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Srodowisko pacjentéw z SMA liczy na rozszerzenie dostgpnych opcji terapeutycznych. Chodzi o
mozliwos¢ podawania wyzszych dawek nusinersenu, terapii modyfikujacej przebieg choroby. Lek nie
zostat uwzgledniony w projekcie listy refundacyjnej na lipiec proponowanej przez Ministerstwo Zdrowia.
Eksperci podkreslaja, ze cho¢ obecnie stosowana dawka zatrzymuje postep choroby, jej zwigkszenie
moze si¢ znaczaco przetozy¢ na poprawe kolejnych funkcji ruchowych. Fundacja SMA apeluje wigc do
resortu zdrowia o zmiane stanowiska.

— Wyzisza dawka nusinersenu w Europie zostata zarejestrowana w styczniu tego roku i bardzo liczylismy,
Ze ta opcja bedzie refundowana u nas w kraju. Niestety na kwietniowej liscie nie udato sie jej umiescic i
na lipcowej rowniez jej nie ma. To dla nas duze rozczarowanie, poniewaz myslelismy, Ze przyspieszona
sciezka spowoduje, ze ministerstwo i producent leku dojdq do porozumienia — podkresla Dorota Raczek,
prezeska Fundacji SMA.

Rdzeniowy zanik migsni to rzadka choroba genetyczna, ktéra prowadzi do stopniowego ostabienia 1
zaniku migsni. W naturalnym przebiegu choroby pacjenci stopniowo tracg kolejne funkcje ruchowe, a w
najcigzszych postaciach SMA moze prowadzi¢ do niewydolnosci oddechowej. Populacj¢ chorych w
Polsce szacuje si¢ na ok. 1600 os6b.

Obecnie w programie lekowym B.102 sa dostgpne trzy terapie, z ktorych korzysta okoto 1200 osob, z
tego ponad potowa chorych jest leczona nusinersenem. Dotychczasowe dane z praktyki klinicznej dla tej
terapii wskazuja, ze u wszystkich leczonych pacjentéw udato si¢ zatrzymac postep choroby, a u 72 proc.
uzyskano klinicznie istotng poprawe funkcji ruchowych. Nowe dane dla wyzszych dawek terapii
stosowanej od ponad siedmiu lat w Polsce sa bardzo obiecujace.

— Prowadzone badanie kliniczne pokazato, Ze istnieje szansa na to, ze wraz z wyzszq dawkq mozna
osiqgnqc jeszcze wieksze korzysci dla pacjentow. W zwiqzku z tym oczekujemy, Ze mielibysmy do
dyspozycji dodatkowg mozliwos¢ — wskazuje prof. dr hab. n. med. Katarzyna Kotulska-J6zZwiak,
przewodniczaca Rady ds. Choréb Rzadkich, kierownik Kliniki Neurologii 1 Epileptologii IPCZD. —
Liczymy na to, Ze w przypadku pacjentow z objawami rdzeniowego zaniku miesni zastosowanie wyzszej
dawki mogtoby przynies¢ dodatkowq poprawe.

Podstawa rejestracji nowego schematu dawkowania byty wyniki dlugoterminowego badania DEVOTE.
Dane wykazaly, ze u wezesniej nieleczonych niemowlat z objawami SMA, otrzymujacych wyzsze dawki
nusinersenu, uzyskano statystycznie istotng poprawe¢ funkcji ruchowych w skali CHOP-INTEND o ponad
15 pkt.

— Pacjenci, ktorzy otrzymywali wyiszq dawke, mieli szybszy i wiekszy spadek poziomu neurofilamentow.
To biomarker mowiqcy o neurodegeneracji, czyli uszkodzeniu komorek ruchowych, ktére w rdzeniowym
zaniku miesni stopniowo ulegajq uszkodzeniu i zanikowi — wyjasnia dr n. med. Anna Lusakowska z
Katedry 1 Kliniki Neurologii WUM oraz Centralnego Szpitala Klinicznego UCK WUM. — Fakt, Ze ten
spadek nastqpit szybciej, moze oznaczad, ze wieksza pula motoneuronow zostata uratowana. W tej
chorobie nawet tydzieri czy miesiqc to czasem bardzo istotna réznica.

Poprawe obserwowano takze w grupie pacjentow w réznym wieku 1 z réznymi typami SMA, ktdrzy po
ponad czterech latach przeszli ze standardowej dawki 12 mg na wyzszy schemat dawkowania: 50 mg
dawki nasycajacej 1 28 mg dawki podtrzymujacej. W tej grupie Sredni wynik w skali Hammersmith
wzrést o 1,8 pkt od punktu wyjsciowego.
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Jak podkresla ekspertka, dla pacjentow z SMA poprawa w skalach funkcjonalnych nie jest abstrakcyjnym
wynikiem badania. Przektada si¢ na codzienne czynnosci chorego: samodzielne jedzenie, podniesienie
reki, dtuzsze utrzymanie pozycji, wigksza wytrzymalosS¢ czy tatwiejsze oddychanie, ale tez na zycie jego
opiekundéw.

— Kazda nawet mata poprawa jest dla pacjentéow bardzo istotna. Szczegolnie Ze jest to choroba w swoim
naturalnym przebiegu postepujqca, czyli z kazdym rokiem pacjent tracitby pewne funkcje. JeZeli ich nie
traci, a nawet je odzyskuje, jest to ogromny pozytywny efekt leczenia — przekonuje dr Anna Lusakowska.
— To sq czasem drobne rzeczy, ale bardzo istotne w codziennym Zyciu, poprawiajqce jakos¢ i komfort
Zycia, dajqce nowe mozliwosci.

Jak przypomina Fundacja SMA, w tej chorobie ,,czas to motoneuron” — kazdy miesigc zwloki oznacza
bezpowrotng utrate czesci neurondw ruchowych.

— Im szybciej pacjenci bedq mieli mozliwos¢ leczenia wyzszq dawkaq, tym lepiej. Spodziewamy sie wtedy
lepszych efektow — mowi ekspertka Katedry 1 Kliniki Neurologii WUM oraz Centralnego Szpitala
Klinicznego UCK WUM.

— Przyzwyczailismy sie juz troche do tego, Ze w Polsce w ostatnich latach procesy refundacyjne,
zwlaszeza w chorobach rzadkich, trwajq kréotko i szybko mamy dostep do nowych lekow, wiec liczylismy,
Ze bedzie to szybciej — podkresla prof. dr hab. n. med. Katarzyna Kotulska-J6zwiak.

Fundacja SMA zaapelowata do Ministerstwa Zdrowia o uwzglednienie nowego schematu dawkowania na
ostatecznej liScie refundacyjnej, ktéra zacznie obowiazywac 1 lipca. Jak podkresla, wyzsze dawki leku sa
juz dostepne m.in. w Anglii, Niemczech, Danii, Austrii, Szwecji, Szwajcarii 1 Luksemburgu.

— Fundacja SMA apeluje do ministerstwa, zeby udato sie jeszcze dojs¢é do porozumienia. Koricowy projekt
listy nie zostat opublikowany, w zwiqzku z czym mam nadzieje, ze nasze uwagi bedq wziete pod uwage i
gtos pacjentow chorych na rdzeniowy zanik miesni w Polsce zostanie wystuchany — podsumowuje Dorota
Raczek.
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