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Polska od kilku lat znajduje si¢ w Swiatowej czotowce pod wzgledem diagnostyki 1 leczenia rdzeniowego
zaniku migsni (SMA). Sukces ten zawdzigczamy wprowadzeniu badan przesiewowych noworodkow,
petnemu dostgpowi do zarejestrowanych terapii oraz pionierskiej decyzji o mozliwosci leczenia kobiet z
SMA w czasie cigzy. Mimo tych osiagnigé, eksperci podkreslaja koniecznosS¢ dalszych zmian — zwlaszcza
w zakresie opieki nad dorostymi pacjentami.

Obecnie w Polsce funkcjonujg tacznie 37 osrodkdéw zajmujacych si¢ leczeniem SMA, w tym 19
dedykowanych dorostym. To jednak wcigz zbyt mato, by zapewni¢ wszystkim chorym dogodny dostep
do terapii. W niektorych regionach — jak Bialystok czy Olsztyn — funkcjonuja jedynie placowki
pediatryczne, co oznacza brak mozliwosci ptynnego przejscia do leczenia w dorostosci. Taki stan rzeczy
skutkuje przeciazeniem dziatajacych osSrodkéw 1 koniecznoscia dojazdéw na duze odlegtosci, co dla wielu
pacjentow jest barierg trudng do pokonania.

Szczegdlnie istotne wyzwanie dotyczy procesu tzw. tranzycji — czyli przechodzenia pacjenta z opieki
pediatrycznej do osSrodkow dla dorostych. Konieczne jest wprowadzenie rozwiazan, ktére zagwarantuja
ciagtos¢ leczenia 1 zmniejsza stres zwiazany ze zmiang placowki. Eksperci postuluja m.in. mozliwos¢
przediuzenia leczenia pediatrycznego do zakonczenia nauki w szkole Sredniej, co pozwolitoby uniknaé
kolejnych reorganizacji w krétkim czasie.

Mimo tych trudnosci, polski system leczenia SMA uznawany jest za modelowy. Program lekowy
zapewnia dostep do wszystkich trzech zarejestrowanych terapii — nusinersenu, risdiplamu i terapii
genowej — 1 obejmuje juz ponad 1100 pacjentow. Dla wigkszosci chorych dostep do leczenia przektada
si¢ na znaczaca poprawe funkcji ruchowych, niezaleznosci 1 jakosci zycia. Coraz wigcej pacjentow
zaklada rodziny, realizuje cele zawodowe i spoleczne — co$, co jeszcze kilka lat temu wydawato si¢
niemozliwe.

W 2024 roku Polska jako pierwszy kraj systemowo dopuscita mozliwos¢ leczenia kobiet w cigzy
chorujacych na SMA. Decyzja Ministerstwa Zdrowia pozwala zarOwno na kontynuacje terapii
rozpoczegte] przed ciaza, jak 1 na rozpoczecie leczenia w jej trakcie. Jest to szczegdlnie wazne, poniewaz
ciaza wiaze si¢ z fizjologicznym ostabieniem migs$ni, ktére moze znaczaco pogorszy¢ stan pacjentki z
SMA. Dzigki tej decyzji kobiety z rdzeniowym zanikiem mig$ni moga rodzi¢ dzieci bez przerywania
skutecznego leczenia, co stanowi globalny precedens.

Na horyzoncie pojawiaja si¢ tez nowe mozliwosci terapeutyczne. Trwa proces rejestracji wyzszej dawki
nusinersenu (28 mg zamiast dotychczasowych 12 mg), ktéra — jak wskazuja badania — moze przynies¢
jeszcze lepsze efekty kliniczne. Oczekuje sig, ze decyzje Europejskiej Agencji Lekéw 1 FDA zapadng w
2025 roku, co otworzy droge do wdrozenia nowego standardu leczenia rowniez w Polsce.

Roéwnolegle rozwijana jest nowa czasteczka — salanersen (BIIB115), bedaca zmodyfikowana wersja
nusinersenu. Lek ten ma by¢ podawany znacznie rzadziej — nawet raz do roku — co moze
zrewolucjonizowac sposOb prowadzenia terapii. Dluzsze dzialanie czasteczki i rzadsze podania to takze
mniejsze obcigzenie dla pacjentow oraz systemu ochrony zdrowia, szczeg6lnie ze leczenie odbywa si¢ w
formie iniekcji dokanatowej, wymagajacej hospitalizacji.

Wszystkie te kwestie byly omawiane podczas XIII konferencji Fundacji SMA ,,Weekend ze SMAkiem”,
ktora odbyta si¢ w czerwcu w Warszawie. Eksperci zgodnie podkreslali, ze mimo imponujacego postepu,
potrzeby pacjentéw — zwlaszcza dorostych — wciaz wymagaja szerszej odpowiedzi systemowe;.
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Przysztosc¢ leczenia SMA w Polsce rysuje si¢ obiecujaco, jednak bez dalszych inwestycji w infrastrukture
1 opieke koordynowang trudno bedzie utrzymac tempo dotychczasowych sukcesow.
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