Oswiadczenie zlozone
przez senatora Artura Dunina
na 6. posiedzeniu Senatu
w dniu 15 lutego 2024 r.

Oswiadczenie skierowane do minister zdrowia Izabeli Leszczyny

Szanowna Pani Minister!

Do mojego biura senatorskiego zglosit si¢ pan Rafat Ostowski, tata 5-letniego Brunona cierpigcego na
dystrofie migsniowa Duchenne’a. Dystrofia mi¢§niowa Duchenne’a (DMD) to rzadka powazna choroba
genetyczna, ktora rozwija si¢ stopniowo, prowadzac do ostabienia i zaniku wszystkich miesni. Jej przyczyna
jest mutacja genu, ktoéry powoduje brak dystrofiny — biatka zaangazowanego w budowe komorek
migsniowych organizmu. DMD dotyka glownie mg¢zczyzn, wystepuje U jednego na 4 tysigce chtopcow.
Niestety, wickszo$¢ obecnych metod leczenia dotyczy tylko objawow choroby, a nie jej przyczyny
genetycznej. Jedynie Kortykosteroidy i rehabilitacja mogg spowolni¢ jej rozwdj. Z informacji, jakie
uzyskatem od taty matego Brunona, wynika, iz w trakcie cigzy oraz porodu nic nie wskazywato na wrodzona
chorobe genetyczng. Rozwdj motoryczny Brunona byt jednak opdzniony. Dodatkowo czesto wykazywat
objawy przeziebienia. W styczniu 2020 r., po ciggnacej si¢ 2 miesigce infekcji drog oddechowych, Bruno
trafit do ICZMP w Lodzi. W trakcie pobytu okazato si¢, ze wyniki podstawowych badan krwi
sa nieprawidtowe, wigc zaczeto rozszerza¢ diagnostyke. Przeprowadzono wiele specjalistycznych konsultacji.
Ostatecznie badania genetyczne potwierdzity tragiczne przypuszczenia, zdiagnozowano dystrofie migsniowa
Duchenne’a. Bruno od kwietnia ub.r. bierze udziat w badaniu klinicznym prowadzonym w Uniwersyteckim
Centrum Klinicznym w Gdansku, otrzymuje raz w tygodniu preparat o nazwie Eteplirsen w postaci wlewow
dozylnych. Preparat ten ma za zadanie spowolnienie rozwoju choroby, ale jej niestety nie zatrzyma.

22 czerwca 2023 r. amerykanska Agencja ds. Zywnosci i Lekow (Food and Drug Administration, FDA)
wydata przyspieszong decyzje dotyczaca zatwierdzenia pierwszej na $wiecie terapii genowej do leczenia
matych pacjentdéw z dystrofig miesniowa Duchenne’a. Zakwalifikowane do niej dzieci musza by¢ w wieku 4—
5 lat i mie¢ zachowang umieje¢tnos¢ chodzenia. Terapia genowa zostata zaprojektowana w celu dostarczenia
do organizmu genu, ktory prowadzi do produkcji mikrodystrofiny. Produkt podaje si¢ w formie jednorazowe;j
dawki. Bruno jest w Polsce pierwszym dzieckiem zakwalifikowanym do terapii genowej preparatem
Elevidys. Jednak musi do 20 listopada znalez¢ sie¢ w Boston Children’s Hospital i rozpoczaé procedure
podawania terapii genowej. Jest to jedyny sposob, aby zatrzyma¢ rozwoj choroby. Niestety, indywidualny
kosztorys leczenia w USA, obejmujacy 4-miesigczng opiek¢ medyczng nad Brunonem, opiewa na kwote
3 milionéw 617 tysigcy 431 dolardéw, ktora jest kwotg zaporowa dla rodziny matego Brunona. Obecnie dla
Brunona prowadzona jest rowniez zbiorka charytatywna.

W zwiazku z powyzszym uprzejmie prosz¢ panig minister o udzielenie odpowiedzi na nastepujace
pytanie: czy ministerstwo mogtoby rozwazy¢ mozliwos$¢ sfinansowania lub dofinansowania terapii genowej
dla Brunona, ktory cierpi na chorobg rzadka, jaka jest dystrofia migsniowa Duchenne’a?
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