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BRATISLAVA, 14.2.2017 - Posledny februdrovy den je kazdorocne venovany zriedkavym
chorobam. Chorobam, ktorych dnes pozname 6-8 000 a aj preto nie st zdaleka také zriedkave.
Ved' len na Slovensku nimi trpi odhadom az 300 000 pacientov! Témou tohtorocného
medzinarodného dia zriedkavych chordb, ktory si uz po 10 raz spolocne pripomenieme
28. februara 2017, je vyskum. Nedostatok odbornych informacii je najvicSou prekdzkou
v prevencii, diagnostike a lieche zriedkavych chordb. A tieto moze priniestiba vyskum, zaroven
prindSa nadej milionom ludi so zriedkavou chorobou a ich rodindm na celom svete. Den
zriedkavych chorob 2017 je preto vyzvou nielen pre vedcov, univerzity, lekarov, farmaceutov,
Studentov, ¢i farmaceuticky priemysel, ale aj tvorcov zdravotnickych politik, aby zdraznili
jeho vyznam pre ludi so zriedkavymi chorobami, ale aj celt spolocnost!

Predstavte si, ze navstivite svojho lekara, nedokaze Vam vSak pomdct; ani Vas odporucit’
k inému odbornikovi. Jednoducho nedokaze on, ani Ziadny iny lekar zistit, aky zdravotny
problém Vas vlastne trapi. Alebo si predstavte, ze lekari Vasu chorobu sice diagnostikuijt,
zaroven Vam vSak povedia, ze na fiu nie je liek, a nevedia Vam ani odporudit, ¢o dalej robit’
Alebo si predstavte, Ze liecha sice existuje, je vSak nepostacujica. Zmierni priznaky Vase]
choroby, ale nevylieci Vas, je len najlepSim moznym rieSenim. Predstavte si, Ze Zijete bez
odpovedi na vSetky tieto zakladné otazky. Neviete ako choroba zasiahne Vas, alebo Vami
milovant osobu, Vase dietd, sestru, ¢i brata. Ako doslova zo diia na den zmeni Vas Zivot, obrati
Vadu pracu, i Skolské povinnosti naruby.

A prave takyto je zivot mnohych pacientov a ich rodin so zriedkavou chorobou. Chorobou, ktord je zavazna, zivot ohrozujtica, progresivna,
a pre vacsinu z nas , nastastie” zriedkava (postihuje nie viac ako 5z 10 000 obyvatelov EU). Tieto rodiny majui len jedint nadej.

VYSKUM JE KLUGOM, PRINASA NADE) MILIONOM LUDI SO ZRIEDKAVOU CHOROBOU A ICH RODINAM NA CELOM SVETE.
Pomaha k identifikacii pricin a priebehu doposial' neznamych zriedkavych chordb, a moze napomdct’k ich lepSiemu porozumeniu.
Dokaze pomdct lekarom s identifikaciou spravnej diagnozy a priniest pacientom viac informacii o moznostiach liechy. Vyskum v oblasti
zriedkavych chordb je zakladom pre hladanie odpovedi a rieSeni pre pacientov so zriedkavymi chorobami, i uz ide o diagnostiku,

starostlivost'alebo liechu.

\/ pripade zaujmu o blizSie informacie sa mozete obratit'na lvanu Dvorakov(
mobhil: 0904 409 259, e-mail: dvorakova@alerion-slovakia.sk. Navstivte aj www.sazch.sk a www.zriedkave-choroby.sk



Fakty o vyskume v oblasti zriedkavych chordh

o Americkd (1983) aj eurdpska (2000) legislativa nastartovali vyskum v oblasti zriedkavych chordb. Iba v ramei Eurdpy bolo v rokoch
2007-2013 na vyskum v tejto oblasti uréenych €620 milionov, v rokoch 2014 a 2015 to holo £200milionov a pokracovali dalSie aktivity,
ktoré maju za ciel zatraktivnit zriedkavé choroby medzi vedcami a odbornikmi. Vo vicSine ¢lenskych Statov sa zvysilo financovanie
vyskumu v tejto oblasti.

e \/yskum napreduje. Vdaka vyskumu v tejto oblasti bolo za poslednych 10 rokov objavenych viac ako 100 novych liekov na zriedkavé
choroby. \/ Eurdpe aktudine prebieha 5000 vyskumnych projektov, ktoré hladaju riesenia pre 2000 roznych zriedkavych chordb. Okrem
toho aktuaine bezi 650 klinickych Studii na 300 zriedkavych chordb.

e Medzindrodny vyskum v oblasti zriedkavych chorob zabezpeci spolupracu medzindrodnych vedeckych timov a vznik medzindrodnych
klinickych Studi, ale predovetkym benefit pre vSetkych pacientov nezavisle od toho, v ktorej krajine Ziju. Tieto aktivity podporuju
projekty Eurdpskej referencnej siete (iet’Specializovanych pracovisk), Medzinarodné konzorcium vyskumnikov a Eurépsky ramcovy
program pre vyskum a inovaciu Horizont 2020.

e \lyskum v oblasti zriedkavych chordb redukuje naklady narodnych zdravotnych systémov. Vysledkom je, Ze spravne diagnostikovany
pacient so zriedkavou chorobou nepotrebuje Ziadne dalSie testy, neefektivne liecebné moznosti alebo hospitalizacie. Zaroven vyskum
v oblasti zriedkavych chordb prina$a nové informacie pre choroby castého vyskytu. Benefit z vyskumu v tejto oblasti je ¢asto ovela
vacsi ako by sme predpokladali, znamena napredovanie spolocnosti v oblasti vedy a poznania.

e \lyskum v oblasti zriedkavych chordb zahriia infrastruktdru kam patria registre, databazy, biobanky, ktoré vedci potrebuju na dalsi
vyskum. Takouto aktivitou je RD-Connect, ktora spaja vSetky informacné zdroje pre dalsi vyskum.

e \/ sucasnosti len niektoré eurdpske krajiny podporuju vyskum formou samostatnych vyskumnych projektov. Konzorcium E-Rare
spaja zodpovedné grantové agentry a ministerstva, umoziuje tak icast'vo medzinarodnych vyskumnych projektoch.

e Zakladny vyskum sa orientuje na priciny a mechanizmus zriedkavych chorab.
e Translacny vyskum sa zameriava na aplikovatelnost zaverov klinického vyskumu pre liecbu pacientov so zriedkavymi chorobami.
e Klinicky vyskum predstavuje testovanie liekov na zriedkavé choroby v humannych klinickych Studiach.

e Dolezity je aj vyskum v oblasti kvality Zivota, pracovnych ¢i vzdelavacich podmienok, integracie do spolocnosti a socialnych sluzieb
pre pacientov so zriedkavymi chorobami, ktory rozvija projekt INNOVCare.

e \lyskum v oblasti zriedkavych chorab tak meni tisicky Zivotov ludi so zriedkavymi chorobami na celom svete a ich rodin.
Dakujeme, 7e nam pomahate zvy$ovat povedomie o vyzname vyskumuv diagnostike, starostlivostialie¢be zriedkavych

chordb. Pretoze zriedkavé choroby nie sii Statistiky, ani malé ¢isla v nich.
Sii to pribehy realnych ludi medzi nami.
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