Chorzy na amyloidoze transtyretynowa w Polsce, aby zy¢, muszg

mie¢ dostep do leczenia przyczynowego

Stanowisko eksperckie w zakresie dostepu refundacyjnego do leku tafamidis w terapii
przyczynowej kardiomiopatii w przebiegu amyloidozy transtyretynowej

(ATTR-CM) w Polsce

Kardiomiopatia w przebiegu amyloidozy transtyretynowej (transthyretin amyloidosis
cardiomyopathy, ATTR-CM) jest chorobg rzadka o bardzo ztym rokowaniu. Trudno$¢ w jej
diagnozowaniu powoduje zbyt pozne rozpoczecie leczenia 1 przedwczesne powiktania.
Tafamidis zmniejsza $miertelnos¢ 1 poprawia jakos¢ zycia, dlatego tak wazne jest, aby
leczenie zostalo wdrozone na jak najwczesniejszym etapie choroby, zanim wystapi
zaawansowane, nicodwracalne uszkodzenie serca.

We wrzesniu 2023 r. zostalo opublikowane ,,Stanowisko ekspertéow Polskiego
Towarzystwa Kardiologicznego dotyczace diagnostyki i leczenia amyloidozy
transtyretynowej serca”!. PodkreSlono w nim, ze z uwagi na rzadkie wystepowanie
ATTR-CM w Polsce pacjenci napotykaja na liczne trudno$ci na etapie diagnostyki
1 leczenia. Kluczowe dla powodzenia diagnostyki jest wysuni¢cie podejrzenia ATTR-CM.

W wigkszo$ci przypadkdéw rozpoznanie mozna postawi¢ w oparciu o diagnostyke
nieinwazyjng. W niniejszym opracowaniu przedstawiono zalecane algorytmy diagnostyczne
z uwzglednieniem badan laboratoryjnych, obrazowych, w tym szczegolnie badan
izotopowych oraz badan genetycznych. Przedstawiono mozliwosci leczenia przyczynowego
ATTR-CM przy uzyciu jedynego zarejestrowanego leku, jakim jest tafamidis. Oméwiono leki
bedace w fazie badan klinicznych. Przedstawiono odrebnosci leczenia objawowego
niewydolnosci serca w przebiegu ATTR-CM oraz zalecenia dotyczace postgpowania
niefarmakologicznego i monitorowania choroby. Podkreslono pilng potrzebe zapewnienia
pacjentom z ATTR-CM dostgpu do skutecznego leczenia przyczynowego tafamidisem
w ramach programu lekowego — podobnie jak w przypadku innych choréb rzadkich, aby
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Kardiologicznego (ESC, European Society of Cardiology) pt. ,,2023 ESC Guidelines for the
management of cardiomyopathies” oraz pt. ,,2021 ESC Guidelines for the diagnosis and treatment
of acute and chronic heart failure” dotyczacymi kardiomiopatii i niewydolno$ci serca,
opublikowanymi w 2023 roku. Tafamidis uzyskatl klas¢ I wskazan w aktualnych zaleceniach,
co oznacza, ze nalezy go stosowa¢ w grupie pacjentow z ATTR-CM, jako leczenie
przyczynowe poprawiajace rokowanie w tej szczegdlnej grupie chorych.?

W Unii Europejskiej tafamidis zostat zarejestrowany w lutym 2020 r., jako jedyna
terapia przyczynowa ATTR-CM.? Lek tafamidis posiada status leku sierocego.*

Leczenie tafamidisem w Polsce jest prowadzone od 2018 r. w 10 osrodkach
eksperckich w ramach programu wczesnego dostgpu, jako terapia finansowana charytatywnie
przez producenta leku. Wedlug danych pozyskanych od producenta, aktualnie leczeniem
objetych jest 93 chorych. Program wczesnego dostepu miat charakter czasowy 1 zakonczyt si¢
po pigciu latach w pazdzierniku 2023 r. Pacjenci, ktorzy otrzymali leczenie w czasie trwania
programu, nadal begda otrzymywac to leczenie, do czasu uzyskania dostepu do terapii
w ramach refundacji.

W Polsce program wczesnego dostepu do tafamidisu byl prowadzony najdtuzej
sposrod wszystkich krajow objetych tym charytatywnym modelem dostepu do terapii. Dzigki
niemu, osrodki eksperckie posiadaja niezbedna wiedz¢ i doswiadczenie w stosowaniu tego
leczenia, ktére na przyktadzie pacjentow objetych przyczynowym leczeniem pokazuje, ze jest
ono skuteczne i znaczaco spowalnia progresje choroby. Obecnie istnieje koniecznos¢ pilnego
utworzenia programu lekowego ,Leczenie tafamidisem kardiomiopatii w przebiegu
amyloidozy transtyretynowej u dorostych (ICD-10 ES85)” finansowanego przez NFZ.
Szacowana liczba leczonych pacjentow ogdtem w pierwszych dwoch latach funkcjonowania
programu lekowego ,Leczenie tafamidisem kardiomiopatii w przebiegu amyloidozy
transtyretynowej

u dorostych (ICD-10 E85)” to ok. 200 chorych.

2 Arbelo E, Protonotarios A, Gimeno JR, Arbustini E, Barriales-Villa R, Basso C, Bezzina CR, Biagini E, Blom NA, de
Boer RA, De Winter T, Elliott PM, Flather M, Garcia-Pavia P, Haugaa KH, Ingles J, Jurcut RO, Klaassen S, Limongelli
G, Loeys B, Mogensen J, Olivotto |, Pantazis A, Sharma S, Van Tintelen JP, Ware JS, Kaski JP; ESC Scientific
Document Group. 2023 ESC Guidelines for the management of cardiomyopathies. Eur Heart J. 2023 Oct
1;44(37):3503-3626. doi: 10.1093/eurheartj/ehad194. PMID: 37622657.
https://www.escardio.org/Guidelines/Clinical-Practice-Guidelines/Cardiomyopathy-Guidelines
3 Tafamidis. Charakterystyka produktu leczniczego. EMA https://www.ema.europa.eu/en/documents/product-
information/vyndaqgel-epar-product-information pl.pdf
4 Union Register of medicinal products for human use. Product information
https://ec.europa.eu/health/documents/community-register/html/h717.htm

2




Tafamidis jest aktualnie refundowany w terapii kardiomiopatii w przebiegu
amyloidozy transtyretynowej u dorostych w 22 krajach Unii Europejskiej i Europejskiego
Obszaru Gospodarczego, takich jak: Austria, Belgia, Chorwacja, Czechy, Finlandia, Francja
Grecja, Irlandia, Islandia, Litwa, Luksemburg, Niderlandy, Niemcy, Norwegia, Portugalia,
Rumunia, Stowacja, Stowenia, Szwajcaria, Szwecja 1 Wlochy. Polska, wraz z Wegrami,
pozostaje jednym z niewielu europejskich krajow bez dostgpu do jedynego i skutecznego
leczenia pacjentéw z ATTR-CM.

Polscy pacjenci czekaja na refundacj¢ tafamidisu juz od 4 lat. W tych latach Sredni
czas oczekiwania na terapi¢ w chorobach rzadkich skrocit si¢ w dzieki nadaniu tym chorobom
priorytetu. W Polsce od 2021 r. jest wdrazany Plan dla Chorob Rzadkich na lata 2021-2024,
czyli kompleksowy model opieki dla pacjentéw z chorobami rzadkimi. Plan zaktada poprawe
w sze$ciu obszarach: osrodki eksperckie chordb rzadkich; diagnostyka chorob rzadkich,
w tym dostep do nowoczesnych metod diagnostycznych z wykorzystaniem wielkoskalowych
badan genomowych; dostep do lekow i srodkéw specjalnego przeznaczenia zywieniowego
w chorobach rzadkich; powstanie Polskiego Rejestru Chorob Rzadkich; stworzenie paszportu
pacjenta z choroba rzadka oraz platformy informacyjne;j ,,Choroby Rzadkie”.’> Dodatkowo w
2021 r. zaktualizowano rozporzadzenie ministra Zdrowia poprzez dodanie pkt 11. w
brzmieniu: ,,11) poprawa diagnostyki i leczenia chorob rzadkich”.® W 2023 r. Minister
Zdrowia zrefundowal az 43 nowych czasteczko-wskazan w chorobach rzadkich (na 145
zrefundowanych nowych czgsteczko-wskazan ogotem). W 2022 r. zrefundowano 115 nowych
czasteczko-wskazan ogotem, z czego az 37 nowych czasteczko-wskazan w chorobach

rzadkich.”
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