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Szanowny Pan Maciej Mitkowski
Podsekretarz Stanu
Ministerstwo Zdrowia

Szanowny Panie Ministrze,

Zespoty mielodysplastyczne (MDS) to grupa nowotworéw uktadu krwiotwdrczego, ktéra charakteryzuje
sie dysplazjg (nieprawidtowoscig w budowie) i hiperplazjg (rozrostem) szpiku kostnego oraz niedoborem
jednej lub wiekszej liczby rodzajow komorek we krwi obwodowej i tendencjg do transformacji w ostrg
biataczke szpikowa.

Nieefektywna produkcja zdrowych krwinek czerwonych (RBC), biatych krwinek i ptytek krwi u chorych na
MDS moze prowadzi¢ miedzy innymi do niedokrwistosci. Podstawowym celem terapeutycznym leczenia
MDS z grupy nizszego ryzyka jest ograniczenie regularnego przetaczania KKCz lub doprowadzenie do
uniezaleznienia transfuzji u chorych z niedokrwistoscig. Przetoczenia powodujg przemijajgcg poprawe
stanu zdrowia ale stosowane przewlekle niosg ze sobg szereg negatywnych skutkéw min. przetadowanie
organizmu zelazem co powoduje uszkodzenie organéw wewnetrznych - watroby, serca, stawdw,
powoduje uposledzenie odpornosci, skraca czas do wystgpienia ostrej biataczki i skraca czas przezycia.
Obecnie w Polsce chory musi pozosta¢ w szpitalu 24 od przetoczenia KKCz, co prowadzi do przecigzenia
oddziatéw hematologicznych oraz internistycznych.

W pierwszej linii leczenia MDS nizszego ryzyka mozna skutecznie stosowaé czynniki stymulujgce
erytropeze (ESA) . W przypadku chorych, u ktdrych zastosowanie czynnikéw stymulujgcych erytropoeze
jest niemozliwe, gdyz leki te nie beda skuteczne (np. z powodu wysokiego stezenia endogennej
erytopetyny) lub u chorych, ktdrzy utracili odpowiedz na leczenie ESA obecnie w Polsce niedostepne jest
zadne skuteczne leczenie prowadzace do uniezaleznienia lub ograniczenia przetoczen KKCz.

Jedynym lekiem zarejestrowanym w leczeniu MDS nizszego ryzyka z obecnoscig pierscieniowatych
syderoblastow, u ktdrych wystgpita niedostateczna odpowiedz na leczenie erytropoetyng, lub ktérzy nie
kwalifikujg sie do takiego leczenia jest luspatercept.

Zgodnie z wynikami badania MEDALIST zastosowanie leku luspatercept pozwolito na uzyskanie
uniezaleznienie sie od przetoczern KKCz na okres co najmniej 8 tygodni u 47% pacjentéw, a diuzsze
obserwacje potwierdzity utrzymywanie sie korzystnego efektu leczenia. Zastosowanie luspaterceptu
przetozyto sie jednoczesnie na ograniczenie negatywnych skutkéw przetoczen KKCz, w szczegdlnosci
zwigzanych z przetadowaniem zelazem. Uniezaleznienie od przetoczer KKCz lub znaczgce zmniejszenie
zapotrzebowania o 50% (zmniejszenie zapotrzebowania na przetoczenia KKCz osiggnieto u 50,3% chorych
otrzymujacych luspatercep vs 14,5% w grupie placebo).
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Zmniejszenie liczby przetoczen KKCz oprdcz ograniczenia zagrozen wspomnianych powyzej, oznacza takze
poprawe jakosci i komfortu zycia — zamiast czestych, trwajacych co najmniej dobe pobytéw w szpitalu,
lek moze byé podawany w warunkach ambulatoryjnych w postaci iniekcji. W Polsce chorych na zespoty
MDS nizszego ryzyka z obecnoscig pierscieniowatych syderoblastow jest aktualnie okoto 120 osdb.
Ten typ zespotédw mielodysplastycznych nalezy zaliczy¢ do grupy choréb rzadkich.

Luspatercept jest rekomendowany do stosowania m.in. w wytycznych klinicznych PALG, PTOK, NCCN
i ESMO. Byt réwniez umieszczony w lutym 2021 r. w wykazie technologii lekowych o wysokim poziomie
innowacyjnosci. Jednak wobec negatywnej opinii Prezesa AOTMIT polscy pacjenci nie majg juz mozliwosci
stosowania leku w ramach procedury RDTL, mimo wyraznej potrzeby klinicznej.

Lekarze zajmujacy sie chorymi na MDS w praktyce klinicznej mieli juz mozliwos$¢ zastosowania tej terapii
w ramach RDTL u kilku pacjentéw w Polsce. Pacjenci uzyskiwali uniezaleznienie od przetoczen KKCZ,
przestali wymagac czestych hospitalizacji i jakos¢ ich zycia znacznie sie poprawiata.

Historia kazdego pacjenta dotknietego chorobg onkologiczng, to nie tylko ogromne wyzwanie i codzienny
trud dla niego, ale takze jego bliskich. Jezeli mamy mozliwos¢ utatwié chorym te nieréwng walke,
powinnismy zrobi¢ wszystko, aby to osiggngé. Lek luspatercept daje pacjentom realne szanse na poprawe
stanu zdrowia.

Dlatego w imieniu wtasnym, sekcji MDS PALG oraz wszystkich ekspertéw walczacych codziennie o zdrowie
i zycie pacjentdw, chciatbym zaapelowac o refundacje luspatercpetu.

Z powazaniem,

W imieniu Sekcji ds. Zespotéw Mielodysplastycznych
Polskiej Grupy ds. Leczenia Biataczek u Dorostych(PALG)

Prof. dr hab. n. med. Jadwiga Dwilewicz-Trojaczek Dr n. med. Krzysztof Madry
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