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Tisztelt Elnok Ur!

Az Alaptorvény 7. cikk (1)-(2) bekezdése, valamint az Orszaggytilésrél szolo 2012. évi XXX VI.
torvény 42. § (8) bekezdése alapjan irasbeli valaszt igényld kérdést kivanok benyujtani

Az irésbeli valaszt igényl6 kérdés cimzettje: Dr. Kasler Miklés, emberi eréforrasok minisztere

Az irasbeli valaszt igénylo kérdés cime: "Megkaphatja-e az 6téves gyermek a Zolgensma
kezeléshez sziikséges allami tamogatast?"

Tisztelt Miniszter tr!

Egy oOtéves gyermek sziilei irtak Onnek levelet, amelyben pozitiv déntést kérnek a
gerinc eredet(i izomsorvadasban szenved6 gyermekiiknek egy fontos, de draga kezelés allami
tdmogatasidhoz. Mikdzben az id6 siirget, valaszt a csalad nem kapott Ont6.

Miutdn részemre torvényi kotelezettsége megadni a valaszt, ezért most én is elkiildom Onnek a
csalad levelét:

"Tisztelt Prof. Doktor Kdsler Miklés Ur!

El6szor is szeretnék bemutatkozni. Hornischer Aniké vagyok, egy SMA 1-es kis beteg, Galo Tamas

Dominik édesanyja. Eqy 4 éves 10 hénapos, cserfes, életviddm kisfitié, akinek a jovéérél Onok
fogjak meghozni a déntést, amikor elbirdljak a Zolgensma kérvénytinket.

Mielétt dontést hozndnak, szeretnénk, ha megldtndk a szamok kéz6tt, mogott, magdt a gyermeket is.
Szeretnénk, ha tudndk, min ment keresztiil eddigi kis életén és szeretnénk, ha megértenék, miért is
szeretnénk, ha megkaphatnad a génterdapidt.

Szeretném leszbégezni, hogy tudjuk, hogy nem csodaszer, tudjuk, hogy nem fog téle holnap jarni, de
azt is tudjuk, hogy az élet olyan teriiletén lehetne szamdra hatdsos, ami bizonyosan hatalmas
javuldst jelentene az életminbségében, ez pedig a nyelés, a rendes tdpldlkozds.

A mi kisfiunkrdl mdr kétszer lemondtak. Mindkét eset hatalmas nyomot hagyott benniink, és tudtuk,
hogy nekiink kell kiizdeni az életéért, mert 6 igenis élni akar!



Fél éves kora elétt vettiik észre a jeleket, tudtuk, hogy valami nincs rendben. Akkor mondtak le rdla
eloszor. Ekkor mi még nem is hallottunk az SMA-rél. A neurolégus Pader-Willi szindrémdval
diagnosztizalta és onnan kezdve, hogy értelmileg visszamaradott lesz, nem kaptunk semmi tandcsot,
csak hogy fejlessziik. Természetesen ezt el is kezdtiik, de végig hittem, hittiik, hogy ez nem igaz.
Lattam az okos csillogdst a szemében, tudtuk, hogy itt nincs vége, nem ez a végleges diagnozis.

Tiz honapon keresztiil hordtuk orvosrdl, orvosra, mire megkaptuk a végzetes diagnézist SMA 1-es
beteg. Ekkor mondtak le réla mdsodszor. Egy szot nem hallottunk a Spinrazarol, a kiilfoldi
lehet6ségekrdl. Csak arrdl, hogy ha nem birjuk elviselni a terhet, adjuk 6t Hospice hdzba és
probdlkozzunk Ujra...

Mi nem adtuk fel, mert ilyet egy sziil6 nem tehet és Isten veliink volt! Rdtaldltunk Belgiumban,
Liegben egy gydgyszerkisérleti programra és az utolsoé utani pillanatban be is kertiltiink. Tomika ott
kapta meg az els6 négy adag Spinrazat. Ekkor volt 16 hénapos és SMA 1-es tipushoz képest
hihetetleniil erés, mert élni akart. Az akkor 16 hoénapos kisfiunk, minden statisztikdt, szdmot
meghazudtolva 6ndlléan vette a levegbt és nem volt sziiksége szonddra az étkezéshez. Feliilirt
mindent, amit az orvostudomdny addig az SMA1-es betegeknek josolt.

Még nagyobb szerencsénkre, amikor mdr kint nem kaphatta a Spinrazat, itthon épp befogadtdk a
gyogyszert és az 5. kezelést mdr Budapesten kapta, ezért 6rokké hdldsak lesziink.

O az a kisfiu, aki az els6 adag el6tt, mdr csak a kezeit és a ldbait mozgatta, ma pedig mdr til 14
dézis utdn hihetetlen eredményeket mutat. Minden teriileten, kivéve a nyelést. Es pont ezért
kérvényeztiik a vdltdst. O az a kisfiu, aki mdr az dlldst gyakorolja a gyégytorndszdval, az dllitéban
2-3 ¢rdt dll és ugy kozlekedik a lakdsban, stabilan iil, és eqgyediil lefekszik iilésbél. O az a kisfil,
akirél megmondtdk, hogy sosem fog tudni beszélni, hisz eqy SMA 1-es beteg nem tud, ma pedig
megszdmldlhatatlan logopédia ordn til, folyamatosan beszél, be sem dll a kis szdja, mint az
egészséges kortdrsainak, viszont rengetegszer félrenyel. Minden étkezésnél rettegiink, hogy
félrenyel-e, hogy fel tudja-e kéhégni, hogy ha egyediil nem megy, mi idében tudunk-e rajta segiteni,
vagy itt a vége. Darabosan étkezik, hisz igénye van rd, kell a fogainak, az inyének, hogy gyakorolja
a rdgdst, de a Spinraza ezen a teriileten mdr nem segit, hisz 14 injekcié utdn is toporgunk e-téren. A
mai napig fekve iszik cumistivegb6l, mert iilve nem tud.

Ez az a pont, ahol vdltani szeretnénk, dacdra a Spinraza eredményeinek minden mds téren, mert a
Zolgensmarol bizonyitott, hogy dtjut a véragygaton és ezaltal jobban hat a nyelést szabdlyzo
agyidegekre. Mindig azon az dlldsponton voltunk, hogy inkdbb dlljon 1-2 évvel késébb, de a nyelés,
lélegzetvétel biztonsdgos legyen, mert az elengedhetetlen az élethez.

Szdmtalanszor hallottuk ellenérvnek, hogy nincs rd még hivatalos 0sszefoglald. Tudjuk, hogy nem is
lesz 1-2 éven beliil, mert kevés a gyermek. Tudjuk, hogy ezt a korcsoportot egy éve kezdték oltani
Németorszdagban és mostandban Olaszorszagban. Viszont Tomikdnak nincs ideje megvdrni a
hivatalos adatokat, mint ahogy a Spinrazanal sem volt. Hidba latjuk pdr év milva, hogy igenis
hatdsos, neki mdr késé lesz. O most 16 kg és 4 éves 10 hénapos. Ezt a 16 kg-ot pedig kemény
diétaval, megtartoztatdssal tudjuk korddban tartani, egy ideig, hisz nem éheztethetjiik, mert azzal az



ellenkezd eredményt vdltandnk ki. Hiszen az izmainak sziiksége van a megfeleld tdpanyagra.
Viszont latjuk a kezelt csaladokon, hogy igenis van eredmény, csak még nincs publikdlva.

Amiota kijott ez elsé publikdcié a génterdpiardl, azéta kovetjiik. Tudjuk, érezziik, hogy ez a mi
utunk. Elolvasok minden publikaciot és kerestiik a lehetoségeket, hogy bekertiljiink barhol a vilagon
egy kisérleti programba. Amikor a Strong programot ledllitottdk egy vildg dolt dssze benniink.
Amikor az Eurdpai Gyogyszerligyi Bizottsag 21-kg-ban dllapitotta meg a hatart, a vildg ujra kinyilt
eléttiink. Az elmult par honapot azzal toltdttem, hogy begytijtottem a vildg 6sszes orvosdnak az
elérhet6ségét, aki oltott id6sebb és nagyobb stllyal rendelkezd gyerekeket és elkiildtem a
neurologusunknak. Azt a valaszt kaptam, hogy én, mint anya nem vehetem fel a kapcsolatot, hisz
orvosi eredményeket ugysem kaphatnék, de megnyugtatott, hogy a NEAK felveszi a kapcsolatot
Németorszaggal hivatalosan.

Kérjiik, adja meg az esélyt Tomikdnak, a minél teljesebb élethez, mert mdr 6 négy éve nap, mint nap
felnétteket meghazudtolé akarattal kiizd a gyoégytorndkon, fejlesztéseken, zokszo nélkiil tiiri a
korzettet, az dllitét, megtanult kerekesszékkel és a Tommy runnal kézlekedni, megtanult beszélni,
pedig akkor még orvosilag esélyt sem adtak neki.

Kérjiik, ne On legyen a harmadik személy, aki nem adja meg az esélyt és lemond réla, kérjiik, hagy
kaphassa meg a mi kisfiunk is Zolgensma kezelést!

Tisztelettel: Galo Tamds Dominik, Hornischer Aniko és Galé Tamds"

Kérdezem Tisztelt Miniszter Urat, szamithat-e a csalad pozitiv elbiralasra, megkaphatja-e az 6téves
gyermek az emlitett Zolgensma kezeléshez sziikséges allami tamogatast?

Miutan a kezelés megkezdéséhez sziikséges id6 vészesen fogy, kérem, hogy a valaszt miel6bb -
nem megvarva a 11 napos hatarid6t - elkiildeni sziveskedjen. Bizom a pozitiv elbiralasban, és az
ennek megfeleld pozitiv valaszadasban.



