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Wyzwania zdrowia - poczucie bezpieczenstwa
Perspektywa 2022/2023

16 grudnia 2022, godz. 10.00 — 14.20, tryb hybrydowy
Patac Staszica, Sala Okragtego Stotu, ul. Nowy Swiat 72 w Warszawie

W czasach pandemii COVID-19 i wojny w Ukrainie mamy do czynienia z zachwianiem poczucia
bezpieczenstwa zdrowotnego spoteczeristwa Unii Europejskiej — w tym Polski. Wyzwania zdrowia powinny
by¢ traktowane priorytetowo we wszystkich aspektach funkcjonowania wspdlnoty i poszczegdlnych krajéw.
Unia Europejska uzupetnia krajowe polityki zdrowotne, wspierajgc wtadze lokalne w krajach UE w osigganiu
wspdlnych celdw, tgczeniu zasobdéw i stawianiu czota wspélnym wyzwaniom. Oprdécz tworzenia
ogoblnounijnych przepiséow i norm dotyczacych produktéw i ustug zdrowotnych Unia udostepnia réwniez
srodki finansowe na projekty w dziedzinie zdrowia w catej UE. Polityka zdrowotna UE ktadzie przede
wszystkim nacisk na ochrone i poprawe zdrowia, zapewnienie wszystkim Europejczykom réwnego dostepu
do nowoczesnej i skutecznej opieki zdrowotnej oraz koordynacje reagowania na wszelkie powazine
zagrozenia dla zdrowia, dotyczace wiecej niz jednego kraju UE. Zapobieganie chorobom i ich zwalcznie sg
waznymi elementami unijnej polityki w dziedzinie zdrowia publicznego. Profilaktyka choréb obejmuje wiele
obszaréw dziatania, takich jak szczepienia, zwalczanie opornosci na srodki przeciwdrobnoustrojowe, walka
z rakiem i odpowiedzialne znakowanie srodkédw spozywczych. Dziatania rzagdéw krajowych w obszarze
zdrowia sg wspierane przez dwie specjalne agencje. Europejskie Centrum ds. Zapobiegania i Kontroli
Chordéb ocenia i monitoruje pojawiajace sie zagrozenia chorobami w celu skoordynowanego reagowania na
nie. Natomiast Europejska Agencja Lekdw zarzadza naukowa oceng jakosci, bezpieczenstwa i skutecznosci
wszystkich produktéw leczniczych w UE. Dlatego tez w 2020 r. powstata idea Europejskiej Unii Zdrowotnej,
w ramach ktérej 27 panstw bedzie ze sobg wspdtpracowaé w celu wykrywania zagrozen oraz wspdlnego
przygotowywania sie i reagowania na nie. Program UE dla zdrowia na lata 2021-2027 — wizja zdrowszej Unii
Europejskiej powstat w odpowiedzi na pandemie COVID-19, w celu zwiekszenia gotowosci na sytuacje
kryzysowe w UE. Pandemia uwypuklita niedoskonatosci krajowych systeméw opieki zdrowotnej. Program
UE dla zdrowia ma poméc w dtugoterminowych wyzwaniach w dziedzinie zdrowia przez budowanie
silniejszych, odporniejszych i bardziej dostepnych systemdéw opieki zdrowotnej. Zdrowie jest inwestycja, a
Program UE dla zdrowia, dysponujgcy budzetem w wysokosci 5,3 mld euro na lata 2021-2027, jest
bezprecedensowym wsparciem finansowym UE w tej dziedzinie. Program UE dla zdrowia to jasny sygnat,
ze zdrowie publiczne jest priorytetem UE. Program ten jest jednym z gtdwnych instrumentéw na drodze do
powstania Europejskiej Unii Zdrowotnej, ustanowiony w rozporzadzeniu (UE) 2021/522, wnosi unijng



wartosé dodang i uzupetnia polityki panstw cztonkowskich, jesli chodzi o realizacje czterech celéw ogdlnych
odpowiadajgcych zatozeniom programu i dziesieciu celéw szczegétowych w poszczegdlnych obszarach
interwencji. Te cele to: poprawa i wspieranie zdrowia (promocja zdrowia i profilaktyka chordb, zwtaszcza
nowotworéw oraz miedzynarodowe inicjatywy w dziedzinie zdrowia i wspdtpraca miedzynarodowa),
ochrona ludzi (zapobieganie, gotowos¢ i reagowanie na transgraniczne zagrozenia dla zdrowia,
uzupetnianie krajowych zapaséw podstawowych produktéw niezbednych w sytuacji kryzysowe;j,
utworzenie rezerwy personelu: medycznego, opieki zdrowotnej, pomocniczego), dostep do produktéw
leczniczych, wyrobéw medycznych i produktéw niezbednych w sytuacji kryzysowej (zapewnienie
dostepnosci i przystepnosci cenowej produktéw) oraz udoskonalenie systemdédw ochrony zdrowia
(ulepszenie danych dotyczacych zdrowia, narzedzi i ustug cyfrowych, transformacja cyfrowa opieki
zdrowotnej, poprawa dostepu do opieki zdrowotnej, opracowywanie i wdrazanie przepisow UE w dziedzinie
zdrowia oraz podejmowanie decyzji w oparciu o dowody zintegrowane dziatania krajowych systeméw
opieki zdrowotnej).

Wg raportu ,Health at a Glance. Europe 2022” w Polsce, w 2021 roku oczekiwana dtugos¢ zycia wyniosta
75,6 lat, czyli o 2,4 lat mniej niz w 2019 roku. W latach 2010-2019 oczekiwana dtugos¢ zycia w chwili
narodzin wydtuzata sie — srednio dla panstw UE o 1,5 roku, a w Polsce — 1,6 roku. Oczekiwana dtugos¢ zycia
Polakéw wyniosta 72,5 lat (w tym 12,2 lat zycia z chorobg), a dla Polek 80,7 lat (w tym 16,4 lat zycia z
chorobg). Srednia europejska oczekiwana dtugosé zycia dla mezczyzn wyniosta 77,5 lat (w tym 14 lat zycia
z chorobg), a dla kobiet 83,2 lat (w tym 18,7 lat zycia z chorobg). Kobiety we wszystkich panstwach UE zyjg
dtuzej od mezczyzn, jednak w Polsce jest najwieksza rdznica na niekorzy$¢ mezczyzn. W Polsce 56 proc.
populacji w wieku 65 i wiecej lat miato minimum dwie choroby przewlekte. Stanowi to drugi najgorszy wynik
wsrdad panstw UE, a przy tym polscy mezczyzni byli najbardziej obcigzeni chorobami w Europie, Polki
natomiast zajety drugie miejsce wsrdd Europejek. Dodatkowo 27 proc. mieszkancéw panstw UE (czesciej
kobiety) w tym wieku zgtaszato przynajmniej jedng dolegliwos¢, ktéra ogranicza mozliwos$é wykonywania
codziennych czynnosci i zmusza do korzystania z pomocy innych. Rowniez i tutaj oprécz ptci wazny byt status
ekonomiczny oséb: ankietowani o nizszych dochodach czesciej doswiadczali trudnosci z codziennymi
czynnos$ciami. W Polsce ograniczenia w codziennych czynnosciach zgtosito 30 proc. ankietowanych.

Pandemia wywarta ogromny wptyw na zycie ludzi w Europie i na catym sSwiecie. Doprowadzita do
zmniejszenia sredniej dfugosci zycia w UE o ponad rok w 2021 r. w poréwnaniu z poziomem sprzed
pandemii, co stanowi najwiekszy spadek odnotowany w wiekszosci paristw UE od czasu Il wojny $wiatowej.
Do konca pazdziernika 2022 r. w 27 panstwach UE odnotowano ponad 1,1 min zgondw zwigzanych z
COVID-19. Liczby te sg jednak zanizone, a statystyki dotyczgce nadmiernej smiertelnosci wskazujg na
to, ze 300 tys. oséb zmarto bezposrednio lub posrednio w wyniku pandemii. Ponad 90 proc. zgondéw
zwigzanych z COVID-19 miato miejsce wsrdd oséb w wieku powyzej 60 lat. Wptyw COVID-19 na Smiertelnosc
byt najnizszy w krajach nordyckich (Islandia, Norwegia, Dania i Finlandia), a najwyzszy w krajach Europy
Srodkowej i Wschodniej (Butgaria, Wegry, Chorwacja, Czechy, Stowenia, totwa i Rumunia). W Europie
COVID-19 odpowiadat za 8 proc. zgonéw w 2020 roku i 10 proc. zgonéw w 2021 roku. Wedtug danych
Ministerstwa Zdrowia od dnia 3 marca 2020 r. do dnia 12 grudnia 2022 r., na COVID-19 zachorowato 6 357
700 i zmarto 118 382 Polakdéw. Zwiekszong liczbe zgondw w czasie pandemii stanowig nie tylko zmarli w
wyniku przebiegu COVID-19, lecz takze chorzy na inne choroby, ktérzy byli zdiagnozowani zbyt pézno i mieli
ograniczony dostep do systemu ochrony zdrowia — szczegdlnie w zakresie chordb uktadu krazenia i choréb
nowotworowych. Wirus SARS-CoV-2 posrednio przyczynit sie takze do 200 tys. nadmiarowych zgonéw
spowodowanych ograniczonym dostepem do opieki zdrowotnej. Najwyzszy wsrdd oséb cierpigcych na
choroby uktadu krazenia - 16,69%, cukrzyce - 15,88%, choroby: neurologiczne - 14,63%, uktadu
trawiennego - 13,54%, psychiatryczne - 12,69%, ptuc - 10,33% oraz nowotwory - 4,7%. Szybkie



wprowadzenie szczepionek w istotny sposdb przyczynito sie do zarzadzania pandemia: szacuje sie, ze
szczepienia zapobiegty ponad 250 tys. zgondw w catej UE dopiero w 2021 r., chociaz wskazniki szczepien
wsrdd grup szczegdlnie wrazliwych utrzymywaty sie na do$é niskim poziomie w niektérych paninstwach. Wg
danych Ministerstwa Zdrowia na 12 grudnia 2022 r. zostato wykonanych 57 708 960 szczepien przeciwko
COVID-19 w Polsce. Pierwszg dawke szczepienia przyjeto 22 832 951 osdb, a drugg 19 750 269. Liczba w
petni zaszczepionych wynosi 22 606 368 osdb, z czego dawke przypominajaca przyjeto 14 933 139 oséb. Wg
ECDC petne szczepienie ma 59,8% Polakdéw vs. 72,8% EU, przypominajgce pierwszym boosterem wykonato
33% populacji Polski vs. 54,5% populacji EU, a przypominajace drugim boosterem wykonato 7% populacji
Polski vs. 12% populacji EU. Szybki rozwdj telekonsultacji na poczgtku 2020 r. pomégt utrzymac dostep do
opieki zdrowotnej, w szczegdlnosci w przypadku pacjentéw cierpigcych na choroby przewlekte. W Polsce
wprowadzono e-recepte, e-zlecenie, e-konsultacje oraz e-zwolnienie. Jednym z wnioskow wyciggnietych z
pandemii jest to, ze kluczowe znaczenie ma maksymalizacja zdrowia ludzi i minimalizacja ich narazenia na
czynniki ryzyka przed kryzysem. Otytos¢ i schorzenia przewlekte, takie jak cukrzyca i problemy z uktadem
oddechowym, byty waznymi czynnikami ryzyka powainych powiktan i zgonéw z powodu COVID-19.
Zapobieganie behawioralnym i sSrodowiskowym czynnikom ryzyka moze w duzym stopniu przyczynié sie do
poprawy zdrowia ludzi i ograniczenia czestotliwosci wystepowania chordb przewlektych i zgondw.

W zakresie choréb uktadu sercowo-naczyniowego wprowadzany jest Narodowy Program Choréb Uktadu
Krazenia na lata 2020-2030, realizowany jest program KOS-Zawat, pilotaz trombektomii mechanicznej w
leczeniu udaréw modzgu, a w ostatnich dniach zadecydowano o refundacji telemonitoringu urzadzen
wszczepialnych. Celem ograniczenia liczby zgonéw i wydtuzenia przezywalnosci realizowana jest Narodowa
Strategia Onkologiczna oraz pilotaz Krajowej Sieci Onkologicznej. W zakresie choréb rzadkich wprowadzany
jest w zycie Plan dla Chordb Rzadkich. Decyzje Ministra Zdrowia w ostatnich paru latach znaczgco poprawity
dostep refundacyjny chorych na choroby rzadkie do skutecznego leczenia. Pacjenci m.in. z chorobg
Fabry’ego, rdzeniowym zanikiem miesni, nowotworami krwi, akromegalig, chorobg Wilsona, hemofilig A i
B u dzieci oraz innymi chorobami otrzymali refundacje nowych lekéw. Wg danych Ministra Zdrowia w 2021
r. refundacjg objeto 68 nowych czgsteczko-wskazan, w tym 29 w chorobach rzadkich, a w 2022 r. refundacjg
objeto 115 nowych czasteczko-wskazan, w tym 37 w chorobach rzadkich, a 40 w terapii nowotworéw. Na
realizacje Planu dla Choréb Rzadkich przeznaczono ok. 130 min zt. Ukonstytuowata sie Rada ds. Chordb
Rzadkich. Jednoczesnie wielkie nadzieje chorzy na choroby rzadkie wigzg z Funduszem Medycznym, na
ktory rocznie alokowane jest 4,2 mld zt, w tym na refundacje lekdw w chorobach rzadkich i onkologicznych
720 min zt. W ramach Funduszu Medycznego chorzy na choroby rzadkie mogg mie¢ refundowane terapie
w ramach wykazu lekéw o wysokim stopniu innowacyjnosci (TLI) oraz wykazu lekéw o wysokiej wartosci
klinicznej (TLK). Wykazy tych technologii opracowuje Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji,
a zatwierdza Minister Zdrowia. Na docenienie zastuguje fakt, ze w sktad Rady Funduszu Medycznego zostali
powotani obok klinicystéw i urzednikéw przedstawiciele dwdch organizacji pacjentéw chorujacych na
choroby rzadkie.

Krytycznym zasobem w polskim systemie ochrony zdrowia sg kadry medyczne i pomocnicze (asystentki
medyczne, koordynatory opieki, koderzy, itp.). Od lat notowany jest niedobér kadr medycznych i brak kadr
pomocniczych. Wg GUS w 2020 r. liczba lekarzy pracujacych bezposrednio z pacjentem wyniosta 126 064
osoby, lekarzy dentystéw — 33 772, pielegniarek — 210923 i potoznych — 27 629. Wsréd lekarzy
uprawnionych do wykonywania zawodu w latach 2019 - 2020 przecietny wiek mezczyzn wynosit niecate 53
lata, a kobiet 52 lata. Dominujacg grupe — powyzej 21% — stanowity osoby w wieku 50 - 59 lat. Dominacja
0s6b z tej grupy wieku byfta wieksza wsrdd mezczyzn niz wsrdd kobiet lekarzy. Wsrdd pielegniarek
uprawnionych do wykonywania zawodu w latach 2019 - 2020 przecietny wiek kobiet wynosit okoto 52 lat,
a mezczyzn powyzej 41 lat. Dominujgcg grupe, prawie 1/3 ogdtu, stanowity osoby w wieku 50 - 59 lat.



Bardzo wazny jest wzrost finansowania publicznego systemu ochrony zdrowia. Wg deklaracji rzedu w 2023
r. na ochrone zdrowia przeznaczone zostanie ok. 160 mld zt, co odpowiada ok. 6% Produktu Krajowego
Brutto (PKB). Srednia dla Unii Europejskiej wynosi jednak ok. 9% PKB. Bedzie to podwojenie wydatkdw
publicznych w poréwnaniu do 2016 r. (80 mld zt). Wg GUS wydatki biezgce ogétem (publiczne i prywatne)
na ochrone zdrowia w 2021 r. wyniosty 172,9 mld zt (stanowity 6,6% PKB) i byty wyzsze niz w 2020 r. o okoto
21 mld (w odniesieniu do danych wstepnych za 2020 r., ktére wyniosty 151,9 mld zt). Wzrost wydatkéow o
ok. 14% zaobserwowano zaréwno w przypadku wydatkéw publicznych, jak i wydatkéw prywatnych.
Wydatki publiczne stanowity 72,3% wydatkéw biezgcych na ochrone zdrowia (w roku 2019 -71,8%) w tym:
schematy sektora instytucji rzgdowych i samorzagdowych — 9,8% (w roku 2019 — 9,9%), schematy
obowigzkowych ubezpieczen zdrowotnych oparte na sktadkach - 62,4% (w roku 2019 — 61,8%), wydatki
prywatne stanowity —27,7% (w roku 2019 — 28,2%), a w tym bezposrednie wydatki gospodarstw domowych
—19,5% wszystkich wydatkow biezgcych na ochrone zdrowia (w roku 2019 —20,1%). W obrebie klasyfikacji
funkcji ochrony zdrowia (ICHA-HC), strumien wydatkéw biezgcych na ochrone zdrowia w 2020 r. obejmowat
m.in.: ustugilecznicze —58% (w roku 2019 —58,9%) w tym: leczenie szpitalne —30,9% (w roku 2019 —32,3%),
leczenie ambulatoryjne — 24,8% (w roku 2019 — 24,7%), artykuty medyczne, m.in. leki —21,7% (w roku 2019
—-21,8%), dtugoterminowg opieke zdrowotng —8,3% (w roku 2019 — 6,7%) oraz ustugi rehabilitacyjne —4,2%
(w roku 2019 — 4,5%). W przypadku swiadczeniodawcéw (klasyfikacja HP), najwiekszy strumien srodkéw z
tytutu poniesionych wydatkéw w 2020 r., trafit m.in. do: szpitali — 40,4% kwoty wydatkéw biezacych na
ochrone zdrowia (w roku 2019 — 41,7%), w tym do szpitali ogdélnych — 30,5% (w roku 2019 — 31,2%),
placéwek ambulatoryjnej opieki zdrowotnej — 25,8% (w roku 2019 — 24,9%), sprzedawcéw detalicznych i
innych dostawcéw débr medycznych —21,3% (w roku 2019 — 21,4%), w tym w wiekszosci do aptek, ktérym
przekazano ponad 18,6% ogdtu srodkdéw (w roku 2019 — 19,1%).

Ponizej opisano przyktadowe problemy zdrowotne z zakresu bezpieczeristwa zdrowotnego pacjenta.
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Onkologia

Irynotekan liposomowy w terapii raka trzustki

Rak trzustki w Polsce jest przyczyng 3% wszystkich diagnoz onkologicznych. Zajmuje 10. pozycje pod
wzgledem zachorowalnosci — rocznie raka trzustki rozpoznaje sie u okoto 4 000 chorych,
z tego az u ponad 80% w momencie rozpoznania wystepujg juz przerzuty. Pod wzgledem przyczyn zgondéw
z powodu chordb nowotworowych rak trzustki zajmuje 6. pozycje. Jest jednym z najgorzej rokujacych
nowotworéw — szanse na 5-letnie przezycie ma zaledwie ok 5% pacjentdéw, a rok od postawienia diagnozy
przezywa zaledwie 25 proc. chorych. W krajach UE np. w UK przezywalnos$¢ utrzymuje sie na statym
poziomie od lat 70. ubiegtego wieku, a 10-letnia przezywalnos$¢ wynosi 1%. Tylko ok. 20% przypadkdéw RT
jest operacyjnych/potencjalnie operacyjnych. W takich przypadkach wskazana jest terapia adjuwantowa w
oparciu o gemcytabine, ktéra wykazata skutecznos¢ kliniczng w badaniach Conco001 oraz ESPAC-3.(DFS —
13,4 mies., OS — 22,8 mies.). Ogromny postep w zakresie terapii i rokowan w niektérych rakach (np. w raku
piersi czy prostaty), nie poprawit rokowan dla pacjentow z rakiem trzustki, pozostaje on wcigz w czotéwce
rakdbw o najgorszym rokowaniu. To sprawia, ze rak trzustki jest nowotworem o niezaspokojonych
potrzebach medycznych. Fatalne rokowanie w raku trzustki zwigzane jest z budowg guza nowotworu, ktdra
jest odmienna od pozostatych rakéw: w guzie dominuje podscielisko facznotkankowe, jest on stabo
unaczyniony, co ogranicza penetracje lekéw do guza, wewnatrz guza jest mato komodrek
immunokompetentnych, ktére sg punktem uchwytu dla lekéw immunoonkologicznych . Nowotwor ten jest
mato wrazliwy na terapie celowane. W raku trzustki najwieksze innowacje dotyczg form podawania
chemioterapii, a nie wprowadzenia nowych lekéw - lekarze majg bardzo ograniczone mozliwosci
terapeutyczne w tej chorobie. Poza standardowg chemioterapig, mozliwosci leczenia w tym przypadku
WCigZ pozostajg ograniczone. Na swiecie dostepne sg opcje terapii celowanej, takie jak inhibitory TRK dla
pacjentéw z fuzjg NTRK. Dodatkowo, immunoterapia moze by¢ opcjg dla waskiego grona pacjentéw z
chorobg o wysokiej niestabilnosci mikrosatelitarnej. Pacjenci z mutacjami germinalnymi BRCA mogg by¢
kwalifikowani do leczenia inhibitorami PARP. Tylko okoto 5% pacjentdéw z rakiem trzustki kwalifikuje sie do
tych ukierunkowanych terapii. Pozostate 95% pacjentéw ma wcigz bardzo ograniczone mozliwosci leczenia;
mimo wielu przeprowadzonych préb klinicznych nie udato sie wykazac¢ efektywnosci kolejnych molekut.

Jedyng nowa opcja terapeutyczna, ktéra wykazata sie skutecznoscig i bezpieczernstwem i zostata
zarejestrowana przez FDA i EMA jest lek irynotekan liposomowy, ktéry blokuje enzym zwany topoizomerazg
I. Poprzez blokowanie tego enzymu komérki nowotworowe nie moga sie rozmnazac i w koricu umierajg. W
preparacie irynotekan liposomowy jest zawarty w malenkich czgsteczkach ttuszczu zwanych "liposomami".
Liposomy gromadzg sie wybidrczo w obrebie raka trzustki i nastepnie powoli uwalniajg lek, dzieki czemu
moze on dziata¢ dtuzej w obrebie guza. Irynotekan liposomowy jest stosowany w Il linii leczenia i jest
rekomendowany przez miedzynarodowe wytyczne: ESMO, NCCN, ASCO. Zarejestrowane wskazanie to
leczenie gruczolakoraka trzustki z przerzutami, w potgczeniu z 5-fluorouracylem (5-FU) i leukoworyng (LV),
u dorostych pacjentédw z progresjg choroby po terapii opartej na gemcytabinie. Standardem terapii postaci
przerzutowej raka trzustki w 1 linii u pacjentéw PS 0-1, wedtug wytycznych ESMO oraz NCCN jest
polichemioterapia FOLFIRINOX lub nab-paklitaxel w potgczeniu z gemcytabing. Obie opcje terapeutyczne
uznane s3 jako réwnoznaczne pod wzgledem skutecznosci. Irynotekan liposomowy jest pierwszym i
jedynym lekiem zarejestrowanym dla dorostych pacjentéw z przerzutowym rakiem trzustki, wykazujacych
progresje choroby po terapii opartej na gemcytabinie, ktérego skutecznos¢ w zakresie istotnego



przedtuzenia OS zostata wykazana w randomizowanej probie klinicznej (badanie NAPOLI-1). Badanie
NAPOLI-1 wykazato istotne statystycznie i znaczace klinicznie wydtuzenie OS o 45%(catkowita korzysé OS —
1,9 mies.; Irynotekan liposomowy+5FU+LV 6,1 mies. vs 4,2 mies. w ramieniu 5FU+LV). Zastosowanie terapii
opartej na irynotekanie liposomowym pozwolito pacjentom na wydtuzenie OS 0 45% (vs grupa 5FU+LV). Po
12 miesigcach terapii nadal zyto 26% pacjentdw stosujgcych terapie opartg na irynotekanie liposomowym
(vs 16% grupa poréwnywana). U pacjentéw, ktdrzy otrzymali min. 80% intensywnos¢ leczenia w ciggu
pierwszych 6 tygodni terapii zaobserwowano najwieksze korzysci — wydtuzenie mediany OS o 75% (3,8
mies.; 8,9 mies vs 5,1 mies.) vs. grupa poréwnywana. W analizie post hoc wykazano, ze w grupie pacjentéw
dobrego rokowania: z PS Karnofsky => 90; u pacjentow ponizej 65. roku zycia, z niskimi mianami Ca 19.9,
wskaznikiem limfocyty/neutrofile ponizej lub = 5 oraz bez przerzutéw do watroby OS wynidst ponad 1 rok.
Zamkniecie czgsteczki leku irynotekan liposomowy w nanoliposomie pozwala na wydtuzenie czasu
obecnosci i aktywnosci leku w obrebie guza nowotworowego oraz zwieksza konwersje do aktywnego
metabolitu SN-38 i wydtuza czas na jego ekspozycje. W oparciu o dane z badania Napoli-1: terapia lekiem
irynotekan liposomowy nie pogarsza jakosci zycia chorych. AEs podczas terapii majg przewidywalny
charakter, sg tatwe w wiekszosci przypadkéw do zarzgdzenia, poprzez leczenie objawowe lub dostosowanie
dawki terapii do stanu pacjenta.! Irynotekan liposomowy zostat zarejestrowany w Unii Europejskiej w dniu
14 pazdziernika 2016 r. i aktualnie jest refundowany w 17 krajach wspdlnoty.? Refundowane wskazanie to:
Leczenie gruczolakoraka trzustki z przerzutami, w potaczeniu z 5-fluorouracylem (5-FU) i leukoworyng (LV),
u dorostych pacjentdw z progresjg choroby po terapii opartej na gemcytabinie.?

Abemacyklib w leczeniu wczesnej postaci raka piersi

Rak piersi jest najczesciej wystepujgcym nowotworem ztosliwym u kobiet — wedtug KRN, stanowit 23%
wszystkich nowo rozpoznanych nowotwordéw w 2019 r. Stanowit on tez drugg przyczyne zgonéw z powodu
nowotworu zfosliwego, tuz po nowotworze ptuc. Rokowanie w raku piersi zalezy m.in. od stadium
zaawansowania nowotworu oraz konkretnego podtypu molekularnego. Najczesciej spotykany jest rak
hormonozalezny, diagnozowany we wczesnym stadium. Wczesny rak piersi oznacza taki etap choroby, w
ktdrym nie ma jeszcze przerzutow odlegtych. Celem terapii wczesnego raka piersi jest catkowite wyleczenie.
Zaawansowany rak piersi to choroba z przerzutami. Zaawansowany rak piersi nie moze by¢ catkowicie
wyleczony, celem terapeutycznym jest wydtuzenie przezycia pacjenta i utrzymanie go w jak najlepszej
jakosci zycia. Populacja pacjentéw z diagnozg wczesnego raka piersi nie jest jednorodna - zdarzajg sie w niej
rowniez pacjenci z bardziej rozwinietg chorobg — np. majacy przerzuty do licznych weztéw czy wiekszy
rozmiar guza. Czynniki te przyczyniajg sie do gorszego rokowania. Mimo wczesnego stadium, u tych
pacjentoéw choroba jest grozniejsza - w tej grupie pomimo dostepnego leczenia nawrdt choroby wystepuje
u nawet 30% oséb. Nawrdt wystepuje najczesciej w postaci przerzutéw odlegtych, co czyni chorobe
nieuleczalng. Mozemy z duzym prawdopodobienstwem okresli¢, czy u danego pacjenta wystepuje wysokie
ryzyko nawrotu choroby, korzystajgc z cech kliniczno-patologicznych takich jak m.in. podtyp molekularny
guza, liczba zajetych lokalnych weztéw chtonnych, stopien ztosliwosci guza czy wielko$¢ zmiany
nowotworowej i dzieki temu dostosowal terapie tak, aby jak najskuteczniej zredukowac¢ u niego
podwyzszone ryzyko wystgpienia nawrotu choroby. Rak piersi wigze sie z powaznymi konsekwencjami
zarowno dla chorego, jego rodziny, jak i spoteczno-ekonomicznymi. Z perspektywy pacjenta deficyt zdrowia
odbija sie na wszystkich aspektach jego zycia. W przypadku wczesnej postaci choroby, przebyte leczenie
moze pozostac jedynie epizodem zakorczonym trwatym wyleczeniem, powrotem do petnego zdrowia, rél
spotecznych, zdolnosci do pracy - petni normalnego funkcjonowania. W przypadku zaawansowanego raka
piersi jest to choroba nieuleczalna, wymagajaca dtugotrwatej farmakoterapii i monitorowania, mogaca tym
samym prowadzi¢ do wypadania z rél spotecznych, obnizenia jakosci zycia, cierpienia — wigzaca sie ze

1 https://journals.viamedica.pl/onkologia w_praktyce klin edu/article/download/66378/49509
2 https://ec.europa.eu/health/documents/community-register/html/h1130.htm
3 https://ec.europa.eu/health/documents/community-register/2016/20161014135718/anx 135718 pl.pdf
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znacznym obcigzeniem psychicznym chorego, wymagajgca wsparcia psychologicznego. Konsekwencje
spoteczne i ekonomiczne raka piersi sg znaczne, mimo ze rokowanie raka piersi na przestrzeni ostatnich lat
bardzo sie poprawito dzieki dostepowi do innowacyjnych terapii, ktére zmieniajg oblicze tej choroby.
Konsekwencje obejmujg zarowno koszty dla systemu ochrony zdrowia, jak i systemu ubezpieczen
spotecznych i catej gospodarki kraju — wynikajg z przedwczesnych zgonow, rent z tytutu niezdolnosci do
pracy, absenteizmu i prezenteizmu zaréwno samych chorych jak i ich opiekunéw. W tym kontekscie
kluczowe jest podkreslenie, ze im szybciej, na wczesniejszym etapie zdiagnozowana jest choroba, tym
wieksza szansa na catkowite wyleczenie pacjenta i tym samym unikniecie systemowych kosztow
wygenerowanych przez trwatg niezdolno$¢ do pracy, renty i straty spowodowane przedwczesnymi
zgonami.

Aktualnie w Polsce dla pacjentéw z rakiem piersi refundowanych jest w ramach programu lekowego wiele
czasteczek, jednak nie wszystkie podtypy raka majg aktualnie zapewnione optymalne leczenie - pacjenci z
najczestszg postacia raka — hormonozaleznym, wczesnym rakiem piersi HER2- nie majg aktualnie dostepu
do innowacyjnej terapii, a jedynie do niespecyficznej chemioterapii oraz hormonoterapii klasycznej. W
przypadku tego rodzaju raka, mimo ze wiekszos¢ pacjentéw dobrze reaguje na aktualnie dostepne leczenie,
istnieje szczegdlna populacja chorych, majacych wysokie ryzyko nawrotu choroby. Nawet u 30% pacjentéw
w ciggu pierwszych kilku lat od wdrozenia terapii wytwarza sie opornosc¢ na aktualnie dostepne leczenie,
skutkujgc nawrotem choroby w postaci przerzutéw odlegtych, ktdére nie sg uleczalne i prowadzg do
przedwczesnego zgonu. W zwigzku z tym, w tej szczegdlnie narazonej na nawrdt subpopulacji chorych z
wczesnym rakiem hormonozaleznym HER2-, istnieje niezaspokojona potrzeba wdrazania skutecznego
leczenia redukujgcego ryzyko nawrotu choroby. Dla tych wtasnie pacjentéw w ostatnim czasie pojawity sie
nowe opcje terapeutyczne, polegajgce na skojarzeniu hormonoterapii z leczeniem celowanym, dla ktérego
wykazano skuteczno$¢ w redukcji ryzyka nawrotu choroby. Aktualnie dostepne, refundowane leczenie
pacjentéw z hormonozaleznym HER2- rakiem piersi obejmuje kombinacje leczenia chirurgicznego,
radioterapii, chemioterapii i hormonoterapii — jest to leczenie powszechnie dostepne, natomiast
charakteryzujace sie matg specyficznoscig w walce z nowotworem. Ostatni przetom jaki dokonat sie w
leczeniu tego typu raka to wtasnie zastosowanie hormonoterapii. Kolejne badania prowadzone w tym
obszarze na przestrzeni ostatnich dwéch dekad nie przynosity przetomu. Nowy trend terapeutyczny to
inhibitory CDK 4 i 6, znane juz z terapii zaawansowanego, hormonozaleznego raka piersi, wchodzace teraz
rowniez do terapii na wczesnym etapie choroby. Dane z badan klinicznych wskazujg, ze u pacjentek z
wczesnym rakiem piersi o wysokim ryzyku nawrotu, zastosowanie terapii skojarzonej abemacyklibem
(inhibitorem CDK 4 i 6) w potaczeniu z hormonoterapig o ponad 30% obniza ryzyko nawrotu choroby, przy
akceptowalnym profilu bezpieczerstwa. Ma to szczegdlnie istotne znaczenie, bo dotyczy chorych z grupy
wysokiego ryzyka wystgpienia nawrotu choroby. Ze wzgledu na fakt, ze nawrdt choroby najczesciej
wystepuje w postaci przerzutéw odlegtych, prowadzac tym samym do rozwiniecia choroby nieuleczalnej,
jest to grupa chorych, u ktérej mimo wczesnego stadium choroby jest ona szczegdlnie grozna. Biorgc pod
uwage pojawianie sie nowych opcji terapeutycznych adresujgcych aktualnie niezaspokojone potrzeby,
kluczowe jest ich jak najszybsze udostepnianie pacjentom, umozliwiajgce optymalizacje terapii w celu
zapobiegania wczesnym nawrotom choroby w tej szczegdlnie narazonej na nie grupie chorych

W 2018 r. Komisja Europejska wydata zgode na stosowanie abemacyklibu w skojarzeniu z hormonoterapig
w leczeniu uzupetniajgcym dorostych pacjentéw we wczesnym stadium raka piersi wykazujgcego ekspresje
receptora hormonalnego (ang. hormone receptor, HR) i niewykazujacego ekspresji receptora typu 2. dla
ludzkiego naskdrkowego czynnika wzrostu (ang. human epidermal growth factor receptor 2, HER2), z



przerzutami do weztéw chtonnych, z wysokim ryzykiem wystgpienia nawrotu.* Abemacyklib to pierwszy i
jedyny inhibitor CDK4 i 6 w terapii HR+, HER2- wczesnego raka piersi z wysokim ryzykiem nawrotu.
Pozytywna opinia Europejskiej Agencji Lekdw zapadta w oparciu o wyniki badania 3 fazy monarchE1l, ktére
osiggneto swoj pierwszorzedowy punkt koncowy w drugiej posredniej analizie skutecznosci, wykazujac
statystycznie istotng poprawe w zakresie przezycia wolnego od choroby inwazyjnej (IDFS). W listopadzie
2019 r. Prezes AOTMIT wydat pozytywng rekomendacje dotyczgca objecia refundacjg abemacyklibu w
skojarzeniu z inhibitorami aromatazy we wskazaniu: , Leczenie raka piersi”.> Zgodnie z danymi z raportu
Modern Healthcare Institute z 2020 r. obserwowane w ostatnich latach przyspieszenie wydawania decyzji
refundacyjnych zahamowato narastajgce opdznienia zwigzane z zaleceniami onkologicznych wytycznych
klinicznych. Aby utrzymacd ten dobry trend w Polsce konieczne jest sukcesywne obejmowanie refundacja
nowych opcji terapeutycznych - zgodnie z raportem o ok. 25% w skali roku.®

Cukrzyca

Semaglutyd w terapii cukrzycy typu 2

0Od 1 wrzesnia 2022 r. semaglutyd jest refundowany we wskazaniu: ,,Cukrzyca typu 2 u pacjentéw leczonych
co najmniej dwoma lekami hipoglikemizujgcymi, z HbAlc > 7,5%, z otytoscig definiowang jako BMI =30
kg/m2 oraz bardzo wysokim ryzykiem sercowo-naczyniowym rozumianym jako: 1) potwierdzona choroba
sercowo-naczyniowa, lub 2) uszkodzenie innych narzadéw objawiajace sie poprzez: biatkomocz lub przerost
lewej komory lub retinopatie, lub 3) obecnos¢ 2 lub wiecej gtdwnych czynnikdw ryzyka sposréd
wymienionych ponizej: -wiek > 55 lat dla mezczyzn, 260 lat dla kobiet, -dyslipidemia, -nadcisnienie tetnicze,
-palenie tytoniu).”

Semaglutyd, ktéry petni role agonisty receptora GLP-1 selektywnie wigze sie z receptorem GLP-1 aktywujac
go, podobnie jak natywny GLP-1. GLP-1 to fizjologiczny hormon o wielorakim dziataniu w zakresie
regulowania apetytu i stezenia glukozy oraz czynnosci uktadu sercowo-naczyniowego. Jego wptyw na
stezenie glukozy i apetyt jest zwigzany z receptorami GLP-1 znajdujgcymi sie w trzustce i mézgu. Zgodnie z
Charakterystyka Produktu Leczniczego (ChPL) semaglutyd jest wskazany do stosowania u dorostych z
niedostatecznie kontrolowang cukrzycy typu 2 tacznie z odpowiednig dietg i wysitkiem fizycznym w
monoterapii, u pacjentéw, u ktérych stosowanie metforminy jest niewskazane ze wzgledu na nietolerancje
lub istniejgce przeciwwskazania oraz w skojarzeniu z innymi produktami leczniczymi stosowanymi w
leczeniu cukrzycy. Wnioskowane wskazanie zawiera sie we wskazaniu rejestracyjnym.

Wg wynikdw badania SUSTAIN 5 wsréd pacjentdow z cukrzycy typu 2 w grupach SEM 0,5 mg i 1 mg
stosowanych razem z MET i INS po 30 tygodniach leczenia obserwowano statystycznie istotng wiekszg
redukcje poziomu hemoglobiny glikowanej: HbAlc, stezenia glukozy na czczo w osoczu: FPG, stezenia
glukozy w osoczu wg samodzielnego pomiaru: SMPG, masy ciata, wskaznika BMI i obwodu talii oraz wiekszg
redukcje skokéw glikemii po positku w poréwnaniu do grupy otrzymujacej PLA razem z MET i INS. W grupie
SEM 1 mg stosowanym razem z MET i INS po 30 tygodniach leczenia obserwowano réwniez statystycznie
istotny wiekszy wzrost czestosci rytmu serca i statystycznie istotng wiekszg redukcje wartosci cisnienia
skurczowego (SBP) w porédwnaniu do grupy otrzymujacej PLA razem z MET i INS.

4 https://ec.europa.eu/health/documents/community-register/html/h1307.htm
5 https://bipold.aotm.gov.pl/assets/files/zlecenia_mz/2019/193/REK/rp 102 2019 verzenio nsai_mkp zaczerniona.pdf
6 https://www.mzdrowie.pl/wp-content/uploads/2020/08/raport-onkologia-0826.pdf
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Otytosc
Program pilotazowy w zakresie kompleksowej opieki specjalistycznej nad pacjentami

leczonymi z powodu otytosci olbrzymiej KOS-BAR

Wedtug WHO otytosé to jedna z gtdwnych chordb cywilizacyjnych, ktéra szczegdlnie zagraza mieszkaricom
Europy. W ciggu ostatnich 20 lat trzykrotnie przybyto ludzi z otytoscig. W Polsce na otytosé cierpi co czwarta
osoba. Nadmierng mase ciata w naszym kraju ma 65,7 proc. mezczyzn i 45,9 proc. kobiet. Otytos¢ wystepuje
u 15,4 proc. mezczyzn i 15,2 proc. kobiet, otyto$¢ olbrzymia (BMI 40,0 lub wiecej) u 0,5 proc. mezczyzni0,4
proc. kobiet. To wyniki badan realizowanych przez 1ZZ/NIZP-PZH w ramach wspdtpracy z EFSA,
przeprowadzonych w latach 2019-2020.

Nadwaga i otytos¢ zwiekszajg ryzyko zachorowalnosci na cukrzyce typu 2, nadcisnienie tetnicze, zaburzenia
lipidowe, chorobe niedokrwienng serca, obturacyjny bezdech senny, chorobe zwyrodnieniowg stawdw,
depresje oraz sprzyja rozwojowi niektorych typéw nowotwordw i podwyzisza ryzyko zgonu. Leczenie
operacyjne chorych otytych wydtuza ich zycie, jednoczesnie znaczgco poprawiajgc jego jakosc. Chirurgiczne
zmniejszenie zotgdka zapewnia wyrazng utrate wagi i pomaga w leczeniu ponad 40 schorzen zwigzanych z
otytoscia, takich jak: cukrzyca typu 2, choroby serca, obturacyjny bezdech senny i niektére nowotwory,
wigczajac zapobieganie im, tagodzenie ich objawdw oraz ustgpienie choroby. Po zabiegu bariatrycznym u
pacjentéw obserwowano redukcje incydentéw kardiologicznych, udaréw, wystepowania nowotwordw oraz
w szczegdlnosci lepszg kontrole lub remisje cukrzycy, co wptywa na zmniejszenie Smiertelnosci zwigzanej z
patologiczng otytoscig. Program pilotazowy w zakresie kompleksowej opieki specjalistycznej nad
pacjentami leczonymi z powodu otytosci olbrzymiej KOS-BAR zaktada, ze pacjent bedzie leczony w o$rodku
koordynujgcym, ktéry zapewni mu kompleksowg opieke przed- i po operacji. Pilotaz ma poprawié jakos¢ i
efektywnos¢ leczenia pacjentdéw z rozpoznaniem otytoscia olbrzymia. Program KOS-BAR zostaje
wprowadzony, gdyz stale rosnie liczba o0sdb otytych, a ich leczenie stanowi coraz wieksze obcigzenie
finansowe dla systemow opieki zdrowotnej oraz spoteczenstwa. Do realizacji programu pilotazowego
wytypowano 15 osrodkéw, ktére bedg mogly go przeprowadzi¢ pod warunkiem zawarcia umowy z
Narodowym Funduszem Zdrowia. Po dokonaniu kwalifikacji do programu pilotazowego, os$rodek
koordynujacy wyda pacjentowi karte KOS-BAR i od chwili jej otrzymania przez caty okres leczenia chory
bedzie pod opieky tego osrodka. Szacuje sie, ze w ramach pilotazu opiekg zostanie objete ok. 2907
pacjentéw. Pilotaz KOS-BAR, w zaleznosci liczby pacjentéw wtgczonych do programu, bedzie kosztowat ok.
71 min zt. Srodki na ten program zostana przekazane m.in. z tzw. optaty cukrowej, ktéra zgodnie z
przepisami jest przeznaczona na dziatania o charakterze edukacyjnym i profilaktycznym oraz na
Swiadczenia opieki zdrowotnej zwigzane z utrzymaniem i poprawg stanu zdrowia pacjentéw z nadwagg i
otytoscia.

Neurologia

Cenobamat w terapii padaczki lekoopornej

Padaczka (ICD 10: G40) to przewlekta choroba mdzgu, w ktérej w sposdb samoistny i nawracajacy dochodzi
do napadow padaczkowych. Napady padaczkowe to wystepujgce w sposdb przemijajgcy dolegliwosci i/lub
objawy, ktére sg efektem nieprawidtowej, nadmiernej lub synchronicznej czynnosci bioelektrycznej w
mazgu. Mogg miecé charakter ruchowy, czuciowy, wegetatywny i psychiczny. Ocenia sie, ze na padaczke
choruje do 1% ludzi (w Polsce ok. 300 tys., na Swiecie 60-70 mIn). Rokowanie jest zalezne od rozpoznania
ewentualnego zespotu padaczkowego lub typu napadéw padaczkowych. Smiertelno$¢ chorych na padaczke
jest 2-4 razy wieksza niz w populacji ogélnej. Roczna Smiertelnos$¢ wsrdd osob z padaczky waha sie od 1 do
8 na 100 tys. oséb. Najwieksze ryzyko zgonu jest u chorych z nieopanowanymi napadami. Padaczka
lekooporna jest rozpoznawana, gdy dwie kolejne prdby interwencji lekowych w monoterapii lub terapii
dodanej nie doprowadza do osiggniecia utrwalonej i petnej kontroli napaddéw. Pacjenci z padaczka



lekooporng stanowig grupe z wcigz niezaspokojonymi potrzebami medycznymi. Pomimo rejestracji wielu
nowych lekow przeciwpadaczkowych w ciggu ostatnich 20-30 lat, ogdlne wyniki w tej grupie chorych nie
ulegty znacznej poprawie — u okoto 30% pacjentéw wcigz nie udaje sie uzyska¢ odpowiedniej kontroli
napadow padaczkowych. Gtéwnym problemem w polskim systemie ochrony zdrowia w obszarze leczenia
padaczki, w szczegdlnosci padaczki lekoopornej jest bardzo ograniczona liczba nowoczesnych lekéw
przeciwpadaczkowych, ktdre sg finansowane ze srodkéw publicznych. O sukcesie terapeutycznym w terapii
padaczki decyduje odpowiedni dobdr leczenia uwzgledniajgcy indywidualne cechy pacjenta. Im wiekszy
wybor lekow o réznych mechanizmach dziatania, w szczegdlnosci lekéw nowoczesnych charakteryzujgcych
sie korzystniejszym profilem bezpieczedstwa, tym wieksza szansa na catkowite ustgpienie napadéw
padaczkowych lub znaczne zmniejszenie ich czestosci pozwalajgce na poprawe funkcjonowania pacjenta w
spoteczenstwie. Jak podkreslono juz wczesniej, nadrzednym celem leczenia przeciwpadaczkowego jest
catkowite uwolnienie od napaddw lub istotne zmniejszenie czestosci i zapobieganie ich nawrotom, przy jak
najmniejszych objawach niepozgdanych. Zmniejszenie liczby napadéw wptywa bezposrednio na poprawe
standardu i jakosci zycia chorego. Zwykle przyjmuje sie, ze co najmniej 50-procentowa redukcja czestosci
napadow padaczkowych stanowi istotng klinicznie poprawe stanu pacjenta. Jednak, z pespektywy chorego
istotne jest uzyskanie remisji, tj. catkowitego uwolnienia od napaddéw padaczkowych. Jak wskazujg
klinicy$ci - pacjenci z reguty nie rozrdzniajg redukcji liczby napaddéw o 30 - 50 proc., bo niestety nawet jeden
napad moze by¢ fatalny w skutkach — upadek, uraz - wiec walczymy o brak napadéw, ktadziemy duzy nacisk
w rekomendacjach wtasnie na ten aspekt. W Polsce w leczeniu padaczki pacjenci majg dostep do kilkunastu
lekéw przeciwpadaczkowych, ktére finansowane sg ze srodkéw publicznych, w tym finansowane wytacznie
w terapii padaczki lekoopornej s3: tiagabina, wigabatryna, gabapentyna, topiramat oraz lakozamid i
brywaracetam (po spetnieniu dodatkowych kryteriow refundacyjnych). Wiekszos$¢ refundowanych lekéw
stanowig substancje zarejestrowane ponad 20 lat temu, sposrdd najnowszych lekéw zarejestrowanych po
2008 roku finansowane sg wytacznie lakozamid i brywaracetam. Wiele nowszych lekéw wcigz nie jest
finansowanych ze srodkéw publicznych w Polsce, pomimo iz sg rekomendowane w polskich wytycznych
praktyki klinicznej. W 2022 roku powstaty nowe rekomendacje kliniczne Polskiego Towarzystwa
Neurologicznego, w ktérych sg okreslone Sciezki diagnostyczne dla oséb z nowa diagnozg padaczki, ale takze
wskazanie Sciezki dla pacjentéw lekoopornych i wczesna identyfikacja lekoopornosci. Nowoscia w
rekomendacji sg leki, takie jak cenobamat, ale tez takie, ktérych uzywamy od lat w grupie lekéw
podstawowych. Cenobamat wskazany jest do stosowania w leczeniu wspomagajacym u pacjentéw
dorostych z padaczka, u ktérych nie osiggnieto dostatecznej kontroli choroby pomimo zastosowania co
najmniej dwdch przeciwpadaczkowych produktéw leczniczych w przesztosci, nie bedzie on zastepowat
lekdw | rzutu lub tych zarejestrowanych i finansowanych w monoterapii, gdyz bedg one stanowity terapie
tta. Terapia wspomagajgca cenobamatem stanowi skuteczng i bezpieczng opcje w leczeniu dorostych
pacjentéw z niekontrolowang padaczka ogniskowa. Wyniki badan klinicznych wskazuja, ze lek ten w terapii
skojarzonej z innymi lekami przeciwpadaczkowymi pozwala uzyska¢ 50% redukcje czesto$ci napadow
padaczkowych nawet u 60% chorych, a catkowite ich ustgpienie nawet u 20% pacjentéw . Zgodnie z opinig
ekspertdw cenobamat jest nadziejg dla pacjentéw z lekoopornoscia, ktérzy chcg mie¢ normalne zycie
zawodowe i rodzinne. Aktualnie na refundacje publiczng czekaja cenobamat, fenfluramina i cannabidiol.

Nefrologia

Dapagliflozyna w terapii przewlektej choroby nerek

W przewlektej chorobie nerek po dwdéch dekadach pojawit sie przetom w farmakoterapii pozwalajgcy na
redukcje smiertelnosci oraz opdznienie przejscia na dializoterapie. Ministerstwo Zdrowia w ekspresowym
tempie, bo w zaledwie pot roku od rejestracji nowego wskazania w Unii Europejskiej zrefundowato 1 lipca
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2022 roku terapie dapagliflozyng w przewlektej chorobie nerek u dorostych pacjentéw z eGFR<60
ml/min/1.73m2, albuminurig >200mg/g oraz leczonych terapig opartg na ACE-i /ARB nie krécej niz 4
tygodnie lub z przeciwskazaniami do tych terapii. Byto to nastepne rozszerzenie aktualnie obowigzujgcych
wskazan refundacyjnych dla tego leku, obok leczenia niewydolnosci serca oraz cukrzycy. Po pét roku
doswiadczen nefrologdw z refundacjg okazuje sie , ze niewielu pacjentow z niej moze skorzystacé i wymaga
ona modyfikacji — kryterium silnie ograniczajgcym okazuje sie pomiar stosunku albumin do kreatyniny, czyli
tzw. UACR — wazny parametr prognostyczny. Problem jednak polega na tym, ze badanie jest niezwykle
rzadko wykonywane w Polsce, ale jak sie okazuje rowniez na Swiecie — we Francji tylko 4% pacjentéw
zdiagnozowanych oznaczono UACR, w USA 4%, w Japonii 15%, a we Wtoszech i Niemczech badania sie
praktycznie nie wykonuje. Warto ztagodzic to kryterium, by wiecej pacjentéw i w krétszym czasie uratowac
od zgonu lub przejscia na dializoterapie.

Choroby rzadkie

Rawulizumab - pierwszy dtugodziatajgcy inhibitor C5 uktadu dopetniacza w leczeniu
nocnej napadowej hemoglobinurii (PNH) i atypowego zespotu hemolityczno-

mocznicowego (aHUS)

Nocna napadowa hemoglobinuria to przewlekta, postepujgca, wyniszczajgca i zagrazajaca zyciu bardzo
rzadka choroba charakteryzujagca sie wewnatrznaczyniowg hemolizg spowodowang ciggtym stanem
aktywacji uktadu dopetniacza.! Szacuje sie, iz na PNH rocznie zapada ok. 1,3 oséb na 1 min populacji, a
choroba dotyka przede wszystkim oséb mtodych — mediana wieku zachorowania to ok. 30 lat.2 Objawy
kliniczne obejmujg miedzy innymi zakrzepice i niewydolno$¢ nerek, ktore mogg by¢ przyczyng
przedwczesnego zgonu. Historycznie, ok. 35% pacjentow umierato z powodu PNH w ciggu 5 lat od
postawienia diagnozy, a zakrzepica byta przyczyng 40-67% zgonéw.3 Ponadto osoby z PNH doswiadczajg
wielu innych objawéw takich jak nadcisnienie ptucne, anemia, dusznosci, przewlekte zmeczenie,
hemoglobinuria, dysfagia, dystonia, bdle brzucha czy zaburzenia erekcji. Wszystkie te objawy w znaczacy
sposéb wptywajg na jakos¢ zycia pacjentéw z PNH, uniemozliwiajgc im normalne funkcjonowanie.
Przewlekte objawy choroby mogg towarzyszy¢ pacjentowi przez wiele lat, a manifestacja w postaci
incydentu zatorowego niemal zawsze jest nagta.l Atypowy zesp6t hemolityczno-mocznicowy to
ultrarzadka, zagrazajaca zyciu choroba, w ktérej pacjenci doswiadczajg nagtych i postepujacych epizodéw
mikroangiopatii zakrzepowej (TMA) spowodowanych niekontrolowang aktywacjg dopetniacza z
dominujgcym w obrazie klinicznym uposledzeniem czynnosci nerek.* Dane epidemiologiczne wskazujg, iz
zapadalnos$¢é na aHUS wynosi ok. 0,26-0,75 na 1 min w populacji oséb ponizej 20 r.z. oraz 0,23 do 1,9 na 1
min w populacji catkowitej. Choroba manifestuje sie w réznym wieku, ale gtéwnie dotyka dzieci.’> Choroba
wptywa na funkcjonowanie wielu organdw, charakteryzuje sie niedokrwistoscia hemolityczng,
matoptytkowoscig, ostrym uszkodzeniem nerek i powiktaniami takimi jak infekcje, cytopenie,
wystepowania zakrzepicy i krwotoku w narzadach. Okoto 20-48% pacjentéow doswiadcza uszkodzenia
narzgdéw pozanerkowych, obejmujacego osrodkowy uktad nerwowy, uktad sercowo-naczyniowy, ptuca czy
uktad pokarmowy, prowadzace do udardw, drgawek, zawatu serca, krwotokdw ptucnych czy zapalenia
trzustki. W wielu przypadkach dysfunkcje wielonarzgdowe wigzg sie ze ztym rokowaniem, a pacjenci
wymagaja intensywnej opieki, w tym sg uzaleznieni od dializoterapii. ® Historycznie, ponad 20% dzieci oraz
30% dorostych doswiadczato schytkowej niewydolnosci nerek lub zgonu w ciggu roku od postawienia
diagnozy.” Jako$é zycia chorych na aHUS jest obnizona ze wzgledu na fakt, iz cierpig oni na zmeczenie,
nadcis$nienie oraz powiktania nerkowe i neurologiczne. Brak leczenia prowadzi do schytkowej niewydolnosci
nerek i zgonu, a leczenie objawdw klinicznych (wlewy, dializy, wymiana osocza) wptywa negatywnie na
interakcje spoteczne i zycie codzienne.
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W leczeniu PNH i aHUS zarejestrowane sg dwa inhibitory C5 ukfadu dopetniacza — ekulizumab i
rawulizumab. Ekulizumab to pierwszy, przetomowy lek w leczeniu PNH i aHUS finansowany w Polsce ze
srodkéw publicznych od 2018 roku, ktéry odmienit zycie pacjentéw. Terapia ekulizumabem istotnie
zwiekszyta przezycie chorych z PNH i aHUS oraz wptyneta na poprawe jakosci ich zycia. W 2021 roku w
Polsce leczonych ekulizumabem byto 136 pacjentéw z PNH i aHUS. W PNH dzieki leczeniu ekulizumabem
Znaczgco zmienia sie zycie pacjenta, gdyz dzieki zmniejszeniu hemolizy, niedokrwistosc¢ jest mniej nasilona,
a pacjent nie jest juz uzalezniony od transfuzji czerwonych krwinek.®2 W przypadku aHUS ekulizumab
prowadzi do normalizacji parametrow hematologicznych, poprawy czynnosci nerek, ktdra jest na tyle duza,
aby zaprzestaé dializoterapii, poprawy w zakresie odczuwanego zmeczenia oraz istotnej poprawy jakosci
zycia. ° Rawulizumab to pierwszy dtugodziatajgcy inhibitor C5 uktadu dopetniacza z ponad 4-krotnie
dtuzszym okresem péttrwania niz ekulizumab, dzieki czemu zapewnia natychmiastowg, kompletng oraz
dtugotrwatg inhibicje C5. Rawulizumab charakteryzuje sie podobng skutecznosciag i profilem
bezpieczenstwa, co ekulizumab. Stwierdzono natomiast jego przewage nad terapig ekulizumabem pod
wzgledem zmniejszenia ryzyka wystepowania przetoméw hemolitycznych u pacjentéw z PNH. Nawet do
29% pacjentéw leczonych ekulizumabem moze doswiadczy¢ wystepowania przetomoéw hemolitycznych ze
wzgledu na krétszy okres péttrwania i niewystarczajgcy poziom inhibicji uktadu dopetniacza, co prowadszi
do powrotu objawéw PNH i moze wymagac¢ dodatkowego leczenia np. w postaci transfuzji czerwonych
krwinek. Terapia rawulizumabem charakteryzuje sie mniejszg czestoscia wystepowania przetomoéw
hemolitycznych u pacjentéw z PNH ze wzgledu na trwalszg i catkowitg inhibicje biatka C5. Nalezy podkreslic,
ze schemat podawania leku jest znacznie korzystniejszy niz w przypadku ekulizumabu. Rawulizumab
podawany jest we wlewie dozylnym co 8 tygodni, a ekulizumabu co 2 tygodnie, a wiec terapia
rawulizumabem wymaga jedynie 6-7 podan rocznie, a terapia ekulizumabem nawet 26 podan. Zmniejszenie
czestosci podan leku redukuje obcigzenie chorobg i wptywa na poprawe jakosci zycia. Ograniczenie czestych
wizyt w osrodkach realizujgcych program oznacza zaréwno dla pacjentéw, jak i ich opiekunédw mozliwos¢
powrotu do normalnej aktywnosci zawodowej, szkolnej i spotecznej. Zwiekszenie aktywnosci zawodowe;j
chorych oraz opiekundw przynosi diugoterminowe korzysci systemowe w zwigzku ze zwiekszong
produktywnoscia. Redukcja czestosci wizyt zwigzanych z podaniem leku przynosi korzysci takze dla osrodka
realizujgcego leczenie i systemu ochrony zdrowia poprzez redukcje obcigzenia personelu medycznego oraz
redukcje kosztéw zwigzanych z wizytami i podaniem leku. Badania ws$rdd pacjentéw pokazujg, iz
rawulizumab jest terapig preferowang ze wzgledu na korzystniejszy schemat dawkowania, lepszg kontrole
objawdw takich jak zmeczenie, skutecznosé leku w okresach pomiedzy infuzjami, a takze poprawe jakosci
zycia — 93% pacjentéw wskazuje rawulizumab jako terapie preferowang.'® Rawulizumab jest wyczekiwang
opcjg terapeutyczng zaréwno przez pacjentéw, jak i klinicystéw, ktéra pozwoli na dostosowanie optymalnej
terapii do potrzeb pacjenta i wptynie na zmniejszenie obcigzenia chorobg, poprawe jakosci zycia i
aktywizacje pacjentéw oraz opiekundw, przynoszac jednoczesnie korzysci dla systemu ochrony zdrowia
oraz osrodkoéw realizujgcych program lekowy.
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Idursulfaza w terapii zespotu Hunter’a

Zespot Huntera nalezy do chordb rzadkich, a czestos$é jego wystepowania wynosi 1 na 150 000 urodzen,
najczesciej dotyka chtopcéw. Kazdego roku mozna spodziewaé sie 1- 2 noworodkdéw obcigzonych tg
choroba. Schorzenie manifestuje sie objawami u dzieci w wieku 2-3 lat. Przy szybko postepujgcym
schorzeniu prowadzgcym m.in. do deformac;ji koséca, opdznienia umystowego, uszkodzenia narzadu stuchu
oraz miesnia sercowego powoduje, iz kontynuowanie leczenia dla pacjentéw jest koniecznoscig. Dane
publikowane w S$wiatowej literaturze dowodza, ze wczesne wdrozenie i state kontynuowanie
enzymatycznej terapii zastepczej skutecznie przeciwdziata dalszemu rozwojowi zmian chorobowych,
stabilizujgc chorobe szczegdlnie w zakresie charakterystycznych dla MPSII zmian neurologicznych/funkcji
poznawczych.

Wg Europejskiej Agencji Lekow (EMA), produkt leczniczy idursulfaza jest wskazany do dtugotrwatego
leczenia pacjentéw z zespotem Huntera (Mukopolisacharydoza Il, MPS ll). Wskazanie rejestracyjne pozwala
na zastosowanie leku bezposrednio po postawieniu diagnozy, niezaleznie od wieku pacjenta. Lek jest
dostepny w Polsce od 2009 r. w ramach publicznego systemu ochrony zdrowia. Skutecznos¢ tej terapii
zostata potwierdzona w badaniach obserwacyjnych, umozliwiajgcych pordéwnanie przezywalnosci
pacjentéw leczonych oraz nieleczonych. Mediana przezycia dla pacjentéw leczonych wyniosta 33 lata,
podczas gdy dla chorych nieleczonych wartos¢ ta wyniosta 21,2 lat. Oznacza to, ze leczenie idursulfaza
wydtuza zycie o srednio 11,8 lat. Obecnie, pacjenci z zespotem Hunter’a, sg objeci leczeniem, w ramach
programu lekowego ,Leczenie mukopolisacharydozy typu Il (Zespét Huntera) (ICD-10 E 76.1), jednak
przysztos¢ leczenia tych pacjentdw stoi aktualnie pod znakiem zapytania. Obowigzujaca decyzja
refundacyjna wygasa 31 grudnia 2022 r, na ten moment, jej przedtuzenie nie jest pewne. Zgodnie z
obowigzujgcymi przepisami, za zgoda Ministra Zdrowia, pacjenci zakwalifikowani w okresie do 31 grudnia
2022 r. do ww. programu lekowego, w przypadku nieprzedtuzenia decyzji refundacyjnej, bedg mogli
kontynuowac leczenie jedynie przez dwanascie miesiecy. Po tym okresie, w przypadku dalszego braku
porozumienia miedzy MZ a wnioskodawcy, leczenie w ramach istniejgcego programu przestanie byc
dostepne dla polskich pacjentéw. Od 1 stycznia 2023 r. pacjenci spetniajgcy warunki kwalifikacji do obecnie
obowigzujgcego programu lekowego, w przepadku nieprzedtuzenia decyzji refundacyjnej, nie bedg mogli
rozpoczaé terapii. Klinicysci podkreslajg, ze nadrzednym celem jest zapewnienie ciggtosci leczenia dla
wszystkich pacjentéw, ktdrzy aktualnie korzystajg i mogg skorzysta¢ w przysztosci ze skutecznego i
bezpiecznego leczenia zespotu Hunter’a. Zaprzestanie leczenia idursufazg zwigzane jest z nagtym i
gwattownym pogorszeniem stanu pacjenta, dlatego kluczowym jest, aby po rozpoczeciu terapii utrzymac
j3, nie tracac tego, co zostato dzieki niej osiggniete; (Jurecka 2012, Jurecka 2014). Obecnie terapia
idursulfazg jest refundowana w 16 krajach europejskich, w tym panstwach o podobnym do Polski poziomie
rozwoju gospodarczego, np. w Stowacji, Stowenii czy totwie. Co wiecej, pomimo wygasniecia wytgcznosci
rynkowej dla idursulfazy nie sg dostepne produkty generyczne. Wedtug publicznych informacji nie toczg sie
rowniez prace nad dopuszczeniem takich produktéw do obrotu. Oznacza to, ze w przypadku wygasniecia
obowigzujgcej decyzji refundacyjnej dla tego produktu pacjenci zostang pozbawieni jedynej dostepne;j i
skutecznej opcji terapeutycznej w tym wskazaniu. Efektywnosé praktyczna idursulfazy w leczeniu

13



mukopolisacharydozy typu Il (MPS Il) zostata wykazana w rejestrze HOS. Rejestr gromadzi dane z real-world
data od leczonych i nieleczonych pacjentéw z MPS Il, umozliwiajgc pordwnanie przezywalnosci w obu
grupach pacjentéow (poréwnanie przezycia u pacjentow leczonych sulfatazg iduronianu i nieleczonych
pacjentéw z MPS Il) — Mediana przezycia catkowitego dla kohorty pacjentéw przyjmujacych idursulfaze
wynosita 33 (95%Cl: 30,4; 38,4) lata, podczas gdy dla chorych nieleczonych jedynie 21,2 (95%Cl: 16,1; 31,5)
lat, leczenie Elaprase wydtuza przezycie catkowite o srednio 11,8 lat. Lek poprawia lub stabilizuje funkcje
sercowe (np. poprawa geometrii komar). Pozwala na normalizacje tempa wzrostu u dzieci z MPS II, w
porownaniu do chorych nieleczonych. Zastosowanie idursulfazy istotnie poprawia ruchomosé stawoéw,
znacznie wptywa na redukcje wielkosci watroby i Sledziony, a jakos¢ zycia chorych ulega duzej poprawie.
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Chirurgia
Zabieg rekonstrukcji zwieraczy w terapii nietrzymania gazow i stolca, jako

powiktania porodu u kobiet

Problem uszkodzen zwieraczy odbytu u kobiet po porodzie jest bardzo niezauwazony. Mam tu na mysli
mechaniczne uszkodzenia zwieraczy odbytu podczas porodu, a nie przejsSciowg niewydolnosé zwieraczy
odbytu, ktéra wystepuje w pewnym odsetku u kobiet po porodzie sitami natury w wyniku samego porodu i
ktdra z czasem ustepuje. Uszkodzenia zwieraczy odbytu sg ciezkimi uszkodzeniami ciata. Jest to problem
wstydliwy i niedoszacowany. Uszkodzenia zwieraczy podczas porodu zwykle doprowadzajg do nietrzymania
stolca, ktére ujawnia sie stosunkowo krétko po porodzie. Trzeba jednak wspomnieé, ze u czesci kobiet
wystepujg mechanizmy dziatajgce niejako zastepczo w celu zapewnienia kontynencji (trzymania stolca).
Polegajg one na angazowaniu innych, poza uszkodzonymi zwieraczami, miesni w celu zapewnienia
trzymania stolca: np. miesni ud czy posladkédw. W ten sposdb uszkodzenie zwieraczy jest maskowane zwykle
do okresu menopauzy gdy miesnie stabng, a nietrzymanie stolca staje sie olbrzymim problemem nie tylko
pacjentki ale takze lekarzy. Nietrzymanie stolca po porodzie jest jednostka chorobowg, ktéra ma absolutnie
dewastujgcy wptyw na zdrowie kobiety: brak kontynencji wymusza m. in. konieczno$é noszenia wktadek czy
pieluch, w sposéb istotny wptywa na aktywnosc¢ zyciowg, seksualng, zawodowa, spedzanie czasu wolnego.
Dodatkowo powoduje ciezkg dysfunkcje seksualng i psychiczng. Warto zwréci¢ tez uwage na kontekst
wystgpienia nietrzymania stolca w zwigzku z uszkodzeniami zwieraczy po porodzie: Pacjentka przychodzi
do szpitala urodzi¢ dziecko, a wychodzi - w przypadku nieleczenia - z ciezka i potencjalnie tylko czesciowo
uleczalng jednostkg chorobowg. W sposdb szczegdlny na mechaniczne uszkodzenia zwieraczy narazone sg
kobiety, u ktérych pordéd przebiega z trudnosciami lub wymaga szybkiego ukoriczenia np. z powodu
objawéw zagrozenia zycia ptodu. Te dziatania, zwykle ratunkowe wobec ptodu, wymuszajg stosowanie
szerokich naciec krocza, wyciggaczy prézniowych czy tez kleszczy. To z kolei przektada sie na wyzsze ryzyko
uszkodzen tkanek miekkich kanatu rodnego i okolicy odbytu. Po ciezkich porodach ocena zwieraczy stanowi
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wyzwanie zaréwno z powodu trudnosci w rozpoznaniem jak i zaopatrzeniu, gdyz miesnie te po rozerwaniu
zwykle bardzo krwawia. Tym niemniej mechaniczne uszkodzenia zwieraczy odbytu mozna - i nalezy -
rozpoznawac i leczy¢ niemal natychmiast lub w krétkim czasie po porodzie. Dane literaturowe nie
pozostawiajg watpliwosci, ze im szybciej zwieracz zostanie zaopatrzony, tym wieksza szansa, ze naprawa
bedzie wysoce skuteczna. Jako wysokg skutecznos$¢ rozumiemy prawidtowg prace zwieracza w dtugim
okresie czasu. Wiadomo bowiem ze gtdwnym problemem tych odroczonych napraw zwieraczy, to jest
napraw wykonywanych w odlegtym czasie po porodzie, jest ich malejgca skutecznos¢ wraz z uptywem czasu.
Wczesne naprawy zwieraczy uszkodzonych podczas porodu majg jeszcze jeden wazny wymiar: oszczedzajg
Pacjentce, ktdra co dopiero urodzita dziecko, wszystkich niedogodnosci zwigzanych z nietrzymaniem stolca
w tym noszeniem pieluch, z ktérymi Pacjentka musi mierzy¢ sie do czasu operacji naprawczej, i to ciggle
sprawujgc opieke nad nowo narodzonym dzieckiem a jednoczesnie krgzac po poradniach w przygotowaniu
do operacji naprawczej. W Polsce w przypadku amputacji w obrebie np. korczyny gérnej pacjenci maja
zapewniong catodobowo dyzur replantacyjny petniony w osrodkach referencyjnych, do ktérych ich sie
kieruje. U podstaw utworzenia tych osrodkow byto zrozumienie kalectwa jakie niesie ze sobg utrata chocby
czesci konczyny gérnej. Nie mam najmniejszych watpliwosci, ze uszkodzenie zwieraczy, szczegdlnie podczas
porodu w przypadku jego nieleczenia takze prowadzi do ciezkiego kalectwa. Dlatego uwazam za niezbedne
objecia tych Pacjentek uporzadkowanym programem opieki juz od czasu rozpoznania uszkodzenia
zwieraczy ze szczegdlnym zwrdceniem uwagi na pilnos¢ postepowania diagnostycznego, chirurgicznego i
szalenie waznego postepowania rehabilitacyjnego (!) oraz uprzywilejowanie w otrzymywaniu porad
ambulatoryjnych. W jakis sposdb nalezatoby takze uwzgledni¢ poradnictwo dla pacjentek po uszkodzeniach
zwieraczy, ktére planuja kolejng cigze. Podsumowujgc uwazam ze temat uszkodzen okotoporodowych
zwieraczy powinien znalez¢ zrozumienie tak aby Polki otrzymywaty w zakresie tej potencjalnie ciezko
okaleczajgcej jednostki chorobowej swiadczenia odpowiadajgce aktualnemu stanowi wiedzy.

Bezpieczenstwo lekowe w Polsce

Pandemia COVID-19 oraz wojna na Ukrainie pokazaty, jak wazne jest bezpieczenstwo dostaw i dostepu
chorych do lekéw. Na listach refundacyjnych jest kilka tysiecy lekdw, z ktérych korzystajg miliony Polakéw
oraz pare milionéw uchodzcow. Wiele z tych podstawowych lekdw to ratujgce zycie. Dzi$ w aptece i szpitalu
zawsze mozemy otrzymac potrzebne medykamenty i nawet nie wyobrazamy sobie, ze mogtoby ich
zabrakngadé. Dla wielu ludzi, ale tez urzednikdw dostep do podstawowych lekow jest tak oczywisty jak woda
w kranie. Prawie potowe z tych lekdw dostarcza krajowy przemyst farmaceutyczny, czyli firmy polskie i
zagraniczne, ktdre w Polsce posiadajg fabryki produkujace leki. Niestety, udziat krajowych lekédw w polskim
rynku spada. Tymczasem import podstawowych lekdw mogg zatrzymac nie tylko pandemie, ale i kryzysy
ekonomiczne i energetyczne, konflikty zbrojne i geopolityczne, a nawet wybuch wulkanu, tsunami czy
trzesienie ziemi. Wéweczas wszystkie kraje wprowadzajg zakaz wywozu lekéw, a fabryki produkujg wytgcznie
na wewnetrzne potrzeby panstwa. Brak lekdw to takie samo zagrozenie, jak wojna, kataklizm czy kleski
zywiotowe. W trakcie pandemii wiele krajow, ktdre nie posiadajg wiasnego przemystu farmaceutycznego
borykato sie z problemem zapewnienia ciggtosci ich dostaw. Polacy nie mieli tego problemu, bo rodzimi
wytworcy dostosowywali produkcje do najpilniejszych potrzeb. A cho¢ wszyscy méwili wéwczas tylko o
szczepionkach, w szpitalach wzrosto dramatycznie zapotrzebowanie na sterydy, antybiotyki czy leki
anestezjologiczne niezbedne do zastosowania mechanicznego wspomagania oddychania. Poza tym
pomimo pandemii choroby przewlekte nie zniknety. WyobraZzmy sobie kolejny kryzys, zamkniecie granic i
szczatkowgq produkcje lekdw w Polsce - zycie prawie 3 miliondw cukrzykdéw bytoby zagrozone, 4 milionéw
astmatykow i wielu innych chorych, dla ktérych juz dwutygodniowe braki lekdw moga skoriczyé sie Smiercig,
jak choéby brak diuretykéw niezbednych pacjentom z przewlektg niewydolnoscig serca, brak antybiotykéw,
nie wspominajgc o lekach stosowanych w chorobach onkologicznych. Dlatego wiekszo$¢ krajéw UE robi
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wszystko, aby relokowaé produkcje farmaceutyczng u siebie. Polski rzad réwniez powinien wprowadzi¢
mechanizmy zachecajg do zwiekszenia produkcji lekéw i substancji do ich wytwarzania w Polsce. W ten
spos6b zapewnimy ciggtos¢ dostaw podstawowych lekdw, a wiec bezpieczeristwo lekowe Polek iich rodzin.
Rodzimi producenci lekéw nie oczekujg wiele — apelujg o utrzymanie dotychczasowych cen urzedowych a
nie zmuszanie ciggtego ich obnizania. To niewiele dla zapewnienia bezpieczenstwa lekowego w Polsce.
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