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Ministerstvo zdravotnictvi schvalilo ihradu lécivého pripravku SPINRAZA k 1écbé spinalni
svalové atrofie z prostredku verejného zdravotniho pojisténi. Jde o vysledek historicky
prvniho zasedani Poradniho organu ministra zdravotnictvi pro ihradu léc¢iv urcenych k
1écbé vzacnych onemocnéni, jehoz Cleny jsou zastupci statu, zdravotnich pojistoven,
odbornych spolecnosti a pacientskych organizaci.

Inovativni kauzalni 1é¢ba pacientim se spinalni svalovou atrofii prinasi zlepSeni kvality Zivota a
zasadné dopliiuje souCasnou multioborovou symptomatickou péci, kterd je pro pacienty a jejich
rodiny/pecovatele extrémné narocna. SPINRAZA s 1écivou latkou nusinersen je aktualné jednim ze
tr1 v Evropské unii registrovanych kauzalnich 1é¢ivych pripravka pro diagnézu spinalni svalové
atrofie.

~Nejenom z pozice ministra zdravotnictvi, ale rovnéz z pozice lékare, ktery se s pacienty se
vzacnymi onemocnénimi setkdva ve své praxi, skutecné vitam zavéry poradniho organu,
nebot dojde k systémové zméné s vyznamnym dopadem na kvalitu Zivota pacientii i jejich
rodin. Doufam, Ze na toto prvni projedndni navazi projednani dalsSich zadosti, a bude tak
umoznéno, bude-li prinos stejné prokazatelny, jako tomu je u SPINRAZY, poskytnout
ucinnou lécbu osobam se vzacnym onemocnénim vcas a v potrebném rozsahu bez zatéze
individudlnich jednani o tthradé mezi pacienty a zdravotnimi pojistovnami,” uvedl u
prilezitosti vydani zavazného stanoviska ministr zdravotnictvi Vlastimil Valek. Zavazné stanovisko je
zverejnéno na Portalu poradnich orgdnt a pracovnich skupin Ministerstva zdravotnictvi.

Spinalni svalova atrofie (SMA) je vzacné, geneticky podminéné, neurodegenerativni onemocnéni,
které se klinicky projevuje progresivni svalovou slabosti a ubytkem svalstva. SMA je invalidizujici a
casto fatdlni onemocnéni, ovliviiujici zékladni fyzické dovednosti ¢lovéka - jako sedét, chodit, jist,
dychat, pricemz postihuje osoby v ruznych vékovych kategoriich, od kojencl a déti po dospivajici a
dospélé, s riznou trovni zavaznosti. Incidence v Ceské republice predstavuje kazdoro¢ni nartst v
poctu priblizné 10-12 déti se SMA. Bez 1éCby a podpurné péce (ventilacni podpory) pacienti se SMA
1. typu v 80-95 % pripadl umiraji do 18 mésict véku, v pripadé SMA 2. typu 70 % pacientl preziva
25 let. Pacienti se SMA 2. typu bez 1é¢by nikdy nejsou schopni samostatné chuze, je u nich vysoké
riziko respiracni insuficience s nutnosti umélé plicni ventilace, délka zivota je zkracena. Pacienti se
SMA 3. typu bez 1éCby ztraci schopnost chlize a maji vysoké riziko respira¢ni insuficience.

Onemocnéni ma zaroven silny socidlni dopad a predstavuje obrovskou fyzickou a emocionalni zatéz
nejenom pro pacienty, ale i na jejich rodiny a pec¢ovatele, na nichZ se stavaji pacienti zavislymi.
Kvalita Zivota pacientu i peovateld je vazné naruSena, pricemz onemocnéni predstavuje vyznamnou
ekonomickou zatéz.



Dostupnost inovativni kauzalni 1éCby pacientim se SMA znamena zlep$eni kvality zivota pacientt i
jejich pecovatell, zasadné dopliuje souc¢asnou multioborovou symptomatickou péci, kterd je pro
pacienty a jejich rodiny/pecovatele extrémné naro¢na. Nusinersen nabizi pacientim se SMA a jejich

rodinnym pecovatelim 1é¢bu s méritelnym dopadem na preziti, motorické funkce a zlepSenou Ci
stabilizovanou pohyblivost.
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