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Szanowni Panstwo,

piszemy do Panstwa jako przedstawiciele Stowarzyszenia Myotonic Dystrophy Type 1
Hope Poland - zrzeszajgcego osoby chore na dystrofie miotoniczng typu 1 (DM1) oraz ich

rodziny.

Z ogromng nadziejg przyjelismy informacje o przejeciu firmy Avidity Biosciences przez
Novartis oraz o dalszym rozwoju programu delpacibart etedesiran (del-desiran). Dla swiata
farmaciji to jeden z wielu projektéw badawczych. Dla nas — to realna szansa na zycie

Z mniejszym cierpieniem, wolniejszym postepem choroby, dtuzszg samodzielnoscia.

DM1 to choroba, ktéra zabiera sprawnos¢, gtos, mimike twarzy, mozliwos¢ pracy,
a czesto takze godnosé. Dotyka catych rodzin — rodzicow, dzieci, partneréw. Wielu naszych
cztonkdw nie ma juz czasu, by czeka¢ latami na kolejne etapy procedur bez jasnej
perspektywy.

Piszgc do Panstwa, nie prosimy o obietnice niemozliwe do spetnienia. Prosimy o

pamie¢ o ludziach, ktérzy stojg po drugiej stronie wynikoéw badan i wykresow:

— 0 pacjentach, ktorzy kazdego dnia tracg site w dtoniach i nogach,
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— 0 dzieciach, ktére obserwujg chorobe u rodzica i bojg sie wtasnej przyszitosci,

— o0 rodzinach, ktére zyjg w zawieszeniu, czekajgc na jakikolwiek przetom.

Chcielibyémy, aby gtos pacjentow byt styszalny w procesie dalszego rozwoju terapii
— zarowno w kontekscie badan klinicznych, jak i przysztej dostepnosci leczenia w Europie,

w tym w Polsce.

Jestesmy gotowi do dialogu, do wspétpracy, do dzielenia sie doswiadczeniem zycia z

DM1. Bo za kazdg czgsteczkg RNA stoi konkretny cztowiek.

Dziekujemy za Panstwa prace i za to, ze dostrzegajg Panstwo choroby rzadkie —

nawet wtedy, gdy dotyczg niewielkiej liczby pacjentow.

Z wyrazami szacunku i nadzieja,

Joanna Rydygier-Tomicka

Prezes Zarzgdu
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