debata redakcyjna

Modelowy program leczenia SMA
nadziejg na lepsze zycie

Rdzeniowy zanik miesni (spinal muscular atrophy — SMA) jest chorobg ciezka, postepujaca
i rzadka. Dzieki dostepnosci nowoczesnego leku jej terapia przynosi spektakularne rezultaty.
Ogromne zaangazowanie wielu ludzi doprowadzito do uruchomienia 2 lata temu programu
lekowego, ktory okazat sie sukcesem. Czas podsumowac dokonania i zastanowic sie, co jesz-
cze mozna zrobi¢ — okazjg do tego byta debata ,Leczenie SMA w Polsce w kontekscie danych

z realnej praktyki klinicznej”.

W medycynie rzadko sie zdarza, ze rzeczywistosé
przerasta nasze oczekiwania. Tak jest w przypadku
uruchomienia od 1 stycznia 2019 r. programu leko-
wego ,Leczenie rdzeniowego zaniku mie$ni” i objecia
refundacja leku nusinersen. Ta decyzja wyprzedzilis-
my wiele krajéw w Europie. Program dziata wrecz
modelowo, a na Polske zaczeto patrze¢ z podziwem.
Obecnie leczonych jest prawie 700 pacjentéw ze scho-
rzeniem, ktére do tej pory bylo nieuleczalne, $miertelne
badz prowadzilo do ciezkiego inwalidztwa. Sprawnie

pracuje 29 neurologicznych o$rodkéw klinicznych,
16 dzieciecych i 13 dla dorostych.

Choroba z perspektywy dwéch lat

Jak podkresla prof. dr hab. n. med. Anna Kostera-
-Pruszczyk, kierownik Katedry i Kliniki Neurolo-
gii Warszawskiego Uniwersytetu Medycznego, nagle
dostalismy do reki potezny orez, czyli lek, ktéry stal
sie dostepny dla pacjentéw. Sukces leczenia chorych
na rdzeniowy zanik miesni zaczal sie jednak znacznie
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wcze$niej. Od ponad 10 lat prowadzony jest w Polsce
rejestr chorych na SMA. Bardzo aktywnie dziata tez
Fundacja SMA, ktéra zrzesza rodziny chorych.

— Mamy wszyscy w medycynie tendencie do przygladania
sig sukcesom i wypierania z naszej pamieci tych obraziw,
ktire pokazijg, w jaki sposib choroba przebiega czy prze-
biegala, kiedy tej interwencii farmakologicznej nie ma lub
nie byto. Rdzeniowy zanik migsni jest chorobg uwarunko-
wang generycznie 1 bez wdrozenia leczenia — postepujgcy.
Ze wagledn na sposob dziedziczenia nierzadko w jednej ro-
dzinie choruje kilkoro rodzenstwa. Niemal zawsze objawy
pojawiajq si¢ we wezesnym dziecinistwie. Chory wymaga
opieki wielodyscyplinarnej — systematycznej rehabilitacyi,
opieki ortopedycznej, czasem wsparcia oddechowego, zy-
wieniowego. Wiemy, ze wezesne wdrazanie terapii gwa-
rantuje jej najwyzszq skutecznosé. Ciesze sig, ze przez te
2 lata leczylismy w programie dzieci i dovostych oraz ze
mimo braku screeningu noworodkowego udato nam sig wig-
czy¢ do leczenia kilkoro pacjentiw w okresie przedobjawo-
wym, ktirzy byli mlodszym rodzenstwem dzieci chorujgcych
na SMA. Dla mnie pacjenci ze SMA sq przy/ehzdem trium-
Ju ducha nad materig. To ludzie, ktdorzy mimo bardzo gig—
bokiej niepetnosprawnosci potrafiq robic znacznie wigcej, niz
nam, tzw. zdrowym, przysztoby do glowy. Majqg mndstwo
pozytywnej energii Zyciowej, sq znakomici intelektualnie,
czasami zdobywajq wysoki poziom wyksztalcenia, praciujg
1 Stavajq sig 2y¢ w miarg normalnie — méwi prof. Anna
Kostera-Pruszczyk.

Dane rzeczywiste — prawdziwy obraz choroby

Podstawa decyzji o rejestracji nowych lekéw sa wy-
niki badan klinicznych. To sg precyzyjne dane dotycza-
ce bardzo wasko zdefiniowanych grup pacjentéw, kto-
rzy s3 w okreslonym wieku, stanie funkcjonalnym, bez
choréb towarzyszacych. Te dane sg Zrédlem cennych
informacji o skutecznoéci i bezpieczefistwie terapii. Jak
podkresla prof. Anna Kostera-Pruszczyk, szczeg6lnie
interesujace sa dla nas publikacje dotyczace chorych
dorostych, ktérzy nie uczestniczyli w badaniach reje-
stracyjnych leku. Nie jest tez przypadkiem, ze pierwsze
doniesienia pochodza z Niemiec i Wloch, czyli z kra-
jow, gdzie pacjenci otrzymali dostep do terapii prawie
2 lata wczesniej niz w Polsce.

— Nasze dane, ktore zgromadzilismy, sq do tych pierw-
szych danych zagranicznych bardzo podobne. Rzeczywiscie
lek jest skuteczny u chorych w bardzo szerokim zakresie
wieku, rowniez u 0séb, ktdre rozpoczynaty leczenie jako
ludzie z 30-, 40-, 50-letniq historig SMA. Tg skutecz-
nos¢ mozemy zaobserwowac w testach funkcjonalnych
w odpowiednich skalach. W takiej chorobie jak SMA
sukcesem byloby zabamowanie jej postepu mierzone licz-
bg punktiw w odpowiednich skalach. Tymczasem widzi-
my, ze nie tylko tych punktéw nie ubywa, ale pffzyéyzwz
w kolejnych miesiqcach leczenia. Chorzy stajq sig leme]—
st, potrafiq samodzielnie wykonac coraz wigcej czynnost.
Wyrainie widoczna jest poprawa w skali, ktdra ocenia

grudzieh 11-12/2020

Prof. Anna Kostera-
-Pruszczyk: — Dla mnie
pacjenci ze SMA sq
przyktadem triumfu
ducha nad materiq.

To ludzie, ktorzy mimo bardzo
gtebokiej niepetnosprawnosci

majq mnostwo pozytywnej energil
zyciowej, sq znakomici intelektualnie,
czasami zdobywajq wysoki poziom
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Sunkcje koriczyn gornych, co dla chorych poruszajacych sig
na wizku inwalidzkim oznacza prawie catkowitq samo-
dzielnosé. Wizystko to sq przefomowe, ogromne osiggnigcia.
Poprawia si¢ funkcja ukladu oddechowego. U pacjentiw cho-
dzqcych samodzielnie wydluza si¢ dystans, kiéry sq w stanie
pokonal. Mamy bardzo dobre wyniki, ktire pokazujq, ze
nasza interwencja jest skuteczna nie tylko u malutkich dzie-
ci, wezesnie poddanych leczeniu, ale nawet u 0séb, u ktdrych
w momencie rozpoczecia terapii choroba byla juz zaawanso-
wana. Leczqc pacjenta i zwigkszajac jego sprawnosé, podno-
simy jego jakos¢ zycia i wplywamy na funkcjonowanie catej
rodziny — opowiada ekspertka.

Aby znalez¢ sie w programie

Na $wiecie nusinersenem leczonych jest juz 11 tys.
chorych w 50 krajach. Coraz wiecej os6b, widzgc
skuteczno$¢ terapii, deklaruje che¢ podjecia leczenia.
W tej chwili w rejestrze w Polsce jest prawie 850 pa-
cjentow.

— Rejestr, ktiry prowadzi Klinika Neurologii WUM, ma
Juz wiasciwie dekadg. Dzigki dostgpnosci terapii zobaczy-
lismy efekt wiary w przetom. W momencie kiedy lek zostal
zarejestrowany na Swiecie i informacja o nim dotarta do
ludzi, ktorzy stracili wiare i zamkngli sig w swoich domach,
w ciggu zaledwie paru miesigcy mielismy wyrainy wzrost
liczby deklarowanych chorych w Polsce — 0 109 0s6b. Ludzie
uwierzyli, ze wystanie zgody na udzial w rejestrze 1 ankiety
ma sens. W rejestrze tym gromadzone sq nie tylko wyjsciowe
dane pacjentow, czyli informacje o tym, w jaki sposib rozpo-
cz¢la sig choroba, lecz takze o dalszym jej przebiegu — mowi
prof. Anna Kostera-Pruszczyk.

Kwalifikacji do programu lekowego , Leczenie rdze-
niowego zaniku mie$ni” dokonuje zespot koordyna-
cyjny powolany przez prezesa NFZ, ztozony z wybit-
nych neurologdéw. W przeciwiefistwie do wielu innych
pafistw w Polsce moze by¢ do niego zakwalifikowany
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" Prof. Katarzyna

Kotulska-J6Zzwiak:

— Sposrod tych
pacjentow, ktorych
kwalifikowaliSmy

do programu, a byto ich 750, tylko
27 w ciggu tego pottora roku zostato
wytqczonych z leczenia, zaden jednak
Z powodu braku skutecznosci terapii

/

pacjent z kazdym typem SMA, niezaleznie od stanu
funkcjonalnego. W zasadzie wystarczy potwierdzenie
choroby badaniem molekularnym i stwierdzenie przez
lekarza, ze nie ma przeciwwskazan do podania leku.

Jak wyjasnia prof. dr hab. n. med. Katarzyna Kotul-
ska-J6zwiak, kierownik Kliniki Neurologii i Epilepto-
logii Instytutu ,,Pomnik — Centrum Zdrowia Dziecka”,
zesp6l koordynacyjny zajmuje si¢ przede wszystkim
wlaczaniem chorych do programu lekowego. Drugim
jego zadaniem jest nadz6r nad realizacja programu
i analiza jego skutecznosci.

— Sposrid tych pacjentow, ktorych kwalifikowalismy do
programu, a byto ich 750, tylko 27 w ciggu tego pittora
roku zostato wylgczonych z leczenia, zaden jednak z powodu
braku skutecznosci terapii. Przyjete w programie kryteria
nieskutecznosci obejmujg brak stabilizacyi, czyli pogorsze-
nie si¢ w skali CHOP-INTEND, albo pogorszenie o wigcej
niz 2 punkty w skali Hammersmith, ktdre utrzymuge sig
w dwdch ocenach w odstepie 4 miesigcy. Ten drugi warn-

Prof. Marcin Czech:
— Dla mnie jako
decydenta nie ma
wiekszej nagrody
niz powiedziec:

W moim kraju kazdy pacjent jest
diagnozowany, otrzyma leczenie,
a kiedy wprowadzimy screening,
to jeszcze otrzyma je bardzo
szybko. Jestem dumny z tej decyzji
refundacyjnej i mysle, ze wszyscy
powinnismy by¢ z niej dumni
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nek stworzylismy, poniewaz wiemy, ze u starszych pacjentow
mozliwe sq wigksze wahania stanu neurologicznego. Mo-
zemy u nich obserwowac pewngq fluktuacje objawiw, kti-
ra jest naturalna, a my nie cheielibysmy zadnego pacjenta
skrzywdzic, stwierdzajqc nieskutecznos¢ leczenia, podczas
gdy w rzeczywistosci jest ono korzystne. U Zadnego z 27
pacjentow, ktirzy zakonczyli leczenie, nie doszto do pogor-
szenia w trakcie terapii. Przyczyng zakonczenia programu
byla w kilku przypadkach rezygnacja, np. dlatego ze pa-
cjent cheial uczestniczyé w badaniach klinicznych. Trzech
pacjentow zmarto, ale bez zwigzku z podanym lekiem, byly
t0 050by w bardzo zaawansowanym stanie choroby. Kilku
pacjentow zrezygnowato z powodn dolegliwosti zwigzanych
z podaniem leku drogg naktucia do kanatu ledzwiowego,
11 pacjentow miato bardzo zaawansowang skolioze i mimo
zastosowania riznych metod podanie im leku nie bylo mozli-
we — méwi prof. Katarzyna Kotulska-J6zwiak.

W tej chwili leczonych jest ponad 650 pacjentéw.
Pierwsze trzy dawki nusinersenu podaje si¢ w odstepie
2 tygodni, czwarta po miesigcu, a kolejne w odstepie
4-miesiecznym. Przez ten caly czas musi by¢ oceniany
stan funkcjonalny pacjenta.

— W Polsce sq przyjete trzy skale, ktdre wykorzystujemy
w zaleznosci od tego, czy pacjent jest matym dzieckiem czy
0sobg dorosta, czy jest w dobrym stanie funkcjonalnym czy
w gorszym. U chorych mtlodszych i z bardziej zaawansowa-
nq niepetnosprawnosciq stosujemy skalg CHOP-INTEND,
ktira zostala stworzona przez szpital dziecigcy w Fila-
delfii. W skali tej dziecko moze zdobyd 64 punkty, przy
czym O oznacza bardzo glebokg niepetnosprawnosé i brak
ruchu, a 64 — petng ruchomosé. U pacjentiw starszych sto-
sufenry przede wszystkim skale HEMSE. W zaleznosci od
tego, w jakim stanie pacjent byl wigczany do terapii, mozna
sig spodziewad raznych efektow, ale widzimy je wiasciwie
zawsze. Pracujemy w tej chwili nad analizq statystyczng
wynikiw uzyskanych przez pierwsze pitiora roku dziatania
programu, w zwigzku z czym bedziemy mied bardzo dobre
dane dotyczqce skutecznosci terapii, kidre bedg mogly stuzyé
do dalszych analiz zardwno dla platnika, jak i Minister-
stwa Zdrowia. Opricz statystyk: jednak manry tez historze,
ktire rzeczywiscie chwytajq za serce. Jedng z nich jest histo-
ria dziewczynki, ktira otrzymala lek w 6. tygodniu zycia,
kiedy miala juz bardzo zaawansowang chorobe i zaledwie
2 punkty w skali CHOP-INTEND. Tymczasem po roku le-
czenia wynik wzrdst do 56 punktiw. To dowodzi, ze czujnos¢
diagnostyczna i wezesne wigezenie leczenia ma ogromne zna-
czenie nie tylko dla pacjentow w okresie przedobjawowym,
lecz takze dla tych, ktorzy juz majg objawy — wyjasnia
prof. Katarzyna Kotulska-J6zwiak.

Ocena programu lekowego

Program lekowy ,Leczenie rdzeniowego zaniku mie-
$ni”, cho¢ realizowany jest od niespelna 2 lat, dziala
wrecz wzorcowo, co podkreslajg klinicy$ci, pacjenci
i decydenci.
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— Kiedy tylko w Polsce zostal uruchomiony program le-
czenia SMA, opieka nad pacjentami wystartowala bardzo
szybko. Bylo to mozliwe, poniewaz mielismy juz zidentyfi-
kowang grupe pacjentow dzigki rejestrowi prowadzonemu
przez zespot prof. Kostery-Pruszczyk w Klinice Neurologii
WUM. Rejestr ten powstatl w ramach globalnego projektn
TREAT NMD. W praktyce zespil koordynacyjny zaczql
pracowac jeszcze przed formalnym powolaniem programu.
Dane o pacjentach, u ktirych zdiagnozowano SMA, po-
zwolily na oszacowanie liczby chorych objetych leczeniem.
W pozniejszym czasie utworzony zostal vejestr SMPT dla
SMA, gdzie zawarte sq informacje na temat leczonych pa-
cjentow. Obecnie w rejestrze jest 650 pacjentiw — wyjasnia
Iwona Kasprzak, dyrektor Departamentu Gospodarki
Lekami w Narodowym Funduszu Zdrowia. — Jesli cho-
dzi 0 wysokos¢ kontraktow, to ksztaltujq si¢ one na poziomie
140 min zt. Posiadamy informacje, ze jezeli w oddziatach
wojewddzkich swiadczenia byly niedofinansowane czy nie-
zrealizowane w pelni, to w najblizszych dniach bedzie to
uzupelniane, poniewaz w NFZ zostaly na ten cel urucho-
mione dodatkowe srodki. Rozumiem, ze duze osrodki kli-
niczne majq inne koszty, dlatego nalezatoby w przysztosci
wzigl to pod nwage. By moze kwestii swiadczen dla szpi-

tali powinna przyjrzed sig AOTMiT i zaproponowad jakies

rozwigzania? Czgsto poruszany jest tez problem transportu
medycznego. Jest to temat dos¢ trudny i dotyczy takze innych
Jednostek chorobowych. Ten program jest niewgtpliwym suk-
cesem i modelowym przyktadem tego, jak mozina by zorga-
nizowad opiekg w przypadku innych programéw lekowych
— dodaje.

— Cheiatbym ztozyé podzigkowania wszystkim eksper-
tom, dzigki ktirym doszto do refundacji nusinersenu. Uklon
mzlez'y sig zwlaszcza prof. Marcinow: Czechows, ktdry de-
cyzje refundazcy]nq wynegoc]owazf z producentem. Z petnym
pfze,éommzem, rowniez jako czlonek zarzqdu SMA Europe,
mowig, ze program jest wdrazany modelowo. Na tle innych
pastw enropejskich manmy chyba jeden z najszybszych pro-
cesow wigezania chorych do leczenia, zwlaszcza chorych
dorostych. Dla pordwnania w Wielkiej Brytanii decyzja
refundacyjna byta podjeta ponad rok temu, a dopiero mie-
siqc temu pievwsza dorosta osoba otrzymata leczenie. Polska
jest liderem wdrazania tak zaawansowanej terapii. Cho-
rych mamry okolo tysigea, nadal sq tez osoby, ktire czekajq
na wigczenie do programu i prawdopodobnie wkritce bedy
nim objete. Jest dobrze, a nawet bardzo dobrze. To nie zna-
czy, ze mozemy spoczqé na laurach. Ciggle pozostaje kwe-
stia diagnostyki, poniewaz opricz dzieci diagnozowanych
blyskawicznie sq niestery i takie, ktirve czekajq tygodniami
na potwierdzenie badania genetycznego. Nasza fundacja
Juz na poczatku przyszlego roku postara si¢ wdrozyc projekt
umozliwiajqcy szybszq diagnostyke, ktiva bedzie prowadzo-
na rownolegle z przesiewem. Zaskakujqce jest dla mnie to,
ze profesorowie medycyny, eksperci zajmujqcy si¢ wdraza-
niem przetomowych terapii u setek pacjentiw, prowadzeniem
réwnolegle badai klinicznych, szkoleniem éﬂdry medycznej,
przyuczaniem pacjentow — muszq zajmowac si¢ szczegdtami
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lwona Kasprzak:

— Bardzo waznym
tematem dotyczqcym
Wszystkl'ch pacjentow

- z chorobami rzadkimi
sg dodatkowe elementy opieki,
takie jak rehabilitacja czy opieka
wytchnieniowa, o ktorej zaczyna sie
coraz wiecej mowic

Fot. Termedia

[finansowania, wyceny swiadczen, wyceny ich wiedzy przez
NEZ. Wydage mi sig, ze nie jest to problem dotyczqcy tylko
SMA, ale funkcjonowania catego systemu opiek: zdrowotne.
Do rozwiqzania pozostaje takze kwestia pobytu pacjentiw
w szpitalu, poniewaz czasem pacjent miusi zostal w nim na
Jedng noc. Pozostajg takze problemy logistyczne, prowadze-
nie badan funkcjonalnych. Nadal takze czekamy na opiekg
koordynowang, ktira ma sig znalezé w Narodowym Pla-
nie dla Chordb Rzadkich — opowiada Kacper Rucinski,
wspolzatozyciel i czlonek Rady Strategicznej Fundacji
SMA.

Jak podkresla prof. dr hab. n. med. Marcin Czech,
prezes elekt Polskiego Towarzystwa Farmakoekono-
micznego, decyzja o refundacji byta trudna, ze wzgledu
na spoczywajaca na wszystkich decydentach ogromna
odpowiedzialno§¢. — Byla to decyzja trzech ministriw, bo
Jeszcze za czasow ministra Konstantego Radziwitla zaczeli-
smy rozmawiac o tym programie. W tym czasie zmieniali sig
takze prezesi NFZ. Przed nami bylo ogromne wyzwane, jak
ograniczy¢ populacie. Fundacja SMA i klinicysci mieli jedno
stanowisko: nie mozna jej ograniczac. Patrzylismy na Brytyj-
czykow, ktorzy mieli mocno ograniczong populacie — do cho-
rych z SMAIL. Mysle, ze bardzo dobrze sig stalo, ze siggnelismy
po calq populacje. Dobralismy taki instrument dzielenia ryzy-
ka, ktdry pozwolit na redukcje niepewnosci zwigzanej np. ze
wzrostem populacyi docelowey, ktdra nie zostala doszacowana.
Jest to jeden z przykladow schorzen, w ktirych gdy otwierany
refundacie, okazuje sig, ze chorych jest znacznie wigcej. Obecnie
dzielimy sig naszymi doswiadczeniami z kolegami z zagranicy
7 pokazujemy im, w jak: sposib mozna podejs¢ do programu,
zeby ich pacjenci uzyskali tevapig. Liczba leczomych chorych,
tych ktirzy przeszli kwalifikacie i tych ktirzy sq w rejestrze,
Jest znacznie wyzsza niz dla przykladu w danych niemiec-
kich. Mysle, ze powinnismy innym paistwom europejskinm po-
kazac, ze leczymy w Polsce duzq liczbe chorych, ze podeszlismy
do tego ekonomicznie i ze moze to byc oplacalne mimo wysokich
kosztow jednostkowych. Bardzo si¢ ciesze, ze udato nam sig
na podstawie SMPT znalezé punkt rdwnowagi miedzy tym,

menedzer zdrowia 75



debata redakcyjna

~
>
N
)
=
~
U
9
<
=
a
&

Kacper Rucinski:

— Na tle innych

panstw europejskich
mamy chyba jeden

Z najszybszych proceséow
wtgczania chorych do leczenia,

zwtaszcza chorych dorostych.

Polska jest liderem wdrazania
tak zaawansowanej terapii

czego potrzebuja klinicysci, a obcigzeniami administracyjmymi
tychze klinicystow — méwi ekspert.

Profesor Marcin Czech wskazal na inne istotne pro-
blemy, ktére wymagajg rozwiazania. Pierwszym z nich
jest diagnostyka, ktéra nierzadko trwa miesiac, a w sy-
tuacji gdy kazdy lekarz i pacjent walczg nawet o jeden
motoneuron, miesiac czy tydzief to spora réznica. Dru-
gim problemem jest wprowadzenie przesiewu noworod-
kowego, dzieki ktéremu bedzie mozliwe rozpoczecie
leczenia chorych na SMA jak najszybciej.

Podsumowanie okresu dwuletniego

— Program okazat sig ogrommym sukcesem przede wszyst-
kim dla pacjentow z SMA. Nasz sukces bedzie pelny, kiedy
leczenie obejmie caly czekajgcq na nie grupe chorych. Nie
zamierzamy spoczql na laurach. Przed nami vozpoczecie
powszechnego screeningu noworodkowego, kiory sprawi, ze
bedzie mozliwos¢ interwencji u pacjentiw w okresie przed-
objawowym, czyli w grupie, w ktdrej leczenie jest najbardziej
skuteczne. Najwigkszym wyzwaniem natomiast jest dla nas
to, 2eby Narodowy Plan dla Chorib Rzadkich jak najszyb-
ciej wszedt w zycie. Zribmy tak, zeby model opieki nad cho-
rymi z SMA, ktdry udato nam si¢ wspilnie wypracowac,
byt naszym najlepszym produktem eksportowym, a nastgpnie
przeniesmy go na inne choroby rzadkie — komentuje prof.
Anna Kostera-Pruszczyk.

— Program leczenia SMA nusinersenem to wprowadze-
nie nowej terapii, modyfikujqcej przebieg naturalny cigzkiej
7 nienleczalnej wezesnief choroby dla bardzo szerokiej grupy
pacjentow. Zdarzylo sig to pierwszy raz w polskim systemie
opieki zdrowotnej. Jednoczesnie udaje si¢ prowadzic nadzor
nad tym projektem w sposob, ktiry daje nam narzedzia do
analizy skutecznosci terapii, co pozwoli byé moze w przy-
szlosci na wprowadzanie podobnych rozwigzait w innych
chorobach rzadkich. Sukcesem programu jest nie tylko le-
czenie duzej grupy chorych, lecz takze to, ze mamy obiet-
nicg wprowadzenia przesiewu noworodkowego w kierunku
SMA. Umozliwi to leczenie pacjentiw, zanim choroba sig
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rozwinie, a wigc pozwoli na uniknigcie niepetnosprawnosci
7 wielu powiklan. Przeprowadzilismy ankiete we wszystkich
osrodkach pediatrycznych, dzigki czemu wiemy, ile z nich
Jest przygotowanych na przyjecie pacjenta w ciqgu tygodnia
od momentu uzyskania wyniku potwierdzajgcego chorob.
Problemem, ktiry pilnie wymaga rozwiqzania, jest zorgani-
zowanie transportu medycznego dla osib, ktdre w inny sposib
nie sq w stanie dotrzec do szpitala. Pojawia sig tez kwestia
rozliczenia kosztow pobytu pacjenta w szpitalu, ktive sq riz-
ne w zaleznosci od tego, czy pacjenci majq podawany lek
w znieczulenin ogdlnym i pod kontrolg radiologiczng czy tez
nie. Obie wyceny sq za niskie i z tego tytulu szpitale majq
wigksze obcigzenie finansowe — uwaza prof. Katarzyna
Kotulska-J6zwiak.

— Na poczqtku, kiedy program ruszal, byl trochg watpli-
wosti, takze ze strony osrodkiw. Teraz jestesmy w przeded-
nin wydawania kolejnej decyzji administracyjnej dotyczqcef
dalszej refundacji. Ze wzgledn na charakterystykg choroby
mielismy duzq motywacye, zeby ten program szybko wdrozyé
1 zeby zespit koordynacyjny blyskawicznie zakwalifikowal
pacjentow, ktirzy sq zdiagnozowant i oczekujg na leczente.
Bardzo waznym tematem dotyczqcym wszystkich pacjentow
2 chorobami rzadkimi sq dodatkowe elementy opieki, takie
Jak rehabilitacja czy opieka wytchnieniowa, o ktdrej zaczy-
na sig coraz wigeej mowic, Wiele chordb wymaga przeciez
ogromnego zaangazowania czlonkiow rodziny, co wylgcza ich
z pracy. Tym ludziom tez nalezy pomdic — apeluje Iwona
Kasprzak.

— Mowigc o szybkiej diagnostyce, many na mysli czas,
zanim pacjent trafi do zespolu koordynacyjnego. To etap,
w ktorym albo lekarz kierujgcy na badanie genetyczne nie
napisat, ze ma byé wykonane na cito, albo badanie nie zo-
stato szybko przeprowadzone przez labovatorium. Wykonanie
testu na SMA to maksymalnie 3 dni przy obecnej technolo-
gii. Trzymamy kcinki za przesiew noworodkiw, gdyz znacz-
nie przyspieszy diagnostykg w skali kraju. Dzigki temu, ze
mamy tak dobre leczenie SMA, wiele osdb decyduje si¢ miesz-
kaé w Polsce — opowiada Kacper Rucinski.

— Duzo oczekuje od Narodowego Planu dla Chordb
Rzadkich. Mam nadzieje, ze doprowadzi on docelowo do
koordynowanej opieki, w ktirej centrum bedzie pacjent cier-
Dbigcy na choroby rzadkie, w tym na SMA. Cieszg sig, ze
Polska dotaczy do grupy krajow, ktire bedg miaty ten plan
zatwierdzony. Dla mnie jako decydenta nie ma wigkszej
nagrody niz powiedziec: w moim kraju kazdy pacjent jest
diagnozowany, otrzyma leczenie, a kiedy wprowadziny scre-
ening, to jeszcze otrzyma je bardzo szybko. Jestem dumny
z tej decyzji refundacyjnej i mysl, ze wszyscy powinnismy
by¢ z niej dumni — podsumowuje prof. Marcin Czech.

Na podstawie debaty redakcyjnej , Kuriera Medycznego”

i,,Menedzera Zdrowia” —,,Leczenie SMA w Polsce
w kontekscie danych z realnej praktyki klinicznej”.
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