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Tento rok sme si kvoli
zriedkavym chorobdm lahli
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74

28 EBRuARY

rarediseaseday.org

Posledny februarovy den je medzinarodnym driom zriedkavych choroéb. Zriedkavé
choroby su chronické, zavazné a zZivot ohrozujice ochorenia, ktoré postihuja nie viac

ako 5 na 10 000 obyvatel’'o

Dennodenne zasahuji do
zivota viac ako 30 milibnov
"'udi v Eur6pe. Na Slovensku
sa odhaduje 300 000 pacien-
tov so zriedkavymi choroba-
mi. Pacienti, ktori nimi trpia,
méavaji obmedzeny pristup
k liecbe, zdravotnej starostli-
vosti a Specializovanym socia-
Inym sluzbam. Pribuzni st
Casto jedini, ktori sa vytrvalo
staraja o svoje milované deti a
sarodencov.

Pacientske organizicie st pre
nich dolezitym partnerom a
zdrojom informacii. ,,Den za
diiom, ruka v ruke“ s pa-
cientmi a ich rodinami riesia
problémy, zvy$uji povedomie
a spolupracuji s odbornik-
mi. Prave rodinam pacientov
so zriedkavymi chorobami
je venovany tohtoro¢ny slo-
gan Dna zriedkavych chorob,
ktory znie: Zijem so zried-
kavou chorobou. Den za
driom, ruka v ruke.

Dria 28. februéara zasiahla svet

vlna solidarity s pacientmi
so zriedkavymi chorobami.
A Slovensko bolo vd’aka Slo-
venskej aliancii zriedkavych
chordb po stvrtykrat jeho ak-
tivnou stcastou. Tento rok
sme na zvySenie povedomia
o zriedkavych chorobach
pripravili zaujimava aktivitu
Celonarodné lezanie zo
solidarity, ktort odstartova-
li v piatok 27. 2. 2015 Marcel s
Juniorom v rannej show Fun
radia. Lezanie bez moznosti
pohybu je velakrat prejavom
zavaznych chor6b a zéaroven

vo svojej bezmocnosti pripo-
mina stav pacienta a jeho bliz-
kych, ktori st ¢asto bezradni
a nevedia sa pohntt z miesta.
Kampan a odborné akti-
vity sprevadzal aj bene-
ficny koncert v historic-
kej radnici mesta Kosice.

Zriedkavo si lahli
aj zamestnanci Sanofi

Sajfa zriedkavo lezi pri
moderovani vo Fun radiu

.

Slovenska
Aliancia
Zriedkavych
Chorobb

Kto chcel sa pridal, kto chce stale
sa moze pridat a podporit Tudi so
zriedkavymi chorobami.

Ako? Lahnite si na znak solidarity
a vyskasajte si, kolko vydrzite le-
zat bez pohnutia. Fotografiu z va-
$ho lezania zdiel'ajte na socialnych
sietach a oznacte ju #zriedkave-
lezanie alebo zaslite na leza-
nie@sazch.sk. Tak ju budeme
mdct Sirit spolu s dokumentaciou
dalsich podporovatelov. Nasi pod-
porovatelia nielen lezali ale tiez
priamo pomohli l'udom so zriedka-
vymi chorobami a to prispevkom
na transparentny ucet Alian-
cie zriedkavych chorob SK37
0900 0000 0050 6414 3521.
ZvySovanim povedomia o zriedka-
vych chorobach sa dokazu zvySovat
moznosti diagnostiky, liecby a sta-
rostlivosti pacientov so zriedkavy-
mi chorobami.

Sazch

Text a foto:

Aliancia ZCH zriedkavo lezi v ,Rozhovoroch
cez polnoc na“ TA3




Miro Jaro$ spieva pre ,Ne“poslusné deticky

BeneficCny koncert pri prilezitosti
Medzinarodného dna zriedkavych choraob

Text: Mgr.
Predseda AKUSSaC, o.z.

Katarina Schiff, Mgr.

Iveta Kozkova

V prvy marcovy den sme sa za nase Ob¢ianske zdruzZe-
nie AKUSSaC (Spolo¢nost pre alkaptontriu Slovensko a
Cesko) zaéastnili na zaujimavom benefi¢nom koncerte
organizovanom pre nas pacientov so zriedkavou choro-

bou.

Pod zaStitou priméatora
mesta KoSice a predsedu
zdravotnickeho vyboru NR
SR MUDr. Richara Rasiho sa
konal vo velkej sale historic-
kej budovy mestskej radni-
ce v KoSiciach. Programom
sprevadzala herecka Gabika
Dzurikova. Gabika je dlho-
ronou  podporovatelkou
DebRA Slovakia a tak sa do-
stala k celej naro¢nej proble-
matike zriedkavych chorob

&

kde okrem epidermolysis
bullosa a alkaptonurie patri
dalsich 6 -8000 tisic chordb
s nizkou frekvenciou vysky-
tu. Koncert avizovala aj v
Telerane. Vystapili na iom
spevacka Katarina Knechto-
va, skupina Nocaden. Naj-
prv vSak deti zabavil Miro
Jaro$ spolu s ujom Cubom.
Takymto spdsobom sa Ko-
Sifania prijemne zabavili a
eSte aj podporili dospelych
a deti so zriedkavymi choro-

Katarina Schiff, primdtor
Kosic Richard Rasi a Bedta
Ramljakova

bami. Deti velmi emotivne
reagovali najméa na vystipe-
nie Mira Jarosa, niekdajsej
hviezdy z relacie o hladani
spevackych talentov. Trvalo
chvilku k§m mu dovolili od-
dist. Aj to len vd'aka tomu, Ze
ho vystriedal ujo Lubo, zna-
my rozpravkar. Deti si tak
mali moZnost zatancovat,
zaspievat rozpravku o tom
ako dedko tahal repku.

Vecerna Cast uz patrila do-

spelym divdkom. Postarali
sa o nu spontdnna kape-
la Nocaden ako aj Katka
Knechtova. Nechybali ani
pesnicky z turné spolu s Ci-
ganskymi diablami.

Vo vstupnej hale mali nav-
Setvnici moznost dozvediet
sa o to o zriedkavych cho-
robach. Ich pozornost putali
tvare hercov z babkového
divadla v Banskej Bystrici,
s modrymi perami. Upo-
zornovali takto na dalsiu zo
zriedkavych chorob, plticnu
artériova hypertenziu.

Deti sa mohli nechat poma-
Tovat na tvar. A aj spolu s ro-
di¢mi si mohli zahrat bocciu.
Néapad usporiadat benefi¢ny
koncert vznikol na pode Slo-
venskej aliancie zriedkavych
chordb, ktord si aj takymto

sposobom  chcela pripo-
menat Medzinirodny den
zriedkavych chorob, pripa-
dajici na 28. februar.
Zriedkavé choroby totiz vo-
bec nie st také zriedkavé,
ako by sa mohlo zdat. Na
niektoré uz medicina nasla
lieky, iné este len ¢akaji na
svoje objavenie. Aj to chcel
benefi¢ny koncert pripome-
nat. Len v Eurbpe zriedka-
vymi chorobami trpi takmer
30 miliénov l'udi a na Slo-
vensku sa toto ¢islo blizi k
300-tisicom.

Vytazok z podujatia bude
pouzity prave pre pacientov

-
so zriedkavymi chorobami,
ktoré su vo vaésine pripadov
genetické. Zatial sa vacSina
z tychto choréb neda vy-
liecit. Tak je to aj v pripade
alkaptontrie (genetické me-
tabolické ochorenie). Prave
v suvislosti s tymto ochore-
nim Slovensko zaznamenava

jedno zvlastne Specifikum —
najvyssi pocet alkaptonurl—
kov Zije prave u nas; eviduje-
me vySe 200 pacientov.

V AKUSSaC nam zalezi na
pomoci pacientom, rovnako
ako na edukécii laickej aj od-
bornej verejnosti, ¢o bolo aj
nasou motivaciou preco prist

Katarina Schiff a NOCADEN,
symbolicky: ,,Pomozte im vyliecit
chorobu ¢iernych kosti.“

osobne podporit benefi¢ny
koncert a aktivity SAZCH.

Gabika Dzurikovd zriedkavo lezi priamo na koncerte



Boccia ako sprievodna akcia OMD
v SR pocCas Beneficného koncertu
v Kosiciach na Eomoc dospelym a detom

so zriedkavou c

orobou

Text: Mgr. Ondrej Bastdk Durdn,Organizdcia muskuldrnych dystrofikov v SR

Sacastou benefiéného koncertu boli aj sprievodné akcie, medzi ktoré patrila aj prezentacia Sportu pre tazko telesne
postihnutych — boccia, ktora pri stanku Organizacie muskularnych dystrofikov v SR (OMD v SR), www.omdvsr.sk,
viedol Ondrej Bastak Duran z firmy BASHTO, www.parahry.sk, spolu s kolegom zo $portového klubu ZOM PreSov,

www.zompresov.sk, Marianom Klim¢om, aktivnym hrac¢om boccie, a d’alsimi kolegami.

V stanku OMD v SR névstev-
nici koncertu mohli najst
rozne informacné materialy
o muskularnej dystrofii
a inych neuromuskularnych
ochoreniach a zakupit si to-
var. Vytazok z predaja bude
pouZity na aktivity zdruZe-
nia. Sport boccia je vhod-
ny aj pre zdravotne znevy-
hodnenych. Radost prinasa
vSetkym generaciam, od deti
az po seniorov.

Prave detski divaci Be-
neficného koncertu sa do
boccie vrhli s velkym nadse-
nim a poteSenim. Pridali sa
skolkari (snad’ aj predskol-
kari), a Skolaci. Vo vstupnej
hale sme vylepili provizorne
tréningové ihrisko o roz-
meroch asi 5x5m, kde si deti
mohli zahadzat boccia
loptami — bud volne ru-
kou, alebo pouzitim boccia
rampy. Najvacsiu pozor-
nost deti venovali prave puas-
faniu si lopti¢iek po boccia
rampe (pozri video) — ide o

Boccia priamo pod dohladom OMD v SR

valovcek, ktory si mozu hra-
¢i natocit do pozadovaného
smeru aj sklonu, tak aby tra-
fili svoju loptu na ciel, teda
o akési ,delo“, ktorym hraci
striel'aja lopticky na ihrisko.
Pri boccia rampe stali deti v
rade, kazdé s plnymi rukami
boccia 16pt a predbiehali sa
kto tie svoje skor pusti.

Deti si zahrali aj zapas v
paroch, kde hadzali lopty
rukou. Vitazi dostali drobné
odmeny. Na stole vedla sa
niektoré z deti pustili do mi-
niboccie — stolovej verzie
boccie, ktora sa hra s mini-
rampami, po ktorych si deti
kotalali mini boccia lopty.

V niektorych momentoch
bolo na ihrisku tolko deti,
7e bolo tazké sledovat ich
pohyb a o samotnej hre sa
hovorit neda — jednoducho
si hadzali lopti¢ky ako
prislo. Bolo vsak jasne vi-
diet, Ze hra s loptickami ich
velmi zaujala a Ze sa dobre
bavia. Boccia lopty st pri-

jemné na dotyk, st z koZe,
makké, akurat do ruky, daja
sa volne hadzaf, kotalaja sa
po podlahe, st farebne rozli-
Sené.

Iopt, ktoré sa snazia dostat
¢o najblizsie k bielej cielovej
lopticke. Klasicka boccia
je urcena pre tazko telesne
postihnutych hracov a od

Aj tato sktsenost s bocciou
pre deti ukazuje, Ze hra mé
v sebe potencial byt atrak-
tivnou pre hracov v det-
skom veku.

Co je to boccia?

Boccia je loptova hra
zaloZzena na principe hadza-
nia 16pt na ciel. Hra¢i maja
6 Cervenych a 6 modrych

roku 1984 je zaradena medzi
paralympijské  discipliny.
Integrovana boccia je ur-
éend pre vsetkych ako zdra-
votne hendikepovanych, ¢i
uz telesne, alebo mentélne -
tak aj zdravych a vdaka svo-
jim kvalitdim — napr. nekla-
die velké naroky na fyzicky
vykon — je dobrym integ-
raénym prvkom, pretoze
ju na rovnakej arovni doka-
zu hrat spolu zdravi hraci

s hendikepovanymi.
Boccia je vhodna aj pre
Tudi so zriedkavymi
chorobami, medzi ktoré
patria mnohé, ktoré pacien-
tov invalidizuji natolko, ze
iné formy Sportu sa pre nich
nedostupné.

Miniboccia



Ako Eurépa podporuje zriedkavé

choroby?

Prehlad eurédpskych aktivit v prospech

zriedkavych choréb

Text: PharmDr. Tatiana Foltdnova, Phd.

Euroépska komisia koordinovane podporuje skvalitnenie organizacie a dostupnosti k prevencii, diagnostike a liecbe
pacientov so zriedkavymi chorobami v celej Eurépskej tinii a teda aj na Slovensku. Touto cestou sa snazi zabezpe-
¢it rovnocenny pristup zdravotnej starostlivosti pre vsetkych pacientov, nezavisle od frekvencie vyskytu choroby. Co
vSetko sa udialo v Eurdpe za poslednych 15 rokov v prospech zriedkavych chorob?

1. Podpora skorej
diagnostiky

Eurépska komisia (EK)
podporovala projekt OR-
PHANET a SPOLOCNE AK-
CIE (JOIN ACTIONS), cez
programy v oblasti zdravia.
Vysledkom je vznik OR-
PHANET databazy, ktora v
sucasnosti  charakterizuje
6000 zriedkavych chorob
a prispela k zvySeniu poctu
online internetovych zdrojov
o zriedkavych chorobéach.
ORPHANET je nastrojom
obrovského vyznamu pre
klinikov, zdravotnikov a
pacientov, ktori patraja po
svojej diagnoze. Je klaco-
vym krokom k dalsim vy-
skumnym a terapeutickym
moznostiam.

EK zriadila Eurépske refe-
rencné siete (ERN). ERN
podporia spolupracu medzi
Clenskymi Statmi v oblas-
ti diagnostiky a lie¢ebnych
moznosti, tak aby zabezpe-
¢ili vysoko Specializovana
zdravotnu starostlivost pre
zriedkavé choroby. Vysled-
kom bude, Ze pacienti buda
mat rychlejSie dostupnu
odbornt  starostlivost  aj
za hranicami svojho Statu.
Zabezpecila tiez zriadenie
narodnych kontaktnych
bodov, kde mo6zu pacienti
ziskat viac informacii o tom
ako ziskat potrebnu starost-

livost, kdekolvek v EU. Na-
rodnym kontaktnym bodom
pre cezhrani¢ni zdravotna
starostlivost je Urad pre
dohl’ad nad zdravotnou
starostlivostou.

Podpora Eurépskeho
vyskumu s cielom
ziskat potrebné
informdcie o
zriedkavych cho-
robdach, a moznos-
tiach ich liecby

S ohladom na spolo¢ny vy-
skum, EK bude pokracovat
vo finan¢nej podpore eu-
ropskeho vyskumu, ktory
vznikol v predchadzajicich
vyskumnych  programoch.
Horizont 2020 pracovny
program pre Zdravie 2015
zahfnia 62 milibnov euro pre
rozvoj novych lieCebnych
met6d na zriedkavé choro-
by. EK tieZz spolufinancuje
ERA NET, v ramci projektu
E-RARE-3, ktory podporuje
spolupracu medzi vedcami
a odbornikmi v jednotli-
vych europskych krajinach.
Zriedkavé choroby st pri-
li§ velkou vyzvou pre jeden
§tat, ¢i jednu oblast. To je
dévodom preco EK spolu s
eur6pskymi a medzinarod-
nymi partnermi iniciovala
vznik  Medzinarodného
vyskumného konzorcia
pre zriedkavé choroby
(IRDiRC). Je to najvicsie
vyskumné konzorcium s cie-

Tom priniest v roku 2020 az
200 novych lieéiv a diagnos-
tickych postupov pre zried-
kavé choroby.

IRDiRC ma v sucasnosti 40
¢lenskych organizacii, zo 4
kontinentov, ktoré spolo¢ne
pracuju na novych lieceb-
nych moznostiach. Clenovia
sa skladaji z platcov, ktori
sa zaviazali preinvestovat v
rdmci vyskumnych projek-
tov minimalne 10 miliénov
dolarov pocas 5 rokov. Me-
dzindrodni partneri zahfna-
ja organizacie z Austrélie,
Kanady, Ciny, JuZnej Korey,
Gruzinska a USA.

Podpora farmaceu-
tickych firiem

Pacienti so zriedkavymi cho-
robami by mali mat rovnaky
pristup k liecbe ako ini pa-
cienti. Vzhladom k tomu a
tiez za acelom podpory vy-
skumu liekov na zriedkavé
choroby, v roku 2000 EU
predstavila novua legislativu
s cielom nastartovat vyskum
liekov na zriedkavé choro-
by. Eurépska smernica
o liekoch na zriedkavé
choroby (EC/141/2000)
zriadila procediru dezigni-
cie liekov na zriedkavé cho-
roby a iniciativy pre vyskum,
marketing a vyvoj liekov na
zriedkavé choroby. Dnes far-
maceuticky priemysel vdaka
orphan dezignécii profitu-
je z redukcie poplatkov, 10
ro¢nej patentovej ochrany
a odbornej asistencie. Vda-
ka tymto aktivitim bolo re-
gistrovanych 112 liekov na
zriedkavé choroby a 1132
lieciv je vo vyvoji.

Zriadenie spoloc-
hej platformy pre
vznik registrov na
zriedkavé choroby
Spolo¢né vyskumné cen-
trum v spolupraci s EK
a Agentirou pre zdravie
a bezpecénost potravin zria-
dili platformu pre registre
zriedkavych choréb. Platfor-
ma ma zabezpelit central-
ny pristup k informaciam
o zriedkavych chorobach,
zvySit dostupnost registrov
ako aj zabezpelit vzajomnu
interoperabilitu jednotlivych
registrov. Dal$im dbleZitym
cielom je zabezpelit po-
rovnatelnost a spolahlivost
v ramci harmonizacie regis-
trov. Cielom je zabezpelit
integraciu informacii pre
epidemiologicky  vyskum
v oblasti zriedkavych chordb,
zabezpecenie kvalitnych
a zmysluplnych klinickych
$tadii s jasne definovany-
mi outcomami. VSetky tieto
aktivity smeruja k zvyseniu
arovne zdravotnej starostli-
vosti o pacientov so zriedka-
vymi chorobami.

Pomoc pacientskym
organizdcidm

V  ramci zdravotnickeho
programu, Eurépska ko-
misia zabezpecila operacny
grant pre Eurdopsku or-
ganizaciu pre zriedkavé
choroby (EURORDIS).
EURORDIS je jednotnym
hlasom 614 pacientskych
organizacii, zdruzujicich
pacientov so zriedkavymi
chorobami v 58 krajinach, je
jednotnym hlasom 30 mili6-
nov l'udi so zriedkavymi cho-



robami v Eur6pe. Financo-
vanie EURORDIS ma za ciel
zvysit kvalitu Zivota l'udi so
zriedkavymi chorobami a to
najmi vdaka zasttpeniu pa-
cientov na eur6pskej Grovni,
v prospech podpory vysku-
mu a vyvoja novych liekov,
zvySovania povedomia, spa-
jania odbornikov a dalsich
aktivit za GcCelom zniZenia
negativneho dopadu zried-
kavych chorob na zivoty pa-
cientov a ich rodin.

Pomoc a podpora
¢lenskych Statov

V roku 2008 EK vypracovala
Spravu o zriedkavych cho-
robach, ktorti nasledovalo
odportcanie c¢lenskym §ta-
tom (2009). Obe mali za ciel
zvysit povedomie o zriedka-
vych chorobach a podporit
eurdpsku spolupracu a ko-
ordinéciu v oblasti zriedka-
vych chor6b. Odportcanie
vyzvalo Clenské staty, aby
do roku 2013 prijali narod-
né plany alebo stratégie pre
zriedkavé choroby a zabez-
pecili tak jednotny pristup
k zdravotnej starostlivos-
ti pre vsetkych pacientov.
Technicky tento program
zabezpecil projekt EURO-
PLAN. V stéasnosti 20 ¢len-
skych statov prijalo narodné
plany a mnohé st blizko toh-
to finalneho kroku.

Zabezpecenie kva-
litnej odbornej
pomoci

Od roku 2009, EK naslicha
radam a odportacaniam od-
bornikov v oblasti zriedka-
vych chorob. Tieto expertné
skupiny tvoria zastupcovia
pacientskych organizacii
a odbornych spolo¢nosti.

V ramci druhého programu
spolo¢nej akcie v oblasti
zdravie (Zdravotny program
2008-2013) bolo podpore-
nych viac ako 30 projektov v
oblasti zriedkavych choréb.
Vdaka tejto aktivite sa zvysi-
la Grroven poznania v oblasti
zriedkavych chor6b pre od-
bornikov ako aj pacientov.
Treti  program  zdravia
(2014-2020) bude dalej
pokracovat v podpore pro-
jektov v oblasti zriedkavych
chorob.

Uvedenie filmu Tedria
vSetkého podporilo Den
zriedkavych chordb 2015

Text: Organizdcia muskuldrnych dystrofikov v SR

Premiéra filmu Zivotopisného pribehu jedného z naj-
vyznamnejSich astrofyzikov sti¢asnosti, Stephena Haw-
kinga prispela k rozsireniu povedomia o zriedkavych

chorobach.

Okrem jeho geniality a vy-
znamnym prinosom v oblasti
teoretickej fyziky, kozmolo-
gie a kvantovej gravitacie je o
Stephenovi Hawkingovi zna-
me, Ze trpi jednym zo zried-
kavych ochoreni — amyo-
trofickou lateralnou sklero-
zou (ALS). Toto ochorenie
mu prvy krat diagnostikovali
v 21 rokoch, pocas Stadia na
Univerzite v Cambridge. Le-
kari mu vtedy urcili progno-
zu 2 rokov zivota. V januéri
tohto roku sa dozil 73 rokov.
Napriek jeho chorobe sa
stale aktivne venuje Stadiu

fyziky, pisaniu a verejnému
Zivotu.

Pri  prilezitosti uvedenia
filmu Teoéria vSetkého sa
spoloénost Barracuda Mo-
vie rozhodla podporit Den
zriedkavych chorob
2015 na Slovensku, ktory
pripada na 28.februér.
Pribeh Stephena Hawkinga
je inSpirdciou pre vsetkych.
Stephen nie je zd’aleka jedi-
nym ¢lovekom so zriedkavou
chorobou, ktory mé vyni-
moc¢né schopnosti. Aj na Slo-
venku Zijd mimoriadni l'udia
s podobnym ochorenim.
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Aj Vase povedomie o zried-
kavych chorobich im po-
maha prekonat kazdodenné
uskalia prameniace z nizkej
frekvencie vyskytu ich cho-
roby.
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Farmaceuticky priemysel sa spojil
v boji proti zriedkavym chorobdm

Text: Anna Michalkova / Seesame

Platforma Orphan zdruzujica vyrobcov liekov na zriedkavé choroby a Asociacia inovativneho farmaceutického prie-
myslu (ATFP) uzavreli Memorandum o spolupraci v oblasti zriedkavych chorob. Vyrobcovia tak zjednotili svoju po-
ziciu a veria, Ze v spolupraci so Slovenskou alianciou zriedkavych choréb (SAZCH) a d’al$imi odbornikmi buda méct
pokraéovat v diskusii o Narodnej stratégii rozvoja zdravotnej starostlivosti o pacientov so zriedkavymi chorobami, jej
realnom napiiiani a implementacii v praxi.

Podla vyrobcov by cielom
mal byt zjednoduSeny pri-
stup k liecbe pre pacientov
ako aj zjednodusenie admi-
nistrativneho procesu pri
schvalovani lie¢by. Vplyv
tychto zmien na rozpocet by
pritom ostal rovnaky, kedze
podla dat EU tvori objem
nékladov na zriedkavé cho-
roby stabilne len 3-4% z cel-
kovych nakladov na lieky.

Na Slovensku Zije priblizne
300-tisic pacientov trpiacich
zriedkavou chorobou. Je to
priblizne tolko Tudi, kolko
je obyvatel'ov Kosic a okoli-
tych obci. Samotn4 diagnos-
tika ochoreni je komplexna.
KedZe zndmych ochoreni je
viac ako 6 000 a ich sympto-
my st v mnohych pripadoch
velmi podobné beznym
ochoreniam, dochéadza casto
k neskorému urceniu diag-
n6z. Ked napokon dojde k
uréeniu spravnej diagnozy,
maji pacienti dalsi prob-
1ém: pristup k novym, ino-
vativnym liekom. Poméct by
mohlo stanovenie indikécie
yzriedkava choroba“, zozna-
mu tychto chor6b a liekov,
ktoré sa pouzivaji na ich
liecbu.

Vyrobcovia povazuja za do-
lezité aj nastavenie krité-
rif cenovej efektivnosti pre
vstup novych liekov na slo-
vensky trh, ktory je momen-
talne stanoveny velmi nizko
oproti redlnym cenam liekov
na zriedkavych chorob. Je
to tak preto, Ze tieto lieky
st urcené iba na obmedzeny
pocet pacientov a vyrobco-
via musia investovat velké
néklady do vyskumu lie-
kov. Vstup novych liekov na
zriedkavé ochorenia na slo-
vensky trh je preto zlozity.
Pocet novych liekov pritom
nie je vysoky a aj napriek
pokracujicemu vyskumu na
vacsinu zriedkavych chorob
neexistuje v sucasnej dobe
adekvatna liecba. Tam, kde
liecba existuje, ide vo vacsi-
ne pripadov o jedina vhodnu
lie¢ebntt moznost s prihliad-
nutim na zdravotny stav pa-
cienta.

Vysledkom je, ze systém
thrad liekov na zriedkavé
choroby sa casto neriadi
standardnou kategoriza-
ciou, ale prostrednictvom
vynimiek spojenych s jedi-
nec¢nostou liekov. Ziadosti o
vynimky vSak proces schva-
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Tovania liekov predlzuji a
¢im dlhsie proces schvalo-
vania liecby trva, tym viac
je pacient v ohrozeni. Zried-
kavé choroby st vo vicsine
pripadoch zavazne ochore-
nia, ktorych nasledkom je
¢asto chronicka invalidita a v
mnohych pripadoch aj smrt.
V zaujme zlepsSenia situcie
st preto potrebné systémo-
vé opatrenia. Medzi tie by
podl'a vyrobcov mohli patrit
znizenie dizky schvalovania
liecby, znizenie administra-
tivy pre lekarov a zavedenie
referenc¢nych centier do pra-
xe tak, aby systém bol funk¢-
nejsi.

Hlavnym cielom vyrobcov
v ramci vzajomnej spolupra-
ce je zlepsit dostupnost liec-
by pre pacientov so zriedka-
vymi chorobami. Budu preto
iniciovat diskusie s odbor-
nou verejnostou s tmyslom
spolo¢ne navrhnat opatre-
nia, ktoré povedd k zjedno-
duseniu procesu schvalo-
vania liecby pre zriedkavé
ochorenia, skrateniu doby
schvalovania liecby a zaro-
ven umoznia pacientom jed-
noduchy pristup k Géinnej
liecbe.

Platforma Orphan je slo-
venska asociacia vyrobcov
liekov na zriedkavé choro-
by, ktorej cielom je prinasat
nové lie¢ebné moznosti a
postupy pre pacientov tr-
piacich zriedkavymi choro-
bami. Medzi hlavné priority
Platformy patri zvySovanie
povedomia o zriedkavych
chorobach a posilnenie po-
stavenia orphan liekov v
zdravotnickom systéme,
spolupraca s pacientskymi
organizaciami, podpora a
spolupraca s centrami ex-
pertiz a zlepSenie diagnos-
tiky a dostupnosti liecby
zriedkavych chordéb cestou
systémovych opatreni.

Asociacia inovativneho far-
maceutického priemyslu
(AIFP) vznikla v novembri
2013 ako néastupnicka aso-
ciacia po zaniku Slovenskej
asocidcie farmaceutickych
spolo¢nosti  orientovanych
na vyskum a vyvoj (SAFS).
Clenské spolo¢nosti AIFP
sa zaviazali pristapit k Etic-
kému kédexu Europskej
federacie farmaceutickych
odvetvi a asociacii (EFPIA),
ktory sa tak stal zakladnym
spojovacim clankom AIFP.
ATFP, ktoré je jedinym nosi-
telom EFPIA na Slovensku,
momentalne zdruzuje 26
farmaceutickych spoloc¢nos-
ti.
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