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sdruzujici pacienty se spinalni svalovou atrofii

Patient support organization Smaci, z.s. associating patients with spinal

muscular atrophy

Souhrn

Pacientské organizace (PO) jsou dilezitym clankem v péci o pacienty se vzacnymi onemocnénimi.
Tyto organizace jsou ¢asto sdruzenim pacientd a jejich zdkonnych zéstupcd, ktefi se sdruzi na
zékladé dosavadni nedostatecné péce o tyto pacienty. PO SMAcI, z.s. haji zajmy pacient( se
spinlnf svalovou atrofii (SMA) a jejich rodin. SMAci v roce 2017 pomohli prosadit ve zrychleném
procesu lé¢bu onemocnéni SMA pomoci nové registrovaného léciva (Spinraza). Na SMA nebyl
do roku 2017 registrovan pod EMA Zadny lécivy pripravek. V soucasné dobé maji pacienti v CR
k dispozicijiz 3 preparaty (Spinraza, Zolgensma, Evrisdy), pficemz ve vyvoji jsou dalsf 1éCiva, o jejichZ
vstupu do zdravotnického systému CR PO jedna. PO SMAci prosazuje zkvalitnéni péce o pacienty
se SMA v rdmci tif hlavnich okruh(, kterymi jsou pacientskad podpora, zdravotnf politika a vyzkum.

Abstract

Patient organizations (PO) are an important link in the care of patients with rare diseases. These
organizations are often associations of patients and their legal representatives who associate
on the basis of the current lack of care for these patients. PO SMAci, z.s. defends the interests of
patients with spinal muscular atrophy (SMA) and their families. In 2017, SMAci helped to promote
the treatment of SMA disease in an accelerated process, using a newly registered drug (Spinraza).
Until 2017, no medicinal product was registered for SMA under the EMA. At present, patients in the
Czech Republic already have 3 treatments available (Spinraza, Zolgensma and Evrisdy). PO SMACi
are in discussion with the stakeholders of the Czech health care system about new treatments
which are currently in the development. PO SMAci promotes the improvement of care for patients
with SMA within three main areas, which include patient support, health policy and research.
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Uvod

Spinalni muskuldrni atrofie (SMA) je velmi
zavazné, lécitelné onemocnéni, které vyza-
duje multidisciplindrni péci o pacienta. Vice
0 samotném onemocnénf a zpusobu, jak by-
chom mu méli komplexné celit, je mozné
dohledat v mezindrodné uznavanych stan-
dardech lécby [1,2], které je mozné v pfe-
kladu dohledat na internetovych strankach
Neuromuskularni sekce CSN mezi odbor-
nymi materialy o SMA.

V soucasné dobé sdruzuje pacientskd or-
ganizace 80 dospélych pacientl a 82 ne-
zletilych pacientd, kteff jsou v PO prevazné
zastoupeni zakonnymi zédstupci. Dohro-
mady PO sdruzuje 172 ¢len(, tzn. v organi-
zaci maji pacienti zastoupeni z vice nez 94 %.
Do roku 2017 nebyl v CR lé¢en zadny pa-
cient se SMA. Pacientska organizace vznikla
v roce 2017 predevsim z ddvodu zrychleni
vstupu nového a vibec prvniho léciva na
SMA. Uhrada lé¢iva byla pro prvniho pa-

cienta schvalena po 3 mésicich od registrace
lé¢iva u European Medicines Agency (EMA)
a poprvé byl Iék aplikovan pull roku po regis-
traci. Nasledné se otevfel prostor pro dalsf
pacienty a v soucasné dobé je jiz 1éceno
92 détskych pacientl, z nichZ 2 dostévajf ge-
novou lécbu, a 17 dospélych pacientd.

V soucasné dobé mizeme hovoit o tfech
rovinach, na kterych PO SMAci zvy3uje pove-
domi o SMA. Jsou jimi pacientskd podpora,
zdravotnf politika a vyzkum.
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Tab. 1. Podrobnéjsi data pacientd.

Nezletili pacienti (n = 59) SMA | SMAI SMA I SMA IV celkem

111 (VZP) 12 10 3 1 26

205 (CPZP) 8 5 5 0 18

211 (ZPMV) 2 2 1 0 5

207 (Odborova) 1 2 3 0 6

213 (Revirni) 2 0 1 0 3

201 (VoZP) 1 0 0 0 1
Zletili pacienti (n = 68)

111 (VZP) 11 21 17 1 50

205 (CPZP) 0 3 0 5

211 (ZPMV) 2 3 0 7

207 (Odborova) 0 1 2 0 3

213 (Revirnf) 0 1 1 0 2

201 (VozP) 0 1 0 0 1
CPZP - Ceské praimyslova zdravotni pojistovna; n — pocet; SMA — spinalni muskularni atrofie;
VoZP - Vojenské zdravotni pojistovna; VZP — Vseobecnd zdravotni pojistovna; ZPMV — Zdra-
votni pojistovna ministerstva vnitra

Pacientska podpora

Pacientskd organizace poskytuje viechny
dostupné informace o SMA prostrednictvim
svych internetovych stranek, které slouzi
také jako rozcestnik pro dalsi zdroje infor-
maci. Pacienti jsou déle informovéni o aktua-
litdch skrze socidlni sité a ti, ktefi jsou ¢leny
PO, pomoci emailu a telefonicky. Pacienti se
mohou obratit na telefonnf linku pro krizové
intervence. PO nejcastéji pomaha zorien-
tovat se v moznostech nové |é¢by, novych
zdravotnich prostiedkd, v socidlni a pravni
oblasti. Pro ¢leny pofddd PO webinére véno-
vané aktualni problematice. Déle spolupo-
rada tdbor pro déti se SMA. Zvysujeme Siroké
verejnosti povédomi o SMA prostfednictvim
socidlnich médii, televiznich debat a doku-
mentd v TV. Radi bychom v budoucnu po-
mohli sjednotit Uroven péce o pacienty
se SMA v jednotlivych neuromuskuldrnich
centrech.

Zdravotni politika
Dlouhodobé se snazime vzdélavat nejen
o samotném SMA a novych trendech v [é¢bé

tohoto onemocnéni, ale také na poli prosa-
zovani 1é¢by, zdravotniho prava, systematic-
kého hodnoceni zdravotnickych technologif
(health technology assessment; HTA) a fun-
govani rlznych zdravotnich systému. Jsme
partnery Ministerstva zdravotnictvi (MZ)
a Statniho Ustavu pro kontrolu [éciv.
Pacientska organizace je ¢lenem SMA Eu-
rope a Ceské asociace pro vzacna onemoc-
néni. Dale jsme ¢leny pracovnich skupin na
MZ, které pomahajfi poradnimu organu mi-
nistra zdravotnictvi (Pacientské radé) pro-
sazovat zmeény v ¢eském zdravotnim sys-
tému. Prostfednictvim téchto organizaci se
snazime prosadit lepsi péci pro pacienty se
SMA. Pfipominkovali jsme chystanou pravni
Upravu, kterd stanovi PO jako subjekt, ktery
bude podléhat urcitym pravidltm, tak aby
mohl byt jednim ze subjektd, ktery bude roz-
hodovat o splnénf podminek a vysi Uhrady
novych lécivych pfipravkl pro vzacna one-
mocneéni vstupujicich nové do systému. To
bude mozné, pokud projde navrh novely za-
kona o vefejném zdravotnim pojistén, ktery
jsme na jedndanich také pfipominkovali.

Pravidelné se Ucastnime jednanf zdravot-
niho vyboru na pladé poslanecké snémovny,
komunikujeme s MZ, plétci, odbornymi spolec-
nostmi, lékafi a ostatnimi pacientskymi orga-
nizacemi. V budoucnu radi bychom pomohli
prosadit novorozenecky skrining na SMA.

Vyzkum
Nase PO, kterd je zalozend prevazné na dob-
rovolnické bazi, zatim nemd moc zdrojd
na to, aby mohla nastartovat klinickou stu-
dii. Nicméné médme prostor na to, abychom
mohli ziskdvat cennd data od pacientd se
SMA, které se ndm pomoci dotaznikl po-
dafi oslovit. Tato data jiz pomohla prosadit
prvni lék na SMA. Dobfe nastaveny registr
pacient(, jako je napt. REaDy registr [3], je ve-
lice dllezitd soucast zlepSovani kvality péce
o pacienty. V soucasné dobé pfipravujeme
ve spolupraci s organizaci iHETA ndkladovou
studii pro SMA v CR, kterd by mohla pomoci
v prosazeni novorozeneckého skriningu
SMA. Pomoci periodickych dotaznikd sbi-
réme data od pacientl se SMA a v soucasné
dobé evidujeme 162 pacientd, pficemz u né-
kterych pacientd zndme podrobnéjsi data
(tab. 1, 2), kterd jsou dulezitd pro platce a dr-
Zitele registrace jednotlivych Iéciv kvali vy-
jednavéni o cené uUhrady léciva a o dopadu
na rozpocet. V budoucnu bychom také radi
pomohli nastartovat srovnavaci studii tif no-
vych 1éka (Spinraza [Biogen, Baar, Svycarsko],
Zolgensma [Novartis, Basilej, Svycarsko], Evy-
sdi [Roche, Basilej, Svycarsko]).

Vice informaci o pacientské organi-
zaci Smaci, z.s. najdete na webové strance
organizace [4].
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