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Szanowny Pan
Minister Zdrowia |
Dr Adam Niedzielski

Szanowny Panie Ministrze,

£ duzym optymizmem i nadziejg jak Polskie Towarzystwo Neurologéw Dziecigcych przyjeliSmy
informacje nt. pozytywnej oceny Komisji Przejrzysto$ci oraz prezesa AOTMIT w tak waznym dla
nas Klinicystow i Srodowiska SMA temacie, jakim jest wprowadzenie wczesnej diagnostyki SMA
w ramach przesiewu noworodkéw w Polsce.

Zarowno dane z badar klinicznych, rejestréw, jak i polskie do$wiadczenia, wskazujg
na mozliwosci osiagnigcia znacznie lepszych wynikéw leczenia u pacjentbw na
najwczesniejszych etapach choroby. Szczegdlnie w przypadku ostrych postaci SMA, jezeli
terapie modyfikujgce zostang wigczone przed wystgpieniem objawéw.

Zycie pacjentéw cierpigcych na SMA w Polsce w ostatnich kilku latach ulega istotnéj Zmianie.
Dzigki pozytywnej decyzji Ministerstwa Zdrowia o kontynuacji leczenia w ramach programu
lekowego, pacjenci majg dostep do leczenia zmieniajacego naturalny przebieg choroby. Jako
srodowisko medyczne zwracamy sie z prosbg o ujecie terapii genowej w wykazie technologii
lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci w ramach funduszu medycznego.



W chwili obecnej sytuacja terapii genowej w Polsce jest nieuregulowana. Wskazujemy na istote
zapewnienia pacjentom chorujgcym na SMA dostepu do terapii genowej oraz wypracowania
miejsca terapii genowej w praktyce klinicznej, w warunkach istniejgcego i przysztego programu
lekowego. ChcielibySmy zwrécié uwage na konieczno$é stworzenia mechanizmoéw

umozliwiajgcych dtugoterminowg ocene bezpieczeristwa i skuteczno$ci wysoce innowacyjnej
technologii stosowanej raz w zyciu.

Biorgc powyzsze pod uwage, deklarujemy naszg ciggta gotowo$é do spotkan, w celu oméwienia
optymalnej Sciezki wdrozenia programu przesiewowego noworodkéw w kierunku SMA, jak
| dostepu do terapii genowej w ramach Funduszu Medycznego.

Z wyrazami szacunku

~ CAu m.b

| v‘Lv
Prof. M_;aria Mazurkiewicz-Betdzirfiska Prof. Anna Kostera —Prusiczyk
Przewodniczaca ZG PTND Wiceprzewodniczgca ZG PTND

\
\\

Gdansk, Warszawa, 24.02.2021 r



