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Звернення
від 26 лютого 2010 року

за результатами проведення Круглого столу

“Пацієнти та науковці – партнерство в ім’я життя»,
присвяченого міжнародному Дню рідкісних захворювань 28 лютого 2010 року, 
Харків, Україна

Шановний Вікторе Федоровичу!
Круглий стіл “Пацієнти та науковці – партнерство в ім’я життя», що відбувся у Харківському міському центрі соціальних служб для сім'ї, дітей та молоді "Довіра", зібрав представників організацій пацієнтів Харкова, України, науковців та медичних працівників. Круглий стіл був присвячений третьому щорічному Дню Рідкісних Захворювань. Вперше ініційований європейською організацією рідкісних захворювань EURORDIS 29 лютого 2008 року цей день набув не тільки європейського, а світового масштабу проведення суспільних акцій.

Рідкісна хвороба - хвороба, що рідко зустрічається в загальній популяції населення, загрожує життю або хронічно прогресує, приводить до смерті або інвалідності. Сьогодні не існує лікування для 6000-8000 рідкісних хвороб, 75% з яких зачіпають пацієнтів дитячого віку. За міжнародними стандартами поріг віднесення захворювання до рідкісного доводиться на частоту менш ніж 1 з 2000 громадян (схвалено програмою по рідкісних захворюваннях 1999-2003, Правилами (EC) 141/2000). На цю проблему ряд країн звернули увагу в ще 80-і роки минулого сторіччя, нині у країнах ЄС, у США, Японії, Тайвані, Сінгапурі, Австралії прийняті спеціальні закони, що стимулюють науку й бізнес розробляти препарати для лікування рідкісних захворювань. В Україні таких законів нема, як, втім, немає й самого визначення "рідкісних захворювань". У той час як рідкісне захворювання зустрічається з частотою 1 випадок на 2000 здорових громадян, це здається незначним числом, проте при населенні, що налічує в Україні 46-47 мільйонів громадян це могло б означати 235 людей для кожної рідкісної хвороби. Сухі цифри означають, що навіть притім, що «хвороби рідкісні, пацієнти з рідкісними хворобами – численні», тому «досить звичайно мати рідкісну хворобу». Насамперед, необхідно розуміти, що рідкісні хвороби можуть торкнутися будь-якої родини, у будь-який час. Це не тільки «щось жахливе, що трапляється з іншими людьми». Це - дуже жорстока дійсність, що може трапитися з кожним, хто має дитину, або у своєму власному житті. Більшість з рідкісних хвороб (наприклад такі як СМА, Муковисцидоз, Гоше, Аутизм, рідкісні форми раку та інші) - це важкі захворювання, що постійно прогресують і мають несприятливий прогноз, якщо не забезпечити хворих адекватним лікуванням, терапією. Лікування таких хвороб вимагає колосальних матеріальних витрат і високотехнологічного сучасного лікування. Термінологія рідкісних захворювань не тільки підкреслює рідкісність, але й негайно створює дистанцію між «слабкими людьми, у кого трапилося щось надзвичайно жахливе» і величезною більшістю громадян, які почувають себе захищеними низькою поширеністю рідкісних захворювань. Оскільки пацієнтів з рідкісними захворюваннями - меншість, існує недостатність суспільного розуміння; самі хвороби не представляють пріоритет для державної системи охорони здоров'я, фармацевтичний ринок для таких хвороб є настільки вузьким, що фармпромисловість утримується від вкладення капіталу в дослідження й розвиток обробки для них. В Україні люди з рідкісними захворюваннями виявилися заручниками недосконалості законодавства й неповороткості бюрократичної машини. Перешкоди, які ми зустрічаємо на своєму шляху - це відсутність нормативно-правового поля, фінансування. В Україні, на великий жаль, за життя й здоров'я своїх дітей борються тільки їхні батьки. 

За минулі кілька років багато держав Європи почали планування й розвиток власних Програм з рідкісних захворювань. Що може дати національна Програма по рідкісним захворюванням? Її прийняття означає, що для пацієнтів будуть дотримані життєво важливі принципи:

· гарантія того, що рідкісні хвороби відповідно класифіковані та діагностовано;
· гарантія того, що збільшено обсяг досліджень в області вивчення рідкісних хвороб;
· будуть створені Центри Експертизи, визначено їх зв'язок і участь у національній і наднаціональній Мережі;
· буде збережена гарантія на всебічну оцінку препаратів для рідкісних захворювань;
· буде залучення пацієнтів і їхніх представників у всіх стадіях процесу прийняття рішень;
· гарантія стійкості інфраструктур, розвинених для рідкісних захворювань.

Наукові дослідження дають надію незліченим пацієнтам з рідкісними захворюваннями, тим хто не має лікування сьогодні. У минуле десятиліття величезні прориви були зроблені в генетиці й медичній технології, подаючи надії пацієнтам на просування результатів від наукового до терапевтичного рівня. Однак, відсутність національної програми для рідкісних хвороб; відсутність розробки препаратів для невеликої кількості пацієнтів залишається актуальною проблемою, Існують незаперечні моральні, наукові, економічні причини для впровадження такої програми. Пацієнти з рідкісними захворюваннями мають такі ж права як і будь-який інший пацієнт на здоров'я й на реалістичні надії на новітнє лікування, а дослідження можуть привести до терапевтичних вигід для більш загальних хвороб. «Рідкісна Хвороба» може служити моделлю для більш загальних умов, бо складність рідкісних хвороб часто вимагає мультидисциплінарних, інноваційних підходів. Проте, ці дослідження вимагають наднаціональну загальну інфраструктуру, тривалі проекти й тривалий підхід за підтримки Держави. 

У підсумку, учасники Круглого столу 

виражають сподівання, що Звернення допоможе законодавчим структурам усвідомити загрозу рідкісних хвороб і потреби пацієнтів, що страждають від них,
очікують, що безпосереднім результатом акцій Міжнародного Дня Рідкісних Захворювань 2010 та Звернення стане те, що національна система охорони здоров'я, система соціального захисту поліпшать доступність і якість діагностування, клінічне обслуговування й турботу про пацієнтів з рідкісними хворобами; скористаються потенціалом співробітництва під девізом «Пацієнти й Науковці: Партнерство в ім'я життя». 
Учасники Круглого столу усвідомлюють, що 

від спільних дій Держави та батьків, досягнень науки, в значній мірі залежить життя пацієнтів з рідкісними захворюваннями,
підвищення ефективності діагностики й терапії рідкісних хвороб можна лише в рамках широкого міжнародного співробітництва й регулярного обміну інформацією. 
Учасники ставлять за мету через встановлення в системі державного медичного забезпечення, соціального захисту серед пріоритетних питань питання рідкісних захворювань, об'єднати потенціал Держави, організацій пацієнтів, міжнародний досвід для поглиблення розробки шляхів впровадження найсучасніших методів лікування, діагностики та профілактики захворювань та звертаються з проханням:

Сприяти на державному рівні процесу розробки та затвердженню заходів, спрямованих на створення «Національної Програми з Рідкісних Захворювань».

З повагою, представники учасників Круглого столу
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