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Gentilissimi,
[bookmark: tw-target-text2]La mia famiglia [modificare a seconda dei casi] è affetta da una rara sindrome di cancro ereditario, chiamata Malattia di Von Hippel-Lindau (VHL). È una malattia genetica, a causa della quale varie forme di tumore possono crescere nel cervello, nella colonna vertebrale, negli occhi, nelle orecchie, nei reni, nelle ghiandole surrenali, nel pancreas e nell'epididimo/legamenti larghi. I bambini dall'età di 1 anno possono iniziare a sviluppare questi tumori e attualmente non esiste una cura. Attualmente, i pazienti con VHL vengono sottoposti a screening mediante TC e risonanza magnetica e altri esami, dalla prima infanzia fino alla fine della loro vita, per coprire tempestiva la comparsa di un nuovo tumore, che spesso può essere trattato chirurgicamente prima che il tumore si diffonda. Tuttavia, anche se con interventi chirurgici tempestivi si può evitare la diffusione metastatica del cancro, possono comunque verificarsi seri problemi, a seguito dei tumori e dei ripetuti interventi chirurgici. Tra questi: cecità, perdita cognitiva e di funzione da molteplici interventi chirurgici cerebrali, paralisi o mobilità limitata, insufficienza renale che richiede dialisi o trapianto, diabete di tipo 1, sordità, insufficienza surrenalica e pancreatica che richiedono farmaci per tutta la vita, infertilità.

[Aggiungere eventuali altre considerazoni personali]

[bookmark: tw-target-text3]Oggi esiste un nuovo medicinale per la VHL, chiamato Belzutifan (nome commerciale Welireg).
Il Belzutifan è stato approvato dalla FDA negli USA nell’agosto 2021) ed è in via  approvazione finale da parte del NICE nel Regno Unito (https://www.nice.org.uk/guidance/indevelopment/gid-ta10817). Il Belzutifan ha cambiato la vita delle persone affette da VHL, alterando in modo specifico la biologia delle cellule prive della proteina VHL [1]. È una compressa che può essere assunta a casa e ha solo effetti collaterali limitati. L'approvazione si è basata su uno studio clinico di fase 2 che ha seguito 61 pazienti VHL e ha registrato un chiaro beneficio clinico per quei pazienti in tutti i tipi di tumore, inclusa una drastica riduzione del numero di interventi chirurgici necessari [2]. Un recente aggiornamento con quasi 2,5 anni di follow-up di quegli stessi 61 pazienti con VHL ha riferito che il Belzutifan ha continuato a mostrare attività antitumorale nelle neoplasie correlate alla malattia VHL, inclusi tumori/cancri del rene, del pancreas, del cervello, della colonna vertebrale e degli occhi, senza nuovi problemi di sicurezza [3]. I ricercatori di quello studio di follow-up raccomandano che i loro "risultati supportano l'uso del Belzutifan come trattamento sistemico per la malattia VHL".


[bookmark: tw-target-text4]Tuttavia, in Europa, il Belzutifan è disponibile solo nel contesto di una sperimentazione clinica, per lo più destinata a pazienti con carcinoma renale metastatico, non necessariamente pazienti VHL. Ci sono circa 12.500 pazienti affetti da VHL nei 27 paesi dell'UE. L'EMA non ha nemmeno avviato il processo di approvazione del Belzutifan, nonostante il suo uso diffuso negli Stati Uniti da quasi un anno e mezzo. Nel frattempo, i pazienti europei VHL muoiono per tumori cerebrali inoperabili, diventano inutilmente diabetici di tipo 1, diventano pazienti in dialisi perché il tessuto renale rimanente ha un nuovo tumore, diventano irreversibilmente ciechi o sordi e, anche nei migliori scenari, sono sottoposti a interventi chirurgici non necessari. L'impatto psicosociale è enorme, sconvolge vite e lavoro, a maggior ragione essendo informati dal web che altri pazienti VHL negli Stati Uniti, e presto nel Regno Unito, hanno accesso a un trattamento che non è disponibile per i pazienti europei. Con enormi costi personali, diversi pazienti si stanno trasferendo negli Stati Uniti, o cercano cure lì, per accedere al Belzutifan.

[bookmark: tw-target-text]Chiediamo all'EMA un'azione immediata e la considerazione del Belzutifan per i pazienti con VHL. Questa discrepanza di accesso tra USA e UE è inaccettabile. Non ci sono seri problemi di sicurezza  per la salute e nessun paziente è deceduto a causa degli effetti correlati al trattamento. Invece, i pazienti stanno morendo per mancanza di azione da parte dell'EMA.

[bookmark: tw-target-text1]Ci auguriamo sinceramente che l'EMA prenda presto in considerazione il Belzutifan per i pazienti con VHL.

Cordiali saluti,


[NOME]
[Città, Stato]
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