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1. Medyczna Racja Stanu — misja i dziatania

Medyczna Racja Stanu (MRS) jest think tankiem powstatym w 2016 r. z inicjatywy: Instytutu Studidow
Politycznych Polskiej Akademii Nauk, Polskiej Unii Onkologii, Kolegium Lekarzy Rodzinnych i Green
Communication celem taczenia opiniotwérczych oséb, srodowisk i instytucji wokdt wyzwan
zwigzanych z kondycjg zdrowotng Polakéw i wypracowywania zgody politycznej na niezbedne zmiany
w systemie ochrony zdrowia. Honorowym patronem MRS jest Ks. Kardynat Kazimierz Nycz.

Dr hab. n. spot. Pawet Kowal, profesor ISP PAN, polityk

i politolog, historyk i publicysta

Jako wspoéttwérca Medycznej Racji Stanu bardzo ciesze sie

z faktu, ze ochrona zdrowia stafta si¢ jednym z gtéwnych
tematédw kampanii politycznej, dlatego ze w demokratycznych '
spoteczenstwach to jest najlepszy sposéb, zeby zatatwicé jakas
sprawe. Bo niezaleznie od wyniku wyboréw - kaidy bedzie
musiat co$ z tym zrobi¢. Ochrona zdrowia musi skoncentrowac¢ na sobie uwage szerszych grup
spotecznych, a takze politykdw. A to jest najwazniejsze, bo na koncu to politycy decydujg. O to nam
chodzito, by zainteresowac politykdw i to wszystkich partii. Zrozumiatem, ze jezeli tym tematem beda
zajmowali sie tylko eksperci od ochrony zdrowia, lekarze, nawet menadzerowie ochrony zdrowia,
to zawsze temat ten bedzie pozostawat w zamknietym kregu, waznym, ale jednak zamknietym kregu
specjalistow, i ze trzeba rozmawiac o tym inaczej, prostszym jezykiem, zrozumiatem dla ludzi, ktorzy
na co dzien nie zajmujg sie ochrong zdrowia, nie leczg, nie kierujg szpitalami, ale ktérym zalezy,
bo widzg, ze jest to najwazniejszy program spotfeczny. | moim zdaniem, jedynym sposobem,
by rozwigza¢ nabrzmiaty problem spoteczny, jest otwarcie go na inne Srodowiska, tak zeby
zainteresowaé¢ nim osoby, ktdorym wczesniej nawet do glowy nie przysztoby zajmowad sie tym
tematem.

Dr n. med. Janusz Meder, Prezes Polskiej Unii Onkologii, Przewodniczacy
Komisji Bioetycznej Narodowego Instytutu Onkologii w Warszawie

Bedac wspétzatozycielem Medycznej Racji Stanu mam marzenie, aby zdrowie
zakotwiczyto sie na state w polskiej polityce, bo jest jedng z najwazniejszych
spraw dla Polakéw. Regulamin Sejmu powinien zawieraé zapis o corocznym
expose premiera, ktore bedzie poswiecone kwestii szeroko pojetej polityki
spotecznej. Moglo by by¢ wyglaszane w Swiatowym Dniu Chorego - 11
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lutego. Miatoby sie odnosi¢ takze do aktualnych wyzwan zdrowotnych. Ideg Medycznej Racji Stanu
byto rozpoczecie debaty publicznej o ochronie zdrowia. Debaty prowadzacej m.in. do tego, aby polski
pacjent miat dostep do takiego leczenia, jak inni pacjenci w Unii Europejskiej. Miejmy nadzieje,
ze "Tezy dla Zdrowia” wypracowane przez Medyczng Racje Stanu oraz cykliczne debaty przy okragtym
stole bedg wsparciem dla racjonalnej reformy systemu ochrony zdrowia w Polsce.

Dr n. med. Michat Sutkowski, Specjalista Medycyny Rodzinnej i Chordb
Wewnetrznych, Rzecznik Prasowy Kolegium Lekarzy Rodzinnych w Polsce
Wspottworzac idee i tezy Medycznej Racji Stanu pragne, aby dzieki
konstruktywnej debacie pomiedzy wszystkimi interesariuszami systemowymi
sformutowac dtugoletnig wizje polityki zdrowotnej dla Polski. Z punktu widzenia
poczucia misji i postawy obywatelskiej wydaje sie zasadne, Zeby
odpowiedzialno$¢ panstwa w zakresie ochrony zdrowia obywateli byta wieksza.
W Polsce wcigz dominuje medycyna naprawcza i nie ma dobrych programéw
profilaktycznych, co ma réwniez wptyw na usytuowanie lekarza rodzinnego ! :
w systemie. Ludzie w pierwszej kolejnosci zwracajg sie wtasnie do lekarzy rodzinnych, bo do nich
wiasnie pacjenci majg najwieksze zaufanie, czerpig wiedze i informacje na temat wtasnego zdrowia -
to najtatwiejszy i najlepszy kontakt ze stuzbg zdrowia.

Prof. dr hab. med. Leszek Czupryniak, Kierownik Kliniki
Diabetologii i Chor6b Wewnetrznych Uniwersyteckie Centrum
Kliniczne WUM

Jako inicjator dziatalnosci Medycznej Racji Stanu chciatbym, aby
wspdlnie zdefiniowa¢ optymalny ksztatt systemu ochrony
zdrowia w Polsce. Ochrona zdrowia powinna stanowic¢ taki
obszar, ktérego koniecznosci rozwoju sie nie kwestionuje,
bo jest on kluczowy dla kazdego obywatela. W tym ujeciu staje sie racjg stanu, majgcg charakter
ponadpartyjny, ponad srodowiskowy i w jakim$ sensie ponadczasowy. Gdyby$my uznali, ze zdrowie
ma swojg racje stanu, wowczas zmieniajagce sie ekipy rzadowe, bez wzgledu na swojg jakosé
kompetencyjng czy intelektualng, realizowatyby dtugofalowy plan rozwoju ochrony zdrowia.
Inwestycje w tym obszarze muszg by¢ najwyzszej jakosci i miec¢ charakter dtugofalowy. Na poczatku
tego wieku koncentrowano sie na tych dziedzinach medycyny, ktorych reforma przynosi szybko
zauwazalne zmiany — kardiologia inwazyjna, medycyna ratunkowa. Teraz zas najwiekszym
wyzwaniem sg choroby przewlekte, cywilizacyjne, a w ich przypadku horyzont dziatan i strategii musi
znacznie przekracza¢ cztery lata jednej kadencji parlamentarnej. Nie jest mozliwe prowadzenie
spojnej i racjonalnej polityki w tym zakresie bez zgody na to, co najwazniejsze, czyli wiasnie bez
podejscia rozumianego jako racja stanu. Méwigc o medycznej racji stanu, mamy na mysli okreslenie
bardzo konkretnych obszaréw, ktére w przewidywalnej przysztosci, na najblizsze 20-30 lat, beda
zawsze rozwijane przez kolejne rzady, bez wzgledu na ich barwy polityczne.

W 2019 r. powotane zostaty przy Medycznej Racji Stanu: Rada Ekspertéw do spraw Chordb Rzadkich
oraz Rada Ekspertéw ds. Choréb Metabolicznych i Przeciwdziatania Otytosci. W 2020 r.
ukonstytuowata sie Rada Ekspertéow ds. Onkologii. W 2021 r. powotano Rade Ekspertéw ds. Chordb
Autoimmunologicznych. W latach 2016-2021 Medyczna Racja Stanu zorganizowata debaty, ktérych
celem byto stworzenie platformy dialogu ,przy okragtym stole”, zaproponowanie rozwigzan oraz
zainicjowanie konkretnych dziatah w przestrzeni polityki zdrowotnej w Polsce.
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5 grudnia 2016 r. ,,Zdrowie i Bezpieczeristwo Narodowe” — tak jak
niebezpieczedstwa zewnetrzne wymagajg czujnosci i gotowosci
do dziatania, tak choroby cywilizacyjne wymagajg skutecznych
dziatan systemowych prowadzgcych do ograniczenia zgondw i
inwalidztwa Polakdéw.

29 czerwca 2018 r. ,Tezy dla Zdrowia” - prezentacja
wypracowanych przez Rade Ekspertéw propozycji pilnych
rozwigzan systemowych.

17 kwietnia 2019 r. ,Zdrowie - Kapitat Narodu” - potrzeba
traktowania naktadéw na zdrowie, jako inwestycji, a nie
tylko wydatkdow, szczegdlnie w odniesieniu do chordb
przewlektych.

10 pazdziernika 2019 r. ,,Czas w Onkologii” - apel o swiadomosc
ryzyka nowotworu kazdego z obywateli, czujnos¢ onkologiczna
lekarzy pierwszego kontaktu, szybki dostep do nowoczesnej
diagnostyki i optymalnych metod terapii.

10 lutego 2020 r. ,,Ja Pacjent”, - wymaog orientacji catego
systemu ochrony zdrowia i opieki spotecznej na potrzeby
pacjentéw. W kontekscie wyzwan epidemiologicznych,
klinicznych i ekonomicznych podkreslano potrzebe solidarnosci
z chorymi oraz empatie i uwage nalezng, najmniejszym nawet
grupom cierpigcych.
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11 grudnia 2019 r. | Spotkanie Rady Ekspertéw ds. Choréb
Metabolicznych i Przeciwdziatania  Otytosci - nadwage
i otytos¢ ma ponad 20 min Polakéw, na cukrzyce cierpig 3 min.
Najwyzszy czas, by wprowadzié¢ system skutecznej profilaktyki
i leczenia tych schorzen w Polsce.

8 kwietnia 2020 r. | Spotkania Online Rady
Ekspertow ds. Onkologii Medycznej Racji Stanu —
rak nie zna pojecia kwarantanna. Kazdego dnia
diagnozuje sie w Polsce nowotwér u 450 osdb,
a umiera z tym rozpoznaniem 270 osdb.

13 maja 2020 r. — lll Spotkanie Rady Ekspertéow ds. Chordéb
Rzadkich Medycznej Racji Stanu online — chorzy na choroby
rzadkie wymagajg szczegdlnej opieki w dobie pandemii oraz

pmi_mgn:ew Zba /1 J oczekujg na Narodowy Plan dla Chordéb Rzadkich.

25 czerwca 2020 r. — Il Spotkanie Rady Ekspertow
ds. Choréb Metabolicznych i Przeciwdziatania
Otytosci Medycznej Racji Stanu online — choroby
metaboliczne stajg sie coraz wiekszym wyzwaniem
dla systemdw ochrony zdrowia w Polsce i na Swiecie.
Pandemia COVID-19 wptywa na wzrost zapadalnosci
oraz nasila powiktania i zte rokowanie pacjentow.

0000000000

- A
.r.é"'l,':’l/'m : E s S ' 27 lipca 2020 r. — | Spotkanie Rady Ekspertéw ds.
S - DL Choréb Zakainych Medycznej Racji Stanu online —
4 choroby zakazne atakujg i od odpowiedzialnosci
obywatelskiej, szczepien profilaktycznych oraz dostepu
do skutecznego leczenia zalezy zdrowie
i zycie wszystkich Polakow.
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25 wrze$nia 2020 r. - Wartosci w medycynie -
czego uczy nas Swiatowy kryzys zdrowia.
Zdrowie jest jedng z najwiekszych wartosci
cztowieka i spoteczeistwa. Kluczowe jest
budowanie $wiadomosci wartosci zdrowia oraz

inwestycja w system ochrony zdrowia.

e &
o000 O

4 lutego 2021 r. - Swiatowy Dzieri Walki z Rakiem -
Otwarci dla pacjenta. Otwarci na pacjenta. Debata
ekspercko-systemowa odnoszgca sie do wyzwan

onkologii w drugim roku pandemii Covid-19.

IV Spotkanie Rady Ekspertéw ds. Chor6b Rzadkich

7 grudnia 2020 r. - Bezpieczenstwo pacjenta
profilaktyka, diagnostyka,
odchodzenia. Sytuacja

onkologicznego:
terapie, czas
epidemiologiczna nie powinna by¢ przestanka
do zahamowania diagnostyki i procesu leczenia
nowotwordow. Dlatego najwyzszym priorytetem
jest zachowanie ciggtosci wielospecjalistycznego
leczenia chorych na raka.

26 lutego 2021 r. - IV Spotkanie Online Rady
Ekspertow ds. Choréb Rzadkich Medycznej
Racji Stanu skupito sie na sytuacji chorych
na choroby rzadkie w czasie pandemii Covid-19

oraz  szanse  poprawy  opieki  dzieki
wprowadzeniu Narodowego Planu dla Chordb
Rzadkich oraz Funduszu Medycznego.
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19 marca 2021 r. - | Spotkanie Online Rady
Ekspertow ds. Choréb Autoimmunologicznych
Medycznej Racji Stanu byto poswiecone sytuacji
chorych autoimmunologiczne w dobie pandemii
COVID-19

23 kwietnia 2021 - Debata Medycznej Racji
Stanu Postep terapeutyczny — szansa dla

pacjentow. Wyzwanie dla systemu.
Perspektywa czasu pandemii COVID-19. Debata
ekspercko-systemowa odnoszaca sie do nowych
mozliwosci terapeutycznych w medycynie.

LPOSTEP TERAPEUTYCZNY ~ SZANSE DLA PACJENTOW. WYZWANIA DLA SYSTEMU. PERSPEKTYWA CZASU PANDEMII™

Zapraszamy wszystkich Panstwa do lektury raportu oraz wspétpracy w ramach projektow Medycznej
Racji Stanu,

Anna Jasinska Grazyna Mierzejewska
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2. Wprowadzenie, Anna Jasiniska, Grazyna Mierzejewska, Medyczna
Racja Stanu

Postep wiedzy medycznej przynidst w ostatnich latach nowe, bardziej skuteczne technologie
medyczne, co poprawito mozliwosci leczenia chorych. Jak wazny jest postep w medycynie pokazata
pandemia COVID-19- przez rok stworzono trzy rodzaje szczepionek przeciwko koronawirusowi:
szczepionki mRNA, w ktorych wykorzystuje sie sekwencje kwasu RNA, szczepionki wektorowe
bazujgce na fragmentach innych wiruséw, a takze szczepionki podjednostkowe, ktére w swoim
sktadzie zawierajg oczyszczone biatka wirusowe. Jednoczesnie trwajg intensywne prace nad
wynalezieniem lekédw stosowanych w leczeniu COVID-19.

Skuteczne leczenie pacjentow z wykorzystaniem nowoczesnych terapii stwarza szanse na wyleczenie
lub zycie z chorobg, owocuje mniejszg liczbg powiktan i ciezkich stanéw, co przektada sie na wyzsza
jakosc zycia chorych. W latach 2013-2020 Europejska Agencja Lekéw dopuscita do obrotu facznie 284
produkty lecznicze z nowymi substancjami czynnymi.! Nowe terapie przeciwnowotworowe stanowity
30% wszystkich nowych lekdéw. Liczba wprowadzanych nowych substancji jest mocno zréznicowana
w zaleznosci od typu nowotworu — najwiecej terapii zarejestrowano w raku ptuca (21 proc.
rejestracji), biataczkach (9 proc.), raku piersi, czerniaku i szpiczaku plazmocytowym. W latach 2017-
2019 nowe substancje czynne trafiaty do refundacji w Polsce s$rednio 3,5 roku po centralnej
rejestracji przez EMA, przy czym w 2019 roku proces ten przyspieszyt. Od 2018 roku nowe molekuty
stosowane w onkologii (w sumie 16) stanowity okoto jedng czwartg wszystkich nowo finansowanych
lekdw na wszystkich listach.? W pozostatych dziedzinach medycyny takze pojawity sie przetomowe
terapie. W cukrzycy refundowane sg nowoczesne insuliny, flozyny i inkretyny. W neurologii
refundowana jest trombektomia mechaniczna, nowoczesne terapie stwardnienia rozsianego (SM),
padaczki, choroby Parkinsona oraz rdzeniowego zaniku miesni (SMA). W psychiatrii weszty na rynek
medyczny leki dtugodziatajgce w schizofrenii i nowe leki w depresji. Leki biologiczne - produkowane
metodg inzynierii genetycznej i biologii molekularnej stanowig nowoczesng metode leczenia
w dermatologii, reumatologii, gastroenterologii, onkologii, neurologii oraz innych dziedzinach.

Przetomem w medycynie sg produkty lecznicze terapii zaawansowanej (ATMP). S3 to leki stosowane
u ludzi oparte na genach, komdrkach lub tkankach. Stwarzajg one nowe mozliwosci leczenia choréb
i urazéw. ATMP mozna podzieli¢ na trzy gtdwne typy. Pierwszy, to leki stosowane w terapii genowej:
zawierajg geny, ktore prowadzg do efektu terapeutycznego, profilaktycznego lub diagnostycznego.
Dziatajg poprzez wprowadzenie do organizmu ,rekombinowanych” gendéw, zwykle w celu leczenia
réznych chordb, w tym zaburzen genetycznych, raka lub chordéb przewlektych. Rekombinowany gen
to odcinek DNA, ktéry jest tworzony w laboratorium, tgczagc DNA z réznych Zrédet. Drugi typ
to terapie komdrkami somatycznymi: zawierajg komorki lub tkanki, ktérymi manipulowano w celu
zmiany ich cech biologicznych lub komérki lub tkanki nieprzeznaczone do wykorzystania w tych

1 https://www.ema.europa.eu/en

2 https://www.mzdrowie.pl/wp-content/uploads/2020/08/raport-onkologia-0826.pdf
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samych podstawowych funkcjach w organizmie. Mogg by¢ uzywane do leczenia, diagnozowania lub
zapobiegania chorobom. Trzeci typ to leki wytwarzane metodami inzynierii tkankowej: zawierajg
komérki lub tkanki, ktore zostaty zmodyfikowane w celu naprawy, regeneracji lub zastgpienia tkanki
ludzkiej. Ponadto niektére ATMP moga zawiera¢ jeden lub wiecej wyrobow medycznych
stanowigcych integralng czes¢ leku, ktére okresla sie jako potgczone ATMP. Przyktadem tego
sg komorki osadzone w biodegradowalnej macierzy lub rusztowaniu. Za ocene jakosci,
bezpieczenstwa i skutecznosci produktow leczniczych terapii zaawansowanej (ATMP) oraz $ledzenie
postepu naukowego w tej dziedzinie odpowiedzialny jest Komitet ds. Terapii Zaawansowanych (CAT)
Europejskiej Agencji Lekéw (EMA).2

Idea medycyny personalizowanej opiera sie na zastosowaniu kryteriow molekularnych do doboru
wtasciwej strategii terapeutycznej dla wtasciwego pacjenta we wtasciwym czasie i/lub na okresleniu
molekularnych predyspozycji do konkretnej choroby u konkretnej osoby, w celu podjecia wtasciwych
dziatan prewencyjnych we wifasciwym czasie. Dynamiczny rozwdj tego nowego podejscia
terapeutycznego jest bezposrednio zwigzany ze skokowym postepem badan nad genetyka cztowieka
w ostatniej dekadzie. Zastosowanie kryteriow molekularnych umozliwia podziat pacjentéw
na podgrupy — podobne pod wzgledem charakterystyki genetycznej — w ramach jednej jednostki
chorobowej. Medycyna personalizowana oznacza wiec wiecej metod leczenia dostosowanych
do indywidualnych cech pacjenta i jego choroby. Chodzi o dostosowanie terapii okreslonej choroby
do konkretnego pacjenta. Wiedzac, na co jest chory i czym go leczy¢, w zaleznosci od uwarunkowan
genetycznych mozemy to leczenie zmodyfikowa¢, zmieniajac np. lek lub jego dawke w oparciu
o profil molekularny danego pacjenta. W ten sposdb eliminowany jest dobér leczenia metodg ,,préb
i btedéw”. Ewolucyjnie nastepuje zmiana paradygmatu z leczenia jednym rodzajem terapii catej
populacji (one size fits all) na leczenie personalizowane.*

Aby zapewni¢ pacjentom dostep do innowacyjnych i przystepnych cenowo lekéw w listopadzie 2020
r. Komisja Europejska przyjeta strategie farmaceutyczng dla Europy. Strategia stanowi¢ bedzie
kluczowy element procesu budowy silniejszej Europejskiej Unii Zdrowotnej i pomoze stworzyc
odporny na kryzys unijny system farmaceutyczny dostosowany do przysztych wyzwan. W strategii
przedstawiono konkretne dziatania majgce na celu zapewnienie dostepnosci i przystepnosci cenowej
lekéw. Bedzie ona wspiera¢ innowacje skoncentrowane na pacjencie oraz uwzgledni zmiany cyfrowe
i technologiczne. Strategia farmaceutyczna dla Europy ma cztery gtdwne cele:

1. zapewnienie pacjentom dostepu do przystepnych cenowo lekéw oraz zaspokojenie
aktualnych  potrzeb  medycznych (np. w dziedzinie opornosci na  S$rodki
przeciwdrobnoustrojowe, nowotworéw, choréb rzadkich)

2. wspieranie konkurencyjnosci, innowacyjnosci i zréwnowazonego charakteru unijnego
przemystu farmaceutycznego oraz sprzyjanie opracowywaniu bezpiecznych, skutecznych
i bardziej ekologicznych lekéw wysokiej jakosci

3. wzmocnienie mechanizméw stuzgcych zapewnieniu gotowosci na wypadek sytuacji
kryzysowych i reagowania na tego rodzaju sytuacje oraz zagwarantowanie bezpieczeristwa
dostaw

3 https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/marketing-authorisation/advanced-therapies-marketing-

authorisation
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4. zapewnienie silnej pozycji UE na arenie miedzynarodowej poprzez promowanie wysokich
standarddéw jakosci, skutecznosci i bezpieczenstwa.

Strategia stanowi odpowiedZ na dtugoterminowe wyzwania, z ktérych czes¢ zostata spotegowana
przez kryzys zwigzany z COVID-19. Kryzys zwigzany z pandemi COVID-19 pokazat, ze UE musi miec
pewnosé, ze leki — w tym szczepionki — sg dostepne w kazdych okoliczno$ciach.> W Polsce celem
Polityki Lekowej Paristwa 2018-2022 jest zapewnienie pacjentom szerokiego dostepu do skutecznych
i bezpiecznych lekdw oraz przejrzystego i racjonalnie dziatajgcego systemu refundacji lekow. W tym
procesie powinny by¢ realizowane zasady: rownosci w dostepie i przystepnos$¢ najpotrzebniejszych
lekéw; jakosé, bezpieczenstwo i skutecznosé wszystkich lekéw oraz promowanie efektywnego
kosztowo uzycia lekéw przez pracownikéw stuzby zdrowia i pacjentéw. Bedzie to prowadzi¢
do systematycznej poprawy stanu zdrowia populacji.®

W trakcie debaty poruszono m.in. nastepujgce zagadnienia:
e Kiedy bedzie lek na COVID-19?
e Szczepienia przeciw COVID-19, mRMA nie tylko w wirusologii?
e HCV, HPV — wirusy pokonane?
o ATMP —terapie przysztosci;
e Nowoczesna diagnostyka;
e Terapie szyte na miare — personalizacja leczenia;
e Terapie ograniczone w czasie;
e Nowe formy podania lekdw;
e Terapie biologiczne;
o Nowoczesne leczenie psychiatryczne — dobrodziejstwo czasu pandemii;
e Skuteczne metody przeciwdziatania epidemii otytosci i jej powiktaniom.

3. Stanowiska ekspertdéw przedstawione w trakcie spotkania

W trakcie wirtualnej debaty wypowiedzieli sie eksperci kliniczni z dziedziny: pediatrii, ginekologii,
neurologii, diabetologii, psychiatrii, hematologii, transplantologii, immunologii, zdrowia publicznego,
kardiologii, onkologii, farmakologii klinicznej i medycyny rodzinnej oraz politycy i eksperci systemowi.
Ponizsze stanowiska sg opublikowane w kolejnosci wystgpienia w trakcie debaty.

Redaktor Iwona Schymalla, Medexpress, -
SEUZBA SEUZBA
Stuzba Zdrowia B ZDROWIA "= Z0ROWIA
N
Witam wszystkich Paistwa bardzo serdecznie na kolejnym l
spotkaniu Medycznej Racji Stanu. Po raz pierwsz LUZB SEU2
P Y ) : P Y S%JROW RU%A

Medyczna Racja Stanu poruszy temat zaawansowanych
technologii medycznych. Bedziemy na ten temat Rl
dyskutowaé¢ w znakomitym gronie ekspertéw. Chciatbym tez powiedzie¢ Panstwu, ze mamy dzisiaj
takze goscia z zagranicy — Profesora Petera Hillmena, ktéry pracuje w renomowanej klinice

5 https://ec.europa.eu/poland/news/201125 pharma pl

6 https://www.gov.pl/web/zdrowie/rada-ministrow-przyjela-dokument-polityka-lekowa-panstwa-20182022
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hematologicznej w Leeds w Wielkiej Brytanii. Prof. Hillmen bedzie moéwi¢ o terapiach
hematoonkologicznych, ktére pojawity sie w ostatnim czasie, takze o tym, jaka dajg one szanse
i nadzieje pacjentom z nowotworami krwi. Jest z nami réwniez Profesor Dariusz Sladowski, ktdry jest
przedstawicielem Polski w Komitecie ds. Terapii Zaawansowanych przy Europejskiej Agencji Lekdw
(EMA). Witam wszystkich Panistwa, ktdrzy juz dotgczyli do naszego spotkania. Na poczatku, tak jak
zawsze to sie dzieje, chce odda¢ gtos Zatozycielom Medycznej Racji Stanu: Prof. Leszkowi
Czupryniakowi, Doktorowi Michatowi Sutkowskiemu i Doktorowi Januszowi Mederowi.

Prof. Leszek Czupryniak, Kierownik Kliniki
Diabetologii i Choréb Wewnetrznych
Warszawskiego Uniwersytetu Medycznego, MRS

Medycyna jest w tej chwili waznym tematem spotecznym, a przy
tym dynamicznie sie rozwija, w aspekcie nowych technologii
medycznych. Pandemia COVID-19 zniszczyta pod wieloma
wzgledami, to, co funkcjonowato przez lata. Bedziemy musieli to
jako$ na nowo zorganizowac. Pojawiajg sie rozne nowe mozliwosci terapeutyczne w wielu réznych
zakresach, ktére nie chcielibySmy, aby zeszty na dalszy plan, dlatego Ze najwazniejszy jest
koronawirus i pandemia. Licze jednak na to, ze dzieki powszechnemu programowi szczepien jestesmy
bliscy opanowania tego problemu. Powinnismy sie w tym czasie dobrze przygotowac na konieczne
zmiany w systemie ochrony zdrowia. Dobrze wiemy, jak w Polsce ochrona zdrowia jest i nie jest
reformowana. Zawsze popetniany jest, wedtug mnie, grzech braku diugoterminowego
i strategicznego myslenia w tym temacie. Wiele rdinych rozwigzan wprowadzanych jest
btyskawicznie, bo dana ekipa w Ministerstwie Zdrowia moze co$ zrobié. Pewne rzeczy sie dziejg w
obszarach terapii, niektére bardzo szybko postepuja, a niektére bardzo wolno. Teraz, jak wszyscy
wiemy, obecna ekipa urzedujgca na ulicy Miodowej zbiera dobre oceny. Jako diabetolodzy bardzo
doceniamy nowe decyzje refundacyjne Pana Ministra Mitkowskiego w ostatnich dwéch latach.
Natomiast caty czas dokonuje sie postep w medycynie. Sg rejestrowane w Unii Europejskiej nowe
technologie lekowe i nie lekowe. Cieszymy sie, ze Medyczna Racja Stanu dostarcza platformy, gdzie
mozemy sie spotka¢ absolutnie ponad wszelkimi podziatami. Dyskusje nie merytoryczne wokot
ochrony zdrowia nie powinny mie¢ miejsca. Mozemy sie rdézni¢ w zakresie wielu pogladdéw
i stanowisk, ale w temacie zdrowia na pewno jesteSmy w stanie sie porozumieé, oraz wypracowaé
jakie$ propozycje, ktére beda dziataty. To nie jest jedyne gremium, w ktére jestem zaangazowany,
ktore prébuje wypracowad rozwigzania, zalecenia, wskazowki dla reformy systemu ochrony zdrowia
w Polsce. Mam wrazenie, ze gtos ekspertdw jest stuchany przez obecng ekipe rzgdowa, bardziej niz
kiedys$. Pandemia COVID-19 to jest ten moment, w ktdrym musimy dyskutowac o tym, jak ma zmieni¢
sie ochrona zdrowia, a na pewno musi sie zmienic.

Jako diabetolog i specjalista choréb wewnetrznych od lat alarmuje, abysmy skuteczniej
przeciwdziatali epidemii nadwagi i otytosci. Po roku pandemii COVID-19 wiemy juz z catg pewnoscig,
ze nie tylko otyto$¢, ale i nadwaga sg ztymi czynnikami rokowniczymi w przypadku zakazenia
koronawirusem. Miesigc temu Kancelaria Premiera Rady Ministrow ogflosita, ze w czasie pandemii
blisko potowa Polakéw przybrata na wadze $rednio 5,7 kg. Jako diabetolodzy widzimy zwiekszona
czestos¢ zachorowan na cukrzyce typu drugiego, ktéra jest bezposrednim powiktaniem otytosci
i dotyczy czesto mtodych ludzi. Dotyczy ludzi, ktdrzy przebywaja w domu, wykonujac prace w trybie
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zdalnym. Czesto przyrost wagi dotyczy ludzi wyksztatconych, majgcych nienajgorszej ptatne pface,
pracujgcych w Swiecie cyfrowym. Moge poda¢ Panstwu przyktad z ostatnich dwdch tygodni.
Dwudziestolatek, ktérego konsultowatem, przez rok przytyt 20 kg i rozwingt cukrzyce typu 2.
To sg ,niecovidowe ofiary koronawirusa”. Oczywiscie, cukrzyca nie powoduje szybkich
i nieodwracalnych powiktan prowadzacych do zgonu pacjenta, jak choroby uktadu krgzenia i choroby
nowotworowe, ale dtug zdrowotny w cukrzycy bedzie coraz wiekszym wyzwaniem w okresie post-
covidowym. Jesli pacjent ma dodatni test na koronawirusa i ma cukrzyce bez wiekszych objawéw
klinicznych, a taka jest wiekszos¢, to oczywiscie nie wymaga hospitalizacji. Moze przebywaé w domu,
w stanie izolacji jak przeziebienie o gorszym rokowaniu, jezeli zacznie sie jego stan pogarszac.
Natomiast u czesci pacjentéw wywotuje ostrg, ktéra potem przechodzi w przewlekta dekompensacje
metaboliczng cukrzycy. Widzimy tez sporo zachorowan na cukrzyce typu 1 u mtodych ludzi, pojawia
sie pytanie, czy to nie jest wyindukowane koronawirusem, ktéry moze uszkadza¢ komorki beta
i doprowadza¢ do insulinozaleznosci. Szczesliwie mamy dostep refundacyjny do nowych terapii
w cukrzycy — szczegdlnie analogéw GLP-1. Sg to leki, ktére nie dajg niedocukrzen i skutecznie
kontroluja glikemie. Refundowane sg semaglutyd i dulaglutyd, ktére przyjmuje sie podskdrnie raz
w tygodniu, co nie stanowi absolutnie zadnego problemu dla pacjenta, a nawet poprawia
przestrzeganie zalecen lekarza. Dodatkowo, w zasadzie wszyscy pacjenci, u ktérych stosowane
sg analogi GLP-1, zmniejszajg wage oraz poprawia sie u nich wyréwnanie metaboliczne cukrzycy.
Czesc z tych lekéw, np. jak liraglutyd jest zarejestrowana takze do leczenia otytosci. To jest lek, ktory
sie podaje codziennie, a te nowsze preparaty raz w tygodniu. Przynajmniej jeden z nich - semaglutyd
czeka na rejestracje w otytosci bez cukrzycy, bo ma rewelacyjne dane kliniczne. Otytos¢ jest
gigantycznym problemem zdrowotnym, spotecznym i ekonomicznym, na ktdry tak naprawde, jesli
chodzi o proporcje tego problemu do niedawna nie mieliSmy specjalnie zadnych lekéw. Tu analogi
GLP-1 niosg ze sobg wielkg nadzieje. No o refundacji w otytosci na razie mozemy tylko pomarzy¢, ale
teraz cieszymy sie, ze Pan Minister Mitkowskiemu, we wspdtpracy ze srodowiskiem diabetologdw,
wprowadzit refundacje analogéw GLP-1 tuz przed pandemig — w styczniu 2020 r., a refundacje
inhibitoréow SGLT-2 w listopadzie 2019 r. JesteSmy spokojni, ze z tego madrego ruchu Ministerstwo
Zdrowia sie nie wycofa. Chcielibysmy tylko, zeby coraz wieksza grupa pacjentéw mogta mie¢ dostep
refundacyjny do tych lekéw. Dlatego tez wnioskujemy o ztagodzenie kryteriéw refundacyjnych
- w przypadku analogow GLP-1 jest bariera refundacyjna w postaci wymogu BMI >35 (wnioskujemy
o BMI >30), a w przypadku inhibitoréw SGLT-2 - hemoglobina glikowana 8% (wnioskujemy o 7%).

Dr Michat Sutkowski, Cztonek Narodowej
Rady Rozwoju ds. Ochrony Zdrowia przy
Prezydencie RP, Rzecznik Kolegium Lekarzy
Rodzinnych, MRS

Dzisiejsza konferencja zebrata znakomitych ekspertow,
przyjaciét, przedstawicieli nauki i praktyki medycznej,
specjalistow, ktdérzy sg zatroskani o chorych w czasie
pandemii oraz po pandemii COVID-19. Bedziemy dyskutowali o perspektywie pandemii na wszystko,
co dzieje sie w kluczowych dziedzinach medycyny. Czy nastepuje wdrazanie do codziennej praktyki
postepédw w terapii. Czy sg szanse na budowanie medycznej nowej normalnosci. Te normalnos¢
pewnie nalezy definiowac na nowo, czy moze zredefiniowac na nowo, po kresie pandemii. Bedziemy
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mowili o mozaice réznych spraw, dyscyplin i probleméw. Oczywiscie wszyscy wspieramy proces
szczepien przeciwko koronawirusowi, uczestniczgc w nim aktywnie jako pacjenci i lekarze. Czekamy
rowniez na dostep do réznych metod leczenia COVID-19. Pamietajmy jednak, o tych wszystkich
sytuacjach, ktére powodujg, ze pacjent zgtasza sie pdzno, czy bardzo pdzino do lekarza. Pacjent
bardzo czesto dzwoni do lekarza po 10 dniach kaszlu, goraczki, dusznosci. Gdzie my nie wiemy,
ze to jest ,pacjent covidowy”. To jest rzeczywiscie ogromny problem, problem, ktéry z punktu
widzenia catej strategii pandemicznej wywraca wszystko do géry nogami. Swiadomoéé pacjentéw jest
bardzo wazna, aby zgtaszac sie do lekarza na poczatku wystepowania objawdw i nie doprowadzac
do rozwoju ostrej fazy choroby. Tutaj nalezy podkresli¢ sens kampanii edukacyjnej na temat COVID-
19. Przypominam réwniez o wyzwaniu zdrowotnym zwigzanym z zakazeniem wirusem zapalenia
watroby typu C. Powinni$my mie¢ mozliwos¢ wykonywania bezptatnych badan przesiewowych HCV,
poniewaz dysponujemy terapiami o skutecznosci bliskiej 100% eliminacji wirusa z organizmu
chorego. Gdyby terapia bezinterferonowa mogta by¢ zastosowana u wszystkich pacjentéw, to bytaby
mozliwa catkowita eradykacja wirusa HCV z populacji. Samoistna eliminacja wirusa HCV, praktycznie
rzecz biorgc u chorych z zakazonych przewlekle jest rzecza niemozliwg. Przewlekty proces zapalny
zwigzany z zakazeniem HCV powoduje wtdknienie, marskos¢ watroby oraz raka watrobowo-
komdrkowego. To jest zagrozenie dla bardzo wielu pacjentéw, bo w Polsce moze by¢ ok. 130 tys.
bezobjawowych osdb zakazonych HCV. Wszyscy powinniSmy zrobi¢ jak najwiecej, zeby niebawem
badanie przesiewowe w kierunku HCV pojawity sie czy w placdwkach POZ, AOS, czy lecznictwie

szpitalnym.
Dr Janusz Meder, Prezes Polskiej Unii Onkologii, MAM
Narodowy Instytut Onkologii w Warszawie, MRS "7 HA KA

Dzisiejsza konferencja, to kolejne bardzo wazine spotkanie
interdyscyplinarne, obejmujace wszystkie zagrozenia
cywilizacyjne. A we wspdlnym mianowniku sg podobne przyczyny
powstawania tych choréb i podobne dziatania prewencyjne. Sa
rowniez postulaty do naszych decydentéw o réwny dostep
polskich pacjentéw do tych technologii medycznych do tych
programow lekowych, ktére sg zarejestrowane w Unii Europejskiej. Ze wzgledu na postep wiedzy
medycznej, a z drugiej strony w zwigzku z intensywng pracg w Ministerstwie Zdrowia, w Agencji
Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, negocjacji z firmami farmaceutycznymi niewatpliwie
wielu polskich pacjentéw ma dostep refundacyjny do coraz wiekszej ilosci lekéw. Jednoczesnie nadal,
co jest najbardziej niepokojace, polski pacjent ma dostep mniej wiecej do 50% tych najbardziej
skutecznych lekéw, ktdre sg zarejestrowane w Unii Europejskiej. Poprawia sie réwniez organizacja
i koordynacja opieki zdrowotnej. Powstat Narodowy Instytut Onkologii, Narodowa Strategia
Onkologiczna i Krajowa Sie¢ Onkologiczna. Podobnie rozwijana jest Krajowa Sie¢ Kardiologiczna.
Czekamy réwniez na wdrozenie w zycie Narodowego Planu dla Choréb Rzadkich. W tym aspekcie
nalezy spojrze¢ na lepsze mozliwosci finansowania ochrony zdrowia. Mozna powiedzie¢, ze jesteSmy
w catkiem nieztym punkcie, mimo ze zdajemy sobie sprawe, ze pandemia COVID-19 opdznita znacznie
te wszystkie wazne dziatania. Chce powiedzie¢, ze te juz wypracowane dzisiaj elementy reorganizacji
systemu ochrony zdrowia, na przyktad w zakresie onkologii, czyli kompleksowosé, koordynacja,
interdyscyplinarno$¢, referencyjnosé osrodkéw, szeroka kooperacja réznych szczebli referencyjnosci
szpitali, czy wreszcie akredytacja i odpowiednie kryteria jakosciowe zaczynajg funkcjonowac. Mysle,
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ze jezeli bedg nadal dobrze wdrazane i te opdznienia, ktore my nazywamy dtugiem zdrowotnym, nie
powinny znaczgco opodzni¢ dalszego przyblizenia polskiego pacjenta do tego, co jest dla niego
najwazniejsze — czyli dostepu do opieki medycznej wysokiej jakosci. Jednoczesnie lepiej bedziemy
liczyli koszty - nie tylko te bezposrednie, ale i posrednie. Chce zakonczyé to bardzo waznym apelem
do decydentéw. Nie da sie tego wszystkiego zrealizowaé, jezeli nie osiggniemy finansowania
na poziomie 8% Produktu Krajowego Brutto (PKB), co jest moim zdaniem planem minimum,
bo to jest $rednia UE. Zaktadamy, ze bedziemy osiggali w najblizszych latach 6% PKB, ale mysle,
ze to jest za wolne tempo, zeby mysle¢ o wdrozeniu tych wszystkich elementéw omdwionych przeze
mnie, zwigzanych z reorganizacjg i lepszym dostepem polskiego pacjenta. Gdzie bedg liczone przede
wszystkim efektywnos¢ i jakos¢ leczenia.

Medyczna Racja Stanu moze by¢ zaczgtkiem ,pospolitego ruszenia” w zakresie reformy polskiego
systemu ochrony zdrowia. W tej chwili mamy naprawde realny plan odbudowy. Istnieje Europejska
Unia Zdrowia (o ktdrg przeciez postulowalismy w 2016 r. wtasnie w ramach prac Medycznej Racji
Stanu), istnieje Europejski Plan Walki z Rakiem, czyli sg s$rodki finansowe, ktére tylko trzeba
umiejetnie uruchomié. Powinna rozpoczg¢ sie debata na poziomie Sejmu RP, pod egidg Prezydenta
Rzeczypospolitej i Premiera, bo w koncu to byly ich gtéwne postulaty i obietnice dla catego polskiego
narodu. Wiem, ze to brzmi pompatycznie, ale naprawde jest ten moment, ktérego nie mozemy
przegapi¢ i mozna to zrobi¢ tylko na zasadzie pospolitego ruszenia. Bo w konicu zdrowie jest
najwazniejsze, a o to wszyscy przeciez zabiegamy niezaleznie od danej specjalizacji, tytutdow czy
zajmowanych stanowisk. Dostep obywateli do medycyny na wysokim poziomie powinien by¢
nadrzednym celem wszystkich. Natomiast dyskusja i refoma ochrony zdrowia powinna przebiegac
ponad wszelkimi podziatami politycznymi.

Dr hab.n.med. Dariusz Sladowski, Przedstawiciel Polski w
Komitecie ds. Terapii Zaawansowanych przy EMA

Chciatbym powiedzie¢ na samym wstepie, ze tak naprawde wojna
z koronawirusem SARS-CoV-2 bedzie prowadzi¢ do bardzo szybkiego
rozwoju nowych technologii  medycznych. Przedtem, gdy mielismy
do czynienia z konwencjonalng wojng, byty odkrywane i rozwijane
technologie lotnicze, czy wojskowe. Mysle, ze zaréwno spoteczeristwo, jaki
i decydenci beda doceniaé bardziej to, co sie dzieje w sferze medycyny,
a naktady beda zdecydowanie wieksze, bo widzimy, jak duzo mozemy
straci¢ na niedofinansowaniu sektora ochrony zdrowia.

ATMP (ang. Advanced Therapy Medicinal Products), to produkty lecznicze terapii zaawansowanej.
To produkty somatycznej terapii komdrkowe, produkty inzynierii tkankowej, produkty terapii
genowej oraz produkty ztozone. Sg to produkty pochodzenia biologicznego sktadajace sie z kwasu
nukleinowego, albo komadrek lub tkanek poddanych znaczacej manipulacji, ktdre stosowane sg u ludzi
w celach leczniczych. Generalnie sg to ,,zywe leki”, ktdre s w stanie namnazac sie w organizmie.
W przypadku pozostatych substancji chemicznych i biologicznych, po wstrzyknieciu do organizmu
cztowieka zwykle ich stezenie spada. Natomiast w przypadku ATMP, tak jak to obserwujemy w CAR-T,
liczba komodrek, ktére sg zmodyfikowane genetycznie rosnie u pacjentdw przez pewien czas. Przy
klasycznych lekach mamy charakterystyke jakosci, wymagania badan fizykochemicznych.
W przypadku ATMP w celu charakteryzacji i oznaczenia jakosci wymagane sg jednoczesnie testy
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fizyko-chemiczne biologiczne, jak i opis procesu wytwarzania, co jest zupetnym novum, jesli chodzi
o leki. Okazuje sie, ze jezeli chcielibySmy oceni¢ dossier dla ATMP, praktycznym jest brak
odpowiedniej liczby ekspertéw na szczeblu krajowym, ktdrzy byliby w stanie takiej oceny dokonac.
A poza tym, sg to zwykle leki dotyczace chordb rzadkich, a wiec musi to by¢ zrobione na poziomie
Unii Europejskiej. Od 2007 r. mamy rozporzadzenie(Rozporzadzenie ma zasieg ogdlny. Wigze
w catosci i jest bezposrednio stosowane we wszystkich Panstwach Cztonkowskich), dzieki ktéremu
powstat Komitet ds. Terapii Zaawansowanych (ang. Committee for Advanced Therapies, CAT) przy
Europejski Agencji Lekdéw (ang. European Medicines Agency, EMA).” Jego gtéwnymi celami
sg zapewnienie bezpieczenstwa pacjentdw (uchronienie pacjentdéw przed niesprawdzonymi
i nieefektywnymi terapiami) oraz utatwienie dostepu pacjentéw do nowych terapii. Zwracam uwage
panstwa na ten ostatni aspekt, dlatego, ze Komitet wspiera wytwdrcow ATMP, zeby ich produkty byty
jak najszybciej stosowane w terapii pacjentéw. Komitet prowadzi doradztwo naukowe, czyli
co zrobi¢, zeby wprowadzi¢ produkt ATMP na rynek medyczny. Komitet zajmuje sie réwniez
klasyfikacja, czy to rzeczywiscie jest produkt ATMP, a nie przeszczep, czy klasyczny lek lub lek
biologiczny. Klasyfikacja jest bezptatna, bezstronna wspdélna dla wszystkich krajéw UE. Trwa 90 dni
jest to pierwszy kontakt z regulatorem wytwdérca ATMP. Nastepnie Komitet wydaje rekomendacje,
na ktérej podstawie Komisja Europejska udziela autoryzacji rynkowej dla produktu ATMP w catej Unii
Europejskiej. Zarejestrowane terapie komérkowe to terapie m. in. stosowane w leczeniu uszkodzenia
chrzastki stawowej stawu kolanowego, niedoczynnos$¢ rgbka, czy przetok okoto-odbytniczych
w chorobie Les$niowskiego-Crohna. Polska jest absolutnym liderem, jezeli chodzi o klasyfikacje
produktéw ATMP. Z Polski zgtoszono powyzej 150 produktdw. Niestety wiekszos¢ z nich jest prostymi
produktami, gdzie substancjg aktywng sg komérki (MSC), a ich bezpieczenstwo i skutecznosé¢ nie
zostata potwierdzona w kontrolowanych badaniach klinicznych. Na dzien dzisiejszy zaden polski
produkt ATMP nie zostat zgtoszony do rejestracji. Polskie produkty testowane sg w Polsce gtdwnie
w ramach tak zwanego wyjatku szpitalnego. Regulacja europejska wymaga przedstawienia wynikéw
badan klinicznych w celu rejestracji produktu w Europie, natomiast istnieje mozliwosc
w wyjatkowych przypadkach, wytworzenia i zastosowania niezarejestrowanego produktu ATMP dla
konkretnego pacjenta w ramach wyjatku szpitalnego. W zwigzku z duzg liczbg wyjatkdéw szpitalnych,
w zesztym roku Komitet wydat ostrzezenie, ze duzo z tych terapii jest nieprzebadanych klinicznie,
ma nieznang skuteczno$¢ kliniczng i nieznany profil dziatan niepozadanych.® Ostrzezenie CAT jest
reakcjg na promowanie niepotwierdzonych terapii komdrkowych, jako lekéw na wiele schorzen,
w tym raka, choroby sercowo-naczyniowe, autyzm, porazenie mozgowe, dystrofie miesniowq i utrate
wzroku, ktére jest prowadzone przez osoby prywatne, firmy i szpitale. W 2019 r. takie ostrzezenia
wydata FDA° W 2019 r. Canada Health zamkneta 36 klinik prowadzacych terapie komdrkami
macierzystymi w catym kraju, oraz wystosowata pisma z prosbg o zaprzestanie wykonywania
zabiegdw do czasu uzyskania zgody organu regulacyjnego. Takze Federacja Europejskich Akademii
Nauk (EASAC), zrzeszajgca 28 europejskich akademii nauk (w tym Polskg Akademie Nauk) oraz

7ROZPORZADZENIE (WE) NR 1394/2007 PARLAMENTU EUROPEJSKIEGO | RADY z dnia 13 listopada 2007 r. w
sprawie produktéw leczniczych terapii zaawansowanej

8 EMA ostrzega przed stosowaniem niepotwierdzonych terapii komdrkowych. 28 kwietnia 2020 r. Komitet ds.
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Federacja Europejskich Akademii Medycznych (FEAM), w dniu 2 czerwca 2020 r. ostrzegta przed
,cudownymi” terapiami komérkami macierzystymi. W Polsce problem z komodrkami tzw.
macierzystymi, ktdre nie przechodzg badan klinicznych jest dos¢ powszechny.

Przyktadem szczegélnie obiecujacych produktéw ATMP sg stosowane w onkologii produkty oparte
o genetycznie zmodyfikowane limfocyty T (CAR-T). Obecnie juz trzy takie terapie zostaty
zarejestrowane w Europie. Terapie CAR-T dotyczg biataczek CD19 pozytywnych. Tisagenlecleucel jest
zarejestrowany w terapii ostrej biataczki limfoblastycznej z komdrek B (ALL z komorek B) i rozlanego
chtoniaka z duzych komérek B (DLBCL). Zastosowano w jego produkcji wektor lentivirusowy (LV)
kodujacy receptory anty CD19 (autologiczne limfocyty T transfekowane in vitro, podawane dozylnie).
Axicabtagene ciloleucel jest zarejestrowany w terapii rozlanego chtoniaka z duzych komodrek
B (DLBCL) i pierwotnego chtoniaka srédpiersia z duzych komérek B (PMBCL). Zastosowano w jego
produkcji wektor retrowirusowi (RV) kodujgcy receptory anty CD19 (autologiczne limfocyty
T transfekowane in vitro, podawane dozylnie). Autologiczne transdukowane anty-CD19 komarki CD3-
dodatnie zostaly zarejestrowane w terapii nawrotowego lub opornego na leczenie chioniaka
z komadrek ptaszcza (ang. mantle cell lymphoma, MCL) u dorostych pacjentéw, ktorzy uprzednio
otrzymali co najmniej dwie linie leczenia systemowego. Zastosowano w jego produkcji autologiczne
limfocyty T krwi obwodowej CD4 i CD8 wybrane i aktywowane CD3 i CD28 transdukowane wektorem
retrowirusowym z ekspresjg chimerycznego receptora antygenu anty-CD19 CD28 / CD3-zeta.
W produkcji terapii komdrkami zmodyfikowanymi genetycznie przeprowadzana jest leukafereza,
a potem transfekcja. Leukafereza to procedura majgca na celu selektywng separacje leukocytéw.
Zabieg polega na pobraniu krwi petnej do separatora, w ktérym zostajg oddzielone krwinki biate,
a pozostate elementy, to znaczy erytrocyty, trombocyty oraz osocze, zostajg zwrdcone
do krwiobiegu. Transfekcja to proces wprowadzenia obcego DNA lub RNA do komdrki. Najwiekszym
problemem jest stworzenie odpowiedniego wektora. Zrobienie bezpiecznego wektora, ktéry moze
by¢ zastosowany przy tworzeniu CAR-T, to bardzo dtugi i bardzo kosztowny proces. Terapie CAR-T,
ktére sg obecnie na rynku, powstaty w oparciu o wektory integrujgce. Problem z tymi wektorami jest
taki, ze one mogg wytworzy¢ mutacje i mogg wtdérnie wytworzyé nowotwory. Czas obserwacji takich
pacjentéw wynosi ok. 15 lat, czyli bardzo dtugo. Wytworzenie nowego produktu CAR-T w ciggu 3, 4
lat, jest moim zdaniem praktycznie niemozliwe. U prawie wszystkich pacjentéw, ktérym podawano
terapie CAR-T wystgpit zespdt uwalniania cytokin (ang. cytokine release syndrome, CRS). Opracowano
algorytmy postepowania majace na celu tagodzenie niektérych objawdéw CRS wystepujacych
u pacjentéw przyjmujgcych produkty CAR-T. Obejmujg one stosowanie tocilizumabu lub tocilizumabu
z kortykosteroidami. Obecnie wszystkie produkty CAR-T muszg by¢ podawane w miejscu, ktéry ma
dostep bezposredni do tocilizumabu. Sposréd zarejestrowanych terapii genowych na uwage
zastugujg m. in. Zolgensma (onasemnogen abeparvovec) stosowana w leczeniu rdzeniowego zaniku
miesni typu 1 (SMA1). Jest to terapia wektorem wirusowym nieintegrujgcym - AAV9—-SMN1. Wektor
AAV (serotyp2) zawiera gen kodujgcy biatko SMA1 (zawiesina wirusa podawana dozylnie).

Dzieki swoistemu immunouprzywilejowaniu oka, powstaje wiele nowych terapii genowych opartych
0 nieintegrujace (bezpieczne) wektory AAV do leczenia chordb zwyrodnieniowych siatkowki.
W okulistyce zarejestrowano Luxturne (woretygen neparwowek) ktéry jest stosowany u pacjentow
ze zwyrodnieniem siatkdwki wywotanym mutacjg genu RPE65. Stosowanie lekdw terapii genowej
jest mozliwe jedynie u pacjentdw, u ktdrych przeprowadzono badania genetyczne.  Dzieki
stosunkowo duzej populacji, masowe stosowanie szczepionek w przeciwdziataniu Covid19 wykazato
bezpieczenstwo tego typu technologii. Juz teraz obserwuje sie gwattowny wzrost liczby produktéw
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terapii genowej w procesie rejestracji. Wiekszos$¢ z nich to produkty stosowane w leczeniu chordb
rzadkich, poniewaz mamy w Polsce dos¢ duzg populacje pacjentéow z chorobami rzadkimi oraz dobrze
funkcjonujace osrodki kliniczne, Polska moze stac¢ sie atrakcyjnym rynkiem do badan klinicznych
produktéw terapii genowych, zwiekszajgc ich dostepnos¢ dla polskich pacjentow. Warunkiem jest
zwiekszenie dostepnosci do diagnostyki genetycznej i prowadzenie odpowiednich rejestréw.

Prof. Lidia Gil, Kierownik Kliniki Hematologii i
Transplantacji Szpiku Uniwersytetu
Medycznego w Poznaniu

Terapia CAR-T idealnie wpasowuje sie w to, czego nam
dotychczas brakowato w terapii nowotworow krwi, czyli
pomiedzy transplantacjami  szpiku, a terapiami
konwencjonalnymi. Na dodatek jest to leczenie, ktére
mozemy zastosowa¢ w kazdym wieku chorego. Terapia CAR-T moze by¢ réwniez zastosowana
u pacjentéw, u ktérych choroba jest zaawansowana, aktywna i nie poddaje sie innym terapiom.
Przestalismy sie takze bac efektdw ubocznych terapii CAR-T. Dzisiaj juz nie boimy sie tych powiktan,
poniewaz nauczyliSmy sie im zapobiegaé i je leczy¢. Mamy w kazdym osrodku hematologicznym
tocilizumab, ktéry znamy z leczenia powiktan u pacjentdw poddawanych transplantacji szpiku. Mam
jednak obawy, patrzac na liczbe pacjentdéw przeleczonych terapiami CAR-T na swiecie, a ich juz jest
kilka tysiecy, ze swiat nam ucieka, dlatego ze w Polsce liczba pacjentow, u ktérych moglismy podaé
terapie CAR-T jest niewielka. Albo byty to terapie podarowane przez producenta, albo terapie, ktére
byty finansowane ze srodkdw zebranych przez pacjentdow. Te terapie, ktére byly przeprowadzone
w moim osrodku wszystkie zakonczyly sie sukcesem, jedna jest w trakcie. Efekty stosowania terapii
CAR-T sg absolutnie niezwykte - jedna infuzja powoduje remisje u pacjentéw, dla ktérych nie
mieliémy absolutnie zadnego ratunku. Dla mnie jest to rowniez terapia bezpieczna dla wiekszosci
pacjentdw, bo oczywiscie sg dziatania niepozgdane i sg powiktania, ale w poréwnaniu do wielu terapii
transplantacyjnych to ryzyko powiktan wydaje sie by¢ naprawde mniejsze. Dlaczego o tym mowie?
Bo coraz czesciej w Stanach Zjednoczonych te terapie przeprowadza sie ambulatoryjnie, czyli pacjenci
nie wymagajg hospitalizacji. Jest to bardzo istotne zagadnienie, poniewaz my w Polsce réwniez
te trudne terapie powinniSmy sie nauczy¢ prowadzi¢ w warunkach hospitalizacji jednodniowe]j badz
ambulatoryjnie. Zmniejszy to koszty terapii oraz zwiekszy dostepnosé do osrodkow klinicznych. Jezeli
chodzi o chfoniaki u 0séb dorostych, to zapotrzebowaniu roczne w kontekscie terapii CAR-T siega 200
pacjentéw. Nie znaczy, ze taka grupa pacjentdw powinna to leczenie otrzymac. Po finalnej
kwalifikacji moze to byé ok. 30% chorych. Druga grupa pacjentdw, to sg chorzy na ostre biataczki
limfoblastyczne. W tej chwili terapia jest zarejestrowana u dzieci i mtodych dorostych. Jest to duzo
rzadsza choroba u oséb dorostych, w zwigzku z tym terapii CAR-T, ktdre bytyby zastosowane w tym
wskazaniu w skali roku bytoby ok. 15-20. Bardzo cieszymy sie, jako hematolodzy w Polsce, ze dzieki
grantowi ABM stoimy przed szansg stworzenia polskiej terapii CAR-T. Zdajemy sobie sprawe
z ogromu trudnosci i ciezkiej pracy, jaka jest przed nami. Te prace juz podjeliSmy w ramach
Konsorcjum. Konsorcjum skfada sie z jednostek umiejscowionych w catym kraju, a wsrdd instytucji
znalazty sie: lider konsorcjum — Warszawski Uniwersytet Medyczny, Narodowy Instytut Onkologii,
Uniwersyteckie Centrum Kliniczne Warszawskiego Uniwersytetu Medycznego, Instytut Hematologii
i Transfuzjologii, Szpital Kliniczny Uniwersytetu Medycznego w Poznaniu, Szpital Uniwersytecki UM
w Bydgoszczy, Uniwersytet Medyczny w Poznaniu, Pomorski Uniwersytet Medyczny oraz Uniwersytet
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Medyczny w todzi. Konsorcjum ma charakter otwarty i mogg dotgczaé do niego kolejne jednostki.°
Wiemy, jak trudne bedzie wytworzenie polskiego wektora, ale nie uczymy sie na nowo wszystkiego
tego, czego uczyli sie hematolodzy przez ostatnie lata.

Prof. Maciej Krzakowski, Konsultant Krajowy w
dziedzinie Onkologii Klinicznej, Narodowy Instytut
Onkologii w Warszawie

Chciatbym wyrazi¢ ogromne wyrazy podziekowania i podziwu
dla wszystkich kadr medycznych — w tym obecnych dzisiaj
przedstawicieli lekarzy specjalistéow choréb zakaznych i lekarzy
podstawowej opieki zdrowotnej za ich trud i prace w trakcie
pandemii COVID-19. Jesli chodzi o onkologie, a szczegdlnie raka ptuca - otdéz w okresie pandemii
niewatpliwie najbardziej ucierpiata profilaktyka i diagnostyka - zwtaszcza diagnostyka wczesna.
Wczesna diagnostyka jest w przypadku kazdego nowotworu, a szczegélnie raka ptuca warunkiem
uzyskania lepszych wynikéw klinicznych. Obecnie z niepokojem obserwujemy wzrost odsetka
chorych, ktorzy zgtaszajg sie do lekarza w zaawansowanym stadium nowotworu. Zalecamy
w  wiekszym stopniu wykorzystanie programu wczesnego wykrywania raka ptuca za pomocay
tomografii niskodawkowej. Musimy réwniez zwrdcié uwage na przestrzeganie wytycznych
klinicznych, ktére rekomenduja, aby chorym na raka ptuca i inne nowotwory zapewni¢ maksymalnie
kompleksowe postepowanie. Bardzo wazne jest stosowanie nowoczesnych lekdw ukierunkowanych
na cele genetyczne razem z leczeniem radykalnym. Mysle tutaj, o leczeniu adjuwantowym
pooperacyjnym. Mamy wiarygodne dane, ze to leczenie znakomicie poprawia przezycie chorych,
ktdrzy majg wykonang resekcje migzszu ptucnego. Sg to chorzy z mutacjg aktywujgca genu receptora
naskérkowego czynnika wzrostu (EGFR, epidermal growth factor receptor). Obecnie, dzieki
diagnostyce molekularnej, nie diagnozujemy jednego typu raka ptuca, czy jednego typu raka piersi.
W przypadku raka piersi, jest to pie¢ réznych typéw identyfikowanych immunohistochemiczne.
Chorzy z kazdej z tych grup sg inaczej leczeni. Konieczne jest wdrozenie standardéw diagnostyczno-
terapeutycznych w raku ptuca, dzieki ktéremu pacjenci bedg mieli ten sam poziom Swiadczen,
niezaleznie od tego, gdzie mieszkajg i niezaleznie, jakie ograniczenia pandemiczne ich dotycza. Tych
chorych jest duzo — ok. 23 tys. nowych zachorowan rocznie. Chorobowos¢ piecioletnia wynosi ok. 30
tysiecy chorych zyjacych z rakiem ptuca. A z drugiej strony mamy taka sytuacje, ze na palcach jednej
reki moge wymienié osrodki kliniczne, gdzie pod jednym dachem zapewnia sie choremu wszystko,
poczawszy od profilaktyki, az po rehabilitacje. W zwigzku z tym tworzenie osrodkéw kompleksowego
postepowania diagnostyczno-terapeutycznego jest nakazem chwili. Pandemia COVID-19 nam
to bardzo wyraznie unaocznita, bo duze osrodki kliniczne pracowaty w miare normalnie. Natomiast
mate osrodki, ze wzgledu na ograniczone zasoby kadrowe i infrastrukturalne nie byty w stanie sobie
poradzié.

10 https://www.io.gliwice.pl/instytut/prof-sebastian-giebel-glownym-badaczem-zwycieskiego-konsorcjum-

ktore-poprowadzi-badania-nad
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Prof. Krzysztof Tomasiewicz, Kierownik
Katedry i Kliniki Choréb Zakaznych,
Uniwersytet Medyczny w Lublinie

W naszej walce z pandemig COVID-19 mamy bardzo
ubogi arsenat lekdéw, ktérymi dysponujemy. W tej
chwili dysponujemy remdesiwirem i terapig
osoczem ozdrowiencow. To sg tak naprawde jedyne
rekomendowane leki o udowodnionym dziataniu
przeciwwirusowym. Koktajle przeciwciat, ktore
poczatkowo dawaty dobre efekty, w pdzniejszym
okresie hospitalizacji nie miaty kompletnie zadnego znaczenia. Oczywiscie prace nad wynalezieniem
skutecznych lekéw przeciwko koronawirusowi SARS-CoV-2 caty czas trwajg. Prace badawcze
przebiegajg dwutorowo. Pierwsze grupa dziatan, to jest proba dostosowania znanych juz terapii
do leczenia COVID-19. W momencie, kiedy podjelismy decyzje o wykorzystaniu tocilizumabu
w leczeniu burzy cytokinowej u pacjentdow z COVID-19 opieralismy sie na doswiadczeniach
z terapiami CAR-T. Druga grupa lekéw, ktéra sie rozwija to jest wynalezienie nowych terapii, ktore
bytyby dedykowane COVID-19. | tutaj mamy problem, bo stworzenie dedykowanego leku
przeciwwirusowego jest czasochtonne. Tego sie nie da zaadaptowaé, tak jak w przypadku szczepionki,
w ciggu kilku miesiecy. Nie jestem do konca przekonany, czy my mozemy liczy¢ na taki lek
przeciwwirusowy w ciggu najblizszych kilku miesiecy, czy nawet kilku lat. To moze by¢ trudne.
Natomiast w czasie pandemii nauczyliSmy sie odpowiednio postepowac¢ w poszczegdlnych fazach
choroby COVID-19. Mamy do czynienia z niezwyklym przeciwnikiem, bo COVID-19, to nie jest
choroba wirusowa, do jakiej sie przyzwyczailiSmy. Tutaj mamy faze ostrej infekcji, mamy faze burzy
cytokinowej, mamy wreszcie olbrzymig ,faze post-covidowa”. Konsekwencje zakazenia
koronawirusem-SARS-CoV-2 mogg by¢ dla wielu pacjentéw powazne, dtugotrwate i postepujace.
Modwigc o nowych terapiach COVID-19 szczegdlnie obiecujace sg terapie z przeciwciatami, a wiec
terapie dedykowane do inaktywacji wirusa. Musimy réwniez stworzy¢ systemu leczenia pacjentéw
z COVID-19 w warunkach ambulatoryjnych. Warto, zebysmy stworzyli taki system dedykowany
terapii przedszpitalnej. W Polsce nie istniejg zespoty jezdzgce do pacjentéw, podajgce im leki
w warunkach domowych, co w niektérych krajach jest rzeczg powszechng. Mysle, ze takie
rozwigzanie systemowe bytoby niezwykle wazne, dlatego e terapie przeciwciatami pozwalajg
zatrzymacd chorobe na poczatkowym etapie, a wiec nie dopusci¢ do powaznych konsekwencji samego
zakazenia. Nie mozemy wykluczy¢, ze z podobnymi problemami do COVID-19 przyjdzie nam sie
zmierzy¢ w przysztosci. Jako lekarze powinnismy nauczy¢ sie zarzadzania kryzysowego. Doskonale
wiemy, Ze centra zarzadzania kryzysowego sg w kazdym urzedzie wojewddzkim. Natomiast mysle,
ze one do tej pory nie wiedziaty, co znaczy zarzadzanie kryzysowe. Pandemia COVID-19 pokazuje,
Zze my wszyscy musimy nauczyc sie, jak w wojsku, rozwijac¢ dziatania na czas potrzebny i pdzniej jest
zwijaé. Widzimy, co sie dzieje, gdy na szybko prébujemy przeksztatca¢ oddziaty na oddziaty zakazne.
Cierpi na tym wielu chorych na inne schorzenia, niz zakazenie wirusowe, cierpig lekarze, ktorzy nie
mogg operowac i leczy¢ w ramach standardowych $wiadczen. Musimy réwniez pamieta¢ o innych
zakazeniach wirusowych. Rekomendowane jest umieszczenie badania anty-HCV w koszyku swiadczen
lekarza POZ. Wdrozenie badania przesiewowego HCV jest konieczne. Szacujemy, ze ok. 150 tys. oséb
zakazonych HCV nie jest zdiagnozowana i nie mozemy zaoferowac im skutecznej terapii.
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Prof. Pawet Blecharz, Kierownik Kliniki
Ginekologii Onkologicznej, Narodowy Instytut
Onkologii Oddziat w Krakowie

Na majowej liscie refundacyjnej pojawit sie nowy program
lekowy dla pacjentek z zaawansowanym rakiem jajnika
i wrodzong lub somatyczng mutacja w genach BRCAI
i BRCA2. Te pacjentki bedg miaty szanse po uzyskaniu
remisji na chemioterapii otrzymac leczenie podtrzymujace
olaparybem (jednym z inhibitorow PARP) w ramach pierwszej linii terapii raka jajnika. Mozna
powiedzieé, ze pacjentki z mutacjg, czy to nabytg, czy wrodzong w genach BRCA1 i BRCA2 majq juz
praktycznie na dwéch poziomach leczenia mozliwosé skorzystania z leku, ktdry znaczgco poprawia
wyniki leczenia. Wiemy na pewno, ze olaparyb wydtuza czas do kolejnej progresji, wiemy takze,
ze w przypadku leczenia nawrotdw wydtuza przezycia catkowite u tych chorych. To jest ogromny
sukces, bo poprawa przezy¢ catkowitych w nawrotach raka jajnika nie byta obserwowana od wielu
lat. To jest oczywiscie bardzo dobra wiadomos$¢ dla pacjentek w Polsce. Ciggle jestesmy jeszcze krok
za innymi krajami Unii Europejskiej, bo inhibitory PARP réwniez przynoszg poprawe wynikéw leczenia
wszystkich pozostatych chorych na zaawansowanego raka jajnika. Czekamy, aby pacjentki bez
mutacji, ktére réwniez odniosg korzys¢ z leczenia inhibitorami PARP mogty mie¢ dostep refundacyjny
do tego leczenia. Rak jajnika jest niestety tym nowotworem, ktérego rozpoznawalnosc¢ i wyleczalnosé¢
w czasach pandemii COVID-19 sie pogorszyta. Wynika to z faktu, Ze jego objawy sg bardzo
niecharakterystyczne i czesto proces stawiania wtasciwe] diagnozy jest bardzo dtugi. Juz w wczasach
przed-pandemicznych byt diugi - tak jest zresztg na catym Swiecie. Natomiast ograniczenie dostepu
do specjalisty, do badan, nawet na izbe przyje¢ w czasie wystgpienia objawdw, bo akurat szpital jest
,covidowy” i nie moze pacjent tam trafi¢, sprawia, ze niestety wyniki leczenia tego nowotworu
w Polsce sie pogorsza.

Prof. Ewa Lech Mararida, Konsultant Krajowa
w dziedzinie Hematologii, Dyrektor Instytutu
Hematologii i Transfuzjologii

Ostatni rok w ochronie zdrowia uptyngt nam wszystkim
na przeciwdziataniu i walce z pandemig COVID-19.
Pomimo tego trudnego czasu udato sie bardzo wiele zrobi¢
w obszarze refundacyjnym w hematologii. Zaczynajac
od poczatku 2020 r. uzyskalismy refundacje nowych lekéw
dla chorych na nawrotowego lub opornego ziarniniaka grzybiastego i chorych z zespotem Sézary'ego,
Pacjenci ci uzyskali dostep do brentuksymabu wedotyny i pegylowanego interferonu. Rozszerzono
rowniez zakres refundacji brentuksymabu wedotyny dla chorych na chtoniaka Hodgkina, ktérzy
po przeszczepieniu szpiku majg wysokie ryzyko nawrotu. Chorzy na przewlekta biataczke szpikowa
i chorzy na ostra biataczke limfobastyczng Ph(+) otrzymali mozliwos¢ leczenia ponatynibem. Grudzien
2020 r. to réwniez rozszerzenie refundacji dla ibrutinibu dla chorych na przewlektg biataczke
limfocytowa bez delecji 17p i mutacji TP53. lbrutynib jest lekiem doustnym, wiec leczenie mozna
prowadzi¢ ambulatoryjnie, co jest szczegélnie istotne w dobie pandemii. Chorzy na ostrg biataczke
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limfoblastyczng B-komodrkowg z nawrotem lub opornoscig choroby uzyskali mozliwos¢ leczenia
inotuzumabem ozogamycyny, a chorzy w remisji hematologicznej, ale z obecnoscia choroby
resztkowej, mogg by¢ leczeni bispecyficznym przeciwciatem — blinatumomabem. Od maja 2021
w wykazie lekéw refundowanych pojawia sie rowniez nowe leki, takie jak midostauryna — dla chorych
na ostrg biataczke szpikowa z mutacjg genu FLT3 oraz dla pacjentéw z agresywng mastocytoza
uktadowg, mastocytozg uktadowg ze wspdtistniejgcym nowotworem uktadu krwiotwodrczego oraz
z biataczkg mastocytarng. Dwie nowe czasteczki zostaty zrefundowane dla chorych na szpiczaka
plazmocytowego - karfilzomib w potgczeniu deksametazonem u pacjentéw z opornoscig lub
nawrotem po co najmniej jednej linii leczenia oraz iksazomib w potgczeniu z lenalidomidem
i deksametazonem dla chorych wysokiego ryzyka cytogenetycznego. W tym momencie chciatabym
bardzo podziekowaé Ministerstwu Zdrowia, Panu Ministrowi Maciejowi Mitkowskiemu, organizacjom
pacjenckim i wszystkim ekspertom, ktérzy wspierali procesy refundacyjne dla chorych
z nowotworami krwi.

Hematologia jest bardzo dynamicznie rozwijajacg sie dziedzing, co roku rejestrowanych jest kilka
nowych czasteczek. Uzyskujg one status lekéw przetomowych dlatego, ze sg bardzo skuteczne
w takich sytuacjach klinicznych, w ktérych nie dziata standardowa chemioterapia czy
immunochemioterapia oraz dlatego, ze zwykle cechujg sie nowoczesnym mechanizmem dziatania.
Mam na mysli przede wszystkim technologie CAR-T, na dostep do ktérej czekamy w Polsce. W toku
jest proces refundacyjny dla terapii CAR-T u dorostych chorych na chtoniaki agresywne B-komdrkowe
i U pacjentéw z ostrg biataczke limfoblastyczng, zarowno dorostych, jak i dzieci. Bardzo liczymy,
ze uda nam sie w tym roku uzyskac¢ dostep do tej terapii i wyréwnac w tym zakresie szanse polskich
pacjentdw, w poréwnaniu do pacjentéw z innych krajow europejskich. Na podkreslenie zastuguje
réwniez konkurs ogtoszony przez Agencje Badann Medycznych na opracowanie polskiej terapii CAR-T,
ktory wygrato konsorcjum kilku osrodkdw hematologicznych leczacych zaréwno dorostych, jak
i dzieci. Mozliwos¢ refundacji nowoczesnych terapii, dla ktérych procesy refundacyjne jeszcze sie nie
rozpoczety pojawita sie w ramach nowo powstatego Funduszu Medycznego, ktéry bedzie refundowat
terapie o istotnej wartosci klinicznej i wysokim stopniu innowacyjnosci. Byé moze w takim
mechanizmie otworzy sie droga do refundacji terapii CAR-T w nowo zarejestrowanych wskazaniach,
tj. w chioniaku z komérek ptaszcza, w opornym lub nawrotowym chtoniaku grudkowym i szpiczaku
plazmocytowym. Drugg nowoczesng terapig, o ktérej chciatabym wspomniec¢ jest polatuzumab
wedotyny zarejestrowany w 2020 roku przez Europejskg Agencje Lekéw (EMA) do leczenia chorych
z nawrotowym lub opornym chtoniakiem rozlanym z duzych komérek B, ktérzy nie kwalifikujg sie
do przeszczepienia krwiotwdérczych komérek macierzystych. Trzecig terapig, na ktdrej refundacje
czekamy to gilterytynib wskazany w monoterapii u chorych na nawrotowg lub oporng ostrg biataczke
szpikowa z obecnoscig mutacjg FLT3 Modwigc o nowoczesnych terapiach chciatabym podkresli¢,
ze polscy pacjenci czekajg na refundacje réwniez takich lekéw, ktore od kilku lat sg zarejestrowane
i stosowane w innych krajach Unii Europejskiej. Mam na mysli przede wszystkim ibrutynib dla
chorych na chioniaka z komédrek ptaszcza i makroglobulinemie Waldenstroma oraz lenalidomid
w pierwszej linii leczenia dla chorych na szpiczaka plazmocytowego, ktorzy nie kwalifikujg sie
do przeszczepienia autologicznych krwiotwdrczych komdrek macierzystych. Nie mozna nie
wspomniec jeszcze o potrzebie uzupetnienia pierwszej linii leczenia u chorych na przewlektg biataczke
limfocytowa z delecjg chromosomu 17p lub mutacjg TP53, dla ktorych standardem leczenia powinien
by¢ ibrutynib. Dla chorych na przewlektg biataczke limfocytowg w pierwszej linii leczenia, oczekujemy
takze na refundacje nowoczesnego leczenia opartego o wenetoklaks w potaczeniu
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z obinutuzumabem. Jest to terapia o bardzo dobrej skutecznosci, z bezpiecznym profilem
toksycznosci, a dodatkowo — terapia ograniczona w czasie, gdyz stosuje sie jg przez 12 miesiecy.
Leczenie to otrzymato wysokie rekomendacje od miedzynarodowych towarzystw hematologicznych.

Prof. Jarostaw Pinkas, Konsultant Krajowy
w dziedzinie Zdrowia Publicznego, Dyrektor
Szkoty Zdrowia Publicznego Centrum
Medycznego Ksztatcenia Podyplomowego

Statystyki dotyczgce raka szyjki macicy s alarmujgce.
Na cytologie, podobnie jak i pozostate badania, dzi$ — \

zgtasza sie jeszcze mniej pacjentek, niz przed pandemis. R

2,4 tys. kobiet w Polsce kazdego roku dowiaduje sie, ze ma raka szyjki, a umiera ok. 1,6 tys. Na raka
szyjki macicy narazone sg kobiety miedzy 25. a 49. rokiem zycia. Zachorowania i zgony na raka szyjki
macicy to jest tak naprawde polski wstyd. Powinnismy sie wszyscy uderzy¢ w piersi. Taka sytuacja nie
powinna mie¢ miejsca. Mamy jednak perspektywe ze to sie zakonczy. W zapisach Narodowej
Strategii Onkologicznej (NSO) zagwarantowano dostepnosci do szczepien HPV dla dziewczat juz
w 2021 r. i za kilka lat dla chtopcéw. Mamy doswiadczenia australijskie opublikowane nie tak dawno,
ktore pokazaty, ze szczepienia doprowadzity do sytuacji, ze Australia jest wolna od raka szyjki macicy.
Moim zdaniem nalezy w absolutny sposdb dziatania przyspieszy¢, aby te dziatania zapisane w NSO
zrealizowaé. Prosze takze pamietaé, ze HPV to nie tylko nowotwory kobiece. Jest to rak szyjki macicy
u kobiet, ale to takze nowotwory m.in. gtowy i szyi u mezczyzn. Ogromny procent nowotwordéw
glowy i szyi w Skandynawii, to sg nowotwory majace etiopatogeneze zakazenia HPV. Musimy
doprowadzi¢ do sytuacji, aby szczepienia HPV nie byty postponowane i zeby byty w petni dostepne.
Logistyka dostarczenia szczepionki jest niezwykle istotna. Zalecenia kliniczne sg tutaj dosé
jednoznaczne. Szczepienie HPV powinno nastgpi¢ przed podjeciem inicjacji seksualnej. Szczepienia
przeciw HPV beda trwaty przez wiele lat. Nalezy bardzo doktadnie doprecyzowa¢ model realizacji.
Kto, gdzie, w jaki sposéb ma nabywad te szczepionke, kto ma szczepié, gdzie ma by¢ dostepna.
Istotne jest to, zeby stworzy¢ wokét szczepien przeciwko HPV zrozumienie i dobrg atmosfere. Smier¢
kobiety, to jest destrukcja catej rodziny, bo umiera matka i zona. Te szczepienia sg naprawde
konieczne.

Prof. Krzysztof Giannopoulos, Kierownik
Zaktadu Hematoonkologii Doswiadczalnej UM
w Lublinie, Kierownik Oddziatu
Hematologicznego Centrum Onkologii Ziemi
Lubelskiej

W zwigzku z pandemia COVID-19 ogromne znaczenie maja
terapie ograniczone w czasie i terapie minimalizujace czas
pobytu pacjenta w placdwkach ochrony zdrowia. Pacjenci bedacy w gtebokiej remisji, nie beda
wymagali leczenia. Tutaj nalezy zwrdci¢ uwage na najczestszg biataczke — przewlektg biataczke
limfocytowa i leczenie pierwszej linii. Aktualne rekomendacje ESMO, czyli Europejskiego
Towarzystwa Onkologii Medycznej, pokazujg ze rola immunochemioterapii jest co raz bardziej
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ograniczona. Tylko niewielka grupa pacjentéw bedzie korzystata z leczenia z immunochemioterapii.
Wszystkie pozostate grupy powinny otrzymac leczenie celowane i to w wiekszosci preparatami
doustnymi. Natomiast czes¢ z tych terapii celowanych jest terapiami ograniczonymi w czasie. Jedna
z terapii, to potgczenie przeciwciata monoklonalnego anty-CD20, czyli obinutuzumabu
z wenetoklaksem. Jest to terapia ograniczona tylko do roku leczenia. Mamy bardzo dobre
doswiadczenia w Polsce w leczeniu pacjentéw nawrotowych tg terapiag. Dwuletnia terapia
przeciwciatem monoklonalnym anty-CD20 - rytuksymabem w polaczeniu z wenetoklaksem daje
ogromng korzys¢. W przypadku rocznej terapii wenetoklaksem z obinutuzumabem przenosimy
bardzo dobre leczenie pacjentédw w nawrocie, dla pacjentow w pierwszej linii. Wydaje sie ze grupa
pacjentéw, ktéra wymaga takiego leczenia zgodnie z miedzynarodowymi standardami to sg pacjenci
z delecjg 17p i mutacjg tp53. Natomiast druga grupa, to sg pacjenci majacy niezmutowany status
gendéw immunoglobulinowych. Podtypy molekularne nowotwordéw krwi umozliwiajag nam dobra
identyfikacje choroby pacjenta i personalizacje leczenia.

Prof. Jan Styczyniski, Konsultant Krajowy ds.
Onkologii i Hematologii Dzieciecej, Katedra
Pediatrii, Hematologii i Onkologii Collegium
Medicum w Bydgoszczy

Leczac chorych z nowotworem krwi (chorobg
podstawowg), czy to standardowymi, czy nowoczesnymi
metodami musimy zadbaé o terapie wspomagajgca.
Przyktadem zakazenia, ktére moze zupetnie zniszczyé
efekt terapeutyczny jest zakazenie wirusem cytomegalii po przeszczepieniu komoérek
krwiotwodrczych. Na dzien dzisiejszy NFZ wydaje ponad 250 tys. zt za wykonanie przeszczepienia
komadrek krwiotwdrczych od dawcy niespokrewnionego. Jest to réwniez péttora miesigca bardzo
intensywnej pracy wielu ludzi. W efekcie uzyskujemy pozadany efekt terapii, ale moze dojs¢
do reaktywacji cytomegalowirusa (CMV), bo takiego wirusa ma 80% populacji. Gdy pacjent
po przeszczepieniu ma reaktywacje wirusa, wirus potrafi byé oporny na leczenie i doprowadzi¢
do zupetnego zniweczenie sukcesu samego postepowania poprzeszczepowego. Okazuje sie ze jest
to najwiekszy problem u pacjentdéw poprzeszczepowych. W krajach skandynawskich okreslono tego
wirusa jako ,trolla transplantacji”, czyli taki element, ktéry potrafi zniszczy¢ caty efekt transplantacji.
W zwigzku z tym terapia wspomagajgca ma ogromne znaczenie. W styczniu 2018 r. zostat
zarejestrowany w Unii Europejskiej letermowir - innowacyjny lek przeciwwirusowy o zupetnie innym
dziataniu. Letermowir daje bardzo wysoka skutecznos¢ jesli chodzi o prewencje zakazen i reaktywac;ji
wirusem cytomegalii, a jednoczesnie jest bardzo bezpieczny w stosowaniu. Zatem mozna powiedzie¢,
ze mamy zfoty srodek, ktéry mogtby uchroni¢ wielu pacjentéw. Oczywiscie problemem jest cena.
| tutaj apel do wszystkich decydentéw, do Ministerstwa Zdrowia i NFZ, zeby wprowadzi¢ program
lekowy z tym lekiem. Jest to chyba najbardziej optymalne rozwigzanie i mysle, ze na dzien dzisiejszy

Polske staé¢ zeby tych pacjentéw chroni¢. Profilaktyka zakazen CMV za pomocg letermowiru
u pacjentow po allo-HSCT nie jest tylko kwestiag komfortu leczenia dla lekarzy, ale jest kwestig
bezpieczenstwa i przezycia dla pacjentow.
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Prof. Peter Hillmen, Experimental Haematology,
University of Leeds and Chair of the National Cancer
Research Institute Haematological Research Group

Pracuje w klinice hematologii jestem tez szefem grupy, ktéra
monitoruje i nadzoruje badania kliniczne w tej dziedzinie. Ochrona
zdrowia w Anglii, bedac system upanistwowionym, ma takie same
problemy, jak wiele innych podobnych systemdéw na Swiecie.
Mamy na przyktad bardzo restrykcyjne wymogi stosowania lekow.
Instytut NICE (National Institute for Health and Clinical Excellence)
ocenia wszystkie terapie, ktére sg refundowane w Anglii. Jesli NICE
aprobuje jakas terapie, woéwczas wszyscy angielscy pacjenci majg do nich dostep.

Zmiana zachodzaca dzis w terapii przewlektej biataczki limfocytowe] (PBL), to mozliwo$¢é stosowania
terapii celowanych. Stanowig one przyktad przysztych terapii innych nowotworéw krwi. W PBL
charakterystyczne jest wystepowanie dwdch szlakéw prowadzacych do powstania choroby. Z jednej
strony, jest to nadmierna proliferacja komorek, a z drugiej — ich nadmierne dtugie przezycie. Obydwa
wymienione szlaki s3 obecnie punktami uchwytu dla odpowiednich terapii, ktére sg bardzo
efektywne. Uczestnicy dyskusji mowili juz o wenetoklaksie, ktéry ma ogromny udziat w wywotywaniu
remisji i mamy nadzieje, ze bedzie hamowat wzrost komorek.

Chemioterapia jest skuteczna w zakresie uzyskiwania remisji, ale stan remisji niemal zawsze konczy
sie nawrotem. Jest przy tym duzo probleméw z tolerancjg leczenia oraz powiktan z nim zwigzanych.
Dlatego lekarze czesto majg sktonnos¢ do stosowania mniej intensywnych schematéw leczenia,
remisja trwa Srednio 3 lata, po czym nastepuje progresja choroby. Opublikowano kilka badan
klinicznych, ktére wykazujg, ze terapie celowane s3 lepsze od chemioterapii. Terapie celowane
zapewniajg lepsze przezycie nawet w pordéwnaniu z najbardziej intensywnymi schematami
chemioterapii. Zwréé¢my uwage, ze PBL jest chorobg, w ktérej proponujemy pacjentom z nawrotem
dalsze leczenie, dlatego — jesli odratowujemy pacjentéw — trudno w badaniach klinicznych wykazac
jednoznaczng przewage konkretnego leczenia. Natomiast nowe terapie celowane jednak dajg bardzo
dobre wyniki, ktore wida¢ w badaniach klinicznych. Im wczesniej zastosujemy terapie celowane, tym
bardziej zredukujemy ryzyko nawrotu.

Obecnie mamy zatem dwie koncepcje leczenia: leczenie az do progresji lub leczenie ograniczone
w czasie. Leczenie polegajgce na podawaniu lekéw w dtuzszym okresie, moze nie by¢ korzystne dla
pacjenta, choc jest wcigz leczony, a jednoczesnie jest kosztowne z perspektywy ptatnika. Mozna
jednak zastosowac terapie ograniczong w czasie, gdzie mamy z gory okreslony kalendarz leczenia.
W przypadku terapii wenetoklaks i obinutuzumab pacjent jest leczony tylko przez 1 rok. Po uptywie
roku i uzyskaniu remisji pacjent moze mie¢ normalne zycie bez koniecznosci leczenia PBL.
Obserwujemy tych pacjentédw i wielu z nich ma nadal niewykrywalne komérki nowotworu oraz nie
ma cech choroby.

W zesztym roku uczestniczytem w pracach NICE nad oceng wenetoklaksu i obinutuzumabu. Wnioski
i rekomendacje byty korzystne dla tej terapii, rowniez w zakresie jej stosunku kosztu do korzysci.
Kluczowy jest wniosek, ze terapie uznaje sie za efektywng kosztowo w poréwnaniu z leczeniem, ktére
do tej pory bylo stosowane. Wynika to z posrednich pordwnan, poniewaz nie ma badan

MEDYCZNA RACJA STANU



POSTEP TERAPEUTYCZNY — SZANSA DLA PACJENTOW. WYZWANIE DLA SYSTEMU. PERSPEKTYWA CZASU

PANDEMII COVID-19

bezposrednio porédwnujacych oceniane leczenie z intensywnymi schematami. Ze wzgledu
na korzystne wyniki i z gory okreslony czas trwania, leczenie okazato sie efektywne kosztowo
u pacjentéw z delecjg 17p. Dodatkowo ta opcja terapeutyczna niesie korzysci pacjentom starszym
z chorobami wspétistniejgcymi.

W dftugoterminowej perspektywie, najbardziej efektywne kosztowo jest stosowanie leczenia
W nowym scenariuszu, przez ograniczony czas, zamiast chemioterapii, ktéra moze sama byc¢
przyczyng zgonu, ale tez jest trudniejsza w dtuzszym okresie, poniewaz wymaga leczenia nawrotéw.
Terapia ograniczona w czasie z zastosowaniem wenetoklaksu z obinutuzumabem zostata
zarekomendowana w Wielkiej Brytanii do refundacji publicznej. W tej chwili w przewlektej biataczce
limfocytowej rzadko stosujemy chemioterapie. W czasach pandemii COVID-19, zakazenie sie pacjenta
na chemioterapii prowadzi do bardzo powaznych nastepstw, ze wzgledu na ciezkie uposledzenie
odpornosci u tych chorych. Natomiast w przypadku terapii ograniczonej w czasie pacjenci nie majg
powikta, nie wymagaja hospitalizacji, nie zajmujg tézek. Rekomendacja NICE dla wenetoklaksu
z obinutuzumabem w schemacie jednorocznym byfa wydana jeszcze przed pandemia COVID-19, ale
w obecnych warunkach terapia ta przynosi dodatkowg korzysc.

Reasumujac, leczenie ograniczone w czasie jest bardzo efektywne oraz ogranicza dla wiekszosci
pacjentéw wskazania do intensywnych, kosztownych terapii, az do progresji. Nowe leki wydajg sie
z pozoru drozsze, jednak w zakresie odpowiedzi na leczenie oraz diugosci przezycia, stanowig one
przysztos¢ hematologii. Im szybciej pozbedziemy sie toksycznych i nieefektywnych schematéw
chemioterapii, tym lepie;j.

Prof. Piotr Gaftecki, Krajowy Konsultant w
dziedzinie Psychiatrii, Kierownik Kliniki
Psychiatrii Dorostych Uniwersytetu
Medycznego w todzi

Pandemia COVID-19 to czas nasilenia obnizenia nastroju,
standw lekowych i depresji. Pandemia jest ogromnym
wyzwaniem dla psychiatrii juz dzi$, ale tez na czas po
pandemii. Wedtug raportu NFZ i analiz WHO w Polsce na
depresje cierpi od jednego do dwdch milionédw osdb. Co trzeci pacjent nie odpowiada na leczenie,
mamy wtedy do czynienia z depresjg lekooporng. Depresja lekooporna jest definiowana, jako taki
epizod depresyjny, w ktérym nie osiggamy remisji, czyli poprawy stanu psychicznego, po leczeniu
dwoma rdézinymi preparatami przeciwdepresyjnymi przez co najmniej 6 tyg. Mamy do czynienia
z pacjentem, ktéry cierpi z powodu umiarkowanego lub silnego epizodu depresyjnego, czesto
z mysSlami samobdjczymi i ktéry jest czesto niezdolny do pracy. Od niedawna istnieje mozliwosc¢
leczenia tych pacjentéw esketaming, lekiem podawanym nosowo. Jest to zupetnie nowa formuta
podania, jesli chodzi o psychiatre. Lek ten w sposdb natychmiastowy - w ciggu doby lub dwdch,
poprawia stan psychiczny pacjenta. W ciezkich przepadkach depresji esketamina redukuje o ponad
potowe objawy w ciggu dwdch tygodni. Pamietajmy, ze esketamina jest stosowana w leczeniu
depresji lekoopornej, czyli stanowigcej duze wyzwanie terapeutyczne. Warto takze zaznaczyd,
ze w okresie pandemii wzrasta nasilenie nie tylko depresji, ale i zaburzen lekowych, ktére bardzo
czesto wspodtistniejg. W takim przypadku mamy do wyboru kilka preparatéw, ktére sg w Polsce
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refundowane. Te leki dziatajg nasennie, przeciwlekowo, przeciwdepresyjnie i mozna je stosowac przy
licznych wspdtchorobowosciach, co jest dosyé istotne. Taka czgsteczka jest m. in. trazodon, w postaci
o przedtuzonym czasie uwalniania substancji czynnej. Brak nadmiernej sennosci w ciggu dnia dzieki
stosowaniu tego leku, zwieksza szanse na uzyskanie trwatej poprawy oraz szybki powrdt chorego
do normalnego zycia i funkcjonowania.

W leczeniu pacjentdw chorych na schizofrenie mamy refundowane terapie dtugodziatajace, jak np.
paliperydon. Leki dtugodziatajgce w leczeniu schizofrenii stwarzajg nowe, lepsze mozliwosci leczenia
pacjenta. To jest istotne ze wzgledu na to, ze leki psychotyczne czesto byly odstawiane
w krotkoterminowych terapiach lub przez samego pacjenta w trakcie epizodéw psychotycznych.
Wprowadzenie leku, ktéry mozemy stosowac raz na miesigc, raz na dwa lub trzy miesigce daje
olbrzymi komfort zaréwno pacjentowi, jak i lekarzowi w prowadzeniu tego pacjenta. Ma to olbrzymie
znaczenie w dobie COVID-19. Sytuacja pandemiczna w sposéb oczywisty ograniczyta dostepnosc
do stuzby zdrowia z powoddw epidemiologicznych, wiec tutaj podawanie leku raz na miesigc, czy raz
na dwa-trzy miesigce jest faktycznie optymalng opcja terapeutyczng. Stosowanie tych lekéw
wyraznie zmniejsza liczbe hospitalizacji tych pacjentéw. Od wrzesnia 2020 r. mamy takze refundacje
lurazydonu, terapii szczegdlnie waznej w dobie pandemii COVID-19, bo ograniczajacej obcigzenia
kardiometaboliczne. Lurazydon zachowuje site terapeutyczng w redukcji zaréwno objawdw
pozytywnych, jak i negatywnych. Ale jako jedna z niewielu czgsteczek nie niesie ze sobg ryzyka
metabolicznego — w tym przyrostu masy ciata. Lurazydon jest o tyle waing czasteczka,
Zze ma rejestracje juz od 13 roku zycia. Czyli mozemy leczy¢ lurazydonem osoby w okresie
adolescencji. Pamietajmy, ze czes$¢ procesow schizofrenicznych rozpoczyna sie u pacjentow juz przed
18 r.z. Tak wczesny poczatek jest ztym czynnikiem prognostycznym, wiec stosujac lurazydon mamy
szanse w sposdb bezpieczny kontrolowac objawy psychotyczne, u tych pacjentéw, nie narazajac ich
jednoczesnie na zespot metaboliczny i ryzyko przyrostu masy ciafa.

Prof. Konrad Rejdak, Prezes Elekt Polskiego
Towarzystwa Neurologicznego, Kierownik Kliniki
Neurologii Uniwersytetu Medycznego w Lublinie

Coraz czeséciej méwi sie , ze 1 na 3 pacjentéw z COVID-19
doswiadcza  powiktan  neurologicznych.  Rzeczywiscie
w trakcie trwania pandemii uswiadomilismy sobie, ze uktad
nerwowy staje sie gtdwnym obiektem ataku koronawirusa
SARS-CoV-2. Nie jest to tylko atak bezposredni, ale poprzez
zainicjowane reakcje autoimmunologiczne, ktére naruszajg struktury uktadu nerwowego. Tak
naprawde objawy neurologiczne towarzyszg catemu przebiegowi COVID-19. Na poczatku mogg
to by¢, takie objawy jak obnizona percepcja, encefalopatia, zaburzenia swiadomosci, czy utrata
przytomnosci. Bardzo charakterystycznymi objawami sg zaburzenia wechu i smaku. Moze réwniez
wystgpi¢ ostry udar mdzgu, szczegdlnie niedokrwienny, jako wyraz niedoczynnosci systemowych.
PdZniej pojawiajg sie tez ciezkie zespoty autoimmunologiczne, jak chociazby zespét Guillaina-Barrégo
i inne zaostrzenia réznych zaburzen zapalnych w zakresie obwodowego uktadu nerwowego. Chorzy
cierpia na zaburzenia pamieci, koncentracji, szybkosci myslenia, zaburzenia depresyjne, zespot
zmeczenia, czy zespoty bolowe. Mogg mieé objawy parestezji, czy pieczenia w zakresie skory, bton
Sluzowych jamy ustnej, czy jamy nosowej. Te objawy mogg sie utrzymywaé wiele miesiecy
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po zakazeniu, bo mamy juz doswiadczenia z osobami z pierwszej fali pandemii, gdzie te objawy nadal
s3. Niestety na objawy neurologiczne nie mamy lekéw. Dlatego swiat neurologii szuka terapii, ktore
moga by¢ aktywne na poziomie uktadu nerwowego i w ten sposéb pomagac chociazby objawowo
pacjentom z COVID-19. Rehabilitacja lecznicza tez jest bardzo wazna. My, jako lekarze, chcieliby$my
dziata¢ jak najwczesniej i zapobiega¢ powiktaniom, bo odwracanie niekorzystnych zmian i zaburzen
w uktadzie nerwowym jest bardzo trudne.

Dr Leszek Borkowski, Cztonek Narodowej Rady
Rozwoju przy Prezydencie RP, Prezes Fundacji
Razem w Chorobie, Inicjatywa Nauka Przeciw
Pandemii

Coraz czesciej moéwi sie, ze do wygrania z COVID-19 nie
wystarczg same szczepienia. Potrzebne sg skuteczne leki.
COVID-19 jest chorobg ,,dwunozng”. Z jednej strony mamy
chorobe zakaZng, a z drugiej strony mamy chorobe, ktéra przeksztatca sie w ostrg chorobe zapalng
prowadzaca do powiktarn oddechowych, kragzeniowych, itd. W zwigzku z tym byto wiadomo na samym
poczatku pandemii, ze do leczenia pacjentéw w réznych etapach choroby potrzebne sg rézne leki.
Stad oczekiwanie, ze bedzie jeden produkt, cudowny na wszystko, sg raczej nierealne. Spoteczeristwo
zaczyna sie niepokoi¢ duzg iloscig zgondéw. To jest spory problem, szczegdlnie kiedy zgondw jest
wiecej, niz w innych krajach. W zwigzku z tym trzeba sie zastanowié, co prowadzi do takiej sytuacji.
Jednym z powoddéw wypowiadanych publicznie, z ktérym ja sie zgadzam, jest zbyt pdzny transport
pacjenta do szpitala, ktéry za pdino sie zgtasza do lekarza. W domu nie oznaczymy codziennie
D-dimeréw, poziomu fibrynogenu, poziomu ptytek. Potem sie okazuje, ze pacjent btyskawicznie
przekracza cienkg czerwong linie zaostrzenia choroby. On sam nie zarejestruje przekroczenia tej
cienkiej czerwonej linii, a potem jest juz za pdZno, aby mu pomadc. By¢ moze trzeba rozwazyé grupe
pacjentéw szczegdlnego ryzyka, i w tej grupie wdrozy¢ procedure szybszej opieki. Wydaje mi sie,
ze szpital tymczasowy powinien miec¢ takze oddziat ,, wczesnocovidowy” dla pacjentéw zagrozonych
ciezkim przebiegiem COVID-19. Dlatego nalezy rozwazyé wczesniejsze umieszczanie pacjentéw
chorych na COVID-19 z dobrze zdiagnozowanymi czynnikami ryzyka w tzw. ,przedszkolu szpitala
covidowego”. Wydaje sie, ze znaczenie dla przezycia pacjenta wysokoobjawowego majg leki przeciw
SARS-CoV-2, ktére podajemy na poczatku choroby. Remdesivir podajemy dozylnie, ale tylko
w szpitalu do 7 dni, liczac od dnia objawéw. Surowice ozdrowiencow podajemy dozylnie tylko
w szpitalu (do 7 dni). COVID-19 jest chorobg tylko na poczatku zakazng, ktéra przeradza sie w ostre
stany zapalne. Rozwija sie choroba immunologiczna i burza cytokinowa. Rozregulowana jest
homeostaza cytokin pro i przeciw zapalnych. Wydaje sie, ze trzeba rozwazyé wczesniejsze podanie
heparyn drobnoczgsteczkowych lub 75 mg kwasu acetylosalicylowego, jako prewencje zakrzepowa.
W nizszej dawce kwas acetylosalicylowy nie daje oczekiwanej prewencji, zmniejszania agregacje
ptytek i kurczeniu sie naczyn.

Kolejng rzecza jest zbyt rzadkie przechodzenie z respiratora na ECMO (ang. Extra Corporeal
Membrane Oxygenation), czyli pozaustrojowe utlenowanie krwi. Wiadomo, ze biatko
S1 koronawirusa przyfacza sie do komdrek pneumocytdw typu 2 z wysokg ekspresja konwertazy
angiotensyny 2 (ACE2). Pneumocyty ulegajg uszkodzeniu, pecherzyki ptucne zapadajg sie, pojawia sie
odczyn zapalny, a wysiek w pecherzykach ptucnych dostownie je topi. Dochodzi do powstania bariery
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pomiedzy powietrzem wchodzacym przez drogi oddechowe z respiratora do pecherzykdw ptucnych,
a krgzeniem ptucnym i do zablokowania wymiany tlenowej. Powietrze wttoczone przez respirator nie
moze by¢ wykorzystane w wymianie tlenowej w pecherzykach ptucnych. To wtasnie ECMO jest
w stanie doprowadzi¢ do utlenowania krwi, tak jak sie to dzieje w zdrowym organizmie. Ten sprzet
musi by¢ w zapasie dla czesci pacjentéw lezgcych pod respiratorami. Zastosowanie ECMO nie leczy
niewydolnego narzadu ale daje czas potrzebny do wyzdrowienia.

Zainteresowatem sie wynikami badania Il fazy COV-BARRIER, ktére wykazato, Ze dodatek
barytycynibu do kortykosteroidéw i remdesiwiru spowodowato istotne zmniejszenie zgonéw. W USA
zezwolono na stosowanie barytycynibu w nagtych wypadkach w pofaczeniu z remdesiwirem
u pacjentéw COVID-19 wymagajgcych wentylacji mechanicznej (respirator) lub pozaustrojowego
natlenienia (ECMO). Jak wynika z artykutu zamieszczonego w The New England Journal of Medicine
z marca 2021 r. oraz badania o akronimie ACTT, barycytynib podawany byt tylko w skojarzeniu
z remdesiwirem okazat sie skuteczniejszy, niz sam remdesiwir w skracaniu czasu powrotu do zdrowia
wsrdd pacjentéw z COVID-19. Szczegdlnie dotyczyto to chorych otrzymujacych tlen o wysokim
przeptywie lub wentylacje nieinwazyjng. Ponadto stwierdzono, Ze szybszy powrdt do zdrowia
u pacjentéw, ktérzy otrzymali barycytinib plus remdesiwir sugeruje, ze leczenie skojarzone moze
mie¢ wptyw na obnizenie ryzyka hospitalizacji w szpitalu. Dodanie baricytynibu do remdesiwiru nie
wigzato sie ze znacznie wiekszg czestoscig wystepowania zdarzen niepozgdanych lub zakrzepowo-
zatorowych. W rzeczywistosci pacjenci otrzymujacy barycytynib plus remdesiwir mieli znacznie
mniejszg czestos¢ wystepowania zdarzen niepozgdanych. Mniejsza czestos¢ wystepowania zdarzen
niepozadanych z barycytynib moze miec zwigzek z jego dziataniem redukujgcym zapalne uszkodzenie
ptuc i podnoszenie liczby limfocytow. Deksametazon ma dtugi okres pdttrwania i poprzez swoje
dziatanie na receptory glikokortykosteroidowe, zmniejsza stan zapalny poprzez indukowany efekt
immunosupresyjny. Ponadto glikookortykosteryd zwieksza czestos¢ hiperglikemii, infekcji
wewnatrzszpitalnych, krwawien z przewodu pokarmowego oraz ostabienia pochodzenia nerwowo-
miesniowego. Barytycynib ma krétki okres péttrwania, dziata na ukierunkowane szlaki hamujace stan
zapalny bez indukowania tak silnego efektu immunosupresyjnego, typowego dla deksametazonu.
W badaniu ACTT pierwotnym punktem koricowym byt czas do uzyskania poprawy klinicznej, czyli
osiggniecia 1-3 kategorii choroby w skali 8-stopniowej, w czasie 28-dniowej obserwacji. Kluczowym
punktem wtérnym byt stan pacjenta w 15 dniu wedtug skali 8-stopniowej (8. stopniem byta Smier¢).
Oceniano takze liczbe dni tlenoterapii, nieinwazyjnej wentylacji lub wysokoprzeptywowe;j tlenoterapii
albo inwazyjnej wentylacji bgdz ECMO. Oceniano tez czas do wypisu ze szpitala i Smiertelnos¢ w ciggu
28 dni. Smiertelno$¢ w ciagu 28 dni wynosita 5,1 w grupie leczenia skojarzonego w poréwnaniu z 7,8
w grupie kontrolnej. Barytycynib stosowany jest w reumatoidalnym zapaleniu stawdéw oraz
atopowym zapaleniu skéry. Barytycynib jest selektywnym i odwracalnym inhibitorem kinazy
janusowej (JAK1 i JAK2). Kinazy janusowe (JAK) to enzymy, ktdre przekazujg sygnaty wewnatrz
komodrki z btonowych receptoréw dla wielu cytokin i czynnikdw wzrostu biorgcych udziat
w hematopoezie, powstawaniu stanu zapalnego i w funkcjonowaniu odpowiedzi immunologiczne;j.
Kinazy JAK ingerujg w procesy zapalne takie jak np. burza cytokinowa. Barycytynib moduluje te szlaki
sygnatowe poprzez czeSciowe zahamowanie aktywnosci enzymatycznej JAK1 i JAK2, przez
co zmniejsza sie fosforylacja i aktywacja biatek STA.

Analizujgc objawy choréb zakaznych spostrzegamy zdarzenia patogenne wynikajgce z rozregulowania
homeostazy pacjenta. Idac tg drogg obserwujemy niepozgdane odczyny poszczepienne (NOP),
bedace szczatkowym efektem rozregulowania homeostazy, bo podajemy pacjentom fragmenty
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biatkowe koronawirusa. Czasami ten fragment biatkowy jest bardziej grozny, a czasami mniej. Zalezy
to takze od rodzaju stosowanego wektora i sity jego immunizacji organizmu szczepionego. Jezeli
SARS-CoV-2 wywotuje mikrozakrzepy u pacjenta chorego na COVID-19, to prognozujgc mozliwe
dziatania niepozgdane nie mozna wykluczy¢ zakrzepow sporadycznych u oséb szczepionych. To jest
normalna droga prognozowania dziatan niepozgdanych przed planowaniem np. badania klinicznego.

Prof. Elzbieta Sarnowska, Kierownik Zaktadu
Immunoterapii Eksperymentalnej, Narodowy
Instytut Onkologii w Warszawie

Pandemia wymusita uwage naukowcow, lekarzy, decydentow
i catego spoteczenstwa dla kwestii naszej odpornosci. Jesli
chodzi o szczepionki dokonat sie niewatpliwie postep
medyczny. Dzisiaj mamy do czynienia ze szczepionkami mRNA
i szczepionkami wektorowymi. Pandemia pozwolita na ogromne przyspieszenie prac nad
nowoczesnymi technologiami. Mysle, ze jesli chodzi o szczepionki, to bedg one wykorzystywane
w przysztosci do leczenia pacjentdéw onkologicznych. Tutaj mysle zaréwno o szczepionkach
wektorowych, jak i o szczepionkach opartych o mRNA. Trzeba powiedzie¢, ze s3 to technologie, ktore
byty rozwijane od wielu lat. Jesli chodzi o technologie mRNA, to s publikacje, ktére pokazujg,
ze faktycznie mozemy modulowa¢ ekspresje danego biatka w komdrkach poprzez podanie mRNA.
To otwiera caty wachlarz mozliwosci, jesli chodzi o szczepienia przeciwnowotworowe. Jesli natomiast
chodzi o szczepienia przeciwko koronawirusowi sktaniam sie do stwierdzenia, ze problemem nie jest
to, co szczepionka ma w sobie, tylko antygen. Jesli chodzi o szczepionke mRNA, to mamy do czynienia
z przekazaniem materiatu nie tyle genetycznego, co informacyjnego. Pozwala on na produkcje
antygenu w komdrkach. | tak naprawde, to ile bedzie wyprodukowane tego antygenu zalezy
od zdolnosci komérek do jego produkcji. Jesli spojrzymy na biologie komdrek, to nie dziwig mnie
wyniki, ze u osdb starszych skutki uboczne szczepienia, czyli NOP-y wystepujg duzo rzadziej, niz
u ludzi mtodych. Poniewaz te komérki majg mechanizm wytwarzania biatek zdecydowanie gorszy, niz
zwykte komaorki u oséb mtodszych.

Prof. Piotr Pruszczyk, Prorektor ds. Nauki i Transferu
Technologii, Warszawski Uniwersytet Medyczny

Ryzyko zakrzepicy zylnej lub zatorowosci ptucnej w ciggu roku wsrod
mtodych kobiet stosujgcych antykoncepcje doustng wynosi 600
na 1 milion. Jezeli kto$ leci samolotem do Nowego Jorku,
to powinien mie¢ swiadomos¢, ze prawie 1 na 1 min lotéw moze #
zakonczy¢ sie fatalng zatorowoscig ptucng. W kontekscie mamy informacje o kilkunastu przypadkach
zakrzepicy zylnej po szczepionkach przeciwko koronawirusowi.

Chorzy na COVID-19 niewatpliwie wymagaja profilaktyki przeciwzakrzepowej, co do tego nie
ma zadnej watpliwosci. Stosowanie lekédw przeciwzakrzepowych prawie o 50% zmniejsza
Smiertelno$s¢  pacjentéow hospitalizowanych. | to, co sie zmienito od ostatnich 2-3 tygodni, coraz
chetniej rekomendujemy stosowanie tej profilaktyki po wypisie ze szpitala, jak réwniez dla
pacjentow leczonych wytgcznie w  warunkach domowych, czyli stosowanie heparyn
drobnoczasteczkowych. Natomiast, w odniesieniu do pacjentéw kardiologicznych, ktérzy jeszcze nie
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majg infekcji COVID-19, to dramatycznie wydtuzyt sie czas dotarcia pacjenta do kliniki. Nalezy
pamietaé, aby nie odstawia¢ przewlekle stonowanych lekdw np. u pacjenta z nadcisnieniem
tetniczym, z niewydolnoscig serca, czy leczenia przeciwkrzepliwego, np. u chorego z migotaniem
przedsionkéw. W moim przekonaniu cudownego remedium, ktére by odganiato widmo powikfan
u pacjenta z COVID-19 nie ma. Natomiast praca u podstaw, czyli zeby ten pacjent miat dobrg kontrole
cisnienia, nie odstawiac lekdw przeciwkrzepliwych czy przeciwptytkowych, mysle ze to ma bardzo,
bardzo duze znaczenie.

Podsumowujac, jedna rzecz — szczepienia, druga rzecz - dbatos¢ o profilaktyke powiktan zakrzepowo-
zatorowych, trzecia rzecz - pamietajmy tez o pacjentach, ktdrzy chorujg ,niecovidowo”, np. ktorzy
maja , hiecovidowy” zawat serca.

Prof. Anna Kostera-Pruszczyk, Kierownik Kliniki b

Neurologii Warszawskiego Uniwersytetu i
Medycznego Pr—

Chciatabym nawigza¢ do szeroko rozumianych powiktan W e
neurologicznych COVID-19 w kontekscie chorych z chorobami ’ |
rzadkimi oraz potozy¢ nacisk na kwestie prewencji. Mysle, ! } :

ze jest to ogromna rola catego Srodowiska medycznego. Z L4
jednej strony do przekonania do szczepien nieprzekonanych, ale réwniez, ze akcja szczepien nie
bedzie akcjg jednorazows, ze by¢ moze beda potrzebne dawki przypominajgce, moze jesienig, moze
wiosng. Waznym jest, aby preferencyjny dostep do szczepien mieli przewlekle chorzy, czy chorzy
z chorobami rzadkimi, ktérzy wymagajg cyklicznego podania przeréznych lekéw w warunkach
szpitalnych. Istotnym jest, zeby preferencyjnie byli traktowani zaréwno chorzy, jak i ich opiekunowie.
Kazde przesuniecie w terapii, w tych nielicznych farmakoterapiach, ktére juz staty sie udziatem
pacjentéw z chorobami rzadkimi moze prowadzi¢, albo do czasowego, albo nieodwracalnego
pogorszenia ich stanu zdrowia. Dlatego, z catg pewnoscig zapobieganie zakazeniom koronawirusem
SARS-CoV-2 jest rzeczg bardzo wazng. W 2020 r. mimo pandemii, jesli chodzi o obszar choréb
rzadkich, ktérym ja sie zajmuje, wydarzyto sie duzo bardzo dobrych rzeczy. Uwazam, ze absolutnie
pierwsze miejsce zdobyta decyzja Ministra Zdrowia o wprowadzeniu powszechnego programu
przesiewowego noworodkow w kierunku diagnozy rdzeniowego zaniku miesni. W tej chorobie mamy
juz jedng refundowang terapie nusinersenem, a w tej chwili oceniana jest w ramach Funduszu
Medycznego terapia genowa — onasemnogen abeparvovec. Przesiew noworodkowy pozwoli nam
na zastosowanie tych terapii w fazie przedobjawowej SMA, co gwarantuje najlepsze efekty kliniczne
i sprawi, ze te dzieci beda rozwija¢ sie prawidtowo. Narodowy Plan dla Choréb Rzadkich jest juz
po etapie konsultacji spotecznych. Czekamy na jego wdrozenie w zycie, szczegdlnie w zakresie
poprawy dostepu do procedur diagnostycznych. Diagnostyka powinna by¢ prowadzona
ambulatoryjnie w chorobach rzadkich i koordynowana przez osrodki eksperckie. Bez adekwatnej
refundacji badan genetycznych, badan immunologicznych z poziomu poradni niestety nam sie
to na razie nie uda. Apelujemy do MZ i NFZ o zmniejszenie biurokracji. Po okresie pandemii COVID-19
wszyscy jesteSmy coraz bardziej zmeczeni i jest nas — kadr medycznych coraz mniej, natomiast géra
dokumentdw, ktére musimy przygotowywad staje sie z roku na rok wieksza. Naprawde wolatabym,
zeby nasz czas i kwalifikacje w petni wykorzysta¢ na rzecz naszych pacjentdw, oczywiscie raportujac

do NFZ, tylko to co jest niezbedne.
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Prof. Anna Latos-Bieleriska, Kierownik Katedry i Zaktadu
Genetyki Medycznej, Uniwersytet Medyczny w Poznaniu

Ztoty wiek genetyki rozpoczat sie od sekwencjonowania genomu
cztowieka w 2003 r. Genetyka zmienia medycyne. Przyktadem sg terapie
genowe w dziedzicznej dystrofii siatkdwki oraz dziedzicznej neuropatii
nerwow wzrokowych. Terapia genowa jest jednorazowo podawana
do ciata szklistego. Efekty sg bardzo dobre, obserwacja trwata okoto
5 lat i efekt poprawy widzenia sie utrzymuje. Warunkiem zastosowania
tych terapii genowych jest jednak wfasciwa diagnostyka molekularna.
Rozwdéj diagnostyki molekularnej jest bardzo dynamiczny. Pietnascie lat
temu standardem staty sie mikromacierze w diagnostyce genetycznej, natomiast dziesie¢ lat temu
sekwencjonowanie nastepnej generacji. Obie metody s3 jeszcze nierefundowane. Kiedy patrzymy na
Narodowy Plan dla Chordb Rzadkich, terminy dojscia do tego, zeby wprowadzi¢ do praktyki klinicznej
obie te metody, to praktycznie jest czas po ukonczeniu planu, czyli 2023 r. Mysle jednak,
ze z wprowadzaniem diagnostyki genetycznej tak dtugo czekac nie mozna. Wtasciwie nie ma zadnych
powoddw, zeby jg odwlekac dlatego, ze ona koriczy , odyseje diagnostyczng” pacjenta. Jednoczesnie
diagnostyka genetyczna zmniejszy koszty catosciowe.To co wilozymy w skuteczng diagnostyke
genetyczng, kilka razy zaoszczedzimy w innym miejscu, w postaci nietrafionych badan
diagnostycznych. To wymaga zmiany mentalnosci lekarzy, ktdrzy upierajgsie przy diagnostyce
klinicznej i laboratoryjnej, jakby nie byto badan genetycznych i nie wiedza, kiedy badania genetyczne
nalezy zrobi¢. Badanie genetyczne nie powinny by¢ zrobione, ani za wczesnie, ani za pézno. Powinny
by¢ wykonane we wtasciwym momencie. Tutaj jest kluczowa rola konsyliow z udziatem genetykéw
klinicznych i biotechnologdw. Musimy réwniez wspdlnie wyeliminowac¢ mylne zatozenie, ze ,nalezy
sie skoncentrowac¢ na diagnostyce genetycznej, w tych chorobach, ktére mozina skutecznie
leczy¢”. Diagnostyke genetyczng powinniSmy wykonywaé, aby postawi¢ wiasciwg diagnoze
i zbudowad dla chorego dtugoletni plan leczenia. Diagnostyka genetyczna pokazata swojg wartosc
w onkologii, stwarzajgc podstawy do personalizacji leczenia. W tej chwili jest czas na choroby rzadkie.

Prof. Zbigniew Zuber, Kierownik Katedry
Pediatrii KAAFM, Kierownik Oddziatu Dzieci
Starszych Szpitala Dzieciecego $w. Ludwika w
Krakowie

Najwazniejszg rzeczg warunkujgca nowoczesna terapie
w chorobach rzadkich, jest postawienie odpowiednio
wczes$nie diagnozy. Nie wyobrazam sobie, ze moglibysmy
pracowac bez badan genetycznych. To w tej chwili jest najwazniejszy element diagnostyki, jaki mozna
sobie wyobrazié. Mamy nowoczesny sprzet diagnostyczny i nowoczesne terapie. Dzieki badaniom
genetycznym, jestesmy w stanie przewidzie¢, ktéry pacjent zareaguje na terapie celowana. Czyli
mamy w petni spersonalizowane mozliwosci leczenia, bez ktérych nie ma mowy o nowoczesnej
medycynie. Nowoczesna medycyna rzeczywiscie kosztuje, ale medycyna personalizowana
gwarantuje, ze Srodki przeznaczone na sfinansowanie terapii sg racjonalnie i efektywnie wydane. Nie
mozemy zapomnie¢ o tym, co medycyna uczynita w ciggu ostatnich 20 lat. Inhibitory kinaz
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janusowych (iJAK) to leki, ktére ingerujg w procesy komérkowe, zeby zapobiec wytwarzaniu cytokin
prozapalnych, ktére odpowiadajg za objawy choréb autoimmunizacyjnych. Prosze zwréci¢ uwage,
ze w przebiegu COVID-19 mamy do czynienia z bardzo ciezkimi powiktaniami. U dzieci jest
to wielouktadowy zespoét zapalny powigzany z COVID-19 (ang. Paediatric Inflammatory Multisystem
Syndrome Temporally associated with SARS-CoV-2, PIMS-TS,). PIMS-TS jest chorobg wielouktadowg
o charakterze zapalnym. Schorzenie moze miec przebieg tagodny lub ostry, ktérego konsekwencjg
sg liczne powiktania, niewydolnos¢ narzgddw lub wstrzgs. Warto podkreséli¢, ze PIMS nie jest choroba
zakazng, a jedynie reakcjg organizmu na przebytg infekcje koronawirusowq. Na szczescie wczesne
wdrozenie leczenia zmniejsza ryzyko wystgpienia powiktan i wptywa na szybka poprawe stanu
zdrowia dziecka. Lekiem pierwszego rzutu jest dozylny wlew immunoglobulin (IVIG). Kiedy
immunoglobuliny sg Zle tolerowane przez organizm lub takie leczenie nie przynosi oczekiwanej
poprawy, stosuje sie dziatajgce przeciwzapalnie glikokortykosteroidy oraz immunomodulujace leki
biologiczne (np. tocilizumab). To, ze w tej chwili mamy taki zespét chorobowy u dzieci, nie oznacza,
ze dorosli nie beda rozwija¢ podobnych objawéw. Nowe wyzwania prowadzg do koniecznosci
edukacji lekarzy, ale takze pacjentow. Kluczowa jest edukacja catego spoteczenstwa, w aspekcie
koniecznosci szczepien, czy zdrowego stylu zycia. Naszg rolg jest zwracanie uwagi na takie rzeczy,
ktdre poprawiajg zdrowotnos¢ populacyjna. Ta takze nadwaga i otytos¢. We wszystkich chorobach
neurodegeneracyjnych, jezeli nie bedziemy mie¢ mozliwosci wczesnego leczenia, to nie bedzie
mozliwosci uzyskania jakiejkolwiek poprawy, bo nie mozemy cofng¢ zmian juz dokonanych, mozemy
tylko w wielu wypadkach zatrzymac postep choroby. | to jest jakby najwazniejsze przestanie. Wydaje
mi sie, ze Medyczna Racja Stanu pokazuje poczatek drogi, zeby edukacja byta na jak najwyzszym
poziomie. Musimy zacheca¢ lekarzy, ale przede wszystkim decydentéw, ze bez odpowiedniego
dofinansowania, szczegélnie diagnostyki - nie ma postepu w medycynie i nie ma mozliwosci
stosowania zaawansowanych terapii. A postep mamy, bo musimy pamietac, ze jeszcze 20-30 lat
temu, w osrodku dzieciecym leczylismy dorostych pacjentéw z chorobami rzadkimi, bo nie byto
osrodkow dla dorostych. Narodowy Plan dla Choréb Rzadkich jest takze ogromnym postepem, ale
jednoczesnie wyzwaniem. To nie mogg by¢ starozytne metody wprowadzone do nowoczesnego
programu. Mamy nowe leki, mamy nowe mozliwosci terapeutyczne, ale bez dobrej diagnostyki i bez
wiasciwego rozpoznania nie ma skutecznego leczenia.

Prof. Pawet Kowal, Poset RP, Sejmowa
Komisja Zdrowia, MRS

Nie ma obecnie wazniejszego problemu, niz zdrowie
obywateli. Zdrowie powinno by¢ obszarem wspdlnego
dziatania w polskim parlamencie. Bardzo wazne, aby
wykorzystaé¢ okres po pandemii COVID-19 na reforme i
wzmochienie systemu ochrony zdrowia w Polsce. Na
pewno jedng z szans na dodatkowe $rodki niesie za sobg unijny Fundusz Odbudowy. Z tej puli Polska
ma miec¢ do dyspozycji okoto 58 miliardow euro. W Funduszu Odbudowy jest komponent poswiecony
zdrowiu. Finansowane majg by¢ cztery obszary: infrastruktura i e-zdrowie, kadry medyczne, nauki

medyczne oraz sektor lekéw i wyrobdw medycznych. Dawno nie byto tak duzych pieniedzy ekstra na
zdrowie. Oznacza to, ze jest szansa na absolutnie nowe otwarcie, jesli chodzi o polityke zdrowotng w
Polsce. Szansa, ktdra sie zdarza raz w historii. Te pienigdze mogg by¢ spozytkowane, dobrze lub Zle,
bardziej strategicznie, czy bardziej taktycznie. Trzeba o tych $rodkach pomysle¢ bardzo
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perspektywicznie w dwodch aspektach. Pierwszy, to odbudowa systemu ochrony zdrowia
po pandemii. Moim zdaniem to jest kluczowa kwestia, jesli chodzi o ksztatcenie lekarzy, ratownikéw
medycznych, pielegniarek i farmaceutéw. Dane, ktére podaje Naczelna Rada Lekarska, pokazujg jak
duzo lekarzy chce wyjecha¢ z Polski. Szybko powinno sie pokaza¢ kadrom medycznym w Polsce,
Ze jest nowa szansa, czyli ten element powinien by¢ jednym z kluczowych. Oczywiscie w tym planie
odbudowy zawarto takie tematy, z ktérymi nie ma co dyskutowaé, czyli kwestia zwalczania choréb
wirusowych. Mysle, ze za mato w tym planie jest profilaktyki. Mozna na zasadzie pewnego symbolu
wprowadzi¢ ,godzine dla zdrowia”, o ktdérej méwimy w Medycznej Racji Stanu. To bytoby cos
zupetnie nowego i bytoby naprawde dobrg inwestycja.

Dr Jakub Gierczynski, Ekspert systemu ochrony
zdrowia

Chciatbym podkresli¢ temat dzisiejszej konferencji - postep
w medycynie oraz terapie zaawansowane. Pozostaje mieé
nadzieje, ze 2021 r. bedzie rokiem, w Polsce gdzie pierwsza
terapia genowa moze by¢ zrefundowana, bo Polska do tej
pory nie zrefundowata zadnej terapii genowej, terapii
genowo-komodrkowej, czy tkankowej. A s3 na to realne
szanse, poniewaz na refundacje lekdw jest przeznaczone
w budzecie NFZ 14 mld zt, a Fundusz Medyczny ma budzet na poziomie 700 min zt. Witasnie
z Funduszu Medycznego, w zakresie terapii o wysokim stopniu innowacyjnosci moze byc
zrefundowana pierwsza terapia genowa rdzeniowego zaniku miesni — onasemnogen abeparvovec.
Druga terapia genowa, stosowana w terapii dziedzicznych dystrofii siatkdwki — voretigene
neparvovec, moze sie znalez¢ na wykazie lekdw o wysokiej wartosci klinicznej i tez poprzez Fundusz
Medyczny zosta¢ zrefundowana. Wiemy doskonale dzieki Rejestrowi Wad Wrodzonych,
ze pacjentéw, ktoérzy czekajg na tg terapie genowag w okulistyce jest tylko siedmiu w catej Polsce.
Jednoczesnie mamy szanse w ramach ustawy refundacyjnej na wdrozenie w zycie programu
lekowego z technologiami CAR-T. Od kilku lat, co nalezy docenié, nastepuje stata poprawa dostepu
refundacyjnego chorych na choroby rzadkie do lekéw sierocych. Jest to réwniez realizacja zatozen
Narodowego Planu dla Chordéb Rzadkich - czyli wyréwnywanie szans chorych na dostep do terapii
lekami sierocymi w Polsce na tle Unii Europejskiej. Wedtug najnowszych danych w Polsce
refundowanych jest 28 lekédw sierocych (25%) ze 112 lekdéw sierocych (100%) zarejestrowanych
w Unii Europejskiej. Chcielibysmy jednak, aby zarejestrowanych lekéw sierocych byto refundowanych
wiecej, szczegdlnie ze leki sieroce sg przeznaczone dla bardzo waskich populacji pacjentéw,
a mozliwosci negocjacyjne Ministerstwa Zdrowia bardzo skuteczne i efektywne. Gdybysmy
wykorzystali w 2021 r. $rodki z Funduszu Medycznego na refundacje nowych lekéw sierocych,
to moglibysmy dokonaé¢ epokowej poprawy w dostepie chorych na choroby rzadkie w Polsce
do lekéw sierocych - z obecnych 25%, nawet do 65% wszystkich zarejestrowanych lekdw sierocych
w Unii Europejskie;j.

Chciatbym podkresli¢, ze nie bedzie dostepu do zaawansowanych terapii, nie bedzie diagnostyki, nie
bedzie informatyzacji, nie bedzie kadr medycznych, nie bedzie infrastruktury bez adekwatnego
finansowania systemu ochrony zdrowia w Polsce. W 2019 r. wydali$my w Polsce na ochrone zdrowia
1,5 tys. euro PPP na gtowe mieszkanca, gdy $rednia dla Unii Europejskiej wyniosta 2,6 tys. euro PPP —
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czyli prawie dwa razy mniej. Czechy wydaty 2,3 tys. euro PPP na gtowe mieszkanca - wiec jezeli bySmy
przeznaczyli w Polsce na zdrowie, tyle co Czechy, sytuacja by sie znaczgco poprawita. Udowadnia
to fakt, ze Czechy zdecydowanie wyprzedzajg Polske we wszystkich rankingach i indeksach ochrony
zdrowia. Deficyt po stronie wydatkéw na ochrone zdrowia w Polsce przektada sie réwniez na wysokie
wydatki ZUS tytutem niezdolnosci do pracy z powodu choroby. W 2019 r. ZUS wydat na $wiadczenia
zwigzane z niezdolnoscig do pracy ok. 40 mid zt, gdy w tym samym roku NFZ wydatkowat
na $wiadczenia zdrowotne kwote ok. 90 mld zt. Oznacza to, ze na konsekwencje niewtasciwie
leczonych chordb wydajemy zbyt duzo, a mozna by tego byto unikngé¢ zaspakajajac potrzeby

zdrowotne adekwatnie finansujgc Swiadczenia zdrowotne.

4. Wnioski i Rekomendacje

Whioski Rekomendacje

Pandemia COVID-19 prowadzi do utrudnionego
dostepu chorych do diagnostyki, terapii
i rehabilitacji.

Skuteczne leczenie pacjentow z wykorzystaniem
nowoczesnych terapii stwarza szanse na
wyleczenie lub zycie z chorobg, owocuje mniejszg
liczbg powiktan i ciezkich stanéw, co przektada sie
na wyzsza jakosc¢ zycia chorych.

W terapii COVID-19 w tej chwili rekomendowany
jest remdesiwir i terapia osoczem ozdrowiencow.
Trwajg badania kliniczne nad zastosowaniem
nowych lekéw.

Profilaktyka zakazen cytomegaloiwirusem (CMV)
za pomocg letermowiru u pacjentéw po allo-HSCT
nie jest tylko kwestig komfortu leczenia dla
lekarzy, ale jest kwestia bezpieczenstwa

i przezycia dla pacjentow.

W Polsce na raka szyjki macicy rocznie
zachorowuje ok. 2,4 tys. kobiet, a umiera ok. 1,6
tys. kobiet. Na raka szyjki macicy narazone s3
kobiety miedzy 25. a 49. rokiem zycia.

Nadwaga, otytosc i cukrzyca stajg sie jednym

z najwiekszych wyzwan terapeutycznych

w okresie post-pandemicznym. W diabetologii
w ostatnich paru latach dokonata sie wymierna
poprawa dostepu refundacyjnego chorych do
lekédw rekomendowanych przez Zalecenia
Polskiego Towarzystwa Diabetologicznego.

Kazda placowka medyczna, realizujgca dozér
terapii nad chorymi powinna mie¢ procedury
i odpowiednie zasoby, aby prowadzi¢
bezpieczng opieke medyczna.
Rekomendowana jest poprawa dostepu
pacjentéw w Polsce do nowoczesnych terapii
lekowych i nielekowych.

Rekomendowany jest udziat polskich osrodkéw
klinicznych prowadzacych terapie COVID-19
w badaniach klinicznych z zastosowaniem
barycytynibu, bamlaniwimabu oraz
molnupirawiru.

Rekomendowana jest refundacja letermowiru
w ramach programu lekowego, jako
profilaktyczna terapia wspomagajaca dla
chorych po przeszczepieniu komérek
krwiotwdrczych.

Rekomendowana jest refundacja szczepien
przeciwko HPV dla dziewczynek i chtopcéw.

Rekomendowane jest ztagodzenie kryteridw
refundacyjnych - w przypadku analogéw GLP-1
jest bariera refundacyjna w postaci wymogu
BMI >35 (wnioskowane jest BMI >30), a w
przypadku inhibitorow SGLT-2 - hemoglobina
glikowana 8% (wnioskowany jest poziom 7%).
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Zakazenie wirusem zapalenia watroby typu C
moze dotyczy¢ w Polsce ok. 150 tys. oséb, ktore
nie wiedzg, ze sg chore. Zastosowanie terapii
bezinterferonowej moze prowadzi¢ do catkowitej
eradykacji wirusa HCV z populacji.

ATMP (ang. Advanced Therapy Medicinal
Products), to produkty lecznicze terapii
zaawansowanej. Nalezg do nich produkty
somatycznej terapii komdrkowe, produkty
inzynierii tkankowej, produkty terapii genowej
oraz produkty ztozone. W Polsce do dzisiaj nie
zrefundowano zadnej z tych terapii, ktore s3
szansg na zycie bardzo nielicznych populacji
chorych.

Onkologia w Polsce wymaga tworzenia osSrodkéw
kompleksowego postepowania diagnostyczno-
terapeutycznego oraz dalszej poprawy dostepu
chorych do nowoczesnych terapii.

Hematologia w Polsce wymaga dalszej poprawy
dostepu chorych do nowoczesnych terapii.

Rekomendowane jest wprowadzenie
bezptatnych badan przesiewowych HCV na
poziomie POZ, AOS i lecznictwa szpitalnego.

Rekomendowana jest refundacja terapii
genowych w rdzeniowym zaniku miesni oraz
dziedzicznych dystrofiach siatkéwki w ramach
Funduszu Medycznego. Rekomendowana jest
refundacja terapii CAR-T w ramach programu
lekowego.

Rekomendowana jest dalsza poprawa dostepu
chorych na raka ptuca do nowych metod
diagnostyki molekularnej oraz nowych terapii
lekowych.

Rekomendowan jest dalsza poprawa dostepu
wszystkich pozostatych chorych (bez mutacji

w genach BRCA1 i BRCA2) na zaawansowanego
raka jajnika do inhibitoréw PARP.
Rekomendowana jest refundacja w ramach
programu lekowego:

e technologii CAR-T dla populacji chorych
dorostych na chtoniaki agresywne z
komoérek B i ostrg biataczke
limfoblastyczng, jak i dla populacji
dzieciecej;

e wenetoklaksu z obinutuzumabem
w pierwszej linii leczenia. Jest to terapia
ograniczona w czasie — do 1 roku
leczenia;

e gilterytynibu w monoterapii
nawrotowej lub opornej na leczenie
ostrej biataczki szpikowej z mutacja
FLT3 u dorostych pacjentéw w
opornosci i nawrocie;

e ibrutynibu dla chorych na chtoniaka
z komorek ptaszcza i
makroglobulinemie Waldenstroma

e ibrutynibu w pierwszej linii leczenia
u chorych na przewlekta biataczke
limfocytowa z delecjg chromosomu

MEDYCZNA RACJA STANU



POSTEP TERAPEUTYCZNY — SZANSA DLA PACJENTOW. WYZWANIE DLA SYSTEMU. PERSPEKTYWA CZASU

PANDEMII COVID-19

Pandemia COVID-19 to czas nasilenia obnizenia
nastroju, standw lekowych i depresji. Pandemia
jest ogromnym wyzwaniem dla psychiatrii juz
dzis, ale tez na czas po pandemii.

Neurologia jest dyscypling, gdzie dokonuje sie
znaczny postep terapeutyczny — mechaniczna
trombektomia niedokrwiennego udaru mézgu,
terapia SM, choroby Parkinsona oraz innych
schorzen.

W 2019 r. ZUS wydat na $wiadczenia zwigzane

z niezdolnoscig do pracy ok. 40 mld zt, gdy w tym
samym roku NFZ wydatkowat na swiadczenia
zdrowotne kwote ok. 90 mid zt.

17p;

e lenalidomidu w pierwszej linii leczenia
dla chorych na szpiczaka
plazmocytowego, ktérzy nie kwalifikujg
sie do przeszczepienia autologicznych
komérek krwiotwdrczych;

e daratumumabu w postaci podskérnej
w terapii szpiczaka plazmocytowego

W ramach Funduszu Medycznego

rekomendowana jest refundacja:

e terapii CAR-T w chtoniaku z komérek
ptaszcza, opornym chtoniaku
grudkowym i szpiczaku plazmocytowym;

e polatuzumabu wedotyny w terapii
chorych z nawrotowym/opornym
chtoniakiem rozlanym z duzych komérek
B (DLBCL), ktorzy nie kwalifikuja sie do
przeszczepienia krwiotwdrczych
komarek macierzystych

Rekomendowana jest refundacja:

e esketaminy, w postaci donosowej
w leczeniu depres;ji lekoopornej;

e trazodonu, w postaci o przedtuzonym
czasie uwalniania w leczeniu ciezkiej
depres;ji lub depresji przebiegajacej
z lekiem;

e |urazydonu, w terapii schizofrenii
u chorych od 13 r.z.

Rekomendowana jest refundacja terapii
genowej — onasemnogen abeparvovec
w ramach Funduszu Medycznego.

Rekomendowany jest wzrost finansowania
Swiadczen zdrowotnych, celem zaspokojenia
potrzeb zdrowotnych, co przetozy sie takze na
utrzymanie produktywnosci
Swiadczeniobiorcow.
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5. Kluczowe informacje przygotowane na debate przez Medyczng
Racje Stanu z zakresu terapii wybranych choréb

Ponizej przedstawiono wybrane wyzwania terapeutyczne oraz propozycje rozwigzan systemowych
w zakresie optymalizacji opieki medycznej nad chorymi na nowotwory lite oraz nowotwory krwi,
zakazen wirusem cytomegalii, HPV, HCV i SARS-CoV-2 oraz chorymi na depresje i schizofrenie.

Terapie w onkologii i onkohematologii

Terapia CAR-T chtoniaka rozlanego z duzych komérek B (DLBCL) i chtoniaka z komodrek
ptaszcza (MCL)

Chtoniaki to choroby nowotworowe wywodzgce sie z komérek tkanki chtonnej, charakteryzujace sie
klonalnym rozrostem komérek limfoidalnych odpowiadajgcych rézinym stadiom zréznicowania
prawidtowych limfocytéw B, T lub naturalnych komdrek cytotoksycznych. Chtoniaki rozlane z duzych
komérek B (DLBCL) to grupa nowotwordw ukfadu chtonnego wywodzgca sie z dojrzatych,
obwodowych limfocytédw B. Przezycie chorych z DLBCL bez skutecznego leczenia wynosi od kilku do
kilkunastu miesiecy. Poczatek choroby zwykle obejmuje pojedynczy region weztowy lub
pozaweztowy, ale nieleczona szybko szerzy sie drogg naczyn krwionosnych i limfatycznych do
odlegtych weztéw chtonnych i innych narzadéw. Standardem postepowania u wiekszosci chorych na
DLBCL jest zastosowanie immunochemioterapii, lub  alternatywnej  chemioterapii.
Immunochemioterapia pozwala u wiekszosci pacjentéw (ok. 65%) uzyskaé catkowitg remisje choroby.
Niestety chorzy z pierwotng opornoscig na ten schemat leczenia, lub ci u ktérych wystapit nawrét
choroby majg zte rokowania. W takim przypadku najczesciej stosuje sie wysokodawkowq
chemioterapie z przeszczepieniem autologicznych komorek macierzystych (auto-HSCT). Losy
pacjentow w trzeciej i kolejnej linii leczenia, analizowane byly w badaniu SCHOLAR-1. Wyniki
wskazuja, ze uzyskanie obiektywnej odpowiedzi jest mozliwe jedynie u 26% z tych pacjentéw,
a catkowitg remisje uzyskano tylko u 7% z nich. Mediana catkowitego przeiycia wynosi w tej
populacji 6,3 miesigca. Z uwagi na bardzo zte rokowanie w tej grupy chorych, koniecznym wydaje sie
zaproponowanie leczenia ratunkowego. Takim schematem i jednoczes$nie nowag nadziejg dla
pacjentow jest terapia CAR-T, polegajgca na pobraniu od pacjenta jego wtasnych limfocytédw T, ktore
sg nastepnie genetycznie modyfikowane w warunkach ex vivo metodg transdukcji retrowirusowej
w celu uzyskania ekspresji chimerowego receptora antygenowego (ang. chimeric antigen receptor,
CAR). Otrzymane w ten sposob imfocyty CAR-T anty-CD19 sg nastepnie namnazane i z powrotem
wprowadzane do organizmu pacjenta za pomocy pojedyncze]j infuzji dozylnej. Teraz mogg juz one
rozpoznawaé¢ i eliminowaé¢ docelowe komérki nowotworowe prezentujgce antygen CD19.
Skutecznosc¢ terapii CAR-T jest niewspdtmiernie wyzsza niz dotychczas stosowane leczenie. To szansa
dla chorych, ktérzy stracili juz nadzieje.

Nie ma watpliwosci, ze CAR-T nalezy do najwiekszych przetoméw w hematoonkologii ostatnich lat,
gdyz terapia diametralnie zmienia podejscie do postepowania z pacjentem i daje niespotykane
dotychczas efekty, tam gdzie dotychczasowa medycyna byta bezsilna. Rowniez czas leczenia jest
wyjatkowo krétki - zamiast cyklicznej, wyniszczajgcej organizm pacjenta chemioterapii, mamy do
czynienia z pojedynczg procedura (jeden 30-minutowy wlew). Utarto sie przekonanie, ze CAR-T to
jeden schemat terapeutyczny i nie ma znaczenia, ktéry produkt zostanie zastosowany w praktyce
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klinicznej. W rzeczywistosci, pomimo zblizonego schematu dziatania istniejg znaczace réznice
pomiedzy zarejestrowanymi lekami, zaréowno pod wzgledem ich wytwarzania, jak i skutecznosci
terapeutycznej. Fakt ten zostat szczegétowo opisany w literaturze fachowej, co zostato podkreslone
w opiniach Rady Przejrzystosci i rekomendacjach Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji przygotowanych w trakcie oceny produktéw CAR-T na zlecenie Ministra Zdrowia.

Pierwsi polscy pacjenci uzyskali juz mozliwos¢ leczenia tg innowacyjng metodg na przetomie 2019
i 2020 roku, a wyniki leczenia sg bardzo dobre. Terapie te udostepnione zostaty przez jedng z dwdch
firm, ktére do tej pory zarejestrowaty leczenie na terytorium Unii Europejskiej. Niestety indywidualne
darowizny producenta nie mogg zagwarantowac¢ dostepu do leczenia wszystkim potrzebujgcym
pacjentom. Taki efekt moze odnies¢ jedynie wpisanie terapii do koszyka swiadczen gwarantowanych,
a to sie jeszcze nie stato. Polska nalezy wcigz do nielicznej juz grupy krajéw Unii Europejskiej,
w ktérych CAR-T nie jest stosowane w praktyce klinicznej, gdyz leki te wcigz nie sg w naszym kraju
finansowane, skutkiem czego Polscy pacjenci nie majg do nich dostepu. Pomimo staran ekspertéw
hematoonkologicznych proces refundacyjny dedykowany technologiom CAR-T wcigz trwa.
W ubiegtym roku grupa polskich ekspertéw pod przewodnictwem Konsultant Krajowej w dziedzinie
Hematologii opracowata i ztozyta do Ministra Zdrowia adekwatny projekt programu polityki
zdrowotnej, ktéry miat na celu wprowadzenie CAR-T do polskich szpitali, zabezpieczajac jednoczesnie
wszystkie aspekty specyfiki tej procedury. Niestety z przyczyn formalnych projekt ten zostat
odrzucony przez Ministerstwo Zdrowia. W miejsce proponowanego programu polityki zdrowotne;j
Ministerstwo zdecydowato sie na klasyczng sciezke polegajgcqg na wdrozeniu adekwatnego programu
lekowego. Przedmiotowe wnioski refundacyjne zostaty ztozone i sg procedowane. W pierwszym
kwartale biezgcego roku Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji zakoriczyta ocene
przedtozonej dokumentacji a Prezes AOTMIT opublikowat stosowne rekomendacje, co otwiera
ostatni element procesu refundacyjnego — negocjacje warunkow finansowania przez Komisje
Ekonomiczng. Zgodnie z obowigzujgcymi terminami uruchomienie programu lekowego dla CAR-T
w DLBCL wydaje sie by¢é mozliwe w ramach lipcowego wykazu refundacyjnego.

Modwiac o przysztym finansowaniu CAR-T w Polsce nie sposdb nie wspomnieé¢ o nowej procedurze,
ktora weszta w zycie pod koniec ubiegtego roku, na mocy Ustawy o Funduszu Medycznym. Ustawa ta
powotata odrebny, dedykowany fundusz w ramach ktérego finansowane bedg w Polsce technologie
lekowe o wysokim poziomie innowacyjnosci. Bez watpienia terapia CAR-T spetnia te kryteria. Zgodnie
z wymogami ustawy, Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji przygotowata
i opublikowata w lutym 2021 pierwszy wykaz technologii lekowych o wysokim poziomie
innowacyjnosci, niestety nie znalazta sie na nim zadna z terapii CAR-T. Przyczyny tego faktu nalezy
upatrywac w ograniczeniach proceduralnych. Zgodnie z ustawg w wykazie mogty bowiem znalez¢ sie
tylko leki dopuszczone do obrotu w ramach unijnej procedury centralnej po 1-szym stycznia 2020 r.
Co za tym idzie, terapie CAR-T zarejestrowane do leczenia DLBCL, nie mogty zosta¢ tym wykazem
objete, gdyz EMA zarejestrowata je duzo wczesniej. Na domiar ztego w pierwszym wykazie terapii
innowacyjnych AOTMIT uwzglednit tylko leki zarejestrowane nie pdzniej niz 26 listopada 2020 roku,
a wiec do dnia wejscia w zycie przedmiotowej ustawy. Efektem tak przyjetych kryteridw, réwniez
nowa terapia CAR-T dedykowana pacjentom z chtoniakiem z komérek ptaszcza (MCL, ang. Mantle Cell
Lymphoma), a dopuszczona do obrotu przez Komisje Europejskg w grudniu 2020, nie zostata
poddana ocenie i nie mogta by¢ objeta pierwszym wykazem. Kolejny wykaz spodziewany jest
prawdopodobnie w nastepnym roku, wiec jesli Minister Zdrowia nie podejmie decyzji o pilnym
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uzupetnieniu pierwszego wykazu o leki zarejestrowane do korica 2020 roku, réwniez pacjenci z MCL
nie uzyskajg dostepu do CAR-T w najblizszych 12 miesigcach.

W sSwietle powyzszego pozostaje liczy¢, ze majac na wzgledzie powyzsze ograniczenia wynikajgce
z zapisOw ustawy o Funduszu Medycznym, Minister Zdrowia zdecyduje sie na pilne zlecenie AOTMIT
uzupetnienia wykazu technologii lekowych o wysokim poziomie innowacyjnosci, aby umozliwi¢
dostep do terapii CAR-T w MCL. W przypadku terapii DLBCL liczymy natomiast na pilne dokonczenie
trwajacych obecnie proceséw refundacyjnych zwigzanych z wdrozeniem programu lekowego dla
CAR-T w tym wskazaniu i udostepnieniu leczenia oczekujgcym pacjentom juz w lipcu 2021 roku.
Opublikowane w New England Journal of Medicine wyniki miedzynarodowych badan klinicznych
ELIANA i JULIET, ktore staty sie podstawgq do rejestracji tisagenlecleucelu u dzieci, mtodych dorostych
i dorostych pacjentéw z nawracajgcg lub oporng ostrg biataczkg limfoblastyczng (ALL) oraz
chtoniakiem rozlanym z duzych komoérek B (DLBCL) potwierdzity, ze pojedyncza infuzja CAR-T
prowadzita do uzyskania w tej grupie chorych istotnego wydtuzenia przezycia oraz wysokiego (>50%
w ALL i ok. 40% w DLBCL) odsetka trwatych remisji. Mediana czasu trwania odpowiedzi nie zostata
osiggnieta, potwierdzajgc trwatos¢ efektu terapeutycznego. CAR-T jest ogromnym przetomem nie
tylko w zakresie medycyny, ale tez dostosowania prawa do nowego typu terapii — produktow
leczniczych terapii zaawansowanej. Leki zawierajgce CAR-T wytyczajg nowe interpretacje przepisow
oraz powodujg konieczno$¢ wprowadzenia specjalnych zasad dla terapii spersonalizowanych.
Pomimo iz rozporzadzenie w sprawie terapii zaawansowanych zaczeto obowigzywaé¢ w 2008 r.
dopiero rok 2020 stat sie rokiem, kiedy prawo odpowiedziato na rozwdj medycyny w zakresie
mozliwosci finansowania ze s$rodkdw publicznych tego typu przetomowych terapii. Terapia
tisagenlecleucel otwiera zatem w polskiej refundacji nowy rozdziat, dotyczacy miedzy innymi takich
kwestii jak sktadanie oswiadczen o gotowosci technologicznej do wytworzenia leku ATMP,
monitorowania terapii czy wytwarzania i dostaw do $swiadczeniodawcéw spersonalizowanego leku.
Ponadto, odwotujgc sie do przepiséw ustawy o refundacji lekdw, srodkéw spozywczych specjalnego
przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych z 12 maja 2011 roku, mozemy zauwazyc, iz
obowigzujgce juz dzi$ regulacje prawne, w tym przestanki refundacyjne, umozliwiajg zapewnienie
dostepu finansowanego ze srodkdw publicznych do tych terapii przy zachowaniu transparentnosci
procesu decyzyjnego. Jednoczesnie, przepisy ustawy refundacyjnej m.in. w zakresie programow
lekowych, oceny HTA, negocjacji cenowych z Komisja Ekonomiczng oraz mozliwosci zawierania
instrumentéw dzielenia ryzyka zabezpieczajg w petni interes ptatnika publicznego. Zgodnie z danymi
epidemiologicznymi oraz przewidywaniami ekspertéw szacowana populacja pacjentéw
kwalifikujgcych sie do terapii CAR-T w skali roku wynosi pomiedzy 10 a 15 chorych we wskazaniu ALL
oraz pomiedzy 50 a 100 chorych we wskazaniu DLBCL. Produkt leczniczy tisagenlecleucel jest
refundowany ze sSrodkdw publicznych w 17. krajach Unii Europejskiej. Nalezy pokresli¢ fakt refundacji
publicznej tej terapii w krajach o zblizonym PKB do Polski, takich jak: Czechy, Chorwacja, Stowenia,
Grecja, Portugalia i Rumunia.

Doceniajgc wartos¢ kliniczng oraz perspektywy rozwoju CAR-T, Agencja Badan Medycznych (ABM)
rozpoczeta realizacje programu majgcego na celu opracowanie i wprowadzenie do Polski tej terapii
na szerokag skale. Dofinansowanie przekazane przez ABM ma umozliwi¢ prowadzenie badania
klinicznego przez wieloosrodkowe konsorcjum, opracowanie lokalnego produktu i w efekcie
powszechne jego stosowanie w polskim systemie ochrony zdrowia. Nalezy jednak pamietaé, ze
rekomendacje krajow posiadajgcych duze doswiadczenie w CAR-T (np. lzrael) wskazujg, ze
opracowanie lokalnego produktu zajmuje co najmniej trzy lata, a w niektérych przypadkach proces
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ten moze znaczaco sie wydtuzy¢. Dodatkowo, zgodnie z obowigzujacymi przepisami produkt leczniczy
musi zostaé zarejestrowany w procedurze centralnej. Optymalnym rozwigzaniem wydaje sie zatem
wykorzystanie istniejgcych produktéw komercyjnych w zarejestrowanych wskazaniach przy
jednoczesnym przeznaczeniu sSrodkdéw na rozwaj lokalnej terapii CAR-T w kierunkach badawczych, dla
ktérych nie istnieje jeszcze zadna terapia dostepna na platformie komercyjnej. Tym samym
w oczekiwaniu dtugoterminowych efektéw konkursu ABM wydaje sie, ze na dzien dzisiejszy
optymalnym sposobem zaadresowania niezaspokojonych potrzeb pacjentdw hematoonkologicznych
jest dostep do zarejestrowanych produktéw komercyjnych CAR-T w ramach programoéw lekowych
NFz.1

Terapia przewlektej biataczki limfocytowej

Przewlekta biataczka limfocytowa (PBL) jest wolno postepujgcym nowotworem krwi, powstajgcym
w wyniku mutacji komorki z jednego rodzaju limfocytéw, zwanych limfocytami B. Jest najczestszg
postacig biataczki i odpowiada za okoto jedng trzecig nowych rozpoznan biataczki w UE.?>3 PBL jest
uwazana za chorobe nieuleczalng i staje sie trudniejsza do leczenia za kazdym razem, gdy
powraca.'**®

Jednym z celéw terapii u chorych na przewlektg biataczke limfocytowg jest unikniecie powstania
opornych na leczenie komérek nowotworowych. Aby osiggnac ten cel juz w pierwszej linii leczenia
nalezy zastosowac leczenie przeciwnowotworowe, ktére pozwala na zmniejszenie lub eradykacje
komérek nowotworowych we krwi. Dzieki temu pacjent moze zy¢ bez objawdw choroby przez wiele
lat. W 2019 roku decyzjg Ministra Zdrowia pacjenci z oporng i nawrotowg postacig PBL otrzymali
dostep do przetomowej terapii skojarzonej wenetoklaksu z rytuksymabem w drugiej linii leczenia przy
szybkim nawrocie choroby, zyskujgc tym samym dostep do pierwszego innowacyjnego i wolnego od
chemii leczenia, ktdre ma okreslony czas podawania — 2 lata. Dodatkowo, od stycznia 2021 r. pacjenci
z PBL majg takie dostep do terapii ibrutynibem, zaréwno w przypadku braku mozliwosci
zastosowania terapii wenetoklaksu z rytuksymabem, jak i po leczeniu tym schematem. Pacjenci z PBL,
ktdrzy obcigzeni sg licznymi chorobami wspdtistniejgcymi wymagajg leczenia celowanego, ktore
pozwoli na precyzyjng eliminacje komdrek nowotworowych przy zachowaniu dobrego stanu
ogblnego. W chwili obecnej posiadajg dostep do innowacyjnej terapii w drugiej linii, jednakze
w pierwszej linii majg dostep jedynie do leczenia z wykorzystaniem chemio-immunoterapii, ktéra
poprzez swoje dziatanie ogélnoustrojowe prowadzi do znacznego ostabienia organizmu.

Wiosng 2020 roku zarejestrowano kolejng terapie wolng od chemioterapii z ograniczconym do 1 roku
czasem podawania — terapia lekiem wenetoklaks w skojarzeniu z obinutuzumabem uzyskata
pozytywng decyzje Komisji Europejskiej o rejestracji do stosowania u pacjentdw z wczesniej

11 KBSB position paper U7.pdf (innowo.org)

12 National Cancer Institute. (2015) Chronic Lymphocytic Leukemia Treatment (PDQ®). [ONLINE] Dostep: 08.2018.
13 Wendtner CM, et al. Chronic lymphocytic leukemia. (2012) Onkopedia guidelines 2012. [ONLINE]. Dostep: 9.08.2018.

14 Itchaki G, Brown JR. The potential of venetoclax (ABT-199) in chronic lymphocytic leukemia. Ther Adv Hematol.
2016;7(5):270-287.

15 Eichhorst B, Robak T, Montserrat E, i in. Chronic lymphocytic leukaemia: ESMO Clinical Practice Guidelines for diagnosis,
treatment and follow-up. Ann Oncol. 2015;26 (suppl 5):v78-v84.
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nieleczong przewlektg biataczkg limfocytowa (decyzja KE z 9 marca 2020 r.). Leczenie pacjentow
z przewlektg biataczkg limfocytowg wenetoklaksem w skojarzeniu z obinutuzumabem w pierwszej
linii pozwala na uzyskanie gtebokich odpowiedzi mierzonych rzeczywistym zmniejszeniem lub
catkowitg eradykacjg komorek 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 zakoriczeniu leczenia®®. Jest to nie tylko korzy$¢ dla pacjenta, ktéry po roku zostaje
uwolniony od leczenia, ale takze ptatnika w postaci przewidywalnych kosztow terapii pacjenta z PBL
oraz oszczednosci zwigzanych z odsuwaniem w czasie kolejnych terapii. Jednoczesnie terapia
wenetoklaksem w skojarzeniu z obinutuzumabem zostata uznana za tzw. terapie dominujaca,
co oznacza, ze pozwala leczy¢ skuteczniej i taniej niz obecnie stosowany standard (chlorambucyl +
obinutuzumab) w perspektywie catego zycia pacjenta z PBL. Ponadto pacjenci z PBL obcigzeni
i leczeni takze na inne choroby wspotistniejgce majg wyzsze ryzyko interakcji miedzy lekowych,
podczas gdy ich wystgpienie obniza skutecznos¢ poszczegdlnych terapii i zmniejsza bezpieczeristwo
pacjenta. W takiej sytuacji mozliwos¢ zastosowania u pacjentéw z PBL terapii, ktéra jest ograniczona
w czasie stanowi dodatkowa korzys¢.

Istnieje niezaspokojona potrzeba zapewnienia tej grupie pacjentéw leczenia celowanego wolnego od
chemioterapii i ograniczonego w czasie, ktore dziatajagc precyzyjnie na komoérki nowotworowe
ograniczy ryzyko wystgpienia dziatan niepozgdanych. Udostepnienie kolejnej innowacyjnej terapii
okreslonej w czasie pozwoli na podniesienie standardu opieki nad pacjentami z PBL, ktdrzy leczeni
beda zgodnie z najnowszymi miedzynarodowymi wytycznymi. Obecne wytyczne coraz czesciej
odzwierciedlajg trend przesuwania innowacyjnych terapii juz do pierwszych linii leczenia, zamiast
traktowania ich jako terapii ostatniej szansy — pokazuja to najnowsze wytyczne europejskie ESMOY,
ktére rekomendujg zastosowanie terapii skojarzonej wenetoklaksu z obinutuzumabem juz
w pierwszej linii leczenia u pacjentow z PBL. Takg samg rekomendacje wprowadzity na poczatku 2021
r. wytyczne amerykanskie (NCCN). Terapia skojarzona wenetoklaksu z obinutuzumabem w pierwszej
linii leczenia pacjentéw z przewlekty biataczkg limfocytowa jest rekomendowana przez agencje HTA
na Swiecie: brytyjski NICE, australijski PBAC, kanadyjski CADTH. Wszystkie uznaty, ze roczna terapia
pozwala na leczenie skuteczniej i taniej.

Terapia szpiczaka plazmocytowego

Szpiczak plazmocytowy jest nowotworem ztosliwym uktadu krwiotwdrczego, wywodzacym sie
z dojrzatych komérek uktadu odpornosciowego, nazywanych plazmocytami. Choroba charakteryzuje
sie postepujacym rozprzestrzenianiem sie zmienionych nowotworowo plazmocytéw w szpiku
kostnym i ostabieniem struktury kosci, zwtaszcza kregostupa, zeber, mostka, miednicy i czaszki. Obok
inwalidztwa zwigzanego z uszkodzeniem kosci, nastepstwem rozwoju choroby jest ostabienie
czynnosci krwiotwdrczej szpiku, uszkodzenie nerek i sktonnos$é do zakazen.’® W 2016 r. w systemie

16 Decyzja wykonawcza komisji z dnia 9.3.2020 r. w sprawie zmiany wydanego decyzjg C(2018)7878 (final) pozwolenia na
dopuszczenie do obrotu produktu leczniczego stosowanego u ludzi ,Venclyxto - wenetoklaks”. Zrédto:
https://ec.europa.eu/health/documents/community-register/2020/20200309147463/dec_147463 pl.pdf (dostep
14.10.2020.)

17 https://www.esmo.org/guidelines/haematological-malignancies/chronic-lymphocytic-leukaemia

18 https://hematoonkologia.pl/info-o-chorobach/szpiczak-plazmocytowy
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ptatnika publicznego odnotowano blisko 2,6 tys. nowych zachorowan na szpiczaka plazmocytowego.
Byta to wartosc¢ nieznacznie wyzsza niz w latach 2014-2015. Nowotwoér co raz czesciej dotyczy ludzi w
wieku produkcyjnym. W Polsce leczenie szpiczaka mnogiego to nadal duze wyzwanie. Na $wiecie co
roku pojawia sie kilka przetomowych innowacji — szczegélnie dla pacjentdw ktérzy majg juz opornosé
na dotychczasowe leczenie lub cierpig na nawrotowego szpiczaka. Te nowe metody postepowania
moga znaczgco poprawi¢ wyniki leczenia i jakos$¢ zycia pacjentow. Szczegdlnie kolejne linie leczenia
szpiczaka plazmocytowego sg obecnie w polskim programie lekowym suboptymalnie zaopatrzone
jesli chodzi o leki innowacyjne.

Daratumumab w postaci podskérnej jest dogodng forma podania (zaréwno dla pacjenta, jak
i lekarza), przy takim samym profilu skutecznosci i istotnie lepszej tolerancji leku. Jest to réwniez
bardzo wazne w dobie pandemii COVID. Dzieki stosowaniu daratumumabu w postaci podskdrnej
odnotowuje sie czterokrotne zmniejszenie czestosci dziatan niepozadanych zwigzanych z podaniem
leku - 11% dla postaci podskdrnej vs. 45% dla postaci dozylnej. Skrdcenie czasu podawania leku,
przektada sie na mozliwosci zaopiekowania przez osrodek kliniczny wiekszg liczbg pacjentéw
w danym dniu w szpitalu, a dla pacjenta skraca czas pobytu w placéwce na podanie leku 3-5 min
(postaé podskérna) vs 3,5 — 7 godz. (posta¢ dozylna). Skutkuje to oszczednosciami systemowymi
(podania ambulatoryjne w miejsce hospitalizacji, brak koniecznosci korzystania z dni wolnych z pracy
przez pacjenta).

Terapia chtoniaka z komérek ptaszcza

Chtoniak z komdrek ptaszcza (MCL, Mantle Cell Lymphoma) jest rzadkim nowotworem krwi, ktéry
u wiekszosci chorych przebiega w agresywnej formie i koficzy sie niemal pewnym nawrotem choroby.
Nawrdt choroby wigze sie z bardzo ztym rokowaniem oraz krétkim okresem przezycia pacjenta. O ile
leczenie nowo rozpoznanych pacjentow jest wzglednie dobrze wystandaryzowane i pozwala uzyskac
odpowiedz, o tyle fakt nawrotu zawsze oznacza bardzo zte rokowanie — z mediang przezyc
catkowitych (OS) rzedu 1-2 lat. Dotychczas nie byto skutecznych opcji terapeutycznych w tej grupie
chorych, czas odpowiedzi na leczenie ograniczat sie do kilku miesiecy, a dowody pochodzity
z nielicznych badan watpliwej jakosci. Stad nie ma standardowego postepowania w nawrocie.

Zastosowanie ibrutynibu wykazuje przetomowa skuteczno$¢ w nawrocie chtoniaka z komodrek
ptaszcza, na tle dotychczasowych terapii — odpowiednio 4-5 mies. czasu bez progresji choroby po
zakonczonym leczeniu (PFS) oraz 1-2 lat przezyé catkowitych (OS). Ogdétem na terapie ibrutynibem
odpowiada 77% pacjentéw, z ktérych 23% uzyskuje odpowiedZ catkowita na leczenie (CR) - 33%
u chorych leczonych w pierwszym nawrocie, a 16% leczonych w kolejnych nawrotach. W grupie
leczonych przezycie bez progresji - mediana 15,6 mies. (50% pacjentéw), a w grupie leczonej
wczesniej jednym schematem to az 25,4 mies. (>1 linii — 12,1 mies.). Catkowite przezycie (OS,
mediana) wyniosto 30,3 mies. w catej grupie badanych, a w grupie leczonej wczesniej jednym
schematem az 42,1 mies. (>1 linii 22,1 mies.). Po progresji na ibrutynibie istnieje mozliwosc¢
skutecznego leczenia schematami chemioimmunoterapii. Powyzsze wyniki uzyskano na podstawie
badan dtugookresowych - 3,5 roku obserwacji, na duzej grupie pacjentéw oraz potwierdzono je
danymi skutecznosci praktycznej. Terapia ibrutynibem manifestowata sie korzystnym profilem
bezpieczenstwa - jedynie 17% chorych przerwato leczenie z powodu dziatan niepozgdanych (w dtugiej
obserwacji klinicznej). lbrutynib jest podawany doustnie, bez koniecznosci hospitalizacji pacjenta, co
jest szczegdlnie istotne w czasie pandemii COVID-19. W obecnej sytuacji epidemii COVID w Polsce,
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szczegolnie istotne jest bezpieczenstwo pacjenta i ograniczenie liczby wizyt w szpitalu. Lek podawany
doustnie, a takim jest ibrutynib, w petni odpowiada na obecne potrzeby pacjentéw, zaréwno te
wynikajgce z ich stanu klinicznego, jak réwniez wymogi organizacyjne. Podawanie leku w domu
wzmaga poczucie bezpieczenistwa pacjenta i jego motywacje do leczenia, gdyz nie ogranicza jego
aktywnosci spotecznej i zawodowej. Duza czes¢ pacjentédw stosuje z pozytywnym skutkiem leczenie
ibrutynibem w ramach RDTL. Jednak zmiana sytuacji prawnej (wprowadzona ustawg o funduszu
medycznym) znaczgco utrudnita dostep do terapii, wynikajacy zaréwno z ograniczen finansowych
(wprowadzony limit finansowania), jak réwniez administracyjnych (zmniejszona liczba osrodkéw).

Terapia raka ptuca

W Polsce co roku z powodu raka ptuc umiera ok 23 tys. 0sdéb. Liczba zgondw jest bardzo zblizona do
liczby zachorowan.’® Wskaznik przezy¢ piecioletnich u pacjentéw z rakiem ptuca w Polsce siega ok.
14%. Plasuje to Polske na 17 miejscu w Europie (na 26 krajéw), a ranking nie poprawit sie istotnie na
przestrzeni wielu lat. Ma na to wplyw zbyt dluga sciezka pacjenta oraz rozproszona
i niewystarczajgcej jakosci diagnostyka. Problem ten, istniejgcy juz wczesniej, pogtebit sie z powodu
pandemii. Pacjenci z grupy FB Rak ptuca alarmujg, ze w czasie pandemii juz nie 63, ale ponad 80
0s6b dziennie traci zycie z powodu tej choroby. W Narodowej Strategii Onkologicznej rak ptuca zostat
zaliczony do priorytetéw polskiej onkologii. Zapowiedziano wprowadzenie standardéw, polepszenie
diagnostyki, uruchomienie lung cancer unit’éw, uruchomienie badan przesiewowych. Prace ciggnace
sie od wielu lat sg ciggle jednak na etapie pilotazy, uzgodnien. Tymczasem zgony z powodu raka ptuca
to niemal 25 % wszystkich zgonéw nowotworowych. Dlatego to wiasnie to rak ptuca bedzie miat
najwiekszy wptyw na ogdlny wskaznik przezyé piecioletnich. Zgodnie z raportem z 2020 r.
przygotowanym przez IQVIA pt. ,Patients W.A.L.T Indicator Survey” Polska jest krajem o najdtuzszym
okresie oczekiwania i najnizszym dostepie do nowoczesnego leczenia w onkologii.?® Na dodatek
pomimo wprowadzenia od 2018 r. do refundacji nowoczesnych lekdw, zgodnie z danymi NFZ,
zdecydowanie za mato pacjentéw korzysta z tych terapii. Immunoterapia w IV stopniu
zaawansowania raka ptuca jest stosowana tylko u 25-30% pacjentéw, z tych ktdrzy teoretycznie sie
kwalifikujg. Nadal niepetne jest finansowanie biomarkeréw (petne finansowanie jest jedynie
w przypadku pacjentéw wtgczonych ostatecznie do leczenia i tylko dla osrodkéw, ktére jednoczesnie
podajg lek w ramach programow). Brakuje finansowania dla czynnika predykcyjnego PD-L1. Zgodnie
z relacjami organizacji pacjenckich zdarza sie, ze w mniejszych osrodkach, wobec braku standardéw
postepowania diagnostyczno — terapeutycznego, pacjenci wiaczani sg na chemioterapie bez
oznaczenia czynnikdw predykcyjnych. Proces diagnostyczny jest tak dtugi, ze pacjenci s3
dyskwalifikowani z nowoczesnych terapii z powodu pogorszenia sie stanu zdrowia. Immunoterapie
dostajg dopiero w drugiej linii, podczas gdy jej skutecznosé jest wtedy zdecydowanie mniejsza, nie
mowigc juz o tym, ze do drugiej linii dozywa tylko 30-40% chorych.

1% Krajowy Rejestr Nowotwordw http://onkologia.org.pl/

20 EFPIA Patients W.A.L.T. Indicator 2019 Survey May 2020 IQVIA https://www.efpia.eu/media/554526/patients-wait-

indicator-2019.pdf
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Terapia raka nerki

Rak nerkowokomérkowy jest nowotworem ztosliwym wywodzacym sie w wiekszosci przypadkéw
z nabtonka cewek kretych blizszych, rzadko z innych struktur nerki. Jest trzecim pod wzgledem
zachorowalnosci nowotworem ztosliwym uktadu narzadéw moczowo-ptciowych. Odsetek przezy¢ 5-
letnich wsréd chorych z rakiem nerkowokomérkowym wynidst w Polsce 53,8% (badanie EUROCARE-
4). Leki nowe] generacji znaczgco poprawity rokowanie chorych z rakiem nerki. Jednak obserwowana
toksycznos¢ zwigzana z dang terapiag wymusza kontynuacje prac nad identyfikacjg nowych lekow
o wyzszej specyficznosci, powodujgcych mniej dziatan niepozadanych. Dlatego tez istniej potrzeba
refundacji pozostatych lekéw zawartych w standardach klinicznych. Potrzebne sg znaczace zmiany
opisu programu lekowego w raku nerki i objecie finansowaniem nowych terapii. Obecnie
finansowane ze Srodkéw publicznych w Polsce s3: aksytynib, kabozantynib, ewerolimus, niwolumab,
pazopanib, sorafenib, sunitynib, temsyrolimus. Dostepnos¢ poszczegdlnych lekéw jest ograniczona
przez kryteria wtgczenia do obowigzujgcego programu lekowego , Leczenie raka nerki (ICD-10 C64).”
Minister Zdrowia zrefundowat w terapii raka nerki w latach 2012-2020 dwa nowe leki: niwolumab
oraz cabozantinibum. Leki te zostaty objete refundacjg od 01.05.2018 r. w ramach istniejgcego juz
programu lekowego , Leczenie raka nerki (ICD-10 C 64)”, jako kolejne opcje terapeutyczne. 25 marca
2020 r. Prezes AOTMIT wydat pozytywng rekomendacje w sprawie objecia refundacjg produktu
leczniczego: Tiwozanib w ramach programu lekowego: ,Leczenie raka nerki (ICD-10: C.64)” pod
warunkiem pogtebienia instrumentu dzielenia ryzyka.?! Zarejestrowane wskazanie dla tiwizanibu
w dniu 27 sierpnia 2017 r.2? to leczenie | rzutu u pacjentéw dorostych z zaawansowanym rakiem
nerkowokomérkowym oraz u pacjentdw dorostych bez wczesniejszej inhibicji szlaku VEGFR i mTOR
z dalszg progresja choroby po jednej wczesniejszej terapii zaawansowanego raka
nerkowokomérkowego z zastosowaniem cytokiny. Wskazanie refundacyjne jest zgodne
ze wskazaniem rejestracyjnym. Whnioskowane w procesie refundacyjnym wskazanie dla tiwozanibu
w | linii leczenia jest takie samo jak dla sunitynib i pazopanib finansowanych w ramach programu
lekowego u chorych z korzystnym i posrednim rokowaniem. W oparciu o wyniki dostepnych badan
oryginalnych oraz metaanaliz sieciowych tiwozanib nalezy uznaé za opcje terapeutyczng
rownorzedng pod wzgledem skutecznosci klinicznej wobec dostepnych w ramach istniejgcego
programu lekowego technologii medycznych takich jak sunitynib i pazopanib, stosowanych
w pierwsze] linii leczenia w grupie chorych z korzystnym rokowaniem. W odrdznieniu od
wymienionych powyzej inhibitoréw kinazy tyrozynowej tiwozanib charakteryzuje sie korzystniejszym
od nich profilem bezpieczenstwa rozumianym jako mniejszy odsetek dziatarn niepozadanych i lepsza
tolerancja leczenia, co przektada sie na poprawe jakosci zycia grupy chorych leczonych tiwozanibem
i uproszczone zarzadzanie leczeniem. Mniejszy odsetek chorych doswiadcza przerw w leczeniu,
redakcji dawki, czy dyskontynuacji leczenia wymaganych w celu ztagodzenia skutkéw ubocznych. Przy
wyborze leku nalezy uwzglednic¢ stan kliniczny pacjenta oraz perspektywe kolejnych linii leczenia.
Pacjenci z progresja wymagaja stosowania nastepnych linii leczenia zatem majac perspektywe
kolejnych terapii pojawia sie potrzeba stosowania lekéw nie tylko skutecznych, ale tez
i najbezpieczniejszych, a takg opcja moze by¢ tiwozanib. Tiwozanib stanowi zatem wazing
alternatywna opcje terapeutyczng w leczeniu | linii terapii celowanej pacjentéw z rakiem

21 http://bipold.aotm.gov.pl/assets/files/zlecenia_mz/2020/006/REK/rp 25 2020 fotivda.pdf
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nerkowokomérkowym, z uwagi na wysoka skuteczno$é¢ kliniczng, korzystny profil bezpieczenstwa,
mogacy zmniejszy¢ ucigzliwos$¢ terapii dla pacjentdw. Najwiekszg korzy$é z leczenia tiwozanibem
mogga odnies¢ chorzy z zaawansowanym i przerzutowym rakiem nerki, po wykonanej nefrektomii,
dobrze rokujgcy, w szczegdlnosci z grupy, wobec ktorej decyzja o witgczeniu leczenia lekiem z grupy
TKI ulega poczatkowemu odroczeniu.

Terapie zakazen wirusowych

Profilaktyka zakazert CMV

Allogeniczne przeszczepienie macierzystych komérek krwiotwérczych (allo-HSCT) stosowane jest
u pacjentéw z nowotworami krwi i innymi ciezkimi schorzeniami uktadu krwiotwdrczego w sytuacji
braku skutecznosci uprzednio stosowanych i finansowanych metod leczenia. Jest to wiec grupa
pacjentéw, u ktdrych mozliwosci innego postepowania terapeutycznego zostaty wyczerpane.
Reaktywacja CMV to najczestsze i najgrozniejsze powikfanie infekcyjne wystepujgce w tej grupie
pacjentow. Wystgpienie CMV wiremii na poziomie 2250 IU/ml zwigzane jest z niemal 20-krotnym
wzrostem ryzyka wczesnego zgonu z dowolnej przyczyny w okresie 60 dni po transplantacji.
Powodzenie przeszczepienia allogenicznego zalezy wiec w znaczgcej mierze od eliminacji ryzyka
powiktan a w szczegdlnosci ryzyka reaktywacji CMV. Dotychczas nie byto mozliwosci stosowania
profilaktyki CMV u pacjentédw po allo-HSCT. W styczniu 2018 r. Europejska Agencja Lekdéw dopuscita
do obrotu letermowir, ktdry jest jedynym preparatem zarejestrowanym do stosowania w profilaktyce
zakazen CMV u dorostych pacjentdw po allo-HSCT o najwyzszym poziomie wiarygodnosci doniesien
naukowych i najwyzszej klasie zaleceri klinicznych.?® Eksperci wskazujg jednoznacznie, ze
zastosowanie letermowiru w okresie do 100 dnia po przeszczepieniu, ze wzgledu na jego
udokumentowana skutecznos¢, przyczyni sie do poprawy rokowania u pacjentdéw, zmniejszenia liczby
procedur powiktanych lub zakoriczonych niepowodzeniem w tym zgonem pacjenta. Profilaktyki za
pomocg letermowiru nie mozna zastgpi¢ za pomocg obecnie refundowanych w Polsce lekéw
przeciwwirusowych, nie tylko dlatego, ze nie s3 one zarejestrowane w takim wskazaniu, ale przede
wszystkim ze wzgledu na ich mielotoksycznos¢ - dziatanie uszkadzajace nowo przeszczepiony szpik.
Finansowanie profilaktyki CMV za pomocg letermowiru jest oczekiwane przez pacjentéw i osrodki
prowadzace leczenie i jest niezbedne, aby pacjenci w Polsce otrzymywali uznawang za standard,
profilaktyke zakazen CMV, tak jak ma to miejsce w 19 krajach Unii Europejskiej, ktére obecnie j3
finansujg. Nie powinna mie¢ miejsce sytuacja, w ktérej chorzy po allo-HSCT pozostajg narazeni na
powiktania, niepowodzenie przeszczepu i zwiekszone ryzyko zgonu, pomimo dostepnej skutecznej,
bezpiecznej i rekomendowanej profilaktyki zakazenia CMV.

Szczepienia przeciwko wirusowi brodawczaka ludzkiego (HPV)

W ramach Europejskiego Planu Zwalczania Raka wspierane beda wysitki panstw cztonkowskich
zmierzajgce do rozszerzenia zakresu rutynowych szczepien dziewczat i chtopcéw przeciwko wirusowi
brodawczaka ludzkiego w celu wyeliminowania raka szyjki macicy i innych HPV zaleznych choréb.
Celem jest zaszczepienie co najmniej 90 % populacji docelowej dziewczat w UE oraz znaczne
zwiekszenie liczby szczepien chtopcdédw do 2030 r. Polska jest jedynym krajem europejskim, ktory nie
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posiada narodowego programu szczepien przeciwko HPV. Harmonogram, wprowadzonej Ustawa
w lutym 2020 r., Narodowej Strategii Onkologicznej (NSO) zaktada rozpoczecie szczepien dla
dziewczynek w 2021 r. a nastepnie chtopcéw. W ustawie o NSO okreslony cel: ,,do korica 2028 r.
zaszczepimy przynajmniej 60% dziewczat i chtopcédw w wieku dojrzewania przeciwko wirusowi
brodawczaka ludzkiego (HPV)”. Zdaniem ekspertéw, aby powstata odpornos¢ zbiorowiskowa,
w przypadku szczepien realizowanych jedynie wérdd dziewczat, poziom zaszczepienia przeciwko HPV
powinien wynosi¢ powyzej 80%. W przypadku przewidywanego nizszego poziomu zaszczepienia
rekomendowane jest prowadzenie szczepien zaréowno wsrdd dziewczat jak i chtopcéw od poczatku
realizacji programu. O ile decyzja o finansowaniu szczepien przeciwko HPV zostata podjeta, resort
zdrowia wskazuje, ze nie ma jednoznacznej decyzji w sprawie modelu w jakim szczepienia te bedg
finansowane. Jedng z opcji rozwazanych przez Ministerstwo Zdrowia jest refundacja i dystrybucja
szczepionek w aptece, tak jak ma to miejsce w przypadku lekéw. Jak wskazujg dane z krajéw
europejskich, ktére ponad dekade temu wprowadzity szczepienia przeciwko HPV, takie rozwigzanie
obowigzuje jedynie w 3 krajach (Butgaria, Grecja, Francja) i prowadzi do bardzo niskiego odsetka
zaszczepionych nastolatkéw (21-28%). Refundacja apteczna nie pozwoli na osiggniecie wyznaczonego
w Ustawie o NSO celu. Eksperci sg zgodni, aby szczepienia przeciwko HPV przyniosty efekty
zdrowotne musi zosta¢ osiggniety wysoki poziom zaszczepienia. Aby tak sie stato szczepienia
przeciwko HPV powinny by¢ realizowane w ramach narodowego programu o charakterze
populacyjny i powinny by¢ w petni finansowane przez Panstwo. Realizacja szczepien przeciwko HPV
powinna mieé¢ miejsce w ramach Podstawowej Opieki Zdrowotnej, wedtug modelu organizacyjnego
aktualnie obowigzujgcego w przypadku szczepien realizowanych w ramach Programu Szczepien
Ochronnych, ktéry zapewnia wysoki poziom zaszczepienia.

Terapia wirusowego zapalenia watroby typu C

Wirusowe zapalenie watroby typu C jest chorobg przewlekta wywotang przez HCV (hepatitis C virus).
Do zakazenia dochodzi poprzez krew. Choroba, nie dajac charakterystycznych objawéw moze
doprowadzi¢ do marskosci lub nawet raka watroby. Zakazenie HCV jest réwniez jedng
z najczestszych przyczyn transplantacji watroby. Nie wynaleziono przeciwko niemu szczepionki,
ale istnieje skuteczne leczenie. Wyzwaniem w tej dziedzinie nadal pozostaje diagnostyka — potrzeba
jest wprowadzenia systemowych rozwigzann w tym obszarze, ktére pozwolg zidentyfikowac osoby
nieswiadome swojego zakazenia. Dzisiaj to one przenosi wirusa na innych powiekszajgc tym samym
populacje oséb z HCV.

Szacuje sie, ze w Polsce jest 150 tys. osdb zakazonych wirusem zapalenia watroby typu C (HCV).
Ponad 80% z nich nie jest tego Swiadoma. Przez wiele lat zakazenie moze nie dawaé wyraznych
objawéw, ktdre zaniepokoityby pacjenta i byly wskazédwka dla lekarza do postawienia witasciwej
diagnozy. Utajony przebieg choroby prowadzi do powstania groznych zmian w watrobie, w tym do
marskosci oraz do raka watrobowokomodrkowego. Jest rowniez przyczyng nieSwiadomego zakazania
innych osdb do ktérego dochodzi w momencie dostania sie do krwiobiegu zdrowej osoby krwi osoby
zakazonej. Zdarza sie to najczesciej w czasie zabiegdw medycznych i niemedycznych, podczas ktérych
doszto do uszkodzenia skéry, np.: w trakcie operacji, zabiegdw stomatologicznych, transfuzji krwi
(przed 1992 r.), zabiegdw kosmetycznych, fryzjerskich, manicure, tatuazu czy medycyny estetyczne;j.
Zaniepokoi¢ réwniez powinny podwyiszone préby watrobowe. Problem dostrzegta Swiatowa
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Organizacja Zdrowia, ktéra uznata WZW za jedno z najwiekszych zagrozen epidemiologicznych XXI w.
i opracowata plan, ktdry zaktada jego eliminacje do 2030 r.?*

Do dzisiaj nie opracowano szczepionki, ktéra chronitaby przed zakazeniem, dlatego jedynymi
formami profilaktyki jest edukacja na temat mozliwosci zakazenia wirusem oraz badanie krwi, dzieki
ktoremu dowiemy sie, czy kiedykolwiek mieliSmy kontakt z HCV. Badanie anty-HCV zaleca sie
osobom, ktére kiedykolwiek byty w sytuacjach, w ktorych mogto dojs¢ do kontaktu z zakazong krwia.
Polega ono na pobraniu krwi, ktdra jest sprawdzana na obecnos¢ przeciwciat. Badanie to bezptatnie
jest dzisiaj dostepne w poradniach hepatologicznych do ktérej mozna uzyskac skierowanie od lekarza
pierwszego kontaktu oraz w ramach akcji spotecznych organizowanych m.in. przez organizacje
pacjentéw. Poza tymi wyjatkami, koszt takiego badania ksztattuje sie miedzy 30-50 zt. Obecnosc
przeciwciat anty-HCV, czyli pozytywny wynik badania, oznacza, ze mielismy kontakt z wirusem
w przesztosci. Na tym etapie nalezy przeprowadzi¢ pogtebiong diagnostyke (HCV RNA), ktéra
potwierdzi lub wykluczy przewlekta forme zakazenia. Po przejsciu przez petng diagnostyke
i rozpoznaniu WZW typu C, nalezy rozpoczac leczenie u lekarza specjalisty (hepatologa). Diagnostyka
HCV petni rowniez nieoceniong role w prewencji onkologicznej, gdyz nieleczone WZW typu C moze
prowadzi¢ do marskosci, a nawet do raka watrobokomdrkowego. Obecnie HCV jest jednym
z najczestszych wskazan do transplantacji watroby.

Kilka lat temu dokonat sie przetom w leczeniu HCV i dzisiaj jest ono skuteczne niemal w 100%,
a ponadto terapia trwa najczesciej 8-12 tygodni, jest bezpieczna i refundowana przez NFZ w ramach
programu lekowego.? Oznacza to, ze dzisiaj niemal kazdy, kto zgtosi sie do lekarza z potwierdzonym
zakazeniem, otrzyma leczenie, dzieki ktéremu pozbedzie sie wirusa z krwi. To jedno z najwiekszych
dokonan medycyny w ostatnich latach. Dzieki tej rewolucji WZW typu C stato sie pierwsza
wyleczalng, przewlekta chorobg zakaZna.

Obecnie najwiekszym problemem dotyczgcym HCV pozostaje ogromna liczba niezidentyfikowanych
0s6b, nieswiadomych swojego zakazenia. Potrzebna jest podjecia dziatan systemowych, ktére
pozwolg na przeprowadzenie badan przesiewowych, a tym samym na zidentyfikowanie oséb
zakazonych i wyeliminowanie wirusa z polskiego spoteczenstwa. W dziatania na rzecz eliminacji HCV
w Polsce aktywnie zaangazowani sg zaréwno eksperci, w tym Polskie Towarzystwo Epidemiologdéw
i Lekarzy Chordb Zakaznych, Polskie Towarzystwo Hepatologiczne, jaki i organizacje pacjentow:
Fundacja Gwiazda Nadziei i Fundacja Urszuli Jaworskiej. Do tej pory powstaty co najmniej trzy
projekty Narodowego Programu Eliminacji HCV, z czego ostatni zaktada badania przeciwciat anty-HCV
na SOR -rach. Obecnie program ten jest rozpatrywany przez NFZ.

Terapia COVID-19

Od ponad roku trwa pandemia COVID-19, w Polsce nasila sie tak zwana trzecia fala. Rzad ostrzega, ze
system zdrowia jest na skraju wydolnosci. Szpitale s3 obtozone, sygnalizowane sg braki zaréwno
w sprzecie medycznym jak i w kadrze medycznej. Pomimo wielkich nadziei poktadanych
w Narodowym Programie Szczepien, okazuje sie ze szczepienia realizowane s3 niewystarczajaco
szybko w obliczu nasilajgcej sie trzeciej fali zakazent. Na horyzoncie pojawia sie jednak optymistyczne

24 https://easl.eu/wp-content/uploads/2019/04/EASL Policy Statement on Hepatitis C Elimination June2019 PL.pdf
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doniesienia firm farmaceutycznych o potencjalnych lekach na COVID-19. Wazne jest, aby Rzad juz
dzi$ zapewnit srodki finansowe, logistyke oraz szybka sciezke dostepu do lekéw przeciw COVID-19,
aby polscy pacjenci mogli jak najszybciej z nich skorzystaé, a system zdrowia wrécit do réwnowagi.
Ciezki przebieg COVID-19 jest zwigzany z nadmierng reakcjg zapalng. Jedng z mozliwosci jej
hamowania jest zastosowanie baricytynibu — selektywnego inhibitora kinaz janusowych JAK 1 i 2,
nalezacych do kinaz tyrozynowych, zawierajgcych dwa biatka o przeciwstawnym dziataniu (stad
analogia do Janusa — rzymskiego boga o dwdch twarzach). W pierwszej czesci randomizowanego
badania ACTT-1 (ang. Adaptive COVID-19 Treatment Trial) wykazano skutecznos¢ kliniczng
przeciwwirusowego remdesiwiru w zapaleniu ptuc w przebiegu COVID-19. Stowo ,adaptacyjne”
w akronimie ACTT oznacza, ze randomizowane badanie kontrolowane nie jest z géry zaplanowane do
konica, lecz pozwala na zmodyfikowanie schematu leczenia (dodanie lub odjecie leku, zmiany
dawkowania etc.), ale dopiero po analizie otrzymanych dotychczas danych. Obecna, dalsza cze$¢ tego
badania (ACTT-2), sponsorowanego przez amerykanski National Institute of Allergy and Infectious
Diseases, wykazata skutecznos$é pofaczenia remdesiwiru z baricytynibem — doustnie stosowanym
inhibitorem JAK 1 i 2. Hamuje on nadmierng reakcje zapalng, wywotang przez cytokiny: IL-2, IL-6, IL-
10, interferon gamma i czynnik stymulujgcy kolonie granulocytéw i makrofagéw (GM-CSF).
Baricytynib zmniejsza tez wnikanie SARS-CoV-2 do komérki oraz jego zakaznos$¢ przez hamowanie
AP2 (adaptor associated protein kinase) i zwiekszanie liczby limfocytéw u pacjentéw z COVID-19.
ACCT-2 wykazato korzystne dziatanie skojarzenia baricytynibu z remdesiwirem, udowodnione
w podwadijnie zaslepionym badaniu randomizowanym, z kontrolg placebo u 1033 chorych. Skojarzone
leczenie otrzymato 518 chorych (remdesiwir przez <10 dni oraz baricytynib przez <14 dni. Grupa
kontrolna otrzymywata remdesiwir i placebo. Badanie przeprowadzono w 67 jednostkach, nalezacych
do 8 krajow: USA (55 osrodkéw), Singapuru (4), Ptd. Korei (2), Meksyku (2), Japonii (1), Hiszpanii (1),
Wielkiej Brytanii (1) i Danii (1). Randomizowano chorych w systemie 1:1, biorgc pod uwage: miejsce,
ciezkos$¢ choroby (od 4-7 w skali 7-stopniowej), pte¢, rase, grupe etniczng, wiek 18-39, 40-64 lub
ponad 65 lat), czas trwania objawdw przed randomizacjg (<10 dni lub >10 dni) oraz choroby
towarzyszgce. Remdesiwir podawano dozylnie w dawce wstepnej 200 mg w 1. dniu, a nastepnie 100
mg/d od 2.-10. dnia leczenia lub do wypisu pacjenta ze szpitala (jezeli wypis nastgpit wczesniej).
Baricytynib stosowano doustnie lub przez zgtebnik dozotgdkowy po 4 mg/d (2 tabl. po 2 mg) przez 14
dni lub do wypisu ze szpitala. Chorzy z eGFR mniejszym niz 60 ml/min otrzymywali baricytynib
w dawce 2 mg/d. Leczenie podtrzymujgce byto podobne w grupie leczenia skojarzonego i kontrolnej.
Profilaktyke zakrzepicy zylnej stosowano u wszystkich chorych, ktérzy nie mieli istotnych
przeciwwskazan do leczenia heparyna. Pacjenci wyjatkowo mogli tez otrzymywac inne leki zalecane
w danym osrodku na COVID-19. W zasadzie takich sytuacji unikano i np. glikokortykosteroidy
stosowano tylko w przypadkach niewydolnosci nadnerczy, zaostrzenia astmy, obrzeku krtani,
wstrzasu septycznego i ARDS. Pierwotnym punktem koncowym byt czas do uzyskania poprawy
klinicznej, czyli osiggniecia 1-3 kategorii choroby w skali 8-stopniowej, w czasie 28-dniowej
obserwacji. Kluczowym punktem wtérnym byt stan pacjenta w 15. dniu wedtug skali 8-stopniowe;j (8.
stopniem byta $mieré). Innymi punktami koncowymi byty: czas do uzyskania 1— lub 2-punktowej
poprawy 3., 5., 8., 11., 15., 22. i 29. dnia, czas do wypisania ze szpitala lub uzyskania przynajmniej 2.
stopnia w 20-punktowe]j skali NEWS (National Early Warning Score), utrzymujgcego sie przez co
najmniej 24 godz. Oceniano takze liczbe dni tlenoterapii, nieinwazyjnej wentylacji lub
wysokoprzeptywowej tlenoterapii albo inwazyjnej wentylacji bgdZz ECMO. Oceniano tez czas do
wypisu ze szpitala i Smiertelnos¢ w ciggu 28 dni. Mediana czasu zdrowienia w grupie leczonej
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wyniosta 7 dni (6-8 dni), w poréwnaniu z grupa kontrolng, w ktdrej wyniosta 8 dni (7-9 dni). Wskaznik
zdrowienia, wynoszacy 1,16 (1,01 do 1,32) byt istotny statystycznie (P=0,03). Pacjenci wymagajgcy
wysokoprzeptywowej tlenoterapii lub nieinwazyjnej wentylacji zdrowieli w ciggu 10 dni,
w poréwnaniu do 18 dni w grupie kontrolnej (wspdtczynnik poprawy 1,51; 1,10 do 2,08). Wskaznik
poprawy u 0sob z kategorig 4 (brak potrzeby tlenoterapii) i 5 (wymagajacy tlenoterapii) wynosit
odpowiednio 0,88 (0,63 do 1,23)i 1,17 (0,98 do 1,39). U pacjentéw wymagajacych w chwili rekrutacji
wentylacji mechanicznej lub ECMO (kategoria 7) wskaznik poprawy wynosit 1,08 (0,59 do 1,97).
Wskaznik poprawy u 223 chorych leczonych glikokortykosteroidami wynosit 1,06 (0,75 do 1,48).
Sredni czas do poprawy o jedna kategorie wynosit 6 dni w grupie skojarzonego leczenia i 8 dni
w grupie kontrolnej (wskaznik 1,21; 1,06 do 1,39). W 15. dniu stan pacjentdéw byt o 30 proc. lepszy niz
w grupie kontrolnej (iloraz szans wyniést 1,3; 1,0-1,6). Najwiekszg poprawe uzyskali pacjenci
z wyjsciowa kategorig 6 (iloraz szans wynosit 2,2; 1,4 do 3,6). W grupie skojarzonego leczenia
konieczno$¢ ponownego uzywania tlenu byta rzadsza niz w grupie kontrolnej (22,9 proc. vs 40,3
proc.). Réznica wynosita -17,4 proc. (-31,6 do -2,1). Podobnie istotnie zmniejszyta sie potrzeba
nowego zastosowania wentylacji mechanicznej lub ECMO (10 proc. vs 15,2 proc.). U 128 pacjentéw,
u ktérych je zastosowano po randomizacji, byty one utrzymywane przez 16 dni w grupie skojarzonego
leczenia i 27 dni w grupie kontrolnej. Rdznica, wynoszaca -11 dni byta istotna (od -17,7 do -4,3 dni).
Smiertelno$¢ w ciggu 28 dni wynosita 5,1 w grupie leczenia skojarzonego w poréwnaniu z 7,8
w grupie kontrolnej (wspdtczynnik hazardu — HR wynosit 0,65; 0,39 do 1,09). Najwieksze
zmniejszenie Smiertelnosci po leczeniu skojarzonym uzyskano wsrdd chorych wyjsciowej kategorii 5
(1,9 proc. vs 4,7 proc.; HR 0,40; 0,14 do 1,14) lub kategorii 6 (7,5 proc. vs 12,9 proc.; HR 0,55; 0,22 do
1,38). Smiertelnoé¢ w 14. dniu po randomizacji wynosita 1,6 proc. w grupie otrzymujacej terapie
skojarzong vs 3,0 proc. w grupie kontrolnej (HR 0,54; 0,23 do 1,28). Wprawdzie autorzy podkreslaja,
ze badanie nie miato odpowiedniej sity statystycznej, by okresli¢ ryzyko zgonu, ale zaobserwowane
roznice przemawiajg na korzysci podwdjnego leczenia. Dodatkowe korzysci z dotgczenia
deksametazonu sg mozliwe, ale wymagajg udowodnienia w oddzielnym randomizowanym badaniu.
Powazne dziatania niepozgdane wystepowaty rzadziej w grupie skojarzonego leczenia niz w grupie
kontrolnej (16,0 proc. vs 21,0 proc.), a rdéznica ta byta znamienna statystycznie (P = 0,03).
Niepozgdane dziatania stopnia 3. lub 4. (najczesciej: hiperglikemia, anemia, limfocytopenia i ostre
uszkodzenie nerek) wystgpity u 207 pacjentéw (40,7 proc.) w grupie skojarzonego leczenia i u 238
0s0b (46,8 proc.) w grupie kontrolnej. Takze rzadziej w grupie podwdjnego leczenia wystgpity nowe
infekcje (5,9 proc. vs 11,2 proc.; P = 0,03). Autorzy zwracajg uwage na réznice miedzy baricytynibem
a deksametazonem, ktérego skutecznos¢ potwierdzono w badaniu RECOVERY. Deksametazon ma
dtugi okres péttrwania, dziata przeciwzapalnie, ale takze silnie immunosupresyjnie. Ponadto zwieksza
czestos$¢ hiperglikemii, infekcji wewnatrzszpitalnych, krwawien z przewodu pokarmowego oraz
osfabienia pochodzenia nerwowo-miesniowego. Baricytynib ma krétki okres péftrwania, dziata
przeciwzapalnie, ale ze znacznie mniejszg immunosupresjg niz deksametazon i moze mie¢ dziatanie
przeciwwirusowe Autorzy zaznaczajg, ze badania RECOVERY i ACTT-2 nie mogg by¢ poréwnywane
bezposrednio, bo ich konstrukcja oraz wykorzystane populacje byty inne (m.in. duza $miertelnos¢
w grupie kontrolnej RECOVERY i mata w ACTT-2). Omawiane badanie ACTT-2 wykazato korzysci
z podwadjnej terapii, niezaleznie od wieku, ptci, grupy etnicznej i rasy oraz czasu od wystgpienia
objawéw i ich ciezkosSci. Autorzy uwazajg, ze szybsze zdrowienie w grupie podwadjnego leczenia,
mogto by¢ spowodowane zmniejszeniem liczby zakazen wewnatrzszpitalnych, zakrzepdéw i bteddéw
w dawkowaniu lekdéw. Szybsze zdrowienie sprzyja tez szybszemu zwalnianiu tézek dla nowych
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chorych, co moze by¢ istotne do zachowania wydolnos¢ systemu stuzby zdrowia. Badanie wskazuje
na skutecznos¢ skojarzonego leczenia baricytynibem i remdesiwirem, szczegdlnie u chorych wyma-
gajgcych wysokoprzeptywowej tlenoterapii lub nieinwazyjnej wentylacji. Udostepnione dane nie
odnoszg sie do nasilenia stanu zapalnego w przebiegu COVID-19, ocenianego podwyzszonym
stezeniem CRP lub IL-6, co mogtoby zawezi¢ wskazania do stosowania baricytynibu i uscisli¢, jacy
chorzy moga odnies¢ najwieksze korzysci z terapii skojarzonej. Niewyjasnione sg tez wskazania do
dodania deksametazonu do skojarzonej terapii baricytynibem i remdesiwirem, ale wydaje sie, ze
powinny by¢ zgodne z badaniem RECOVERY.?®

W trakcie pandemii COVID-19, w trybie nadzwyczajnym, w ramach szybkiej Sciezki tworzenia
wytycznych, na podstawie zlecenia Ministra Zdrowia z dnia 27 marca 2020 r., Agencja Oceny
Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMIT) przygotowata: ,Polskie zalecenia diagnostyczno-
terapeutyczne oraz organizacyjne w zakresie opieki nad osobami zakazonymi lub narazonymi na
zakazenie SARS-CoV-2” — wersja 1.0, 25 kwietnia 2020 r.2’ W listopadzie 2020 r. AOTMIT
opublikowata opracowanie przekrojowe ,Farmakoterapia COVID-19 — aktualizacja Zalecen”%,
natomiast w lutym 2021 r. dokument pt. ,Farmakoterapia COVID-19-Aktualizacja. Wersja2.1.”%
W ramach powyiszych dziatan, opublikowano przeglady doniesien naukowych dla poszczegdlnych
technologii lekowych w COVID-19 (kortykosteroidy, lopinawir stosowany w skojarzeniu
z rytonawirem, remdesiwir, tocilizumab, fawipirawir oraz osocze ozdrowienicéw, anakinra, interferon
beta, amantadyna, hydroksychlorochina i chlorochina, heparyny, kwasu acetylosalicylowego
i klopidogrelu oraz bamlaniwimab. Opracowania analityczne stanowig podstawe dyskusji Panelu
Ekspertéw Klinicznych.3® W dniu 24 marca 2021 r. AOTMIT opublikowata opracowania: ,Przeglad
doniesiedn naukowych dla bamlaniwimabu w leczeniu COVID-19”3!. Bardzo istotnym jest fakt,
iz Agencja potwierdzita korzystny efekt zastosowania bamlaniwimabu w skojarzeniu z etesewimabem
w grupie pacjentow, u ktérych wystepuje ryzyko progresji do ciezkiej postaci COVID-19. Wyniki te
pozwolity na wydanie opinii naukowej CHMP w marcu 2021 r. Opinia naukowa CHMP moze by¢ brana
pod uwage przez panstwa cztonkowskie UE oraz EMA podczas oceny tego leku w leczeniu COVID-
19.32 W zwiazku z trudng sytuacja epidemiologiczng, pozwolito to na czasowe dopuszczenie terapii
bamlaniwimabem w monoterapii badz w terapii skojarzonej z etesewimabem, w niektérych krajach,

26 prof. dr hab. n. med. Michat Mysliwiec. Baricytynib z remdesiwirem przyspieszajg zdrowienie hospitalizowanych
pacjentow z COVID-19. Klinika Nefrologii i Transplantologii Uniwersytetu Medycznego w Biatymstoku, PWSIiP w tomzy
Pismiennictwo: Kalil A.C. i wsp. z grupy ACTT-2: Baricitinib plus Remdesivir for Hospitalized Adults with COVID-19. N. Engl. J.
Med. 2021; 384, 9: 795-807

27 https://www.aotm.gov.pl/media/2020/07/2020.04.25 zalecenia-covid19 v1.11.pdf

28 Farmakoterapia COVID-19 — aktualizacja Zalecerr. AOTMIT https://www.aotm.gov.pl/media/2020/12/Farmakoterapia-
COVID-19-Aktualizacja-wersja-2.0-27-listopada-2020-r. new_aktualna.pdf

29 Farmakoterapia COVID-19-Aktualizacja. Wersja2.1. Data ukoriczenia —05.02.2021 r.
https://www.aotm.gov.pl/media/2021/02/Farmakoterapia-COVID-19-Aktualizacja-wersja-2.1-5-luty-2021-r..pdf

30 https://www.aotm.gov.pl/aktualnosci/najnowsze/polskie-zalecenia-diagnostyczno-terapeutyczne-covid-19-3/

31 https://www.aotm.gov.pl/aktualnosci/najnowsze/aktualizacja-zalecen-w-covid-19-w-obszarze-farmakoterapii-

bamlaniwimab/

32 https://www.ema.europa.eu/en/news/ema-issues-advice-use-antibody-combination-bamlanivimab-etesevimab
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w konkretnych sytuacjach klinicznych stanowigcych wysokie ryzyko progresji choroby. Tak
zadecydowaty m.in. Wegry, Czechy, Niemcy, Francja, Szwecja. Kryteria kwalifikacji w poszczegdlnych
krajach sg opublikowano na stronie: https://www.bamlanivimabhcpinfo.com. Na Wegrzech kryteria
dotyczg pacjentdw z co najmniej jednym z ponizszych objawow: wskaznik masy ciata (BMI) >35;
przewlekta choroba nerek; cukrzyca; choroba immunosupresyjna; leczenie immunosupresyjne;
wiek >65; wiek >55 oraz: choroby uktadu krazenia, lub nadcisnienie, lub POChP, lub inna choroba
przewlekta uktadu oddechowego; wiek 12-17 lat oraz: BMI>85% wg grupy wiekowej i pfci, lub
anemia sierpowata, lub wrodzona badz nabyta wada serca, zaburzenia rozwojowe uktadu
nerwowego (np. porazenie mdzgowe), astma lub inna przewlekta choroba uktadu oddechowego.
W Czechach, s3 to pacjenci, z co najmniej jednym z nastepujgcych kryteridw: stan po przeszczepie
narzagdu litego lub szpiku kostnego; zapalenie naczyn przy aktualnej skojarzonej terapii
immunosupresyjnej lub  monoterapia  kortykosteroidami; choroba nowotworowa Ilub
hematoonkologiczna podczas aktywnego leczenia; nadci$nienie ptucne w opiece ambulatoryjnej;
przewlekta niewydolnos¢ nerek podczas dializoterapii; wskaznik masy ciata (BMI) = 40; POChP
w stadium GOLD Illi IV (stadium GOLD IV tylko u pacjentéw bez koniecznosci domowej tlenoterapii);
Srodmigzszowe choroby ptuc leczone ambulatoryjnie; astma oskrzelowa podczas leczenia
biologicznego; stan zakrzepowy w opiece ambulatoryjnej. Niestety w chwili obecnej dokument pt.
,Farmakoterapia COVID-19-Aktualizacja” nie zaleca rutynowego stosowania bamlaniwimabu.?
Kluczowe sg tutaj dwa badania kliniczne (NEJM z 2020 oraz JAMA z 2021). Podsumowujac -
jednorazowy wlew dozylny bamlaniwimabu (16 minut) u pacjentéw COVID+, niewymagajgcych
hospitalizacji a obcigzonych ryzykiem progresji zmian zabezpiecza niemal 90% pacjentéw przed
koniecznoscig hospitalizacji lub zgonami. W czasach zapetniajacych sie t6zek ,,covidowych” moze to
mieé istotne znaczenie. Bamlaniwimab w dawce 700 mg w skojarzeniu z etesewimabem w dawce
1 400 mg o 87% zmniejszyty ryzyko hospitalizacji lub zgondéw zwigzanych z COVID-19, u pacjentow
z tagodnym lub umiarkowanym COVID-19 i wysokim ryzykiem progresji).

W dniu 15 kwietnia 2021 r. opublikowano aktualne dane dotyczace badania klinicznego z uzyciem
doustnego leku przeciwwirusowego - molnupirawiru w terapii tagodnego do umiarkowanego COVID-
19. Molnupirawir jest silnym analogiem rybonukleozydu, ktéry hamuje replikacje wielu wirusow RNA,
w tym SARS-CoV-2, czynnika wywotujgcego COVID-19. Wykazano, ze molnupirawir byt aktywny
w kilku przedklinicznych modelach SARS-CoV-2, w tym w profilaktyce, leczeniu i zapobieganiu
transmisji zakazen SARS-CoV-1 i MERS. Molnupirawir byt podawany dwa razy dziennie, przez pie¢ dni
ambulatoryjnym i hospitalizowanym chorym na COVID-19. Na podstawie wczes$niej zakoriczonego
badania fazy 2a, dotyczgcego zakresu dawkowania u pacjentéw ambulatoryjnych z COVID-19,
podjeto decyzje o kontynuowaniu badan klinicznych 3 fazy u pacjentéw ambulatoryjnych z COVID-
19, oceniajgc dawke 800 mg molnupirawiru dwa razy dziennie. Jest mato prawdopodobne, aby
molnupirawir wykazywat korzysci kliniczne u pacjentéw hospitalizowanych, u ktérych objawy
utrzymywaty sie przez dtuzszy czas przed przystapieniem do badania. W zwigzku z tym podjeto
decyzje, aby nie przechodzi¢ do dalszych etapdw badan klinicznych wséréd pacjentéw
hospitalizowanych z COVID-19. Szacuje sie, ze ostateczne dane z 3 fazy badania klinicznego
prowadzonego wsrdd chorych z fagodng do umiarkowang postacig COVID-19 leczonych
ambulatoryjnie bedg dostepne do pazdziernika 2021 r. i pozwolg na rejestracje tego leku w badanym

33 Farmakoterapia COVID-19-Aktualizacja. Wersja2.1. Data ukoriczenia =05.02.2021 r.
https://www.aotm.gov.pl/media/2021/02/Farmakoterapia-COVID-19-Aktualizacja-wersja-2.1-5-luty-2021-r..pdf
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wskazaniu. Ponadto planowane jest rozpoczecie badania klinicznego oceny molnupirawiru pod
katem profilaktyki po ekspozycyjnej w drugiej potowie 2021 r.3*

Terapie w psychiatrii

Terapia depresji lekoopornej

Szacuje sie, ze w Polsce nawet 1,5 mIn oséb zmaga sie z depresjg. Wedtug najnowszych badan,
w okresie pandemii COVID- 19, moze to by¢ nawet dwa razy wiecej oséb. Ponad potowa Polakéw
deklaruje, ze zauwazyto oznaki depresji u kogos$ ze swojego otoczenia. Wcigz jednak nie umiemy
rozmawiaé o tej chorobie, a 81 proc. badanych twierdzi, ze depresja jest chorobg wstydliwg i nie
nalezy sie z nig afiszowaé.?® Pierwsze objawy depresji czesto pozostajg niezauwazone, nie tylko przez
bliskich, ale nawet samych pacjentéw. Depresja jest chorobg ciata i ducha, ktéra moze dotkngc
kazdego. Bez wzgledu na ptec, wiek czy status spoteczny. Wczesne rozpoznanie i wlasciwe leczenie
to klucz do szybkiego powrotu do zdrowia.

Szacuje sie, ze co trzeci pacjent leczony z powodu depresji w Polsce nie odpowiada na leczenie
w oczekiwanym stopniu — méwimy wtedy o depresji lekoopornej.3® Dla pacjentéw cierpigcych
z powodu depresji lekoopornej od niedawna istnieje mozliwos¢ leczenia esketaming. Jest to nowy lek
przeciwdepresyjny zarejestrowany w Unii Europejskiej w postaci aerozolu do nosa w dniu 18 grudnia
2019 r.3” Esketamina, w skojarzeniu z selektywnym inhibitorem wychwytu zwrotnego serotoniny lub
inhibitorem wychwytu zwrotnego serotoniny i noradrenaliny (SSRI lub SNRI) jest wskazana do
leczenia 0s6b dorostych z opornym na leczenie duzym zaburzeniem depresyjnym, ktérzy nie
zareagowali na co najmniej dwie rézne terapie lekami przeciwdepresyjnymi w obecnym epizodzie
depresyjnym o nasileniu umiarkowanym do ciezkiego. Esketamina, stosowana w skojarzeniu
z doustng terapig przeciwdepresyjng, jest wskazana réwniez u dorostych pacjentéw z umiarkowanym
lub ciezkim epizodem duzego zaburzenia depresyjnego, jako intensywna krotkotrwata terapia w celu
szybkiego zmniejszenia objawdéw depresyjnych, ktére w ocenie klinicznej stanowig naglty przypadek
psychiatryczny.®® Esketamina w pofaczeniu z doustnym lekiem przeciwdepresyjnym moze przyczynié
sie do redukcji objawdéw depresji w ciggu kilku godzin, a dtugofalowa terapia skuteczniej zabezpiecza
pacjentdow przed nawrotem choroby niz monoterapia lekiem przeciwdepresyjnym. Skuteczna
redukcja objawéw depresji moze przektadac sie na poprawe funkcjonowania spotecznego i jakosé
zycia pacjenta. Chory moze normalnie funkcjonowac i pracowac. Forma podania leku umozliwia
opieke w warunkach domowych, co wspiera kierunki reformy leczenia psychiatrycznego w Polsce

34 Merck and Ridgeback Biotherapeutics Provide Update on Progress of Clinical Development Program for Molnupiravir, an
Investigational Oral Therapeutic for the Treatment of Mild-to-Moderate COVID-19 https://www.merck.com/news/merck-
and-ridgeback-biotherapeutics-provide-update-on-progress-of-clinical-development-program-for-molnupiravir-an-
investigational-oral-therapeutic-for-the-treatment-of-mild-to-moderate-covid-19/

35 https://akademia.nfz.gov.pl/depresja-w-czasach-pandemii/

36 NFZ o zdrowiu. Depresja. NFZ 2020
https://zdrowedane.nfz.gov.pl/pluginfile.php/266/mod _resource/content/1/nfz o zdrowiu depresja.pdf

37 https://ec.europa.eu/health/documents/community-register/htm|/h1410.htm

38 https://www.ema.europa.eu/en/documents/product-information/spravato-epar-product-information pl.pdf
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oraz w petni dopasowuje opieke nad chorym do rygoréw pandemii COVID-19. W 2019 roku
z powodu epizodu depresyjnego Polacy przebywali na zwolnieniach lekarskich przez 3,9 min dni,
natomiast z powodu zaburzen depresyjnych nawracajacych 2,1 min dni. W 2020 roku natomiast
epizod depresyjny spowodowat 5,2 min dni absencji chorobowej, a zaburzenia nawracajace z tytutu
tej choroby 2,6 min dni.3 Nakfady finansowe ze strony ZUS na $wiadczenia zdrowotne w zwigzku
z niezdolnoscig do pracy z powodu nie leczonej wtasciwie depresji wniosty ponad 33 miliony ztotych
dla rozpoznania F32 i prawie 172 miliony zt dla rozpoznania F33 w 2019 r.*°

Terapia ciezkiej depresji lub depresji przebiegajacej z lekiem

Aktualna sytuacja epidemiczna SARS-CoV-2 powoduje poczucie samotnosci, niestabilnosci, czy
ogoblnej niepewnosci zwigzanej z pandemia i izolacjg, co dodatkowo pogtebia stany depresyjne.
W zwigzku z tym Polskie Towarzystwo Psychiatryczne i Konsultant krajowy ds. Psychiatrii Dorostych
opublikowali nowe wytyczne kliniczne pt. Leczenie farmakologiczne epizodu depresji i zaburzen
depresyjnych nawracajacych.** Zaktualizowane zalecenia klinicznej wskazujg na korzysci wynikajgce
ze stosowania m.in. trazodonu w postaci o przedtuzonym czasie uwalniania substancji czynnej
w leczeniu chorych z depresja. Forma trazodonu XR o przedtuzonym czasie uwalnia substancji czynnej
(do stosowania 1 tabletka raz na dobe) zostata dostrzezona przez $rodowisko psychiatréw, ktérzy
wskazujg na przewagi postaci XR nad postaciag CR w leczeniu pacjentdw z ciezkg depresjg oraz
z depresjg przebiegajaca z lekiem. W szczegdlnosci poprawa profilu bezpieczenstwa leku (m.in. brak
nadmiernej sennosci w ciggu dnia) przektada sie na lepszg wspétprace pacjenta z lekarzem psychiatra
w zakresie przestrzegania zalecen terapeutycznych. Zwieksza to szanse na uzyskanie trwatej poprawy
oraz szybki powrdt chorego do normalnego zycia i funkcjonowania.

Terapie dtugodziatajgce w schizofrenii

Schizofrenia dotyka ok. 400 tys. oséb w Polsce. Czesciej diagnozowana jest u ludzi mtodych — przed
30. rokiem zycia, a takze u mezczyzn. Zdecydowania wiekszos¢ chorych wypada z rynku pracy, mimo
ze nowoczesne terapie lekami o przedtuzonym dziataniu pozwalajg na normalne Zycie.*> Stosowanie
palmitynianiu paliperydonu w postaci dtugodziatajgcych iniekcji wpisuje sie w idee reformy
psychiatrii w Polsce oraz poprzez stabilizacje stanu zdrowia pacjenta, sprzyja zmniejszeniu liczby
interakcji pacjent-opiekun-lekarz w dobie intensywnej eksploatacji stuzby zdrowia w zwigzku
z COVID-19.”% Stosowanie palmitynianiu paliperydonu w postaci co raz rzadziej podawanych iniekcji
tworzy swoistg ,poduszke farmakologiczng” zabezpieczajaca skutecznie pacjenta przed nawrotem

39 https://www.zus.pl/baza-wiedzy/statystyka/opracowania-tematyczne/wydatki-na-swiadczenia-z-ubezpieczen-
spolecznych-zwiazane-z-niezdolnoscia-do-pracy

40 https://www.zus.pl/baza-wiedzy/statystyka/opracowania-tematyczne/wydatki-na-swiadczenia-z-ubezpieczen-
spolecznych-zwiazane-z-niezdolnoscia-do-pracy

41 Leczenie farmakologiczne epizodu depresji i zaburzen depresyjnych nawracajacych — wytyczne Polskiego Towarzystwa
Psychiatrycznego i Konsultanta krajowego ds. Psychiatrii Dorostych
http://www.psychiatriapolska.pl/uploads/onlinefirst/Samochowiec PsychiatrPolOnlineFirstNr220.pdf

42 https://www.mp.pl/pacjent/psychiatria/aktualnosci/144697,na-schizofrenie-choruje-prawie-400-tys-polakow

43 https://www.gov.pl/web/zdrowie/informacja-o-aktualnym-stanie-prac-nad-reforma-w-systemie-ochrony-zdrowia-
psychicznego-dzieci-i-mlodziezy
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w przypadku nagtego przerwania leczenia — mediana czasu do nawrotu w przypadku przerwania
terapii stosowanej raz na miesigc wynosi 172 dni, w przypadku terapii stosowanej raz na trzy
miesigce 395 dni. Wdrozenie terapii palmitynianem paliperydonu LAT wykazato w badaniach
zmniejszong ilo$¢ hospitalizacji i skrocenie czasu hospitalizacji w poréwnywalnym okresie u tych
samych pacjentdw w pordwnaniu do wczesniejszego leczenia. Obserwacyjne badania pozwolity na
obserwacje, iz stosowanie form dtugodziatajgcych sprzyja stosowaniu sie pacjentéw do zalecen
i dtuzszej retencji w terapii. Ostatnie doniesienia dotyczgce palmitynianu paliperydonu stosowanego
raz na trzy miesigce wskazujg, ze taki schemat dawkowania pozwala na osiggniecie dodatkowej
korzysci w postaci osiggniecia remisji objawowej i funkcjonalnej przektadajac sie na mniejsze
obcigzenie opiekunéw pacjentdw, oraz zmniejszenie odsetka hospitalizowanych pacjentéw. Wg.
danych ZUS w 2019 r. schizofrenia byta na trzecim miejscu pod wzgledem wydatkéw na swiadczenia
z ubezpieczen spotecznych zwigzanych z niezdolnoscig do pracy, co dopowiadato kwocie ok. 1,1 mlid
zt.

Terapia schizofrenii u pacjentéw od 13 r.z.

Schizofrenia jest przewlekts, ciezkg chorobg modzgu, ktéra czesto powoduje niepetnosprawnosc.
Objawy takie jak omamy i urojenia zaczynajg zazwyczaj wystepowaé miedzy 16. a 30. rokiem zycia.l
Inne objawy mogg obejmowac nietypowe lub dysfunkcyjne myslenie, pobudzenie ruchowe,
przytepiong emocjonalnos$é oraz objawy poznawcze, takie jak ostabiona koncentracja, zaburzenia
pamieci lub funkcji wykonawczych.* Chociaz schizofrenia rzadko wystepuje u matych dzieci, czesto$é
wystepowania tego schorzenia zwieksza sie w wieku nastoletnim i osigga szczytowe wartosci
u mtodych oséb dorostych.*® Schizofrenia u nastolatkdw wigze sie z zaburzeniami funkcjonowania
poprzedzajgcymi rozwdj choroby oraz z wczesnymi problemami rozwojowymi. Podobne rodzaje
zaburzed na wczesnym etapie rozwoju i zaburzen funkcjonowania spotecznego zgtaszane s3
w przypadku schizofrenii wieku dorostego, jednak wystepujg one czesciej i sg bardziej nasilone
u nastolatkéw. Rozpoznanie schizofrenii w wieku nastoletnim moze by¢ czynnikiem predykcyjnym
pogorszenia funkcjonowania, gorszych osiggnie¢ edukacyjnych, mniejszego prawdopodobienstwa
zatrudnienia lub dostepu do dalszej edukacji, wyzszych wynikéw globalnej niepetnosprawnosci
i zaburzonych relacji spotecznych w wieku dorostym.*® Jest bardzo nieliczna grupa lekéw przeciw-
psychotycznych zarejestrowana we wskazaniach u dzieci i mtodziezy, czyli przed 18 r.z. Od sierpnia
2020 r. lurazydon zostat zarejestrowany w Unii Europejskiej w terapii schizofrenii u pacjentéw od 13
r.z.%” Jest on pierwszym lekiem przeciwpsychotycznym Il generacji, ktéry zostat zarejestrowany we
wskazaniu do leczenia schizofrenii u tak mtodych pacjentéw. Lurazydon ma udowodnione szybkie
i dtugo utrzymujace sie dziatanie przeciwpsychotyczne. Jest skuteczny w redukcji wszystkich objawdw
schizofrenii w skali PANSS, w tym w stanach ostrych. Lek poprawia funkcje poznawcze u pacjentéw ze
schizofrenig. Jednoczesnie lurazydon zapobiega rozwojowi zespotu metabolicznego, otytosci,
cukrzycy T2, nie powodujgc ryzyka polekowych powiktan kardiologicznych w tej grupie pacjentéw.

44 Krajowy Instytut ds. Zdrowia Psychicznego (NIMH). Schizofrenia.
http://www.nimh.nih.gov/health/topics/schizophrenia/index.shtml

45 Hollis, C. BJPsych Advances. 2015; 21:333-341.
46 Hollis, C. Am J Psychiatry. 2000; 157:1652-1659.

47 https://eur-lex.europa.eu/legal-content/EN/TXT/?uri=0J:C:2020:318:TOC

MEDYCZNA RACJA STANU


http://cts.businesswire.com/ct/CT?id=smartlink&url=http%3A%2F%2Fwww.nimh.nih.gov%2Fhealth%2Ftopics%2Fschizophrenia%2Findex.shtml&esheet=51501144&newsitemid=20170128005011&lan=en-US&anchor=http%3A%2F%2Fwww.nimh.nih.gov%2Fhealth%2Ftopics%2Fschizophrenia%2Findex.shtml&index=14&md5=1a836b0a005441fcbc76719d250452ae
https://eur-lex.europa.eu/legal-content/EN/TXT/?uri=OJ:C:2020:318:TOC

POSTEP TERAPEUTYCZNY — SZANSA DLA PACJENTOW. WYZWANIE DLA SYSTEMU. PERSPEKTYWA CZASU

PANDEMII COVID-19

Lurazydon jest réownie skuteczny, jak olanzapina, czy rysperydon w leczeniu schizofrenii, ale
pozbawiony negatywnego wptywu na uktad sercowo-naczyniowy i zespdt metaboliczny, a takze na
poziom prolaktyny. Preparat zastosowany u pacjentéw ze schizofrenig uprzednio leczonych
olanzaping lub rysperydonem umozliwia redukcje masy ciata nabytej w efekcie wczesniejszej terapii
oraz poprawe parametrow kardiometabolicznych pacjenta. W przypadku terapii rysperydonem
dodatkowo wptywa na poprawe poziomu prolaktyny. Dobierajgc farmakoterapie, nalezy zwrécic
uwage na fakt, ze pacjent pediatryczny jest bardziej niz dorosty podatny na wzrost masy ciata,
metaboliczne i kardiologiczne dziatania niepozadane. Choroby te stanowig olbrzymie wyzwanie
z perspektywy zdrowia publicznego, polityki zdrowotnej i zasobow systemu ochrony zdrowia — w tym
przede wszystkim koniecznosci hospitalizacji pacjentéw. Lurazydon ma udokumentowany wptyw na
redukcje hospitalizacji o0 60% w grupie leczonych pacjentéw.

6. Tezy dla Zdrowia

W trosce o zdrowie polskiego spoteczenstwa, rozumiane jako najwyzej notowana wartosci w zyciu
osobistym kazdego z nas, a takze istotny gwarant bezpieczenstwa narodowego, powstat think-tank
»,Medyczna Racja Stanu”. 29 czerwca 2018 r. pod patronatem ksiedza Kardynata Kazimierza Nycza
w siedzibie Polskiej Akademii Nauk odbyfa sie zorganizowana przez ISP PAN, PUO, Kolegium Lekarzy
Rodzinnych i Green Communication, systemowo-ekspercka debata prezentujgca inicjatorow
powotania think-tanku, sktad Rady Naukowej oraz Tezy dla Zdrowia wytyczajgce kierunki
niezbednych zmian w systemie ochrony zdrowia. Po trwajgcych kilka miesiecy dyskusjach
i konsultacjach powstata obecna wersja Tez dla Zdrowia, w ktérych proponujemy:

1. PRZYIJECIE ZASADY ,,ZDROWIE W POLITYCE”

ZDROWIE znajduje sie na pierwszej pozycji naszych potrzeb. Nie stato sie jednak priorytetem
programu zadnej partii. Proponujemy zapisanie w regulaminie Sejmu zasady dorocznego expose
Premiera odnoszgcego sie takze do wyzwan wigzanych ze zdrowiem Polakéw, wygtaszanego
w Swiatowym Dniu Chorego — 11 lutego i odnoszacego sie do aktualnej sytuacji w ochronie zdrowia.

2. PROPAGOWANIE, KONTROLOWANIE | NAGRADZANIE POSTAW StUZACYCH TROSCE O JAKOSC
JAKOSC powinna sta¢ sie wyznacznikiem wszelkich dziatarh w obszarze ochrony zdrowia poczynajac
od stosunku do pacjenta, dbatosci o jego dostep do wykwalifikowanych kadr, procedur
diagnostycznych, terapeutycznych, rehabilitacyjnych, przez kadry i procesy decyzyjne zapobiegajgce
marnotrawieniu rosngcych sSrodkéw na opieke medyczng i stuzgcych racjonalizacji wydatkéw.
Wszystko to z myslg o budowaniu miedzypokoleniowej atmosfery continous improvement — ciggtej
poprawy jako gtéwnego elementu zarzadzania przez jakosc.

3. PRZYJECIE ,ZE NAJWAZNIEJSZE REFORMY POWINNY ZOSTAC PRZEPROWADZONE W CIAGU 5 LAT.
NAZYWAMY TO ZASADA ,,HORYZONT 2023”

Proponujemy by po zakoriczeniu spotecznych konsultacji dotyczgcych Tez dla Zdrowia podpisana
zostata pod patronatem Prezydenta RP, umowa spoteczna uwzgledniajgca najwazniejsze reformy
w systemie ochrony zdrowia z zatozeniem, ze w ciggu 5 lat nastgpi zwiekszenie dostepnosci srodkéw
finansowych, organizacyjnych i infrastrukturalnych w tym obszarze. Stronami umowy powinny byc¢
wszystkie znaczace sity polityczne, a jej sens powinien polega¢ na kontynuacji najwazniejszych zmian
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przez kolejne rzady. Konieczne jest tez uwzglednienie aspektéw zdrowotnych w procesie tworzenia
i uchwalania prawa. Musimy nauczy¢ sie dostrzegania konsekwencji wprowadzanych regulacji takze
pod katem ich wptywu na zdrowie obywateli, a nie tylko skutkéw budzetowych.

4. SKROCENIE CZASU OCZEKIWANIA NA REFUNDACJE LEKOW | REALIZACJE PROGRAMOW
LEKOWYCH, ZMNIEJSZAJACE W DtUZSZE) PERSPEKTYWIE OBCIAZENIE PUBLICZNYCH FINANSOW,
A CO NAJWAZNIEJSZE OSZCZEDZAJACE CIERPIENIA CHORYM I ICH BLISKIM

Wydatki na leki powinny rosng¢ wraz z wydatkami publicznymi na ochrone zdrowia i stanowi¢ co
najmniej 17% catego budzetu przeznaczonego na s$wiadczenia gwarantowane.  Procedura
refundacyjna powinna by¢ przejrzysta i odbywac sie tak sprawnie by zapewni¢ pacjentom mozliwie
najszybszy dostep do lekéw. Konieczne jest wprowadzenie szybkiej sciezki refundacyjnej dla terapii
stanowigcych jedyny ratunek w stanach bezposrednio zagrazajgcych zyciu i zapobiegajgcych
powaznym powiktaniom chordb przewlektych oraz okreslenie jakich terapii to dotyczy i wskazanie
kryteriow oraz zasady ich typowania. JesteSmy za automatyczng refundacjg danego leku w ciggu 6
miesiecy od uzyskania pozytywnej ocen AOTMIT i poszerzeniem wskazan refundacyjnych zgodnie
z ChPL produktu i aktualng wiedzg medyczng, przy jednoczesnym, szerszym wykorzystaniu
instrumentéw dzielenia ryzyka w korelacji z dowodami skutecznosci terapii. W gestii Ministra
Zdrowia powinna pozosta¢ kwestia ustalenia progu refundacji. Refundacjg powinny by¢ obejmowane
leki, ktérych miesieczny koszt stosowania, w typowej dawce przekraczatby 20 zt. W trosce o budzet
panstwa konieczne jest tworzenie rejestrow pacjentéw i dokonywanie oceny jakosci terapii
finansowanych ze srodkéw publicznych.

5. USTALENIE ZASADY, ZE CELEM JEST ZAPEWNIENIE WSZYSTKIM PRZEWLEKLE CHORYM TAKIEGO
POZIOMU LECZENIA, BY MIELI MOZLIWOSC JAK NAJDLUZEJ POZOSTAWAC NA RYNKU PRACY
JesteSmy za wprowadzeniem ustawowego wymogu uwzgledniania kosztéw posrednich i spotecznych
zwigzanych z decyzjami refundacyjnymi dla wskazanej przez ekspertdw grupy chordb przewlektych
i powszechnych, w tym chordb rzadkich i ultrarzadkich. Wprowadzenie analizy kosztéw posrednich
pozwoli przeznaczy¢ $rodki publiczne na terapie, ktdore przynoszg najlepsze efekty zdrowotne
i pomagajg redukowac koszty posrednie, co w dtuzszej perspektywie poprawi kondycje zdrowotng
Polakéw i bedzie miato pozytywny wptyw na budzet panistwa.

6. RACJONALNE OKRESLENIE ZAWARTOSCI KOSZYKA SWIADCZEN GWARANTOWANYCH
W SYSTEMIE OCHRONY ZDROWIA, PRZEPROWADZONE W OPARCIU O AKTUALNA WIEDZE
MEDYCZNA | DOKEADNE ROZPOZNANIE POTRZEB POLSKIEGO SPOLECZENSTWA

Zasada kazdego ubezpieczenia jest precyzyjne okreslenie zakresu: szkdd, dziatan i rekompensat
pokrywanego przez firme ubezpieczajagcg. Taka sama zasada powinna dotyczy¢ dziatan
podejmowanych przez NFZ. Przy okreSleniu zawartosci koszyka s$wiadczen gwarantowanych
proponujemy przyjecie zasady finansowania $wiadczen diagnostycznych i terapeutycznych
z nastepujacych obszaréw medycyny: ostre stany zagrazajace zyciu, drogie procedury szpitalne,
diagnostyka i leczenie chordb przewlektych. System powinien gwarantowaé rowny dostep do
Swiadczen zdrowotnych zgodnych z aktualng wiedzg medyczng i adekwatnych do stanu zdrowia
pacjenta.

7. WPROWADZENIE ZASADY ROWNOSCI PODMIOTOW LECZNICZYCH WOBEC PLATNIKA — NFZ
NFZ powinien finansowaé okreslone procedury wszedzie tam, gdzie s3 one wykonywane, bez
wzgledu na rodzaj placowki leczniczej. Jedynym warunkiem podpisania umowy z NFZ powinno by¢
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zweryfikowane spetnianie przez placowke okreslonych wymogow jakosci, umozliwiajgcych realizacje
konkretnej procedury i zapewnienie kontynuacji leczenia, nie zas wygranie procedury konkursowe;j.
Pozwolitoby to na faktyczny przeptyw pieniedzy ,za pacjentem”.

8. UMOZLIWIENIE POZABUDZETOWEGO DOPLYWU SRODKOW FINANSOWYCH NA OCHRONE
ZDROWIA | ZROWNANIE WYSOKOSCI SKEADEK ZDROWOTNYCH WSZYSTKICH GRUP SPOLECZNYCH
Najpilniejsze zadania w tym zakresie to wprowadzenie:

e zasady powszechnego (tj. obejmujgcego wszystkich obywateli w wieku 18-62 lata) optacania
sktadki na ubezpieczenie zdrowotne, co zwiekszajac liczebnos¢ owej grupy mogtoby nawet
pozwoli¢ na obnizenie sktadki.

e mozliwosci finansowania przez obywateli szerszego poziomu ustug poprzez umozliwienie
optacania via ZUS lub niepubliczne formy ubezpieczeniowe wyzszych sktadek ubezpieczenia
zdrowotnego (sktadki premium), co radykalnie zwiekszytoby strumien srodkéw kierowanych
do placowek lecznictwa publicznego.

e reguty, ze sktadka publicznego ubezpieczenia zdrowotnego uzalezniona bedzie od
indywidualnego, podejmowanego przez nas samych poziomu ryzyka chorobowego (palenie
tytoniu, nadwaga...).

Alternatywne rozwigzanie to wprowadzenie ubezpieczen komplementarnych na zasadach
solidaryzmu spotecznego.

9. POWOLANIE FUNDUSZU WALKI Z RAKIEM

W zwigzku z faktem, iz choroby nowotworowe stanowig jedno z najwiekszych zagrozen
cywilizacyjnych oraz wobec ogromnego postepu jaki dokonuje sie w ich diagnostyce i terapii
niezbedne jest zapewnienie odpowiedniego finansowania stosowanych tu procedur. Szczegdling
wage nalezy przyktada¢ do profilaktyki nowotworéw, ktérych czynniki sprawcze zostaty dobrze
poznane, a dzieki wczesnemu wykryciu mogg by¢ skutecznie eliminowane; np. wdrozenie badan
przesiewowych w kierunku zakazen HCV, ktérych dostepne juz w Polsce, skuteczne leczenie
zapobiega rakowi watroby. Proponujemy, wzorem rozwigzan brytyjskich skupienie sie na podobnych
dziataniach i powofanie na 10 lat Funduszu Walki z Rakiem zasilanego przez panstwo z akcyzy na
papierosy i alkohol, ktéra powinna wzrosngc¢ oraz z kar naktadanych na przemytnikéw i nielegalnych
producentéw papieroséw i alkoholu. Wsparciem Funduszu mogtaby by¢ rdéwniez nadwyzka
finansowa uzyskana z polisy dobrowolnych ubezpieczerr komplementarnych.

10. POWOLANIE FUNDUSZU NA RZECZ CHOROB RZADKICH | ULTRARZADKICH

Uwazamy, ze we wspotczesnym spoteczenstwie wyznajgcym zasady solidaryzmu, pacjentowi, ktérego
spotkato wyjatkowe nieszczescie w postaci diagnozy rzadkiego schorzenia winni jestesmy realng
pomoc w dostepie do najskuteczniejszych metod diagnostyki, terapii i rehabilitacji. Wsparcie
Funduszu powinno odbywac sie na zasadach takich, jak w przypadku Funduszu Walki z Rakiem.

11. SYSTEMOWE WSPARCIE DLA OSOB UCZESTNICZACYCH W PROGRAMIE WALKI Z OTYLOSCIA
| NADWAGA — ,,MOTYWACJA+”

Schorzenia te stajg sie coraz powazniejszym zagrozeniem cywilizacyjnym w panstwach
wysokorozwinietych. Proponujemy zatem wprowadzenie finansowych form zachety do walki
z otytoscig dla oséb decydujgcych sie na kuracje odchudzajaca wedtug zasad okreslonych przez
AOTMIT i realizowanych w POZ; w tym mozliwos¢ zmniejszenia sktadki zdrowotnej.
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12. PROPAGOWANIE WIEDZY NA TEMAT SKUTECZNEGO ZAPOBIEGANIA CHOROBOM
CYWILIZACYINYM (SERCOWO-NACZYNIOWYM, ONKOLOGICZNYM, METABOLICZNYM)
I PREMIOWANIE PRZESTRZEGANIA ZASADY WSPOLODOWIEDZIALNOSCI KAZDEGO Z NAS ZA
WLASNE ZDROWIE

Fundamentem promocji zdrowia powinno by¢ wprowadzenie do szkét przedmiotu pod nazwa
,Podstawy zdrowego zycia” bedacego elementem Krajowego Programu Promocji Zdrowia
realizowanego we wspétpracy Rzadu z Kosciotem . Aktywny udziat w programie i poprawa
parametréw zdrowotnych powinny by¢ premiowane zmniejszeniem obcigzen podatkowych,
zmniejszeniem sktadki zdrowotnej lub utatwieniem w dostepie do okreslonych $wiadczen opieki
zdrowotnej. Realizacje Tezy 11 i 12 wspieratoby opodatkowanie zywnosci o wysokiej gestosci
kalorycznej (duzo kalorii w matej objetosci) i zakaz reklamy takich produktéw, a takze powszechne
wprowadzenie zasady informowania o kalorycznosci produktéw i positkow.

13. POSTAWIENIE NA POZ | STWORZENIE PROGRAMU WSPARCIA OPIEKI SRODOWISKOWE)
Koordynacja opieki na poziomie POZ i AOS jest gwarancjg efektywnosci catego systemu ochrony
zdrowia. Nowy program wsparcia opieki Srodowiskowej powinien koncentrowaé sie na rozwoju
opieki geriatrycznej, kardiologicznej i rehabilitacyjnej. Wymaga to intensywnego rozwoju w kazdej
gminie pielegniarstwa srodowiskowego i placéwek dziennego pobytu dla senioréw oraz oséb ze
znacznym uposledzeniem funkcji poznawczych czy motorycznych. W ramach koordynacji opieki
w POZ i wsparcia opieki srodowiskowej postulujemy aktywizacje programu wolontariatu szkolnego
skierowanego do osdb potrzebujacych pomocy.

14. POWOLANIE EUROPEJSKIEJ UNII ZDROWIA

Przygotowanie z inicjatywy polskiego rzadu, zatozen wspdlnego dziatania na rzecz ZDROWIA na
poziomie unijnym w oparciu o dos$wiadczenia takich rozwigzan jak Europejska Unia Energetyczna.
Zatozenia EUZ powinny stac¢ sie czescig polskiej strategii budowania koalicji wewnatrz wspdlnoty.
Jeden z postulatow to stworzenie europejskiej solidarnosciowej listy lekow dla catego obszaru UE,
poczynajgc od lekéw sierocych i stopniowo —wszystkich innych, réwnajac do najpetniejszych list
w najbogatszych krajach wspdlnoty. Celem tego przedsiewziecia, w ktérym powinny partycypowac
wszystkie kraje cztonkowskie bedzie zréwnanie poziomu dostepu do nowoczesnej diagnostyki oraz
lekéw refundowanych na catym terenie UE a takze wspdlna strategia dawania odporu ruchom anty-
szczepionkowym.

15. UTRZYMANIE ZASADY OBOWIAZKOWOSCI SZCZEPIEN OCHRONNYCH W POLSCE
Obowigzkowe szczepienia, stanowigc ochrone indywidualng oraz sSrodowiskowa, sg jednymi
z najwazniejszych elementéw zdrowia wspdlnotowego i wyrazem solidaryzmu spotecznego. Nalezy
zdecydowanie:
e zwiekszy¢ wiedze spoteczng na temat szczepien,
o nasilic wszelkie formy przeciwdziatania PafAstwa przejawom deprecjonowania ich roli -
konsekwentnie walczy¢ z fatszujgcymi prawde mitami,
e zapewni¢ mozliwie najskuteczniejszg ochrone osobom z medycznymi przeciwskazaniami do
szczepien
e zapewni¢ wzrost wyszczepialnosci oséb dorostych.

16. PROMOCIA POLSKI PRZEZ ZDROWIE
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Dotychczasowe doswiadczenia projektow z zakresu zdrowia promujgcych Polske wskazujg na duzg
efektywno$¢ tego typu dziatan, szczegdlnie w panstwach biedniejszych (Afryka, Azja Srodkowa).
Proponujemy, by w ramach promocji Polski za granica, jako staty element, oprdcz dziatan w zakresie
kultury i nauki, wtaczy¢ dziatania prozdrowotne promujace polskie przedsiewziecia w dziedzinie
medycyny (leczenie stuchu, kardiologia, ksztatcenie pielegniarek, itp.).

7. Siedem Zasad Doktora Janusza Medera - jak zadbaé o wzajemne
dobre relacje z pacjentem

,»Tym, co petnig misje lekarskq, niosq ulge w chorobie i cierpieniu — dedykuje kilka mysli ku rozwadze”.
Dr Janusz Meder (1980)

1. Powitaj pacjenta — podaj mu reke na przywitanie.

2. Skup, cho¢ kilka minut, tylko na nim swojg uwage — dajgc do zrozumienia, ze w tym czasie
on jest najwazniejszy dla ciebie i zbierz wywiad lekarski w sposéb zwiezty i taktowny,
komunikujgc sie jezykiem zrozumiatym dla swojego rozmoéwcy i dochowujac tajemnicy lekarskiej
oraz innych praw pacjenta.

3. Popro$ pacjenta o rozebranie sie z zachowaniem jego prawa do wolnosci, godnosci
i intymnosci, a nastepnie, majac jego przyzwolenie, doktadnie zbadaj jego ciato w catosci.

4. Na kazdym etapie diagnozy i leczenia wyobrazaj sobie, ze to ty jestes na miejscu pacjenta
i pomysl, czy chciatbys by¢ tak samo traktowany.

5. Zwazaj na kazde wypowiadane do pacjenta stowa i nigdy nie odbieraj mu nadziei, majgc przede
wszystkim pokore do wtasnej wiedzy niezaleznie od stopnia swoich kwalifikacji, zajmowanego
stanowiska czy tez posiadanego tytutu naukowego.

6. Petnigc swojg niefatwg misje lekarska, badZ cierpliwy, nie zapominaj o dobrych i cieptych
stowach, nie obrazaj sie i nie gniewaj na pacjenta, a swojg postawg i dziataniem zaswiadczaj
0 zbieznosci swoich celéw z celami pacjenta stosownie do jego potrzeb, oczekiwan i zyczen oraz
zgodnie z jego wolg, swiatopogladem i filozofig zycia.

7. Traktuj zawsze pacjenta podmiotowo w sposdb holistyczny, nie oddzielajac jego czesci fizycznej
od psychicznej i duchowej, bowiem stanowig one jedng nierozerwalng catosé.

Raport powstat dzieki wsparciu partnerow:
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