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Szanowny Pan
Maciej Mitkowski
Podsekretarz Stanu

Ministerstwo Zdrowia
ul. Miodowa 15, 00-952 Warszawa

Szanowny Panie Ministrze,

W imieniu lekarzy nefrologéw zrzeszonych w Polskim Towarzystwie Nefrologicznym
zwracam si¢ do Pana Ministra w zwigzku z potrzeba optymalizacji procesu diagnostyki
i leczenia pacjentow z atypowym zespolem hemolityczno-mocznicowym (aHUS)
w ramach programu lekowego B.95 |, Leczenie atypowego zespolu hemolityczno-
mocznicowego (aHUS) (ICD-10 D 59.3)”.

Jednym z kluczowych wyzwan w leczeniu pacjentéw z aHUS jest postawienie szybkiej
diagnozy i zainicjowanie leczenia. Najnowsze doniesienia mowia o koniecznosci
podjecia leczenia w trakcie godzin od wystgpienia epizodu mikroangiopatii
zakrzepowej (TMA) w celu zachowania funkcji nerek.'

W tym kontekscie wyzwaniem dla klinicystow w Polsce pozostaje zapis programu
lekowego B.95 wymagajacy oznaczenia aktywnosci ADAMTSI13 przed wiaczeniem
pacjenta do terapii za pomocg inhibitora C5 (z wyjatkiem dzieci z obnizonym eGFR).
Nasze doswiadczenia pokazuja, iz w polskich osrodkach ze wzgledu na malg liczbe
zlecanych badan, czas oczekiwania na wynik oznaczenia aktywnosci ADAMTS13
wynosi okoto tygodnia. Wyklucza to mozliwos¢ leczenia pacjentow zgodnie ze
$wiatowymi standardami, co ma fatalny wplyw na zachowanie funkcji nerek oraz
przezycie pacjentow. Wezesne zainicjowanie leczenia C5-inhibitorem wigze si¢ m.in.
z rzadszg koniecznosciag wykonywania dializ i plazmaferez. Wedlug najnowszych
doniesien, zastosowanie plazmaferezy w momencie wystgpienia epizodu TMA
(stosowane w Polsce jako alternatywa w przypadku braku mozliwosci zainicjowania
terapii CS5-inhibitorem w oczekiwaniu na wynik badania ADAMTSI13) wplywa
wylgcznie na poprawg parametrow hematologicznych, nie wplywa zas na poprawe
funkcji nerek, co w konsekwencji moze prowadzi¢ do nieodwracalnego ich
uszkodzenia.? '



W zwiazku z faktem, iz rozpoznanie mikroangiopatii zakrzepowej wymaga szybkiej
diagnostyki réznicowej pomigdzy aHUS a TTP (zakrzepowa plamica matoplytkowa),
jako srodowisko nefrologéw podjelismy dyskusje na temat mozliwosci wykluczenia
TTP w diagnostyce réznicowej aHUS za pomoca innych niz oznaczenie ADAMTS13
narzedzi dostepnych w codziennej praktyce kliniczne;j.

Narzgdziem, ktére moze by¢ zastosowane w diagnostyce réznicowej aHUS, dajgcym
wystarczajaca pewnos¢ wyeliminowania diagnozy TTP, a w efekcie pozwalajacym na
rozpoczgeie leczenia inhibitorem C5 przed otrzymaniem wyniku ADAMTSI3, jest
wspotczynnik PLASMIC  Score} Swiatowa literatura potwierdza czulos¢
i specyficznos¢ tego narzedzia w warunkach rzeczywistej praktyki klinicznej.*

PLASMIC Score (PS) jest wspotczynnikiem wykorzystujacym parametry kliniczne,
ktére lekarz w kazdym osrodku realizujacym program lekowy B.95 moze zebraé
w czasie godzin od przyjecia pacjenta (1 punkt przyznawany za kazdy z ponizszych):

-~ phytki krwi <30 tys/pL,

- MCV<90fL,

— hemoliza definiowana jako st. bilirubiny posredniej >2 mg/dL, odsetek
niekorygowanych retikulocytéw >2,5% LUB niewykrywalna haptoglobina,

— aktywny proces nowotworowy w ostatnim roku, _

—  brak przeszczepu narzadowego oraz przeszczepu komorek krwiotworczych,

— INR<1,5,

— stezenie kreatyniny w surowicy krwi <2,0 mg/dL.

Sumaryczny wynik PS>5 wskazuje na TTP jako przyczyng TMA, podczas gdy wynik
PS<5 sugeruje aHUS. Czulo$¢ narzgdzia dla roznicowania pomigdzy aHUS i TTP
w warunkach rzeczywistej praktyki klinicznej wyniosta 86.5% (95% CI: 79.4%-93.6%),
natomiast specyficznod¢ 71.4% (52.1%-90.8%).*

W zwiazku z powyzszym, w obliczu systemowych wyzwaini diagnostycznych,
zwracamy si¢ z prosbg do Pana Ministra o zmiany w programie lekowym B.95
w punkcie /. Badania przy kwalifikacji pkt 1) umozliwiajace dopuszczenie rozpoczecia
terapii u pacjentéw dorostych w oczekiwaniu na wynik ADAMTS13 w przypadku
uzyskania wspolczynnika PS<5,

Obecny zapis programu lekowego | Proponowana zmiana w programie
B.95 lekowym B.95

Badania diagnostyczne wykonywane w | Badania diagnostyczne wykonywane w
ramach programu ramach programu

1. Badania przy kwalifikacji: 1. Badania przy kwalifikacji:

1) aktywnos¢ ADAMTSI3; u 1) aktywnos¢ ADAMTSI3; u dzieci
dzieci z obnizonym eGFR mozna z obnizonym eGFR oraz u
wdrozy¢ leczenie w oczekiwaniu dorosltych ze wspélezynnikiem
na wynik badania; PS<5 mozna wdrozy¢ leczenie w

oczekiwaniu na wynik badania;
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Po zainicjowaniu terapii (podanie 1 dawki C5-inhibitora) lekarz zobowigzany bytby
do uzupelienia wyniku badania aktywnosci ADAMTSI3 w Systemie
Monitorowania Programéw Terapeutycznych. JesteSmy $wiadomi ograniczen
systemowych, jednak wierzymy, iz wskazane zmiany w programie lekowym istotnie
wplyna na poprawe wynikéw leczenia, w tym przede wszystkim na zachowanie
funkcji nerek, uniknigcie dializ, jak rowniez transplantacji nerek, czy zgonu.

7 wyrazami szacunku,

Prof. dr hab. Magdalena Krajewska
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Do wiadomosci:

1. prof. dr hab. n. med. Ryszard Gellert, konsultant krajowy w dziedzinie nefrologii
2. ala
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