
Newsletter pre zriedkavé choroby

Text a foto: Sazch

1/2015  štvrtročník  4.ročník

Tento rok sme si kvôli 
zriedkavým chorobám lahli 

Dennodenne zasahujú do 
života viac ako 30 miliónov 
ľudí v Európe. Na Slovensku 
sa odhaduje 300 000 pacien-
tov so zriedkavými choroba-
mi. Pacienti, ktorí nimi trpia, 
mávajú obmedzený prístup 
k liečbe, zdravotnej starostli-
vosti a špecializovaným sociá- 
lnym službám. Príbuzní sú 
často jediní, ktorí sa vytrvalo 
starajú o svoje milované deti a 
súrodencov. 
Pacientske organizácie sú pre 
nich dôležitým partnerom a 
zdrojom informácií. „Deň za 
dňom, ruka v ruke“ s pa-
cientmi a ich rodinami riešia 
problémy, zvyšujú povedomie 
a spolupracujú s odborník-
mi. Práve rodinám pacientov 
so zriedkavými chorobami 
je venovaný tohtoročný slo-
gan Dňa zriedkavých chorôb, 
ktorý znie: Žijem so zried-
kavou chorobou. Deň za 
dňom, ruka v ruke. 
Dňa 28. februára zasiahla svet 

vlna solidarity s pacientmi 
so zriedkavými chorobami. 
A Slovensko bolo vďaka Slo-
venskej aliancii zriedkavých 
chorôb po štvrtýkrát jeho ak-
tívnou súčasťou. Tento rok 
sme na zvýšenie povedomia 
o zriedkavých chorobách 
pripravili zaujímavú aktivitu 
Celonárodné ležanie zo 
solidarity, ktorú odštartova-
li v piatok 27. 2. 2015 Marcel s 
Juniorom v rannej show Fun 
rádia. Ležanie bez možnosti 
pohybu je veľakrát prejavom 
závažných chorôb a zároveň 

vo svojej bezmocnosti pripo-
mína stav pacienta a jeho blíz-
kych, ktorí sú často bezradní 
a nevedia sa pohnúť z miesta. 
Kampaň a odborné akti-
vity sprevádzal aj bene-
fičný koncert v historic-
kej radnici mesta Košice. 

Posledný februárový deň je medzinárodným dňom zriedkavých chorôb. Zriedkavé 
choroby sú chronické, závažné a život ohrozujúce ochorenia, ktoré postihujú nie viac 
ako 5 na 10 000 obyvateľov.

#zriedkavelezanie
Kto chcel sa pridal, kto chce stále 
sa môže pridať a podporiť ľudí so 
zriedkavými chorobami.
Ako? Ľahnite si na znak solidarity 
a vyskúšajte si, koľko vydržíte le-
žať bez pohnutia. Fotografiu z vá-
šho ležania zdieľajte na sociálnych 
sieťach a označte ju #zriedkave-
lezanie alebo zaslite na leza-
nie@sazch.sk. Tak ju budeme 
môcť šíriť spolu s dokumentáciou 
ďalších podporovateľov. Naši pod-
porovatelia nielen ležali ale tiež 
priamo pomohli ľuďom so zriedka-
vými chorobami a to príspevkom 
na  transparentný účet Alian-
cie zriedkavých chorôb SK37 
0900 0000 0050 6414 3521. 
Zvyšovaním povedomia o zriedka-
vých chorobách sa dokážu zvyšovať 
možnosti diagnostiky, liečby a sta-
rostlivosti pacientov so zriedkavý-
mi chorobami.
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Aliancia ZCH zriedkavo leží v „Rozhovoroch  
cez polnoc na“ TA3
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 Pod záštitou primátora 
mesta Košice a predsedu 
zdravotníckeho výboru NR 
SR MUDr. Richara Rašiho sa 
konal vo veľkej sále historic-
kej budovy mestskej radni-
ce v Košiciach. Programom 
sprevádzala herečka Gabika 
Dzuriková. Gabika je dlho-
ročnou podporovateľkou 
DebRA Slovakia a tak sa do-
stala k celej náročnej proble-
matike zriedkavých chorôb 

kde okrem epidermolysis 
bullosa a alkaptonúrie patrí 
ďalších 6 -8000 tisíc chorôb 
s nízkou frekvenciou výsky-
tu. Koncert avizovala aj v 
Teleráne. Vystúpili na ňom 
speváčka Katarína Knechto-
vá, skupina Nocadeň. Naj-
prv však deti zabavil Miro 
Jaroš spolu s ujom Ľubom. 
Takýmto spôsobom sa Ko-
šičania príjemne zabavili a 
ešte aj podporili dospelých 
a deti so zriedkavými choro-

bami. Deti veľmi emotívne 
reagovali najmä na vystúpe-
nie Mira Jaroša, niekdajšej 
hviezdy z relácie o hľadaní 
speváckych talentov. Trvalo 
chvíľku kým mu dovolili od-
dísť. Aj to len vďaka tomu, že 
ho vystriedal ujo Ľubo, zná-
my rozprávkár. Deti si tak 
mali možnosť zatancovať, 
zaspievať rozprávku o tom 
ako dedko ťahal repku. 
Večerná časť už patrila do-

spôsobom chcela pripo-
menúť Medzinárodný deň 
zriedkavých chorôb, pripa-
dajúci na 28. február. 
Zriedkavé choroby totiž vô-
bec nie sú také zriedkavé, 
ako by sa mohlo zdať. Na 
niektoré už medicína našla 
lieky, iné ešte len čakajú na 
svoje objavenie. Aj to chcel 
benefičný koncert pripome-
núť. Len v Európe zriedka-
vými chorobami trpí takmer 
30 miliónov ľudí a na Slo-
vensku sa toto číslo blíži k 
300-tisícom. 

Výťažok z podujatia bude 
použitý práve pre pacientov 

Benefičný koncert pri príležitosti 
Medzinárodného dna zriedkavých chorôb
Text: Mgr. Katarína Schiff, Mgr. Iveta Kožková   
Predseda AKUSSaC, o.z.

V prvý marcový deň sme sa za naše Občianske združe-
nie AKUSSaC (Spoločnosť pre alkaptonúriu Slovensko a 
Česko) zúčastnili na zaujímavom benefičnom koncerte 
organizovanom pre nás pacientov so zriedkavou choro-
bou.

spelým divákom. Postarali 
sa o ňu spontánna kape-
la Nocadeň ako aj Katka 
Knechtová. Nechýbali ani 
pesničky z turné spolu s Ci-
gánskymi diablami. 
Vo vstupnej hale mali náv-
šetvníci možnosť dozvedieť 
sa čo to o zriedkavých cho-
robách. Ich pozornosť pútali 
tváre hercov z bábkového 
divadla v Banskej Bystrici, 
s modrými perami. Upo-
zorňovali takto na ďalšiu zo 
zriedkavých chorôb, pľúcnu 
artériovú hypertenziu. 
Deti sa mohli nechať poma-
ľovať na tvár. A aj spolu s ro-
dičmi si mohli zahrať bocciu.
Nápad usporiadať benefičný 
koncert vznikol na pôde Slo-
venskej aliancie zriedkavých 
chorôb, ktorá si aj takýmto 

so zriedkavými chorobami, 
ktoré sú vo väčšine prípadov 
genetické.  Zatiaľ sa väčšina 
z týchto chorôb nedá vy-
liečiť. Tak je to aj v prípade 
alkaptonúrie (genetické me-
tabolické ochorenie). Práve 
v súvislosti s týmto ochore-
ním Slovensko zaznamenáva 

jedno zvláštne špecifikum – 
najvyšší počet alkaptonuri-
kov žije práve u nás; eviduje-
me vyše 200 pacientov. 
V AKUSSaC nám záleží na 
pomoci pacientom, rovnako 
ako na edukácii laickej aj od-
bornej verejnosti, čo bolo aj 
našou motiváciou prečo prísť 

osobne podporiť benefičný 
koncert a aktivity SAZCH. 
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Gabika Dzúriková zriedkavo leží priamo na koncerteKatarína Schiff, primátor 
Košíc Richard Raši a Beáta
Ramljaková

Katarína Schiff a NOCADEN,  
symbolicky: „Pomôžte im vyliečit 
chorobu čiernych kostí.“
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V stánku OMD v SR návštev-
níci koncertu mohli nájsť 
rôzne informačné materiály 
o muskulárnej dystrofii 
a iných neuromuskulárnych 
ochoreniach a zakúpiť si to-
var. Výťažok z predaja bude 
použitý na aktivity združe-
nia. Šport boccia je vhod-
ný  aj pre zdravotne znevý-
hodnených. Radosť prináša 
všetkým generáciám, od detí 
až po seniorov.
Práve detskí diváci Be-
nefičného koncertu sa do 
boccie vrhli s veľkým nadše-
ním a potešením. Pridali sa 
škôlkari (snáď aj predškôl-
kari), a školáci. Vo vstupnej 
hale sme vylepili provizórne 
tréningové ihrisko o roz-
meroch asi 5x5m, kde si deti 
mohli zahádzať boccia 
loptami – buď voľne ru-
kou, alebo použitím boccia 
rampy. Najväčšiu pozor-
nosť deti venovali práve púš-
ťaniu si loptičiek po boccia 
rampe (pozri video) – ide o 

válovček, ktorý si môžu hrá-
či natočiť do požadovaného 
smeru aj sklonu, tak aby tra-
fili svoju loptu na cieľ, teda 
o akési „delo“, ktorým hráči 
strieľajú loptičky na ihrisko. 
Pri boccia rampe stáli deti v 
rade, každé s plnými rukami 
boccia lôpt a predbiehali sa 
kto tie svoje skôr pustí.
Deti si zahrali aj zápas v 
pároch, kde hádzali lopty 
rukou. Víťazi dostali drobné 
odmeny. Na stole vedľa sa 
niektoré z detí pustili do mi-
niboccie – stolovej verzie 
boccie, ktorá sa hrá s mini-
rampami, po ktorých si deti 
kotúľali mini boccia lopty.
V niektorých momentoch 
bolo na ihrisku toľko detí, 
že bolo ťažké sledovať ich 
pohyb a o samotnej hre sa 
hovoriť nedá – jednoducho 
si hádzali loptičky ako 
prišlo. Bolo však jasne vi-
dieť, že hra s loptičkami ich 
veľmi zaujala a že sa dobre 
bavia. Boccia lopty sú prí-

jemné na dotyk, sú z kože, 
mäkké, akurát do ruky, dajú 
sa voľne hádzať, kotúľajú sa 
po podlahe, sú farebne rozlí-
šené.

Boccia ako sprievodná akcia OMD  
v SR počas Benefičného koncertu  
v Košiciach na pomoc dospelým a detom 
so zriedkavou chorobou
Text: Mgr. Ondrej Bašták Durán,Organizácia muskulárnych dystrofikov v SR

Súčasťou benefičného koncertu boli aj sprievodné akcie, medzi ktoré patrila aj prezentácia športu pre ťažko telesne 
postihnutých – boccia, ktorú pri stánku Organizácie muskulárnych dystrofikov v SR (OMD v SR), www.omdvsr.sk, 
viedol Ondrej Bašták Ďurán z firmy BASHTO, www.parahry.sk, spolu s kolegom zo športového klubu ZOM Prešov, 
www.zompresov.sk, Mariánom Klimčom, aktívnym hráčom boccie, a ďalšími kolegami.

Aj táto skúsenosť s bocciou 
pre deti ukazuje, že hra má 
v sebe potenciál byť atrak-
tívnou pre hráčov v det-
skom veku.

Čo je to boccia?
Boccia je loptová hra 
založená na princípe hádza-
nia lôpt na cieľ. Hráči majú 
6 červených a 6 modrých 

lôpt, ktoré sa snažia dostať 
čo najbližšie k bielej cieľovej 
loptičke. Klasická boccia 
je určená pre ťažko telesne 
postihnutých hráčov a od 

roku 1984 je zaradená medzi 
paralympijské disciplíny. 
Integrovaná boccia je ur-
čená pre všetkých ako zdra-
votne hendikepovaných, či 
už telesne, alebo mentálne - 
tak aj zdravých a vďaka svo-
jim kvalitám – napr. nekla-
die veľké nároky na fyzický 
výkon – je dobrým integ-
račným prvkom, pretože 
ju na rovnakej úrovni doká-
žu hrať spolu zdraví hráči 
s hendikepovanými.
Boccia je vhodná aj pre 
ľudí so zriedkavými 
chorobami, medzi ktoré 
patria mnohé, ktoré pacien-
tov invalidizujú natoľko, že 
iné formy športu sú pre nich 
nedostupné.
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Gabika Dzúriková zriedkavo leží priamo na koncerte

Katarína Schiff a NOCADEN,  
symbolicky: „Pomôžte im vyliečit 
chorobu čiernych kostí.“

Boccia priamo pod dohladom OMD v SR
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livosť, kdekoľvek v EÚ. Ná-
rodným kontaktným bodom 
pre cezhraničnú zdravotnú 
starostlivosť je Úrad pre 
dohľad nad zdravotnou 
starostlivosťou.

Podpora Európskeho 
výskumu s cielom 
získat potrebné 
informácie o 
zriedkavých cho-
robách, a možnos-
tiach ich liečby

S ohľadom na spoločný vý-
skum, EK bude pokračovať 
vo finančnej podpore eu-
rópskeho výskumu, ktorý 
vznikol v predchádzajúcich 
výskumných programoch. 
Horizont 2020 pracovný 
program pre Zdravie 2015 
zahŕňa 62 miliónov euro pre 
rozvoj nových liečebných 
metód na zriedkavé choro-
by. EK tiež spolufinancuje 
ERA NET, v rámci projektu 
E-RARE-3, ktorý podporuje 
spoluprácu medzi vedcami 
a odborníkmi v jednotli-
vých európskych krajinách. 
Zriedkavé choroby sú prí-
liš veľkou výzvou pre jeden 
štát, či jednu oblasť. To je 
dôvodom prečo EK spolu s 
európskymi a medzinárod-
nými partnermi iniciovala 
vznik Medzinárodného 
výskumného konzorcia 
pre zriedkavé choroby 
(IRDiRC). Je to najväčšie 
výskumné konzorcium s cie-

1. Podpora skorej  
diagnostiky

Európska komisia (EK) 
podporovala projekt OR-
PHANET a SPOLOČNÉ AK-
CIE (JOIN ACTIONS), cez 
programy v oblasti zdravia. 
Výsledkom je vznik OR-
PHANET databázy, ktorá v 
súčasnosti charakterizuje 
6000 zriedkavých chorôb 
a prispela k zvýšeniu počtu 
online internetových zdrojov 
o zriedkavých chorobách. 
ORPHANET je nástrojom 
obrovského významu pre 
klinikov, zdravotníkov a 
pacientov, ktorí pátrajú po 
svojej diagnóze. Je kľúčo-
vým krokom k ďalším vý-
skumným a terapeutickým 
možnostiam. 
EK zriadila Európske refe-
renčné siete (ERN). ERN 
podporia spoluprácu medzi 
členskými štátmi v oblas-
ti diagnostiky a liečebných 
možností, tak aby zabezpe-
čili vysoko špecializovanú 
zdravotnú starostlivosť pre 
zriedkavé choroby. Výsled-
kom bude, že pacienti budú 
mať rýchlejšie dostupnú 
odbornú starostlivosť aj 
za hranicami svojho štátu. 
Zabezpečila tiež zriadenie 
národných kontaktných 
bodov, kde môžu pacienti 
získať viac informácií o tom 
ako získať potrebnú starost-

ľom priniesť v roku 2020 až 
200 nových liečiv a diagnos-
tických postupov pre zried-
kavé choroby. 
IRDiRC má v súčasnosti 40 
členských organizácií, zo 4 
kontinentov, ktoré spoločne 
pracujú na nových liečeb-
ných možnostiach. Členovia 
sa skladajú z platcov, ktorí 
sa zaviazali preinvestovať v 
rámci výskumných projek-
tov minimálne 10 miliónov 
dolárov počas 5 rokov. Me-
dzinárodní partneri zahŕňa-
jú organizácie z Austrálie, 
Kanady, Číny, Južnej Kórey, 
Gruzínska a USA.

Podpora farmaceu- 
tických firiem

Pacienti so zriedkavými cho-
robami by mali mať rovnaký 
prístup k liečbe ako iní pa-
cienti. Vzhľadom k tomu a 
tiež za účelom podpory vý-
skumu liekov na zriedkavé 
choroby, v roku 2000 EÚ 
predstavila novú legislatívu 
s cieľom naštartovať výskum 
liekov na zriedkavé choro-
by. Európska smernica 
o liekoch na zriedkavé 
choroby (EC/141/2000) 
zriadila procedúru dezigná-
cie liekov na zriedkavé cho-
roby a iniciatívy pre výskum, 
marketing a vývoj liekov na 
zriedkavé choroby. Dnes far-
maceutický priemysel vďaka 
orphan dezignácii profitu-
je z redukcie poplatkov, 10 
ročnej patentovej ochrany 
a odbornej asistencie. Vďa-
ka týmto aktivitám bolo re-
gistrovaných 112 liekov na 
zriedkavé choroby a 1132 
liečiv je vo vývoji.

Zriadenie spoloč-
nej platformy pre 
vznik registrov na 
zriedkavé choroby
Spoločné výskumné cen-
trum v spolupráci s EK  
a Agentúrou pre zdravie  
a bezpečnosť potravín zria-
dili platformu pre registre 
zriedkavých chorôb. Platfor-
ma má zabezpečiť centrál-
ny prístup k informáciám  
o zriedkavých chorobách, 
zvýšiť dostupnosť registrov 
ako aj zabezpečiť vzájomnú 
interoperabilitu jednotlivých 
registrov. Ďalším dôležitým 
cieľom je zabezpečiť po-
rovnateľnosť a spoľahlivosť  
v rámci harmonizácie regis-
trov. Cieľom je zabezpečiť 
integráciu informácií pre 
epidemiologický výskum  
v oblasti zriedkavých chorôb, 
zabezpečenie kvalitných  
a zmysluplných klinických 
štúdií s jasne definovaný-
mi outcomami. Všetky tieto 
aktivity smerujú k zvýšeniu 
úrovne zdravotnej starostli-
vosti o pacientov so zriedka-
vými chorobami.

Pomoc pacientskym 
organizáciám

V rámci zdravotníckeho 
programu, Európska ko-
misia zabezpečila operačný 
grant pre Európsku or-
ganizáciu pre zriedkavé 
choroby (EURORDIS). 
EURORDIS je jednotným 
hlasom 614 pacientskych 
organizácií, združujúcich 
pacientov so zriedkavými 
chorobami v 58 krajinách, je 
jednotným hlasom 30 milió-
nov ľudí so zriedkavými cho-

Ako Európa podporuje zriedkavé 
choroby?
Prehlad európskych aktivít v prospech 
zriedkavých chorôb
Text: PharmDr. Tatiana Foltánová, Phd.

Európska komisia koordinovane podporuje skvalitnenie organizácie a dostupnosti k prevencii, diagnostike a liečbe 
pacientov so zriedkavými chorobami v celej Európskej únii a teda aj na Slovensku. Touto cestou sa snaží zabezpe-
čiť rovnocenný prístup zdravotnej starostlivosti pre všetkých pacientov, nezávisle od frekvencie výskytu choroby. Čo 
všetko sa udialo v Európe za posledných 15 rokov v prospech zriedkavých chorôb?

Health

EUROPEAN RARE DISEASES DAY: 
TOP FACTS ON EU ACTION 

… SUPPORTING ACTIONS FOR AN EARLY DIAGNOSIS

A disease or disorder is defined as rare in the EU when 
it affects less than five in every 10 000 citizens. Yet, 
because there are so many different rare diseases – 
between 6 000 and 8 000 – taken together they affect 
a significant share of the population. Between 30 and 
40 million people in the EU, many of whom are children, 
suffer from rare diseases. Most rare diseases have 
genetic origins while others are the result of infections, 
allergies and environmental causes. They are usually 
chronically debilitating or even life-threatening. 
The impact of such diseases on sufferers, their 

families and carers is substantial and patients often 
go undiagnosed due to lack of scientific and medical 
knowledge or to difficulty in accessing expertise. The 
fragmentation of knowledge about rare diseases and 
the small numbers of patients affected by a single 
disease makes it indispensable to work across borders. 
At the European Commission we take an integrated 
approach to further improve the access and equity 
to prevention, diagnosis and treatment for patients 
suffering from a rare disease throughout the European 
Union. We do this by:

One of the greatest challenges for sufferers of rare 
diseases and their families is getting a timely and 
correct diagnosis. This is an essential first step before 
treatment options can be explored. Commission action 
helps in several ways.
Firstly, the Commission has supported the ORPHANET 
project and Joint Action through its Health Programme. 
This has resulted in the ORPHANET database which, to 
date, lists the descriptions of almost 6000 rare diseases, 
and has grown into the number one online source of 
information on rare diseases worldwide. This tool is an 
invaluable resource for clinicians, health professionals 
and patients seeking a diagnosis.

The Commission is also well advanced in the 
establishment of European Reference Networks 
(ERNs), foreseen in the Directive on Patients’ Rights 
in Cross-border Healthcare. These ERNs will facilitate 
cooperation between Member States in the development 
of diagnosis and treatment capacity to provide highly 
specialised healthcare for rare or low prevalence 
complex diseases or conditions. As a result, patients will 
have easier access to expertise on rare diseases beyond 
their national border. The Directive also sets up national 
contact points where patients can receive information 
on where to find the most appropriate treatment for 
their disease, anywhere across the EU. 
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Okrem jeho geniality a vý-
znamným prínosom v oblasti 
teoretickej fyziky, kozmoló-
gie a kvantovej gravitácie je o 
Stephenovi Hawkingovi zná-
me, že trpí jedným zo zried-
kavých ochorení – amyo- 
trofickou laterálnou skleró-
zou (ALS). Toto ochorenie 
mu prvý krát diagnostikovali 
v 21 rokoch, počas štúdia na 
Univerzite v Cambridge. Le-
kári mu vtedy určili prognó-
zu 2 rokov života. V januári 
tohto roku sa dožil 73 rokov.  
Napriek jeho chorobe sa 
stále aktívne venuje štúdiu 

fyziky, písaniu a verejnému 
životu.  
Pri príležitosti uvedenia 
filmu Teória všetkého sa 
spoločnosť Barracuda Mo-
vie rozhodla podporiť Deň 
zriedkavých chorôb 
2015 na Slovensku, ktorý 
pripadá na 28.február. 
Príbeh Stephena Hawkinga 
je inšpiráciou pre všetkých. 
Stephen nie je zďaleka jedi-
ným človekom so zriedkavou 
chorobou, ktorý má výni-
močné schopnosti. Aj na Slo-
venku žijú mimoriadni ľudia 
s podobným ochorením.  

Uvedenie filmu Teória 
všetkého podporilo Den 
zriedkavých chorôb 2015
Text: Organizácia muskulárnych dystrofikov v SR

Premiéra filmu životopisného príbehu jedného z naj-
významnejších astrofyzikov súčasnosti, Stephena Haw-
kinga prispela k rozšíreniu povedomia o zriedkavých 
chorobách. 

Aj Vaše povedomie o zried-
kavých chorobách im po-
máha prekonať každodenné 
úskalia prameniace z nízkej 
frekvencie výskytu ich cho-
roby.
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robami v Európe. Financo-
vanie EURORDIS má za cieľ 
zvýšiť kvalitu života ľudí so 
zriedkavými chorobami a to 
najmä vďaka zastúpeniu pa-
cientov na európskej úrovni, 
v prospech podpory výsku-
mu a vývoja nových liekov, 
zvyšovania povedomia, spá-
jania odborníkov a ďalších 
aktivít za účelom zníženia 
negatívneho dopadu zried-
kavých chorôb na životy pa-
cientov a ich rodín.

Pomoc a podpora 
členských štátov

V roku 2008 EK vypracovala 
Správu o zriedkavých cho-
robách, ktorú nasledovalo 
odporúčanie členským štá-
tom (2009). Obe mali za cieľ 
zvýšiť povedomie o zriedka-
vých chorobách a podporiť 
európsku spoluprácu a ko-
ordináciu  v oblasti zriedka-
vých chorôb. Odporúčanie 
vyzvalo členské štáty, aby 
do roku 2013 prijali národ-
né plány alebo stratégie pre 
zriedkavé choroby a zabez-
pečili tak jednotný prístup  
k zdravotnej starostlivos-
ti pre všetkých pacientov. 
Technicky tento program 
zabezpečil projekt EURO-
PLAN. V súčasnosti 20 člen-
ských štátov prijalo národné 
plány a mnohé sú blízko toh-
to finálneho kroku.

Zabezpečenie kva-
litnej odbornej 
pomoci

Od roku 2009, EK naslúcha 
radám a odporúčaniam od-
borníkov v oblasti zriedka-
vých chorôb. Tieto expertné 
skupiny tvoria zástupcovia 
pacientskych organizácií  
a odborných spoločností. 
V rámci druhého programu 
spoločnej akcie v oblasti 
zdravie (Zdravotný program 
2008-2013) bolo podpore-
ných viac ako 30 projektov v 
oblasti zriedkavých chorôb. 
Vďaka tejto aktivite sa zvýši-
la úroveň poznania v oblasti 
zriedkavých chorôb pre od-
borníkov ako aj pacientov.
Tretí program zdravia 
(2014-2020) bude ďalej 
pokračovať v podpore pro-
jektov v oblasti zriedkavých 
chorôb.

ˇ



Výrobcovia považujú za dô-
ležité aj nastavenie krité-
rií cenovej efektívnosti pre 
vstup nových liekov na slo-
venský trh, ktorý je momen-
tálne stanovený veľmi nízko 
oproti reálnym cenám liekov 
na zriedkavých chorôb. Je 
to tak preto, že tieto lieky 
sú určené iba na obmedzený 
počet pacientov a výrobco-
via musia investovať veľké 
náklady do výskumu lie-
kov. Vstup nových liekov na 
zriedkavé ochorenia na slo-
venský trh je preto zložitý. 
Počet nových liekov pritom 
nie je vysoký a aj napriek 
pokračujúcemu výskumu na 
väčšinu zriedkavých chorôb 
neexistuje v súčasnej dobe 
adekvátna liečba. Tam, kde 
liečba existuje, ide vo väčši-
ne prípadov o jedinú vhodnú 
liečebnú možnosť s prihliad-
nutím na zdravotný stav pa-
cienta. 

Výsledkom je, že systém 
úhrad liekov na zriedkavé 
choroby sa často neriadi 
štandardnou kategorizá-
ciou, ale prostredníctvom 
výnimiek spojených s jedi-
nečnosťou liekov. Žiadosti o 
výnimky však proces schva-

Podľa výrobcov by cieľom 
mal byť zjednodušený prí-
stup k liečbe pre pacientov 
ako aj zjednodušenie admi-
nistratívneho procesu pri 
schvaľovaní liečby. Vplyv 
týchto zmien na rozpočet by 
pritom ostal rovnaký, keďže 
podľa dát EÚ tvorí objem 
nákladov na zriedkavé cho-
roby stabilne len 3-4% z cel-
kových nákladov na lieky.

Na Slovensku žije približne 
300-tisíc pacientov trpiacich 
zriedkavou chorobou. Je to 
približne toľko ľudí, koľko 
je obyvateľov Košíc a okoli-
tých obcí. Samotná diagnos-
tika ochorení je komplexná. 
Keďže známych ochorení je 
viac ako 6 000 a ich symptó-
my sú v mnohých prípadoch 
veľmi podobné bežným 
ochoreniam, dochádza často 
k neskorému určeniu diag-
nóz. Keď napokon dôjde k 
určeniu správnej diagnózy, 
majú pacienti ďalší prob-
lém: prístup k novým, ino-
vatívnym liekom. Pomôcť by 
mohlo stanovenie indikácie 
„zriedkavá choroba“, zozna-
mu týchto chorôb a liekov, 
ktoré sa používajú na ich 
liečbu. 

ľovania liekov predlžujú a 
čím dlhšie proces schvaľo-
vania liečby trvá, tým viac 
je pacient v ohrození. Zried-
kavé choroby sú vo väčšine 
prípadoch závažne ochore-
nia, ktorých následkom je 
často chronická invalidita a v 
mnohých prípadoch aj smrť. 
V záujme zlepšenia situácie 
sú preto potrebné systémo-
vé opatrenia. Medzi tie by 
podľa výrobcov mohli patriť 
zníženie dĺžky schvaľovania 
liečby, zníženie administra-
tívy pre lekárov a zavedenie 
referenčných centier do pra-
xe tak, aby systém bol funkč-
nejší. 

Hlavným cieľom výrobcov  
v rámci vzájomnej spoluprá-
ce je zlepšiť dostupnosť lieč-
by pre pacientov so zriedka-
vými chorobami. Budú preto 
iniciovať diskusie s odbor-
nou verejnosťou s úmyslom 
spoločne navrhnúť opatre-
nia, ktoré povedú k zjedno-
dušeniu procesu schvaľo-
vania liečby pre zriedkavé 
ochorenia, skráteniu doby 
schvaľovania liečby a záro-
veň umožnia pacientom jed-
noduchý prístup k účinnej 
liečbe.

Platforma Orphan je slo-
venská asociácia výrobcov 
liekov na zriedkavé choro-
by, ktorej cieľom je prinášať 
nové liečebné možnosti a 
postupy pre pacientov tr-
piacich zriedkavými choro-
bami. Medzi hlavné priority 
Platformy patrí zvyšovanie 
povedomia o zriedkavých 
chorobách a posilnenie po-
stavenia orphan liekov v 
zdravotníckom systéme, 
spolupráca s pacientskymi 
organizáciami, podpora a 
spolupráca s centrami ex-
pertíz a zlepšenie diagnos-
tiky a dostupnosti liečby 
zriedkavých chorôb cestou 
systémových opatrení.

Asociácia inovatívneho far-
maceutického priemyslu 
(AIFP) vznikla v novembri 
2013 ako nástupnícka aso-
ciácia po zániku Slovenskej 
asociácie farmaceutických 
spoločností orientovaných 
na výskum a vývoj (SAFS). 
Členské spoločnosti AIFP 
sa zaviazali pristúpiť k Etic-
kému kódexu Európskej 
federácie farmaceutických 
odvetví a asociácií (EFPIA), 
ktorý sa tak stal základným 
spojovacím článkom AIFP. 
AIFP, ktorá je jediným nosi-
teľom EFPIA na Slovensku, 
momentálne združuje 26 
farmaceutických spoločnos-
tí. 

Farmaceutický priemysel sa spojil 
v boji proti zriedkavým chorobám
Text: Anna Michalková / Seesame

Platforma Orphan združujúca výrobcov liekov na zriedkavé choroby a Asociácia inovatívneho farmaceutického prie-
myslu (AIFP) uzavreli Memorandum o spolupráci v oblasti zriedkavých chorôb. Výrobcovia tak zjednotili svoju po-
zíciu a veria, že v spolupráci so Slovenskou alianciou zriedkavých chorôb (SAZCH) a ďalšími odborníkmi budú môcť 
pokračovať v diskusii o Národnej stratégií rozvoja zdravotnej starostlivosti o pacientov so zriedkavými chorobami, jej 
reálnom napĺňaní a implementácií v praxi.
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