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INFORMACJA PRASOWA
Jak mozna - i trzeba — poprawic sytuacje oséb chorujacych na miastenie w Polsce?

Okoto 9 tysiecy osob w Polsce zyje z objawowg, wymagajaca leczenia miastenig — nabytg chorobg
nerwowo-mies$niowa o podfozu autoimmunologicznym, ktérej giownym objawem jest nadmierna
meczliwo$é miesni. Wyraza sie to opadaniem powiek, zaburzeniami widzenia, trudnos$ciami
w potykaniu, zaburzeniami mowy czy ostabieniem koriczyn. Chorujacy na miastenie borykajg sie nie
tylko z objawami choroby, ale takze z brakiem zrozumienia ze strony otoczenia oraz z ograniczeniami
w dostepnosci do diagnostyki, leczenia i kompleksowe]j opieki. Kompleksowemu opisaniu sytuacji
pacjentow z miastenia stuzy pierwszy w Polsce kliniczno-systemowy raport ,,Miastenia jako problem
kliniczny i spoteczny. Wyzwania dla optymalizacji opieki nad pacjentem w Polsce”. Dokument ten
zawiera najnowszg wiedze na temat miastenii, aktualnych standardow diagnostyki, terapii, badan
klinicznych, rozwigzan systemowych oraz rekomendacje zmian stuzgcych optymalizacji opieki nad
osoba Zyjacg z miastenig. Autorami raportu sg czotowi neurolodzy zajmujacy sie miastenig oraz
eksperci systemu opieki zdrowotnej w Polsce. Bardzo waing czescig raportu s3 stanowiska
stowarzyszen pacjentéw i organizacji dziatajgcych na rzecz oséb chorych na miastenie.

Miastenia (myasthenia gravis, MG) jest jedng z najczesciej wystepujgcych nerwowo-miesniowych
chordb rzadkich. Spowodowana jest atakiem patogennych autoprzeciwciat na ztgcza nerwowo-
miesniowe (u ponad 85% chorych s3 to przeciwciata przeciwko receptorowi acetylocholiny). Miastenia
moze pojawi¢ sie w dowolnym wieku — od wczesnego dzieciistwa po pding starosé, cho¢ szczyt
zapadalnosci obserwowany jest u kobiet pomiedzy 20 a 29 rokiem zycia. Nastepnie zachorowalnos¢
zwieksza sie znacznie u 0séb powyzej 60 roku zycia (wyrazniej u mezczyzn). Dla wiekszosci pacjentéw
jest to choroba przewlekta, wymagajgca leczenia przez cate zycie. Miastenia odznacza sie duzym
zrdéznicowaniem nasilenia objawéw i ich umiejscowienia. Choroba przebiega zmiennie, z okresami
zaostrzen, a nawet groznych dla zycia tzw. przetomdw miastenicznych.

Zazwyczaj miastenia zaczyna sie od objawdw ocznych: podwdjnego widzenia lub opadania powieki,
a czasem obu powiek. Czesto, zwykle w pierwszym roku od zachorowania, dochodzi do uogdlnienia sie
objawdéw miastenii: dofqczajg sie tzw. objawy opuszkowe, czyli zaburzenia mowy, gryzienia, potykania,
ostabienie miesni twarzy, a takie miesni koriczyn gornych i dolnych, czasem rowniez miesni
oddechowych z dusznoscig. Objawy sq zmienne, nasilajg sie po wysitku fizycznym, a zmniejszajq po
wypoczynku. Ta charakterystyczna cecha miastenii okreslana jest jako apokamnoza, czyli meczliwos¢
miesni szkieletowych. Przy sSrednim lub duzym nasileniu objawdw chory moze miec trudnosci
z gryzieniem i potykaniem prowadzqce do utraty masy ciata, a w skrajnych sytuacjach nawet préba
potykania pfyndw moze prowadzic¢ do zakrztuszenia sie i zachtystowego zapalenia ptuc. Duze ostabienie
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objawdw koriczynowych utrudnia codzienne funkcjonowanie, uzalezniajgc ich od pomocy innych osob.
Pacjenci majg trudnosci w wykonywaniu czynnosci wymagajgcych unoszenia rgk ponad gfowg,
wstawaniem z krzesta lub wchodzeniem po schodach. Infekcje, stres, duzy wysitek fizyczny mogg nasilac
objawy. Pamietajmy jednak, ze nie u wszystkich chorych miastenia przebiega w tak trudny i groZzny
sposob. Okoto 30-50% prawidfowo leczonych osiggnie stan remisji, ,,bez objawdw, bez lekdw” — opisuje
prof. dr hab. n. med. Anna Kostera-Pruszczyk kierownik Kliniki Neurologii Warszawskiego
Uniwersytetu Medycznego, Osrodka Eksperckiego Chordb Rzadkich.

Uogdlniona postaé¢ miastenii powoduje rowniez ostabienie miesni oddechowych, zagrazajgce
niewydolnosciqg oddechowgq, ktora wystepuje w przefomie miastenicznym. Jak wynika z badan,
zaburzenia wentylacji o roznym nasileniu wystepujq stale u zdecydowanej wiekszosci pacjentow i majg
negatywny wptyw na jakosc¢ Zycia. U potowy pacjentéow z miasteniq wystepujg rowniez depresyjne
zaburzenia nastroju, ktore potegujg, towarzyszqce miastenii, poczucie zmeczenia — wyjasnia
prof. dr hab. n. med. Konrad Rejdak, prezes Polskiego Towarzystwa Neurologicznego.

Miastenie nalezy podejrzewac u pacjentow z meczliwosciq miesni, u ktorych wystepuje zmiennosc
nasilenia objawow w czasie. Zmiennos¢ ta moze wystepowac na przestrzeni godzin, dni, tygodni lub
nawet lat. Charakterystyczne dla miastenii jest ostabienie sity poszczegdlnych grup miesniowych pod
wptywem wysitku, ktdore zmniejsza sie lub ustepuje po odpoczynku. U wiekszosci chorych diagnoze
miastenii mozna potwierdzi¢ za pomocq testow serologicznych na obecnosc¢ swoistych dla tej choroby
przeciwciat (najczesciej sq to przeciwciata anty-AChR). U kazdego pacjenta z rozpoznaniem miastenii
nalezy wykonac badanie obrazowe klatki piersiowej, ze wzgledu na mozliwos¢ wspdtwystepowania
grasiczaka — méwi prof. dr hab. n. med. Agnieszka Stowik, konsultant krajowa w dziedzinie neurologii.

Gdy wyzwaniem stajg sie banalne czynnosci

A co o zyciu z miastenig mdéwig sami pacjenci? Na miastenie choruje od okofo 17 lat, ale dopiero od
8 lat mam postawiong diagnoze tej choroby. Niestety obecna wiedza na temat miastenii, nawet wsrod
medykow, jest niedostateczna. Czesto jesteSsmy postrzegani jako symulanci, odsytani do lekarzy
psychiatrow, odbierani jako osoby leniwe lub bedgce pod wpfywem alkoholu. Dlatego apelujemy do
catego spoteczeristwa — nie wyciggajcie pochopnie wnioskow! Jezeli mfoda kobieta skarzy sie, ze jest
ciggle zmeczona, moéwi, ze nie ma na nic sity, nie ma sity podniesc¢ rqgk, ma problem Zeby sie uczesac,
umyc zeby — to znaczy, ze mozZe byc¢ chora na miastenie! Dla miastenikdw czesto nie lada wyzwaniem
sq proste, banalne czynnosci dnia codziennego, takie jak zapiecie guzikow, pisanie na klawiaturze,
wejscie do wanny, czy podniesienie sie z krzesta. Mamy duze trudnosci z wchodzeniem po schodach,
prowadzeniem samochodu, jedzeniem, bo kazdy, nawet najmniejszy, wysitek ostabia nasze miesnie. Do
tego dochodzi przewlekty bol, ktory odbiera sity, witalnosc¢ i che¢ do czegokolwiek. Nasz stan moze
pogorszyc sie nagle — trudno jest nam planowac kolejne dni, bo nigdy nie wiemy, czy bedziemy w stanie
zrealizowac te plany. Czesto miastenia pozostaje jednak niewidoczna dla otoczenia, dlatego nasze zte
samopoczucie bywa bagatelizowane. To negatywnie odbija sie na stanie emocjonalnym i zdrowiu
psychicznym osob chorych na miastenie — mowi Anna Wolska, prezes Stowarzyszenia Oséb
Dotknietych Chorobami Nerwowo-Miesniowymi ,,Kameleon”.

Na niskg Swiadomosé spoteczng dotyczaca miastenii zwraca uwage takze Katarzyna Koztowska, prezes
Polskiego Towarzystwa Chordb Nerwowo-Miesniowych: Bazujgc na informacjach uzyskiwanych od
pacjentow stwierdzamy, Ze istnieje ogromny deficyt wiedzy na temat samej choroby, sposobow jej
diagnozowania, sciezki diagnostycznej, szybkiego dostepu do lekarzy specjalistow, osrodkow
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neurologicznych, w ktdérych mozna uzyskaé¢ pomoc, aktualnych opcji terapeutycznych oraz badan
klinicznych aktualnie prowadzonych w Polsce. Wsrdd licznych wyzwan, z jakimi mierzq sie chorzy na
miastenie, jest bfedne wstepne rozpoznanie i opéZzniona wtasciwa diagnoza choroby, co rodzi frustracje
i prowadzi do niekorzystnego dla pacjenta opdznienia w podjeciu odpowiedniego leczenia. Dlatego
chcemy zwiekszac spoteczng sSwiadomosc¢ o miastenii, edukowac na temat jej objawodw, zachecac do
badan diagnostycznych w przypadku wystgpienia niepokojgcych symptomow, a w razie rozpoznania
tej choroby — wskazywac skuteczne leczenie farmakologiczne dostosowane do stadium chorego.

Szeroka edukacja na temat miastenii to rowniez jeden z priorytetow Polskiego Stowarzyszenia Chorych
na Miastenie Gravis , Gioconda”. Nasze Stowarzyszenie podejmuje wysitki, by z wiedzqg o miastenii
dotrze¢ nie tylko do pacjentdw, ale i spotfeczeristwa. Dostrzegamy teZz silng potrzebe edukacji
Srodowiska medycznego, zaréwno lekarzy POZ, neurologow, ale réwniez ratownikéw medycznych
i pielegniarek. Poniewaz pacjenci z miasteniq czesto sq kierowani do innych specjalistow, jak okulisci,
czy psychiatrzy, stqd koniecznos¢ szkolenia lekarzy rowniez tych specjalnosci, by chorzy mogli byc
prawidtowo i szybciej diagnozowani. Ponadto widzimy, Zze brakuje specjalistow zajmujgcych sie chorymi
Z miastenig, a jest to o tyle wazne, ze kazdy chory wymaga indywidualnego podejscia. Nie ma dwdch
identycznie chorujgcych na miastenie osob, tak jak nie ma dwdch identycznych ptatkdw sniegu —
podkresla Renata Machaczek z Polskiego Stowarzyszenia Chorych na Miastenie Gravis , Gioconda”.

Postep w poszukiwaniu nowych lekéw

W leczeniu miastenii dysponujemy obecnie lekami o dziataniu objawowym (lekami z grupy inhibitorow
acetylocholinesterazy), lekami immunosupresyjnymi oraz terapiami o krotkotrwatym dziataniu
immunomodulujgcym. Wskazaniem do rozpoczecia leczenia immunosupresyjnego sg nasilone objawy
opuszkowe lub uogdlnione, znaczaco pogarszajace jakosé zycia, pomimo stosowania leczenia
objawowego. Dobdr lekéw stosowanych u pacjenta z miastenig, ich dawki oraz czas trwania kuracji
powinny by¢ dostosowane do aktualnego nasilenia objawdéw i przeciwwskazan do okreslonej terapii,
oraz powinny by¢ modyfikowane na biezgco przez neurologa, majacego doswiadczenie
w leczeniu tej choroby. Dla niektérych pacjentdw skuteczng opcjg jest tymektomia, czyli chirurgiczne
usuniecie grasicy.

Opcje terapeutyczne w miastenii do niedawna byty ograniczone, ale obecnie dokonuje sie ogromny
postep w poszukiwaniu nowych lekéw skutecznie kontrolujgcych objawy tej choroby. W ciggu ostatnich
lat prowadzone sq liczne badania kliniczne, a aktualnie rozwijane terapie obejmujq leki biologiczne oraz
substancje matoczgsteczkowe. W ubiegtym roku w UE zostaly zarejestrowane trzy nowe terapie
miastenii: ekulizumab, rawulizumab i efgartigimod alfa. Leki te nie sq w Polsce refundowane, ale mamy
nadzieje, ze polscy pacjenci otrzymajq refundacje publiczng tych lekow jeszcze w 2023 roku, tym
bardziej, ze polskie osrodki majq doswiadczenie w ich stosowaniu, poniewaz uczestniczq w badaniach
klinicznych nad tymi lekami — podkresla prof. Konrad Rejdak.

Lepsza organizacja opieki = mniejsze koszty

Eksperci zwracajg uwage, ze pomimo relatywnie niewielkiej liczby chorych, koszty spoteczne,
ponoszone przez system ochrony zdrowia na leczenie miastenii i jej powiktan, sg znaczace. Wynika to
z potrzeby przewlektego leczenia immunosupresyjnego, wystepowanie ciezkich zaostrzen choroby,
wymagajacych leczenia w warunkach szpitalnych oraz ryzyka $mierci w przebiegu przetomu
miastenicznego. Do tego nalezy doliczy¢ koszty spoteczne wynikajgce z utraty produktywnosci oséb
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chorych oraz indywidualne wydatki pacjentéw i ich rodziny na przystosowanie gospodarstwa
domowego do niepetnosprawnosci oraz na uzupetniajgce metody leczenia, takie jak: suplementacje
diety, psychoterapie, logoterapie, akupunkture, czy masaze lecznicze.

W badaniach prowadzonych przez nasz zespot opublikowanych w 2022 roku, stwierdzilismy, ze 34%
pacjentow z miasteniq byto leczonych glikokortykosteroidami lub innymi lekami immunosupresyjnymi,
14% pacjentéow wymagato hospitalizacji, a 1,3% byto hospitalizowanych wiecej niz dwukrotnie w ciggu
jednego roku. Niewielki odsetek pacjentow wymagat wielokrotnych (10 lub wiecej) hospitalizacji
rocznie w zwigzku z cyklicznym kosztownym leczeniem immunoglobulinami dozylnymi Ilub
plazmaferezami. Srednia dtugosé hospitalizacji pacjenta z miasteniq wyniosta 8,34 + 10 dni, i co bardzo
wazne, byta istotnie dfuzsza niz hospitalizacje z innych powoddéw — moéwi prof. dr hab. n. med. Anna
Kostera-Pruszczyk.

Z perspektywy optymalizacji modelu opieki nad chorym na miastenie w Polsce naleZy skoncentrowac
sie na osiggnieciu najwyzszej wartosci z perspektywy pacjenta. Kluczowym jest dostep do skutecznych
metod leczenia — w tym zarejestrowanych w Unii Europejskiej lekéw, adekwatna wycena swiadczen
oraz pomiar efektow. Wiemy, z danych NFZ, ze w 2021 r. rozliczono 41 tys. Swiadczen dla rozpoznania
G70 na kwote ok. 27 min zt. Wydatki z ubezpieczenn spotecznych na sSwiadczenia zwigzane
Z niezdolnosciqg do pracy z powodu miastenii wyniosty ok. 25 min zt w 2021 r. Najwiecej wydano na
renty z powodu niezdolnosci do pracy. Dane NFZ i ZUS w zakresie danej choroby wykazujg zwigzek
pomiedzy poprawq diagnostyki i leczenia a utrzymaniem produktywnosci chorych. Dlatego tez wszelkie
inwestycje w zakresie diagnostyki, leczenia i rehabilitacji finansowane przez NFZ przektadajg sie na
mniejsze wydatki ZUS zwigzane ze swiadczeniami dla oséb chorujgcych i ich opiekundw. Dzieki
dostepowi do refundowanego skutecznego leczenia oraz optymalizacji opieki moze nastgpic spadek
Swiadczenr w wyniku niezdolnosci do pracy z powodu miastenii —wyjasnia dr n. med. Jakub Gierczynski,
ekspert systemu ochrony zdrowia.

Niezbedne jest takze prowadzenie rejestru chorych na miastenie w ramach Rejestru Chordob Rzadkich.
Bardzo wazne w procesie optymalizacji opieki nad chorym na miastenie w Polsce sq kadry medyczne
i pomocnicze. Kadry medyczne to przede wszystkim lekarze neurolodzy specjalizujgcy sie w diagnostyce
i leczeniu miastenii, pielegniarki, logopedzi oraz fizjoterapeuci i rehabilitanci. Kadry pomocnicze to
asystenci medyczni oraz koordynatorzy opieki. Kluczowym postulatem srodowiska lekarzy i pacjentdw
jest rowniez refundacja zarejestrowanych w Unii Europejskiej lekdw: ekulizumabu, rawulizumabu
i efgartigimodu alfa. Nalezy podkreslic, ze efgartigimod alfa znalazt sie w wykazie technologii lekowych
o0 wysokim poziomie innowacyjnosci (TLI) opublikowanym przez Agencje Oceny Technologii
Medycznych i Taryfikacji 31 marca 2023 roku — zauwaza prof. dr hab. n. med. Agnieszka Stowik.

Polscy pacjenci z miasteniq oczekujq na dostep do szybkiej diagnostyki, refundacje publiczng wszystkich
zarejestrowanych lekéw oraz kompleksowq opieke medyczng — konkluduje Stanistaw Mackowiak,
prezes Krajowego Forum Orphan.
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Rekomendacje ekspertéw dla optymalizacji opieki nad pacjentem w Polsce:

1. Organizacja opieki nad chorym na miastenie, w kontekscie $ciezki diagnostyczno-terapeutycznej
zorientowanej na wartos$¢, powinna realizowac¢ zatozenia kluczowych dokumentéw, formutujgcych
optymalizacje opieki nad chorym w Polsce. Skala problemu wyrazona liczbg pacjentéw
i charakterystykg choroby zmusza do poprawy organizacji opieki poprzez stworzenie modelu
skoordynowanej opieki, opartej na referencyjnosci wspdétpracujgcych ze sobg podmiotéw leczniczych.

2. Na poziomie POZ konieczne jest zwiekszanie zaangazowania lekarza rodzinnego w proces
identyfikacji chorych na miastenie oraz kierowanie ich do poradni neurologicznej lub, w przypadku
nasilonych objawdw, do oddziatu neurologii. Na poziomie poradni choréb nerwowo-miesniowych oraz
osrodkow specjalizujgcych sie w leczeniu miastenii powinna byé prowadzona rozszerzona diagnostyka,
szczegblnie w przypadkach watpliwosci diagnostycznych, a takze zapewniona opieka lub opracowany
plan postepowania wobec chorych, u ktdrych leczenie pierwszego rzutu zawiodto. Na poziomie
krajowym rekomendowane jest utworzenie Rejestru Chorych z Miastenig oraz portalu edukacyjno-
informacyjnego dla pacjentéw i lekarzy.

3. Rekomendowana jest refundacja publiczna zarejestrowanych w Unii Europejskiej lekéw w terapii
miastenii, takich jak: ekulizumab, rawulizumab i efgartigimod alfa oraz mycofenolan mofetilu, co
bedzie realizacjg priorytetowego traktowania chordb rzadkich i neurologicznych w Polsce.
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