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Stanowisko Polskiego Towarzystwa Hematologicznego
i Transfuzjologicznego w sprawie zapewnienia ciggtosci leczenia
i racjonalnego dostepu dorostych chorych na hemofilie A

do nowoczesnych terapii, w tym terapii podskoérnych

Polskie Towarzystwo Hematologiczne i Transfuzjologiczne z uznaniem odnosi sie
do dziatan, ktére w ostatnich latach doprowadzity do poprawy standarddéw
opieki nad chorymi na hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne w Polsce, w tym
do objecia populacji pediatrycznej dostepem do nowoczesnych terapii
podskérnych. Jednoczesnie Towarzystwo wskazuje na potrzebe dalszego
uporzadkowania zasad dostepu dorostych chorych na hemofilie A do
nowoczesnego leczenia, szczegélnie w zakresie kontynuacji terapii rozpoczetej w
wieku rozwojowym oraz kwalifikacji pacjentéw, u ktéorych dotychczasowa

profilaktyka nie zapewnia optymalnej kontroli choroby.

Hemofilia A jest przewlekta, uwarunkowang genetycznie skazg krwotoczng,
ktorej nastepstwa obejmujg krwawienia samoistne i pourazowe, rozwdj
artropatii hemofilowej, przewlekty bdl, ograniczenie sprawnosci oraz trwate
obcigzenie zycia zawodowego, rodzinnego i spotecznego. Celem wspédtczesnej
opieki jest skuteczna, dtugoterminowa profilaktyka krwawien, ochrona narzadu
ruchu i zapobieganie nieodwracalnym powiktaniom choroby, a nie wytacznie
leczenie epizodéw krwotocznych. Podstawg leczenia hemofilii A pozostaja
koncentraty czynnika VI, w tym preparaty o standardowym i wydtuzonym
czasie dziatania. Rozwdj terapii nieczynnikowych, podawanych podskdrnie,
istotnie poszerzyt jednak mozliwosci personalizacji leczenia. Emicizumab, jako
przeciwciato dwuswoiste nasladujgce funkcje aktywowanego czynnika VIl
poprzez jednoczesne wigzanie aktywowanego czynnika IX i czynnika X,

umozliwia wsparcie generacji trombiny bez koniecznosci dozylnej substytucji
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czynnika VIIIl. Podskérna droga podania, rzadsze dawkowanie i stabilny efekt
profilaktyczny majg szczegdlne znaczenie u chorych z trudnym dostepem
naczyniowym, zaawansowang artropatig, przewlektym bdlem, ograniczong
mobilnoscig lub istotnym obcigzeniem leczeniem dozylnym. Dostepne badania
kliniczne oraz dane z rzeczywistej praktyki potwierdzajg skutecznos$¢
emicizumabu w redukcji czestosci krwawien i korzystny profil bezpieczenstwa,
przy koniecznosci wtasciwej organizacji opieki, edukacji pacjentéw i personelu
oraz jasnych zasad postepowania w przypadku krwawien przetomowych, urazéw

i procedur inwazyjnych.

Towarzystwo podkresla, ze postulowany dostep do terapii podskérnych nie
powinien by¢ rozumiany jako zastgpienie dotychczasowych metod leczenia
u wszystkich dorostych pacjentéw. Koncentraty czynnika VIl oraz inne produkty
hemostatyczne pozostajg niezbedne w leczeniu krwawien przetomowych,
zabezpieczeniu urazéw i procedur inwazyjnych oraz w sytuacjach wymagajacych
indywidualnego postepowania hemostatycznego. Witasciwy model opieki
powinien zatem tgczy¢ dostep do nowoczesnych terapii z utrzymaniem
sprawnego systemu zabezpieczenia czynnikiem VIl i innymi produktami

hemostatycznymi.

Najpilniejszym problemem systemowym jest zapewnienie ciggtosci leczenia
u pacjentdw przechodzgcych z opieki pediatrycznej do opieki dla dorostych.
Chory, ktéry w wieku rozwojowym uzyskat dobra kontrole choroby dzieki
skutecznej i dobrze tolerowanej profilaktyce podskdrnej, nie powinien traci¢
dostepu do leczenia wytacznie z powodu ukonczenia 18. roku zycia. Przerwanie
skutecznej terapii moze prowadzi¢ do pogorszenia adherencji, wzrostu liczby
krwawien, progresji artropatii oraz utraty efektéw terapeutycznych osiggnietych

w dziecinstwie.

Racjonalnego rozwigzania wymaga réwniez sytuacja dorostych chorych, ktérzy
nie korzystali wczesniej z terapii podskérnej, ale majg jednoznaczne przestanki

kliniczne lub funkcjonalne do jej zastosowania. Dotyczy to w szczegdlnosci

chorych z inhibitorem czynnika VIII oraz wybranych pacjentéw bez inhibitora,
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u ktérych leczenie dozylne jest niewystarczajace, trudne do konsekwentnego
prowadzenia lub nadmiernie obcigzajgce ze wzgledu na dostep naczyniowy,
zaawansowang artropatie, bdl, ograniczong sprawnos¢ albo ryzyko pogorszenia

po zmianie skutecznego leczenia.

Kwalifikacja do nowoczesnych terapii powinna odbywac sie
w wyspecjalizowanych osrodkach leczenia hemofilii, z uwzglednieniem historii
krwawient, stanu narzadu ruchu, dotychczasowej odpowiedzi na leczenie,
dostepu naczyniowego, preferencji pacjenta oraz ryzyka klinicznego. Niezbedne
pozostajg edukacja pacjentdw i personelu, jasne zasady postepowania
w przypadku krwawien, urazéw i procedur inwazyjnych oraz monitorowanie

skutecznosci i bezpieczenstwa leczenia w rejestrze.

Finansowanie leczenia hemofilii powinno tgczy¢ bezpieczernstwo dostaw i zalety
zakupéw centralnych z mozliwoscig kontrolowanego wprowadzania nowych
technologii medycznych. Ocena zasadnosci terapii nie powinna ograniczac sie do
ceny jednostkowej leku, lecz powinna uwzglednia¢ catkowity koszt choroby,
obejmujacy leczenie  krwawien,, hospitalizacje, rehabilitacje, zabiegi
ortopedyczne, absencje = zawodowg, niepetnosprawnos$¢ i  opieke
dtugoterminowg. Skuteczna profilaktyka jest inwestycja w utrzymanie

sprawnosci chorego i ograniczanie trwatych powiktfan.

W  zwigzku z  powyziszym  Polskie  Towarzystwo  Hematologiczne

i Transfuzjologiczne rekomenduje:

* zapewnienie ciggtosci terapii podskoérnej pacjentom z hemofilig A koriczagcym
18. rok zycia, jezeli leczenie byto wczesniej skuteczne i dobrze tolerowane,

niezaleznie od statusu inhibitora;

e stworzenie przejrzystej Sciezki kwalifikacji dorostych chorych do
nowoczesnych terapii, w tym terapii podskérnych, w przypadkach medycznie
uzasadnionych, ze szczegdlnym uwzglednieniem chorych z inhibitorem czynnika

VIl oraz wybranych pacjentéw bez inhibitora;

e utrzymanie petnego dostepu do koncentratéw czynnika VIII, preparatow o
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wydtuzonym czasie dziatania oraz innych produktéw hemostatycznych,

niezbednych w leczeniu krwawien, urazéw i procedur inwazyjnych;

e prowadzenie decyzji terapeutycznych w wyspecjalizowanych osrodkach, z
udziatem lekarza i pacjenta, przy systematycznym monitorowaniu skutecznosci,

bezpieczenstwa, zuzycia lekéw i jakosci zycia w danych rejestrowych;

e wypracowanie modelu finansowania, ktéry pozwoli korzystac z zalet zakupéw
centralnych i jednoczesnie umozliwi odpowiedzialne wprowadzanie kolejnych

nowoczesnych terapii w hemofilii.

Tak uksztattowany model nie prowadzi do niekontrolowanego rozszerzania
leczenia, lecz porzadkuje zasady dostepu do terapii zgodnie z potrzebami
klinicznymi pacjentow i mozliwosciami systemu. Zapewnienie ciggtosci
skutecznego leczenia mtodym dorostym oraz stworzenie racjonalnych zasad
dostepu do nowoczesnych terapii dla dorostych chorych na hemofilie A jest
dziataniem medycznie uzasadnionym, spotecznie odpowiedzialnym i zgodnym

z kierunkiem rozwoju wspodtczesnej opieki nad chorymi na skazy krwotoczne.

W imieniu Zarzagdu Gtdwnego PTHIT

Prof. dr hab. Krzysztof Giannopoulos

Prezes PTHIT
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