;35‘3'\‘ not:'z,:,,‘ﬁi':L \
[9 ( ip : °»
Green
PAN K 4

ONKOLOGII Oy Fen COMMUNICATION

Medyczna
Racja Stanu

Wartos¢ — zdrowie
Debata Medycznej Racji Stanu

22 czerwca 2023, godz. 11.00 - 15.45
Pafac Staszica, Sala Okragtego Stotu, Warszawa, ul. Nowy Swiat 72
(tryb hybrydowy)

Informacja prasowa

Wg WHO, zdrowie, ,to stan petnego fizycznego, psychicznego i spotecznego dobrostanu, a nie tylko brak
choroby lub kalectwa. Korzystanie z najwyzszego osiggalnego poziomu zdrowia jest jednym z podstawowych
praw kazdego cztowieka bez wzgledu na rase, religie, przekonania polityczne, sytuacje ekonomiczng czy
spoteczng”. Zdrowie wszystkich narodow ma fundamentalne znaczenie dla osiggniecia pokoju i
bezpieczenstwa i zalezy od najpetniejszej wspodtpracy jednostek i panstw. Osiggniecia kazdego panstwa w
promocji i ochronie zdrowia majg wartos¢ dla wszystkich. Rzady ponoszg odpowiedzialnos¢ za zdrowie
swoich narodow, ktdrg mozna spetni¢ jedynie poprzez zapewnienie odpowiednich srodkéw zdrowotnych i
socjalnych.!

Zdrowie jest jednym z gtéwnych priorytetéw Komisji Europejskiej. Aby wesprze¢ opieke zdrowotng w
panstwach cztonkowskich Unii Europejskiej (UE), polityki i dziatania UE w zakresie zdrowia publicznego majg
na celu: Ochrone i poprawe zdrowia obywateli; Wspieranie modernizacji systemow i infrastruktury opieki

1 Constitution of the World Health Organization. 1946 https://www.who.int/about/governance/constitution % The
value of health data and its role in Europe. 2022
https://data.europa.eu/en/publications/datastories/valuehealth-data-and-its-role-europe
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zdrowotnej; Poprawe odpornosci europejskich systeméw opieki zdrowotnej; Wyposazenie krajow UE, aby
lepiej zapobiegaty przysztym pandemiom i reagowaty na nie.?

Europejskie wartosci zdrowotne, to charakterystyczny zestaw przekonan dotyczacych praw i obowigzkéw
zdrowotnych, ktére odzwierciedlajg europejska historie i tozsamos¢. Artykut 6 Traktatu o Unii Europejskiej
stanowi, ze Unia ,opiera sie na zasadach wolnosci, demokracji, poszanowania praw cztowieka i
podstawowych wolnosci oraz panstwa prawnego, ktére to zasady sg wspdlne dla panistw cztonkowskich”.
,Wspdlnota Europejska ma na celu nie tylko zapewnienie dobrze funkcjonujacego rynku wewnetrznego

towaréw, kapitatu i ustug, ale takze wspiera sprawiedliwo$é spoteczng i poszanowanie godnosci cztowieka,
dlatego tez jej dziatania wewnetrzne i zewnetrzne powinny dazyé do wspierania tych wartosci. Jest to
szczegllnie wazine w dziedzinie zdrowia, ktdéra jest kluczowym elementem dobrostanu jednostki i
spoteczenistwa. Podejscie oparte na prawach cztowieka ma fundamentalne znaczenie dla europejskich
wartosci w zakresie zdrowia: ,W odniesieniu do zdrowia podejscie oparte na prawach oznacza
uwzglednianie norm i zasad praw cztowieka w projektowaniu, wdrazaniu, monitorowaniu i ocenie polityk i
programéw zwigzanych ze zdrowiem. Obejmujg one godnos¢ ludzka, zwrdcenie uwagi na potrzeby i prawa
grup szczegdlnie wrazliwych oraz nacisk na zapewnienie powszechnego dostepu do systeméw opieki
zdrowotnej. Zasada réwnosci i wolnosci od dyskryminacji ma kluczowe znaczenie, w tym dyskryminacje ze

wzgledu na pteé i role ptciowe”.?

Program pt. ,,EU4Health programme 2021-2027 — a vision for a healthier European Union” zostat przyjety w
odpowiedzi na pandemie COVID-19 oraz w celu wzmocnienia gotowosci na wypadek kryzysu w UE.
Pandemia uwydatnita kruchos¢ krajowych systemoéw opieki zdrowotnej. Program EU4Health przyczyni sie
do sprostania dtugoterminowym wyzwaniom zdrowotnym poprzez stworzenie silniejszych, bardziej
odpornych i tatwiej dostepnych systemdw opieki zdrowotnej. Wg Komisji Europejskiej zdrowie to
inwestycja, a dzieki budzetowi program EU4Health zapewnia wsparcie finansowe UE w dziedzinie zdrowia.
EU4Health jest jasnym przestaniem, ze zdrowie publiczne jest dla UE priorytetem i jest jednym z gtéwnych
instrumentéw wytyczajacych droge do Europejskiej Unii Zdrowotnej.*

Komisja Europejska dazy do utworzenia Europejskiej Unii Zdrowotnej, w ramach ktdérej wszystkie kraje Unii
Europejskiej (UE) mogtyby przygotowywac sie na ewentualne kryzysy zdrowotne i wspdlnie na nie reagowac,
bez problemu pozyskiwac¢ niedrogie i innowacyjne produkty medyczne oraz wspdlnie doskonali¢ metody
zapobiegania, leczenia i opieki w przypadku choréb takich jak choroby nowotworowe. Europejska Unia
Zdrowotna oznacza: Lepszy poziom ochrony zdrowia naszych obywateli; Wiekszg gotowos¢ UE i krajow
cztonkowskich do zapobiegania ewentualnym pandemiom w przysztosci i do reagowania na nie; Solidniejsze
systemy opieki zdrowotnej w Europie. Najwazniejsze inicjatywy w ramach Europejskiej Unii Zdrowotnej, to:
Gotowos¢ na wypadek sytuacji kryzysowej; Rozporzadzenie w sprawie powaznych transgranicznych
zagrozen zdrowia; Nowe kompetencje Europejskiego Centrum ds. Zapobiegania i Kontroli Choréb (ECCD) i
Europejskiej Agencji Lekéw (EMA); Urzad ds. Gotowosci i Reagowania na Stany Zagrozenia Zdrowia (HERA) ;
Strategia farmaceutyczna; Europejska przestrzenn danych dotyczacych zdrowia ; Europejski plan walki z
rakiem; Sprawozdanie pt. ,Stan gotowosci zdrowotnej 2022”; Globalne bezpieczeristwo zdrowotne;
Strategia pt. ,Globalna strategia zdrowotna Unii Europejskiej 2022-2030”; Strategia pt. ,Global Gateway
2022-2027"?

Wszystkie systemy opieki zdrowotnej w Unii Europejskiej znajdujg sie obecnie pod presjg, aby madrze i
wydajnie wydawac swoje zasoby, ktorych zaczyna brakowaé. W raporcie OECD pt. ,Tackling Wasteful
Spending on Health” z 2017 r. przedstawiono alarmujgce dane dotyczgce marnowanych zasobow w opiece

2 European health values. https://globalhealtheurope.org/values/european-health-values/

EU4Health programme 2021-2027 — a vision for a healthier European Union. 2021
https://health.ec.europa.eu/funding/eu4health-programme-2021-2027-vision-healthier-european-union_en >
European Health Union. https://commission.europa.eu/strategy-and-policy/priorities-2019-2024/promoting-
oureuropean-way-life/european-health-union pl
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zdrowotnej, szacowanych od 10% do nawet 34% wydatkéw.® Nalezy wiec wprowadzaé w zycie strategie
zwiekszania optacalnosci i wydajnosci ustug opieki zdrowotnej. Coraz czesciej méwi sie o koncepcji Opieki
Zdrowotnej Opartej na Wartosciach (ang. Value Based Health Care, VBHC), jako idei poprawy alokacji

zasobow.* Opieka zdrowotna oparta na wartosci, poszerza aktualnie stosowane podej$cie w medycynie
opartej na dowodach naukowych (ang. Evidence Based Medicine, EBM) o uwzglednienie w analizie kosztow
rzeczywistych korzysci dostarczanej pacjentom. Idea rozumienia wartosci w opiece zdrowotnej, jako
potgczenia wynikdw z kosztami zostata spopularyzowana w 2006 r. przez Michaela Portera i Elizabeth
Teisberg w ksigzce ,Redefining Health Care”. Wartos¢ zaproponowana przez autoréw ma wymiar
ekonomiczny i definiowana jest, jako iloraz uzyskanych (istotnych z perspektywy pacjenta) wynikéw
zdrowotnych do kosztéw uzyskania takiego wyniku. Przez wyniki zdrowotne rozumie sie efekty, ktére maja
rzeczywiste znaczenie dla pacjenta, z kolei analizowane koszty odnoszg sie do catkowitych wydatkéw w
danym cyklu swiadczone] opieki. Zatozeniem VBHC, w przeciwienstwie do tradycyjnego modelu opieki
zdrowotnej, jest wynagradzanie $wiadczeniodawcy (szpitali i lekarzy) za uzyskanie u pacjenta okreslonego
efektu zdrowotnego, czyli nagradzanie dziatan zmierzajgcych do wyleczenia pacjentéw, a nie samego
leczenia.®

25 wrzesnia 2019 r. odbyta sie pierwsza debata Medycznej Racji Stanu na temat wartosci zdrowia pt.
SWartosci w Medycynie. Czego uczy nas $wiatowy kryzys zdrowia”.® Stwierdzono, ze zdrowie jest jedng z
najwiekszych wartosci cztowieka i spoteczenstwa. Jak rowniez budowanie swiadomosci wartosci zdrowia w
polskim spoteczenstwie oraz inwestycja w system ochrony zdrowia zorientowany na wartos¢. Bardzo wazne
w budowaniu systemu ochrony zdrowia zorientowanego na wartosc¢ jest ustalanie priorytetéw zdrowotnych,
do ktérych, ze wzgledu na epidemiologie mozna zaliczyé: choroby sercowo-naczyniowe, nowotwory,
cukrzyca, choroby uktadu oddechowego, cukrzyca, choroby zakazne i choroby psychiczne. Ze wzgledu na
solidaryzm spoteczny — choroby rzadkie. Ochrona zdrowia jest coraz bardziej kosztowna, a budzet na
zdrowie ograniczony. Nalezy dazy¢ do takich rozwigzan, ktére optymalizujg efekt zdrowotny (wyleczenie,
ztagodzenie przebiegu choroby, zapobieganie powiktaniom choroby). Model ochrony zdrowia nakierowany
na warto$¢ (ang. Value Based Healthcare, VBHC) mierzy i wybiera dziatania przynoszace najwieksze efekty
zdrowotne (wyniki) za racjonalne koszty, z uwzglednieniem jakosci i satysfakcji pacjenta. W modelu opieki
zdrowotnej nakierowanym na warto$¢, najwazniejsze sg efekty leczenia (wyniki), a nie ilos¢ wykonanych
procedur medycznych. Model ptacenia za wynik powinien by¢é wdrazany na kazdym poziomie sciezki
diagnostyczno-terapeutycznej pacjenta — zaréwno w szpitalnictwie, ambulatoryjnej opiece specjalistycznej
i podstawowej opiece zdrowotnej. Pandemia COVID-19 jest zagrozeniem dla zdrowia i zycia obywateli.
Najwazniejszym jest, aby dziatania egoistyczne poszczegdlnych obywateli przerodzity sie w zrozumienie i
empatie, ze zdrowie jest najwyzszg wartoscig spoteczeristwa. Wolnos¢ obywatelska nie moze byc
zagrozeniem dla dobra spotecznego. Powinny by¢ prowadzone systematyczne dziatania edukacyjne w
zakresie Swiadomosci unikania zakazenia przez kazdego obywatela (3 punkty: dystans, higiena, maski) oraz
dziatania systemowe (4 punkty: edukacja, kary, kadry i finansowanie, procedury i przepisy). Pandemia
COVID-19 powinna by¢ stymulatorem pozytywnych i dynamicznych zmian w systemie ochrony zdrowia.
Kazda placéwka medyczna powinna mie¢ procedury i odpowiednie zasoby, aby prowadzi¢ bezpieczng opieke
medyczng. Powinny by¢é wprowadzane i szeroko stosowane narzedzia telemedyczne (telewizyty,
telediagnostyka, itp.).

3 Tackling Wasteful Spending on Health. OECD 2017 https://www.oecd.org/health/tackling-wasteful-spending-
onhealth-9789264266414-en.htm

4 Defining Value In “Value-Based Healthcare”. European Union 2019
https://health.ec.europa.eu/system/files/201911/024 defining-value-vbhc_en_0.pdf

5> Value Based Healthcare. INFARMA https://www.infarma.pl/innowacje/value-based-healthcare/

% Wartosci w Medycynie. Czego uczy nas $wiatowy kryzys zdrowia. Raport Medycznej Racji Stanu. Wrzesiers 2020 r.
https://medycznaracjastanu.pl/wp-content/uploads/2020/11/RAPORT-MRS_WARTOSCI-W-MEDYCYNIE-CZEGOUCZY-
NAS-SWIATOWY-KRYZYZS-ZDROWIA Wrzesien2020.pdf
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Cztery lata po pierwszej debacie odbedzie sie dyskusja na temat ,Warto$¢ — zdrowie”. W gronie pacjentéw,
klinicystéw i politykéw chcemy porozmawiac o zdrowiu Polakéw, jako wartosci wspélnej. Wg badania CBOS

z grudnia 2020 r. wsrdd wartosci, ktére badani wymieniali najczesciej znalazto sie zdrowie, ktore
spontanicznie — jako najwazniejsze w zyciu — wymienito 47 proc. respondentéw. Na drugim miejscu znalazta
sie rodzina, ktdrg wskazato 39 proc. ankietowanych. Warto przypomnieé, iz niemal dwa lata temu, w
badaniu zrealizowanym w styczniu 2019 ., respondenci najczesciej wskazywali szczescie rodzinne (80 proc.),
natomiast zachowanie dobrego zdrowia znalazto sie na drugim miejscu pod wzgledem czestosci wskazan, z
odsetkiem 55 proc.’

Ponizej opisano przyktadowe aktualne problemy zdrowotne obrazujgce wartos¢ zdrowia.
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Onkologia

Abemacyklib w leczeniu wczesnej postaci raka piersi

Rak piersi jest najczesciej wystepujagcym nowotworem ztosliwym u kobiet — wedtug KRN, stanowit 23%
wszystkich nowo rozpoznanych nowotworéw w 2019 r. Stanowit on tez drugg przyczyne zgonéw na
nowotwory ztosliwe, 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
ktérym nie ma jeszcze przerzutéw odlegtych. Celem terapii wczesnego raka piersi jest catkowite wyleczenie.

7 https://www.tvp.info/51399091/cbos-zdrowie-i-rodzina-najwazniejsze-dla-polakow



https://www.tvp.info/51399091/cbos-zdrowie-i-rodzina-najwazniejsze-dla-polakow
https://www.tvp.info/51399091/cbos-zdrowie-i-rodzina-najwazniejsze-dla-polakow
https://www.tvp.info/51399091/cbos-zdrowie-i-rodzina-najwazniejsze-dla-polakow
https://www.tvp.info/51399091/cbos-zdrowie-i-rodzina-najwazniejsze-dla-polakow
https://www.tvp.info/51399091/cbos-zdrowie-i-rodzina-najwazniejsze-dla-polakow
https://www.tvp.info/51399091/cbos-zdrowie-i-rodzina-najwazniejsze-dla-polakow
https://www.tvp.info/51399091/cbos-zdrowie-i-rodzina-najwazniejsze-dla-polakow
https://www.tvp.info/51399091/cbos-zdrowie-i-rodzina-najwazniejsze-dla-polakow
https://www.tvp.info/51399091/cbos-zdrowie-i-rodzina-najwazniejsze-dla-polakow
https://www.tvp.info/51399091/cbos-zdrowie-i-rodzina-najwazniejsze-dla-polakow
https://www.tvp.info/51399091/cbos-zdrowie-i-rodzina-najwazniejsze-dla-polakow
https://www.tvp.info/51399091/cbos-zdrowie-i-rodzina-najwazniejsze-dla-polakow
https://www.tvp.info/51399091/cbos-zdrowie-i-rodzina-najwazniejsze-dla-polakow
https://www.tvp.info/51399091/cbos-zdrowie-i-rodzina-najwazniejsze-dla-polakow

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 pacjentow z diagnozg wczesnego raka piersi nie jest jednorodna - zdarzajg
sie w niej réwniez 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
pacjentéw choroba jest grozniejsza - w tej grupie pomimo dostepnego leczenia nawrét choroby wystepuje
u nawet 30% osdéb. Nawrdt wystepuje najczesciej w postaci przerzutdw 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$s¢ zmiany
nowotworowe] i dzieki temu dostosowal terapie tak, aby jak najskuteczniej zredukowaé u niego
podwyzszone ryzyko wystgpienia nawrotu choroby. Rak piersi wigze sie z powaznymi konsekwencjami
zarowno dla chorego, jego rodziny, jak i spoteczno-ekonomicznymi. Z perspektywy pacjenta deficyt zdrowia
odbija sie na wszystkich aspektach jego zycia. W przypadku wczesnej postaci choroby, przebyte leczenie
moze pozostac jedynie epizodem zakonczonym trwatym wyleczeniem, powrotem do petnego zdrowia, rél
spotecznych, zdolnosci do pracy - petni normalnego funkcjonowania. W przypadku zaawansowanego raka
piersi jest to choroba nieuleczalna, wymagajaca dtugotrwatej farmakoterapii i monitorowania, mogaca tym
samym prowadzi¢ do wypadania z rél spotecznych, obnizenia jakosci zycia, cierpienia — wigzgca sie ze
znacznym obcigzeniem psychicznym chorego, wymagajgca wsparcia psychologicznego. Konsekwencje
spoteczne i ekonomiczne raka piersi sg znaczne, mimo ze rokowanie raka piersi na przestrzeni ostatnich lat
bardzo sie poprawito dzieki dostepowi do innowacyjnych terapii, ktére zmieniajg oblicze tej choroby.
Konsekwencje obejmujg zaréwno koszty dla systemu ochrony zdrowia, jak i systemu ubezpieczen
spotecznych i catej gospodarki kraju — wynikajg z przedwczesnych zgonéw, rent z tytutu niezdolnosci do
pracy, absenteizmu i prezenteizmu zardwno samych chorych jak i ich opiekunéw. W tym kontekscie kluczowe
jest podkreslenie, ze im szybciej, na wczesniejszym etapie zdiagnozowana jest choroba, tym wieksza szansa
na catkowite wyleczenie pacjenta i tym samym unikniecie systemowych kosztéw wygenerowanych przez
trwatg niezdolno$¢é 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 zapewnione optymalne leczenie - pacjenci z najczestszg
postacig 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, majgcych wysokie ryzyko nawrotu choroby. Nawet u 30% pacjentéw
w ciggu pierwszych kilku lat od wdrozenia terapii wytwarza sie opornos¢ na aktualnie dostepne leczenie,
skutkujac nawrotem choroby w postaci przerzutéw odlegtych, ktére nie sg uleczalne i prowadza do
przedwczesnego zgonu. W zwigzku z tym, w tej szczegdlnie narazonej na nawrdét 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
pacjentow z hormonozaleznym HER2- rakiem piersi obejmuje kombinacje leczenia chirurgicznego,
radioterapii, chemioterapii i hormonoterapii — jest to leczenie powszechnie dostepne, natomiast
charakteryzujgce sie matg specyficznoscig w walce z nowotworem. Ostatni przetom jaki dokonat sie w
leczeniu tego typu raka to witasnie zastosowanie hormonoterapii. Kolejne badania prowadzone w tym
obszarze na przestrzeni ostatnich dwdch 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 potgczeniu z hormonoterapig o ponad 30% obniza ryzyko nawrotu choroby, przy
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akceptowalnym profilu bezpieczeristwa. 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, prowadzgc tym samym do rozwiniecia choroby nieuleczalnej,
jest to grupa chorych, u ktérej mimo wczesnego stadium choroby jest ona szczegdlnie grozna. Biorac pod
uwage pojawianie sie nowych opcji terapeutycznych adresujacych 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 2021 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 niewykazujgcego ekspresji
receptora typu 2. dla ludzkiego naskérkowego 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 Lekéw zapadta w oparciu
o wyniki badania 3 fazy monarchEl, ktére osiggneto swdj pierwszorzedowy punkt koficowy w drugiej
posredniej analizie skutecznosci, wykazujgc statystycznie istotng poprawe w zakresie przezycia wolnego od
choroby inwazyjnej (IDFS). Zgodnie z danymi z raportu Modern Healthcare Institute z 2020 r. obserwowane
w ostatnich latach przyspieszenie wydawania decyzji refundacyjnych zahamowato narastajace opdznienia
zwigzane z zaleceniami onkologicznych wytycznych klinicznych. Aby utrzymaé ten dobry trend w Polsce
konieczne jest sukcesywne obejmowanie refundacjg nowych opcji terapeutycznych - zgodnie z raportem o
ok. 25% w skali roku.’

Nowe formy trastuzumabu, jako wyjs$cie naprzeciw optymalizacji opieki zdrowotne;j i
jakos$ci zycia pacjenta

Trastuzumab to produkt leczniczy, ktéry spektakularnie zmienit sposéb leczenia agresywnej postaci
HER2dodatniego raka piersi pacjentek na catym swiecie, poprawiajac istotnie wyniki leczenia i podnoszac
jakos$¢ zycia chorych na raka piersi. Udostepniona w 2016 roku nowa, innowacyjna forma podania leku jest
preferowana przez pacjentki. Terapia w formie podskérnej poprawia komfort leczenia, skraca czas podania
leku, a takze umozliwia aktywnos¢ zawodowg oraz spoteczng chorych, co wptywa bezposrednio na jakos¢
ich zycia. Krétszy czas podania leku przektada sie takze na skrdcenie kolejek w oczekiwaniu na leczenie
onkologiczne. Wprowadzenie trastuzumabu do praktyki klinicznej stanowito przetom w leczeniu chorych na
HER2-dodatniego raka piersi. W licznych badaniach klinicznych wykazano jego skutecznos¢ u chorych na
wczesnego, miejscowo zaawansowanego i przerzutowego raka piersi. Niedawno opracowano bardziej
wygodng do podawania forme podskérng (s.c.) tego leku. Na podstawie wynikdw badania HannaH, w
ktérym poréwnano posta¢ dozylng (i.v.) z s.c.,, European Medicines Agency zarejestrowata forme s.c.
trastuzumabu. W badaniu wykazano, ze odsetek patologicznych odpowiedzi catkowitych, a takze minimalne
stezenie leku przed 8. cyklem terapii nie byty gorsze w przypadku stosowania trastuzumabu s.c. w
porownaniu z formg i.v. Ostatnio przedstawiono wyniki badania HannaH dotyczace skutecznosci terapii po
medianie czasu obserwacji wynoszgcej 40 miesiecy. Odsetki chorych bez niekorzystnych zdarzen (nawrotu,
progresji lub zgonu z kazdej przyczyny) po 3 latach byty poréwnywalne w obu ramionach badania (76%
trastuzumab s.c. vs. 73% trastuzumab we wlewie i.v.). Z kolei w badaniu PrefHer zdecydowana wiekszo$¢
chorych oraz przedstawicieli personelu medycznego preferowata postac s.c. leku. Reakcje zwigzane z
podaniem leku wystgpity tylko u chorych stosujgcych forme s.c., niemniej ich nasilenie byto niewielkie.
Obecnie trwa duze badanie SafeHer oceniajgce bezpieczeristwo i tolerancje trastuzumabu s.c. Wstepne
wyniki tego badania potwierdzajg dotychczasowe doniesienia i bezpieczenstwo terapii. Dodatkowo
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stosowanie formy s.c. skraca czas podawania leku i pobytu chorych w przychodni, zmniejsza ryzyko btedu w
dawkowaniu leku dzieki zastosowaniu statej dawki i stwarza mozliwos¢ wykonywania innych obowigzkéw w
ramach istniejgcych zasobdw personelu medycznego.? Trastuzumab, ktéry jest stosowany od ok. 20 lat,
poczatkowo byt podawany dozylnie pacjentkom z rozsianym rakiem piersi. Po wielu latach jest mozliwosé
stosowania nowej formy tego leku — podskdrnej. Szczegdlnie w dobie pandemii jest to spore udogodnienie
zaréwno dla personelu medycznego, jak i dla pacjentek. Przede wszystkim jest to jedna dawka,
nieprzeliczana na kilogram, co zmniejsza ryzyko btedu w dawkowaniu. Lek w formie podskdrnej podaje sie
tylko przez 5 minut, co 3 tygodnie w trybie ambulatoryjnym, podczas gdy podanie dozylne zajmuje 30 minut.
W przypadku choroby rozsianej, ktérej leczenie staje sie juz dzi$ leczeniem przewlektym, oznacza to dla
pacjentki ogromny komfort. Jesli jej choroba jest w trakcie stabilizacji, moze ona wréci¢ do aktywnosci
zawodowej. Forma podskdrna leku jest przyjazna zaréwno dla pacjentek, jak i dla systemu opieki zdrowotne;.
Preparat dozylny musi byé przygotowany w aptece szpitalnej, co wymaga zaangazowania farmaceuty, a
pdzniej przy podaniu leku pielegniarki. Majac postaé podskdrng, mozna duzo lepiej zorganizowac opieke. To
jest zasadnicza rdznica miedzy oboma formami leku. Pacjentka moze obecnie w inny sposdb myslec o swojej
chorobie. Czesto dostaje od pracodawcy zgode, zeby wyjs¢ na zastrzyk i po kilku godzinach wraca do pracy.
To sg rewolucje, ktére pozwalajg jej mysleé, ze rak piersi to nie jest wyrok, ze mozna przejs¢ przez chorobe,
normalnie funkcjonujgc.!

Trastuzumab emtanzyna jest koniugatem przeciwciata z lekiem, ktéry zawiera trastuzumab, humanizowane
przeciwciato monoklonalne IgG1 wytwarzane w hodowli zawiesiny komérek ssaczych (komérki jajnika
chomika chiniskiego), zwigzane kowalencyjnie z DM1, inhibitorem mikrotubul, poprzez stabilny tgcznik
tioeterowy MCC (4-[N-maleimidometylo] cykloheksano-1-karboksylan). Produkt leczniczy trastuzumab
emtanzyna, stosowany w monoterapii, jest wskazany w leczeniu dorostych pacjentéw z HER2-dodatnim,
nieoperacyjnym miejscowo zaawansowanym lub przerzutowym rakiem piersi, poddanych wczesnie] terapii
trastuzumabem i taksoidem, w potgczeniu lub oddzielnie. S3 to pacjenci: po wcze$niejszym leczeniu z
powodu miejscowo zaawansowanej lub uogdlnionej postaci choroby lub u ktérych wystgpit nawrét choroby
w trakcie lub przed uptywem szesciu miesiecy od zakorniczenia leczenia uzupetniajgcego.

Venetoklaks z obinutuzumabem w pierwszej linii terapii dla pacjentéw ,unfit” z

przewlekig biataczkg limfocytowg

Przewlekta biataczka limfocytowa (PBL) jest wolno postepujgcym nowotworem krwi, powstajgcym w wyniku
mutacji komérki z jednego rodzaju limfocytéw, zwanych limfocytami B. Jest najczestszg postacig biataczki i
odpowiada za okoto jedng trzecig nowych rozpoznan biataczek w UE. PBL jest uwazana za chorobe
nieuleczalng i staje sie trudniejsza do leczenia za kazdym razem, gdy nawraca. Od kilku lat sytuacja pacjentéw
hematoonkologicznych ulega sukcesywnej poprawie. Ostatnie lata to czas duzych zmian w dostepie do
leczenia dla pacjentow z przewlektg biataczkg limfocytows, dzieki staraniom Konsultant Krajowej, a takze
Ministerstwa Zdrowia. Jesienig 2021 pacjenci otrzymali dostep do leczenia celowanego okreslonego w czasie
w 1 linii, w tym roku od 1 stycznia do refundacji weszta kolejna grupa lekéw a programy lekowe dla
pacjentéw z PBL zostaty potgczone w jeden. Szczegdlnie wazny jest dostep do nowoczesnych terapii w 1 linii.
Aktualnie w przypadku terapii okreslonej w czasie, dostep do terapii

celowanych majg tylko pacjenci ,unfit” (z chorobami wspétistniejgcymi). Pacjenci ,zdrowsi” muszg by¢
leczeni immunochemioterapig lub cze$¢ pacjentéow, ktorzy majg cechy wysokiego ryzyka (del 17p/mutacja
TP53, niezmutowany status IGHV) moze by¢ leczonych terapiami celowanymi ale podawanymi w sposéb
ciagty, czyli do progresji lub nieakceptowalnej toksycznosci. W najnowszych wytycznych najwazniejszych

10 Katarzyna Pogoda, Anna Niwinska. Trastuzumab podawany podskdrnie — najnowsze doniesienia dotyczace
skutecznosci i bezpieczenstwa leczenia chorych na HER2-dodatniego raka piersi. Onkologia w Praktyce Klinicznej
2015, tom 11, nr 2, 93-99 Copyright © 2015 Via Medica ISSN 1734-3542 www.opk.viamedica.pl

1 Innowacyjne leczenie raka piersi. Termedia https://www.termedia.pl/mz/Innowacyjne-leczenie-raka-
piersi,45722.html
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organizacji i osrodkdw onkologicznych w Europie (Francja i Niemcy ) i w Stanach Zjednoczonych (NCCN)
dotyczacych terapii przewlektej biataczki limfocytowej usunieto kryterium ,fit/unfit” z procesu decyzji o
wyborze terapii. Preferowanym leczeniem u wszystkich pacjentdow z PBL sg schematy oparte o terapie
celowane, nie zas immunochemioterapie. Okoto 40% pacjentdw z PBL to pacjenci tzw. ,fit”, czyli bez chordb
wspotistniejgcych, ktérzy obecnie nie majg dostepu do schematdéw okreslonych w czasie. Potowa z nich, (tj.
ok 20% z wszystkich pacjentow wymagajgcych terapii 1. Linii) to osoby bez niekorzystnych czynnikéw
rokowniczych, ktére na ten moment w ogdle nie majg dostepu do terapii celowanych i sg skazane na
immunochemioterapie.?

Wiekszo$¢ pacjentéw z PBL to osoby starsze, jednak sporg grupe stanowig tez osoby mtodsze, ktére s3
czynne zawodowo i spetniajg sie spotecznie, rodzinnie. Takie osoby powinny mie¢ mozliwo$¢ otrzymania
skutecznego leczenia, ktére jak najszybciej pozwoli im wréci¢ do ,normalnego” zycia: aktywnosci
zawodowej, spotecznej, rodzinnej. Po skoriczeniu przyjmowania nowoczesnej terapii okreslonej w czasie
pacjent wraca do zycia, do rodziny, do pracy i nie jest skazany na czeste wizyty w szpitalu. Pacjent odbywa
wizyty kontrolne raz na kilka miesiecy. W dobie medycyny personalizowanej, wazne jest zeby pacjent,
Swiadomy pluséw i minuséw wynikajgcych z réznych dostepnych terapii, mégt wspdlnie z lekarzem wybraé
terapie skrojong jak najlepiej pod jego stan zdrowia, potrzeby i tryb zycia.

Badania pokazuja, ze wsréd pacjentdéw rosnie swiadomos¢ w zakresie tego, ze nie muszg by¢ skazani na
chemioterapie lub ciggte przyjmowanie leczenia, a majg alternatywe w postaci nowoczesnych terapii
celowanych okreslonych w czasie. W USA w ostatnim roku przeprowadzono kilka badan, ktére pokazujg co
jest istotne dla pacjentdow z PBL w procesie terapeutycznym i co moze pomoc w podejmowaniu wspdlnych
decyzji przy wyborze rodzaju terapii. ASSOCIATION OF COMMUNITY CANCER CENTERS w USA
przeprowadzito badanie pt.: ,PBL: Czy méwimy tym samym jezykiem?”. Badanie to odnosito sie do
preferencji pacjentdw przy rozwazaniu wyboru opcji leczenia. Okreslony czas terapii (FTD) byt drugim co do
kolejnosci kryterium przy rozwazaniu opcji leczenia przez pacjentéw. Opcja terapii celowanej
(nonChemotherapy) rdwniez znalazta sie wysoko w rankingu preferencji. Drugie badanie przedstawione
podczas ASH 2022 pokazato, ze respondenci traktowali priorytetowo przezycie wolne od progresji, a wyniki
potwierdzone testami MRD byly najwazniejszym czynnikiem wptywajagcym na preferencje dotyczace
leczenia. To badanie potwierdzito tez konkluzje poprzedniego badania, ze pacjenci preferujg terapie o
okreslonym czasie trwania niz terapie przyjmowane do progresji. Co wiecej, wsréd ankietowanych, terapia
doustna byta bardziej preferowana niz terapia dozylna.

Znajgc korzysci i zagrozenia réznych terapii, chcg podejmowac decyzje, ktore najlepiej sprawdza sie w ich
przypadku. Okreslony czas trwania leczenia niesie ze sobg korzysci dla pacjenta: Po zakoriczeniu leczenia,
pozostajacy w remisji pacjent nie jest narazony na ekspozycje na lek a tym samym zminimalizowane zostajg
dziatania niepozadane, nieodtacznie zwigzane z kazda terapia; Zakoriczenie terapii zmniejsza ryzyko
potencjalnych interakcji lekowych; Krétsza terapia moze zmniejszy¢ prawdopodobienstwo powstania
opornosci na leczenie i umozliwi¢ powtérne zastosowanie leku w przypadku nawrotu; Pacjent z géry wie ile
bedzie trwato jego leczenie, wiec moze planowac kolejne miesigce wolne od przyjmowania lekéw.

Z perspektywy systemowej terapie okreslone w czasie pozwalajg doktadniej zaplanowac¢ wydatki w
systemie, bo koszty terapii sg przewidywalne i okreslone w czasie. Oszczednos$¢ zwigzana z odsunieciem w
czasie koniecznosci wdrozenia kolejnych linii leczenia lub z eliminacjg takiej koniecznosci z uwagi dtugi czas
trwania odpowiedzi na leczenie. Ograniczenie proceséw administracyjnych zwigzanych z leczeniem

w programach lekowych. Oszczednos$¢ czasu zwigzana z mniejszg czestotliwoScig wizyt pacjenta po
zakonczeniu leczenia (wizyty kontrolne co 3-6 miesiecy) niz w przypadku terapii bezterminowych, w ktdrych
pacjent musi pozostawaé pod Scistg kontrolg lekarza (min. co 3 mies.). W dtuzszej perspektywie

12 https://www.bipold.aotm.gov.pl/assets/files/rada/protokoly/2022 RP/10102022 protokol RP 40 BIP REOPTR.pdf )
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krétkoterminowe/okreslone w czasie stosowanie terapii PBL zmniejsza obcigzenie szpitali i poradni
hematoonkologicznych.

W przewlektej biataczce limfocytowej przyszioscig jest leczenie wolne od immunochemioterapii.’* Wynika
to z duzych zmian w leczeniu PBL, gdzie z jednej strony immunochemioterapia nie jest juz podstawowa opcjg
terapeutyczng i siegamy po nig bardzo rzadko, a z drugiej strony pojawity sie terapie celowane. Szczegdlnie
jedna z nich —terapia schematem wenetoklaks + obinutuzumab — po ostatnich badaniach Il fazy GAIA-CLL13
wydaje sie terapig uniwersalng. Dlaczego? Dotychczas leczenie wenetoklaks + obinotuzumab w 1 linii byto
zarezerwowane dla pacjentow, ktérzy mieli gorszg wydolnosé, czyli wskaznik choréb wspétistniejgcych CIRS
(cumulative iliness rating scale) wyzszy niz 6 pkt lub nie kwalifikowali sie do immunochemioterapii w petnych
dawkach. Wyniki badania CLL13, ktére zostaty ostatnio przedstawione w prestizowym ,The New England
Journal of Medicine”, gdzie publikuje sie opracowania, ktére zmieniajg standard leczenia, wykazaty, ze
schemat wenetoklaks + obinutuzumab zarezerwowany dla grupy pacjentéw starszych, a oferowany
pacjentom mtodszym jest w stosunku do immunochemioterapii bardzo skuteczny. Réwniez wyniki badania
CLL-14 pokazaty, ze skutecznos$¢ chlorambucylu stosowanego z obinutuzumabem (CLB + OBI) w poréwnaniu
z immunochemioterpig jest duzo wieksza, przy czym nie dodajemy tej czesci chemioterapeutycznej. Biorgc
pod uwage te dwa rejestracyjne badania CLL-14 i CLL 13, schemat wenetoklaks + obinutuzumab jest
optymalng opcjg dla szerokiej populacji pacjentéw kwalifikowanych do leczenia w pierwszej linii. Schemat
leczenia preparatem wenetoklaks, opisany w najnowszych rekomendacjach National Comprehensive Cancer
Network (NCCN) uwzglednia bardzo szeroka grupe pacjentow. Jakie sg zalety tego schematu w poréwnaniu
z obecnie stosowanymi w terapii polskich pacjentow? Mozemy powiedzieé, ze mamy dostepnos¢ do terapii
zgodnie ze schematem CLL-14 i mozemy stosowac¢ wenetoklaks + obinutuzumab dla wiekszej grupy
pacjentéw z CIRS powyzej 6 pkt. Natomiast rzeczywiscie w przypadku pacjentéw miodszych mamy duzy
problem. Aktualnie pacjentéw wysokiego ryzyka cytogenetycznego kwalifikujemy do terapii inhibitorami
BTK —zaréwno ibrutinibem, jakiacalabrutinibem. Natomiast w przypadku pacjentdw lepiej rokujgcych, tych
mtodszych, takiej opcji niestety nie mamy i do tej pory kwalifikowalismy ich do intensywnej
immunochemioterapii (FCR). W ostatnim czasie, czyli w latach pandemicznych, zmniejszyto sie jednak
stosowanie az tak intensywnego leczenia. Cze$ciej decydowano sie stosowaé schemat bendamustyna i
rytuksymab, ktéry jest starszym schematem immunochemioterapii. W zwigzku z tym mamy duzg potrzebe
rozszerzenia dostepnosci dla pacjentdw miodszych, ktérzy dotychczas kwalifikowani byli do
immunochemioterapii, a majg lepsze czynniki rokownicze. Argumentem, ktéry dodatkowo wydaje sie bardzo
istotnym, jest bezpieczeristwo terapii wenetoklaks + obinutuzumab, gdzie wykazano prawie dwukrotnie
rzadsze wystepowanie drugich pierwotnych nowotworéw. Mysle, ze ma to kluczowe znaczenie. Nawet gdyby
skutecznos¢ terapii byta poréwnywalna w grupach dobrego rokowania, juz sam fakt, ze pacjenci s3 w
wiekszym stopniu zabezpieczeni przed wystepowaniem drugich pierwotnych nowotwordw, jest
wystarczajagcym powodem, zeby nie stosowa¢ immunochemioterapii w | linii leczenia. Zwtaszcza majac na
wzgledzie to, ze mamy do czynienia z osobami mtodymi, u ktérych czas do mozliwej ewolucji klonalnej czy
tez do powstania drugiego pierwotnego nowotworu jest stosunkowo duzy. Inaczej méwiac, wieksze jest
narazenie osoby mtodszej niz osoby starszej, przed ktdéra sg jeszcze 2—3 lata zycia i dla ktdrej czas do
powstania drugiego pierwotnego nowotworu moze okazac sie nawet za krétki.

Ptatnik — wiedzac, ze leczenie jest ograniczone w czasie, jak choéby w przypadku schematu wenetoklaks +
obinotuzumab, gdzie trwa ono jeden rok — moze duzo tatwiej policzy¢ koszty zwigzane z przyjazdem

pacjenta do osrodka i wie, ile bedzie kosztowato jego leczenie. Potrafi ustali¢, jak czesto pacjent bedzie
korzystat z systemu, ktéry jest przecigzony, i w ktérym brakuje lekarzy specjalistéw. Dlatego bardzo pozadane
jest kazde nowoczesne leczenie, ktdre odcigza oddziaty hematologiczne i zmniejsza liczbe hospitalizacji. Co
do korzysci, jakie odniesie pacjent, jest to sprawa bardzo indywidualna i do tego indywidualnego podejscia

13 W przewlektej biataczce limfocytowej przysztoscig jest leczenie wolhe od immunochemioterapii. Agata Misiurewicz-
Gabi. 15.06.2023. Kurier Medyczny https://www.termedia.pl/mz/W-przewleklej-bialaczcelimfocytowej-przyszloscia-
jest-leczenie-wolne-od-immunochemioterapii-,51944.html
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dazymy. Na pewno dobrg sytuacja, ktédrg mamy, jest mozliwos¢ przedyskutowania z pacjentem wyboru
optymalnej dla niego terapii. Cze$¢ pacjentdw bedzie na przyktad preferowata roczny okres leczenia, czes¢
bedzie wolata terapie tabletkami, ale ktdra jest dokonywana w sposdb ciggly. Réwniez dla niektérych
pacjentéw bardzo istotna bedzie logistyka terapii. Jesli bowiem pacjent musi przyjezdzac¢ 200 km do osrodka
raz w miesigcu, a na poczatku terapii nawet czesciej, to nie zawsze takie leczenie jest dla niego najlepszym
rozwigzaniem. Dlatego woli na przykfad otrzymywac dtuzsze leczenie i na przyktad co trzy miesigce dostawac
leki doustne. Natomiast przysztos¢ jest taka, ze pacjenci bedg otrzymywali dwie grupy bardzo nowoczesnych
lekdw, czyli zarowno wenetoklaks, jak i inhibitory BTK wtasnie w sposéb ograniczony w czasie. Mysle, ze to
jest najwazniejsze. Te terapie, ktére teraz mamy, sg pewnym krokiem do catkowitego odejscia od terapii
ograniczonych w czasie w kontekscie uzycia przeciwciat monoklonalnych. To jednak jest sprawa przysztosci.
Obecnie mamy do wyboru albo terapie doustne, ktére sg podawane w sposdb ciggty, co oczywiscie generuje
wieksze ryzyko infekcji, bo terapia podawana w sposdb ciagty nie tylko hamuje klon komérek biataczkowych,
ale réwniez wptywa na odpornosé, i to jest tez kolejny element, ktory bierzemy pod uwage. Natomiast
terapia ograniczona w czasie jest wygodna z tym bardzo waznym okresem po leczeniu, ktéry wymaga tylko
obserwacji. Jest tez dla wielu pacjentdw najwazniejszy element terapii, aby mdc po pewnym czasie
powiedzie¢ — pamietam, Zze mam chorobe, ale nie daje ona Zzadnych objawéw i moge normalnie
funkcjonowaé w spoteczenstwie. Nalezy dazy¢ do tego, zeby ta niewielka populacja pacjentéw, ktéra jeszcze
nie otrzymuje optymalnego leczenia, miata jak najszybszy dostep do terapii wolnych od
immunochemioterapii. Najwazniejsze jest to, ze juz mozemy o immunochemioterapii w tej chorobie
zapomnied. To tez pokazuje, jaki jest kierunek terapii przysztosci, w ktédrym jako opcje terapeutyczne bedg
wchodzity kolejne grupy terapeutykdw, zaréwno inhibitoréw BTK, jak i inhibitoréw BCL-2. Wazne jest, aby w
przysztosci dostepne byto potgczenie tych dwdch grup lekdéw, co optymalnie uzupetniatoby opcje
terapeutyczne.

Choroby rzadkie

Trientyna w leczeniu choroby Wilsona

Choroba Wilsona jest rzadka chorobg genetyczng, ktdra polega na nadmiernym gromadzeniu sie miedzi w
organizmie. Miedz, w nieco wiekszych ilosciach niz potrzebuje organizm do prawidtowego funkcjonowania,
dostaje sie do naszego organizmu z pozywieniem, ktore jemy. U zdrowych oséb watroba przetwarza
niezbedng ilos¢ miedzi, a jej nadmiar wydala do zétci, ktéra jest nastepnie usuwana z organizmu wraz z
katem. Organizm osoby dotknietej chorobg Wilsona nie jest w stanie skutecznie transportowac miedzi w
organizmie ani usuwac¢ nadmiaru miedzi. Dochodzi do stopniowej w czasie akumulacji miedzi z diety,
poniewaz bez skutecznego leczenia miedZz odktada sie w tkankach organizmu, w tym w watrobie i
osrodkowym uktadzie nerwowym. Choroba Wilsona jest autosomalnym recesywnym zaburzeniem
genetycznym, co oznacza, ze aby zachorowad trzeba odziedziczy¢ dwa zmutowane geny, po jednym od
kazdego rodzica. Osoba dziedziczaca tylko jedng mutacje od tylko jednego rodzica jest nosicielem choroby,
bezobjawowym. Istnieje wiele réznych mutacji zwigzanych z rozwojem choroby Wilsona, ale wszystkie
wplywajg na gen na chromosomie 13, ktéry koduje biatko ATP7B. Biatko ATP7B jest odpowiedzialne za
zapewnienie bezpiecznego transportu miedzi w tkankach, a takze za usuwanie nadmiaru miedzi z organizmu.
Szacuje sie, ze w populacji swiatowej 1 osoba na 30 000 ma mutacje genetyczng, ktéra wptywa na
mechanizmy transportu miedzi powodujgce chorobe Wilsona. Jest rozpoznawana zwykle pomiedzy 5. a 35.
rokiem zycia. Mtodsze osoby mogg nie wykazywaé zadnych objawdw, podczas gdy osoby starsze czesciej
majg problemy neurologiczne, a takze zaburzenia czynnosci watroby. Coraz powszechniejsze staje sie
zdiagnozowanie choroby za pomocg badan przesiewowych, zwtaszcza jesli w rodzinie wystepuje choroba
Wilsona.

Zazwyczaj najpierw atakowana jest watroba. Jesli choroba Wilsona nie zostanie zdiagnozowana i leczona,
miedZ moze gromadzic sie i uszkadzac takze inne narzady w organizmie. Np. niektérzy pacjenci bedg mieli
problemy z uktadem nerwowym bez widocznych objawdéw uszkodzenia watroby, u innych pacjentéw
choroba Wilsona moze przebiega¢ bezobjawowo, ze stosunkowo niewielkimi nieprawidtowosciami
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biochemicznymi, a u jeszcze innych mogg by¢ wyrazne objawy przewlektego i/lub ciezkiego uszkodzenia
watroby, np.: ostabienie, uczucie zmeczenia, utrata apetytu, mdtosci, wymioty, swedzenie, utrata masy ciata,
skurcze miesni, bdl i wzdecia spowodowane ptynem gromadzacym sie w jamie brzusznej, obrzeki (zwykle
nog, stop lub kostek, a rzadziej rak lub twarzy), pajgczki naczyniowe, zéttaczka. Mozliwe wyniki lekarskich
badan diagnostycznych: wysoka aktywno$¢ aminotransferaz w surowicy (transaminaza asparaginowa,
transaminaza alaninowa), hepatomegalia (powiekszenie watroby), splenomegalia (powiekszenie sledziony),
sttuszczenie watroby, ostre zapalenie watroby, ktére moze wywotac goraczke i zéttaczke (zazoétcenie skory i
oczu), objawy autoimmunologicznego zapalenia watroby, marsko$¢ watroby, ostra niewydolnosé watroby.
Nagromadzenie miedzi w uktadzie nerwowym moze prowadzi¢ do utraty zdolnosci uktadu nerwowego do
kontrolowania miesni, w wyniku czego pacjenci wykonuja nieprawidtowe, mimowolne ruchy. Moga réwniez
pojawi¢ sie problemy natury psychicznej, takie jak zmiany w zachowaniu, osobowosci, a u dzieci
nieoczekiwane pogorszenie wynikow w nauce. Chociaz zwykle jako pierwsze wystepujg objawy ze strony
watroby u czesci chorych dominujg problemy z uktadem nerwowym bez wyraznych objawdw watrobowych.
Objawy neurologiczne mogg obejmowaé: drzenie lub niekontrolowane ruchy, problemy z koordynacjg
ruchowg, sztywnos¢ miesni, problemy z mowa, slinienie sie lub trudnosci w potykaniu, migreny, problemy
ze snem, napady padaczkowe. Zmieniona funkcja moézgu spowodowana nadmiarem miedzi w osrodkowym
uktadzie nerwowym moze réwniez prowadzi¢ do zmian nastroju lub zachowania. Mozliwe objawy: zmiany
osobowosci, depresja, lek lub nadmierna nerwowos¢, psychoza, czyli utrata kontaktu z rzeczywistoscia.
Nagromadzenie miedzi w organizmie moze réwniez skutkowaé nastepujgcymi objawami: pierscienie
Kaysera-Fleischera — rdzawobrgzowe pierscienie wokdt krawedzi teczowki (kolorowa cze$¢ oka) oraz na
brzegu rogdéwki. Sg one prawie zawsze obecne u 0séb z neurologicznymi objawami choroby Wilsona, ale ma
je tylko okoto 40%-66% o0sdb z objawami watroby. Anemia — organizm ma mniej czerwonych krwinek niz
normalnie, co zmniejsza ilo$¢ tlenu docierajgcego do komédrek organizmu. Artretyzm — bél lub obrzek w
jednym, lub wiecej stawach. Wysoki poziom aminokwaséw, biatka, kwasu moczowego i weglowodanéw w
moczu. Niska liczba ptytek krwi lub biatych krwinek. Osteoporoza — kosci stajg sie mniej geste i bardziej
podatne na ztamania. Za¢ma stonecznikowa — zmetnienie w ksztatcie stonecznika nad soczewkg oka, ktére
zwykle nie przeszkadza w widzeniu. Lunuale cerueae — niebieski kolor pojawiajacy sie u nasady paznokci.
Problemy sercowe. Problemy z trzustka. Zmniejszona czynno$¢ tarczycy. Zaburzenia miesigczkowania
(nieregularne miesigczki), nieptodnos¢ i mnogie poronienia. W diagnostyce choroby Wilsona nalezy braé
pod uwage objawy choroby, wyniki badania lekarskiego i testéw laboratoryjnych. Niektére objawy, takie jak
pierscienie KayseraFleischera wystarczg do postawienia diagnozy, gdy wystepujg razem z zaburzeniami
watroby i objawami neurologicznymi. Zwykle jednak potrzebne sg badania krwi i ewentualnie biopsji
watroby w celu potwierdzenia diagnozy. Testy genetyczne pod katem mutacji ATP7B sg pomocne w
diagnozowaniu choroby Wilsona i czesto sg wykorzystywane do identyfikacji cztonkdéw rodziny, ktérzy moga
mie¢ chorobe Wilsona pomimo braku jakichkolwiek objawéw lub moga by¢ nosicielami choroby Wilsona.

W farmakoterapii choroby Wilsona stosowane sg $rodki chelatujgce i cynk. Leki chelatujgce (trientyna lub d-
penicylamina) usuwajg miedz z tkanek, narzadéw i krwiobiegu poprzez $ciste wigzanie sie z miedzig.
Kompleks miedz-chelator jest nastepnie usuwany z organizmu z moczem. Natomiast cynk blokuje
wchtanianie miedzi z pokarmu w przewodzie pokarmowym, ale nie pomaga usung¢ nadmiaru miedzi, jesli
juz zostata wchtonieta. Leczenie prowadzi sie przez cate zycie. O wyborze terapii decyduje lekarz i nalezy
stosowac sie do jego zalecen. MiedzZ dostaje sie do organizmu poprzez zywnos¢, ktorg jemy i wode, ktérg
pijemy, co jest waine, poniewaz nasz organizm potrzebuje miedzi do funkcjonowania. Jednakze, gdy
organizm pacjentdw nie moze pozby¢ sie nadmiaru miedzi, wazne jest, aby unikaé¢ pokarméw o wysokiej
zawartosci miedzi, takich jak skorupiaki, orzechy, czekolada, grzyby, podroby (watrébka, flaczki). Osoby z
chorobg Wilsona powinny réwniez unika¢ uzywania miedzianych pojemnikéw do gotowania, podawania lub
przechowywania zywnosci. Nawet woda z kranu, ktdra przeptywa przez miedziane rury lub pochodzi ze
studni, moze zawiera¢ wiecej miedzi. Nalezy uwazac na suplementy diety lub preparaty ziotowe i upewnic
sie, ze nie bedg wchodzi¢ w interakcje z lekami lub nie pogorszg probleméw z watrobg. Przed przyjeciem
multiwitaminy warto porozmawiaé z lekarzem, aby zalecit takie, ktére nie zawiera miedzi. Suplementy
mineralne mogg blokowac¢ wchtanianie lekow chelatujgcych stosowanych w leczeniu choroby Wilsona. Na
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przyktad, stosujgc suplementy zelaza (np. z powodu anemii przy zbyt niskim poziomie zelaza) suplement
musi byé przyjmowany oddzielnie od leku chelatujgcego. Warto zapoznaé sie z informacjami dotgczonymi
do wszystkich lekéw i postepowaé zgodnie z zaleceniami lekarza, aby unikna¢ potencjalnych, szkodliwych
interakcji. Kobiety z chorobg Wilsona, ktére sg w cigzy lub planujg zajs¢ w cigze, przed przepisaniem witamin
prenatalnych powinny poprosié¢ potoznika o skonsultowanie sie ze specjalistg choroby Wilsona.

Choroba Wilsona (WD) jest Smiertelna i prowadzi do przedwczesnego zgonu, jesli nie jest skutecznie leczona.
Po zdiagnozowaniu i wprowadzeniu leczenia osoby z dobrze prowadzong choroba Wilsona moga spodziewaé
sie normalnej dtugosci zycia. Im wczesniej zostanie postawiona diagnoza i wprowadzone leczenie tym lepiej.
W Polsce leczenie choroby Wilsona bardzo czesto rozpoczyna sie od cynku, ktéry zmniejsza wchtanianie
miedzi z jelit, ale nie pomaga usuwac z organizmu nadmiaru miedzi. Takie postepowanie jest bardzo
odmienne od ogolnoswiatowych i europejskich trendéw, gdzie pacjenci najczesciej w pierwszej kolejnosci
otrzymuja leki chelatujgce (czyli pomagajace usungé miedz z organizmu dpenicylamina i trientyna), bo tak
tez mdwia zalecenia i wytyczne. Tu Polska wyrdznia sie na tle swiatowym. Osrodki kliniczne stosujg leki
najtansze, ktére ich najmniej obcigzg finansowo. W przypadku

choréb rzadkich czesta praktyka jest tworzenie osrodkéw referencyjnych,
w ktdrych pod opiekg jest wiekszo$¢ pacjentdw (np. w Polsce sg to CZD, IPIN). Taki osrodek ma duze
doswiadczenie w danej chorobie (i dzieki temu, ze pacjentéw jest wiecej, moze prowadzi¢ badania kliniczne).
W Polsce z niewiadomych przyczyn zbyt rzadko stwierdza sie nietolerancje pierwszej linii leczenia
(depenicylaming lub cynkiem). W innych krajach znacznie czesciej siega sie po trientyne, gdy
depenicylamina okazuje sie zbyt toksyczna i zle tolerowana. W Polsce, jak dotad pacjenci z chorobg Wilsona
zwykle trafiali do dwdéch osrodkéw - dzieci do Centrum Zdrowia Dziecka, a dorosli do Instytutu Psychiatrii i
Neurologii, co z pozoru mogtoby wydawac sie bardzo dobrym rozwigzaniem. Watpliwosci budzi fakt, ze
dorostymi pacjentami z chorobg, ktdra dotyka réznych narzaddéw, a gtéwnie watroby, zajmuja sie neurolodzy,
a nie hepatolodzy, czy gastroenterolodzy. W przypadku pacjenta z zaburzeniami watroby bez objawéw
neurologicznych (albo wystepujgcymi razem z objawami watrobowymi i neurologicznymi) uzasadniona
bytaby stata opieka hepatologa lub gastroenterologa, dla ktorych watroba jest w centrum zainteresowania
(i tylko dodatkowo konsultacje u neurologa). Od wrzesnia 2021 r. trientyna jest refundowana w ramach
programu lekowego pt. Leczenie pacjentéw z chorobg Wilsona (ICD-10: E83.0), we wskazaniu: terapia
choroby Wilsona po stwierdzonej nietolerancji leczenia D-penicylaming i siarczanem cynku u pacjentow
powyzej 5 roku zycia. Oddziaty gastroenterologiczne i hepatologiczne w Polsce, ktére zajmujg sie chorobg
Wilsona to m. in.: Oddziat Kliniczny Gastroenterologii Ogdélnej i Onkologicznej Uniwersyteckiego Szpitala
Klinicznego im. Norberta Barlickiego w todzi; Klinika Gastroenterologii i Hepatologii Uniwersyteckiego
Szpitala Klinicznego im. Jana Mikulicza-Radeckiego we Wroctawiu, Klinika

Gastroenterologii i Hepatologii Slaskiego Uniwersytetu Medycznego w Katowicach; Oddziat Kliniczny
Gastroenterologii i Hepatologii Szpitala Uniwersyteckiego w Krakowie oraz Klinika Hepatologii i Chordb
Wewnetrznych Warszawskiego Uniwersytetu Medycznego, Oddziat Pediatrii Szpitala $w. Wojciecha w
Gdansku.

W chorobie Wilsona w Polsce istnieje potrzeba opracowania i wdrozenia S$ciezki diagnostyczno-
terapeutycznej. Pozwoli to na szybszg diagnoze i wdrozenie optymalnego dla pacjenta leczenia, co przetozy
sie na lepsze rokowania, a co za tym idzie wieksze szanse na samodzielne zycie chorego oraz monitorowanie
leczenia. Sciezki diagnostyczno-terapeutyczne, znane sa réwniez, jako $ciezki opieki, $ciezki opieki
zintegrowanej, $ciezki opieki klinicznej lub mapy opieki/zdrowotne, sg wykorzystywane do systematycznego
planowania i opieki skoncentrowanej na pacjencie. Sciezka opieki jest ztozong interwencjg majaca na celu
wspolne podejmowanie decyzji i organizacje proceséw opieki nad scisle okreslong grupg pacjentdow w scisle
okreslonym czasie. Definiowanie cech $ciezek opieki obejmuje m.in.: wyrazne okreslenie celéw i kluczowych
elementéw opieki; koordynacja procesu opieki poprzez koordynacje rél wielodyscyplinarnego zespotu
opiekunczego, pacjentdw i ich bliskich; dokumentowanie, monitorowanie oraz okreslenie odpowiednich
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zasobow. Celem jest poprawa jakosci opieki w catym kontinuum poprzez (...) promowanie bezpieczeristwa

pacjentéw, zwiekszanie zadowolenia pacjentéw i optymalizacje wykorzystania zasobow”. '

Badanie przesiewowe noworodkéw w kierunku wykrycia choroby Pompego

Obecnie na catym S$wiecie prowadzi sie wiarygodne i doktadne metody badan przesiewowych u
noworodkow (NBS — new born screening) przed wystgpieniem objawéw. Badania przesiewowe noworodkéw
i wykrycie choroby w fazie przedobjawowej w takiej chorobie jak choroba Pompego, ktdra nierozpoznana
na czas powoduje ciezkie powiktania, pozwala na wigczenie wtasciwego postepowania, odmieniajgc los
chorego (u dzieci nieleczonych dochodzi do wczesnych zgondw z powodu niewydolnosci krazeniowo-
oddechowej). Wczesna diagnostyka moze prowadzi¢ do poprawy wynikéw klinicznych u pacjentéow
dotknietych chorobg w pordwnaniu z tymi, u ktérych rozpoznanie ustalono na podstawie objawdw
klinicznych. Pozwoli na monitorowanie pacjenta i podjecie decyzji o rozpoczeciu enzymatycznej terapii
zastepczej (ERT) w momencie pojawienia sie pierwszych objawdéw choroby. Takie postepowanie wptynie na
poprawe jakosci zycia i przezywalnos¢ pacjentdw z chorobg Pompego, zmniejszajgc potrzebe wentylacji i
zapobiegajgc niepetnosprawnosci ruchowe;j.

Hemofilia

Wg najnowszej, trzeciej edycji rekomendacji World Federation of Hemophilia (WFH) z sierpnia 2020 r.
profilaktyka hemofilii polega na ,,...systematycznym podawaniu chorym z hemofilig lekéw hemostatycznych
w celu zapobiegania krwawieniom aby — prowadzac aktywne zycie — mogli osiggnac jakos$¢ zycia
poréwnywalng z jako$cig zycia ludzi zdrowych.” (Rekomendacja 6.11). ¥* Indywidualizacja opieki
(Rekomendacja 6.1.1) zaktada, ze “...pacjenci z ciezkg postacig hemofilii A lub B (a takze z umiarkowang
postacig hemofilii o ztosliwym fenotypie krwawien) powinni otrzymywac profilaktyke skutecznie
zabezpieczajgcy przed krwawieniami, ktéra powinna by¢ profilaktyka zindywidualizowang, uwzgledniajgca
fenotyp krwawien, stan stawdéw, wynik analizy farmakokinetycznej, a takze preferencje pacjenta... Rola
analizy farmakokinetycznej (Rekomendacja 6.3.1:) - ,,...zaleca sie, aby u pacjentéw z ciezkg hemofilig A lub

B wielkosc i czestos¢ podawania dawek dobierane byty w oparciu o parametry farmakokinetyczne czynnika

tak, aby aktywnosé czynnika we krwi przez caty czas zabezpieczata przed krwawieniami...” Bardzo wazne jest
przejscie pod opieke “dorostych” hematologéw (Rekomendacje) - “...Zaréwno pediatryczni jak i dorosli
hematolodzy muszg by¢ zaangazowani w rozwazanie indywidualnych potrzeb pacjentéw i rodzin, aby
zapewnié ptynne przejscie i najlepszg mozliwg opieke w tym czasie...”

W artykule pt. ,Minimalna i idealna aktywnos¢ czynnika krzepniecia umozliwiajgca chorym na hemofilie
podejmowanie aktywnosci fizycznej — pozyskane opinie ekspertéw” opisano opinie ekspertow klinicznych
na temat minimalnej i idealnej aktywnosci czynnika krzepniecia VIII pozwalajacej unikngé epizodu
krwawienia u pacjentéw z hemofilig podejmujacych réznego typu aktywnosé fizyczna.® Korzysci wynikajace
z podejmowania aktywnosci fizycznej (PA, physical activity) przez pacjentéw z hemofilig (PWH, people with
haemophilia) mogg obejmowac poprawe stanu stawdw, kosci i miesni. Aktywnos¢ czynnika krzepniecia VI
pozwalajgca unikngé epizodu krwawienia zwigzanego z aktywnoscig fizyczng pozostaje jednak nieznana. W
ujeciu ukierunkowanym na pacjenta przyjeta klinicznie norma dla minimalnej aktywnosci czynnika
krzepniecia, wynoszaca 0,01 j.m./ml (1%), jest w opinii ekspertow niewystarczajgca. Oczekuje sie, ze
wprowadzenie bardziej personalizowanego podejscia, ktére pozwoli zaspokoi¢ potrzeby pacjentow
podejmujacych coraz wiekszg aktywnos$¢ fizyczng, przyniesie dodatkowe korzysci poza zwigzanymi z

14 vanhaecht, K., De Witte, K. Sermeus, W. (2007). Wptyw $ciezek klinicznych na organizacje proceséw opieki.
Rozprawa doktorska KULeuven, 154pp, Katholieke Universiteit Leuven.

https://e-p-a.org/care-pathways/

15 Rekomendacje World Federation of Hemophilia (WFH) z sierpnia 2020 r. (najnowsza 3 edycja)
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/32744769/

16 Haemophilia. 2020; Early view online wileyonlinelibrary.com/journal/hae © 2020 John Wiley & Sons Ltd
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niedawnym postepem w leczeniu. W opinii ekspertéw im wyzsze ryzyko podejmowanej aktywnosci fizycznej,
tym wyzsza minimalna oraz idealna aktywnos¢ czynnika krzepniecia, bez wzgledu na obecnos¢ powikfan
stawowych.

Urologia

Refundacja jednorazowych cewnikéw urologicznych hydrofilowych - zniesienie
doptaty dla pacjentow od 18-26 r.z. oraz obnizenie doptaty do 10% dla pacjentow
dorostych

Najczestszg przyczyng pecherza neurogennego u dzieci jest rozszczep kregostupa (spina bifida) — 98 %
przyczyn. Rozszczep kregostupa to choroba rzadka. Problemy urologiczne sg najwiekszym wyzwaniem w
opiece nad pacjentem z rozszczepem kregostupa. W tym wzgledzie wyprzedzajg one problemy ortopedyczne
(tzn. niemoznos$é chodzenia, a przez to koniecznos¢ poruszania sie na wozku lub o kulach) Celem wtasciwego
cewnikowania przerywanego u pacjentdw z pecherzem neurogennym jest zmniejszenie $miertelnosci z
powodu niewydolnosci nerek (jeszcze w latach 80-tych potowa dzieci z rozszczepem umierata przed 18
rokiem zycia). Jezeli chcemy zmniejszy¢ Smiertelnos¢ pacjent musi sie cewnikowac¢ zgodnie z wytycznymi
klinicznymi czyli zachowaé compliance. Aby zachowa¢ compliance musimy mie¢ dostep do réznych rodzajéw
cewnikéw. Chory moze sie cewnikowal przerywanie uzywajac rozinych rodzajéw cewnikéw: Cewniki
hydrofilowe (cewniki hydrofilowe gotowe do uzycia, cewniki hydrofilowe wymagajace aktywacji wodg) oraz
cewniki niepowlekane (suche) z jednorazowym zelem sterylnym. KorzysSci z stosowania cewnikéw
hydrofilowych, to zwiekszenie compliance pacjenta (im wiekszy compliance, tym mniejsze ryzyko
$Smiertelnosci z powodu niewydolnosci nerek). Zmniejszenie ryzyka wystgpienia zakazen uktadu moczowego
(ZUM), urazow cewki moczowej i innych komplikacji medycznych. Poprawa jakosci zycia i preferowanie ich
przez pacjentéw - duzo tatwiejsze w uzyciu (w stosunku do cewnikéw suchych), co ma szczegdlne znaczenie
dla dzieci w przedszkolu i szkole. Powrét do aktywnosci zawodowej rodzicow/opiekundw dzieci, ktdrzy
obecnie muszg cewnikowaé¢ dzieci w szkole cewnikami suchymi (lepszy compliance i kontynuacja
samocewnikowania po 12 miesigcach (99% vs 83 %)). Zgodnie z aktualnymi wytycznymi Europejskiego
Towarzystwa Urologicznego (EAU, ang. European Association of Urology) oraz

Europejskiego Towarzystwa Pielegniarek Urologicznych (EAUN, ang. European Association of Urology
Nurses) dotyczacymi cewnikowania, nie jest wskazane stosowanie cewnikéw bez powtoki hydrofilowej,
dlatego, ze ich uzywanie zwieksza ryzyko urazu w obrebie cewki moczowej, a takze prawdopodobienstwo
wystgpienia zakazenia uktadu moczowego. Rowniez wytyczne PTU (Polskie Towarzystwo Urologiczne)
zalecajg stosowanie cewnikéw hydrofilowych.

Wedtug obecnego Rozporzadzenia Ministra Zdrowia w sprawie wykazu wyrobow medycznych wydawanych
na zlecenie wysokos¢ udziatu wtasnego Swiadczeniobiorcy w limicie finansowania ze srodkéw publicznych
dla jednorazowych cewnikéw urologicznych (hydrofilowych lub niepowlekanych) wynosi 0% dla pacjentow
do 18 roku zycia i 20% powyzej 18 roku zycia. Wnioskowane jest zniesienie doptaty pacjenta od mtodziezy
miedzy 18-26 rokiem zycia (czyli 0% doptaty pacjenta) do jednorazowych cewnikéw urologicznych
(hydrofilowych lub niepowlekanych). Status materialny mtodziezy uzywajacej jednorazowych cewnikow
urologicznych (najczesciej sg to dzieci ktére urodzity sie z rozszczepem kregostupa, czyli majg
niepetnosprawnosci wynikajgce z wrodzonej wady rozwojowej), nie zmienia sie po przekroczeniu 18 roku
Zycia, te osoby nadal sie uczg, zwykle jeszcze nie pracujg i sg ha utrzymaniu rodzicow. Z perspektywy sytuacji
w perspektywie wtgczenia spotecznego, w okresie po 18 r.z. gdy konczy sie okres nauki, wigzacy sie ze
stosunkowo dobrym wsparciem w srodowisku szkolnym, brak dostepu do dobrej jakosci i funkcjonalnych w
uzyciu cewnikow, w sposdb znaczacy obniza szanse na tranzycie na rynek pracy oraz podejmowanie innych
rél spotecznych. Osoba niepetnosprawna moze pobiera¢ nauke do 18 roku zycia - poziomie szkoty
podstawowej oraz do 24 roku zycia na poziomie szkoty Sredniej. Koniecznos$¢ objecia szczegdlnym
wsparciem oséb mtodych w wieku 15 — 29 r.z. potwierdza koncepcja generacji NEET (Not in Education,
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Employment or Training), do ktérej adresowane sg specjalnie dedykowane przez UE formy wsparcia, jak np.
projekty finansowane ze srodkéw EFS. Ponadto w grupie oséb w wieku od 18 — 26 r.z. znajdujg sie tez osoby,
ktére sg w najtrudniejszej sytuacji finansowe;j jesli chodzi o system swiadczen z tytutu niepetnosprawnosci.
W sytuacji gdy nabycie niepetnosprawnosci nastgpito po 18 r.z. lub po 24 r.z. w przypadku oséb uczgcych
sie osoby te nie majg prawa do renty socjalnej (1588,44 zt brutto/1445 zt netto), a ich opiekunowie nie
otrzymujg $wiadczenia pielegnacyjnego w wysokos$ci 2458 zt, nie majg tez prawa do renty z tytutu
niezdolnosci do pracy (stan na marzec 2023). Juz teraz Minister Zdrowia dostrzegt w Rozporzadzeniu
Ministra Zdrowia w sprawie wykazu wyrobéw medycznych wydawanych na zlecenie wyjatkowosc¢ statusu
materialnego mtodziezy do 26 roku zycia i przyznat im ulgi finansowe na: Zestawy infuzyjne do osobistej
pompy insulinowej w cukrzycy (obejmujace wktucie, facznik i dren) — pacjenci mogg zaopatrywac sie w wyzej
wymieniony sprzet do 26 roku zycia bezptatnie, a dopiero potem obowigzuje ich 30% odptatnosé; Aparat
stuchowy na przewodnictwo powietrzne - pacjenci mogg zaopatrywac sie w sprzet do 26 roku zycia
bezptatnie, pdzniej obowigzuje ich 30% odptatnos¢; Wktadka uszna wykonywana indywidualnie — wiek 26
lat okresla zmiane okresu uzytkowania. Zwolnienia przystugujg réwniez z odpfatnosci za koszty wyzywienia
i zakwaterowania w sanatorium uzdrowiskowym - dzieciom i mtodziezy do ukonczenia 18 lat, a jesli ksztatcg
sie dalej — do ukoriczenia 26 lat, dzieciom z niepetnosprawnoscia w znacznym stopniu — bez ograniczenia
wieku. Zgodnie z prawem podatkowym osoby do 26 roku zycia zwolnione s3 z podatku dochodowego od
os6b fizycznych. Uprawnienia do réznych innych ulg (np. w komunikacji PKP, miejskiej etc.) przystuguja
osobom uczgcym sie az do dnia ukoniczenia 26 roku zycia. Postulowana zmiana w sposobie refundacji
dotyczytaby scisle zdefiniowanej i ograniczonej liczbowo populacji - mtodziezy z niepetnosprawnosciami z
powodu rozszczepu kregostupa miedzy 18 a 26 rokiem zycia. Moze to byé maks. populacja ok. 1 tys. osob.
Zaktadajac, ze 80% z nich przesztoby docelowo z cewnikéw niepowlekanych (suchych) na jednorazowe
cewniki hydrofilowe - to szacowane nowe koszty refundacji wyniostyby dla NFZ ok. 3,5 min zt. W Ocenie
Skutkéw Regulacji z roku 2021 w sprawie refundacji cewnikow hydrofilowych, szacowano wydatki NFZ na
ich refundacje na 50 min zt — ta kwota jest niewykorzystana, wydatki NFZ na te wyroby medyczne w okresie
styczen — pazdziernik 2022 wyniosty

13 min zt.

Wedtug obecnego Rozporzadzenia Ministra Zdrowia w sprawie wykazu wyrobdw medycznych wydawanych
na zlecenie wysokos¢ udziatu wtasnego sSwiadczeniobiorcy w limicie finansowania ze srodkéw publicznych
dla jednorazowych cewnikéw urologicznych (hydrofilowych lub niepowlekanych) wynosi 0% dla pacjentéw
do 18 roku zycia i 20% powyzej 18 roku zycia. Wnioskowane jest obnizenie doptaty do 10% dla pacjenta
powyzej 26 roku zycia (lub 18 roku) dla jednorazowych cewnikéw urologicznych (hydrofilowych lub
niepowlekanych). Pacjenci to osoby z niepetnosprawnosciami po urazie rdzenia kregowego lub z
rozszczepem kregostupa. Dostep do odpowiednich cewnikéw to sg tez kwestie godnosciowe. Juz teraz
Minister Zdrowia dostrzegt w Rozporzadzeniu Ministra Zdrowia w sprawie wykazu wyrobéw medycznych
wydawanych na zlecenie wyjgtkowosé statusu materialnego pewnych grup pacjentéw gdzie doptata
pacjenta wynosi 10%: Ortezy kornczyn dolnych wykonywane na zamodwienie; Ortezy korczyn dolnych
produkowane seryjnie (z wytgczeniem opasek elastycznych; Soczewka okularowa korekcyjna do dali;
Soczewka kontaktowa twarda albo hybrydowa, albo miniskleralna; Aparat do leczenia obturacyjnego
bezdechu sennego; Wymiennik ciepta i wilgoci HME do 35 sztuk.

Neurologia

Okrelizumab™ w terapii I linii stwardnienia rozsianego

Zgodnie z szacunkami Polskiego Towarzystwa Neurologicznego, w Polsce jest zdiagnozowanych ok. 45 tys.
chorych na stwardnienie rozsiane, a co roku SM diagnozuje sie u ok. 2 tys. nowych pacjentéw. Najczesciej
chorobe diagnozuje sie u oséb mtodych - w wieku od 20 do 40 lat. Choruje wiecej kobiet - blisko 2,5 razy
czesciej SM dotyczy kobiet niz mezczyzn. W przypadku SM czas od diagnozy do rozpoczecia leczenia ma
ogromne znaczenie. Wprowadzenie odpowiedniego leczenia na jak najwczesniejszym etapie choroby
wplywa na zahamowanie rozwoju choroby, a takze opdznia niepetnosprawnos¢. W pierwszym okresie
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choroby dominujg procesy zapalne, kluczowe sg ich wczesne wygaszenie poprzez stosowane leczenie — to
w efekcie skutkuje spowolnieniem postepu choroby i w dalszej perspektywie wptywa na sprawnos¢ ruchowg
pacjentéw. Szacuje sie, ze w ciggu ok. 6-9 lat od diagnozy, okoto 50% chorych zacznie odczuwac wyrazng
niesprawnos¢. Dzieki nowym lekom i poprawie opieki, obecnie pacjenci z SM zyja dtuzej niz kiedys. Dzis tez
jest wiecej mozliwosci indywidualizacje leczenia, a terapie SM mozna tez dostosowaé do planéw zyciowych
pacjentéw (np. macierzynstwo). Mozna wyrdznié trzy gtdwne postacie: rzutowo-remisyjna (RRMS), wtérnie
postepujgca (SPMS) oraz pierwotnie postepujgca (PPSM). Posta¢ wtdrnie postepujgca stwardnienia
rozsianego (SPMS) jest konsekwencjg postaci rzutowo-remisyjnej. W przypadku SPMS objawy nie ustepujg
catkowicie w okresach remisji, a jedynie stabilizujg sie. Rzuty lub aktywne zmiany widoczne w obrazach
rezonansu magnetycznego pojawiajg sie z mniejszg czestotliwoscig, jednak postep niepetnosprawnosci
ruchowej potgczony z wystgpieniem zaburzen funkcji poznawczych ma charakter staty.

Obecnie w programie lekowym B.29. Leczenie chorych na stwardnienie rozsiane lekarze majg do dyspozycji
14 lekéw. W programie finansuje sie leczenie stwardnienia rozsianego substancjami: 1) posta¢ rzutowo -
remisyjna (RRMS) w | linii leczenia: interferon beta-1a, interferon beta-1b, peginterferon beta-1a, octan
glatirameru, fumaran dimetylu, teryflunomid, ozanimod, ponesimod, ofatumumab; 2) posta¢ rzutowo -
remisyjna (RRMS) w Il linii leczenia: okrelizumab, fingolimod, natalizumab, alemtuzumab, kladrybina; 3)
szybko rozwijajgca sie, ciezka posta¢ choroby (RES RRMS): fingolimod, natalizumab, alemtuzumab,
kladrybina; 4) posta¢ pierwotnie postepujgca (PPMS): okrelizumab; 5) posta¢ wtdérnie postepujgca (SPMS):
interferon beta-1b, siponimod. Biorgc pod uwage, ze postep stwardnienia rozsianego, zwtaszcza
niepetnosprawnosci ruchowej, jest zdecydowanie nizszy u pacjentéw leczonych bardzo aktywnie od samego
poczatku rekomendowana jest refundacja publiczna okrelizumabu od I linii leczenia. Wytyczne Europejskiej
Akademii Neurologii oraz Europejskiego Komitetu ds. Leczenia i Badan Stwardnienia Rozsianego wskazuja
terapie indukcyjng, czyli terapie lekami o wysokiej skutecznosci, takimi jak okrelizumab, od | linii leczenia,
wtedy, kiedy dominuje faza zapalna, a nie neurozwyrodnieniowa. Okrelizumab istotnie zmniejsza ryzyko
rozwiniecia niepetnosprawnosci, a wyniki w tym zakresie byty korzystniejsze w grupie pacjentow, ktérzy
otrzymali okrelizumab od | linii leczenia i byli nim leczeni nieprzerwanie. Wczesne rozpoczecie terapii SM
lekiem wysoko skutecznym przynosi najlepsze efekty.

*Lek pojawit sie na projekcie lipcowej listy refundacyjne;j.

Chirurgia

Zabieg rekonstrukcji zwieraczy w terapii nietrzymania gazéw 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 przejsciowg niewydolnos$¢ zwieraczy
odbytu, ktéra wystepuje w pewnym odsetku u kobiet po porodzie sitami natury w wyniku samego porodu i
ktéra z czasem ustepuje. Uszkodzenia zwieraczy odbytu sg ciezkimi uszkodzeniami ciata. Jest to problem
wstydliwy i niedoszacowany. Uszkodzenia zwieraczy podczas porodu zwykle doprowadzajg do nietrzymania
stolca, ktére ujawnia sie stosunkowo krétko po porodzie. Trzeba jednak wspomnieé, ze u czesci kobiet
wystepujg mechanizmy dziatajgce niejako zastepczo w celu zapewnienia kontynencji (trzymania stolca).
Polegajg one na angazowaniu innych, poza uszkodzonymi zwieraczami, miesni w celu zapewnienia trzymania
stolca: np. miesni ud czy posladkéw. W ten sposdb uszkodzenie zwieraczy jest maskowane zwykle do okresu
menopauzy gdy miesnie stabng, a nietrzymanie stolca staje sie olbrzymim problemem nie tylko pacjentki ale
takze lekarzy. Nietrzymanie stolca po porodzie jest jednostkg chorobowg, ktéra ma absolutnie dewastujgcy
wplyw na zdrowie kobiety: brak kontynencji wymusza m. in. koniecznos$¢ noszenia wktadek, czy pieluch, w
sposob istotny wptywa na aktywnos¢ zyciowg, seksualng, zawodowa, spedzanie czasu wolnego. Dodatkowo
powoduje ciezkg dysfunkcje seksualng i psychiczng. Warto zwrdcic¢ 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 ciezkg i potencjalnie tylko czesciowo uleczalng
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jednostkg chorobowg. W sposdb szczegdlny na mechaniczne uszkodzenia zwieraczy narazone sg kobiety, u
ktoérych poréd przebiega z trudnosciami lub wymaga szybkiego ukornczenia 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 wyzwanie
zaréwno z powodu trudnosci w rozpoznaniem jak i zaopatrzeniu, gdyz miesnie te po rozerwaniu zwykle
bardzo krwawig. Tym niemniej mechaniczne uszkodzenia zwieraczy odbytu mozna - i nalezy - rozpoznawac
i leczy¢ niemal natychmiast lub w krotkim czasie po porodzie. Dane literaturowe nie pozostawiajg
watpliwosci, ze im szybciej zwieracz zostanie zaopatrzony, tym wieksza szansa, ze naprawa bedzie wysoce
skuteczna. Jako wysoka skutecznos¢ rozumiemy prawidtowa prace zwieracza w diugim okresie czasu.
Wiadomo bowiem ze gtéwnym problemem tych odroczonych napraw zwieraczy, to jest napraw
wykonywanych w odlegtym czasie po porodzie, jest ich malejgca skuteczno$é¢ 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
sprawujac opieke nad nowo narodzonym dzieckiem a jednoczesnie krgzac po poradniach w przygotowaniu
do operacji naprawczej. W Polsce w przypadku amputacji w obrebie np. koAczyny gdérnej pacjenci majg
zapewniong catodobowo dyzur replantacyjny petniony w osrodkach referencyjnych, do ktérych ich sie
kieruje. U podstaw utworzenia tych osrodkéw byto zrozumienie kalectwa jakie niesie ze sobg utrata chocby
czesci konczyny gornej. 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 uporzagdkowanym programem opieki juz od czasu rozpoznania uszkodzenia zwieraczy
ze szczegblnym zwrdceniem uwagi na pilnos¢ postepowania diagnostycznego, chirurgicznego i szalenie
waznego postepowania rehabilitacyjnego (!) oraz uprzywilejowanie w otrzymywaniu porad
ambulatoryjnych. W jakis sposéb nalezatoby takze uwzgledni¢ poradnictwo dla pacjentek po uszkodzeniach
zwieraczy, ktére planujg kolejng cigze. Podsumowujac uwazam ze temat uszkodzern okotoporodowych
zwieraczy powinien znalezé zrozumienie tak aby Polki otrzymywaty w zakresie tej potencjalnie ciezko
okaleczajacej jednostki chorobowej swiadczenia odpowiadajgce aktualnemu stanowi wiedzy.

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

Grazyna  Mierzejewska - Ekspert Medycznej Racji Stanu, tel. 734437 337, e-mail:
mierzejewska@greencomm.pl
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