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STRESZCZENIE RAPORTU
LECZENIE STWARDNIENIA ROZSIANEGO W

POLSCE — ANALIZA MOZLIWYCH ZMIAN
W PROGRAMACH LEKOWYCH



Stwardnienie rozsiane (SM) jest przewlekta chorobg demielinizacyjng osrodkowego uktadu
nerwowego, o nie do konca poznanej etiologii. Uwaza sie, ze u podifoza SM lezy kombinacja
czynnikéw genetycznych i Srodowiskowych, a w szczegdlnosci zaburzenia kontroli rownowagi uktadu
immunologicznego. Polska znajduje sie w pierwsze] dziesigtce krajow o najwiekszym wskazniku
chorobowosci. Kobiety chorujg 2 — 3 razy czesciej niz mezczyzni. Rocznie stwierdza sie od 1300 do
2100 nowych przypadkéw. Zgodnie z danymi Narodowego Funduszu Zdrowia liczba pacjentéw

w Polsce w wieku > 18 lat w 2017 r. przekroczyta 45 000.

Osoby, u ktérych diagnozuje sie SM sg mtode, zazwyczaj pomiedzy 20 a 40 rokiem zycia i aktywne
zawodowo, a rozpoznanie choroby traktujg w kategoriach wyroku. Polscy pacjenci z SM zyjg od 7 do
20 lat krécej w poréwnaniu do populacji ogdlnej. Szacuje sie, ze Sredni czas od pojawienia sie
pierwszych objawdw do osiggniecia niepetnosprawnosci uniemozliwiajgcej samodzielne poruszanie
wynosi okoto 20 lat. Narastajgca niesprawnosé ruchowa w przebiegu SM stanowi istotne zrddto
obcigzen spotecznych, ekonomicznych, a takze znaczgco wptywa na jakos¢ zycia chorych zaréwno
w sferze fizycznej, jak i psychicznej, prowadzac do niskiej samooceny oraz braku samoakceptacji.
Dlatego tak wazny jest dostep do skutecznego i bezpiecznego leczenia rozpoczetego na wczesnym
etapie choroby, ktére wptynie pozytywnie na rozwdj kariery zawodowej, relacje towarzyskie

i rodzinne chorych.

Leczenie SM powinno byé prowadzone w sposdb kompleksowy i obejmowac zaréwno terapie
objawowag, terapie rzutéow choroby, jak i leczenie modyfikujgce naturalny jej przebieg. Leczenie
objawowe opiera sie na terapii spastycznosci, ostabienia sity miesniowej, drzenia i ataksji, bdlu,
zaburzen oddawania moczu, zapar¢, zaburzen czynnosci seksualnych, psychicznych oraz funkcji
poznawczych. Leczenie rzutu choroby opiera sie na podawaniu glikokortykosteroidéw, ktdre majg
tagodzi¢ jego nastepstwa. Celem leczenia modyfikujgcego przebieg choroby jest natomiast
zahamowanie naturalnego jej przebiegu, czego efektem jest brak klinicznych i rezonansowych cech

aktywnosci choroby oraz spowolnienie procesu postepu niepetnosprawnosci.

W zwigzku z rejestracjg na przestrzeni ostatnich kilku lat wielu nowych lekéw modyfikujgcych
przebieg choroby oraz ze wzgledu na ich rézng dostepnos¢, opinie i zalecenia Swiatowych towarzystw
naukowych cechuja sie znaczng rozbieznoscig. W praktyce klinicznej leczenie pacjentéw z SM jest
zindywidualizowane, przy czym wyraznie wyrdzni¢ mozna dwie strategie postepowania: eskalacji oraz

indukcji. Terapie eskalacyjng rozpoczyna sie od leku cechujgcego sie najmniejszg toksycznoscig
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i w najnizszej dawce, a nastepnie w sytuacji utrzymywania sie aktywnosci choroby dawki stopniowo
zwieksza sie. Terapia indukcyjna charakteryzuje sie natomiast podawaniem silnych lekéw w duzych

dawkach z istotnymi dziataniami niepozgdanymi juz na poczatku choroby.

Do obecnie zarejestrowanych terapii nalezgcych do grupy lekéw modyfikujgcych przebieg choroby
zalicza sie interferon beta-1a, interferon beta-1b, PEG-interferon beta-la, octan glatirameru,
natalizumab, fingolimod, teryflunomid, fumaran dimetylu, alemtuzumab, kladrybine oraz

okrelizumab.

W oparciu o aktualne rekomendacje kliniczne zaleca sie rozpoczecie terapii od interferonu, octanu
glatirameru, fumaranu dimetylu lub teryflunomidu. W przypadkach, w ktérych to mozliwe,
u pacjentdw z umiarkowang do ciezkiej postacig choroby zaleca sie rozpoczecie terapii od

fingolimodu, kladrybiny, natalizumabu, alemtuzumabu lub okrelizumabu.

Dostep polskich pacjentéw do lekéw modyfikujgcych przebieg choroby realizowany jest w ramach
dwéch programéw lekowych: ,Leczenia stwardnienia rozsianego (ICD-10 G 35)”, ktory okresla
kryteria wtaczenia pacjentdow do leczenia interferonem, octanem glatirameru, fumaranem dimetylu,
teryflunomidem i alemtuzumabem oraz , Leczenia stwardnienia rozsianego po niepowodzeniu terapii
lekami pierwszego rzutu lub szybko rozwijajacej sie ciezkiej postaci stwardnienia rozsianego (ICD-10

G35)”, ktory okresla kryteria refundacji dla natalizumabu oraz fingolimodu, tzw. lekéw drugiej linii.

Do terapii interferonem, fumaranem dimetylu, octanem glatirameru oraz teryflunomidem zgodnie
z kryteriami programu lekowego wtaczani sg pacjenci, u ktérych w ciggu 12 miesiecy poprzedzajacych
kwalifikacje wystgpit rzut kliniczny lub w obrazie rezonansu magnetycznego pojawito sie nowe
ognisko wzmacniajace sie po podaniu srodka kontrastowego GD (+) oraz ktérzy uzyskali > 10 pkt.
w systemie punktacji uwzgledniajgcym czas trwania choroby, liczbe rzutdw w ostatnim roku i stan

neurologiczny w okresie pomiedzy rzutami.

Wystgpienie u pacjenta szybko rozwijajgcej sie, ciezkiej postaci choroby (RES, z ang. Rapidly Evolving
Severe Multiple Sclerosis) rozpoznawanej, jezeli u chorego wystgpity co najmniej 2 rzuty wymagajace
leczenia sterydami powodujace niesprawnos¢, przy czym w czasie rzutu wzrost EDSS musiat wynosié
min. 2 pkt. oraz w badaniu rezonansem magnetycznym obecna byta wiecej niz 1 nowa zmiana GD (+)
lub wiecej niz 2 nowe zmiany w sekwencji T2 (w sumie > 9 zmian), kwalifikuje chorego do leczenia

alemtuzumabem, fingolimodem lub natalizumabem.
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Kryteria kwalifikujgce do tzw. drugiej linii leczenia tj. terapii fingolimodem i natalizumabem spetniajg
pacjenci, u ktorych wystepuje catkowita nieskutecznosé pierwszej linii leczenia, czyli tacy, u ktérych
w ocenie skutecznosci dokonanej po co najmniej rocznym leczeniu interferonem, octanem
glatirameru lub fumaranem dimetylu, stwierdzono wystgpienie co najmniej 2 rzutéw umiarkowanych
(wzrost EDSS o 1 — 2 pkt. w zakresie 1 — 2 uktadéw funkcjonalnych lub o 1 pkt. w co najmniej
4 uktadach funkcjonalnych) lub 1 ciezkiego rzutu po pierwszych 6 miesigcach (wzrost w EDSS powyzej
2 pkt.) oraz w badaniu rezonansem magnetycznym obecnos¢ wiecej niz 1 nowej zmiany GD (+) albo

wiecej niz 2 nowych zmian w sekwencji T2 (w sumie 2 9 zmian).

Zaréwno wytyczne krajowe, jak i miedzynarodowe populacje chorych z aktywnoscig choroby pomimo
leczenia, u ktdrej zaleca sie zastosowanie fingolimodu i natalizumabu, definiujg zdecydowanie szerzej
niz pozwalajg na to obowigzujace programy lekowe. Zgodnie z nimi wystarczy 1 rzut oraz 1 zmiana T1

GD (+) do wtagczenia pacjenta do terapii drugiej linii.

Polscy eksperci od wielu lat apelujg o wprowadzenie analogicznych zapiséw do kryteriéw kwalifikacji
do drugiej linii leczenia. Obecne kryteria sg bardzo restrykcyjne i uniemozliwiajg pacjentom
z brakiem catkowitej nieskutecznosci pierwszej linii leczenia, pomimo wystgpienia u nich rzutu
klinicznego i zmian w rezonansie magnetycznym, otrzymywanie w optymalnym czasie lekdw drugiej
linii. Dane publikowane przez NFZ wskazujg, ze w 2017 r. w ramach terapii drugiej linii leczonych byto
zaledwie 9% chorych na SM, przy czym pacjentédw nieskutecznie leczonych w ramach pierwszej linii
i niekwalifikujgcych sie jednoczednie do drugiej linii leczenia corocznie szacuje sie na okoto 10%.
Wobec powyiszego niezaspokojong potrzebg w leczeniu stwardnienia rozsianego jest szybsza
kwalifikacja do drugiej linii chorych leczonych nieskutecznie w ramach pierwszej linii, gdyz obecne

kryteria wydtuzajg w sposéb nieuzasadniony czas nieefektywnej terapii.

Celem raportu byto przeprowadzenie szczegétowej analizy oraz oceny zmian zaproponowanych przez
ekspertdw Polskiego Towarzystwa Neurologicznego w opisach programéw lekowych ,Leczenie
stwardnienia rozsianego” oraz ,Leczenie stwardnienia rozsianego po niepowodzeniu terapii lekami
pierwszego rzutu lub szybko rozwijajacej sie ciezkiej postaci stwardnienia rozsianego", majgcych na
celu przede wszystkim modyfikacje obecnie obowigzujacej definicji nieskutecznosci pierwszej linii
leczenia, a tym samym kryteriéw kwalifikacji pacjentéw do drugiej linii leczenia. Ocena ta zostata
dokonana zaréwno z punktu widzenia pacjenta, jak i klinicysty, a takze szpitala, ptatnika publicznego

oraz podmiotéw odpowiedzialnych, ze wzgledu na potencjalne skutki finansowe i organizacyjne

postulowanych zmian.
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Do projektu zaproszono ekspertéw klinicznych, w tym konsultanta krajowego w dziedzinie neurologii
prof. dr hab. Danute Ryglewicz oraz cztonkdw Polskiego Towarzystwa Neurologicznego, a takze
przedstawicieli organizacji pacjentéw: Tomasza Potcia — przewodniczgcego Polskiego Towarzystwa

Stwardnienia Rozsianego oraz Maline Wieczorek — prezes fundacji SM — Walcz o Siebie.

1. Modyfikacja kryteriow kwalifikacyjnych do drugiej linii leczenia

Zgodnie ze stanowiskiem ekspertéw, w Slad za wytycznymi krajowymi i miedzynarodowymi, za
nieskutecznos¢ terapii wymagajgcg zmiany leku przyjeto wystgpienie 1 rzutu klinicznego ze wzrostem
EDSS > 1 oraz co najmniej 1 nowej zmiany GD (+) lub co najmniej 2 nowych lub powiekszajacych sie

zmian w sekwencji T2.

Eksperci w odmienny sposdb od obecnych opiséw programoéw lekowych zdefiniowali réwniez postaé
RES. Zgodnie z nowo zaproponowanymi kryteriami jest ona rozpoznawana u nieleczonych pacjentdw,
u ktérych w ciggu 12 miesiecy wystapity 2 lub wieksza liczba rzutéw powodujgcych niesprawnosc
i 1 Ilub wiecej zmian ulegajgcych wzmocnieniu po podaniu kontrastu gadolinowego

w obrazach rezonansu magnetycznego albo znaczacy wzrost liczby zmian w sekwencji T2.
2. Potaczenie programoéw lekowych

Zdaniem ekspertéw, oprdécz zmian kryteriow leczenia pacjentéw w ramach programoéw lekowych,
nalezy rozwazy¢ réwniez potaczenie istniejgcych programoéw leczenia stwardnienia rozsianego

w jeden program odzwierciedlajgcy rekomendacje europejskie. °

Kluczowg kwestig, ktérg nalezy rozstrzygnaé¢ w sytuacji scalenia programéw lekowych, jest liczba
osrodkow, ktéra powinna prowadzié potgczony program lekowy. Eksperci kliniczni zgodnie uwazaja,
ze liczba osrodkéow leczenia SM w Polsce jest zbyt duza. Nadmierne rozdrobnienie, ich zdaniem,
doprowadzito do tego, ze pacjenci leczeni s3 w o$rodkach bez odpowiedniego doswiadczenia.
Zgodnie z danymi NFZ kontrakt na pierwsza linie leczenia SM posiada 129 $wiadczeniodawcow,
natomiast druga linia leczenia zostata zakontraktowana w 59 os$rodkach, przy czym zaréwno
w przypadku pierwszej, jak i drugiej linii leczenia, wystepujg osrodki, ktére leczg ponizej 20 pacjentéw
(29%  Swiadczeniodawcédw  prowadzacych program lekowy pierwszej linii  oraz 59%

Swiadczeniodawcéw prowadzacych program lekowy drugiej linii).

Eksperci proponujg wprowadzenie potgczonego programu lekowego we wszystkich osrodkach

prowadzgcych program lekowy drugiej linii oraz w ograniczonej liczbie osrodkédw prowadzacych
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program lekowy pierwszej linii, jednak dopier po okresie przejSciowym, trwajgcym minimum 12
miesiecy od momentu wprowadzenia zmian w kryteriach kwalifikacji pacjentéw do drugiej linii
leczenia. Zgodnie z przyjetym zatozeniem czes$¢ swiadczeniodawcdw z najmniejszg liczbg leczonych
chorych, ktéra po tym czasie nie pozyska wiekszej liczby pacjentéw, utracitaby mozliwosc
prowadzenia leczenia w programie, co wigzatoby sie z kolei z koniecznoscig migracji pacjentéw do

nowych osrodkow.

Zaproponowane przez ekspertéw klinicznych zmiany w opisach programoéw lekowych dotyczace
w gtéwnej mierze kryteridw wtgczenia do leczenia pacjentdw z szybko rozwijajaca sie, ciezkg postacia
choroby oraz pacjentéw, u ktérych stwierdza sie brak odpowiedzi na petny, minimum roczny cykl
leczenia interferonami lub octanem glatirameru lub fumaranem dimetylu lub teryflunomidem,
oznaczajg dla polskich pacjentéow szybszy dostep do leczenia lekami o wyzszej skutecznosci, zgodny
z rekomendacjami polskich, europejskich i Swiatowych towarzystw naukowych, o ktéry walczyli od
dawna. Zdaniem ekspertéw klinicznych biorgcych udziat w projekcie zmiany w kryteriach kwalifikacji
pacjentéw do drugiej linii oraz zmiany w kryteriach kwalifikacji do leczenia pacjentow z RES
w potaczeniu z coraz wiekszg iloscig opcji terapeutycznych dadza lekarzom prowadzacym mozliwos¢
stawiania nowych celdw terapeutycznych, ktérymi bedzie juz nie tylko zatrzymanie lub spowolnienie
progresji niepetnosprawnosci, ale takze wolnos¢ od aktywnosci choroby (rzutéw, postepow
niepetnosprawnosci, nowych zmian w rezonansie).

Potfaczenie zmodyfikowanych opisow programéw lekowych da z kolei nie tylko mozliwos¢ leczenia
pacjentéw w osrodkach z najwiekszym doswiadczeniem i petnym wachlarzem opcji terapeutycznych,
ale takze oznacza scalenie budzetdow przeznaczonych na prowadzenie programdw, zniesienie
obcigzen biurokratycznych przy rozliczaniu sztucznie podzielonych $rodkéw finansowych, a takze

planowaniu wysokosci kontraktu na rok nastepny.
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