Tom Philipp: Nové moznosti 1éCby
Friedreichovy ataxie a nadéje na lepsi terapii
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Friedreichova ataxie je neurodegenerativni onemocnéni, které se obvykle objevuje jiz v
détstvi ¢i dospivani. Postupné dochazi k poruse koordinace pohybu (ataxii), ztraté
rovnovahy, svalové slabosti, porucham reci (dysartrii), srdecnim komplikacim a dalSim
zdravotnim obtizim. Onemocnéni je progresivni a v pozdéjSich stadiich muze vést k plné
ztraté schopnosti chiize a dals$im omezenim. V soucasnosti neexistuje kauzalni 1écba,
nicméné védecky pokrok prinasi nové nadéje.

Spolec¢nym cilem je rychlejsi diagnostika a lepsi dostupnost 1éCby

V Ceské republice se 18 pacientt 16¢i inovativnim 1ékem omaveloxolon, ktery vykazuje slibné
vysledky v potlaceni progrese onemocnéni. Kromé toho probihé intenzivni vyzkum genové terapie a
dal$ich experimentélnich pristupt, které by mohly prinést prulom v 1é¢bé této nemoci.

JFriedreichova ataxie je vzdcnd, ale jeji dopad na Zivot pacienti je drtivy. Proto musime spojit sily a
zajistit rychlejsi diagnostiku i lepsi dostupnost inovativni lécby,” rikd poslanec a lékar Tom
Philipp (KDU-CSL), organizator kulatého stolu v Poslanecké snémovné PCR. ,Mdme pacienty, u
nichz lécba omaveloxolonem uz dnes zpomaluje progresi nemoci. Ale nestaci jen sledovat vyvoj -
musime aktivné prosazovat, aby se nové terapie dostaly k lidem véas. Cim drive jedndme, tim vice
pacientt udrzime v pohybu a zachrdnime jim kvalitni Zivot,” dodava.

.Jménem nasi Pacientské organizace FRIEDA jsme moc rddi, Ze jsme se mohli tucastnit kulatého stolu
a tim ucinit dalsi krok k rozsireni povédomi o FRIEDA ve spolecnosti. Zdroven vérime, Ze se k nasim
pacientiim dostanou co nejdrive nové inovativni léky a terapie. Doufdme, Ze také spolecné
zefektivnime proces vstupu novych lékil v ramci Ceské republiky,” sdili sviij pohled Vladimir
Houska, zakladatel a manager FRIEDA.

Nase spolec¢né usili se bude nadale soustredit na:

1. Zlepseni diagnostiky - ¢asnéjsi rozpoznani nemoci muze zpomalit progresi.
2. Dostupnost inovativni 1écby - podpora schvalovani modernich terapii.

3. Podpora vyzkumu - investice do genové terapie a dalSich nadé&jnych postupu.

Odborné a pacientské prispévky
Na kulatém stole vystoupili jak odbornici, tak pacienti a jejich rodiny.

e Doc. Martin Vyhnalek z Neurologické kliniky 2. LF UK a FN Motol priblizil klinické
aspekty Friedreichovy ataxie, soucasné terapeutické moznosti i vyzvy, kterym Celi 1ékari i
pacienti.

* Rodina Houskovych, zakladatelé organizace Frieda, predstavili jeji poslani - propojovat

.....

e Sle¢na Ruth, mlada pacientka s Friedreichovou ataxii, oteviené sdilela svuj kazdodenni boj s



nemoci, stejné jako své nadéje do budoucna.
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