ZRIEDKAVE CHOROBY /

PROBLEMY ZDRAVIA
nepoznaju hranice

Odznelo na najvacsej europskej konferencii zameranej na zriedkaveé choroby. V diioch 14. — 15. m3ja sa
uskutocnila 10. Eurdpska konferencia zriedkavych chorob (ECRD 2020), ktora mala pre pandémiu
asivisiace opatrenia podobu online videokonferencie. Tak, ako v pripade COVID-19, znasobenie Gsilia v EU
ma v pripade zriedkavych chorob jasnd dvojnasobna pridand hodnotu. Po prvé, zlepsit' zdravie 30 milionov
ludi so zriedkavymi chorobami v Europe. Po druhé, minimalizovat' vplyv a maximalizovat' hospodarsky
vynos jednotlivych ¢lenskych statov Eurdpskej anie.

Podobne, ako smeinformovaliv apri-
lovom ¢isle Lekarnickych listov, aj tu od-
bornici, ale aj zastupcovia pacientov kon-
Statovali, Ze ludia Zijuci so zriedkavymi
chorobami ziji roky s obmedzeniami
a stereotypmi, ktoré vacsina verejnosti
spoznala az vdaka koronavirusu. Koro-
navirus zhorsuje zdravotné, socialne
a hospodarske podmienky z kratkodo-
bého ajdlhodobého hladiska. Prave ski-
senosti a potreby spojenia narodnych
kapacit v oblasti zriedkavych chor6b po-
mahajd zabezpecit'zdravie, rovnost'a so-
lidaritu pre kazdého obcana. Celé podu-
jatie bolo rozdelené do Siestich skupin.
\/Setci sme sa spolu stretlivo virtualnom
priestore. Na podujatinechybalo ani Slo-
vensko. \/ praci autorského kolektivu T.
Foltanovej a G. Hrckovej sme prispeli
k aktualnej téme nerovnocenného pri-
stupu k liecbe pracou How accessible
are orphan medicinal products in Slova-
kia? (Ako pristupné st orphan lieky na
Slovensku?).

Budiicnost' diagnostiky: nddeje, sluby
avyzvy

Téma diagnostiky hned' tvodom po-
ukazala na potrebné rozdelenie pacien-
tov natych, ktori svoju diagnozu poznaju
avyzadujl adresnejsie smerovanie k od-
bornikom, napr. aj pomocou Specializo-
vanych pracovisk pre zriedkavé choro-
by, resp. Eurdpskych referencnych sieti,
a druhd skupinu pacientov, ktori svoju
diagn6zu nepoznaju. Samostatnou sku-
pinou v liecbe je novorodenecky skrining.
Slovensko aktualne skrinuje 20 zriedka-
vych chordb. Tato problematika je vsak
velmidynamicka, najma so vzrastajicim
poctom liecebnych moznosti. Velmi ak-
tualnou témou je skrining spinalnej sva-
lovej atrofie.

40 LEKARNICKE LISTY ~ # JUN 2020

Nase hodnoty, prdva, budicnost: po-
sun paradigmy v prospech inklizie

\/ druhej téme sme sa sustredili na
legislativny ramec rovnocenného pri-
stupu k zdravotnej starostlivosti a jeho
posilnenie za podpory Organizacie spo-
jenych narodov, resp. Svetovej zdra-
votnickej organizacie. Klacovy je clanok
5 Deklaracie ludskych prav — o rovno-
cennom a nediskriminujicom pristupe
k zdravotnej starostlivosti, resp. 10 cielov
udrzatelného rozvoja. Legislativne za-
klady sG aj stcastou Europskej charty
a Eurdpskej stratégie zdravotného po-
stihnutia. Aj Eurdpske referencné siete
(ERN) vznikli za Gc¢elom rovnocenného
pristupu k zdravotnej starostlivosti.

Sharem Care, Cure: zmena starostli-
vosti o zriedkavé choroby v roku 2030

Prave Europskym referencnym sie-
tam sa venoval aj samostatny blok.
\/ramci neho sadiskutovalo o hesle ERN
Share Care Cure, o existencii ERN v roku
2030, teda o vizii poskytovania zdravot-
nej starostlivosti v roku 2030. Projekt
Rare2030 nam uz dnes umoznuje roz-
hodnat'o budicnosti, o tom, ako chceme
aby vyzerala starostlivost'o ludiso zried-
kavymi chorobami v roku 2030. Z roz-
nych scenarov sa zda, ze obcania Eurdp-
skej Gnie chcd gj nadalej zachovat'princip
solidarity. ERN st velmi silngym nastrojom
ako to dosiahnut. Fungujd prave na ve-
rejnom poskytovani zdravotnej staros-
tlivosti a solidarite. Na druhej strane, ak
clenské Staty nepodporia napredovanie
Eurdpskych referentnych sieti a nevy-
tvoriaim priestor vo svojom zdravotnom
systéme, nenastavia si postupné kroky
implementacie a monitoringu aktivit,
mozu o vsetky tieto vyhody prist. Pred
touto Ulohou stoji aj Slovensko. ERN s
relativne tvrdo skasané r6znymi admi-

nistrativnymi prekazkami, napriek tomu
aj po troch rokoch existencie ich koordi-
natori nestratili motivaciu. Prinasajd prvé
praktické skdsenosti z informatizacie
zdravotnictva, telemediciny, vyuZzitia
umelgj inteligencie. Mnohé krajiny ich
identifikovali ako ,elitné kluby” v tom
najlepSom slova zmysle, vykladnd skrinu
toho najlepsie fungujdceho, najprogre-
sivnejsieho, ale aj najodvaznejsieho
v zdravotnictve — kde dochadza k vzac-
nemu spojeniu vyskumu a praxe za po-
moci a v prospech pacienta, kde sa deje
realny pokrok. Prave v tychto krajinach
uz vznikli koordinacné centra pre zried-
kavé choroby, napriek tomu, ze ich vy-
tvorenie je zatial' plne v kompetencii
clenskych statow.

Ked'terapie napfﬁajﬁ potreby: zabez-
pecenie pro-pacientskeho pristupu vo vy-
voji novyich terapii

Prostrednictvom online konferencie
sme sarozpravali gj o vzniku novych lie-
kov, ktoré flexibilne reagujd na potreby
pacientov, samozrejme za podmienok,
Ze pacienti sa vzdelavaji a poznajd pro-
cesy. \/ tejto sekcii zazneli silné myslienky
o posune od vylGcenia kinklGzii. Vylace-
nie v tomto pripade znamena nedosta-
tocny pristup k starostlivosti, liecbe, ale
gj informaciam. Taka je situacia aj na
Slovensku. Napriek roznym legislativnym
zmenam, lieky na zriedkavé choroby pre
mnohych pacientov chybajd, prichadzaji
z niekol'korocnym omeskanim, ¢i az po
strate patentovej ochrany. Slovenskipa-
cienti saminimalne zapajajd do klinickych
Stadii ¢i sa lieCia off label. Hlas pacienta
v tejto veci je dlhodobo podcenovany
a prehliadany. Poucit'sa m6zeme najma
s liecby zriedkavych rakovin v Eurdpe,
ale aj na narodnej Grovni, kde mame ve-
la prikladov dobrej praxe.



Ako zabezpecit' nové terapie podla
3A - Accessible, Available, Affordable

Nové terapie podla 3A — Accessible,
Available, Affordable (dostupné, pristup-
néafinantne akceptovatelné) sd velkou
motivaciou pre kazdi krajinu. Napriek
tomu, Ze na svete Zije skoro 6 milionov
[udi so zriedkavymi chorobami, ich pri-
stup kzdraviu je neporovnatelny s ostat-
nou populaciou. Tretina z nich nema
v sQvislosti so svojim zriedkavym ocho-
renim pristup k zakladnej zdravotnej
starostlivosti. Liecba existuje len pre
390 z 6172 existujacich zriedkavych
chordb a v mnohych krajinach i na Slo-
vensku je pre pacientov nedostupna.
Medzi regulatormi, hodnotitelmi zdra-
votnickych technolégiia vyrobcamipre-
vlada obrovska neddvera. Vyriesit' ju
moZe iba vzdelavanie a vzajomné spoz-

Pozndme viac ako 6000 zriedkavyjch choréb. Ziadna krajina nemd dostatok od-
bornikov, aby sa dokdzala postarat' o vsetkijch pacientoy, ktori nimi trpia. Aj

preto vznikla spolocna Eurdpska iniciativa v oblasti zriedkavych choréb. Prinasa
inovdcie, prepdja a prispésobuje vijskum a vyvoj redalnym potrebam praxe. Je
vsak na kazdom clenskom stdte, ako bude aktivny. Cim aktivnejsie krajiny sd,
tym viac ziskavaju. Naopak rezervovany pristup k starostlivosti o pacientov so
zriedkaviymi chorobami je na skodu nielen pre pacientov a ich rodiny, ale aj od-
bornikov, ktori ak nemaéZu liecit' podla aktualneho vedeckého poznania, postupne
stracajd motivaciu a v neposlednom rade pre celii spolocnost; ktord Zije vo

falosnej nevedomosti,

navanie bez predsudkov. Pozitivnym
prikladom v tejto oblasti je European
Joint Action on rare diseases.

Digitdlna revolicia

Nové technologie, umelainteligencia,
rozhodnutia postavené nadatachzreal-
nej praxe to je cesta do budicnosti. Je
v zaujme kazdého statu aj Slovenska
aby zacal postupne a systematicky pra-
covat'naetickychalegalnych prekazkach
vyuzitia zdravotnickych informaciiv pro-
spech spolocnosti.

Jednym zo zdaverov podujatia je
spolocny apel na jednotlivé Staty aby
zvysili dsilie v oblasti vzajomnej
spoluprdce na prislusnyich politikach EU,
ktoré posilnia systémy zdravotnej
starostlivosti. Nadejou pre Slovensko

v tejto oblastije prdve susednd Ceskd

republika. Predsedat' Eurépskej Gnii

bude v roku 2022 a v agende nebudt

chybat' zriedkavé choroby a rovnocenny

pristup k zdravotnej starostlivosti.

Téemami budu aj:

¢ investicie do spolocného vyskumu,
vyvoja a inovdcie

?  cielené riesenie nenaplnenych
medicinskych potrieb

¢ rozsirenie a konsoliddcia europskych
referencnyich sieti

¢ Struktdrovany pristup EU na
zabezpecenie udrZatelného pristupu
k liekom na zriedkavé choroby
a bunkovym, resp. génovym terapiam

Nedostatocna koordinacia Skodi nie-
len zdraviu ludi so zriedkavymi choroba-
mi, ale ma negativny dopad aj na hospo-
darstvo. Ana Rath, riaditelka Orphanetu
(Databazy zriedkavych chordb), zd6raz-
nila: ,Teraz md EU viac ako kedykolvek
predtym zdsadnd Glohu pri zlepsovanizdra-
via svojich obcanov. ECRD 2020 sa zame-
rala na to, ako vytvarat' politiky a sluzby
v nasledujicom desatroci, ktoré zlepsia
cestu Zivotom so zriedkavymi chorobami
pre pacientov a ich rodiny. Odolnost, odvaha
aodhodlanie ludiso zriedkavymi chorobami,
ich rodin a zdravotnickych pracovnikov ne-
budi stacit' na prekonanie novych vyziev
v désledku pandémie. Pravomoci EU a clen-
skych statov pri spolocnom konani by sa
mali pouZivat' na kolektivne vyjedndvanie
a vytvdranie investicii. Spoluprdca EU v ob-
lasti vyskumu, zdravotnickych technologii
a zdravotnej starostlivosti su Zivotne dble-
Zité, nakolko problémy zdravia nepoznaji
hranice”

PharmDr. Tatiana Foltanova, PhD.
Katedra farmakologie a toxikologie
FaF UK v Bratislave
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