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Dragi prijatelji,

Obvescam vas, da je prislo do pomembnega koraka v upravljanju pomanjkanja Cerezyma, ki je zelo prizadelo
gaucherjeve bolnike po vsem svetu.

Evropska delovna skupina za gaucherjevo bolezen (EWGGD) se je 10. septembra sestala na nujnem sestanku v
kraju Bad Honnef (Nemcija). Sestanek je bil sklican na zeljo prof. Hansa Aertsa, predsednika EWGGD, ¢lanov
odbora Evropske zveze Gaucher (EGA) ter Stevilnih ¢lanov in zdravnikov skupine EWGGD. Srecanje sta vodila
in koordinirala prof. Timothy Cox (podpredsednik EWGGD) in prof. Carla Hollak, gostitelj sestanka pa je bil
prof. Stephan vom Dahl s podporo Nemske delovne skupine za prirojene metabolne motnje pri odraslih.

Evropski zdravniki so predstavili podrobnosti v zvezi z dostopnostjo zdravljenja v njihovih drzavah,
farmacevtska podjetja (Genzyme, Protalix, Shire in Actelion) pa so predstavila najnovejse informacije o svojih
proizvodih.

Vsi so se strinjali, da je potrebno razviti evropsko strategijo za upravljanje trenutne krize. Glavna zakljucka
sestanka sta bila:

1. Razvoj programa »EWGGD Cerezyme Emergency Treatment Protocol«, ki je namenjen bolnikom tipa I in
111, ki imajo v ¢asu pomanjkanja Cerezyma visoko tveganje za napredovanje bolezni ali nastanek zapletov.
Posebna zaloga Cerezyma bo na voljo najbolj kriticnim nezdravljenim bolnikom znotraj Evrope. Zanje lahko
zdravniki izpolnijo posebno vlogo, ki jo bo nato pregledal poseben odbor, sestavljen iz evropskih
strokovnjakov za gaucherjevo bolezen. Podrobnosti so v prilogi.

2. Objava ¢lanka v reviji “Blood Cells, Molecules and Diseases” v naslednjih dveh tednih. V ¢lanku bodo
predstavljena glavna spoznanja sreCanja, priporoc€ila glede identifikacije in spremljanja bolnikov, ogroZenih
zaradi zmanjSanja terapije, predlogi za nepristransko razdelitev preostalega Cerezyma in dostopnost do
ostalih moznih nacinov zdravljenja, vklju¢no s tistimi, ki so zakljucili fazo 3 klini¢nih raziskav, a $e niso bili
odobreni. Ko bo ¢lanek izSel, ga bomo objavili tudi na tej spletni strani.

Pomena tega sreCanja EWGGD in njegovih zaklju¢kov ne smemo podcenjevati. Delovna skupina EWGGD ima
dolgo zgodovino dejavnosti v dobro gaucherjevih bolnikov in strokovnjaki so na tem srecanju osnovali
konkretne korake z namenom v tem tezkem ¢asu pomagati najbolj kriti¢nim bolnikom znotraj Evrope.

Vas

Jeremy Manuel
Predsednik Evropske zveze Gaucher

V slovenscino prevedla I. Znidar.
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