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Polskie dzieci z szansa na refundacje leczenia
biataczki

W leczeniu biataczek limfoblastycznych immunoterapia zwieksza szanse na wyzdrowienie takze
dzieciom z grupy wysokiego ryzyka nawrotu choroby. Daje tez mniej toksycznych skutkéw ubocznych
i nie wymaga hospitalizacji. Staramy sie, aby byla dostepna w ramach programu lekowego - mowi
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prof. dr hab. n. med. Wojciech Mtynarski, kierownik Kliniki Pediatrii, Onkologii i Hematologii
Uniwersytetu Medycznego w Lodzi.

Bialaczka wsrdd dzieci to wciaz duzy problem?

Ostra biataczka limfoblastyczna jest najczestszym nowotworem ztosliwym u dzieci. Rocznie w Polsce
zapada na nia ok. 200-250 dzieci. Wyleczalnos¢ tego typu nowotworu na szczescie jest wysoka, bo
przekracza 90 proc. - to znaczaco wiecej niz u dorostych. Jednak wciaz jednego dziecka na
dziesiecioro nie jesteSmy w stanie wyleczyc¢.

Chcielibysmy, aby udawalo sie wszystkim dzieciom...

Dokladnie. Dlatego w 2022 roku rozpoczeliSmy badanie kliniczne, ktére jest prowadzone we
wszystkich osrodkach onkologii dzieciecej w kraju, w ramach tak zwanego konsorcjum cALL-POL od
angielskiego Childhood Acute Lymphoblastic Leukemia in Poland. Poza chemioterapia, ktora jest
najczesciej stosowana opcja terapeutyczna u dzieci z biataczkami, dotaczamy immunoterapie.
I wydaje sie, ze leczeniem z zastosowaniem blinatumomabu jako immunoterapii jest ta lepsza opcja
leczenia, miedzy innymi zostala ona zarejestrowana do terapii dzieci przez Amerykanska Agencje
Lekdéw i Zywnosci (FDA) w USA.

Na czym polega jego dzialanie?

Blinatumomab zawiera przeciwciala, ktérych zadaniem jest kierowanie niszczacych nowotwdr
limfocytow typu T we wtasciwe miejsce w organizmie, czyli w poblize komoérek posiadajacych biatko
CD19 - znajdujace sie na powierzchni komoérek biataczki wywodzacych sie z linii B.

To przyktad terapii celowanej, ktora dziata na konkretny cel molekularny, dzieki czemu jest bardziej
ukierunkowana na niszczenie nowotworu niz chemioterapia. Takie dziatanie sprawia, ze choroba
resztkowa (MRD) - czyli obecnos¢ niewielkiej liczby komoérek nowotworowych w organizmie,
niewykrywalnych standardowymi metodami diagnostycznymi, takimi jak morfologia krwi czy badanie
szpiku - jest nizsza lub wrecz zerowa w poréwnaniu do chemioterapii. A to wazne, bo obecnos¢
choroby resztkowej stanowi potencjalne zagrozenie nawrotem choroby, poniewaz te komérki moga
w przysztosci sie namnazac.

Co wiecej - chemioterapia, ktora stosujemy w przypadku biataczek, jest dla dzieci bardzo toksyczna.
Wiaze sie z dlugotrwatym pobytem na oddziale i ucigzliwymi zagrazajacymi zdrowiu skutkami
ubocznymi m.in. niedokrwistos¢ i matoptytkowosé wymagajace przetoczenia krwi, ciezkie zaburzenia
odpornosci, uszkodzenie i zapalenia przewodu pokarmowego wymagajace podazy narkotycznych
lekéw przeciwbdlowych i wiele innych. Zastosowanie immunoterapii z blinatumomabem powoduje,
ze te dzieci nie musza by¢ hospitalizowane - leki moga przyjmowac¢ w domu - i przewaznie nie maja
ciezkich powiktan.

Wieksza skutecznos¢, mniej skutkéow ubocznych - na czym wiec polega problem?

Nasze badanie rozpoczeliSmy w 2022 roku, a w czerwcu 2024 r. - na podstawie badan
przeprowadzonych w Stanach Zjednoczonych Amerykanska Agencja Lekéw i Zywnosci
zarejestrowata blinatumomab w pierwszej linii leczenia biataczek u dzieci. Niestety Europejska
Agencja Lekow (EMA) jeszcze tego nie zrobila, ze wzgledu na to, ze europejskie i amerykanskie
protokoty leczenia bitaczki u dzieci sa rézne. Musimy wiec poczekaé na zakonczenie europejskich
badan, czyli prawdopodobnie ok. 2-3 lata.

Ale dzieci w Polsce juz sa leczone tym lekiem. Jak to mozliwe bez rejestracji?

Zgodnie z ustawa o refundacji lekéw, u pacjentéw, ktérzy wymagaja takiej terapii ze wzgledu na



wybitne toksycznosci po chemioterapii, jesteSmy w stanie skorzystac z tego leku w ramach RDTL-u,
czyli ratunkowego dostepu do terapii lekowej. Ale taka terapia jest drozsza niz lek dostepny
w ramach programu lekowego. Dodam, Ze immunoterapia dotyczy rocznie 30-40 pacjentéw w skali
kraju. Zastosowanie u nich blinatumomabu powoduje, ze nie maja wiekszych toksycznosci, no i w
0go6le mamy im co$ do zaproponowana. Pamietajmy, Ze u dzieci leczonych tylko chemioterapia moze
dojs¢ czesciej do nawrotu biataczki. Nawrot biataczki, trzeba leczy¢ za pomoca transplantacji szpiku
kostnego lub terapia CAR-T. Obie te procedury sa niezwykle kosztowne, ale przy braku innych
mozliwosci sa dla nich jedyna szansa. Koszt immunoterapii blinatumomabem jest nizszy.

Rozumiem, ze podjeliscie starania o to, aby przyspieszy¢ refundacje leku w Polsce?

Wyniki zebrane z naszego niezakonczonego jeszcze badania klinicznego wystaliSmy do Agencji
Badan Medycznych i do Ministerstwa Zdrowia. Z tych danych ewidentnie wynika, Ze to terapia
skuteczna i bezpieczna. Gdyby udato sie na tej podstawie Ministerstwo podjeto decyzje pozytywna,
dzieci bytyby leczone ultranowoczesnie, a Polska bytaby pierwszym krajem w Europie, ktéry miatby
refundacje takiej opcji terapeutycznej poza Stanami Zjednoczonym w pierwszej linii leczenia
biataczki.

Skoro to tak skuteczna i bezpieczna terapia, dlaczego nie moze skorzystac¢ z niej wiecej
dzieci?

Pierwsze badania dotycza dzieci z grupy wysokiego ryzyka nawrotu biataczki - te sa w najwiekszej
potrzebie, bo inne terapie sa u nich mniej skuteczne. W grupie tzw. standardowego ryzyka
wyleczalno$¢ za pomoca chemioterapii, ktéra nie jest tak agresywna jak ta stosowana w grupie
wysokiego ryzyka, wynosi ok. 98 proc. Czyli prawie kazde dziecko jesteSmy w stanie wyleczyc.
Niestety w grupie wysokiego ryzyka prawdopodobienstwo nawrotu biataczki moze wynosi¢ nawet 40
proc.

Jest szansa, aby w przyszlosci immunoterapia zastapila chemioterapie w bialaczkach
limfoblastycznych u dzieci?

Moze nie catkowicie, ale czesciowo tak. Mysle, ze moglibysmy zredukowac o potowe koniecznosé
zastosowania chemioterapii takze w grupie standardowego i posredniego ryzyka, ale musimy by¢
cierpliwi i ostrozni, musimy poczeka¢ na wiecej danych z badan klinicznych prowadzonych w kraju
i na swiecie.

Czy Lodz jest jedynym osrodkiem w Polsce, w ktorym proponuje sie tym pacjentom
immunoterapie?

Nie, £.0dzZ jest osrodkiem koordynujacym cate konsorcjum cALL-POL, ale wszystkie osrodki onkologii
dzieciecej biora udziat w tym badaniu i lecza w ten sam kontrolowany sposob. To dos¢ unikalne, ze
badanie kliniczne, ktore zaproponowaliSmy w Agencji Badan Medycznych, nie dotyczy tylko
wybranej populacji, ale wszystkich dzieci chorych na biataczke limfoblastyczna w Polsce. Odbywa sie
to w oparciu o standardy wprowadzone przez Polskie Towarzystwo Onkologii i Hematologii
Dzieciecej. Bazuja one na réznego rodzaju badaniach. Zalezalo nam na tym, aby w konsorcjum
CALL-POL nie bylo réznych standardéw, co sprawiatoby, ze czes¢ dzieci bedzie leczona wedlug
starych procedur, a cze$¢ nowoczesnie. Dlatego zaproponowaliSmy wspotprace wszystkim osrodkom
onkologii dzieciecej i wszystkie z radoscig przyjety te propozycje. Dzieki temu wszystkie dzieci



w Polsce od 2022 roku moga korzysta¢ ze wszystkich najnowoczesniejszych opcji diagnostycznych
i terapeutycznych finansowanych przez Agencje Badan Medycznych.
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