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JE NAJVYSSI
CAS VENOVAT
POZORNOST
PACIENTOM
SO ZRIEDKAVYMI
CHOROBAMI






ZRNKO
CASU

Kampan ,Zrnko ¢asu® je spolo¢nou
iniciativou pacientskych organizacii,
ktoré zastupuju pacientov

so zriedkavymi chorobamiaich
rodinnych prislusnikov na Slovensku.
Cielom kampane je zvysit povedomie
o rozmanitosti tychto chordb a zaroven
poukazat na spolo¢né vyzvy, s ktorymi
sa pacienti so zriedkavymi chorobami
stretavaju.

Ustrednym
symbolom
kampane su
presypacie
hodiny, ktoré¢ su
pripomienkou
toho, akua klacovu
ulohu zohrava CAS
Vv Zivole pacientov
so zriedkavymi
chorobami - od
prvych priznakov,
cez stanovenie
spravnej diagnozy
aZ po pristup

k adekvatnej
starostlivosti

a potrebnej liecbe.



ZRIEDKAVE
CHOROBY

sU vzacne a Casto zavazné choroby,
ktoré sa vyskytuju u malého mnoZzstva
ludi, no maju vyrazny dopad na ich
Zivoty - v mnohych pripadoch su
chronické, spdsobuju vazne zdravotné
problémy, ktoré sa zhorsuju s Casom,
moZu byt degenerativne, spésobovat
dlhodobé obmedzenia a invaliditu,
priam az ohrozovat Zivot.

7 000 typov znamych
zriedkavych chorob.”?

72 % ma geneticky povod,
ostatné su zriedkavé typy
rakovin, infekcie,
imunodeficiencie
a iné zdravotné rizika.?

70 % zriedkavych choréb
sa prejavi uz v detstve.?



[ KED SA ZRIEDKAVE
CHOROBY MOZU NA
PRVY POHI'AD JAVIT LEN
AKO OJEDINELE ZRNKA
PIESKU, NA SLOVENSKU
S NIMI ZIJE PRIBLIZNE
300 000 L'UDIL.



JKed sa dozviete, Ze vase dieta, rodic,
partner alebo vy sami mate zriedkavu
chorobu, nezacina sa len boj

SO samotnym ochorenim, ale aj

s neistotou, kde hladat pomoc, kto vam
poskytne odpovede a ¢i vobec
existuje liecba. Priemerné omeskanie
stanovenia spravnej diagnozy je

v pripade pacientov so zriedkavymi
chorobami priblizne 5 rokov, kym
niektori cakaju na odpoved’ aj
desiatky rokov. Diagnoza by nemala
byl behom na dlhe roky, ale Startom

k spravnej starostlivosti. Je preto
nevyhnutne, aby sme na Slovensku
prijali opatrenia, ktore pacientom

SO zriedkavymi chorobami
zabezpecia rovnake moznosti lieCby

a starostlivosti, ake su Standardom

v Inych vyspelych krajinach Europy.”
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PharmDr. Tatiana
Foltanova, PhD.
predsednicka
Komisie MZ SR
pre zriedkavé
choroby



DNES MAME NADEJ, KTORU
SME PRED DESIATIMI
ROKMI NEPOZNALI

Vdaka investiciam Dékazom je aj vyrazny narast

a neuveritelnému pokroku poctu klinickych skasani

v genetike, farmakoldgii zameranych na zriedkavé choroby,

a medicine sa dari posuvat hranice ktory sa iba medzi rokmi

moZného. 2006 - 2016 zvysil 0 88 %, Ci
pribudajuci pocet novych liekov

KaZdoroc¢ne pribidaju nové uréenych naich lieCbu, ktorych

moznosti lieCby, ktoré pre bolo od roku 2000 schvélenych

mnohych pacientov a ich rodiny Eurdpskou liekovou agenturou

predstavuji nadej na kvalitnej§i ~ (EMA) viac ako 200.
zivot - za predpokladu, ze sa
k nim lieCba, ktora potrebuju,
dostane vCas.

Napriek tomu, Ze je v suCasnosti
len 5 % zriedkavych choréb
lieCitelnych?® nie je to tak davno,
kedy sa aj tento milnik zdal
nepredstavitelne vzdialeny.
Pravdou vSak je, Ze Sanca na lieCbu
zriedkavych chordb je dnes
niekolkonasobne vyssia ako pred
desiatimi rokmi.




17383 %

narast poctu klinickych skasani
na zriedkavé choroby
medzi 2006-2016™

[.Len 5%

zriedkavych choréb
je liecitel'nych?®

ZlepSenia, ktoré sa za posledné roky podarilo v lieCbe
pacientov so zriedkavymi chorobami dosiahnut, nam sice ukazuju,
ako daleko sme sa posunuli, no zaroven aj jasne pripominaju,
aka dlha cesta je eSte pred nami.




CESTA PACIENTA
K SPRAVNEJ DIAGNOZE,
STAROSTLIVOSTI

A LIECBE

Prvé priznaky

zdravotnych
problémov
Vysledky
Potvrdenie / genetického
spresnenie testu
diagnoézy

Navsteva
vSeobecného
lekara

Opakované /
podrobnejSie

Hl'adanie
informacii
na internete

Negativny
vysledok testu,

Konzultécie Kontakt
s genetikom na prislusnu
a odporucanie pacientsku
konkrétnych krokov organizaciu
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testovanie diagn6za nadale;j
neznama
Navsteva
$pecializovaného Hladanie
pracoviska pre najlepsieho
zriedkavé choroby dostupného

lieCebného planu



Navsteva
Specialistu

a Specializované
vysSetrenie

Cakanie
na vysledky
genetickych

testov

Nevhodna lieCba
alebo zbytoény
chirurgicky zakrok

Diagnéza
nestanovena
alebo nespravna

- Pomoc
Geneticke pacientskych
testovanie organizacii

Odporucanie
dalSieho vySetrenia
u iného Specialistu

Navsteva
dalSieho
Specialistu

SU NEUSTALE PRETEKY
S CASOM®
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,Zriedkaveé choroby zostavaju
ncodhalené aj celé roky. Pre
pacientov a ich rodiny je kazda
strata ¢casu devastujuca -
znamena dalSi den bez spravnej
diagnozy a starostlivosti, bez
nadeje na lieCbu, bez odpovedi.
Nielen my, ale aj nasSe rodiny, tak
zljeme v neistote, kde sa dni
stavaju tyzdnami, tyzdne
mesiacmi aZ rokmi. Cakame na
pomoc a Sancu na kvalitnejSi
Z1vot, Ktora mozZe prist, ked uz
bude neskoro - a to je realita,
ktorua musime spolo¢ne zmenit.”
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Mgr. Andrea Madunova
Belasy motyl o. z.
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PACIENTL ANIICH
PRIBUZNI, UZ NEMAJU
CAS DLHSIE CAKAT

Predstavte si, Ze Cakate

na odpoved, ktora moéze
nenavratne zmenit vas zivot,
a ta odpoved neprichadza.

Pacienti so zriedkavymi

chorobami ¢akaju na potvrdenie
spravnej diagndzy priblizne 5 rokov
od prvého vyhladania lekarskej
starostlivosti.” Niektori pacienti ale
Cakaju aj desiatky rokov. Az 73 %
tychto pacientov bolo naich ceste
zdravotnickym systémom aspon
raz nespravne diagnostikovanych -
ich priznaky boli pripisané

inému fyzickému ochoreniu,
zanedbané, nebrané vazne

alebo mylne povazované za
priznaky psychického povodu.

Kazdy Stvrty pacient

so zriedkavou chorobou (25 %)
musel pred stanovenim diagnézy
absolvovat konzultacie s viac ako
8 zdravotnickymi odbornikmi.’
Neustale navstevy lekaroy,
opakované vysetrenia

a nejednoznacné vysledky —

pre mnohych je zistenie spravnej
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diagndézy len zaCiatkom dlhého
a naroc¢ného procesul.

Zriedkavé choroby nie su

o Statistikach - st o ludoch aich
pribehoch. Neovplyvruju iba
fyzické, ale aj dusevné zdravie.
Ludia zijuci so zriedkavymi
chorobami trpia pocitmi
depresie a uzkosti az 3-krat
CastejSie nez bezna populacia.®
A nie su v tom sami, ich choroba sa
dotyka kazdodenného zivota

a spdsobu fungovania celgj
rodiny.

AZ 7 z10 ludi Zijucich

so zriedkavou chorobou aich
rodinni prislusnici museli
obmedzit &i Uplne ukondit pracu
v désledku choroby alebo aby

sa mohli postarat o blizkeho.® Toto
je realita pre 2/3 opatrovatelov,
ktori venuju v priemere viac ako
dve hodiny denne starostlivosti
o ¢lena rodiny s takymto typom
choroby.®



pacientov bolo minimalne raz

nespravne diagnostikovanych
v sUvislosti s ich zriedkavou chorobou’

5 rokov

priemerné omeskanie stanovenia
spravnej diagnézy pacientom
so zriedkavou chorobou’

1zo 4

pacientov so zriedkavou chorobou
musel pred stanovenim diagndézy
konzultovat svoj zdravotny stav s viac
ako 8 zdravotnickymi odbornikmi”

7/10

pacientov a ich rodinnych
prislusnikov muselo obmedzit
alebo Uplne ukoncit pracu
v dosledku choroby®

KaZdy pribeh a skiisenost je jedinecna,
dokonca aj pri tych najCastejSich zriedkavych chorobach.
Prave preto pacientske organizacie zohravaju taku kl'dc¢ovu tlohu -
su nielen oporou a sprievodcami pre pacientov a ich rodiny
pri zvladani tazkych vyziey, ale aj ich hlasom, ked'volanie
jednotlivca nie je vypocuté.
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NajtazsSie pribehy zazivame

v poslednych rokoch, ked’
vidime zomierat' I'udi, ktori

uz zomriet nemusell. Hovorim
O tych vzacnych chvilach plnych
nadeje, ked existuje liecba — nie
marginalna, prave naopak, lieCba
radikalna, dokonca pric¢inna,
ktora dokaze zasadne menit
zivoty. Tito pacienti a ich rodiny
tak mohli viest v mnohych
ohladoch velmi kvalitny

z1vot, no my, ako zdravotnicky
systém a krajina, sme im tuto
liecbu nedokazali priniest

V porovnani s inymi europskymi
krajinami vcas alebo vobec.”
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Peter Stepanek
Slovenska aliancia
zriedkavych chordb
(SAZCH)
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CAS CAKAT NEMA UZ ANI
KRAJINA AKO SLOVENSKO

Moznosti lieCby pribddaju a je
na nas, ako krajine a spolo¢nosti,
ich ¢o najskor spristupnit aj
slovenskym pacientom.

Napriek tomu, Ze sa pocet
inovativnych liekov urcenych

na lieCbu zriedkavych chorbéb

za poslednych Sest rokov

v Eurdépe takmer zdvojnasobil,
Slovensko nadalej ostava v ich
dostupnosti na chvoste EU,

z ktorého sa nutne potrebujeme
odrazit.3®

Realita je alarmujuca. Z celkového
poctu 181indikacii (ochoreni, na
ktoré sa pacient moze liecit), ktoré
boli schvalené EMA medzi rokmi
2012-2024 na lieCbu zriedkavych
chor6b, je na Slovensku dnes
hradenych len 59 z nich**™° To
znamena, Ze pacienti u nas maju
pristup iba k priblizne tretine
lie€ebnych moznosti, ktoré su
dostupné inde v Eurépe.
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Ak sa pozrieme eSte blizSie

na najnovsie inovacie v lieCbe
zriedkavych choréb, pacienti

na Slovensku maju aktualne

v porovnani s ostatnymi
eurdpskymi krajinamilen 16 %
Sancu dostat sa k lieCbe

pre niektory z indikéacii (ochorent),
ktoré EMA registrovala

za poslednych pat rokov3°




Podiel hradenych indikacii na zriedkavé
choroby v SR z celkového poctu
indikacii schvalenych EMA
pre registrované lieky* (2012-2024)'31°

Slovensko EMA

Je nevyhnutné, aby sme na Slovensku ¢o najskor
prijali opatrenia, ktoré zabezpecia pacientom so zriedkavymi
chorobami rovnaky pristup k lieCbe a starostlivosti, aky je
Standardom v inych vyspelych krajinach Eurépy.
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,AKO pacienti sa ¢asto citime vinni,
Ze nasa liecba je draha. Vsetci

vidia len cenovku a vela sa diskutuje
O tom, kolko lie¢ba pacientov so
zriedkavymi chorobami, toboz
zriedkavymi onkologickymi
chorobami, stoji. V skutoc¢nosti

je to vSak iba male percento

z celkoveho rozpoctu na lieky, ktory
na Slovensku mame. No, pre nas

a kvalitu nasho Zivota ma ta liecba
nevycislitelnua hodnotu. Mozeme
sa vdaka nej vratit spat do zivota

k nasim rodinam, blizkym, priatelom,
pokracovat v praci a aktivitach, ktore
Nnas naplnaju a su prinosom. Sme
presvedceni, Ze to, o do nas bolo
investovang, venujeme nasmu
okoliu, spolo¢nosti a krajine spat.”
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Mgr. Zuzana
Gajdosikova
Slovenska myeldbmova
spolo¢nost, o. z.
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JE NACASE PRESTAT
VERIT MYTOM, KTORE
O ZRIEDKAVYCH
CHOROBACH KOLUJU

Jeden z najCastejSich mytov
tykajuci sa zriedkavych choréb

je, ze lieky na tieto choroby su
systémovo neudrzatelné a vyrazne
zataZuju zdravotnicky a liekovy
rozpocet krajiny.

Pravdou je, ze i ked'je lieCba
pacientov so zriedkavymi
chorobami nakladna, vydavky

na tieto lieky tvoria v ramci
liekového rozpoctu len malu

a najma predikovatel'nt cast.

Na Slovensku aktualne
predstavuju cca. 4,92 % celkového
rozpoctu na lieky, pri oficialnych
plnych cenachV skuto€nosti su
naklady na tieto lieky nizsie, a to
vdaka ich riadenému vstupu na trh
a zmluvadm medzi Ministerstvom
zdravotnictva a vyrobcami, ktoré
zabezpecuju ich dostupnost

za vyhodnejSich podmienok.

22

Tento podiel je na Slovensku
takmer o polovicu nizsi

Vv porovnani s inymi vyspelymi
krajinami Eurépy, ako Rakusko

Ci Francuzsko, kde sa vydavky na
lieky pre pacientov so zriedkavymi
chorobami pohybuju v rozmedzi
7 - 8 % rozpodtu.t®

Tieto krajiny su jasnym prikladom,
Ze investicie do lieCby tychto
pacientov nepredstavuju
neunosny naklad, ktory ohrozuje
rozpocCet ¢i udrZatelnost
zdravotnickeho systému krajiny -
naopak, prinasaju dlhodobé
benefity, Ci uz vo forme zlepSenia
kvality Zivota pacientov a ich rodin
alebo znizenia nakladov

na dlhodobu zdravotnu i socialnu
starostlivost.



Celkové ro¢né vydavky z liekového rozpoctu na lieky na zriedkavé choroby:

Slovensko vs. iné rozvinuté krajiny Eurépy:

492 % €7 8%

Spristupnenie inovativnej lieCby pre pacientov
so zriedkavymi chorobami na Slovensku by malo byt vnimané
ako investicia, nie ako naklad. Lieky na zriedkavé choroby su prototypom
liekov buducnosti. Posuvaju hranice poznania a otvaraju nové moznosti
pre objavenie eSte bezpecnejSich a i€innejSich terapii pre vSetkych -
terapii Sitych na mieru individualnemu pacientovi.




,Jnovacie v podobe lickov

na zriedkaveé choroby
prinasaju do systemu zdravotnej
starostlivosti pridanu hodnotu,
ktora casto presahuje hranice
samotne] liecby. MOzZu byt
iImpulzom pre modernizaciu -
cfektivnejSiu diagnostiku, zmenu
Standardizovanych postupov,
zavedenie datovych registrov

a zlepsenie zberu dat, edukaciu
zdravotnickeho personalu, Ci
systematizaciu starostlivosti.
Okrem nadeje a Sance

na kvalitnejSi Zivot

pre pacientov s nimi mozZe
prichadzat aj novy ekosystém.”
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prof. MUDr. Matej
Skorvanek, PhD.
Neurologicka klinika
UPJS LF a UNLP

v KoSiciach
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*Metodicka vysvetlivka

Pocget indikacii schvalenych Eurdpskou liekovou
agentlrou (EMA) predstavuje registrované
terapeutické pouzitia liekov na konkrétne zriedkavé
choroby. KedZe jeden liek mbZe byt schvaleny

pre viacero indikacii, celkovy pocet indikacii
neodzrkadluje poCet unikatnych liekov. Poget
hradenych indikéacii v SR vyjadruje, pre kolko z tychto
indikacii je zabezpecend Ghrada z verejného
zdravotného poistenia.
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