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Informacja prasowa

Chorzy na nowotwory ztosliwe powinni mie¢ zagwarantowany dostep do
profilaktyki, diagnostyki, terapii oraz opieki paliatywnej

Nowotwory w Unii Europejskiej i w Polsce

Co 9 sekund diagnozuje sie nowy przypadek zachorowania na raka w Unii Europejskiej (UE). Rak
jest drugg, po chorobach ukfadu krgzenia, najczestszg przyczyng zgondw w panstwach wspolnoty
europejskiej. W 2013 r. nowotwory byly powodem 26% wszystkich zgonéw. W 2013 r.
we wszystkich panstwach cztonkowskich, z tego powodu, zmarto ponad 1,3 min oséb.
Zachorowalno$¢ na raka stanowi ogromne obcigzenie dla systemdéw opieki zdrowotnej
i spotecznej, obcigza budzety rzadowe, negatywnie wplywa na wydajnos¢ oraz wzrost
gospodarki, w tym na zdrowie pracownikéw w UE. Jesli nie podejmiemy dziatan, do 2035 r.,
liczba przypadkéw zachorowan moze sie podwoic i choroby nowotworowe stang sie gtéwna
przyczyna smierci w Unii Europejskiej.



Mozna jednak unikngé 40% wszystkich przypadkéw zachorowan, jezeli zostang wdrozone
zalecenia, majace na celu zmniejszenie ryzyka, przedstawione w Europejskim Kodeksie Walki
z Rakiem. Rak to takze jedna z wielu choréb niezakaznych, ktére majg wspdlne czynniki ryzyka,
a to oznacza, ze skuteczne jej zapobieganie i kontrolowanie przyniostoby korzysci wiekszosci
obywateli. Zachorowania na nowotwory majg nie tylko wptyw na zdrowie poszczegdlnych osob,
lecz takze na krajowe systemy opieki zdrowotnej i systemy socjalne, budzety panstw oraz
wydajnos¢ i wzrost gospodarczy, w tym takze zdrowie pracownikéw. Dane wskazujg, ze pilnie
trzeba podnies¢ efektywnos¢ systeméw opieki zdrowotnej i poprawi¢ ich zdolnosci
dostosowawcze oraz zwiekszy¢ dostepnosé swiadczen. W szczegdlnosci wazne jest wspieranie
panstw cztonkowskich, ktére najbardziej potrzebujg prowadzenia polityki opartej
na zgromadzonych danych, tak by wszyscy obywatele UE mieli dostep do skutecznej profilaktyki
i opieki onkologicznej?.

Onkologia jest jednym z gtéwnych priorytetdw Komisji Europejskiej w dziedzinie zdrowia.
4 lutego 2020 r. Komisja Europejska rozpoczeta konsultacje publiczne w sprawie tego planu,
na konferencji pod hastem , Europejski Plan Walki z Rakiem — Mierzymy Wyzej” (Europe’s Beating
Cancer Planlet’s Strive For More)2. Europejski Cancer Plan proponuje dziatania na kazdym
kluczowym etapie choroby nowotworowej:

o profilaktyka: zapobieganie nowotworom jest najprostszym i najskuteczniejszym
sposobem zmniejszenia zachorowalnoéci na raka w UE. Srodki zapobiegawcze moga
obejmowac lepszy dostep do zdrowej diety i szczepien; srodki ograniczajgce czynniki
ryzyka srodowiskowego, takie jak zanieczyszczenie i narazenie na dziatanie substancji
chemicznych; badania i zwiekszanie swiadomosci;

e wczesne wykrywanie i diagnoza: srodki zwiekszajgce szanse na lepsze wyniki zdrowotne,
za sprawg wczesnej diagnostyki, mogg obejmowac poszerzenie zakresu populacji
docelowej, objetej badaniami przesiewowymi w kierunku raka; wieksze wykorzystanie
rozwigzan cyfrowych i wsparcie techniczne na rzecz panstw cztonkowskich;

e leczenie i opieka: srodki majgce na celu poprawe opieki nad chorymi na raka i wyniki
leczenia choréb nowotworowych moga byé przeznaczone na lepszy dostep do wysokiej
jakosci leczenia i korzystanie z nowych terapii; zapewnienie dostepnosci i przystepnosci
cenowej podstawowych lekéw; innowacje i badania naukowe;

o jakos¢ zycia: srodki zapewniajgce mozliwie najlepszg jakos¢ zycia pacjentom chorym
na raka, osobom, ktére wygraty walke z rakiem oraz opiekunom mogg obejmowac srodki,
majace na celu poprawe sytuacji zawodowej; zapobieganie dyskryminacji; zapewnienie
opieki paliatywnej i wymiane najlepszych praktyk3.

Na choroby nowotworowe kazdego roku zapada ponad 160 tys. Polakdw, a ok. 100 tys. umiera
z ich powodu. W Polsce zyje okoto 1 min oséb, u ktdérych zdiagnozowano lub wyleczono

! https://ec.europa.eu/health/non _communicable diseases/cancer pl
2 https://ec.europa.eu/health/non_communicable diseases/events/ev 20200204 en
3 https://ec.europa.eu/poland/news/200204 cancer pl
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nowotwdér, a prognozy wskazujg, ze w ciggu najblizszych 5 lat liczba pacjentéw onkologicznych
moze wzrosngc o 15%, zas w perspektywie 10 lat o 28%. Narodowa Strategia Onkologiczna (NSO)
to program wieloletni na lata 2020-2030 wprowadzajgcy kompleksowe zmiany w polskiej
onkologii. Celem nadrzednym NSO jest wzrost odsetka oséb przezywajacych 5 lat od zakoriczenia
terapii onkologicznej, a takze zwiekszenie wykrywalnosci nowotworow we wczesnych stadiach
oraz poprawa jakosci zycia w trakcie i po ukoriczonym leczeniu®.

Z perspektywy pacjentow chorych na nowotwory kontekst pandemii COVID-19 jest olbrzymim
zagrozeniem. Sytuacja epidemiologiczna nie powinna by¢ przestankg do zahamowania
diagnostyki i procesu leczenia. Kazdy pacjent ma prawo do rozpoczecia i kontynuowania terapii
przeciwnowotworowe]. Dotyczy to takze pacjentow z podejrzeniem nowotworu - oni rowniez nie
powinni pozosta¢ bez opieki. Obecnie najwyzszym priorytetem jest zachowanie bezpieczenstwa
i prawidtowosci wielospecjalistycznego, radykalnego leczenia chorych na nowotwory.
Organizacje pacjentow informuja, ze wiekszo$¢ centrow onkologii i szpitali zajmujacych sie
leczeniem onkologicznym ma problemy z prowadzeniem $wiadczen diagnostycznych
i leczniczych. Wg danych NFZ liczba wykonanych endoskopowych zabiegéw przewodu
pokarmowego w lecznictwie zamknietym we wrzesniu 2020 r. wyniosta ok. 2,5 tys. i zmniejszyta
sie ponad trzykrotnie w pordéwnaniu z wrze$niem 2019 r. (ok. 8,2 tys.). Liczba badan
endoskopowych przewodu pokarmowego (kolonoskopii) w AOS we wrzesniu 2020 r. wyniosta
ok. 11 tys. i zmniejszyta sie ok. dwa i poét raza w poréwnaniu z wrzesniem 2019 r. (ok. 28 tys.).
Pamietajgc o tym, jakie znaczenie ma dla pacjenta onkologicznego dostep do diagnostyki i metod
leczenia zalecanych przez standardy kliniczne polskich towarzystw naukowych, nalezy podkresli¢
poprawe w dostepie do nowoczesnych terapii w latach 2018-2020. Jednocze$nie nie moze
umkna¢ naszej uwadze fakt, ze polscy chorzy onkologiczni czekajg na dostep refundacyjny
do nowych, mogacych decydowac o ich zyciu, terapii. Przedstawiono to w czesci poswieconej
poszczegdlnym nowotworom.

Wybrane aktualne wyzwania terapii guzow litych i nowotwordéw krwi w Polsce

Rak ptuca

Jak wskazujg statystyki, 40% pacjentdw z rakiem ptuca to osoby w wieku produkcyjnym (ponizej
65. roku zycia). Co roku z powodu raka ptuca umiera ok. 23 tys. chorych, co stanowi ok. 24%
wszystkich zgondw w nastepstwie nowotwordéw. Liczba zgondw spowodowanych rakiem ptuca
jest réwna tacznej liczbie zgondw z powodu az 5 nowotwordw, na leczenie ktérych przeznaczane
sg najwieksze srodki budzetowe - raka piersi, czerniaka, raka jelita grubego, szpiczaka mnogiego
oraz raka nerki. tacznie na leczenie w ramach programow lekowych: raka piersi, czerniaka, raka
jelita grubego, szpiczaka mnogiego i raka nerki — 5 nowotworéw z najwyzszymi naktadami
finansowymi na leczenie - NFZ przeznacza rocznie ok 1,2 mld PLN. Tymczasem na program

4 Narodowa Strategia Onkologiczna. Ministerstwo Zdrowia Dostepne: https://www.gov.pl/web/zdrowie/narodowa-
strategia-onkologiczna
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lekowy raka ptuca, w 2019, przeznaczono 8 razy mniej —ok. 159 min PLN. Rocznie tylko
ok. 2 tysigce pacjentdw z rakiem ptuca jest leczonych w ramach programu lekowego,
co odpowiada zaledwie 10-15% rocznej liczby zachorowan. To, w najlepszy sposdb, obrazuje
ogromng potrzebe dodania nowych innowacyjnych czasteczek do tego programu, a co za tym
idzie wzrostu finansowania w ramach tego programu lekowego. Wiekszos¢ pacjentéw z rakiem
ptuca diagnozowana jest w Polsce w zaawansowanym IV stadium choroby. Do tej pory dla tych
pacjentéw mozliwe byto jedynie leczenie paliatywne, ale od jakiegos$ czasu dostepne sg takze
innowacyjne leki umozliwiajgce znaczne wydtuzenie ich zycia. W tym przypadku podstawa
leczenia nadal jest tylko i wytgcznie chemioterapia. Od lat 70. XX w. do 2012 roku, wskaznik
5 letnich przezy¢ w przypadku raka ptuca wzrdst z poziomu 12% do zaledwie 19%. 80% chorych
z rakiem ptuca to pacjenci w IV stadium zaawansowania choroby. Cho¢ Ministerstwo Zdrowia
stara sie refundowa¢ nowe czasteczki, stosowane w terapii raka ptuca, to ze wzgledu
na ograniczony zakres refundacji, leczeniem objeto wytgcznie bardzo waskie grupy pacjentow
(pacjentdw z obecnymi mutacjami EGFR czy ALK stanowigcych zaledwie do 15% wszystkich
chorych w tym stadium). Wystepujg znaczne nieréwnosci w zakresie dostepu do innowacyjnych
rozwigzan terapeutycznych pomiedzy | a Il linig leczenia u chorych z IV stadium zaawansowania
raka ptuca. W przypadku Il linii leczenia wszyscy pacjenci majg dostep do przynajmniej jednej
innowacyjnej terapii (immunoterapii). W przypadku | linii ok. 66% chorych (6-7 tys. z 11 tys.)
nadal pozbawionych jest dostepu do immunoterapii (innowacyjnego rozwigzania
terapeutycznego). Refundacja immunochemii w | linii zapewni dostep do innowacyjne;j terapii dla
nawet 3,5 tys. chorych z rakiem ptuca, obecnie catkowicie pozbawionych dostepu
do nowoczesnych terapii lekowych. Nowa opcja terapeutyczna — pembrolizumab w potaczeniu
z chemioterapiag w ramach | linii leczenia - moze wydtuzy¢ srednia mediane przezycia
o dodatkowe 12 miesiecy. Terapia pembrolizumabem w pofaczeniu z chemioterapig jest
finansowana z budzetu ptfatnika publicznego juz w 25 krajow europejskich, a od 1 sierpnia 2020
r., zarowno typ nieptaskonabtonkowy, jak i ptaskonabtonkowy niedrobnokomdrkowego raka
ptuca zostat objety refundacja w Republice Czeskiej oraz w Grecji. W ostatnich decyzjach
refundacyjnych Ministra Zdrowia we wrzesniu 2020 r. w raku ptuca refundacjg zostat objety
nivolumab - dla pacjentéw w Il linii leczenia niedrobnokomdrkowego raka ptuca o typie
nieptaskonabtonkowym, jednak nalezy pamietaé, ze zaledwie 30-40% dozywa Il linii leczenia.
W wielu obszarach terapeutycznych leczenie | linii jest znacznie skuteczniejsze niz terapia
w ramach kolejnych linii leczenia.

Gtéwnym celem, na ktérym powinnismy sie skupic jest zwiekszenie wskaznika 5-letnich przezy¢
w raku ptuca. Drogg do tego, obok dziatan profilaktycznych, jest przede wszystkim pilna poprawa
w obszarze diagnostyki patomorfologicznej, molekularnej i genetycznej (standaryzacja, szybkos¢
dziatania, rownomierne rozmieszczenie os$rodkéw diagnostycznych, jednoczasowos$¢, a nie
rozproszenie) oraz zapewnienie dostepu do leczenia nowoczesnymi lekami o udowodnionym
wptywie na przezycia wieloletnie — to one zmieniajg obraz leczenia raka ptuca. Wartos$¢ tych
lekdw zostata obiektywnie oceniona przez zespodt polskich ekspertéw, onkologéw klinicznych.
Na podstawie ich opinii zostata stworzona lista TOP 10 ONKO, czyli lekdw najbardziej



wyczekiwanych przez klinicystdw, o najwiekszych korzysciach dla pacjentéw. Znalazty sie na niej
az 3 leki na raka ptuca, w tym na 1. miejscu - durvalumab. To jedyny lek dajgcy szanse
na catkowite wyleczenie miejscowo zaawansowanego, nieoperacyjnego niedrobnokomérkowego
raka ptuca (NDRP). Wyniki badania PACIFIC w dtuzszym horyzoncie czasowym wskazujg, ze 5 lat
przezywa 37,6% chorych leczonych durvalumabem wobec 19,1% kontrolowanego placebo.
Oznacza to, ze rdéznica w odsetku przezy¢ 5-letnich (wskaznik stosowany jako definicja
wyleczenia) wynosi 18,5 punktéw procentowych (niemal podwojenie odsetka przezy¢ 5-letnich).
Krétkotrwate (9 miesiecy) stosowanie durvalumabu przynosi dtugotrwate efekty kliniczne -
po 4 latach niemal potowa chorych na durvalumabie nadal zyje. Z kolei zastosowanie
ozymertynibu w | linii leczenia zaawansowanego niedrobnokomdrkowego raka ptuca daje
wydtuzenie mediany przezycia catkowitego o 19,5 miesigca. Wyniki badania FLAURA w dtuzszym
horyzoncie czasowym wskazujg, ze 5 lat przezywa 32,9% chorych leczonych ozymertynibem
wobec 13,0% chorych z grupy leczonej obecnym standardem — czyli mamy rdznice 19,9 punktdéw
procentowych - co oznacza wiecej niz podwojenie wskaznika przezy¢ 5-letnich w tej populacji.
Jest to jedyny lek sposrod lekéw z grupy EGFR-TKI, ktéry pokonuje bariere krew mézg i dzieki
temu dziata w przypadku przerzutéow do osrodkowego uktadu nerwowego.

Rak nerki

Rak nerkowokomodrkowy jest trzecim pod wzgledem zachorowalnosci nowotworem ztosliwym
uktadu narzadéw moczowo-ptciowych. W Polsce rocznie na raka nerki zachorowuje ok. 5 tys.
0sOb, a umiera ok. 2,5 tys. oséb. Odsetek przezy¢ 5-letnich wsrdd chorych wynosi w Polsce
ok. 54%. Bardzo wazne jest wczesne wykrycie nowotworu. Podstawowa opcja terapeutyczna
zaréwno dla pacjentéw z rakiem nerki, jak i dla wielu innych ze zdiagnozowang chorobg
nowotworowg to chirurgiczne usuniecie guza. Nie jest to jednak mozliwe, gdy rak zostaje wykryty
w zaawansowanym stadium. Zgodnie z wytycznymi Polskiego Towarzystwa Urologicznego
leczenie chorych z zaawansowanym/przerzutowym rakiem nerki ma charakter
multidyscyplinarny i wielokierunkowy. Szansg dla chorych jest szybkie wdrozenie skutecznej
farmakoterapii od chwili wykrycia nowotworu. Istotnym elementem terapii jest immunoterapia,
wykorzystujgca m.in. iplimumab, nivolumab, pembrolizumab z axitinibem, interferon alfa,
bewacizumab oraz interleukine 2. Wazng role odgrywajg rowniez terapie celowane z inhibitorami
kinazy tyrozynowe] (sorafenib, sunitynib, pazopanib, aksytynib, kabozantynib, lawantynib,
tiwozanib) oraz inhibitory kinazy mTOR (temsirolimus, ewerolimus). Obecnie w ramach programu
lekowego B.10 ,Leczenie raka nerki (ICD-10 C64)”: w | linii leczenia raka nerki oraz
po niepowodzeniu leczenia za pomocg cytokin finansowane sg: sunitynib, sorafenib, pazopanib
oraz temsyrolimus. Leki nowej generacji znaczgco poprawity rokowanie chorych z rakiem nerki.
Dlatego tez istnieje potrzeba refundacji pozostatych lekéw zawartych w standardach klinicznych.
Potrzebne sg znaczace zmiany opisu programu lekowego w raku nerki i objecie finansowaniem
nowych terapii.



Rak jajnika

W Polsce notuje sie rocznie blisko 3,5 tys. zachorowan na nowotwor ztosliwy jajnika i liczba
ta systematycznie rosnie. Ponad 50% dotyczy kobiet miedzy 50. a 69. rokiem zycia. Rak jajnika
stanowi czwartg przyczyne zgondéw wsrod wszystkich nowotwordw ztosliwych wystepujgcych
u kobiet. Umieralnos¢ z powodu nowotworéw jajnika w Polsce jest ponad 15% wyzsza niz srednia
dla krajow Unii Europejskiej. Niestety okoto 70% rozpoznanych nowotworéw jest
diagnozowanych w pdznym stadium zaawansowania (stopien Il i 1V), co znaczgco utrudnia
skuteczne leczenie. Rozwojowi raka jajnika towarzyszy szereg niespecyficznych objawdéw. Mogg
by¢ to symptomy ze strony przewodu pokarmowego takie jak: wzdecia, uczucie petnosci
w brzuchu, odbijania, powiekszenie sie obwodu brzucha. Rak jajnika rzadziej daje objawy
ze strony narzgdu rodnego, jak nieprawidtowe krwawienia czy uczucie ucisku w miednicy.
Wymienione objawy mogg sie wigza¢ z innym schorzeniami, a wiekszo$¢ z nich moze
wystepowac u kobiet, ktére nie chorujg na raka jajnika. Stadium zaawansowania choroby
w momencie diagnozy jest jednym z wazniejszych czynnikéw predykcyjnych.

Postepowanie w przypadku raka jajnika obejmuje leczenie chirurgiczne i w wiekszosci
przypadkdédw chemioterapie opartg na pochodnych platyny. Pomimo wysokiego odsetka
odpowiedzi na chemioterapie na bazie platyny w | linii, okoto 85% pacjentek dos$wiadczy nawrotu
choroby. Dla wiekszosci z nich schorzenie to staje sie cyklem nastepujgcych po sobie okresow
nawrotéw i coraz krétszych okreséw wolnych od objawdw, az do etapu braku odpowiedzi
na leczenie cytostatykami. Szansg dla kobiet jest terapia podtrzymujaca inhibitorami polimeraz
poli-ADP-rybozy (PARP), ktére hamujg wzrost nowotwordéw. Preparaty, takie jak olaparyb
i niraparyb sg zarejestrowane do stosowania niezaleznie od statusu mutacji BRCA. U pacjentek
z mutacjg w genach BRCA zastosowanie inhibitorow PARP w Il linii leczenia pozwala
na czterokrotne wydtuzenie czasu przezycia wolnego od progresji choroby w poréwnaniu
z placebo. Dla pacjentek bez mutacji BRCA terapia podtrzymujgca nie jest obecnie refundowana.
W Polsce standard postepowania polega na obserwacji chorych, bez aktywnego leczenia (tzw.
watch & wait). Jak pokazujg wyniki badan, w tej grupie chorych, inhibitory PARP pozwalajg
na ponad dwukrotne wydtuzenie czasu wolnego od progresji w porownaniu z placebo. W krajach
takich jak Niemcy, Francja, Hiszpania czy Wielka Brytania zaréwno pacjentki z mutacja, jak i bez
mutacji BRCA majg dostep do refundowanej terapii inhibitorami PARP.

Priorytetem w przypadku kobiet chorujgcych na raka jajnika jest jak najszybsze zapewnienie
optymalnego leczenia pacjentek z nowo rozpoznanym rakiem jajnika w programie lekowym
(refundacja olaparybu w | linii). W leczeniu najwazniejsze jest maksymalne wydtuzenie czasu
miedzy kolejnymi nawrotami. W przypadku pacjentek z BRCA-zaleznym rakiem jajnika mozliwe
jest, poza standardowg chemioterapia, zastosowanie leczenia podtrzymujgcego inhibitorami
enzymow PARP (olaparyb). Na podstawie wynikéw badania Il fazy SOLO-1 udowodniono,
ze niemal potowa pacjentek (48,3%) przezywa bez progresji 5 lat, czyli az o 3,5 roku dtuzej niz
obecnie w stosunku do braku leczenia podtrzymujgcego (placebo) stosujgc olaparyb w I linii.



W Polsce, ukierunkowane molekularnie leczenie podtrzymujgce inhibitorami PARP w | linii
(olaparyb) dostepne jest dla pacjentek jedynie w ramach Ratunkowego Dostepu do Technologii
Lekowych RDTL. Obecne rozwigzanie jest problematyczne - zgodnie z ustawg o Funduszu
Medycznym, finansowanie terapii ma odbywac sie z budzetu szpitali, ktdre czesto sg zadtuzone
i nie posiadajg dodatkowych Zrdodet finansowania.

Rak watroby

Kazdego roku w Polsce rozpoznaje sie blisko 3 tys. zachorowan na nowotwér ztosliwy watroby
(rak watrobowokomadrkowy HCC). Plasuje sie on na trzecim miejscu na $wiecie pod wzgledem
liczby zgondéw z powodu nowotwordéw ztosliwych, co wynika m.in. z braku wczesnych objawow
choroby i rozpoznawania jej w zaawansowanych stadiach klinicznych. Najczesciej wystepujacym
pierwotnym nowotworem ztosliwym watroby jest HCC (rak watrobowokomaérkowy).

Przewlekte wirusowe zapalenie watroby typu C jest gtdwng przyczyng raka
watrobowokomadrkowego, a wywotujacy chorobe wirus HCV moze przez wiele lat niszczy¢
watrobe, nie dajac jednoznacznych objawdw. Wcigz wielu Polakdéw zyje z zakazeniem, nie zdajac
sobie z tego sprawy. Wirusowe zapalenie watroby typu C (WZW typu C) jest chorobg przewlektfa
wywotang przez wirus HCV (hepatitis C). Wirus ten zostat zidentyfikowany w 1989 r. Mozna sie
nim zakazi¢ przez krew, gdy dochodzi do naruszenia ciggtosci tkanek. Dzieje sie tak gtéwnie przy
zabiegach medycznych i pozamedycznych, stomatologicznych, transfuzji krwi, zabiegach
kosmetycznych, fryzjerskich, manicure, tatuazu czy medycyny estetycznej. Dzisiaj na zakazenie
s3 najbardziej narazone osoby, ktére m.in. byly wielokrotnie hospitalizowane, pracujg
w osrodkach medycznych, przechodzity transfuzje krwi, miaty lub majg kontakt z narkotykami.
W przypadku wiekszosci oséb z wirusem (ok. 75-80%), po ok. 6 miesigcach od zakazenia,
dochodzi do jego fazy przewlektej, co oznacza, ze choroba bedzie postepowac i prowadzi¢
do powaznych nastepstw. Zakazenie HCV przebiega bezobjawowo, przez nawet 20-30 lat, nie
dajac charakterystycznych objawéw. Wedtug WHO, na S$wiecie zyje ok. 70 min oséb
z przewlektym HCV. W Polsce liczba ta szacowana jest na 150 tys. osdb. Z czego az 80% nie
ma wiedzy o swojej chorobie, nieSwiadomie powodujgc dalsze zakazenia.

Na WZW typu C nie ma szczepionki, ale obecnie jest to jedyna z chordéb przewlektych, ktorg da sie
catkowicie wyleczyé. Przetom w terapii WZW C osiggnieto w 2016 r. po wprowadzeniu
do praktyki klinicznej lekéw z tzw. grupy DAA (Direct Acting Antivirals) — czyli lekéw dziatajgcych
bezposrednio na wirusa HCV. To terapie o blisko 100% skutecznosci, bezpieczne dla pacjenta
i podawane tylko przez kilka tygodni (wczesniej uzywano w leczeniu WZW C terapii opartej
o interferon, ktora byfta bardzo obcigzajgca dla organizmu, skuteczna w ok. 50% i trwata
kilkadziesigt tygodni). To bardzo dobry standard leczenia, zgodny z wytycznymi europejskich
towarzystw naukowych, dzieki ktoremu lekarze moga wyleczyé niemal kazdego pacjenta. Dzisiaj
specjalisci dysponujg czterema opcjami terapeutycznymi dostepnymi w osrodkach, w ktdrych
realizowany jest program lekowy leczenia przewlektego WZW typu C terapiami



bezinterferonowymi (B71), co oznacza, ze sg one dostepne dla pacjenta bezptatnie. Krétkie
w stosowaniu terapie sg szczegdlnie wazne dzi$, kiedy na co dzien zmagamy sie z pandemia
COVID-19. To dzieki nim pacjent moze by¢ wyleczony szybciej, przez co odbywa mniej wizyt
w osrodkach leczenia, jest mniej narazony na inne zakazenia i choroby. Zmniejsza to réowniez
wykorzystanie zasoboéw w szpitalach i tak juz bardzo obcigzonych ze wzgledu na pacjentow
z COVID-19.

Kluczowym  warunkiem skutecznosci dziatan, zmierzajgcych do eliminacji wirusa
ze spoteczenstwa, jest wczesna diagnoza osdéb zakazonych oraz poddanie ich nowoczesnemu
leczeniu. Dostep do przetomowych terapii WZW C jest ogromng wartoscig dla polskich pacjentow
i zdrowia publicznego. Brakuje jednak funduszy na profilaktyke i testowanie. Wcigz wiec wielu
Polakéw zyje z zakazeniem, nie zdajgc sobie z tego sprawy. W wiekszosci panstw Unii
Europejskiej wdrozone zostaty narodowe plany eliminacji HCV. W Polsce lekarz rodzinny nie
moze zleci¢ badania wykrywajgcego zakazenie. Oczekiwane sg decyzje dotyczace finansowania
badan przesiewowych w kierunku HCV dla grup najwiekszego ryzyka.

Szpiczak plazmocytowy

Szpiczak plazmocytowy jest nowotworem ztosliwym uktadu krwiotwdrczego, wywodzacym sie
z dojrzatych komérek uktadu odpornosciowego, nazywanych plazmocytami. Choroba
charakteryzuje sie postepujgcym rozprzestrzenianiem sie zmienionych nowotworowo
plazmocytéw w szpiku kostnym i ostabieniem struktury kosci, zwfaszcza kregostupa, zeber,
mostka, miednicy i czaszki. Obok inwalidztwa zwigzanego z uszkodzeniem kosci, nastepstwem
rozwoju choroby jest ostabienie czynnosci krwiotwdrczej szpiku, uszkodzenie nerek i skfonnos¢
do zakazeA®. W 2016 r. w systemie ptatnika publicznego odnotowano blisko 2,6 tys. nowych
zachorowan na szpiczaka plazmocytowego. Byta to wartos¢ nieznacznie wyzsza niz w latach
2014-2015. Najczestszymi pacjentami byty kobiety powyzej 65. roku zycia, jednak w odniesieniu
do wielkosci populacji najwyzsze odsetki oséb chorych wystepowaty w przypadku mezczyzn
powyzej 75. roku zycia. Sposréd nowo rozpoznanych pacjentéw blisko 60% byto leczonych
chemioterapia dedykowanga szpiczakowi. Prawie 75% pacjentow leczono jednym schematem
leczenia. Dominowat schemat VTD (32% pacjentdéw). Autologiczne przeszczepienie komorek
krwiotwadrczych, sprawozdane u 18% nowo rozpoznanych pacjentow, wykonywane byto srednio
po uptywie 327 dni od rozpoczecia leczenia. Prawie 400 rozpoznanych w 2016 r. oséb (15%) byto
w latach 2016-2018 uczestnikiem programu lekowego®. W raporcie NFZ z 2019 r. wskazano
na bardzo krétki sredni czas przezycia pacjentdéw ze szpiczakiem w Polsce. Poszerzenie programu
lekowego o schemat karfilzomib z deksametazonem (Kd), spowoduje wydtuzenie mediany
0OS o 7,4 mies. i pozwoli znacznie skuteczniej leczy¢ wybrang grupe pacjentow, ktéra obecnie
otrzymuje nieoptymalne i drozsze leczenie. Karfilzomib w schemacie Kd, zabezpiecza potrzeby

5> https://hematoonkologia.pl/info-o-chorobach/szpiczak-plazmocytowy
6 https://zdrowedane.nfz.gov.pl/course/view.php?id=55
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szerokiej grupy pacjentéw ze szpiczakiem plazmocytowym. Wysoka skuteczno$¢ terapii
karfilzomibem zostata wykazana w badaniach klinicznych. W analizach HTA, w ramach oceny
klinicznej stwierdzono, ze terapia Kd wydtuza istotnie mediane przezycia catkowitego
w poréwnaniu z terapig lenalidomidem (mediana OS wieksza o 7,4 miesigca). Zestawiajgc wyniki
z badan klinicznych ENDEAVOR (dla karfilzomibu) i MM-003 (dla pomalidomidu), mediana
OS wynosi 47,8 mies. w grupie otrzymujgcej karfilzomib oraz 13,1 mies. w przypadku
pomalidomidu. Schemat Kd skierowany jest na te samg grupe pacjentéow, ktéra jest objeta
obecnym programem lekowym. Dlatego tez, dzieki rdéznicy w koszcie terapii tymi lekami,
wprowadzenie schematu Kd przyniesie oszczednosci w catkowitym koszcie refundacji lekéw w
tym programie, przy zapewnieniu lepszej skutecznosci. Objecie refundacjg produktu leczniczego
karfilzomib w potgczeniu z deksametazonem rekomenduje pozytywnie Prezes AOTMIT oraz Rada
Przejrzystosci. Niezaspokojona potrzeba dostepu pacjentéw do terapii jest wyrazona miedzy
innymi poprzez wnioski o RDTL. Zgodnie z informacjami przekazanymi przez MZ - do lipca 2020 .
ztozonych zostato 16 wnioskéw o Ratunkowy Dostep do Technologii Lekowych, z ktérych
11 uzyskato pozytywna decyzje. Wygodniejszy schemat dawkowania pozwala tez na rzadsze
wizyty chorego w osrodku onkologicznym, co ma kluczowe znaczenie w czasie pandemii i jest
efektywniejsze kosztowo.

W Polsce leczenie szpiczaka mnogiego to nadal duze wyzwanie. Na swiecie co roku pojawia sie
kilka przetomowych innowacji — szczegdlnie dla pacjentdow ktdérzy majg juz opornosé
na dotychczasowe leczenie lub cierpia na nawrotowego szpiczaka. Te nowe metody
postepowania mogg znaczgco poprawi¢ wyniki leczenia i jakos¢ zycia pacjentow. Szczegdlnie
kolejne linie leczenia szpiczaka plazmocytowego sg obecnie w polskim programie lekowym
suboptymalnie zaopatrzone jesli chodzi o leki innowacyjne. Pacjenci w dalszych liniach otrzymuja
wcigz leczenie, ktdre jest stosowane w I/Il linii leczenia. Nie ma jeszcze refundacji dla lekow
wskazanych w Il i dalszych liniach leczenia — kolejnych nowych terapii, na ktére nie ma opornosci
i ktére zabezpieczajg u prawie 100% pacjentéw optymalne leczenie we wszystkich grupach ryzyka
np. — isatuximab + pomalidomid. To leczenie w liniach Il i kolejnych oraz w innych
subpopulacjach daje szanse na znaczacy efekt terapeutyczny dla pacjentéw z nawrotowym
i opornym szpiczakiem. Idealnym rozwigzaniem bytoby udostepnienie nowych terapii wszystkim
pacjentom w kolejnych liniach po nabyciu przez nich opornosci lub przy nieskutecznosci
wczesniejszych metod leczenia. Pamieta¢ nalezy rowniez o grupach pacjentéw, ktore
na podstawie wynikdw badan uzyskujg proporcjonalnie najlepsze korzysci terapeutyczne —
np. pacjenci z funkcjonalnym zaburzeniem czynnosci nerek. Innym przyktadem moze by¢ grupa
chorych z wysokim ryzykiem cytogenetycznym lub w zaawansowanym wieku.

Przewlekta biataczka limfocytowa

Przewlekfa biataczka limfocytowa (PBL) jest wolno postepujgcym nowotworem krwi,
powstajgcym w wyniku mutacji komérki z jednego rodzaju limfocytéw, zwanych limfocytami B.
Jest najczestszg postacig biataczki i odpowiada za okoto jedng trzecig nowych rozpoznan biataczki



w Unii Europejskiej. PBL jest uwazana za chorobe nieuleczalng i staje sie trudniejsza do leczenia
za kazdym razem, gdy powraca. Jednym z celdw terapii u chorych na PBL jest unikniecie
powstania opornych na leczenie komoérek nowotworowych. Aby osiggnac ten cel juz w | linii
leczenia nalezy zastosowac leczenie przeciwnowotworowe, ktére pozwala na zmniejszenie liczby
lub catkowitg eliminacje komérek nowotworowych we krwi. Dzieki temu pacjent moze zy¢ bez
objawdéw choroby przez wiele lat.

W zesztym roku decyzjg Ministra Zdrowia pacjenci z oporng i nawrotowg postacig PBL otrzymali
dostep do przetomowej terapii skojarzonej wenetoklaksu z rytuksymabem w Il linii leczenia przy
szybkim nawrocie choroby, zyskujac tym samym dostep do pierwszego innowacyjnego i wolnego
od chemii leczenia, ktére ma okreslony czas podawania — 2 lata. Pacjenci z PBL, ktdrzy obcigzeni
sg licznymi chorobami wspodtistniejgcymi wymagajg leczenia celowanego, ktére pozwoli
na precyzyjng eliminacje komadrek nowotworowych, przy zachowaniu dobrego stanu ogdlnego.
W chwili obecnej posiadajg oni dostep do innowacyjnej terapii w Il linii, jednakze w I linii maja
dostep jedynie do leczenia z wykorzystaniem chemioterapii, ktéra poprzez swoje dziatanie
ogolnoustrojowe prowadzi do znacznego ostabienia organizmu.

Wiosng tego roku zarejestrowano kolejng terapie wolng od chemioterapii z ograniczonym
do 1 roku czasem podawania — terapia lekiem wenetoklaks w skojarzeniu z obinutuzumabem
uzyskata pozytywng decyzje Komisji Europejskiej o rejestracji do stosowania u pacjentow
z wczesniej nieleczong przewlektag biataczkg limfocytowg (decyzja z 9 marca 2020 r.). Leczenie
pacjentéw z przewlektg biataczkg limfocytowg wenetoklaksem w skojarzeniu z obinutuzumabem
w | linii pozwala na uzyskanie gtebokich odpowiedzi mierzonych rzeczywistym zmniejszeniem lub
catkowitg eradykacjag komdrek nowotworowych we krwi (negatywizacja choroby resztkowej,
uMRD). W konsekwencji terapia pacjenta ograniczona jest wytgcznie do 1 roku i wptywa na dtugi
czas wolny od progresji po zakonczeniu leczenia. Jest to nie tylko korzys¢ dla pacjenta, ktory
po roku zostaje uwolniony od leczenia, lecz takze dla ptatnika, dzieki przewidywalnosci kosztow
terapii oraz oszczednosci zwigzanych z odsuwaniem w czasie kolejnych interwencji.

Obecne wytyczne coraz czesciej odzwierciedlajg trend przesuwania innowacyjnych terapii juz
do | linii leczenia, zamiast traktowania ich jako terapii ostatniej szansy — pokazujg to najnowsze
wytyczne Europejskiego Towarzystwa Onkologii Medycznej (ESMO), ktére rekomenduja
zastosowanie terapii skojarzonej wenetoklaksu z obinutuzumabem juz w | linii leczenia
u pacjentow z PBL. Takg samg rekomendacje wprowadzity na poczatku 2020 r. wytyczne
amerykanskie National Comprehensive Cancer Network (NCCN). Ponadto pacjenci z PBL leczeni
takze na inne choroby wspdtistniejgce majg wyzsze ryzyko interakcji miedzylekowych, co obniza
skutecznos$¢ poszczegdlnych terapii i zmniejsza bezpieczenstwo pacjenta. W takiej sytuacji
mozliwos$¢ zastosowania u nich terapii, ktdra jest ograniczona w czasie stanowi dodatkowa
korzysc.

Istnieje niezaspokojona potrzeba zapewnienia tej grupie pacjentéw leczenia celowanego,
wolnego od chemioterapii i ograniczonego w czasie, ktdre dziatajgc precyzyjnie na komorki
nowotworowe ograniczy ryzyko wystgpienia dziatan niepozgdanych. Udostepnienie kolejnej
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innowacyjnej terapii okreslonej w czasie pozwoli na podniesienie standardu opieki nad
pacjentami z PBL, ktérzy leczeni bedg zgodnie z najnowszymi miedzynarodowymi wytycznymi.

Kolejng grupg, ktérej zycie zalezy od decyzji refundacyjnych s3g pacjenci bez zaburzen
genetycznych z przeciwskazaniami do wenetoklaksu lub po terapii wenetoklaksem, ktérzy nie
majg obecnie dostepu do optymalnej terapii ibrutynibem - lekiem o przetomowej skutecznosci,
bezpiecznym, rekomendowanym do stosowania w terapii przewlektej biataczki limfocytowej
przez swiatowe, europejskie i polskie wytyczne kliniczne. Jego skutecznos$¢ zostata potwierdzona
w wyjatkowo dtugich obserwacjach klinicznych (do 7 lat badanie RESONATE), co wyrdznia
ibrutynib na tle pozostatych nowych opcji terapeutycznych. Terapia ta daje przewidywalny
w czasie, dtugotrwaty efekt terapeutyczny (czas do progresji choroby — PFS wynosi 44,1 miesigca.
Eksperci zagranicznych i polskich towarzystw naukowych (Europejskiego Towarzystwa Onkologii
Klinicznej — ESMO, Europejskiego Stowarzyszenia Hematologicznego — EHA, Amerykanskiego
Towarzystwa Hematologicznego — ASH, Polskiego Towarzystwa Hematologéw i Transfuzjologéw
— PHIT, Polskiego Towarzystwa Onkologii Klinicznej) w dobie trwajacej pandemii COVID-19
wskazujg na koniecznos¢ dostosowania prowadzonej terapii w taki sposéb, aby ograniczy¢ liczbe
wizyt w szpitalach, czemu sprzyja stosowanie terapii doustnych. lbrutynib to jedyna, w petni
doustna terapia PBL, ktéra pozwala ograniczy¢ liczbe wizyt pacjenta w placdwkach medycznych
zwiekszajgc jego bezpieczenstwo w dobie pandemii COVID-19.

Chtoniaki rozlane z duzych komérek B (DLBCL)

Chtoniaki to choroby nowotworowe wywodzgce sie z komadrek tkanki chtonnej, charakteryzujgce
sie  klonalnym rozrostem komérek limfoidalnych, odpowiadajgcych réinym stadiom
zréznicowania prawidfowych limfocytéw B, T lub naturalnych komodrek cytotoksycznych.
Chtoniaki rozlane z duzych komoérek B (DLBCL) to grupa nowotwordéw ukfadu chtonnego
wywodzgca sie z dojrzatych, obwodowych limfocytow B. Jest to najczesciej wystepujgca grupa
chtoniakéw sposréd wszystkich nowotworow uktadu chtonnego (ok. 35%), w tym chtoniakdow
agresywnych (ok. 80%). Chtoniaki rozlane z duzych komoérek B (DLBCL) nalezg do grupy
agresywnych — przezycie chorych bez skutecznego leczenia wynosi od kilku do kilkunastu
miesiecy. Poczatek choroby zwykle obejmuje pojedynczy region weztowy lub pozaweztowy, ale
taka zmiana nieleczona szybko szerzy sie drogg naczyn krwionosnych i limfatycznych
do odlegtych weztéw chtonnych i innych narzagdéw. Standardem postepowania u wiekszosci
chorych na DLBCL jest zastosowanie immunochemioterapii lub alternatywnej chemioterapii.
Immunochemioterapia pozwala u wiekszosci pacjentéow (ok. 65%) uzyskac catkowitg remisje
choroby. Niestety, chorzy z pierwotng opornoscig na ten schemat leczenia lub ci, u ktdérych
wystgpit nawrét choroby majg zte rokowania. W takim przypadku najczesciej stosuje sie
wysokodawkowg chemioterapie z przeszczepieniem autologicznych komdrek macierzystych
(auto-HSCT). Losy pacjentéw w Il i kolejnej linii leczenia, analizowane byty w badaniu SCHOLAR-
1. Wyniki wskazujg, ze uzyskanie obiektywnej odpowiedzi jest mozliwe jedynie u 26% z tych
pacjentow, a catkowitg remisje uzyskano tylko u 7% z nich. Mediana catkowitego przezycia
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wynosi w tej populacji 6,3 miesigca. Z uwagi na bardzo zte rokowanie tej grupy chorych,
koniecznym wydaje sie zaproponowanie innego leczenia ratunkowego. Takim leczeniem
ratunkowym i jednoczesnie nowg nadziejg na zdrowie jest procedura CAR-T, polegajgca na
pobraniu od pacjenta jego wtasnych limfocytéw T, ktére sg nastepnie genetycznie modyfikowane
w warunkach ex vivo metodg transdukcji retrowirusowej, w celu uzyskania ekspresji
chimerowego receptora antygenowego (ang. chimeric antigen receptor, CAR). Limfocyty CAR-T
anty-CD19 sg nastepnie namnazane i z powrotem wprowadzane za pomocg infuzji do organizmu
pacjenta, gdzie mogg rozpoznawac i eliminowa¢ komérki docelowe prezentujgce antygen CD19,
znajdujagcy sie miedzy innymi na komodrkach chtoniaka. Skutecznos¢ terapii CAR-T jest
niewspotmiernie wyzsza niz dotychczas stosowane leczenie. To szansa dla chorych, ktorzy stracili
juz nadzieje. Pierwsi polscy pacjenci uzyskali juz mozliwosé leczenia
tg innowacyjng metoda na przetomie 2019 i 2020 r., a wyniki ich leczenia sg bardzo dobre.
Terapie te udostepnione zostaty przez jedng z dwdch firm, ktére do tej pory zarejestrowaty
leczenie. Technologia CAR-T wcigz jednak nie jest finansowana w ramach koszyka swiadczen
gwarantowanych, a wiec w Polsce pacjenci wcigz nie majg do niej dostepu. Polska nalezy dzis,
obok Stowacji, do ostatnich krajow Unii Europejskiej, w ktérych CAR-T nie jest finansowane. CAR-
T diametralnie zmienia podejscie do postepowania z pacjentem - zamiast cyklicznego leczenia
mamy do czynienia z pojedynczg procedurg (jeden 30-minutowy wlew). Aby jednak sprostaé
wymogom zarowno szpital, jak i zatrudniony w nim personel medyczny musi spetniac¢ Scisle
okreslone warunki, a to wymaga edukacji i statego podnoszenia kwalifikacji czego nie zabezpieczy
standardowy program lekowy.

Pacjenci i klinicysci oczekujg pozytywnej decyzji refundacyjnej Ministra Zdrowia umozliwiajgcej
stosowanie CAR-T dla ratowania zycia polskich pacjentéw. Dostep do niej jest najwiekszym
wyzwaniem dla polskiej hematologii. Proces refundacyjny jest w toku. Terapia CAR-T
ma udowodniong skuteczno$¢ u chorych na ostrg biataczke limfoblastyczng i na chtoniaki
agresywne, bedac ratunkiem dla tych, dla ktorych nie ma innej opcji leczenia, czyli u chorych
z chorobg opornga. Jej dostepnos¢ w Polsce jest wazna réowniez w kontekscie wyréwnywania
szans miedzy polskimi pacjentami, a pacjentami w innych krajach europejskich. Beneficjentami
tej przetomowej metody leczenia jest obecnie w naszym kraju 10 oséb. W przypadku chorych
na agresywne chtfoniaki typu B, byty to darowizny firmy farmaceutycznej, ktéra produkuje
te technologie, natomiast w przypadku chorych na ostrg biataczke limfoblastyczng, we wszystkich
przypadkach byly to zbidrki spoteczne. Wyrdwnanie szans polskich pacjentow, skutkujgce
sytuacjg, w ktorej do systemu refundacyjnego bedzie mdgt wejs¢ kazdy pacjent potrzebujacy leku
ratujgcego zycie, to jedno z podstawowych wyzwan systemowych i obowigzek etyczny.

KONTAKT:

Anna Jasinska — Rzecznik Medycznej Racji Stanu, tel. +48 734 439 122, e-mail: jasinska@greencomm.pl

Patrycja Jana — Specjalista ds. Public Relations, tel. +48 734 439 123, e-mail: jana@greencomm.pl
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