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Stanowisko Polskiego Towarzystwa Hematologicznego i Transfuzjologicznego

w sprawie dalszego rozwoju dostepu do terapii CAR-T w Polsce

Polskie Towarzystwo Hematologiczne i Transfuzjologiczne, w koriczacym sie
miesigcu Swiadomosci nowotwordw uktadu krwiotwdrczego, zwraca uwage
zarébwno na istotny postep, jaki dokonat sie w ostatnich latach w dostepie
polskich pacjentow do nowoczesnych terapii, jak i na obszary, w ktérych nadal
wystepujg istotne niezaspokojone potrzeby terapeutyczne. Rozwdj programow
lekowych, przesuwanie skutecznych terapii do wczesniejszych linii leczenia oraz
wprowadzanie nowych mechanizmdw dziatania zasadniczo zmienity mozliwosci
leczenia wielu nowotwordow hematologicznych. Dobrym przyktadem kontynuacji
tego kierunku sg zmiany obowigzujgce od 1 lipca 2026 r., ktdre poszerzyly
mozliwosci leczenia chorych na nawrotowego lub opornego szpiczaka
plazmocytowego o belantamab mafodotyny w schematach skojarzonych.
Rozszerzenie dostepu do kolejnych skutecznych metod leczenia ma szczegdlne
znaczenie w chorobach wymagajacych kolejnych linii terapii, w ktorych
mozliwos¢é racjonalnego sekwencjonowania leczenia bezposrednio przektada sie

na czas kontroli choroby i dalsze mozliwosci terapeutyczne.

PTHIT podkresla, ze nakfady na nowoczesne leczenie hematologiczne powinny
by¢ oceniane nie tylko przez pryzmat ceny jednostkowej technologii, lecz przede
wszystkim uzyskiwanego efektu zdrowotnego i catej sciezki leczenia pacjenta.
Dane Narodowego Funduszu Zdrowia dotyczace szpiczaka plazmocytowego
wskazujg na istotny wzrost liczby pacjentéw korzystajgcych z programu
lekowego B.54, przy jednoczesnym systematycznym rozszerzaniu zakresu
dostepnych nowoczesnych terapii. W ocenie PTHIT wtasnie taki sposéb analizy
powinien towarzyszy¢ decyzjom refundacyjnym, z wykorzystaniem danych NFZ,
SMPT i rejestrow klinicznych do monitorowania rzeczywistych efektéw

zdrowotnych.
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Jednym z obszaréw wymagajgcych dalszego rozwoju pozostajg terapie CAR-T.
Ich wprowadzenie do finansowania publicznego byto jednym z najwazniejszych
osiggnie¢ polskiej hematoonkologii ostatnich lat. Polska dysponuje juz
znaczgcym doswiadczeniem w stosowaniu terapii CAR-T. Wedtug najnowszych
danych eksperckich w ramach programu lekowego leczeniem objeto okoto 600
pacjentéw, a tacznie z chorymi leczonymi komercyjnie i w badaniach klinicznych
— okoto 700. Liczba akredytowanych osrodkdw w najblizszym czasie wzrosnie do
okoto 20. Szczegdlne znaczenie ma dostep do CAR-T u chorych na agresywne
chtoniaki B-komodrkowe, w tym DLBCL, oraz ostrg biataczke limfoblastyczna.
Rozszerzanie wskazan i przesuwanie terapii CAR-T do wczesniejszych linii
leczenia zmienito ich pozycje z metody stosowanej po wyczerpaniu wielu
wczesniejszych mozliwosci w element wspotczesnego standardu postepowania u
wybranych pacjentéw. PTHIT pozytywnie ocenia réwniez rozszerzenie
dostepnego portfolio o kolejne produkty, w tym lizokabtagen maraleucel.
Zwiekszenie liczby dostepnych produktéw CAR-T ma znaczenie zaréwno
kliniczne, jak i systemowe, umozliwiajgc lepsze dopasowanie terapii do

charakterystyki chorego i ograniczajgc zalezno$¢ od pojedynczego dostawcy.

Odmienna sytuacja wystepuje nadal w szpiczaku plazmocytowym. Pomimo
bardzo istotnego rozwoju programu B.54, refundacji przeciwciat bispecyficznych
oraz rozszerzenia mozliwosci leczenia o belantamab mafodotyny, polscy pacjenci
nadal nie majg systemowego dostepu do terapii CAR-T ukierunkowanych na
BCMA. Idekabtagen wikleucel i ciltakabtagen autoleucel zostaty zarejestrowane
w Unii Europejskiej odpowiednio w 2021 i 2022 r., jednak pozostajg poza
polskim systemem refundacyjnym. Terapie CAR-T nalezg obecnie do najbardziej
skutecznych  metod leczenia nawrotowego i opornego szpiczaka
plazmocytowego. Szczegdlnie istotne sg wyniki dtugoterminowej obserwacji
ciltakabtagenu autoleucelu, w ktérej po pojedynczej infuzji okoto jedna trzecia
chorych pozostawata bez progresji choroby przez co najmniej 5 lat, bez
koniecznosci leczenia podtrzymujgcego ani zastosowania kolejnej terapii

przeciwszpiczakowej. Wyniki te wskazujg na mozliwos¢ uzyskania u czesci

chorych wyjatkowo trwatej, wieloletniej kontroli choroby po jednorazowym
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podaniu terapii. Jednoczesnie nalezy podkresli¢, ze ewentualna refundacja CAR-
T w szpiczaku plazmocytowym nie dotyczytaby catej populacji chorych objetych
programem B.54, lecz ograniczonej, odpowiednio kwalifikowanej grupy
pacjentéw, u ktérych oczekiwana korzysc kliniczna jest najwieksza. Ze wzgledu
na kryteria kwalifikacji, stan kliniczny chorego oraz miejsce terapii w sekwencji
leczenia CAR-T stanowi opcje dla wybranej czesci pacjentdw, a nie rozwigzanie

przeznaczone dla wszystkich chorych.

PTHIiT zwraca uwage, ze pomimo pozytywnych lub warunkowo pozytywnych
rekomendacji Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
dotyczacych terapii CAR-T anty-BCMA technologie te nie zostaty dotychczas
objete systemowym finansowaniem w programie B.54. Dostepnos¢ przeciwciat
bispecyficznych i belantamabu mafodotyny nie eliminuje potrzeby zapewnienia
dostepu do CAR-T. Sg to technologie rdinigce sie mechanizmem dziatania,
profilem bezpieczenstwa, sposobem podawania oraz potencjalnym miejscem w

sekwencji leczenia i nie powinny by¢ traktowane jako proste substytuty.

PTHIT konsekwentnie wspiera rozwéj terapii CAR-T wytwarzanych w polskich
osrodkach akademickich. Jest to strategicznie wazny kierunek rozwoju polskiej
hematologii, technologii ATMP i medycyny translacyjnej. Akademickie terapie
moga zwieksza¢ dostepnosc leczenia i potencjalnie obnizac jego koszty. PTHIT z
satysfakcjg przyjmuje informacje o planach dalszego wspierania tego obszaru
przez Agencje Badan Medycznych. Akademickie CAR-T powinny jednak stanowic¢
uzupetnienie, a nie substytut systemowego dostepu do zarejestrowanych
produktédw leczniczych. Model docelowy powinien opiera¢ sie na réwnolegtym
rozwoju obu Sciezek: stabilnego dostepu do zarejestrowanych terapii CAR-T oraz

budowania krajowych kompetencji i wtasnych technologii.

PTHIT uwaza rowniez, ze wysoki koszt jednostkowy terapii CAR-T powinien
sktania¢ do poszukiwania nowoczesnych modeli finansowania, w tym
instrumentéw dzielenia ryzyka, limitdw populacyjnych oraz rozwigzan
powigzanych z uzyskaniem i trwatoscig efektu klinicznego. Warunkiem

racjonalnego stosowania takich modeli powinno by¢ réwnolegte prowadzenie
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wysokiej jakosci monitorowania wynikow leczenia, obejmujgcego skutecznos¢,
bezpieczenstwo, powikfania, jakos¢ zycia i dtugoterminowe efekty zdrowotne.
Potrzeba stworzenia takiego systemu monitorowania byta réowniez jednym z

kluczowych wnioskéw raportu dotyczgcego terapii CAR-T w Polsce.

W  zwigzku z powyiszym Polskie Towarzystwo Hematologiczne i

Transfuzjologiczne zwraca sie o:

e ponowne podjecie dziatan zmierzajgcych do zapewnienia systemowego
dostepu do terapii CAR-T anty-BCMA u chorych na szpiczaka
plazmocytowego, z wykorzystaniem w procesie refundacyjnym
instrumentéw dzielenia ryzyka, w tym rozwigzan powigzanych z uzyskaniem

i trwatoscig efektu klinicznego;

e dalsze wspieranie przez Agencje Badan Medycznych rozwoju akademickich
terapii CAR-T i krajowych kompetencji w zakresie technologii ATMP, przy
zachowaniu ich komplementarnego charakteru wobec refundowanych

produktow zarejestrowanych;

e rozwdj systemu monitorowania rzeczywistych wynikdw leczenia oraz modeli
finansowania pozwalajgcych ocenia¢ technologie CAR-T przez pryzmat

dtugoterminowego efektu zdrowotnego.

Doswiadczenia ostatnich lat pokazujg, ze konsekwentna polityka refundacyjna
moze prowadzi¢ do zasadniczej poprawy mozliwosci leczenia chorych na
nowotwory uktadu krwiotwdrczego. Dane NFZ pozwalajg coraz lepiej oceniac
rzeczywisty efekt tych decyzji i pokazuja, ze srodki przeznaczane na nowoczesne
terapie powinny by¢ oceniane w kontekscie osigganych efektow zdrowotnych i

catej Sciezki leczenia pacjenta.

Publikujgc niniejsze stanowisko w miesigcu $wiadomosci nowotwordéw uktadu
krwiotwdrczego, PTHIT podkresla, ze zwiekszaniu swiadomosci tych chordb
powinno towarzyszyé konsekwentne zapewnianie pacjentom dostepu do terapii

odpowiadajgcych aktualnym mozliwosciom wspdtczesnej hematologii.
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