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ITP: stanowcze nie dla decyzji
Ministerstwa Zdrowia

O terapii ratujacej zycie w pierwotnej
matoptytkowosci immunologicznej (ITP),
roznigcych sie standardach Swiatowych
i polskich moéwi prof. Krystyna Zawilska
z Uniwersytetu Medycznego w Poznaniu,
przewodniczgca Grupy ds. Hemostazy
Polskiego Towarzystwa Hematologow
i Transfuzjologow.

Na czym polega pierwotna maloplytkowos¢ im-
munologiczna?

Pierwotna matoplytkowosé immunologiczna stanowi
najczesciej wystepujacg nabyta skaze krwotoczng. Cho-
roba polega na tym, ze organizm wytwarza przeciwcia-
ta przeciwko wlasnym plytkom krwi albo dochodzi do
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nieprawidlowej odpowiedzi immunologicznej, ktorej
wynikiem jest zwiekszone niszczenie plytek. W zwigz-
ku z tym nastepuje izolowana maloplytkowosé. Po-
zostate uktady szpikowe funkcjonuja calkiem dobrze.

Jaka jest przyczyna choroby?

Nie znamy dokladnej przyczyny. Jest to choroba wy-
nikajaca z zaburzefi odpornosci, ktére powoduja, ze
organizm traktuje wlasne komorki jak obce i niszczy
je. W chorobie tej wykazano takze zaburzenia wytwa-
rzania plytek krwi w szpiku kostnym, co umozliwilo
wprowadzenie nowych, bardzo skutecznych lekéw.

Dlaczego jest to grozna choroba?

Obnizenie si¢ liczby plytek krwi w organizmie powo-
duje problemy z jej krzepnigciem. W ITP dochodzi do
powiktan krwotocznych. Jesli sg to powiklania skor-
ne, krwawienia z dzigsel lub z nosa, nie sg one grozne.
Ale przy malej liczbie ptytek krwi, zwlaszcza ponizej
10 tys./ul, istnieje zagrozenie wystapienia ciezkich
powiktan krwotocznych: krwawien z przewodu po-
karmowego, z drég rodnych i krwotoku wewnatrz-
czaszkowego, ktérego boimy si¢ najbardziej, poniewaz
najczesciej koficzy si¢ $mierciag albo inwalidztwem.
U chorych, u ktérych dwa lata po rozpoznaniu ITP
liczba plytek krwi utrzymuje si¢ na poziomie ponizej
30 tys./ul, $miertelno$¢ jest zwiekszona czterokrotnie.
Ciezka matoplytkowosc¢ jest chorobg zagrazajaca zyciu.

Czy mozna przeciwdziala¢ powiktaniom?

Trzeba leczyé w taki sposéb, aby uzyskaé wzrost licz-
by plytek krwi, chociaz powyzej 50 tys./ul. Te warto§é
uwazamy za w miare bezpieczng.

Jakie terapie mamy do dyspozycji?

W pierwszej linii leczenia stosujemy kortykosteroidy,
powszechnie dostepne i refundowane. Niestety cze$é
pacjentéw wykazuje na nie oporno$é. I wtedy musimy
wlaczy¢ tzw. druga linie leczenia: albo usuna¢ sledzio-
ng, albo — w Polsce — zastosowal leki immunosupresyj-
ne, takie jak azatiopryna, cyklosporyna, mykofenolan
mofetylu, rytuksymab. Ten ostatni nie jest w Polsce
refundowany, cho¢ to dobry lek. Splenektomi¢ wyko-
nujemy niechetnie, poniewaz usuwamy zdrowy narzad,
a chorego narazamy na operacj¢, powiklania zakrze-
powe, a takze na ryzyko zakazeni. Dlatego w Stanach
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Zjednoczonych, krajach Europy Zachodniej, a nawet
Europy Srodkowo-Wschodniej w drugiej linii leczenia
stosuje sie nowg generacje lekéw, ktére umozliwiajg
u wigkszosci pacjentéw uniknigcie zabiegu usuniecia
§ledziony, a takze przyjmowania toksycznych lekéw
immunosupresyjnych. Te nowe leki to agonisci recep-
tora trombopoetyny. Istnieje tez grupa chorych, kté-
rzy nawet po usunigciu $ledziony wykazuja opornosé
na leczenie, i wtedy sytuacja staje si¢ dramatyczna.
Takich chorych nie mamy jak leczy¢. Sa oni naraze-
ni na ciezkie powiklania krwotoczne i bardzo niskg
jako$¢ zycia. Zagraza im $mier¢ z powodu krwotoku
wewngtrzczaszkowego. I u tych chorych, ktdrych jest
stosunkowo niewielu, bo jest to ok. 150 oséb rocznie,
zastosowanie agonistow receptora trombopoetyny jest
leczeniem ratujacym zycie.

Jakie leki z tej grupy sa zarejestrowane w Europie,
a w Polsce jeszcze nierefundowane?

Sa to romiplostym i eltrombopag. Leki te przynosza
poprawe u 80 proc. chorych. Sa bardzo dobrze tolero-
wane, maja malo dzialan ubocznych i naprawde bardzo
trudno zrozumie(, dlaczego nie zostaly wpisane na liste
refundacyjna. Sa to przeciez leki ratujace zycie.

Jak dzialaja te leki, w czym przejawia sie ich sku-
teczno$¢?

Stymuluja one szpik kostny do wytwarzania plytek
krwi. Dzialaja na receptor trombopoetynowy, a trom-
bopoetyna to substancja stymulujaca wytwarzanie
plytek krwi. Zwigksza si¢ liczba wytwarzanych plytek
i w ten sposéb korygowany jest defekt towarzyszacy
ITP. Leki te rzeczywiscie dzialaja bardzo dobrze. Mia-
fam mozliwo$¢ uczestniczenia w badaniu klinicznym,
w ktérym stosowano te preparaty. PracowaliSmy ze
stosunkowo duza grupa chorych. Leki te zmieniajg
zycie chorych. Liczba plytek krwi wzrasta powyzej
50 tys./ul, chorzy czuja sie bardzo dobrze, moga pro-
wadzi¢ normalny tryb zycia.

Czyli standard leczenia drugiej linii w krajach Eu-
ropy Zachodniej, a takze Srodkowo-Wschodniej
jest niedostepny w Polsce.

Tak, a leki te zostaly zarejestrowane juz w 2008 r., wiec
nie s3 najnowsze. Mamy duze do$wiadczenia w ich sto-
sowaniu i jest wiele badan klinicznych nad nimi. Sa
skuteczne, bezpieczne, dobrze tolerowane, wielu pa-
gjentéw moze wréci¢ do pracy. Grupa ds. Hemostazy
wielokrotnie zwracala si¢ do Ministerstwa, aby zostaly
objete refundacja cho¢ w trzeciej linii leczenia — dla
chorych, u ktérych splenektomia byta nieskuteczna
i w wypadku ktérych nie ma innej mozliwosci lecze-
nia. Leki immunosupresyjne sa bardzo malo skuteczne,
a przy tym toksyczne.
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3 Mamy leki na matoptytkowosc.
Daja poprawe u 80 proc.
chorych. Sa bardzo dobrze
tolerowane, majg mato dziatan
ubocznych. Naprawde bardzo
trudno zrozumiec, dlaczego
nie zostaty wpisane na liste
refundacyjna. To sg przeciez
leki ratujace zycie ¥

Jaka byla odpowiedz Ministerstwa na pafistwa
prosby?

AOTMIT wydata pozytywna rekomendacje, bo trudno
nie doceni¢ skutecznosci tych lekéw ze wzgledu na naj-
wicksze badania kliniczne nad ITP. Skuteczno$¢ tych
lekéw wynosi 80 proc.! W dodatku okazalo sie, ze
u cze$cl pacjentdéw po 5 latach przyjmowania mozna je
w ogdle odstawi¢, jesli uzyskano remisj¢ choroby. Plyt-
ki krwi utrzymuja si¢ powyzej 50 tys./ul. AOTMIT
ocenila wigc preparaty pozytywnie, wszystko rozbilo
si¢ o decyzje refundacyjna w resorcie zdrowia.

Czy leki sa drogie?

Nie, miesieczna kuracja nie przekracza 9 tys. zi. Nie
jest to duzo w poréwnaniu z innymi terapiami ratuja-
cymi zycie. Komisja Ekonomiczna mimo pozytywnej
analizy kosztowej refundacje¢ zaopiniowala negatyw-
nie. Nie rozumiem, jaki jest pow6d braku refundacji
tych lekéw. W krajach bogatych podaje si¢ je w drugiej
linii leczenia jako alternatywe dla splenektomii, ktéra
tam wykonuje si¢ rzadko. My juz nawet tego si¢ nie
domagamy. Nam chodzi o te nieliczna grupe chorych,
u ktérych splenektomia byla nieskuteczna.

Co mo6wig polskie wytyczne na temat agonistow
receptora trombopoetyny?

Na $wiecie leki te stanowig druga linie leczenia, ale nie
wiem, czy polski system ochrony zdrowia udzwignat-
by ich finansowanie dla wszystkich potrzebujacych, bo
wtedy grupa ta bytaby kilkakrotnie wicksza niz grupa
pacjentéw z opornoscia po splenektomii. W Polsce jest
zatem alternatywa — albo preparaty immunosupresyj-
ne, albo splenektomia. Leczenie agonistami trombo-
poetyny oséb opornych na kortykosteroidy po sple-
nektomii stanowi natomiast terapie ratujaca zycie i to
leczenie powinno by¢ w Polsce dostepne.

Rozmawiata Marta Koblanska
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