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Oséwiadczenie skierowane do ministra zdrowia Adama Niedzielskiego

Chorzy na NF1, na uszkodzenie genu NF1l, bo na tym polega ta choroba — jest to
nerwiakowlokniakowato$¢é — sg zamknigci w domu jak Quasimodo. Victor Hugo, tworzac posta¢ Quasimoda,
czyli dzwonnika z Notre-Dame, zapewne nie zdawat sobie sprawy, ze przedstawia pierwszy opis kliniczny
pacjenta z neurofibromatoza. Wskazuja na to charakterystyczny duzy garb, dziwnie uksztaltowane nogi,
ogromny guz na piersi, opadni¢ta powieka, gluchota i liczne dysplazje. W $redniowieczu takie osoby
pokazywano w klatkach jako dziwne, szpetne i przypisywano im rozne zte cechy. Dzi$ jako spoteczenstwo
niezbyt roznimy si¢ od spotecznosci $redniowiecznej. Niewiele si¢ zmienito, jesli chodzi o akceptacje
spoteczna os6b chorych na NF.

Chorzy, ktorymi najczesciej sa dzieci, cierpig nie tylko z powodu bolu fizycznego, lecz takze psychicznie
i emocjonalnie. Wstydza si¢ swojego wygladu, nie chcg chodzi¢ do szkoty, gdzie sa wytykane palcami.
Z tego powodu sa skazane na zamkniecie w domach. O tym méwi matka jednego z takich dzieci Dorota
Korycinska, ktora jest rownocze$nie prezeska Ogodlnopolskiej Federacji Onkologicznej oraz Stowarzyszenia
Neurofibromatozy Polska. Jest to mama osoby chorej na NF.

Ta choroba jest choroba genetyczna, a jedng z jej najciezszych manifestacji sg nerwiakowtokniaki, czyli
nieztos§liwe guzy ostonek nerwéw obwodowych, ktore moga wystepowa¢ w dowolnym miejscu ciata. Do
naszej kliniki wielokrotnie trafiaty takie dzieci, U ktérych zmiany na skoérze i pod skoéra zmieniaja sie,
przechodza z jednego miejsca na drugie. Zabiegi operacyjne nie sa do konca skuteczne. Wywotuje to tez
ogromny bdl. Naturalny przebieg choroby charakteryzuje si¢ niekontrolowanym i post¢pujacym wzrostem
guzéw, co powoduje znieksztalcenia ciata i oszpecenie, ograniczenie mozliwosci poruszania, uposledzenie
wzroku i shuchu, utrate lub uposledzenie funkcji narzadow wewnetrznych, a takze bol wynikajacy z tego, ze
guzy przerastajg rozne tkanki i uciskaja narzgdy wewngtrzne. Pacjenci i ich opiekunowie zyja w ciagglym
strachu, czy nie pojawi si¢ taka zmiana, ktdra zawazy na zyciu. Pamig¢tamy 11-letnig Julig, ktora zmarta kilka
lat temu zaduszona przez guz. Pamigtamy tez pierwszy przeprowadzony w Polsce kilkanascie lat temu
radykalny przeszczep twarzy. Operacj¢ t¢ wykonano u pacjentki z NF i nie byta ona podyktowana wzgledami
estetycznymi, ale wylgcznie zagrozeniem zycia.

Ci pacjenci czekaja na cud. A ten cud si¢ wydarzy. Ot6z tym cudem jest lek selumetinib. Jest to
organiczny zwigzek chemiczny, inhibitor kinaz aktywowanych mitogenami MEK1 i MEK2, stosowany
rowniez w przypadku nowotwordow, w leczeniu raka tarczycy, niedrobnokomérkowego raka ptuca, czerniaka
ztosliwego 1 wilasnie NF, szczegodlnie postaci nerwiakosplotowatej. W kwietniu 2020 r., a wigc juz prawie
3lata temu, FDA zatwierdzita selumetinib do stosowania w tejze chorobie od drugiego roku zycia.
Miesiecznie lek kosztuje ok. 4 tysiecy zt brutto dla takiego dziecka powyzej drugiego roku zycia.

Naprawde sta¢ Polske na to, azeby tacy pacjenci nie musieli czu¢ si¢ jak Quasimodo. Ten lek hamuje
dalsze powstawanie wiokniakéw. Bo operacja w takich przypadkach jest kompletnie nieskuteczna.

Apeluje do ministra Adama Niedzielskiego o wstawienie tego leku na liste refundacyjna.
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