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VASCULITIS

Stowarzyszenie Chorych

na Ukfadowe Zapalenia Naczyn

Szanowny Panie Ministrze,

W imieniu Stowarzyszenia Chorych na Uktadowe Zapalenia Naczyn Vasculitis zrzeszajgcego
chorych, ich bliskich, sympatykdw, a takze lekarzy i personel pomocniczy zajmujacych sie
zawodowo leczeniem i opiekg nad pacjentem zmagajacym sie z tym rzadkim schorzeniem
apelujemy o wprowadzenie zmian w programie lekowym ujetym w zatgczniku B75 Leczenie
aktywnej postaci ziarniniakowatosci z zapaleniem naczyn (GPA) lub mikroskopowego
zapalenia naczyn (MPA).

Nasze postulaty majg na celu zwiekszenie dostepu do leczenia biologicznego rituksimabem
w roznych postaciach chordéb nalezgcych do ukfadowych zapalen naczyn we wczesnych
etapach choroby celem zminimalizowania ryzyka trwatych uszkodzen narzadéw,
prowadzacych do ich niewydolnosci; objecie leczeniem dzieci, a takze zagwarantowanie
odpowiednio dtugiego czasu terapii, rowniez w leczeniu podtrzymujacym, dajacym
najwiekszg szanse na dtugotrwatg remisje, a tym samym brak objawdéw choroby.

Jednoczesnie jako Stowarzyszenie deklarujemy wole wspoétpracy we wszystkich dziataniach
na rzecz poprawy sytuacji osob cierpigcych na uktadowe zapalenia naczyn. Naszg misjq jest
popularyzacja i szerzenie wiedzy na temat ukfadowych zapalen naczyn. Chcemy utatwic
wszystkim zainteresowanym dostep do rzetelnych informacji, a przez to wptyna¢ na szybszq
diagnostyke pacjentow i wdrozenie skutecznego leczenia.

Uktadowe zapalenia naczyn to rzadka grupa chordb, ktorych wspdlng cechg sq martwiczo-
zapalne zmiany Scian naczyn krwionosnych. Choroba moze dotyczy¢ osob w kazdym wieku,
czesto osdéb mtodych i dzieci. Nie bez powodu zapalenia naczyn nazywane sg chorobami
o wielu twarzach, poniewaz u kazdego chorego przebiegajg inaczej, rdznigc sie
wystepujacymi objawami, stopniem zaawansowania i czestoscig nawrotéw. W tych ciezkich
chorobach niezwykle trudnym jest postawienie wtasciwego rozpoznania ze wzgledu na
manifestacje objawdéw z réznych narzaddéw, a prowadzenie leczenia tej jednostki chorobowej
jest jednym z najbardziej wymagajacych i powinno byc¢ traktowane indywidualnie, co stanowi
wyzwanie nawet dla najbardziej doswiadczonych osrodkéw medycznych.

Obecny stan wiedzy i mozliwosci diagnostyczno-terapeutyczne pozwalaja chorym na
zapalenia naczyn prowadzi¢ stosunkowo normalne zycie. Choroby zapalne naczyn uznawane
niegdys$ za wysoce Smiertelne dzi$ mogq byc¢ pod kontrolg jedynie w sytuaciji, gdy lekarze
dysponujg nowoczesng diagnostyka i leczeniem oraz zaréwno lekarze, jak i sami pacjenci sq
wyposazeni w wiedze dotyczacq objawdéw choroby. Podstawa leczenia jest wigczenie
skutecznej terapii juz na wczesnym etapie choroby, aby nie dopuscic¢ do ryzyka powiktan.
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Tylko skuteczne leczenie, prowadzone zgodnie z najnowszymi zaleceniami przez
doswiadczone wysokospecjalistyczne osrodki medyczne daje szanse na poprawe jakosci
zycia, przywrocenie chorych spoteczenstwu i obnizenie kosztéw leczenia. Zdajemy sobie
sprawe, ze lista naszych oczekiwan jest dtuga. Pragniemy jednak przedstawi¢ Panu Ministrowi
te postulaty, ktore realnie wptyna na podniesienie jakosci zycia chorych, a tym samym obnizg,
wydatki panstwa na leczenie tej grupy chorob:

Prosimy o:

1. Wydluzenie w programie lekowym czasu leczenia zapalen naczyn zwigzanych
z przeciwciatami ANCA m.in. ziarniniakowatosci z zapaleniem naczyn i mikroskopowego
zapalenia naczyn o leczenie podtrzymujace rituksimabem w malych dawkach
(500mg) co 6 miesiecy przez okres min. 2 lat.

Uzasadnienie:

Wytyczne EULEAR (European League Against Rheumatism) dotyczace postepowania
w zapaleniach naczyn zwigzanych z przeciwciatami ANCA (AAV) zalecaja, w celu utrzymania
remisji, stosowanie leczenia skojarzonego glikokortykosteroidami (GKS) w matych dawkach,
z azatiopryng (AZA), rituksimabem (RTX), metotreksatem (MTX) lub mykofenolanem
mofetilu (Myk Mof). Leczenie podtrzymujace powinno trwa¢ minimum 24 miesigce po
uzyskaniu remisji. W tej rzadkiej i ciezkiej chorobie niezwykle wazne jest stosowanie leczenia
0 najwyzszej skutecznosci w uzyskaniu i podtrzymaniu remisji. W badaniu MAINRITSAN w 28
miesigcu trwania terapii u 29% chorych stosujgcych azatiopryne (AZA) odnotowano nawroét
choroby, natomiast w grupie z RTX podawanym w niewielkich, statych dawkach co 6 miesiecy
(500mg) tylko u 5% chorych. Oznacza to, ze leczenie podtrzymujace rituksimabem jest
najbardziej skuteczne przynoszac choremu najwiekszg korzys$¢ w utrzymaniu remisji (brak
nawrotu choroby u 95% chorych w leczeniu dwuletnim). Nalezy podkresli¢ réwniez, ze
leczenie podtrzymujace rituksimabem versus azatiopryng jest nie tylko bardziej skuteczne,
ale réwniez najbardziej optacalne, co udowodnili w swoim badaniu Montante A. i wsp.
analizujac koszty samych lekdéw, hospitalizacji oraz leczenia ewentualnych powikfan
i nawrotdéw choroby, ktére sg czestsze w przypadku leczenia azatiopryng. Dodatkowo rowniez
od poczatku biezgcego roku na rynku polskim dostepne sg znacznie tansze zamienniki leku
rituksimab, ktéremu wygasta ochrona patentowa, co spowoduje, ze rozszerzenie programu
lekowego nie bedzie wymagato znacznie wiekszych naktaddw finansowych niz dotychczas.

Do naszego stowarzyszenia nalezy pewna grupa pacjentéw, u ktérej nie stwierdza sie trwatej
remisji przy leczeniu innym niz leczenie biologiczne Rituksimabem. Regularnie co 8-12
miesiecy nastepuje nawrot choroby - czesto zagrazajacy wydolnosci narzgdéw. Pacjenci ci
przechodzg nastepnie cykl leczenia w schemacie 4- dawkowym Rituksimabu. Zmiana
w programie lekowym uwzgledniajqca leczenie podtrzymujgce umozliwi zmniejszenie liczby
dawek leku podawanych takim pacjentom, a takze zmniejszy czestotliwos¢ hospitalizaciji.
Analizujac koszty leczenia i hospitalizacji, wydiuzenie czasu podazy Rituksimabu w ramach
programu lekowego o leczenie podtrzymujace przyczyni sie per saldo do obnizenia wydatkéw
panstwa, a jednoczesnie podniesie jakos$¢ zycia chorych i pozwoli na normalne
funkcjonowanie w spoteczenstwie.
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2. Umozliwienie leczenia w programie lekowym zapalen naczyn zwigzanych
z przeciwciatami ANCA dzieci od 2. roku zycia.

Uzasadnienie:

Podstawowym kryterium wiaczenia do programu lekowego B75 w leczeniu GPA i MPA jest
kryterium wiekowe powyzej 18 lat. Tymczasem te rzadkie typy zapalen naczyn dotykajq
rowniez dzieci. Skazane sg one na leczenie cyklofosfamidem, ktérego skutecznos$¢ w leczeniu
indukujacym remisje jest w prawdzie porownywalna do rituksimabu, jednak niesie za sobq
znacznie wiecej dziatan niepozadanych, w tym zwiekszone ryzyko rozwoju nowotworow
i nieodwracalng bezptodnos$¢. Majac réwnie skuteczng alternatywe w postaci leczenia
biologicznego, okaleczajacym staje sie prowadzenie leczenia, ktére w przysztosci przekresla
droge do posiadania potomstwa oraz indukuje ryzyko powstawania nowotwordw. Zaréwno
FDA jak i zapisy w Charakterystyce Produktu Leczniczego dopuszczajg mozliwos¢ stosowania
rituksymabu w potaczeniu z glikokortykosteroidami w leczeniu GPA i MPA u dzieci w wieku 2 lat
i starszych. Profil bezpieczehstwa u dzieci z GPA i MPA jest zgodny ze znanym profilem
bezpieczenstwa rituksymabu u dorostych z chorobami autoimmunologicznymi, w tym GPA
i MPA.

Badania nad leczeniem i diagnostykg zapalen naczyn sq bardzo intensywne i stosunkowo
czesto pojawiajg sie nowe doniesienia o skuteczniejszych formach leczenia. Dlatego
najmtodsi chorzy powinni by¢ objeci najskuteczniejszym z mozliwych leczeniem o niskim
ryzyku powiktan. To witasnie oni bedq tworzy¢ przyszie statystyki dotyczace rokowan,
przezywalnosci i jakosci zycia w chorobach zapalnych, ktére majg szanse by¢ jeszcze bardziej
optymistycznie niz obecnie. Wprowadzenie rituksymabu w ciggu ostatniej dekady jako nowej
terapii do leczenia zapalen naczyn z obecnoscig przeciwciat przeciw cytoplazmie neutrofiléw
(ANCA) byto kolejnym krokiem milowym w leczeniu od czasu wprowadzenia cyklofosfamidu
przed 40 laty, kiedy chorzy statystycznie umierali w ciggu roku od postawienia diagnozy.
Obecnie oczekiwana diugos¢ przezycia po leczeniu wzrosta wielokrotnie, a dwudziesto- czy
trzydziestoletnie przezycia po diagnozie nie budza juz zaskoczenia.

3. Rozszerzenie programu lekowego o leczenie rituksimabem wszystkich
uktadowych zapalen naczyn zwigzanych z przeciwciatami ANCA jak i rowniez innych
znacznie rzadszych zapalen naczyn, w ktérych skutecznos$¢ takiej terapii zostata
potwierdzona naukowo.

Uzasadnienie:

W chwili obecnej program lekowy B75 terapii rituksimabem obejmuje leczeniem chorych
jedynie na dwie jednostki chorobowe: ziarniniakowatos$¢ z zapaleniem naczyn (GPA) lub
mikroskopowe zapalenia naczyn (MPA) z grupy ponad 20 rodzajéw zapalen naczyn. Pozostali
chorzy, pomimo dowoddéw naukowych na skutecznos$é leczenia rituksimabem, nie majqg
dostepu do tego typu terapii w ramach programu lekowego, co ogranicza mozliwosci
terapeutyczne lekarzy i znacznie pogarsza rokowania dla pacjenta. Majac na wzgledzie
wszystkich chorych nauktadowe zapalenia naczyn, prosimy o mozliwos¢ objecia w ramach
programu lekowego innych postaci zapalenia naczyn, w ktérych standardowe leczenie jest
nieskuteczne lub gdy istniejg silne dowody naukowe na stusznosc takiego leczenia jako terapii
pierwszego rzutu. Liczne publikacje potwierdzaja, ze leczenie rituksimabem moze by¢ réwno-
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rownowazng alternatywa lub leczeniem drugiego wyboru w zapaleniach naczyn zwigzanych
z krioglobulinemig lub w gwattownie postepujacym kiebuszkowym zapaleniu nerek
(z obecnoscig przeciwciat anty-GBM i z dodatnim wynikiem ANCA lub bez).

Ponadto proponujemy objecie catej grupy choréb wspomnianym programem lekowym na
wzér wytycznych EULEAR, ktére traktujg ogdlnie zapalenia naczyn zwigzane z przeciwciatami
ANCA, nie wyodrebniajac przy tym pojedynczych jednostek chorobowych takich jak
ziarniniakowatos$¢ z zapaleniem naczyn (GPA), eozynofilowa ziarniniakowatos$¢ z zapaleniem
naczyn (EGPA) lub mikroskopowe zapalenia naczyn (MPA).

4. Zmiana kryteriow wlaczenia do programu lekowego zgodnie z wytycznymi
EULEAR.

Uzasadnienie:

W aktualnym programie lekowym Rituksimab moze by¢ podany po spetnieniu wytacznie po
spetnieniu az 5 kryteridw, w tym: gdy wykazana jest nieskutecznos$c¢ lub ograniczona
skutecznos$¢ standardowej terapii, tylko w wysoce aktywnej, ciezkiej, uogdlnionej postaci
choroby, jedynie u 0séb dorostych. Z punktu widzenia pacjenta takie leczenie zostanie podane
dopiero, gdy wyczerpie sie wszystkie inne opcje terapeutyczne, minimum po 3 miesigcach,
a stan ogdlny wcigz utrzyma sie jako ciezki; co z kolei sprawia, iz szanse na zakwalifikowanie
do programu lekowego otrzymujgq jedynie pacjenci hospitalizowani na oddziatach intensywnej
terapii, w stanie krytycznym oraz pacjenci, ktérych stan zdrowia ulegt pogorszeniu lub nie
ulegt poprawie wskutek dotychczasowego leczenia.

Wytyczne EULEAR zalecajg wcelu uzyskania remisji w zapaleniach naczyn zwigzanych
przeciwciatami ANCA ze zmianami narzadowymi lub zagrazajacymi zyciu stosowanie leczenia
za pomocg kombinacji glikokortykosteroidow (GKS)i cyklofosfamidu (CYK) lub Rituksymabu
(RTX). Takie leczenie powinno by¢ uznawane jako rownorzedne, poniewaz dowiedziono, iz
skutecznos¢ RTX w leczeniu inicjujacym jest podobna jak w przypadku cyklofosfamidu.
W zwigzku z powyzszym powinna wiec zaistnie¢ mozliwo$¢ wyboru rodzaju terapii oraz w razie
potrzeby zmiany leczenia z cyklofosfamidu na RTX i odwrotnie w mozliwie jak najkréotszym
czasie (zamiast po 3 miesigcach jak w obecnym programie lekowym). W leczeniu zapalen
naczyn najwazniejsze jest szybkie wprowadzenie pacjenta w remisje, aby nie dopusci¢ do
trwatych powiktan zagrazajgcym niewydolnosci narzadéw, a nawet zgonu.

JesteSmy przekonani, ze odpowiednie leczenie dajace najwieksza szanse na trwatg remisje
spowoduje obnizenie kosztéw leczenia choroby z uwagi na zmniejszong czestotliwosé
hospitalizacji oraz krétszy czas ich trwania.

W imieniu chorych na zapalenia naczyn prosimy Pana Ministra o pozytywne rozpatrzenie
naszych postulatéw.

Z powazaniem,

Izabela Skrzypiec

PREZES

Stowarzyszenia
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