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Informacja prasowa

Rada Ekspertédw ds. Choréob Autoimmunologicznych Medycznej Racji Stanu zbiera sie po raz drugi w
trzy lata po rozpoczeciu pandemii COVID-19.

Choroby autoimmunologiczne to grupa ponad 80 choréb, w ktérych uktad immunologiczny
(odpornosciowy) organizmu niszczy wtasne komaérki i tkanki. Istotne sg w ich przypadku predyspozycje
genetyczne oraz mutacje powodujgce uposledzenie dziatania uktadu odpornosciowego. Czynnikiem
wplywajacym na rozwdj chordb autoimmunologicznych jest réwniez zakazenie bakteryjne lub
wirusowe. Objawy moga by¢ ledwo zauwazalne, ale tez mogg prowadzi¢ do zagrozenia zycia. Zalezy to
od tego, jak zaawansowana jest choroba oraz czy dotyczy jednego narzadu, czy tez jest uogdlniona.
Konsekwencjg wielu z tych chordb jest postepujaca niepetnosprawnos¢. Szacuje sie, ze choroby te
dotyczg ok. 3,5 proc. populacji. Dotykajg kobiet az 2-3 razy czesciej niz mezczyzn, czyli ok. 75% chorych
to kobiety. Cecha choréb autoimmunologicznych jest to, ze pojawiajg sie przed 30. rokiem zycia. Wg
raportu Parlamentu Europejskiego pt. ,,Autoimmune Diseases — Modern Diseases” odnotowuje sie
znaczny wazrost choréb autoimmunologicznych zdiagnozowanych w ciggu ostatniej dekady,
spowodowanych czynnikami genetycznymi lub sSrodowiskowymi. Skala problemu zdrowia publicznego
jest znaczaca, wiec lepsze zrozumienie przyczyn tych choréb ma kluczowe znaczenie dla poprawy ich
diagnozowania, profilaktyki i leczenia.

Do choréb autoimmunologicznych nalezy wiele jednostek chorobowych, ktére mogg obejmowac rézne
narzady i uktady w organizmie: przewdd pokarmowy, ukfad nerwowy, tkanke faczng, skére czy tez
gruczoty wydzielania wewnetrznego. Do choréb autoimmunologicznych z zakresu gastroenterologii
zalicza sie nieswoiste zapalenia jelit - chorobe Lesniowskiego-Crohna oraz wrzodziejgce zapalenie jelita
grubego. Chorobami autoimmunologicznymi, ktére dotyczg uktadu nerwowego sg miastenia gravis,
stwardnienie rozsiane, zespdt Guillaina-Barrego oraz ostre rozsiane zapalenie mdzgu i rdzenia.

1 Autoimmune Diseases — Modern Diseases. European Parliament's Committee on Environment,
Public Health, and Food Safety. 2017 https://www.europarl.europa.eu/cmsdata/133620/ENVI%202017-
09%20WS%20Autoimmune%20diseases%20%20PE%20614.174%20(Publication).pdf
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Endokrynologia i diabetologia jest reprezentowana przez niedoczynnosé tarczycy (ch. Hashimoto),
nadczynno$¢ tarczycy (ch. Gravesa-Basedova), pierwotng niedoczynnos$¢ kory nadnerczy (ch.
Addisona) oraz cukrzyce typu 1 (insulinozalezng). tuszczyca oraz tysienie plackowate dotyczg skoéry.
Choroby autoimmunologiczne, ktére obejmujg tkanke taczng, to miedzy innymi toczent rumieniowaty
uktadowy, twardzina, uktadowe zapalenie naczyn, reumatoidalne zapalenie stawdéw, mtodziericze
idiopatyczne zapalenie stawdw, zesztywniajgce zapalenie stawdw kregostupa oraz tuszczycowe
zapalenie stawdéw. Do choréb autoimmunologicznych nalezg réwniez niedokrwistos¢ Addisona-
Biermera oraz sarkoidoza.

Leczenie choréb autoimmunologicznych ma na celu odbudowe systemu odpornosciowego (leki
biologiczne), ograniczenie aktywnosci uktadu odpornosciowego i ztagodzenie objawow choroby (leki
immunosupresyjne), leczenie niedobordéw (insulina — cukrzyca, kortyzol i aldosteron - niedoczynnos¢
kory nadnerczy, lewotyroksyna - niedoczynnos¢ tarczycy) lub pobudzanie uktadu odpornosciowego
(leki immunomodulujgce). W ostatnich latach dokonat sie prawdziwy przetom w leczeniu choréb
autoimmunologicznych szczegélnie w aspekcie dostepu do biologicznych oraz syntetycznych
celowanych lekdw modyfikujgcych przebieg choroby. Wg raportu PhRMA, ,,Medicines in Development
for Autoimmune Diseases” w 2016 r. byto ok. 300 opracowywanych nowych lekdw na choroby
autoimmunologiczne w réznych fazach badan klinicznych - w tym 76 nowych lekéw stosowanych w
autoimmunologicznych zapaleniach stawdéw; 58 lekdw w nieswoistych zapaleniach jelit; 39 lekéw w
toczniu; 34 leki w cukrzycy typu 1i 32 leki w stwardnienie rozsianym.?

W chorobach autoimmunologicznych niezmiernie istotna jest indywidualizacja terapii uwzgledniajgca
m.in. wiek, choroby wspdtistniejgce, czy tez pteé pacjenta, a takze jego preferencje, plany zawodowe
oraz potrzeby np. zwigzane z planowaniem rodziny. Istotny dla chorych na choroby
autoimmunologiczne jest czas, ktéry mija od pierwszych objawéw do rozpoczecia leczenia. W
przypadku przewlektych choréb autoimmunologicznych kluczowa jest szybka diagnoza i rozpoczecie
leczenia chorego. W tym aspekcie Sciezka diagnostyczno-terapeutyczna pacjenta w Polsce musi ulec
optymalizacji w zakresie przyspieszenia diagnozy, dostepu do skutecznego leczenia i pomiaru efektéw
tych dziatan. Bardzo wazna w tym procesie jest Swiadomos¢ spoteczenstwa i wiedza o chorobach
autoimmunologicznych. Fundamentalnym jest, aby w procesie diagnostyczno-terapeutycznym
traktowad pacjenta jak partnera. Po rozpoznaniu choroby, ktéra bedzie towarzyszyta choremu przez
cate zycie, lekarz powinien opracowac¢ wspdlnie z pacjentem plan leczenia. Musi wyttumaczy¢
pacjentowi, dlaczego na okreslanych etapach nalezy wigcza¢ konkretne terapie, ktére gwarantujg
zachowanie sprawnosci i remisje choroby. Czesto pomijanym aspektem przewlektych choréb
zapalnych sg szczegdlne wyzwania i rdznice w leczeniu zwigzane z ptcig. Przyktadowo, niektdre kobiety
z okreslonymi schorzeniami sg znacznie pdzniej niz mezczyzni trafnie zdiagnozowane pod katem ich
choroby, co moze wptyngé na wynik ich leczenia. Niektére przewlekte choroby zapalne mogg réwniez
powodowac u kobiet wiekszy bdl, stres i zmeczenie niz u mezczyzn z takimi samymi schorzeniami.
Ponadto, kobiety cierpigce na przewlekte choroby zapalne mogg mie¢ rézne obawy zdrowotne, np.
dotyczace planowania rodziny, a jednoczesnie mogg nie czuc sie wystarczajgco pewnie, by zadaé
wiasciwe pytania swojemu lekarzowi prowadzgcemu. Nalezy pamietac, ze pacjenci chorujacy na takie
choroby jak tuszczyca, tuszczycowe zapalenie stawdéw, reumatoidalne zapalenie stawodw czy
spondyloartropatie osiowe czesto borykajg sie ze stygmatyzacjg i wykluczeniem. Choroby
autoimmunologiczne to problem nie tylko medyczny, lecz takze spoteczny. Z racji na postepujacy

2 https://catalyst.phrma.org/new-phrma-report-new-medicines-in-development-for-autoimmune-diseases-
offer-patients-hope-for-brighter-futures
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przebieg, choroby te nieleczone prowadzg do inwalidztwa i Smierci. Biorgc pod uwage, ze diagnoza
dotyczy ludzi mtodych, prawidiowe leczenie pozwala na zahamowanie choroby i utrzymanie
aktywnosci rodzinnej, zawodowej i spotecznej. Z punktu widzenia interesu spotecznego skuteczne
leczenie oséb w wieku produkcyjnym chorujgcych na przewlekte choroby autoimmunologiczne to
uzasadniona inwestycja po stronie systemu ochrony zdrowia. Dzieki zahamowaniu progresji choroby
pacjenci sg skutecznie leczeni, utrzymujg wysoka jakosé zycia, wykazujg mniej absencji w pracy oraz
nie przechodzg na rente, co przektada sie na mniejsze wydatki panstwa. Na przewlekte choroby
autoimmunologiczne choruja mtode osoby, ktére nie chca wypadac¢ z rynku pracy i swoich rél
spotecznych. Gospodarce nie optaca sie ,traci¢” tych obywateli, dlatego ich leczenie powinno by¢
traktowane jako inwestycja. Nalezy wiec na problemy zdrowotne chorych na przewlekte choroby
autoimmunologiczne spojrzeé szerzej, zaréwno przez pryzmat wydatkdw na ich leczenie, jak i korzysci
klinicznych i ekonomicznych wynikajgcych z wczesniejszego rozpoczecia terapii i zahamowania
dalszego postepu choroby.

Ponizej przedstawiono wybrane choroby autoimmunologiczne oraz propozycje rozwigzan
systemowych w zakresie optymalizacji opieki medycznej nad chorymi.
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Atopowe zapalenie skéry

Atopowe zapalenie skéry (AZS) jest przewlektg, nawrotows i nieuleczalng dermatozg, ktéra wystepuje
zarowno u dzieci, jak i dorostych. Do rozwoju tej choroby dochodzi wskutek wspétdziatania czynnikéw
genetycznych, srodowiskowych, uszkodzenia bariery skérnej i zaburzen uktadu immunologicznego.
AZS zwigzane jest z szeregiem schorze wspdtistniejacych i powiktan, do ktérych zalicza sie m. in.
wyprysk rgk i powiek, czeste i nawracajgce zakazenia skory (bakteryjne, wirusowe, grzybicze),
alergiczny niezyt nosa, astme, nietolerancje pokarmowag czy choroby oczu, w tym zaéme oraz zapalenia
spojoéwek i rogdéwki. Te ostatnie, jesli majg charakter przewlekty, moga prowadzi¢ do uposledzenia
wzroku.

Atopowe zapalenie skdry to choroba, ktéra uposledza funkcjonowanie zaréwno w zyciu spotecznym,
jak i zawodowym. W najtrudniejszej sytuacji sg dorosli pacjenci z ciezkim przebiegiem AZS, ktérzy
doswiadczajg uczucia $wigdu i bélu przez 24 godziny na dobe, 7 dni w tygodniu. Wyczerpali oni juz



wszystkie mozliwosci terapeutyczne dostepne w Polsce, czyli leczenie objawowe polegajgce na
stosowaniu miejscowych glikokortykosteroidéw (mGKS) lub miejscowych inhibitoréw kalcyneuryny
(mIK), ktére w ich przypadku okazaty sie nieskuteczne, a choroba powrdcita ze zdwojong sitg. Jedynym
ratunkiem dla tej grupy chorych jest dupilumab, wysoce skuteczne przeciwciato monoklonalne, ktére
w krétkim czasie pozwala zredukowac ucigzliwy Swiad i przeja¢ kontrole nad chorobg. Na te terapie
czekajg w Polsce zaréwno pacjenci jak i lekarze. Istnieje wyrazna potrzeba indywidualizacji leczenia
chorych z AZS. Choroba ta odznacza sie wysokim stopniem stygmatyzacji spotecznej i dodatkowo ma
swoje potezne konsekwencje finansowe w zwigzku z dodatkowymi kosztami posrednimi.
Dostosowanie odpowiedniej terapii dla kazdego pacjenta ma tutaj kluczowe znaczenie.

Koszty leczenia chorych na AZS sg istotne. Na podstawie danych NFZ szacowa¢ mozna, ze roczny koszt
leczenia jednego chorego wynosit w 2017 roku od 155 PLN do 394 PLN (w zaleznosci od wojewoddztwa).
Wskazane koszty zostaty przedstawione z perspektywy NFZ, nie obejmuje ona kosztow ponoszonych
przez pacjentow, w tym przyktadowo kosztu emolientéw, prywatnych konsultacji z lekarzami. Gtéwng
kategorie kosztowa stanowi ambulatoryjna opieka specjalistyczna, jednak koszt hospitalizacji mozna
uznac za porownywalny. Zgodnie z raportem European Federation of Allergy and Airways (EFA) z 2018
r., jedynie 5% pacjentdéw z AZS nie ponosi dodatkowych kosztéw zwigzanych z chorobg. Sredni koszt
ponoszony przez pacjenta wynosit az 927,12 EUR rocznie. W Polsce nalezy zwrdcié¢ uwage na kolejny
problem — zwigzany z dostepem do lekarzy. Do wskazanych kosztéw nalezy zatem dodac koszt wizyt
lekarskich finansowanych przez chorych z powodu utrudnionego dostepu do Swiadczen
ambulatoryjnych finansowanych z budzetu ptfatnika publicznego. W raporcie oceniajgcym sytuacje
chorych na AZS wskazano, ze az 35% badanych korzystato wytgcznie z leczenia prywatnego, zas 7% z
abonamentéw lub dodatkowych ubezpieczen. Leczenie mieszane czesciowo na NFZ, a cze$ciowo
prywatnie realizowato 40% respondentdéw. Zaledwie 20% badanych korzystato wyfacznie z opieki
finansowanej przez ptatnika publicznego.®> W chwili obecnej, dostep do terapii innowacyjnej maja
pacjenci z ciezkg postacig choroby, natomiast korzysci kliniczne z terapii mogliby odnies¢ réwniez
pacjenci z umiarkowana postacig choroby, gdyby mozna byto zastosowac u nich terapie innowacyjna.
Najnowszg opcjg terapii AZS jest barycytynib, selektywny inhibitor kinaz JAK1 i JAK2. Barycytinib zostat
zarejestrowany w Unii Europejskiej w leczeniu AZS o nasileniu umiarkowanym do ciezkiego 16
wrzesnia 2020 r.* Jest to pierwszy celowany lek syntetyczny w formie doustnej, co jest bardzo wazne
w dobie pandemii COVID-19 oraz ambulatoryzacji opieki medycznej w Polsce. Jego skutecznos¢ i
bezpieczenstwo zostaty potwierdzone w badaniach randomizowanych. Od listopada 2022 r.
barycytynib i upadacytinib zostaty zrefundowane w ramach programu lekowego B.124.LECZENIE
CHORYCH Z CIEZKA POSTACIA ATOPOWEGO ZAPALENIA SKORY (ICD-10: L20) dla pacjentéw od 18. roku
zycia z ciezka postacig atopowego zapalenia skéry (EASI>20), upadacytynib dla mtodziezy w wieku 12-
17 lat, a dupilumab dla dzieci w wieku 6-11 lat. KlinicysSci i pacjenci wnioskujg o ztagodzenie kryteriow
programu lekowego o posta¢ umiarkowang AZS, tak jak to wprowadzono od 1 marca 2023 r. w
programie lekowym B.47. LECZENIE UMIARKOWANEJ | CIEZKIE) POSTACI tUSZCZYCY PLACKOWATEJ
(ICD-10: L40.0).

tuszczyca

tuszczyca plackowata, jako przewlekta ogdlnoustrojowa choroba zapalna, zwigzana jest z
wystepowaniem choréb wspdtistniejacych takich jak: tuszczycowe zapalenie stawow, zespot
metaboliczny, otytos$¢ czy depresja. Co wazne, kazde zaostrzenie wystepujgce w przebiegu tuszczycy

3 https://e-medycyna.pl/wp-content/uploads/2021/04/Atopowe-Zapalenie-Skory-Raport.pdf
4 https://ec.europa.eu/health/documents/community-register/html/h1170.htm
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wigze sie u chorych réwniez z pogorszeniem chordb wspdtistniejgcych. tuszczyca ma zatem wptyw na
caty organizm. Ma tez bardzo negatywny wptyw na zdrowie psychiczne pacjentéw, poniewaz ze
wzgledu na zmiany skérne i niepetnosprawnosé, ktéra moze by¢ wynikiem tZS, jest chorobg silnie
stygmatyzujgcy. Choroba u wiekszosci pacjentdw ma ogromny wptyw na wszystkie obszary zycia — od
rodzinnego po zawodowe. Jest chorobg, ktéra determinuje cate zycie chorego. Wazne zatem, aby w
leczeniu tuszczycy lekarze mieli mozliwos¢ indywidualizacji terapii i dostosowania jej do potrzeb
danego chorego, tak aby w mozliwie najwiekszym stopniu wyeliminowaé wptyw choroby na zycie
pacjenta. Aktualnie w programie lekowym B.47. LECZENIE UMIARKOWANEJ | CIEZKIEJ POSTACI
tUSZCZYCY PLACKOWATEJ (ICD-10: L40.0) refundowanych jest 11 substancji czynnych, a od 1 marca
2023 r. nastgpity szerokie zmiany realizujgce w petni postulaty klinicystow i pacjentéw. Rozszerzono
wskazania refundacyjne o umiarkowang posta¢ fuszczycy plackowatej dla lekdw dotychczas
dostepnych w ciezkiej postaci tuszczycy, zniesiono limit czasu leczenia oraz obnizono wiek leczenia
adalimumabem do pacjentdw powyzej 4 roku zycia i leczenia ustekinumabem, iksekizumabem,
sekukinumabem do pacjentdw powyzej 6 roku zycia. Dodatkowo wprowadzono monitorowanie
skutecznosci leczenia przez Zespot Koordynacyjny, mozliwos¢ przeprowadzenia wizyty w programie w
formie zdalnej konsultacji oraz uregulowano sprawe leczenia w warunkach domowych.

Reumatoidalne Zapalenie Stawéw i Mlodziencze Idiopatyczne Zapalenie Stawéow

Autorzy raportu pt. ,,Mapa najgrozniejszych zapalnych choréb reumatycznych. Droga pacjenta od
objawdéw do rozpoznania” sygnalizuja, ze jeszcze w tym roku — pacjent, ktdrego lekarz po raz pierwszy
skieruje do reumatologa z podejrzeniem jednej z 15 zapalnych choréb reumatycznych przebiegajgcych
z objawami wczesnego zapaleniem stawéw — skorzysta — z ,szybkiej sciezki” realizowanej w ramach
kompleksowej opieki. Tym samym pacjent skrdci swojg droge od momentu pojawienia sie pierwszych
objawéw rozpoznania choroby o wiele miesiecy, a niekiedy nawet o kilka do kilkunastu lat. Wéréd 15
chordb, ktére zostaty zakwalifikowane do nowego projektu $wiadczenia zdrowotnego ,kompleksowej
opieki nad pacjentem z wczesnym zapaleniem stawéw KOWZS” nalezy wymienic: odczynowe zapalenie
stawéw (zespdt Reitera), serododatnie reumatoidalne zapalenie stawdw, inne reumatoidalne
zapalenie stawdw, artropatie tuszczycowe i towarzyszgce chorobom jelit, tuszczyce stawowg, dne
moczanowag, inne zapalenie stawdw, guzkowe zapalenie tetnic i choréb pokrewnych, zapalenie skérno-
miesniowe, twardzine uktadowg, tocznia rumieniowatego uktadowego, inne uktadowe zajecia tkanki
tacznej, zesztywniajgce zapalenie stawdéw kregostupa, inne zapalne choroby kregostupa i zapalenie
miesni. Na zapalne choroby reumatyczne chorujg ludzie mtodzi, ktérzy czesto tgczg pierwsze objawy
choroby z niewielkim urazem zwigzanym z ich normalng aktywnoscig fizyczng, a zapalne bdle
kregostupa z jego przecigzeniem. W ciggu pierwszych tygodni trwania objawdéw zapalenia stawodw
znaczna czes¢ chorych nie spetnia kryteriéw kwalifikacyjnych i diagnostycznych dla konkretnej choroby
reumatycznej. Zapalenie takie okresla sie jako: wczesne zapalenie stawdéw, ktére moze rozwingé sie
m.in. w reumatoidalne zapalenie stawdw (RZS)®. Ministerstwo Zdrowia oczekuje, ze zmiana pozwoli na
szybszg diagnostyke pacjentéw, a takze poprawi koordynacje opieki nad chorymi. Do konsultacji
skierowano wtasnie projekt rozporzadzenia ws. pilotazu. Z szacunkéw resortu wynika, ze z modutu
diagnostycznego skorzysta nawet 4,5 tys. pacjentéw, natomiast z modutu opieki 2,5 tys. Zmiana
spojrzenia na organizacje opieki nad chorymi z zapalnymi chorobami reumatycznymi - to gtdwny cel
wdrozenia pilotazu kompleksowej opieki specjalistycznej nad pacjentami z wczesnym zapaleniem

5 Mapa najgrozniejszych zapalnych choréb reumatycznych. Droga pacjenta od objawdéw do rozpoznania. Raport opracowany
przez Narodowy Instytut Geriatrii, Reumatologii i Rehabilitacji w Warszawie, Konsultanta Krajowego w dziedzinie
reumatologii, Fundacje Eksperci dla Zdrowia. Warszawa, 8 lipca 2022 roku



stawdw. Pacjenci uczestniczacy w pilotazu bedg mogli liczy¢ na trwajacg rok opieke
wielospecjalistycznego zespotu. W ramach programu pilotazowego diagnozowani beda wszyscy
Swiadczeniobiorcy z okreslonym rozpoznaniem ICD—-10 oraz z objawami zapalenia stawéw. Program
pilotazowy KOWZS sktada sie z dwdch modutéw (Modut | etap diagnostyczny i Modut Il etap
kompleksowej opieki). Do modutu opieki kwalifikowani beda pacjenci jedynie z tuszczycowym
zapaleniem stawoéw (tZS), zesztywniajgcym zapaleniem stawdw kregostupa (ZZSK), reumatoidalnym
zapaleniem stawdw (RZS) oraz chorzy z spondyloartropatig (SpA). Pozostali chorzy zostang skierowani
na dalsza diagnostyke i leczenie poza programem pilotazowym.®

We wszystkich zapalnych chorobach reumatycznych istotne jest jak najwczes$niejsze rozpoznanie i
wigczenie skutecznego leczenia. Zta organizacja opieki nad pacjentem z zapalng chorobg reumatyczna
powoduje opdznienia diagnostyczne.” Zgodnie z rekomendacjami towarzystw naukowych choroby
zapalne stawdéw powinny by¢ diagnozowane w jak najkrétszym czasie. W przypadku reumatoidalnego
zapalenia stawdéw (RZS) zaleca sie postawienie diagnozy maksymalnie w ciggu 12 tygodni od
wystgpienia objawdw, a w przypadku tuszczycowego zapalenia stawdw (£ZS) - maksymalnie w ciggu 6
miesiecy.® Tyle czasu wynosi tzw. okno mozliwosci terapeutycznych - window of opportunity,
pozwalajgce na zahamowanie postepujgcej choroby, przy jednoczesnym zachowaniu sprawnosci
pacjenta. Tymczasem w Polsce RZS jest diagnozowane srednio po uptywie 35 tygodni, a tylko 10-20%
chorych ma ustalone rozpoznanie i wtgczone leczenie w ciggu 12 tygodni. W przypadku chorych na £ZS
postawienie rozpoznania trwa nawet 7-8 lat. Dlatego istotne jest, aby system ochrony zdrowia
promowat wczesne rozpoznanie chordb zapalnych stawdw. Dzieki takim standardom miodzi ludzi
moga pozostaé na rynku pracy i co najwazniejsze, nie umierajg przedwczesnie z powodu zawatéw,
udardw i innych schorzen rozwijajgcych sie na podtozu nieleczonego procesu zapalnego.

Kompleksowa opieka nad pacjentem z zapaleniem stawdéw wymaga opracowania przez ekspertéow
Sciezki diagnostyczno-terapeutycznej pacjenta pozwalajgcej na wczesng diagnostyke i umozliwienie
wczesnego rozpoczecia skutecznej terapii. Indywidualizacja terapii ma tu ogromne znaczenie. Dlatego
tak istotne byto ujednolicenie i uproszczenie zapiséw odpowiednich programéw lekowych z
udostepnieniem podobnych schematéw leczenia. Baricytynib, selektywny inhibitor kinaz JAK1 i JAK2
jest zarejestrowany w leczeniu czynnego reumatoidalnego zapalenia stawdw o nasileniu
umiarkowanym do ciezkiego u dorostych pacjentéow, u ktérych odpowied? na terapie lekami
modyfikujgcymi przebieg choroby (DMARDs) jest niewystarczajaca, lub ktorzy nie tolerujg takiego
leczenia.® Baricytynib jest refundowany publicznie od 1 wrze$nia 2019 r. w | linii terapii, a od 1 stycznia
2022 r. w Il i kolejnych liniach terapiiw ramach programu lekowego B.33. LECZENIE AKTYWNEJ
POSTACI REUMATOIDALNEGO ZAPALENIA STAWOW | MtODZIENCZEGO IDIOPATYCZNEGO ZAPALENIA
STAWOW. Duza aktywno$¢ choroby powinna by¢ udokumentowana w trakcie dwéch badan lekarskich
w odstepie 1-3 miesiecy. Duzg aktywnos¢ choroby stwierdza sie, gdy jest spetnione jedno z ponizszych
kryteridéw: wartos¢ DAS 28 — wieksza niz 5,1 albo wartos¢ DAS — wieksza niz 3,7 albo wartos¢ SDAI —
wieksza niz 26. Jest kluczowe, aby pacjenci mieli dostep do innowacyjnych metod leczenia juz w niskim
stopniu zaawansowania chordb zapalnych stawéw. Jest duze ryzyko, ze pacjenci z umiarkowang
aktywnoscig choroby, nieleczeni lekami innowacyjnymi (leki biologiczne oraz leki syntetyczne
celowane) w niedtugim czasie rozwing bardziej zaawansowane stadium chorobowe z duzg aktywnoscig

6 https://cowzdrowiu.pl/aktualnosci/post/pilotaz-opieki-nad-pacjentami-z-zapaleniem-stawow-juz-wkrotce
7 https://www.mzdrowie.pl/medycyna/reumatologia-raport-otwarcia-i-plany-zmian-systemowych/

8 Wczesna diagnostyka chordb reumatycznych- ocena obecnej sytuacji i rekomendacje zmian. IRGIR, 2014
https://spartanska.pl/wp-content/uploads/raport_wczesna diagnostyka ChR.pdf

9 https://ec.europa.eu/health/documents/community-register/2017/20170213136870/anx_136870 pl.pdf
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choroby. Gdy zastosuje sie u nich leczenie innowacyjne mozliwe jest zatrzymanie choroby i normalne
funkcjonowanie. Dlatego klinicysci i pacjenci wnioskujg o umozliwienie dostepu do tych terapii
pacjentéw z umiarkowang aktywnoscig choroby zapalnej stawow.

Stwardnienie rozsiane

Stwardnienie rozsiane (SM) to jedna z najczesciej wystepujgcych w swiatowej populacji choréb uktadu
immunologicznego, ktéra dotyka osrodkowego uktadu nerwowego (czyli mézgu i rdzenia kregowego).
Stwardnienie rozsiane ma trzy gtéwne postacie: rzutowo-remisyjng (ang. relapsing-remitting MS,
RRMS), pierwotnie postepujgcy (ang. primary progressive MS, PPMS) oraz wtdrnie postepujaca (ang.
secondary progressive MS, SPMS). SM charakteryzuje sie duzg réznorodnoscig objawdw, u kazdej
osoby z SM mogg pojawiaé sie inne z nich, o réznym nasileniu i czasie wystgpienia.'® W Polsce wg
szacunkdéw NFZ na SM choruje ok. 45 tys. oséb, a co roku przybywa ok. 2 tys. nowych pacjentéw.

W leczeniu pacjentdow z SM, czas odgrywa kluczowa role, dlatego istotne jest zatrzymanie rozwoju
choroby przez wtaczenie skutecznego leczenia jak najszybciej po postawieniu diagnozy. Obecnie w
ramach programu lekowego B.29 jest leczonych ok. 20 tys. pacjentéw w 129 osrodkach klinicznych. W
programie lekowym B.29.LECZENIE CHORYCH NA STWARDNIENIE ROZSIANE (ICD-10: G35) od 1
listopada 2022 r. jest refundowane publicznie leczenie stwardnienia rozsianego 15 substancjami
czynnymi: postac rzutowo - remisyjna (RRMS) w | linii leczenia: interferon beta-1a, interferon beta-1b,
peginterferon beta-1a, octan glatirameru, fumaran dimetylu, teryflunomid, ozanimod, ponesimod,
ofatumumab; postaé rzutowo - remisyjna (RRMS) w Il linii leczenia: okrelizumab, fingolimod,
natalizumab, alemtuzumab, kladrybina; szybko rozwijajgca sie, ciezka posta¢ choroby (RES RRMS):
fingolimod, natalizumab, alemtuzumab, kladrybina; posta¢ pierwotnie postepujgca (PPMS):
okrelizumab; posta¢ wtdrnie postepujgca (SPMS): interferon beta-1b, siponimod. Istnieje potrzeba
refundacji publicznej okrelizumabu od | linii leczenia postaci rzutowo - remisyjnej stwardnienia
rozsianego (RRMS).

Miastenia gravis

Miastenia gravis jest chorobg autoimmunologiczng czesci postsynaptycznej ztgcza nerwowo-
miesniowego, ktdrej przebieg kliniczny charakteryzuje duza zmiennos$¢ objawdw. Nasilenie objawoéw
waha sie od fagodnych objawdw ocznych po zagrazajgcy zyciu stan, jakim jest przetom miasteniczny.
Najwazniejszymi objawami miastenii sg ostabienie i meczliwos¢ réznych grup miesniowych. Z reguty
choroba zaczyna sie od objawdw ocznych, takich jak opadanie powieki lub powiek oraz state lub
nawracajgce podwdjne widzenie. U ponad potowy pacjentéw w okresie od kilku dni do 2 lat od
wystgpienia objawdw ocznych dochodzi do uogdlnienia objawéw. Dochodzi wtedy do, zaburzer mowy,
gryzienia i potykania, ostabienia miesni konczyn goérnych i dolnych, ostabienia miesni oddechowych
prowadzac do dusznosci w zwigzku z wysitkiem fizyczny, czy nawet do niewydolnosci oddechowe].
Algorytm postepowania terapeutycznego w miastenii nie jest jednoznacznie zdefiniowany, a decyzje
terapeutyczne powinny uwzgledniaé nasilenie objawéw, wiek czy inne problemy zdrowotne pacjenta.
Aktualnie dostepna w Polsce standardowa terapia obejmujgca steroidy, immunsupresanty, czy leki
immunomodulujgce moze nie by¢ wystarczajgca do trwatej kontroli objawdéw choroby, a dodatkowo
moze wigza¢ sie z obcigzajagcymi dziataniami niepozgadanymi. Nieprawidiowa aktywacja uktadu
dopetniacza jest jednym z mechanizméw patogenezy u pacjentéw z miastenia. U wiekszosci pacjentéw
z MG (ok. 85%) wystepujg przeciwciata przeciw receptorowi acetylocholiny (ang. anti-acetylcholine
receptor, AChR). Wigzanie przeciwciat anty-AChR prowadzi do aktywacji klasycznej kaskady uktadu

10 https://ptsr.org.pl/strona/4,czym-jest-sm
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dopetniacza, utworzenia kompleksu atakujagcego btone (MAC, ang. membrane attack complex), a w
konsekwencji zniszczenia btony postsynaptycznej zfagcza nerwowo-miesniowego. Rawulizumab to
przeciwciato monoklonalne, ktére w sposéb swoisty wigze sie z biatkiem C5 dopetniacza, hamujgc w
ten sposodb jego rozktad na biatko C5a i C5b, zapobiegajgc utworzeniu kompleksu atakujgcego btone,
ktéry to u pacjentdw z miastenia powstaje na potgczeniu nerwowo-miesniowym i prowadzi do
uposledzenia przewodzenia nerwowo-miesniowego. To pierwszy i jak do tej pory jedyny
zarejestrowany przez EMA w 2019 r. dtugodziatajacy inhibitor C5, ktéry zapewnia szybka, kompletng i
dtugotrwatg inhibicje uktadu dopetniacza.!* Rawulizumab wskazany jest do stosowania jako terapia
dodatkowa do standardowego leczenia dorostych pacjentéw z uogdlniong miastenig gravis (gMG), u
ktérych wystepuja przeciwciata przeciw receptorowi acetylocholiny. Rawulizumab, dzieki celowanemu
mechanizmowi dziatania i hamowaniu nieprawidtowej aktywnosci uktadu dopetniacza, zapewnia
wczesne i dtugotrwate leczenie gMG anty-AChR bez ucigzliwych dziatan niepozgdanych czesto
obserwowanych w przypadku innych metod leczenia. Leczenie rawulizumabem charakteryzuje sie
przewidywalnym i korzystnym schematem dawkowania. Lek podawany jest w infuzji dozylnej co 8
tygodni w fazie podtrzymujgcej leczenia, co przektada sie na jedynie 6-7 podan w ciggu roku.
Skutecznos¢ i bezpieczenstwo rawulizumabu w leczeniu pacjentéw z gMG i any-AChR oceniana byta w
ramach wieloosrodkowego, randomizowanego, podwdjnie zaslepionego badania klinicznego Il fazy
CHAMPION MG. Dodatkowo dfugoterminowa skutecznos¢ rawulizumabu zostata potwierdzona w
przedtuzonej fazie badania. U pacjentéw z gMG wykazano istotng klinicznie poprawe w zakresie
objawow miastenii w skali oceny czynnosci dnia codziennego w miastenii (ang. Myasthenia Gravis
Activities of Daily Living, MG-ADL) oraz w iloSciowej skali oceny nasilenia klinicznych objawéw miastenii
(QMG), a takie w zakresie jakosSci zycia. Poprawa wynikéw nastepowata juz po 1 tygodniu od
rozpoczecia leczenia i utrzymywata sie w ciggu catego okresu obserwacji. Jednoczesnie stosowanie
rawulizumabu pozwolito na ograniczenie stosowania kortykosteroidéw u pacjentéw z gMG. Terapia
rawulizumabem charakteryzowata sie takze korzystnym profilem bezpieczenstwa. Szybki poczatek
dziatania leku i dtugi odstep pomiedzy kolejnymi dawkami odréznia rawulizumab od innych terapii
stosowanych w leczeniu miastenii. Dla pacjentéw z gMG szybka poprawa w zakresie MG-ADL
odzwierciedla zdolnos¢ do szybkiego odzyskania sprawnosci w rutynowych czynnosciach. Trwata
skuteczno$¢ rawulizumabu, w tym korzystny wptyw na zmniejszenie czestosSci wystepowania
pogorszenia stanu klinicznego i stosowania terapii ratunkowej moze zmniejszy¢ obcigzenie choroba.
Trwata poprawa kliniczna osiggnieta dzieki statemu i przewidywalnemu dawkowaniu pomaga radzi¢
sobie z nieprzewidywalnoscig przewlektej, zmiennej choroby i obcigzeniem zwigzanym z chorobg i
moze prowadzi¢ do zwiekszenia aktywnosci pacjentow oraz ich opiekundw.

Nieswoiste zapalenia jelit: wrzodziejace zapalenie jelita grubego oraz choroba

LeSniowskiego-Crohna

Nieswoiste zapalenia jelit (NZJ) to choroby zapalne przewodu pokarmowego o przewlektym
charakterze, rozwijajagce sie w jelicie cienkim lub grubym. Za najczestsze w tej grupie uwaza
sie wrzodziejgce zapalenie jelita grubego (WZJG) oraz chorobe Lesniowskiego-Crohna (Ch L-C). Szacuje
sie, ze w Polsce na NZJ choruje nawet do 50 tys. 0sdb, w tym 10-15 tys. na chorobe Lesniowskiego-
Crohna (Ch L-C) i 35-40 tys. na wrzodziejace zapalenie jelita grubego (WZJG).1? Leczenie NZJ zalezy od

11 https://ec.europa.eu/health/documents/community-register/htm|/h1371.htm

12 Raport ,Analiza kosztéw ekonomicznych i spotecznych ze szczegdlnym uwzglednieniem choroby Lesniowskiego-Crohna
i wrzodziejgcego zapalenia jelita grubego”; 2017 rok; Instytut Zarzgdzania w Ochronie Zdrowia, Uczenia tazarskiego. Raport
dostepny jest na: https://izwoz.lazarski.pl/fileadmin/user upload/Raport - Gastroenterologia - scalony.pdf
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stopnia nasilenia objawéw. W przypadku, gdy leczenie klasycznymi lekami jest niewystarczajgce,
konieczna jest intensyfikacja terapii. Taka mozliwos¢ stwarzajg leki biologiczne dostepne w
programach lekowych. Niestety ta forma leczenia ma swoje ograniczenia wynikajgce z limitu czasu
uczestniczenia w ww. programach do roku (WZJG) lub dwéch lat (Ch L-C). Po uptywie tego czasu
pacjenci nie mogg kontynuowac refundowanego leczenia biologicznego, co niekiedy z uptywem czasu
moze skutkowac pogorszeniem stanu ich zdrowia. Chorzy mogg ponownie zosta¢ wtgczeni do
programu lekowego dopiero wéweczas, gdy nastgpi nawrdt choroby i ciezkie nasilenie jej objawow.
Pacjenci i lekarze apelujg o wprowadzenie szybszej diagnostyki i wigczanie do programu lekowego na
wczesniejszym etapie choroby; kontynuacji programu lekowego tak dtugo, jak jest to konieczne, o czym
powinien decydowac lekarz w porozumieniu z pacjentem; wtgczania do leczenia w ramach programoéw
lekowych wszystkich tych pacjentéw, ktdrzy zgodnie z uznanymi miedzynarodowymi wytycznymi, majg
wskazania do zastosowania leku biologicznego oraz skutecznej edukacji na temat programéw
lekowych, jako opcji terapeutyczne;.

Sré6dmiazszowa choroba ptuc zwiazana z twardzina uktadowa

Sréodmigzszowa choroba ptuc w przebiegu twardziny ukladowej to przewlekta choroba ptuc
powodujgca bliznowacenie tkanek (wtdknienie) i/lub stan zapalny, ktére tworzg sie w Scianach
pecherzykdw ptucnych pacjentéw ze sklerodermia.!® Jest ona gtéwng przyczyna $miertelnosci wéréd
chorych na twardzine uktadowg, odpowiadajgca za okoto 35% zgondw zwigzanych z tg choroba.'* Od
lipca 2022 r. jest refundowana publicznie pierwsza celowana terapia dla pacjentéw z chorobg
$rodmigzszowa ptuc zwigzang z twardzing uktadowg - nintedanib w ramach programu lekowego B.135.
LECZENIE NINTEDANIBEM CHOROBY éRODMIAZSZOWEJ PLUC ZWIAZANEJ Z TWARDZINA UKLADOWA
(ICD-10: M34, J.99.1).

Toczen Rumieniowaty Uktadowy

Toczen rumieniowaty uktadowy (TRU) to choroba autoimmunologiczna, ktéra rozwija sie w wyniku
ztozonych zaburzen uktadu odpornosciowego, prowadzgc do przewlektego stanu zapalnego wielu
tkanek i narzadéw °. TRU to choroba, w ktdrej uktad odpornosciowy atakuje zdrowg tkanke®. W
Europie na TRU choruje okoto 250 000 osdéb, wiekszo$¢ z nich to kobiety, u ktérych rozpoznanie
stawiane jest pomiedzy 15 a 45 rokiem zycia'’. Blisko 2/3 zachorowan wystepuje miedzy 16. a 55. r.z.
Umieralno$¢ wsrdd chorych na TRU jest 3 razy wieksza niz w populacji ogdlnej. Przyczyng zgonu we
wczesnym okresie choroby s3g najczesciej zakazenia oraz ciezkie zmiany narzadowe (zajecie
osrodkowego uktadu nerwowego, uktadu sercowo-naczyniowego, ostre toczniowe zapalenie ptuc,
ciezka nefropatia), a pdzniej — powikfania leczenia (zakazenia), nastepstwa przyspieszonej miazdzycy
oraz zakrzepica. Za majgce wptyw na rozwdj tocznia uznawane sg czynniki: genetyczne, hormonalne,
Srodowiskowe i ztozone zaburzenia immunologiczne, w tym wyrdznia sie: infekcje wirusowe

13 Pulmonary Fibrosis Foundation. Scleroderma-associated interstitial lung disease (SSc-ILD). Dostepne na stronie:
https://www.pulmonaryfibrosis.org/docs/default-source/disease-education-brochures/pf-fact-sheet-series---ssc-

ild digital.pdf?sfvrsn=ae99918d 2 (link is external)

14 Tyndall A i wsp. Causes and risk factors for death in systemic sclerosis: a study from the EULAR Scleroderma Trials and
Research (EUSTAR) database. Ann Rheum Dis 2010;69:1809-1815.

15 Musiat J, Hruby Z. 3. Toczen rumieniowaty uktadowy. W: Interna Musiat 2021a. VIl Choroby reumatyczne. D. Choroby
tkanki facznej. Medycyna Praktyczna Krakéw 2021; 2065- 2075.

16 Bruce IN, et al. Factors associated with damage accrual in patients with systemic lupus erythematosus: results
from the systemic lupus international collaborating Clinics (SLICC) inception cohort. Ann Rheum Dis. 2015; 74: 1706-
1713.

17 Cornet A, et al. Living with systemic lupus erythematosus in 2020: a European patient survey. Lupus Sci Med.
2021; 8: e000469.
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(przypisuje sie im najwieksze znaczenie), stosowanie lekéw, promieniowanie stoneczne, styl zycia.
Objawy ogdlne, wystepujace zwykle u 50-100% chorych, obejmujg: ostabienie, meczliwos¢, stan
podgoraczkowy lub gorgczke, utrate masy ciata. Rozwojowi TRU sprzyjajg takze: depresja,
niedokrwisto$¢, miopatia spowodowana przewlektym przyjmowaniem glikokortykosteroidéw (GKS) i
zakazenia. Najbardziej charakterystyczne/najczestsze objawy tocznia dotyczg skéry (rumien na twarzy
w ksztatcie motyla, lub rumien pojawiajacy sie na innych czesciach ciata, np. pod wptywem storica) oraz

stawdw (bdle stawdw)8,

Objawy tocznia nie sg charakterystyczne, u kazdego pacjenta choroba moze przebiegaé inaczej, dlatego
rozpoznanie TRU moze trwac dtugo. Toczen jest trudny do leczenia z powodu réznorodnego przebiegu
19, Konieczne jest zréznicowanie objawdéw TRU od innych jednostek chorobowych, m.in. innych choréb
autoimmunologicznych, choréb krwi, zakazen czy tradziku rézowatego (Musiat, 2021). Rozpoznanie
TRU powinno by¢ ustalane na podstawie typowych objawdw klinicznych oraz wynikéw badan
pomocniczych (zgodnie z kryteriami klasyfikacyjnymi TRU z 2019 r., opracowanymi przez American
College of Rheumatology (ACR) i European League Against Rheumatism (EULAR) , m.in. badan krwi,
celem potwierdzenia obecnosci przeciwciat ANA (miano przeciwciat przeciwjgdrowych > 1:80 w tescie
na ludzkich komérkach nabtonkowych).

Celem leczenia TRU jest kontrola objawdw pacjenta i poprawa jakosci zycia, w tym minimalizacja
uszkodzeri narzaddw oraz ograniczenie $miertelnosci?t. Obecnie w ramach terapii tocznia
wykorzystywane sg leki przeciwmalaryczne, immunosupresyjne oraz glikokortykosteroidy, ktérych
stosowanie wigze sie z ryzykiem wystepowania powaznych skutkéw ubocznych. Rozwigzaniem jest
zastosowanie leczenia biologicznego — anifrolumabu, w ramach terapii uzupetniajgcej, ktore jest
jednak wcigz niedostepne dla polskich pacjentéow. Standardy opieki nad chorymi z TRU w ciggu
ostatnich 60 lat nie ulegty bardzo radykalnej zmianie??. Leczenie tocznia, z uwagi na przebieg tej
jednostki, ma charakter zindywidualizowany i uwzglednia w duzej mierze zakres i lokalizacje zmian?3.
Zgodnie z aktualnymi wytycznymi praktyki klinicznej leczenie TRU powinno skutkowa¢ remisjg lub niska
aktywnoscig choroby, a takze zapobiegad jej zaostrzeniom, przy stosowaniu najnizszych skutecznych
dawek glikokortykosteroidéw?*. W przypadku stosowania glikokortykosteroidéw u okoto 70% chorych
dochodzi do ponownego zaostrzenia choroby, mimo osiggniecia wstepnego stanu remisji lub matej
aktywnoéci choroby?®. Stosowanie glikokortykosteroidéw prowadzi do uszkodzenia narzaddw, ktére sg
juz dotkniete w nastepstwie toczgcej sie choroby?®. Mimo stosowania dostepnego leczenia, TRU

18 Musiat J, Hruby Z. 3. Toczen rumieniowaty uktadowy. W: Interna Musiat 2021a. VIl Choroby reumatyczne. D. Choroby
tkanki tagcznej. Medycyna Praktyczna Krakéw 2021; 2065- 2075.

19 Daca A, Bryl E. Toczen rumieniowaty uktadowy — kryteria diagnostyczne i kliniczne skale oceny aktywnosci choroby — rys
historyczny. Forum Medycyny Rodzinnej 2013; 7(5): 225-243

20 Aringer M, et al. 2019 European League Against Rheumatism/American College of Rheumatology Classification Criteria
for Systemic Lupus Erythematosus. Arthritis Rheumatol. 2019;71(9):1400-1412.

21 Kaul A. i wsp. Toczen rumieniowaty uktadowy. Nature Reviews Disease Primer, tom 2, czerwiec 2016

22 Dominik Samotij, Leczenie tocznia rumieniowatego uktadowego — wyzwania i perspektywy na przysztos¢. Forum
Dermatologicum 2018, tom 4, nr 2, 70-77.

23 Gordon C, Amissah-Arthur MB, Gayed M, et al. The British Society for Rheumatology guideline for the management of
systemic lupus erythematosus in adults. Rheumatology (Oxford). Jan 1 2018;57(1):e1-e45.

24 Gordon C, Amissah-Arthur MB, Gayed M, et al. The British Society for Rheumatology guideline for the management of
systemic lupus erythematosus in adults. Rheumatology (Oxford). Jan 1 2018;57(1):e1-e45.

25
https://bipold.aotm.gov.pl/assets/files/zlecenia_mz/2022/112/AW/112%20AW%200T.4231.64.2022%20Saphnelo%20APD
_REOPTR.pdf

26 Dominik Samotij, Leczenie tocznia rumieniowatego uktadowego — wyzwania i perspektywy na przysztos¢. Forum
Dermatologicum 2018, tom 4, nr 2, 70-77.
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cechuje wysoki wskaznik chorobowosci, co wptywa negatywnie na jakos¢ zycia chorych, a dodatkowo
zwieksza wykorzystanie zasobdw opieki zdrowotnej?’. Istnieje howoczesne leczenie biologiczne —
anifrolumab, mozliwe do stosowania w ramach leczenia uzupetniajgcego (moze by¢ dodane do juz
istniejgcego schematu leczenia chorego, pozwalajgc osiggnac remisje lub niskg aktywnosé choroby
oraz zapobiec zaostrzeniom z uzyciem najnizszych skutecznych dawek glikokortykosteroidéw)?,
Anifrolumab jest w petni ludzkim przeciwciatem monoklonalnym, ktére wigze sie z podjednostka 1
receptora IFN typu |, blokujgc aktywnoé¢ biologiczng IFN typu 12 oraz pierwszym nowym lekiem od
ponad 10 lat w terapii tocznia rumieniowatego uktadowego. Od lat nie odnotowano zadnego przetomu
w leczeniu tocznia, poniewaz nadal w petni nie rozumiemy patogenezy tej choroby3’. W Polsce na ten
moment, w odrdznieniu od wiekszosci krajéw EU, nie ma dostepu do leczenia biologicznego tocznia.
W stanowisku Polskiego Towarzystwa Reumatologicznego z dnia 22 czerwca 2022 r. wyrazono nadzieje
na objecie refundacjg leczenia anifrolumabem, ktdéry stanowi terapie oczekiwang zaréwno przez
pacjentéw, jak i lekarzy (PTR 2022). Anifrolumab w 2022 r. zostat zarejestrowany w Unii Europejskiej
jako leczenie uzupetniajgce u dorostych pacjentdw z aktywnym, seropozytywnym toczniem
rumieniowatym uktadowym o postaci umiarkowanej do ciezkiej, pomimo stosowania standardowego
leczenia®'. W badaniach klinicznych u wiekszej liczby pacjentéw otrzymujgcych anifrolumab
odnotowano zmniejszenie ogdlnej aktywnosci choroby w réznych uktadach narzadéw i trwatg redukcje
dawek doustnych glikokortykosteroidéw (GKS) w pordwnaniu z placebo®2. Poérdd korzysci, jakie
odnoszg pacjenci leczeni anifrolumabem wymienia sie: obnizenie aktywnosci choroby, redukcje liczby
zaostrzen, poprawe jakosci zycia, poprawe w zakresie uktadow narzgdéw oraz skdry i stawéw. Mozliwa
jest takze redukcja dawki glikokortykosteroidéw?3. Aktualnie prowadzone jest postepowanie o objecie
refundacjg anifrolumabu w ramach programu lekowego: , Leczenie chorych z aktywng postacig tocznia
rumieniowatego uktadowego (TRU, SLE) (ICD-10: M32)”. W Rekomendacji nr 18/2023 z dnia 21 lutego
2023 r. Prezes Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji nie rekomenduje objecia refundacjg
anifrolumabu we wnioskowanym wskazaniu, co oznacza, ze aktualnie pacjenci nie mogg skorzystac z
terapii nawet w trybie ratunkowego dostepu do technologii lekowych (RDTL)3*. Ratunkowy dostep do
technologii lekowych (RDTL) to system wydawania indywidualnych zgdd na leczenie pacjentow, dla

27 |bidem

28 Fanouriakis A, Kostopoulou M, Alunno A, Aringer M, Bajema |, Boletis JN, Cervera R, Doria A, Gordon C, Govoni M,
Houssiau F, Jayne D, Kouloumas M, Kuhn A, Larsen JL, Lerstrgm K, Moroni G, Mosca M, Schneider M, Smolen JS,
Svenungsson E, Tesar V, Tincani A, Troldborg A, van Vollenhoven R, Wenzel J, Bertsias G, Boumpas DT. 2019 update of the
EULAR recommendations for the management of systemic lupus erythematosus. Ann Rheum Dis. 2019;78(6):736-745.

2 Furie R, et al. Anifrolumab, an Anti—Interferon-a Receptor Monoclonal Antibody, in Moderate-to-Severe Systemic
Lupus Erythematosus. Arthritis Rheumatol. 2017; 69 (2) :376-386.

30 Dominik Samotij, Leczenie tocznia rumieniowatego uktadowego — wyzwania i perspektywy na przysztos¢. Forum
Dermatologicum 2018, tom 4, nr 2, 70-77.

31 FDA. Drug Approval Package: SAPHNELO. Dostep on-line pod adresem:
https://www.accessdata.fda.gov/drugsatfda_docs/nda/2021/7611230rigls000TOC.cfm Data ostatniego dostepu:
23.06.2022 r

32 Morand EF, et al. Trial of Anifrolumab in Active Systemic Lupus Erythematosus. N Engl J Med. 2020;382(3):211-221.
Furie R, et al. Type | interferon inhibitor anifrolumab in active systemic lupus erythematosus (TULIP-1): a randomised,
controlled, phase 3 trial. Lancet Rheumatol. 2019; 1 (4): e208-e219. Furie R, et al. Anifrolumab, an Anti-Interferon-a
Receptor Monoclonal Antibody, in Moderate-to-Severe Systemic Lupus Erythematosus. Arthritis Rheumatol. 2017; 69 (2)
:376-386.

33 Tanaka Y, Tummala R. Mod Rhematol. 2020;1-12;d0i:10.1080/14397595.2020.1812201

Furie RA, et al. Lancet Rheumatol. 2019;1:e208-219. Morand EF, ......

34 Rekomendacja nr 18/2023 z dnia 21 lutego 2023 r. Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji w sprawie
oceny leku Saphnelo (anifrolumab) w ramach programu lekowego: , Leczenie chorych z aktywng postacia tocznia
rumieniowatego uktadowego (TRU, SLE) (ICD-10: M32)”, dostep on-line pod adresem:
https://bipold.aotm.gov.pl/assets/files/zlecenia_mz/2022/112/REK/2023%2002%2021%20BP%20RP%20nr%2018_2023%2
0Saphnelo%20publikacja_BIP%20REOPTR.pdf
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ktérych wyczerpano wszystkie dostepne opcje terapeutyczne finansowane ze srodkéw publicznych.
Leki finansowane w ramach RDTL sg dostepne bezptatnie dla pacjentéw, a ich koszt pokrywa Narodowy
Fundusz Zdrowia. Chociaz nie ma listy lekéw, ktére mozna sfinansowac¢ w ramach RDTL, Ministerstwo
Zdrowia cyklicznie publikuje liste terapii, dla ktérych nie mozna uzyskaé finansowania w tym trybie.
Znajduja sie na niej leki, dla ktérych w konkretnych wskazaniach: wydano negatywng decyzje w ramach
postepowania o objecie refundacjg badz wydano negatywng rekomendacje Prezesa Agencji Oceny
Technologii Medycznych i Taryfikacji w ramach postepowania o objecie refundacjg *.

Aspekt spoteczny i ekonomiczny zastugujg na szczegdlng uwage, bowiem TRU dotyka gtédwnie kobiet w
wieku produkcyjnym i reprodukcyjnym. Co istotne, wiekszos¢ chorych nie podejmuje dalszej edukacji
i pracy zawodowej lub jest zmuszona z nich zrezygnowaé, z uwagi na obnizong jakos¢ zycia i duze
nasilenie objawow chorobowych. Dodatkowo, wsréd pacjentek z TRU znacznie czesciej wystepujg
trudnosci z zajsciem w cigze oraz jej powikfania. To wszystko przektada sie na obcigzenie systemu
spoteczno—ekonomicznego. Zniesienie ucigzliwych objawéw chorobowych, mozliwos¢ kontynuacji
nauki i zycia zawodowego sg kluczowe dla odcigzenia systemu opieki spotecznej i poprawy jakosci zycia
pacjentéw. Ze wzgledu na charakter choroby oraz zajecie wielu narzgdéw TRU moze wptywaé na
wszystkie aspekty jako$ci zycia pacjenta®. Przewlekty charakter i ograniczenia wynikajace z uszkodzen
narzadowych, zmuszajg chorych do podejmowania trudnych decyzji zyciowych dotyczacych pracy
zawodowej, planowania potomstwa i zmiany stylu zycia. To szczegdlnie istotne, gdyz wiekszos¢
chorych na TRU to mtode kobiety w wieku rozrodczym, dla ktérych plany prokreacyjne sg waznym
aspektem zycia, majgcym rowniez wptyw na decyzje o podejmowanym leczeniu oraz na ich jakos¢
zycia®’. W badaniu przeprowadzonym wsréd chorych na TRU z 35 paristw europejskich (w tym z Polski)
sposrod 1492 respondentdw, u ktdrych zdiagnozowano TRU przed 25 rokiem zycia, ponad potowa
(50,7%) zdeklarowata, ze TRU wptynat na przebieg ich studidw. Wsrdd uczestnikow, ktorzy okreslili
swdj status zatrudnienia, 57,9% zgtosito negatywny wptyw TRU na ich kariere zawodowa, a 14,7%
zadeklarowato, Zze zaprzestali pracy z powoddéw medycznych®. W polskiej kohorcie z
miedzynarodowego badania SESAME dotyczacego epidemiologii TRU w trzech krajach Europy
Srodkowej (Rumunii, Polsce i na Wegrzech), w ktérym uwzgledniono 269 pacjentéw z szesciu polskich
osrodkéw reumatologicznych wykazano, ze jedynie 28,6% pacjentdw pozostawato aktywnych
zawodowo w petnym czasie pracy, a okofo 30% pobierato renty z tytutu niezdolnosci do pracy*®.
Progresja TRU faczy sie z uszkodzeniem narzadéw, co w konsekwencji prowadzi do wiekszej liczby
hospitalizacji i zwiekszenia kosztow opieki zdrowotnej*. W badaniu Cornet 2021, 49,7% respondentéw
wskazywato na Srednie do wysokiego obcigzenie chorobg w zakresie zdolnosci do wykonywania
normalnych codziennych czynnosci (tj. nauka, praca, prace domowe, wypoczynek czy udziat w zyciu
rodzinnym), a 1,8% bylo catkowicie niezdolnymi do ich wykonywania. Prawie 80% (76,1%)
ankietowanych stwierdzito, ze TRU ma znaczacy wptyw na ich zycie emocjonalne i seksualne, zwykle

35 https://alivia.org.pl/wiedza-o-raku/ratunkowy-dostep-do-technologii-lekowych-rdtl-poradnik-dla-pacjentow/

36 Zalewska-Puchata J, Nowakowska M, Majda A, Bodys-Cupak I. The quality of life the patients with systemic lupus
erythematosus. Nursing Topics 2014; 22(2): 202-208.

37 Ibidem

38 Cornet A, Andersen J, Myllys K, Edwards A, Arnaud L. Living with systemic lupus erythematosus in 2020: a European
patient survey. Lupus Sci Med. 2021;8(1):e000469.

39 Leszczyniski P, Majdan M, Kucharz EJ, Sierakowski S, Wiland P, Kisiel B, Dziurda D, Giemza T. Characteristics of Polish
patients with systemic lupus erythematosus obtained from the SESAME registry. Activity of the disease, degree of
impairment, and availability of social care. Reumatologia 2013; 51(5): 332-341.

40 Murimi-Worstell IB, Lin DH, Kan H, Tierce J, Wang X, Nab H, Desta B, Alexander GC, Hammond ER. Healthcare Utilization
and Costs of Systemic Lupus Erythematosus by Disease Severity in the United States. J Rheumatol. 2021;48(3):385-393.
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negatywny (38,2%) lub niejednoznaczny (36,2%)*. Kobiety z TRU czesto majg trudnosci z zajsciem w
cigze oraz wystepuja u nich poronienia, co moze mie¢ wptyw na planowanie rodziny*2.. Obserwuje sie,
ze ryzyko porodu przedwczesnego i stanu przedrzucawkowego u kobiet w cigzy z SLE jest pieciokrotnie
wyzsze niz w przypadku populacji ogdélnej**. Oszacowanie catkowitych kosztéw ponoszonych przez
spoteczenstwo jest trudne ze wzgledu na strukture rzeczywistego obcigzenia spoteczno-
ekonomicznego. TRU jest przyczyng ucigzliwych objawéw i prowadzi do znacznego uposledzenia
sprawnosci chorych, co z kolei przektada sie na przedwczesne zakonczenie pracy zarobkowe;.
Zniesienie ucigzliwych objawéw chorobowych, mozliwos¢ kontynuacji nauki i zycia zawodowego sg
kluczowe dla odcigzenia systemu opieki spotecznej, a przede wszystkim polepszenia jakosci zycia
pacjentéw.

Cukrzyca typu 1

Cukrzyca typu 1 jest chorobg autoimmunologiczng, ktdra na skutek zniszczenia komérek B trzustki
prowadzi zwykle do bezwzglednego niedoboru insuliny, hormonu peptydowego o dziataniu
ogdlnoustrojowym, niezbednego do metabolizmu weglowodandw, a takze biatek i ttuszczow. Na
cukrzyce typu 1 choruje ok. 6,4 tys. dzieci w wieku 0-14 lat oraz ok. 180 tys. oséb powyzej 14. r.z.*
Zalecanym modelem leczenia jest intensywna funkcjonalna insulinoterapia przy zastosowaniu
wielokrotnych, podskdrnych dawek insuliny lub ciggtego podskdrnego wlewu insuliny (CSlI)
prowadzonego za pomocg osobistej pompy insulinowej. U chorych na cukrzyce typu 1 preferowane
jest stosowanie analogéw insuliny ze wzgledu na mniejsze ryzyko hipoglikemii i wiekszy komfort
zycia.* W Polsce dzieki konsekwentnym decyzjom refundacyjnym Ministra Zdrowia oraz aktywnosci
klinicystéw i pacjentéw, dla chorych na cukrzyce typu 1 refundowane sg nowoczesne insuliny, systemy
monitorowania glikemii (FGM i CGM) oraz pompy insulinowe (te jeszcze z ograniczeniem do 26 r.z.).
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