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Mgr Aleksaamdudnicka

Indywidualizacja leczenia

a podmiotowo|[ pacjenta

CEL RAPORTU

DwaatdemuweldziaBAD amrPolskppkin zmianw opiecradpacijentazrcih oo -
bamhovotwowymizostp®szerzomgbszarematoomllogia,odrokuocd&8 dzie-
dzinhematologinalaz®@mdzwieiredlemnwegBwnymdokumen@iezygotgwanym
cykliczpireenaszlinicjatywj.rapociept. Diag@aazmiamw opiecenkblogicznej
i hematooallogiczné&jéryeszbieminformacgietak|evnio®w i relomendacji
odziaBanisgxttemychrealimanycWw Polscwe obszaroembklogia,od2023oku
tak|ehematoomllogiDoc®nkw AlCanPolskédoB czywBostatnimzasi®zexkie
gonowybitnyshecjalist@dziedzimgmatolodriii kitérymaszplatforndaalogu
staBai tak|emiejscemerytoryczngkspertppartychado[wiadczeniwiedzy
ekspemobzajmuj cych si pacjentdbmimz chBadu krwtegwér chBonnego.

Wynikieimhpracyprowadzonejo publicmongestaportindywidualizaejapii
podstawoptymalizalejtzenpaacjentwohematologicznyChalemegaoaportjest
wskazaniecesWh, ale|tpoblemw i potrzeb polskiej hematologii w d |eniu do
niapocesteapeutycznagdpacjentanctihoobamkrwiukBadclhBonnegoprze
indywidualizlecjzeniRaporskBada z dwodclcz [ciPierwszanichprzedstawia
poblemyystem@ zwi zane personalizdegzenia,drugadotyczmo|liwo[ci,
aletak|evyzwatrapeutycznycglakimamagapgi klinicypoowadz cyersonalizo-
wandeczenpacjent@ poszczegolmyhmadbamhematologiczniNahm. cz [cis
relomendacje,ektd@j 6ékavy obrz stanu polskiej hematologii.

Dlaczego, chc copisa kierunek zmian zachodz cych w ostatnich dekadach w [wiatowej
medycynie, d | cych do personalizacji leczenia, si gn liimy wB[nie po hematologi ?
Odpowiedz jest prosta, poniewal] hematologia a zwBszcza jej obszar hematoonkologiczny

jest wE[nie t dziedzin , ktéra daB pocz tek powstaniu wspbBzesnej farmakoterapii i od
poBwy XX wieku jest ci gle w awangardzie innowacji technologii lekowych, ktére s potem
implementowane © nnych diedzin nedycyny.




INDWIDALIZAJA LECZENIA ATRWOMIBCIENT

PRZAOMOVE TERAPKBNCZ DO P®ITNADIHA NRCIE W ZDWRO

TowBa[nwehematoomllogpiovstaPyzeBoweteapieDlanauwcé& s onekamie-
niammilawymiwrozwojmaukkluczedopost puDlalekarkglejnymos&nalszym
narz dzigmapeutycznhmdziegfektywnyekienmd.czyns dlapacjentdZ pew-
no[cinadziepadalszlgyciev lepszgeabk[ciSzansnato,|]echoobatakgakrak,
ze [miertelnej stanisvleikBprza nawemmg wyleczy .

Dziftrudngesuwierzyle w latacpi dziesi tXdwiekuchemiobtgria obecnie
uwalanaaprost metodleczeniddyBavBa[niak przeBowoeapi Paadoksalne
wydajei tg to,|Jepocz tgkjdaBiperygadbojowywyposduwanypodczpserwszej
wojny[wiatwejw celuniszczenuwdzkiedgciaNa jegobaziegpovstaByierwsze
cytostatyiiektéz nichs stoswanedodzisiajionierskhemiobtgri przepwa-
dzonachoryaoachBonidkemdgkinaprzwtymczasivemieaxlimaswo podobnjak
innpacjenzriovotw@amiukBaduwiotwozregw,ktorydleczeniueznajdwaBainie
znajdurastowania@doczaswobecnychanichirgiaaniradiotapiaDlatejgrup
choryghojawiersiechemiobgriijejozwojhyBdBugmczekiwanmitunkiemawet
je[lbyBnw postacizerwortdjemiszczegolmielubiapejepacjenmtaewzgl du
na przekdziaBania| iape, takie jak wypadaniwywmBosy czy biegunki.

Kolejnym kamieniem milowym w rozwoju farmakoterapii byBimatynib pierwszy lek celowany,
ktorego powstanie by® [ci[le zwi zane z poszerzeniem wiedzy na temat istoty nowotworu,
procesu nowotworzenia. W roku 1960 odkryto, | e w komérkach chorych na przewlekB biaBczk
szpikow znajduje si zmieniony chromosom. Te zmiany w komérkach nazwano mutacjami. Rak
przestaBby definiowany jako guz niewiadomego pochodzenia, a staBsi tworem mutacji
pojedynczych komoérek namnalaj cych si w sposéb niekontrolowany, ktére w dalszym etapie
choroby mogl dawa przerzuty w caBm organizmie i przyczynia si do [mierci chorego.

PavstaBroblem jakzahamwa procegmianpovstawanmautacy komodrkactym
badziejeokazaBio,j|zapovstawankenketnyctodzawtyp@ novotwaew odpo -
wiadakonketnenutacjdalBwi codkryzmianiznakeodpwiedrnekcelwany
ktéry zatrzymlak pierwspar byBywiaBBBCR-ABLd ceenzymemtzwkinaz
tyozynw ,odpwiedzialmapovstawangezelekBeijaBacgkpokvejiskuteczmgie
blokuj dgk inhibitkinaztyozynwejimaptyntbbecnijesbndost pnw postaci
taniegogoélinickost pnegenerykatuj cedgciehorycrhatenrodzanovotworu
krwiWkotcepodobnycpmar mutacjdek znakdonwi cePDlapacjenmt@gomn
korzy[citeapiicelwmanyclhyBtgd caBWicieodmienngd tradycyjnelfhemioterii
mechanizmhdziaBarbhemioa@ridboviemniszcanyetyldk guzalei caBymganizm
choegoNatomiatetapieelwaneganiczagi dosamegoovotworWydBu|gBa
td znaczndBugoizmienijg&|[ |ycipacjenkdprmoégBchoob novotwow |y ,
pracwa cieszgi z|yciaodzinnegmalizvm swojplanyRak choaoby [miertelnej
staBi choob przelekB tobyBkolejngrzeBoRacjenglizestalalczy rakiem,
zacz dboleczy|y znimPrzepwadzomeNiemczelwdhdankdiniczwpddpacjent 6
zprzelekBiaBaczkpbkw iichréwie[ndw wykazaPBeochorzryatentypnovotworu
leczempmierwszyekiemelwanymegularrkoentoluj cywostardowigyj dBu|aj|
ich zawi wnolaakie.

JedngkzostaBmadapozostapgomnagrupa@acjeni,ktorziyiemaj araczeajie
odkryteszcdeéachhovotwormutacywigenachlubmutacjastnanaleniemaleku
zdolnegopolbna ConaukpoponujejgrupiehorycbPacz [cpacjentdiewykle
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skuteczge przeciwcimBaoklonalhekigakrytuksymatm swoanyu chorycia
chBoniZ&kaBreonoklonatolekbhiologicametwarzazapomoctechnologybkrzy-
stuj cajysigomorkst dmog zawiarfmgmentyysiegoaBhawew 50%S to
cz stecakii| cesi w oke[longposdbdanynbiaBkiéemmowadz calbodojego
zniszczenlbadoreakjiukBadmmunologiczmagostrukturObecniréwnipleki
biologicama swojeaDsodalpwiednikwipostalbdkbw biopodobnyzohanyecbwnilk
biodwnaval|nymi.

Mimoakwiellebw,nadaiadajempbipytaniezyjesmoliwyektechnolo Kkitda
miaBwbhaakteuniwersallmpyB agbswoistypmnaceumrénerodzajeownvotw dw.
Wydajei ,|Jew du|ejmierzeakichaaktemaj lekimmunotegeutyczod,ponad
dekadyoswanez povodzeniemmPolsc&idée wykazugspawdzonju|efektywno]
wwieluwdlnyclwskazaniacithzastowanieiejestwi zameoke[lonmutacjlch
zadanigmsbdbudwaniedpornofecganiznchoeggaakabymégFlonpodj walk
znovotwem.SBuftemulimfocyTyczylkomorkidolneiszczinnekomorkiy tym
komorknovotwowe.Jednakzasanmiones zlytsBabbéy polkbna rakadlatego
za pomoozmaitych technologii wzmacnia si siB ich dziaBania.

TakimtechnologiamciaBispecyficzheapiaCAR-wybkrzystuj machanizmy
inflyniegienetyczrkepa modyfikuljenfocyTyz krwipobanejpdpacjenttakaby
skuteczninegzczyBgdkomorkmnovotwaowepoprzeszczepi€AH-jestodzajem
|lyweglekuktorgpawdzsBju|lwleczenowstejbiaBaclzkhifoblastycweéBoniaku
rozlanymdu|ychkomdbéekB, chBoniakkomoéekpBaszdzmapiczalskutecznogj
metodyestbhadanabecniw novotwarchlitychm.inglejaka,tak|ew choaobach
autoimmunologicznych.

NIE TYRKTERAPIE

NadziedlapacjenidhematologiczayriletyldprzeBowedeapiealed sposdilch
stoswanidlemapieslojarzomaj niekDcz cd sekwendjeerspektyWgjarzeaiee
sobrélnychodzaywlebw, nptycmajneszychtradycyjohemiobgri dajevBalnie
efekdynaiiZaprzeBonieczeniovotw@dwuznajei td teapietéepooke[lonym
czasietoswaniagpostwidzenigB bokiedpwiedznolekularmuepgliwiajodsta-
wienileczenMdodatkmovoczesheapiecz stw postatabletekyodskrnych
iniedjiatak|gemaj cennieflziaBaleplodanychpmwalajwi kszo[mgacjentd a
leczenie w trybie ambulatoryjnym.

Skdtavy przegl degogco moe zaofewa pacjenibwspOBczebhematologad
chemioagriipo immunotepi komdrédw , pokazujjmkbogatyestarsenaB kbw
imoliwo[¢egatoswanidliezapominajtgy metodatlansplantaeioéekmacie-
rzystyshkhpikgdziebokodlatstoswanyctransplantawjtologiczallogenicznych
coazpopularniepdagsi przeszczepiredzann®netd,chos slomplokwanymi,
wysokiosztwwymi badzotrudnyndioprzej[cddapacjenpaocedamidaj szanse
na wyleczenie.

To wszysitlspawiale przedacjentemematologiczoywia@lj si kolejnédrzwi,
kolejnperspektymeadalszlggciev dobejjak[cinapeBnienibrodzinnycfipoBecz-
nychnaprac Jesttonietyl& korzy[cdlapacjentaegaodzingpleprzekBasdatd
nazmniejszehaosztw po[ednicheczeniiajakpotwidezaj analizglonomiczne,
jest inwestycj ,oazrieenkdla paDstwa.
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ZWRODAD PERSONAM

W20l1l6okunalMi dzynedavymForumledycyRPyrsonawWaney Warszawdgsku-
tovanonatemategojakpovinnamazywai tanovadziedzimadycynynedycyna
celwanaprecyzyjoaypersonalwaoal?ekarbéorcyudziaBonfearncgbéwczesnym
minisamzdowiaKonstantRmdziwiBBemelpodlkr[lallieniechodzyl&oleczenie
pacjentltdée oganiczaBeb docelnig@rcyzyjndebanegdekudorodzajjpego
choolby, do mutacw genaclaleo co[znacznwea|niejszegkomplekwo opiek
medyczrmobhejmuj szexkorozumianadywiduapoé¢rzglpacjenuayzgl dnipggo
osobispeefeencjesty|yciaaprzedeszystkaktualmyarkliniczagszczegolnym
uwzgl dnienwemloclodravo[ciimo|liwychziaBmi®plodanyclleczenTgamwBal[nie
miaBprlrajmwa si medycyna pengsanalizo

Zci[ le scjentystyczny nurt wspéBzesnej medycyny, odwoBij cy si tylko do faktow medycznych,
znajduj cych potwierdzenie statystyczne i istotnych epidemiologicznie, powoli zaczyna uwzgl -
dnia pojedynczego czBwieka pacjenta. Tak| e chorego, wymykaj cego si naukowym opisom
i zaleceniom, ktéry wymaga indywidualnego podej[ cia. Zaczyna nast powa zwrot ad personam
w kierunku dostrzegania konkretnej osoby, jej osobistego do[wiadczenia i potrzeb. To wB[ nie
jest lumanistyczny apekt vgpOoBzesnej nedycyny, o t&rym apomnieliimy.

HUMANISOAXZNY ASPEKTAOWERD

Czy wspOBzesna medycyna odzyska swéj humanistyczny aspekt? Odpowiedz na to pytanie, jest
moim zdaniem, kluczowa dla jej rozwoju. Nie pytam o poznawcze mo|liwo[ci medycyny,
poniewa| te w [wietle ostatnich dokonaD, wydaj si by prawie nieograniczone, ale
o humanistyczn perspektyw opieki medycznej we wspoRzesnym [wiecie, skierowan do
indywidualnej osoby,b d cejodpowiedzi nietylkonajej medyczne, aleiludzkie potrzeby.

Medycyonpartmafaktaqdlangevidence-maseiciEd8 M)yswoichasadadhiaBania
zakBathk|@wzgl dniamieypadlkpojedynczglebrychawi&al|dyekazzdBu|sz
praktykznazwBasnedho[wiadczemaajeni,ktorzzygodnieeaktualmwiedzwedBug
danychrejesdw epidemiologiczmiggbwinnjiulchodzpotym[wieciajednalk|
icz stanaj si dobrzelakierzypadkavinnyy szczegéldokBadmirzebadane
iprzeanalWaoeanietyltk wyja[niowmedBugmanegjasadytwidrzaj cdj,wyj tek
potwidraeguBubpopularnegowiedzenli@cudai zdarzaPami tajmegpacjent
toniestatystykaorzgis |ywymiovodemato,|eka|dpacjepesinnylewymaga
indywidualnegdbej[cbhaje[lmiecodpwiedzimd ke[lonstanddemieczenieby
moetrzebapébava innycihetodlappisaBofJarZieliDakibitngkarhumanista
Alyuzyskaukesvleczemiawotwopuwinni[mgczyiechooxb alechoxgoNiestety
wi kszoJekarayoliporuszai wkrguznanycépawdzonytdapipaostaj cych
wzasi gehwvwiedziynoliwo[cWeddigraportapublokanegwserwisRg nekdowia,
jedynder dekaruywda,epacjepiowinielny informmoany novoczesnyrtiregfun
dovanychlmetodadleczendastpnychw Polsciezagmanic Z koleia] 92%chorych
deklaruje,chciaby otrzymywtakienformacjdswojeglekarzBlategbadziej
wyedwlwani pacjenci poszukuj ich sami i cz sto znajduj

PACJENT PODMNIND SYSTEMU OPIBEKOTAMER O

Chorzy nie s przez [wiat medyczny, w wielu przypadkach, traktowani jak partnerzy. Zaréwno
w indywidualnych kontaktach z lekarzami, np. przy planowaniu terapii i co wal ne, cz sto nie s
te| zapraszani do udziaB® w konsyliach. Na szerszym publicznym polu wspoBracy, pacjentow
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przez wiele lat zapraszano do udziaB® w spotkaniach, dotycz cych problemow opieki zdrowotnej,
tylko w roli biernych sBichaczy. Rzadko[ ci byBudziaBprzedstawicieli pacjentéw na réwnych pra-
wach w debatach o zdrowiu. Pacjenci byli traktowani przedmiotowo, a nie podmiotowo. Dyskuto-
wano o problemach chorych ponad ich gB®wami. Uwalano pacjentéw za niekompetentnych,
posBiguj cych si wiedz nieopart na EBM, ale czerpan z mediéw, z kolorowych czasopism.
Lekcewa| y® si ich indywidualne obserwacje, wyniesione z osobistego do[ wiadczenia choroby.
Wyst pienia pacjentoéw burzy®y bowiem idealny, statystyczny, u[redniony, uporz dkowany [wiat
EBM, | e pacjent to nie przypadek naukowy czy badawczy, a najprawdziwszy, najbardziej wiary-
godny fakt medyczny , poparty bezcennym, indywidualnym do[ wiadczeniem.

Tosi povolimieniBobrgprzykBdaBm.inRPolskiewarzystWematologidZmaeas
fuzjologictzwmerz maswoichjazdaphzestrzedvspoélneég¢batyacjenidlekarzy
Miarpost pwdostrzegapacjenjastd fakt,je mamydecydemt&torzpotafi
prowadzipartnergkialogzymenad|éw publicznyiabtytuegiowiapovoBuj cych
RadVPacjemiprzywoicimstytucjabdhnisterstwedowia NaodavymFunduszem
Zdowia na czele.

Istotnj@stalytworz ciwchwalajxmwoo zdowiuzadawsaslobipytaniecodana
zmianaznaczalapacjentazynb dziellaniegeskutdwaBa&tamnwi cpawopowin-
nifmyd pami talemiarocengyaziomeoywilizacyjapgBeczeDjetskapwnienie
opiekwszystkiomywatelom,zwBaszomagsBabsigdnowtkh dzieciomsobom
starszymiepeBnaswrynilotak|eniaaposzawanibhumanistyczmacho[pize
dan spoBeczn@WMkreavanisytemaochaonyzdowiaw polityezalowotnepaDstwa,
tahumanistycpaespektypimwinndy przedeszystkumzgl dnioNaemoemy
zgubiw systempacjentazBxdekahotoonpovinieby jeggpodmiotemynktem
odniesiepimwadzonydhiaBaasasystempiekidowotnegoviniebhy pacjento-
centryczrajye przede wszysolpiow eamttrryczny

Dlatego kluczowe jest stworzenie takich warunkéw sprawowania opieki nad pacjentem hemato-
logicznym, aby lekarze mogli zapewni mu indywidualizacj terapii, ktéra jest podstaw opty-
malizacji leczenia, daj ¢ korzy[ Kliniczn pacjentowi, a lekarzowi satysfakcj z dobrze przepro-
wadzonego leczenia. kst to mo| liwe, pod warunkiem, | e lekarz ma dost p do terapii potrzeb-
nych w danym wskazaniu, nie musi lawirowa w g szczu przepiséw i ma czas na rozmow
Z pacjentem.

Cojestnampotrzebnably indywidualizaejapiistaBai faktema pacjenc

hematologicbyplileczeniptymalnie2pwiedinato pytanienajdziec
PaDstwo w tym Regp.oPolecam jego .lektur

Mgr AleksamdRudnicka

Przewodnicz ca Prezydium All.Can Polska. Dziennikarka medyczna, szczegllnie zainteresowana tematyk opieki nad
pacjentami z chorobami nowotworowymi oraz rozwi zaniami systemowymi w ochronie zdrowia. Autorka vloga/bloga
www.oli-onko.pl Twérczyni i przez dekad redaktor naczelna GBsu Pacjenta Onkologicznego oraz pierwszego
w Polsce portalu dla chorych na nowotwory i ich bliskich_glospacjenta.pl Przez wiele lat rzecznik Polskiej Koalicji Pacjen-
tow Onkologicznych. CzBnek Krajowej Rady ds. Onkologii przy MZ (2019-2022). 63. na li[cie Pulsu Medycyny"
100 najbardziej wpBwowych oséb w polskim systemie ochrony zdrowia w 2020 r. Nagrodzona w plebiscycie portalu
zwrotnikraka.pl Onkologiczna Top Dziesi tka 2018 w kategorii Osobowo[ . SpoRczny rzecznik Os6b Obj tych Opiek
Paliatywn oraz rzecznik Stowarzyszenia Onkologicznego SANITAS. CzBnkini Rady Organizacji Pacjentow przy MZ oraz
grupy Aktywni w Badaniach Klinicznych powoBnej przej Agencj BadaD Medycznych. Xkdna z 50 najbardziej
wpBwowych kobiet w ochronie zdrowia w rankingu Rynku Zdrowia 2023.
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Genetyka podstaw
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pacjentow hematologicznyc

OstatndekadprzyniobBgpecedenmnsppost pv rozumienhbiologihodbukBadu
krwiotwelzregoa jednynz najwalniejszygzyhnmiwk warunkuj cytthzmian byB
dynamiczoywogenetygenomikkimzmedycypgrsonalWaomeRawadfejdziedziny
medycypgsiednymnajbdriegpektakularpyehWkBwd@anslaojdkrynauéawych
docodzienmpaktykKiliniczrnkegrzentiejfewolucgi gajpoBwyXXwiekupierwszych
odkryw zakasieytogenettydBwdekdlstalenvd 9560 kuprawid®ejlicabchomo-
som@& w komoérkadbdzkielmpoczotwkaBoov er wbadaniachdchoobamgene -
tycznymiodkryccdhhomosomhkiladelWwid960okustaBsd kamieniemlowymnie
tylkw hematologeicav caBepblogilP.orazpierwsmykazamepolgdniwi zek
pomi dzkonketn abearcjchomosomo arozwojemovotworgpradykalmnzmie -
nNiBo sposdéb postrzeganiy daiahgpwmetwowych.

GENETYKANGDWYM NARZIEM DANOSTYNYM | PROGINKES YW
W HEMRAIOGII

Odteganomentliematologecz Bwoluwa wkierunldeziedzjwyktéejgenetyka
staBa klucawymnarz dzig@magnostyczimpyorgnostycznWprmowadzenriety noe|
analizyariotymw praktykklinicznejlatachO.XXwiekuymdliwiBsoystematyczn
ocenzmiamhomosomwychu pacjent@ biaBaczkaimnymnovotwamiukBadu
krwiotwezrregd@ kazaBio,Jeoke[lonabermrcjgenetyczkoeelujnietyl&kztypem
chooly, leczak|ez jejagesywno[ciiodpwiedzinaleczeniByBo pierwsxkyok
wston statyfikargjiykempartejpbiologihoaoby,anievyB czmiemecha&hinicznych
pacjenta.

KolejnyprzeBombyBopacwanienetodyluoarscencyjhebrydyzagpit(FISH)
w 1982roku,ktéa znacz cowi kszymBaliwo[cdiagnostyczgmeogenetykai Ki
metodzirel SHholiwestaBoi wykrywandke[lonycreaan|acpeneychz wysok

czuBo[dMetodbhaznalazBzeoxkiezastowaniev diagnostywdaBaciekBondak

umgliwiajprecyzyjpetwidrzenirezpananiacenryzykamazmonitowaniemian
genetycznwctralcieleczeniBechnikiteastaBai rownip narz dziepomostwoy m

pomi dzy klasyczn cytogemwmtgykesan ngenetyk molekularn .




WPRWAIZXENIE

BIOOCGIA MOLEKULARNAMWMENDEM UKIEQWANXEGO LECZENIA

Rownolegle do rozwoju cytogenetyki nast powaBdynamiczny post p w biologii molekularnej.
Opracowanie reakcji BDcuchowej polimerazy (PCR) w 1983 roku oraz sekwencjonowania meto-
d Sangera w 1977 roku zapocz tkowaB® nowy rozdziaBw diagnostyce choréb hematologicz-
nych. W latach 90. XX wieku metody te zacz B by powszechnie wykorzystywane w praktyce
klinicznej, umo| liwiaj c identyfikacj mutacji i genéw fuzyjnych z niespotykan wcze[ niej precy-
zj . To wB[nie wtedy nast piBjeden z najwa| niejszych przeBmoéw terapeutycznych w historii
hematologii  odkrycie, |e konkretne zmiany molekularne mog by bezpo[rednim celem
leczenia farmakologicznego. Od tego momentu genetyka przestaB by wyBcznie narz dziem
diagnostycznym, ata® B fundamentem acjonalnego, Ulierunkowanego éczenia.

Szczegélisitetnyosi gni cieegaokesubyBowpowadzenimeonitowania&h oo by
reszokwe({MRMapxiomimolekularnMmgliwo[wykrywanpeand&pmorkiovotwo -
rowejw[iodtysi cgnawemiliomdkomoekprawid®ygchdiameatniemieni8mosdb
ocengkuteczno¢czenMRBtaBajednymnajsilniejszzyemmkpmognostycznych
w ostrycthiaBaczkaohliwiajiandywidualizia¢gnsywndfapiomzoptymalne
planwanieleczenikonsoliduj cegotym kwalifikadjo przeszczepié&minrdek
krwiotw&rych.

NOWE TECHRGILE WZARPWNAVANIULECZENIU | BRRAWAN IU
CHOROB HEMAGICZREMW

Prawdziw rewolucj w hematologii przyniésBjednak rozwéj technologii sekwencjonowania
nast pnej generacji (NGS). NGS umolliwi® jednoczesn analiz wielu gendéw i ujawniB®
niezwykB zB®|ono[ genetyczn nowotwordéw hematologicznych. OkazaB® si , |e przebieg
choroby, odpowiedz na leczenie oraz ryzyko nawrotu s wynikiem wspo6RiziaBnia wielu mutacji,
a nie pojedynczego zaburzenia genetycznego. Wiedza ta doprowadziB do opracowania nowych
modeli prognostycznych oraz do rozwoju kolejnych generacji terapii celowanych. UzupeBie-
niem NGS sta® si optyczne mapowanie genomu (OGM), rozwijane Klinicznie od 2017 roku,
ktére umo|liwia wykrywanie zB|onych rearan|acji strukturalnych genomu, niewidocznych
w lkasycznych ladaniach gtogenetycznych.

RolgenetykirozpananiuleczenbiaBacoekchBondalkestdzifundamentalna.
WspOBczekhesyfikaodjeGbhematologiczaptdaj si wdu|emierzeacechach
molekularnktbe determinuazjaéwnorozpananipgk wyboéstategieapeutycznej.
Dzi kidentyfik&dpicawychzaburzegenetycznywiklehodb ktée jeszczkdlka-
dziesilatemuwi zaBy zbadzozBymlowanienstaBsd schorzenignzwlekBymi
lub potencjalnie wyleczalnymi.

Novyminiewyklebiecuj ckimerunkiesuwojdiagnostjykdianalika| ceg®dNA
novotwowego(ctDNAMetodda umdgliwianieinwazyjmenitowanieprzebiegu
chooby,ocenodpwiednialeczendmzwykrywamizewstunabadzovczesnyrmapie.
W chBniakach ctDNA otwiera perspektyw dalszej personalizacji terapii, poawvalaj c
na dynamiczne dwpgwande leczenia do aktafalmegol@kularnegly.chor

GENETYKA 2ZWR® PROGRMWMIOEOWYCH W HEMWAOGII W POLSCE

Identyfikazgburzeg@netycznyonhlazi®anipbepolgdni@rzeBemiemarozwoj
pogamdviebwychvhematolowPRolsc@oazwi cetjeapiiefundwanycjlestvarun-
kowanychhbecno[oke[lonyzmiamolekularngoftanwipraktyczrealizacgei
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GENETYKA PAWDBERSONAQCJZAECZENUEBW HEMAIOGICZOMN

medycympyersonalaoaejDiagnostykenetyczataaBsa tymsamymieodwmym
elementepmceskwalifikalmjieczenigwaancjracjonalnexgykrzystamiavo -
czesnytdapiiSzczegdlistetnyipraktycznywymiamrozwojgenetywihemato-
logijiesfejbepolednwpBywaksztaBmgamdv lebwyclhormazdost pacjentdo
novoczesnyehpifinanwanyche[rodibw publicznyWhpoBczegmgamy ekwe
whematologoazrzadziepierj si wyB czmigkryterialclhnicznytak,cjrakwiek

pacjenta, liczba linii leczenia czywo@dtnyaxbaxnr §pirej kiyozelementem
kwalifikaxtiajesi precyzyjrcdhaakterystykaenetyczohoaoby, ktdéa determinuje
zadbwno wybor optymadnegiserpeutycznej, jakidywae skuteczno|[ leczenia

ZABURZENPYS3 NIEXRZYSTNY CZYNNIK PROGWO W/T\WOT WOR & H
HEMROIOGICZREMW

Jednymajbdriejlasyczniyjeldnocze[ma¢gwa|niejspyehkBaddaczemiadaD
genetycznyplmgamachehwyclhestolazaburzgPbnd P58lutacjleP58mazdelecja
regionb7pw ktérymentensi znajdujedwielliats uznawanrajedeanajsilniej-
szych niek azystnych czynnik 6w prognostycznych w nowotwor ach hematologicznych,
szczegoOlwiprzwlekBlrijaBactioefocywejldentyfikagjdzaburzg@®netycznych
caBwiciemieniBpadej[cieapeutyczae@tejgrup chorycRacjenzhniemwidBo-
wo[ciamMiP5®&ykazulpoviemopornofnaklasyczimmunochemimgeroznalazBo
bepogdniedzwieiredlenveaelomendacj&dinicznyparzw konstrakiprogam év
lebwychWpraktycemnacza|ebadanbdatusiuP58taBo warunkie&kmniecznym
wBa[ciwwjalifikabjdggodoleczeniavoczesnymapiantielwanymkiéeomijaj
mechanizmy opornofci zwi pazendeuns zkzlakas gupotwowej.

ZNAZENIBRMBNIE MAOJI GEWAREGIONU IGHV W PBL

Rdavnidstotnymar&emgenetycznkhdrygnalaziBvaBeiejsoealgorytmaelh-
peutycznyplmgamachekwychesstatumutacgiend regionbGHMO cenatopnia
zmutwanidaGHW przelekBijaBactioefocywejpaezwalaaprecyzyjstatyfikac]
pacjeniépodwzgl demplowaniammazspodawanepdpwiedzinaleczeni@horzy
zniegmutwanymGHYhaakteryzgj badzieggesywnyprzebiegiemoabyigorsz
odpwiedznaklasycznichemaltggczencaw praktycleliniczséanwiprzesBadé
zastowanibeapicelwanycju|lwpierwsdejiTymsamyrhadani&HYrzestdBo
jedyniedementenognostycznystaBsd narz dzieealniwpBywaj ayadlecyzje
teapeutycznazodost p de[bkmychogamdv ledwych.

ROSNCA ROLADBC GENEZWEH W KWIFIKAI DO PROGWAIEXV YCH

W ostatnitétaciolabadaBenetycznwckhwalifikaojpogamdév lebwychulegBa
dalszemozszerzemmz z identyfikalojlejnychend o znaczenpredykyjnym
i poghostyczniimtacjw genachakichak FIT3NPM1LUDHI1IDH2DNMT3ASXL1
cz\RUNXMostrydhiaBaczkszqpgbwyclstaBsy integin cz [cinovoczesnydlo-
rytmb diagnostyczramdetycznychidentyfikandpaylk pazwalaadokBadniejsze
oke[lenirgyzykaledwnipotwi@ardmg dostosmaniteapiukieruovkanycmoleku-
larniwramacbke[lonyphogamdvliebkwychWpraktycernacZza |edost pacjenta
doinnwacyjnebeczenjmsbepolgdniazaleaionpdjak[cidost pno[zdaawan-
sawanediagnostg&netycziPojdobnzenaczemeaej badaniggenetycameaovotwo -
rachmieloplifacyjnychespoBadklodysplastycgamyitientyfikacyhactakich
jaklAKCQALR Pz F3BilawpBymarozpananiecenrolowaniamzwybdlreczenia.




WPRWAIZENIE

Wtyclhcthoobaclgenetypazwalaietylk naprecyzyjndgnicwani¢ednostekoa-
bovychgledwnipnakwalifikgcgcjentdoleczendalwanegwramacbhke[lonych
[cipekefundacyjnych.

Wartopodlka|[li |e rozwéjtechnologéikwencjwaoianast pngjenarcjumdliwiB
jednoczeamalizvielgendwramachednedgmdani@agznacz ewi kszyeBektyw-

no[ proceskuwalifikalojprogamav lekwychKomplelsopanelBGPazwalanpa
peBrnocenprofilmmolekularneboahbyju|naetapimzpananiainimalizujyzyk
opanieD @apeutycznych |iliwmag ¢ szybkaope wigdr najbziej optymalnego leczeni
W kontek[csggstemymoznacztorownipbadziejacjonalwgkrzystarfiredbw
publicznyoprzekieawani&osztwnyclheapidopacjengdktdorzmaj najwi ksz
szans odnie[ zomzgh kkliniczn

Rosn cenaczenbheada@enetycznywiprogamachHelowychstawigednocze[nie
nowewyzwani@aganizacyjirsggstemoe . Konieczpeszapenienipovszechnego,
ro(wnegodost pulowysokigplo[cidiagnostykeénetycznefjandaryzaaojatod
badawczyohaz[cisBaspoéBpcapomi dzy[rodkamidiagnostycznwankilinicz-
nymiTyllo wéwczasmedycynmersonaliwaonappartamabadaniagenetycznych,
mole y w peBni i skutecznieenavdwgktyce klinicznej.

TERAPIE TAR-MBOLWO@ ZESNHEMGAIOGII

Najbardziej spektakularnym zwieDczeniem rozwoju genetyki w hematologii jest wprowadzenie
terapii komoérkowych, w tym terapii CAR-T. Pierwsze skuteczne zastosowania kliniczne po 2012 r.
potwierdziB, | e modyfikacja genetyczna komérek ukBidu odporno[ ciowego mo| e prowadzi do
trwaBch remisji u pacjentéw z opornymi i nawrotowymi nowotworami krwi. Terapie CAR-T stano-
wi symbol nowoczesnej hematologii dziedziny, w ktorej wiedza genetyczna, biologia moleku-
larna i innowacyjne technologie terapeutyczne Bcz si w spojn , skuteczn strategi leczenia.

PODSUMWBGNIE

HistorimspoBczesmnematolodoihistorilolejnychrzeBomdvynikaj cyc
zidentyfikazgburzg@netycznytchhskutecznewplorzystanwagpraktyce
klinicznegdodkrycicchomosomiiladelfwd 960okuprzerozwbégytogene
tykiibiologmolekularnajpozaawanwaneprofilwanieggenomwe ,ctDNA
iteapieCAR-XXIwiekuMedycynmersonalwesnaw hematologiiejesfu]

celenprzyszBoleczzeczywisto[ktéarealnietrwalemienibospacjen
tow.Jak PolskkkoalicMedycyrmyersonalwamejeste[myrze&«nani,edal-
szeinwestycjenowoczesndiagnostygenetyczmrazjejpeBnbntegrcja
zZprocesememapeutycznyimd kluczemokolejnycphrzeBomav leczeni
choébhematologicznyPlolsce.

dr n. med. Andysagwiski

Specjalista laboratoryjnej genetyki medycznej, absolwent studiow MBA w ochronie zdrowia. Cz®nek European Board
of Medical Genetics. W latach 2003-2025 pracowaBw Narodowym Instytucie Onkologii w Warszawie, gdzie kierowaB
ZakBdem Diagnostyki Genetycznej i Molekularnej Nowotwordw. Obecnie kierownik ZakBdu Diagnostyki Genetycznej
i Genomiki PaDstwowego Instytutu Medycznego MSWIA w Warszawie. Prezes Polskiej Koalicji Medycyny Personalizo-
wanej. Zajmuje si m. in. implementacj nowoczesnych technik biologii molekularnej do genetycznej diagnostyki
onkologicznej, w szczegélno[ci opartych o NGS i testowanie z u|yciem pBnnej biopsji (ctDNA). Autor wielu prac
naukowych, wspoBrganizator konferencji szkoleniowych, warsztatow z biologii molekularnej o zasi gu krajowym
i nm dzynarodowym, aak|e wkonawca Kku pojektéw kdawczych i likicznych m n. ICN i BM.
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Problemy | potrzeby
systemowe personalizacji
leczenia w hematologil




PROBLEMYTREBBBSYSTEWEOPERSONGLIZAZACZENIA VO IBEMA

Piof. dr hab. n. med. Ewaaleacd-Mar

Personalizacja leczenia
a programy lekowe czy Kre

Sie Hematologiczna popra
dost pno[ do programow
lekowych dla pacjentow
hematologicznych

PersonalizlecgaenwahematologizestalBaaczavyB czndeobdrekuworozpa-
naniaDziftozarz dzarmieBypmocesemddiagnostylilekularniepmmunofenoty-
povejprzekwalifikadgteapitelwanyclpomonitowaniedpwiedZdiwtymmie -
rzalnehoohyreszokvejrskalatybdeeskalaejczenimptymalizaeapiwspoma-
gaj ceXZ.perspektyvwystemwejkluczwe pytaniédbrzmiCzyobecnarchitektair
refundacyjopartav dujejmierzeaprogamacHelkwychwspiartakrozumian
personalizacj aczzeyj f porz dkgpdekn elastyczno[ci?

PROGRAMYOMEK PMOSZECHNY DOST W EEME GARDARERSONALIZA

Pogamylekwew polskisystemoehaonyzdowiapeBnpodwédjmol Zjednesjtony

s mechanizme&mgryumdliwigovszechrdenanw@nikoszwnychnnwacyjnych
teapijednocze[moez dkujpmaktykkliniczikrytem® czenia/wyB wyemagane
badaniachematonitowaniafY.drugieg¢hkonstrekabywapostrzeggnb z6dBo
barieonganiczoniczba[odkw realizuj cyahgam ,nieGwnyrozkBagleo@ificznhy
zo|nicwananoliwo[dowyknywanddagnostikWwialifikacyarntak|edlnemodele
omganizappdaDhospitalizjedimodmiavs AOS)Tam,gdzi@ersonalizagjmaga
szybkiegpazeB czerimpiigsystemymagformalnylchlowidost pnojpadcedur,
Batwo ozaopgénia zanmgerzon Owieo|[ .

KRAQVA SIE HEMBGICZNA

KajwaSieHematologiqdXtaHppmjekitozwi zanoeaganizacyjnemaliwiaj cego
optymalnmeybrzystarzi@somdinfastruktadnycihkadowychm.inpoprzewpowa-
dzenimfeancyjnopdiodbw hematologiczinwspéByxrnymi dzg[odkamw proce-
siediagnostyczno-lecAAo¢caekimkBawpowadzenjiednolitywtchndadvpost po-
wahia diagnostyczno-lecznicze go [kiopacjemtbdak pelpacjent hematoonk
logiczmygBy taksamdeczomyka|dymegioniRolskWa|nynelementemjektu
jeswspoBgrazlekarza@ wtymprzygotanistandédév diagnostyczno-leczniczyc
i zasad opiekilpkBej nad pacjentem bkogacanpin.




PERSONACUIAALECZENIA A PROGRAMY ZEBRWASIE HHEMAGICZNA PWRPRAOST PNOZ

Klucwwy mfilermK SHeswpowadzenkeodynwanejkomplekwejpieldilachorych
nanovotworfematologicKmedynacjmxziomaéd dziev obrbiedanego[ondka,
wktorymedydwankoodynat@rzepwadziacjenpazeposzczegGltegpleczenia,
wtymb dzipomagaBistalandipecjalistycbmyabDkonsulta&joodynacpdaono -
wa,czylpomi dzg[mdkamhematologiczmyanmnacellkoodynacjcigkipacjenta
w przypadkoniecznofealizagioceduczyetapw leczeniva innymo[iodku
hematologicznym.

Kompleks®o leczenwahematologaznaczraietyl&k zapwnienirealizatgilapina
poszczegéleyapadkeczenadegdwnipzapwnienipacjentz wielocldravo([ci ,
ktéadotyczawi kszofracjenmidematologiczhyobultaimnychpecjalinsidtym
kadiologwyp pulmonolowgbézynefaologw, alerédwnip opiekpsychologbnicznego,
dietetyka klinicznego czy rehabilitanta. KSH zakBda rownie| monitorowanie procesu
diagnostiikiczenhamatoomllogicznewodniesieddstruktypyoce s®i wy nidw

w opaciuo zdefimianewskaznikdiniczoneztzwmiernibiganizacyjmeeniaj ce
fung&jonwanie wego modelgianizacyjnego.

Krajowa Sie Hematologiczna ma wi ¢ wytyczy ramy strukturalne dla kompleksowych zmian
w omganizaaopiekhematologicpogjrzewpowadzenirefeencyjno[acfiodkw,
uporz dkowanie {ie|ek dagnostyczno-leczniczych i sprawnienie kordynacji, adk ay pcjent,
niezale| nie od miejsca zamieszkania, miaBdost p do poréwnywalnego standardu diagnostyki
i leczenia. W praktyce oznacza to m.in. sensowne rozdzielenie opieki, tj. procedury wysoko-
specjalistyczne w o[rodkach wysokospecjalistycznych, a stabilne etapy terapii mo|liwie jak
najblilej @acjenta, wamach ¢rodkdéw perwszego gy dugiego pziomu eferencyjnego.

CZY KSH REALNIBNP ®PRBSA P DO PROWRIAHKROYC H ?

Klucwy elemenz,punktwidzenpytania pogamylebwe ,brzmiKSHw swoich
zaBeniacihawspiarpovszechngwnydost plonovoczesnelgazenimatymdo
pogamdviekwychpoprzdepszkoodynacjstandadyi czytelikéeawanipacjenta
do wBa[ciwegimmpa opieki.

{eby KSH prze® |yBa si na mierzaln popraw dost pu do programow
lelowych, potrzebne s co najmniej trzy wamue.ki systemo

Po pierwsze domkni cie diagmoshayrkiy jd& personalizacji

E[li badania kwalifikacyjne (immunofenotyp, genetyka, ocena ryzyka) nie b d sprawnie
dost pne i rozliczane tak|e na poziomie ambulatoryjnym, to nawet najlepsza sie nie skroci
czasu do leczenia. Ten w tek jest wprost wskazywany jako potrzeba systemowa wraz z po-
stulatem &tualizacji fie| ek dhgnostycznych i dekwatnej wceny &ementow dagnostycznych.

Po drugie odenie amidy [wiadcze®alheg wzmacnia@is. A

Whematologdazwi ceteapimapostadoustnubpodskrnimoeby powadzona
ambulatoryjoilesystenozliczeBDrganizapjacytoumdliwiajTonietyldktwygoda
tostategimarz dzamesobaminiepjiepotrzebnyacdpitalizecjkszmrzepusto-
wo[ o[odkw wysokspecjalistyciBudlwiejkamtynuadpeaczenwapoblijdomu
pacjenta.




PROBLEMYTREBBBSYSTEWEOPERSONGLIZAZACZENIA VO IBEMA

Po trzecie mierndkdijakvsp@Bpranalityczna z pBatnikiem.

Je[KSHna wydwnywadost pmuswidzied|nicéeumienaniereagwa Wprktyce
oznacz@monitowanigmceswi wynidw ormazwspoéByr napaeiomianalitycznym
(w tym z NFZ), a nasygudri& goanizacji opieki tamwgtdjiendeono[ci.

WNIOSKI

OstatnileatapotwiarziBjje polskiystemefundacyjpgtafiwdma|a kolejne
innawacjehematologiczned przeBomypchtemapiiCAR-czyprzeciwcia
dwuswoistych po rozszerzanie wskazaD refundacyjnych lekéw wa|nych dla

codzienneakpiy ki klinicznej.

Jednocze[nie narasta [wiadomo[ , |e sama dost pno[ na papierze nie
gwaantujeownegaost pw teenieKSHnapotencjadBt luk zmniejszy

poprzerefeencyjno[koodynacj standal i przenoszeriz [cileczeni{
bli|lej pacjenta.

Ale rownolegle musi z tym i[ uporz dkowanie finansowania diagnostyKi
kwalifikacyjnegmocnieneembulatoryjnemodelurealizacijempiioraz
wdo|leniepoownywalnycmiernidw jalo[cii rowno[cidost puPoprze
WB cznit¢gchelemenwd KSHmo|le sta si brakuj cymB cznikiemi dzy
personalizacj leczendwrmopqir systemfwmdacyjnego.

Pof. dr hab. med. Ewa ladccha Mar

Konsult&kmtjowaw dziedziheematolodyiektolrnstytudematoloigiansfuzjoledVarszawkeeaw -
nikKlinilHematolobnstytutHiematologTiansfuzjologeownikkatedryematoloigiiansfuzjologii
CMKRvicepzesolskiepwarzystWamatologidransfuzjowgbcepzesolski@jupdslLeczenia
BiaBaczek assByach, czBonek zarz du P BlattasjcGeypgC bB.oniak




OD DGANOSTYKI DO TERRPHRY DRGAXWIRE W PERSCNALEOZEARUEBW HEM®@IOGICZEN

Pof. dr hab. n. Kmegsztof Giannopoulos

Od diagnostyki do terapii
bariery organizacyjne

W personalizacjl leczenia
pacjentéw hematologicznych
w modelu ambulatoryjnym

Post p, jaki dokonaBsi w hematologii w ostatnich latach, zasadniczo zmieniB mo|liwo]ci
terapeutyczne, ale réwnie| sposdb organizacji opieki nad pacjentami. Coraz cz [ciej mamy do
czynienia z leczeniem przewlekBm, skutecznym i dobrze tolerowanym, ktére nie wymaga hospi-
talizacji ani intensywnego nadzoru szpitalnego. W tej sytuacji indywidualizacja terapii przestaje
dotyczy wyBcznie doboru leku do biologii choroby, a zaczyna obejmowa tak|e form jego
podania, oganizacj kczenia oaz dst pno[ [wiadczeD wystemie chrony drowia.

FORMY PONDA LEKUOJEKEMENT RBAIND® IDALIZAJI TERAPII

Novoczesdeczenhematologicwneazwi kszymtopniapiersi nateapiach
celwanycltioswanycthoustnipgdskrni¢ubw schematamheszany®©ldej[c ba
klasyczokemiobgriiimmunochemiogararzecinhibitowdombnocz stewzikch,
przeciwcire®doklonalngefinovoczesnyiolmmunotegiistworzyBwpeBnrieve

mo liwo[ciowadzenia paocjewmttrybie ambulatoryjnym lub p6Bambulatoryjny

FormaodanilekunmadzilbepolgdnwpBywajak[ |yciahoggobepieczeDstwo
teapiiryzykpovikBaibfekyjnych,tak|ena zdolno[pacjentho fun&jonwania
zawodwegd spoBeczn®gprzypadiwielehodbhematologiczheycdendeustne
lubpodskrnepazwalaganiczyiczbwizywo[odkuskdéciczasp dzanwsystemie
ochony zawia i zmniejszy obciojemiepaajenta, jak i personelu medyczneg

Zperspektyiynicziejmagodanilekutajsi wi cjednymklucawychmarz dzi
indywidualizaapiiipboktakichzynnik jakwiekchoggochoaoby wspéBistniej ce,
profil molekularnogbclcayegeancje pacjenta.

TERAPIE OGRAGNECW CZASIE | LECGERNIEVWYBOR NIE MEMWKZNY

SzczegélnymmykBadiemdywidualiZackiensa teapieoganiczomeczasié&tobe
wostatnikdhtachnalazEerkiegastowanien.inw przelekBxipBackioefocywej.
Zjednejtonyoferujonewysokskutecznomoliwo[zakDczernkexczengaoke[lo-
nymczasie,zdrugieymagawi kszeg@angayani@mganizacyjnegpocz tku
teapii.
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Decyzpavyborzzeapioganiczoneg¢zasiebleczenia gBegicemo eby automa-
tycznaMusiuwzgl dnimlowanigacjentabecno[zmiamolekularnychqo by
wspoOBistniepatencjaltnksycznadBugotrwaBegonenialerédwnip moliwo[ci
logistycamnyestemarazprefeancjehoegoDlacz [cpacjeniperspektybe@dzzenia
zakDczonepokilkunasmiesi cammogomneznaczemnpseychologidZme&jo-
nalne, zwBaszcza u o0s6b mBodszych lubwaktywnych zawodo

Zpunktwidzensystemachaonyzdowiateapieganiczomeczasimaj dodabky
wymiar pawalajw dBu|szmgrspektywdejonalWwaokosztyeczeniaganicza
kumulacj wydhatzkwi zanych z leczeniemaz gGBymejgsrej populawji pacjent

AMBULI®ORYZAIA LECZENOAIOKNREKWENCJA POST PU TERWEREQUTY

RawdépovoczesnytehpiwymuszaniangiganizacyjQ@azwi ceprocedudiagno-
stycznycheapeutycznywhematologige i povinndy realimvmanychv trybie
ambulatoryjnyatyczgzadéwnoleczendaustnegpmdskrneggpakiwielprocedur
diagnostycznych, w tymwaagwhnsadaD genetycznych i molekularnych.

Ambulatorypmwadzenpacjenmi@azwalaganiczyhospitalizdopgytuaacgeczy-
wi[cigegowymagaj cyemniejszazykzaka|eD@dci |mddziaBgmatologiczne
izwi kszbost pnoBpekdlapacjentdv stanachstrycliestoszczegdlisieotne

w sytuacgidyw wielw[odkaclbbBenieBpekhematologiczpyebkczal00%,

a jednocze[fium&jonujenacznlaczbpoadnihematologicznktdmychotencjaB
nie jest w peBnzywsykwany

NONOCZESNA@NASTYKAOIMWKRUNEK MMWIDALIZAJI LECZENIA

Hematolopaeatiziedziktdawsposowyj tdwymoekorzystanovoczesnyohm
diagnostywktymdiagnostmbilekularecgjiogenetycizmejunofenotwy@jWprze-
ciwieDstwoewielunnychovotw@dw, materiaBvotwowyw choobacthematolo-
gicznyehajduge wwi kszo[glizypadkwekrwiobvodwejlubw szpikkostnym
awi cwmateriaBBahwiost pnywlhwarunkaambulatoryjnigolktycznitwarza
toidealnwarunkio prowadzenpeBnegaawamnsanefdiagnostpld konieczno[ci
hospitalizacji pacjenta.

Wprktycmmoliwo[¢enies jednak peBmwiybrzystywaMemogebadaniammmuno-
fenotypeomzbadaniggenetyczmeg by rozliczanaré|nyclpaziomachmrawanso-
wahiajak badanipodstawe zBloneizaawamns@ane obecniehfinanw@anigest
w istotnymtopnipovi zane hospitalizaezliczamw ramachednodnyclgrup
pacjent@JGPBrakujaatomiargtalnyabarz dreazliczewychimdliwiaj cweyb -
nywanie tych badaD w trybie ambulatoryjnym.

Powadzi to dadmksalnej sytuacgij, mpakjiémnt wymagaj cy wyB czniezdiagnos
wskazableczensapitalneg@skieawanylohospitalizvagBi czmieelwykbnania
badalZjednejtonygenerujeniepotrzetkoeztyobci |enoeddziaBldematolo-
gicznyahrugiejplokujgpkadlapacjenmtédvymagaj cpéhnehjospitalizaggdno -
cze[nie apba peces diagnostycampegltyezny

Bakmoliwo[@eBndjagnostgkibulatoryjstajwidzi[jedn z klucawychbarier
indywidualidacfgienimgniva|be dost pldonovoczesnylwddabDnolekularnych




OD DGANOSTYKI DO TERRPHRY DRGAXWIRE W PERSCNALEOZEARUEBW HEM®@IOGICZEN

iimmunofenotwyyomiejesmoliwevBa[ciwwmtyfowanipacjentkwalifikatga
novoczesnychptierani optymalneamli&nieczenia.

ODNROCENIE (A WAAZCIWIE PRZYWROYCEZWEADPGRE® ID

Odlatméwisi opotrzeboedwdcenipiamidywiadczebzumianggh przesuni cie
cilaruopiekileczensapitalnedpoambulatoryjopdjekipecjalistycWnpegktyce
chodzednahkietyleo odwacanigcoo przywecenimecjonalnegodelw ktérym
hospitalizpes&Zzaezerwoanadlapacjemnmidzeczywi[jeigmymagaj cyzheczenie
przelekBe i stabiywea sdbjak najbli|lej miejsca zamigs.zkania chor

Hematolopaatiziedziktpaidealnwgpisupd wtenmodepodwarunkigmomgani-
zacjgwiadczelad |azapost pemeapeutycznWhzmocnierd@S,rozszerzenie
dost pdoprogamdviebwychmrazumdliwieniealizagpivoczesnyehpiwpoad-
niacposiadaj codphwiednkempetendkjedawepovinnpy natualnyrkierunkiem
rozwoju systemu.

BARIERONTRARWE NFZ DOST P DO LECZENIA ZALE{NY OD STRUKTU
A NIE OBCPENT

Jednymnajpwalniejszypmblemvoganiczaj cyedlnindywidualidacgzensa
obecniearierpntaktoeNaodowegdundusZudowiaW praktycedost mplonowo -
czesnydbapiiw progamacHekwychbywauzal@eionyiieod speBniekigtemwo
medycznychzppaejenta, lecz od sgrarkizeryy preajdporlu b oallka .

SzczegédlmisglawynprzykBademytuacjpektorycthematolposiadeBn@mpe-
tencjgpowadzpacjeniéspeBniaj ciyrofteripogamulebwegojednakiemole
zastosowa nowoczesnego leczenia z powodu zaporowych wymogow kontraktowych,
takichakkoniecznoWwykazanimegliwo[chospitalizhchioke[loneljiicabetatw
hematologicznych.

W efekiepacjemiusizostaprzekiomranydoinnego[odkawyB czna@ovod
formalnyclo,powadzidosztucznmjgacjchorycpomi dzyoadniamwydBu|ania
kolejek zaganizacji opieki.

Dotyczty m.inpacjentéz przelekBymavotwamilimfot mieloptifacyjnymi,
uktéoryohost ploleczenwgprogamidebwymbywaoganiczopyzewymodbntak -
toweniemldiwelospeBniemimaniejszyalhkompetentnydlbdkaclesttosytuacija
szczegoOlnieozumiaBvaprzypadkeapiidoustnycktde z definiajiewymagaj
zaplecza szpitalnegy lgmbygmdBelczniewadzone wapgoiach ambulatoryjnych.

Dodabtwymproblememestbrak mo/liwo[cfiormaln@jacyhematologapoadni
onklogiczn&)Sw zakasiechodb hematologicznWchmaktyce@mowadzito do
paadokswomanizacyjnwchtérychensamlekarmoe leczypacjentaramach
progamulebwegdubchemiobgriambulatoryjalepoza&Dczenliauczennaemae
zapwni mu dalszej obserwacji czy leczenia wspomagajdne.go w tej same

Tegotypuwozwi zans@aojw sprzecznafide ci gBopgiiekindywidualitaczienia
omz wzmocnienia ambulatoryjnej opieki specjalistycznej.
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PODSUMWNIE | PBMKENACJIE

Aly realniwybrzystgpotencja® oczesnytetapii popawi dost pacjentdo
leczenianikczne s zmiany wgstensaczegodlno[ci:

.Wprowadzeniealnyclmarz dziozliczemipch,umdliwiaj cycwmylony-
wanigaawanw@anefliagnostyhkimatologiczZmgymbadabDmmunofeno
typowychorazbadal@enetycznyaholekularnywhtyybieambulatoryjny
nigalpnie od hospitaliaalégizanejamnach JGP

.Przyj cemsadyedost plonowoczesnelpaczenimtymtemapidoustnyc
lub podskornych, powinien wynika z kryteriow medycznych po stronie

pacjenta, niez dost pno[&kiontaktuw konketnejpomdni,uBatwieni
kontraktowania programoéw lekowych w poradniach hematologicznych

nigwi zanych z oddziaBami lub klinikami hematologii.

.Uelastycznienjimogw w progamachelowychwtymodej[ci@dkoniecz
no[ci hospitalizacji |ubwkeyaawiysch .

.Umdliwienirmalizagiogamdv lelowychprzepoadnig@osiadaj &em-
petentnydhematologoniegalpnieodichformalnejtrukturw tymnp.:
dopuszczenie hematologébw do pracy w poradniach onkologicznych AOS
w zalersie chodr hematologicznych.

.Konsekwentwemacniamimbulatoryjoejekipecjalistycgalekluczo
wego elementu pbzyowmej amidy [wiadczeD.

Betyclemianndywidualidaczenpazostaniwedu|emierzikeasBemnpierealnym
narz dziem pwprjakci opieki nad pacjentami hematologicznymi.

Pof. dr hab. n. Kmegsztof Giannopoulos

Lekarz kieruj cy OddziaBm Wieloprofilowym Zachowawczym Uniwersyteckiego Szpitala Klinicznego nr 4

w LublinieieownikZakBate matoomibgDo[wiadczalheiwersytbitaldycznewdaublinielyektor
CentruWispaciaBadabRlinicznyYaohwersytdMeudyczneglbublinle.sskspertamziedzimgmatologii
klinicznedo[wiadczalWebadaniaalauawychzajmujei biologimolekularomzchaakterystyk
pocesvwimmunologiczwyxrtzebiegzostoyclthodbhematologicziPyxfhKrzyszt®ifannopoulos
jesprezeseolskiefwarzystiW@matologiczh&gnsfuzjologiczazBomnkikKomitetNaudwego
EuopejskiegwafFzystwa Hematologicznego




JAK WONNA FICNRNMA SIE HEMWMOGICZOMN LABORRI® MOLEKULARNW POLSCE?

Dr n. med. ArtwalKlo, @ff,. UW Kielcach

Jak powinna funkcjonowa

K
sie hematologicznych Y
laboratoriéw molekularnych
w Polsce?

CeleminiejszeagoykuPBasszapaponwanie@ocelweganodelfiun&jonmaniaieci
labartorivwgenetyczngellydwanycmacjemnmithematologicznelalscewyaz-
nympodziaBkompetencpiBaszczyzmrzepBypuvacyomi dziyematologiiniczn
i diagnostyk genetyczn .

ModetenmanaceluskécenicmaBWitegozasadpobaniprdibkdowydaniadostar-
czeniwynikturn-aundtime TAT),ujednolicejpak[cii kompletno[wi nidw,
atak|eBynmeowi zanikkiagnostyldiecyzjateiapeutycznymeijesamikliniczno-
genetycznymi.

ZakesrozdziaBbejmujeaemyprawnestandayjak[ciwe aktualsyarsiednb ar-
toriv w Polscieidentyfikadajk przedstawiemodeldocewegaodwupoiomwego
(L1 LodziaBmpetencphispoByrmi dzynematologigenetykoke[leniktoe
pocedurmog by wybknanemaoddziala ktée w poadnirol siecliabartorin
wpilotaMijwejSieddematologic@hHpmpaycjminimalnychkazowjabk[ci,
rejestriyraporwanistruktalmezagadniehTdaLIMSntexpeacyjno[akedytacj /
EQ/kadryamnrverszcie barierfiweonwi zania.

RAMY PWRNE | ANARDY JAXZCI FWANWMENTY SIECI

Wdroleniefektywrsé¢gdabatoriwmolekularnfematologiczwyohlsocveymaga

solidnytlhhndamemtprawnycihjak[ciwychZgodnizenovymrozporz dzenidimi-

sterstwaowiazdnia30.06.20@ppwadzaj cywmandaydlalabatorivwgenetycz-
nych, obiozuje m.in.:

nakawdolenipmomceduzlecandaokumenaniaspawadawczopadaDene-
tycznych z peBn list danych wymaganwa@lawezleceniu i w r

minimalmolumermyadabke[lonegodzajbadabytogenetyczlupbladaD
genetycznBt®0 badadkiodzgj

kontolawevn trznjmabk[ciprowadzenkarkontolnyclhke[lon&ryteradcep-
tacji, dziaBamlcgjke i zapobiegawcze;
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wymobgabartoryjnieterptacpwrapocie zawiaj ce¢gzuBo[ /swoistefody
limiwykrywalno(l©oiD)ormazw kontek[cheowotw@w hematologicznywdla
specyficzne takie jaw, %edy&ksadaftliwo[ci naptier

formarzekazawyanik(papievalubelekanicznazkwalibikanynmodpisem
osop odpwiedzialnej.

Tewymagandtanwi klucmo baz dlarozwijansaectapwniajminimalséanday
opeacyjneazjabk[ciwektéemuszby speBniqprerwszysthiezestnic 2 adear-
torilBBetakiegednolitdgodamenttwdnosi gn peBrharmonizappéwnywal-
no[ i indpeacyjno|[ wywilw skabijdwe]j.

AKTALNY AN IUKI (ZARYS)

W Polsckun&jonujeu| sie labartoriw hematologiolekularmnegpoByxrmuj cych
z o[mdkamhematologicznymeszonywhamachSe&jiHematoloyliolekularnej
PolskiefhwwarzystWwanetyRzBvoekézwandhalejSekji HM )https://ptgc.pjedek
sekja-nhematologii-moleKudarmieginieljukiktéeutrudniajsi gni anedelu

optymalnego. Do najwalnigjszych nale

brak wspdlnedatalogmadaD krytemidowskazaDré|lne labatoriatosuj
odmienne listy paneli, co awmwdwnabnppri standaryzacj ;

nieGwnyp@iomraportwania interptacji wieldabatoriw stosuje|ne
formatyoniomy opisak peBnych pol wymaganmnygehrrzdeenie;

zo|nicwanesystemyiMPLabatorynformatMManagem8&8ystembrakinteor-
peacyjno[ci mi dzy klinakoriamerersami;

bakcentrlnegmejestnmuariamnt@enetycznyamaziomikmjowymcooganicza
molliwo[ @&a&gracji i analbawnhpwczej;

bakzestawbiektywnyrmirerzalnywstkazdwkefektywnagfoicesnapaiomie
caBej siecatabmar

Modnawyznaczkonketnewskazniki¢e pokazupbszaro popawy TAT (czasd
pobanianateriaBalautoryzacyhnikbadaniafz stdBugniepubdwkany% zgod -
nofciw EQA (ExternQualityssessmemtakpeBnydlanycl® pdbekodrzuconych/
povtdorzonyohsetgkzypadkomawianywdM TBmolecutamouboad) rzadk
publokwanyUzupeBnietyichbraldw jak[ciwychi oganizacyjnjyecdhtwarunkiem
dalszegpawoju i saiku sieci.

MODEL DOQWY WA PDIOMY REFERENCYJNOZCI (L1 L2)

Proponowany model sieci funkcjonuje w oparciu o dwa poziomy referencyjnolci:
L1 égionalny/lokaizngymppodstawoar L2 tpom ponagionalrefeegncyjny).
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Pa@ionLl medycznaeboatoriumiagnostycthMée Dy KlinictkematologSizpitalu
Specjalistycznym

Labartoriumlzapwniaszybkiost poklucawyclhadaBiagnostyczngohitoruj -
cychZakasobejmujezybkiestypilo[ciwygPCRIaBCR::ABpitzelekBepBaczce
szpobkwej(CMUubostejbiaBactiomfoblastyc(@lej)diagnostypkbhnawentualnie
monitowani®RDPonadpeBmpeaneldGFok50 150end)FISHeakjdluocrscen-
cyjniensiturozszerzokariotyWlLR.Lab@atoriumlmuszapwnipeBrinterptacj

i aportwanie zgodniewd pbjocym stamedarMZ, uczestnictivaoaw B@imalne
wolumenyxonajmniBlOMmada/dzajpk(badanigtogenetydcZndadanpene
tyczneDodabwopovinndun&jonwa MTBhematologic@zuaziaBdmmatologa,
genetykwgtomorfologBl)| wandvieniwynidw irelomendaojaz[cigkaeskalacji
do poiomu L2 w przypadku tradeycatippaznych powypadk

Pa@iom L2 MLD w Instytucie Hem a ttlorg uirl airavre

Labartorium2peBriunkj refeencyjn realizupdbokbadaR paziomuwlrownik
badanzmawamnsaneWE®N holExme&equeniMW@SWhol@enonBeequengWd S
Whol®anscriptdSeguengimgybanyciwskazaniazagawamnwean bioinformatyk
walidacdjfudnyohariantotestyzadkicazpeBmdl repaytoriudanycho[iodka
sz@leDDozadaD2nalleyharmonizarajmortww siecligzwojzarz dzakiegtalogiem
badaDejesamwspariedadabliniczny@aromganizaojgdélnopolskiaoholijak[ci
dlasiedabatoriv ModedwupoiomwypazwalaoptymawWaokosztiyjak|[ :proce
durywz stwybnywanekalnwelLl natomiasyspecjawizrérzadkizeadanial 2.
Modeldopuszcfan&jonwanieilkuabatorivo refeencyjnycsipecjalizuj sych
w diagnostytreych clbbrhematologicznychtordiabwmrwiod ce.

POZIAKOMPETENCI]I IAWBS®AD (HEMAOGIA GENETYKA)

KlucavymelementemodelyestcisBmspoéBmrapomi dzjednostkamematolo
gicznymi a daboeami genetycznymmno mampomie L1, jak i L2. Istotne warun

JedentrumiembMateriaBuacjemtapoban probk (npkrew,szpilojazprzeka
zanedaneklinicznetotndlainterptacjihistorbaadaDwynikwcze[niejsze,
%blaswgfazahoaoby) LabartoriumenetyczatezymupeBmestamformaciji
nieb dnych doowgkia badanriteretracji.

RegionalMerBhematologiczwepolnzebaniaw ktérycthematologenetyk,
patomorfolwgpolni@nalizuywynikustalajelomendacjeapeutyczomz
fol-updlatrudnydiwymagajychytuadkjlinicznywhooemmoleby system
kajw D-A-CHNiemcy Austria Szwalwaowymschemategmecisiomcology
irol MTBRiekDT, etalG.Pecisiomcolog@uidelimféheAustridanermaand
SwissocietiednematolagymedicahcologudCancer02®May;220:115331.
PMID: 40058270.

Zcilkaeskalacprzypadkwynilpodstawgw L1(paneNGSEFISHM)O0 e by
eskabvmanyloL2w sytuacgdywynikodstawgniewyja[nfanotygkdinicznego,
wskazanda teapiilubgdywymaganestbadziejozbudwanebadaniénp.
WGS/WT®ki kiemumodelwimoliwgesbtptymalizastandaoveprocedury
pazostaj blijej pacjenta,wamawanskupioaekteanayjnychodkmach.
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CO WYKNYW NA OZDALEO GV PORADNI?

W modelsiecnieb dngestozi|nienieakesubadaybknywanyehwarunkach
szpitalnych (oddziaB hematologiczny) oraz ambulatoryjnych (poradnia hematologiczna)
cCo ma wpBywaasmgranizacyjhimamsanielogistyk

OddziaBR matologicztnyaywyknujsi badanimklucawymznaczenempeu
tycznymdiagnostyczwytmybieilnynprzykBawd®@ CRABLRTPCR chorych
ZzCML/Ablmzinneszybktestyp.mutacjel3)DH1M AMLKtOe warunkuj
decyzjeeapeutyczn®.ramachhospitalizacgiliwejestrownip wyknanie
cytogeneiplkiBnypaneNG Jdiagnostika )przypeBnyfimanw@aniaNFZ
w talcie hospitalizacji.

Poadniahematologicznatajwybnywane badanimonitoruj ¢eczenie
(npMRD BCRABLW CMLlubprostdestgenetyczimganalizmutacy JAK?2
oz konsultacje/kwalifplodajreiemateriaBerminalne@m.po allo-HSCT

ztkankiniekrwiopochodmidoblasty/cebwBkdwe)Wa|najestmoliwo]
wybknanilmadangenetycznegmaterigdebanynwambulatoriamzumdglt
wieniazyskamedundacjwybnanieakiegoadaniggenetyczneyganic zta
hospitalizacje/hospijatizadpde i centarlizujprocesw aktywnymrybie
ambulatoryjnym.

ROLA LABORRI®W W POTA{U KRAWE SIEC| HBMAGICZNHEKSH)

Wkontek[ctworzenfajwejSiedematologiczt®&Habatorimaj kluczo rol
opeacyjniomganizacyjmoponuj®i utworzempedsieddSH-Genwykazlab ar
toriow referencyjnych, okre[lonych zakreséw badaD na pozomach L1 L2, wspdélnych
i uzgodnionych sitGwndaasu o[j@kobsBugi w caBej sieci.

PrzykBwedopaneNGSw"d10dniroboczyala70%badabDednolitnezoacezleceD
i aport obwi zelaportwania wywikdoejestru warwamtggamdv ledwych.

Dzi ki temu mwdeh@iwe jest:
(1) standaryzaoja@aedur iofjgk w caBgju ,kr
(2) cenwarlizacja kWwycdo badaDbD

(3) monitowanieproces®w i wynidw w skalsiegcico przekBaslia nalepsz
dost pno[szybsz diagnostyksz ojak

WSKWIKI JeZCl | MORRWOWANIE (PRG@RAA MINIMALNA)

Dlaefektywnezgjorz dzarsii@cikoniecznpeswpowadzenieierzalnwedkazidnk
jak[ci, ktéryopaycja minimalna przedstawi®caoresj valrali.
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Kategoria

Wskaznik ‘ Cel/l&kmentarz

Poste badanid dd 1 tygodnia CelB90% badaD

Kllnlczm&'/TZaawam@ne badanie (NXES) T

0,
do 2 tygodni CelB70% badaD

Niska warto[ [wiadczy
% pwtorzeD/odrzuceD badaD o dolej jakci pcesu

diagnostycznego

Wysoka zgodno[ [wiadczy

UdziaB i zgodnoA w EQ o doli jakci wyeik

Analityczne
y % pomonych pabmaterBaz przycziynCel: minimalizatja|str

przed-analitycznych i oponieD

Kompletnodpartu

(wszystkie wymagane pola:

interptacjaQD. specyficzno[ )
audyt kwartalny

Cel: 100% zgodno[cLi

% przypawkzgBoszonyelhedoru Taige B9 5 %

Systewe . .
warianwo

Wdr|lenigdakiegoestawumskaziowkpaewalamonitowa i pobwnywaefektywno|
poceswiagnostyczmeghkaléaBeajecidentydwka w skiegadBag tak|epod]
dziaBamimyguj ceapobiegawcze.

LaboatoridaliL2powinnyd |y douzyskancartyfikat8Ql518%.zyskancerty
fikatwpovinnoby poBczoneezwikszono 20%wycenwylonywanycw takim
laboatorium baidgenetycznych.

REBESTRANDCH | RAPOWANIE STRUKTURALNE

Efektywnajeavrymagaentrinegonarz dzamiamnymiraporwaniemtruktalmym.
Poponuje si

utworzenkeajavegaejestrwarianww(zgodnegldGVSCMGWersjowanie
genomuw,strukturwaoegaportyinterpeacyjnogf KRNKajwyRejeshrov o
twodw) | @gamami bekymi;

przykBadadwoibrychraktyks :w WielkiBjytaniNHSGenomMeediciBervice
+ National Genomic Tet Directory (centralny katalog badaD i kryteridw);
https://wvewgland.nhs.uk/publication/national-gctoo neisy/- Heoslta i dri i
sie PAIGA(cenatnadazegpatolog+iVIGLDatashafwspolrmaza&lasyfikacji
wariant@laabatorwhttps://wwwgl.nl/nl/diagnostiek/viegldatalabar
https://pubmed.ncbi.nih3bAB.JIbOFzinicjatyWARMONMIiancelat
formabig-datwm hematolodiitps://harmony-alliamtde sel//le graanymony -
alliance.eu/bigdata-platform/big-data-platform
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architektaprzepBydanychmolewygl daLIM!S APtejestfuogodlnopolska
baza wariwnté

Takisystemazwalaaagegacjdanyclanalizrend@, benchmarkismgak|evspiar
decyzje kliniczne i aadlariajre.

IT/LIMS | INTEROYERA
Technologia informacyjnemjewto €idasnej sieci. Wymagane elementy to:

e-zleceri@wiaj cepeBenestawoél(dane&linicznteybbadaniamoliwo]|
[ledzenia BaDcucha materiaBuwnpocxgpaehieNekdcja dokumentacji;

struktalmyaportzgodmrzyozporz dzeni&mrymonaprzesBdekanicznde
systemu kliniczeggtru;

APl dejestru warwaniindeagrrja z KRdNgaprami bswkymi az moduBami MTB;

systemylMSnusz by kompatybilweaBsjecumdliwiaj seymiandanych
mi dzy piommem L1 | L2;

zapewnienie interoperacyjno[ci mi dzy systemami klinicznymi (hematologia), laborato-
riami oaz ejestrami gst varunkiem @nnego diaBnia i mimalizacji @d6znieD iBadéw.

AKREDRCJA, EQ KADRY

Aby sie dziaBaBa w sppieklzrhe i wiaryg®@mngczne jest:
obowi zkowy udziaBw zewn trznych programach oceny jako[ci (EQA) np. EMQN/GenQA,
dokumemnmanieoktoli wen trznej (kamtwllhe, kryteci@apakcji);

[cie |ki szkoleniowe dla diagnostow molekularnych (studia podyplomowe, kursy,
sz&lenia);

minimalny wollerh@e® badaolk/edzaj pawarunek utrzymarpeat&ncji;
organizacja M&asnej kntroli gko[ci wieci ring-trial, Wwpb6lne pdby n dzylaboratoryjne;

standaryzacja zgodna znorm 1SO 15189 finalnie uzyskanie certyfikacji ISO 15189 przez
laboratoria ezeszone w iexi;

regularne powaikie staddmrgenetycznej diagnostyki hematologicznej;

povyszedziaBamnapwniaj|elabatoriaczestnicawcseecsipeBniwjspdliny
wysoki stashdaz s zdolne domyovalnejpfjak wyawk




JAK WONNA FICNRNMA SIE HEMMOGICZON LABORRI® MOLEKULARNW POLSCE?

BARIERY EZWOZANIA

Bariery finaneo

NiedoszacaonigwiadczeDkosztWNGShioinformatiykterptacpi znacz ce
i cz stmieodzwdeadlonve wycenadmdaDRoponujei :labatoriav sieci
otrzymujwi kszorefundadjnp+20)zautrzymarsitandadév jab[ciw tym
ISO 15)18MAz uczestnictontaach pdki.

Brak mo|liwo[ciefundachiadaxlecanyambulatoryjrmwepormdnihema
tologiiwymagamianyarz dzedy®ktarNFZgbyumdliwifinanw@anibadaD
genetycznwycyhknanych materiaPobanegopodczawizytambulatoryjnej
zwybrzystanijenmadczelb{postezBlomnezaawansandadanigenetyczne).
Brak tej zmiany niepotrzebnie generuje hospitalizacje/hospitalizacje jednodniowe
iangalugasobludzkicerazblokujlkost plooddziaBmacjentpwymagaj cym
polytu stacjonarnego.

Barierygarnizacyjne

Raeposzenié brak ujednoliconywhoow zlecelm/portw proponujsi
centrlne wezerzgodnezporz dzenidp wspdlny katalog wakabDaD .

Brakjasnoke[lonejstyaboatorivrekomendwanyclf KSH-Garzakesem
wyknywanych badabD.

MaBwolumenw cz [cjednostelpmoponujei szybkjeigkiprzesyBahéaeD
i materiaBu do wysyparcyahizZetorivw wyknuj cych badaniweniszo

Danebrakrejestrwmariantd standdwuwymiandanychproponuj®i kajwy
rejestr wawoany na modelach z Holandii i Wielkiej Brytanii.

WNI1OSKOGCOW E

Zbudwaniesiecihematologicznyablatoriv molekularnywePRolsczgodnie
zopisanymodelemestmo|liwepodwarunkiekonsekwentnewdmo|enia
standardéw (ISO 15189), ustanowienia jasnych kompetencji, budowy infra-

strukturyT/LIM3apwnienipalo[ciiinteopeacyjno[oirazwyelimimwania

bariefinanswychi organizacyjnyWhtakimmodelwWiagnostyganetyczn
hematologicernohe sta si prawdziwiez [cizintegwanegBaDcuchpieki

od pobaniamateriaBanalizyinterrtacjirekomendacfiemapeutycznd
do ejestrcji wynikdalszegmonitowania.

dr n. med. Artwalklb, @frr, UWK Kielcach

Specjaliktbartoryjng¢netyhiedycznijeawnikZakBa®uagnostipioilekularngZpBdulnynierii
GenetyczweZwi tokrzyskiemtru@nbklogiw KielcacZmwodwozwi zanmgwnipz ZakBad8mologii
MedycznlmjstytuBuiologUiniwersytdam&ochawskiegw KielcachakaszainteswabDnauawych
tobadanikotycz béologiovotwadw zwybkrzystanieowoczesnychtodiologniolekularnak,ch
jak NG@mrzastwaoie pBynnej biopsji w diagnostgpoeéui shahetcemo[ci |lewaéewmaav.no
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Dr n. o zdr. Miclhh®®tChr

WpByw wyceny oraz zasad

filnansowania [wiadczeD
na dost pno[ do diagnostyk
| leczenia hematoonkologiczn&g-o

Wwi kszo[gystembéochonyzdowiapBatnpkibliczdylydostandaryziagjédno-
licanpaocesww zakasieiagnostilkiczendaszczegélnozplanalbDyszczegdlno[ci
novotwa@w, w opagiuo zalecentimvarzystwaudwychi EBMPawaldo nietyld
podnosi jako[ prowadzonych proceséw, ale tak|e prawidBwo okre[li [wiadczenia
gwaantwanem@zopacwa wBa[ciwycen(taryfikaxjantgopartnaprawid®ej,
kompletnejigcepost pwaniapacjenteNnesteddlatwwycenwiadczdBlnujsi
napodstawamalizpszvmdrzeczywi[posmiesionyftaryfikaexi@ogtcow dobie
gwaBtoychmiakoszwg aledak|evda|anyctechnologikwyclzzaBeniaiemole

by taryfikacj nastawion na&gzakryzéezikywistych.

KONSEKWENCIENY ZWIADCZEC NAWAEDANTALIDBSZW RZECZYWIZCIE
PONIESIGNHY

Pavy|szpodej[cpavodujde [wiadczeniodawdynuj cpiepeBdiagnostykb
stosuj ayniegskuteczheczenfehemiodpir zamiasekbw z pogamdév lekwych),
b d osi gawy|szrentwno[elonomiczmi|plaobkirealizuj joeiadczewi@adBug
aktualnych zaleceD.

Sytuacja ta wynika ze sposowanfimdwsadczeD, tj.:

1.wprzypadkycza®tdbiagnostyczmymmaclkartyiagnostykeczenoakb -
logiczne(ddQ)rozliczeniyeczaBltaterminwjgB czmigbnanijgakiegmlviek,
jednego z badaD, a nie[licdakng,/garko[ owpaadzonej diagnostyki;

2.w przypadlpwlytdv diagnostyczmyshzpitaluyznaczegiraip determinuje
wyB czndzpznanie, a nie lioZbaolgatk ogwradzonej diagnostyki;

3.w przypadlkuioswanikonwencjonalnregmiobgriiplacwkagenerujei|sze
nadwylaniew zakasigpodanydbbkbw (ni|szwmarto[teapiipleosi gavy|szy
przychdéd za [wiadczaewmia,poi w przypadkuwzasitodakz pgamu.




WPRAW WOENY ORAZ ZASADVANMNIZ®IADCZEC NA DOST PSODSDOKDIALECZENIA

PONI ZANIE FASZCI Z LIKIAEEZB DAM BDAC DIGANOSTYNGH

Dlategd odwieltatrodaoviskklinicywtiakrownipkodedw medycznypgbstuluje
wpowadzeniakickmianktée ujednolieposéipost pwpaniaa pBatnop dzie
povi zana wyknaniemieb dneghociahinimalnldgabbadalliagnostycznych.
Pay|szenoliwejestdo osi gni cwado[ prostysposObj.poprzewpowadzenie
minimalnlé¢abbadaDPwpostawiymaganydchzaaportwania@doNFzZoddév badaD
wg klasyfikadD9P L)koniecznydb rozliczenigczaBmha diagnostywst pn

i pogB bion w danymwtotmieroo

ODNROCENIE PIRRAKMWMDADCZE@MWNBEH DGANOSTYNGH

Konieczwgdajsei podj cipracnadchaakterystygwupJGRv leczensuzpitalnym
(wpowadzenpelytév diagnostyczmgwiskazanibmdabieb dnychowybknania
wtralciepolytu)jakrownipdodaniemBal[ciwywhadczelDlecznictambulatoryj-
nego, tak aby cz [ badaD, dotychczas niemo |liwych do wykonania poza szpitalem
(npbadanigenetyczzzeimmunohistochemimpieydyBdowybknaniiesfinanso-
waniazwwarunkaambulatoryjnjahy.|szepostodpwiadaelompmojektMinister-
stwa Zodwia, tj. @ddwnejgmidy [wiadczeD.

Nieb dnymvydajei podj cirzeAgencpPcenYechnololliedycznyiclaryfikacji
prachnadpopawnymdefimaniefwiadczeW®Wi zanyzrealizapjogamdévliekwych

i uzupeBnieniiemo [wiadczenkbdde w chwilobecneajiewyst pujw warunkach
ambulatoryjnMpoldanpadskrneprzecocz [ pacjenmi@oddawanyekizb dnej
hospitaliz@cghwibibecnapsuremjestepodawanlieebw zkataloglhemioterii
przynowsy|szyrzychatlFzZni|zarealizapjpgamuebwegoktdéryestdecydanie
badzieslomplowanklinicznpeacochBofauwagiazmieniajsdieopisgrogamu,
sztywrnerminyakesmonitowaniamzkoniecznafzupeBnidmainy chitatystyczno-
medycznych w dwgatksystemiawspdawczym SMPT).

KONIECZNOZ ZMIAWNKIKMCAI LECZENIA W TERAPII CAR-

Jednymnajneszychroblemyd ktérwyst pupeteapinovotwadw hematooallo -
gicznypdshiepmwid®ezdefimianiezakwaloWknibeczemiaamacheapiCAR-
jak teapiw pogamidebwymPavy|szeznaczhe placbdkarealizuj tcaslompli-
kowanékosztochBdeoeendierzymugFprzychddpaeiomijeviadczp®dstawo-
wyclfjaklaka|depnetieapiddylnehemaoliwo[eiBa[ciwesdimansanikoszwvd
ewentualnymdwikBgb leczeniRizostawieCiAR-w progamielebwymoznacza,
|lejesto[wiadczenieentoeneakoszéwentualrseéptylekiczyteapidziaBaizpo-
| danych musz pokryte przlewé& z przychodu za iomanweykviadczenia.

ZNIESIENIE QW NA HETMAONRIOGICZNE PROGRAGWELEK

Nakoniepazostapomstawsysteme@pytanieczyteapiaatuj claycieatakwyme
wwi kszo[kematooollbgiczpmgamylebwe moe by [wiadczenilemitwanym,
apBatmkemusfinanwa tzwnadwykaDRPrze&czenuestalonegmi dzyl aodk |,
aNFZwarto[aimavynast pupeoprzeprzyjmvani@acjentdymagaj cyatych-
miastweg@od] ciaczenadgak|@bejmwaniprzeMinisters@dowiaefundacj
kolejnychk steomskazambacoplaowkaniemaladnegwpBywNiestebyksfinan-
sawvanychadwwykaDv zakasigpodanydkekbkw stawipwiadczeniodawak gory
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przegnepazycjgdybraktermimejzapBazgdostazonkekprzeplaodk b dzie

wi za si z konieczno[ziapBabtysetelkarumavnychczykoszww post pwaD

komorniczyktliub dovyclizupeBodevotnidonast pstwiaBaNFazktorpodejmie
renegocjaajmovy w dovolnynprze siebiwybanymmomenciez stav sytuacji
otrzymandadabkwycHrodkbw z CenadiNFZz ktorychapBgdiacowcewyB czrria

koszt podanyadw)l.ek

REQRMENACJIJE ZMIAN:

.Wprowadzeniobavi zkwapBapyzeNFZawszystkfjwiadczendwi zane
zleczeniemowotwodw krwii ukBadkirwiotwéregébelimiwo[ [wiad-
czeD), awd8ocznie po upBywie kal|dego kwartaBu.

.Zagwamtovanieobavi zlbwejrenegocjaajarto[cumovy na progamy
lelowe ,wsytuacgdydoprogamuwchodznowecz steczlibliniédeczenig
(zwi kszenimmovy w celuobj cideczeniepmacjenwotemapiamobj tymi
refundacj wmrach wego abeszczenia MZ).

.Wprowadzeniebwi zkuzapwnieniaprze pBatnikdost pudo badaD
diagnostycznipedykyjnychizygenetyczny&hdps podstawdokwali-
fikacgdotemapiijulwchwilobj cidekuefundacywramaclprogamulelo-
wegoWyB czemiada@enetycznyxwarto[clikosztunyczaBhadiagno
styk w pagamie lekwym.

.Popawnataryfikacjwiadczedzakesieprogamav lelowychz wyodrb-
nieniem dedywknego [wiadczenia alfda teadsknych.

.WyodbnienideczenimpacjenmmtechnologCAR-z progamu lelowego
iutworzenoadrbnegdwiadczengawaantovanegawi zanegdkomplek-
sov diagnostykempi i leczeniepowikBapPotymwysoséspecjalisty
nym leczeniu.

Dr n. o zdr. Miclhd&BtChr

Ekspertystemachaony zdowia,treneri wykBawma,prezesZarz diPolskieJowarzystwaodew
Medycznya@ahiunkw KatedrzRachuowko[ciMened|erskSepgByGBmwnejHandhejw Warszawie.
WspéBuczestmwigpagcacl hinKankSGHdlaochaonyzdowia.Specjalizsijev kwestiaolganizaciji,
kontaktwaniarozliczanidokumentanidgwiadczelowotnyclP.owadzwykBadwramacltstudind
ExcutiveGH-WUMBA w ochaniezdowiaormznastudiapbdyplompchmakilkwczelniaen|szych
na tenie &ju.




REESTR NOWOTWOROW DZIECI CYCH DROG DO INDYWIDUALIZACI LECZENIA DZIECI Z CHOROBAMI NOWOTWOROWYMI W POLSCE

Dr n. ekR. Anna Apel

Rejestr nowotworow dzieci

drog do indywidualizacji
leczenia dzieci z chorobami
nowotworowymi w Polsce

Indywidualizl®cjae nsaanwiistotnkieruneakzwojwnklogiihematolopeidia-
trycznejgnival|novotworwiekuwzieci cepgaok choaoby rzadkiehaaktery zgji
wysokhetergeniczno[tstniepoonadi00gBwnychypw, ro|ni cychi etiologi ,
przebiegiemoaby, odpwiedzinaleczenigmfilemoksycznod@izrolowaniami.
Skuteczteempiadostow@nalokonketnegpacjentmymagaatenpodj cidhecyzji
klinicznyxpartyorawysokijgjb[cidanyckiéeuwzgl dnigbBybtyl&chaaktery-
styk choaby, alem.inwcze[niejodpwiedzialeczenivespoOBistniegbceé |enia
czy potencjalne dgigBaD |ndemych.

Gomadzenigsokijmk[ckompletnyaktualnyspdjnyohiarygodnywlystanda-
ryzwanycttanycimedycznywchqgliwianalizprzebiefaczenosmzmonitowanie
iocenjegmskutecznoPaawaléekarzoafektywndejba optymalnntensywno]|
teapizminimaWaogejoksycznatymsamymwi kszlyezpieczeDsgawmje nta z
jego szanse najdapbr|ycia pmRakeniu leczenia.

RBEBESTR KLINICZNY PRECGNYINXKAA EFEKISYAANTERAPIA

O[odkonbklogihematolodjzieci ddple@g:OiHDYdwiellazbierj dan&liniczne
poszczegOlhymg@inovotwaw,at dziaBalmojwadzlekarzkoodynatorkyorzy
wskalogélnopolsigibepadzjedoceld analityczniycdhuewychldesttoszczegdlnie
istotnkiedw caBykmajurozpanajei zaledwkeélk@rzypadkdanegbypunowo -
tworuoczni€bieameprzekoodynatéw daneo pacjentachperspektyawdlno-
polskiajniedo[wiadczg®szczegdlmjoldikbw umqgliwiajefektywniejszen
przebieghooby, skuteczndpaipiorazanalipovikBa®aewalajg naindywiduali-
zacjpodej[cdm kal|degpacjentjednocze[gimmadz wiedzdlacaB@jopulacji
pacjentatymsamymozpananiemgjestszczegolistetmekontek[cinewotw dw
pediatrycznyohchadd rzadkich.

WspOBgpaani dzyodJdlowa kmajwaimi dzynadava pazwalazyskiwlapsaeyniki
leczenpmgwadziefektywniepsafilaktywtdérni popawiajak|[ dBugotermwiajo
opiekiaddzie nzichoobammovotwowymiDzi kiiemuchogonklogiczuiz e si
leczoneedBugchsamycphroto&Bw medycznyohgallmieodmiejscamieszkania

oz unikalno[ci zdiveagireg cbbyr
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HOPE FOR CHILORERJESTRU

Pocegomadzendanycklinicznycdpiarutworzomy2024o0kuRejesProlskiego
TowarzystWaklogiiHematoloQriieci degpéorchildn Pavsta®Bnprzyspariu
FundadtjaRatund®kziecim@hoab Novotwomw ,ktbéazapwniaozwlijnfastruktury
informatyczmgj fdnansuje sie dwarmagqegrch dla klinikeyad®Woj] wllkejnych
lataclhimdliwianalizrzeczywisdcépwiedzmaleczenieposBuldo opacwania
i modyfikasfihematdteapeutycznyLdbanedaneuBatwpodejmwaniedecyzji
klinicznygartyczméwnonawynikadmdaDbDakrownipdo[wiadczeniceacBsjeci
o[omdkw onklogii i hematologii pediatrycznej.

Rejeshrdzieownipwa|nymarz dziemonitowanidziaBmaiplodanychmkonsek-
wencpiastowanycteapiicowpBynnapopaw efektywnodcengzynnmwkryzyka,
povikBadzytoksycznogaimejeapiijeszcae tralcieleczenidAgomadzondane
pazwolnaindywidualizeajpiialetd b d wspiardBugofmlopiekozdowieDcz .
ModuBateffect® monitowaniastanezdowiapacjenmtdvyleczonyudhatwinaliz
zallmo[cipomi dzygastowanymeczeniemrodzajamiyst puj cytzw p&nych
povikBaDestoszczegoOlisitotneewzgl donarosn cprzgywalnofdzieacihorych
onlklogicznjiekrownipto,|]e poukoDczen3®.rokulycia ozdowieD wbdz ¢ h oo by
nowotwor owej wieku dzieci cego pi ciokrotnie ro nie ryzyko wyst pienia kdejnego
novotworwa,u 60-70%nichpoprzebczenidl0.roku|yciavyst pipovikBamain.
naturladiologiczergokrynologiczmejfologiczrngjes®OmblogiHematologii
Dzieci deégpdorchildnpawolivykryzallmo[ pomi dzlyistorieczenpacjenta
pediatrycznagpzykiemyst piemikke[lonyghlznychast pstlwczenpazeciwno-
wotw@wego, co przyczyni si do tworzenia indwwabealmwaahipdeanwuazdr
i monibwwrania pdki |ycia poDzxalonym leczeniu.

HOPE FOR CHILRRENTR QZKOWY | INTEROCKHRKX

Rejestayw[ciwejakimesRejes@iHMopeEorchildnwpisupi wkoncepcliparning
healthcare system, jako procesu doskonalenia poprze z agregowanie i analiz danych
zpraktykilinicznrpwadzdoci gBepamyskiwamiiedziyjkszta®mbamiatandadow
post pmwanialymsamymdzi kiwielakiegerspektyWwliemicywtbadac,zyacjento
rejestryab[ciwemog tgd sBu|yodmiotodecyzyjnymtworzeniakluzywnego,
opartegmadovodackystemuarz dzanwaochoniezdowiaefektywnzast puj ¢
raportwanie statystyczne.

RejesHropdéorchildnjesintexpeacyjngopazwalaapoB czermivei kszymyste-
mamibazodawgmiw skallEuopy czy[wiataaby zwi kszyiczebnodnaliwa@anych
kohortDu|esystenbymzodawe paowalapalepszocenskuteczndpaipiiefektyw-
niejsaeykrywaniziaBai® plodanyclle bw,optymalizd@daklinicznpaewpo -
wadzanireovoczesnyolpartycha dovodachstandadv leczenimcaBeguaopie,
szczegOlhlilehodbrzadkidhawi zantiesBuldlecydentdmpodejmmaniakutecz-
nycllecyzgigulacyjniyefundacyjngtyhmsamymoeréwnifprozszerzwmskazania
dla tepii celonych.




REESTR NOWOTWOROW DZIECI CYCH DROG DO INDYWIDUALIZACI LECZENIA DZIECI Z CHOROBAMI NOWOTWOROWYMI W POLSCE

HOPE FOR CHILWAREINZ NAWKVA | ECXINA RESTRU OMNXGII
| HEM@IOGIIZDECI CE

RejesOnklogiiHematoloDidieci ctppdorchildnstanwijedna kluczwoych

rozwi zaWobszarzredywidualikeacjendaieceichoobaminovotw@wymivPolsce.
Systematycpmmadzenwg sokijmk|[cidanycklinicznyaxrmalizs&kute cznd [e -

pieczeDstwmpiormazrozwoywiedzgp&nychast pstwdehzenpazeciwnotwor
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Piof. dr hab. n. omaszT Sacha

PrzewlekBa biaBaczka szpi

przykBad sukcesu leczenie
personalizowanego w hemat

PrzwlekBmiaBaczdzgpkva (PBSj¢stklonalnymowotwem mieloptifacyjnym,
chaakteryzuj symbecno[cihomosomiiiladelpi@asstaj cewgavynikwzajemnej
translokat€Pi;22)(q34;mdwtadz cdppovstangenduzyjneBE@R-AKbdiuj cego
biaBkuzyjrecr-abklipejesvobdarzohenstytutywarkktywno[&inaztiwozynwej.
Jesto klasyczmypdethooby, w ktéejidentyfikaojraketnepbemcjmolekularnej
umgliwiBbgpacwaniteapitelwaney znacznwe kszekutecznafiiwcze[niejsze
sposgbleczeniRersonalizaea@iiPBSataBai jednym najwi kszyshk e sw
hematologpiwadz doistotnewydBu|epiraeycieaBWitegomzpopawyak[ci
|lycia pacjen[th 3].

MOLEKULARNE ®@EDMHORYOB ZICXENIE GBER-ABL1

Pavstaj craapodBwgenuduzyjneB&C R-ABlnkpoteinbecr-abaktywukduc e
szlaBygnaBeowtymPI3K/ARAS/MAFPEKzIAK/AITktoewarunkujadmierproli-

feacj zahamwani@apoptzoiutrzymamieteergenacjkomoekbiaBaowkchlnter-
alcjetedeterminuwjadownofenotyphoaby, jaki jejpodatnophaoke[lonénhibitory
kinaRawojechnikenetycznyahkichpakpolimarwareakjaBaDcuwlaav czasie
rzeczywis{Rmallim&®uantitathoéimeseChaiReactiRQ-PCRwilo[cwy PCR
umdgliwiprecyzyjoke[lenilecabtanskryptgen BCR-ABbhtoleovanidynamiki
odpwiedzi molekularnej, a tak|e wykrywanie oporno[camie [¢c4kesnej fazi

EWVWCJIJA INHOR® KINAZ TXRIOWYCH (TKI)

PierwszymzeBowyomlekiem leczenPBSbyB matynibostagBdanpacjentd
porazpierwswyamachadankdinicznewozerwd®98.Imatynibokugkieszonk
w obrbiebiaBlar-abprzenaczonlacz steczZ¥iPznacz coobni|yBriertelno]
chooby omzryzykprogesjdofazylcelarcji przeBorblastycznegpodbwnaniu
zwczel[niejszterapiam[i5,6]a przleyciecaBWitepacjenidpwiadaj cymato
leczenwggdBu|d/®rzeyciasi ganepgozerowie[ndw zezdowejpopulacBiomimo
wysokiooddsete«kdpwiedzu, znaczngjup pacjentobserwanosuboptymaln
odpwiednaleczenipgjawiaj si opornof[lubdziaBami@plodaneprowadz ce
dokoniecznofmiantyeapiiwodpwiedaiakliniczwgzwano@acwandnhibitory
drugigjenarcjinilotypndlasatymbosutynibhaakteryzujséevi kszsiBwi zania
i hamwani&inazlgcr-abblazwy|szskuteczno[wobedicznyahutacgiomeny
kinazkBlLwywoBuj cyplorno[BadanivmykazaBelekitepmowadzdoszybszych

35




PERSONACIAALECZENIA YO IBEMA

igB bszyaohpwiedznolekularnyabwnow teapipierwszléefpiijaki poniepwo -

dzeniumatinid8 10]Wczesnezyskang® bokiejpwiedzmolekularmseéanoi

korzystoyynni&klowniczigywi kssazanshastabilmdpwiedamzuzyskameenisji
wolnejdleczenidaldgnictmaunikawvyprofidziaBaplodanyckpmaistotne
znaczenie przy wyborze leczewia ochmaajeinwEpoBistniej cymi.

OPORNOZ NA LECZEWIE STR&AGIE TERAREREWUEY

Jednymklucawychwyzwaestoporno[nateapi €z stepwodwanamutacjami
wdomenikenazdBLXktoéezmniejszafektywnd[Kkonkuruj cycrhiejsaei zania
z ATPPostwidzeniniepwodzeniaczenkadrynkwiek inhibittew kinazyozy -
novycmaleywybnabadanpeofilmutacdiomenkinazeABLWvcelwptymalnego
wyborwkolejnegl@ekuwykazuj cegltywno[wobeckomobek obci |[onyohykryt
mutacjSzczegéltmuedn@rzeBanmagorno[zwi zanz mutacjT3158dylkomérki
biaBaocw&obci |onte mutacjs niwra|liweaimatyni|/otyndlazatynibosutynib
[11]Wprowadzenp®natinibuhibitokinazyozyneychrzecigenarcjiumdliwiBo
przeBamapierno[zwi zaneijhutacjT315¢hojegstoswaniwi |esi zistotnym
ryzykieppwikBas@Rcovo-naczynyomawett mBodyokdbpazbawionyachy n ndivk
ryzyktakickomplikag§ioswani@ponatynivbymagstaanneghbilanw@ani&orzy[ci
iryzykaposzczegolpachenipl2,20lazpodawanidpwiednieéawkliekuwosto-
saowanejoodpwiedXiliniczrmef,zajaporno[cy,zyksaecovo-naczynegadchodb
towarzysz cywdmo|eniedpwiednisjategleczenpawodujéenawedBugotrwaBe
leczenie omylstaniomatynijewst skutecznpiédzene.

Najnwocze[niejsigkienzaejesdawanymw leczeniRuBSZestasciminibhhibitor
wykazuj ogmiennmechanizimokadlinazicr-ablAscimingstallosterycznym
inhibitorem kieszonki myristoilowej w obr bie kinazy abll. Dz ki temu odr bnemu
mechanizwiadziaBaascimimime by skuteczhaymgdzi&lasyczhKlzawodz ,
ajegpmnofitoksyczngpsiznacznkerzystniejsizw przypadkkonwencjonalnych
inhibitewkinatyozyneychMetaanalodyejmuj ticznleadaniainiczwgkazaBy
|leodseteki kszejdpwiedzmolekularOMMRMajoMolecuRemissivnyskiwany
przepacjentbeczonymdkilkwcze[niejstiydladbapisi gd6,9%ekesbadzo
dobrzeoleowanyanajcz stszydamotwanyndziaBanireimplodanynbyBamaBopByt-
kowo[ Wbadanialchzuj cymdrzeczywipteltyclediniczAé&j50@acjentdsi ga
gB boldpwiedmolekulanM R4 ci gpierwszergiuteapiigwi kszofhorych
uzyskupapwiedmolekularMR2 MRBieallmieodtypuwcze[niejseapi{l3].
Ascimimsithosmwanyw wi kszejawcé2x20@g/dktéaniejesfeszczaejesdwana

w EuopiewykazufeiaBanigacjent& mutacjT315p,otwidrzaj swojrol jak
cennego narz dapditerrutyejopktyce klinicznej [3].

Trwajlicznlradaniklinicznadskutecznofdbleancjschematdeczenodbejmu-
j cychoglkrzemieciminibwknwencjonalnym TKI

Pierwswegnilksi badzozach caj segeruflziaBasyaa@ristyczaokutyp@ inhibi-
tobw kinazyozyneychwyal|aj cesi moliwo[ciuzyskansaybszyodpwiedzi
molekularnywceéh ,nasilent@ksyczno[[kilJomzprzeBamaméanychmechanizwn 6
opornof[ewi zanyalhetyl& z obecno[cié|noakichmutacdomenwbllmiejsca
wi zaniM Pmutackieszomkyristowleojalegak|evyst puj cuecdis6lzwykrywanymi
innymimutacjambmatycznymgenacBpaa[cigkisygnaBejzallmejod genu
BCR-ABldk np. w A8iXilel
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PERSONAICIZA LECZENIA GACERMNMTP MONDROVANIE

WspoOBczebmezenbPd8B Sapiersi nietylk naanalizpeofilumolekularnedboahy,
aletak|emaocenimdywidualnyedipacjentakicjmkchooby wspoBistniejied,
obecnofzynmwkryzykahodbsecavo-naczywnjolczyhistorzavi kszonegayka
povikBaD.

Nilotinibejesbptymalnymosobelmczenthorychzaburzeniameitabolicznymi
i secovo-naczynymidazatynwlymagastes/no[ciu chorychchoobampBueze
wzgl donaryzykwysi kapBuomegmmzzchoobamukBadku |enizzewzgl doa
ryzykrozwojnadci[niepBaucneBosutynpesnheutrinynetabolicimiebeuakBadu
secovo naczymiegomoejednakwBaszwza kszydawkacwywoBywaoczy -
webiegunhkistoswanyodazatynibtdhoggozwysi kampBuompmiw wywiadzie
moeprzyczysi doponwneg@ojawiersiategpovikBankPanatimpidviniehy
stoswanysta|nieu pacjent@bci |onykhdiologiczmireadci[nieniemvysokim
ryzykieimcydemtoakrzewwctl4d 17D.ziaBaniaplodanetakigakmielosemia,
zaburzemiatabolicengolegliwdpd dkwo-jeliwm®cz stdeterminégnieczno]
zmianhekdubdostow@anigegadawewaniacostanwiistotnglememtersonalizaciji
leczenia.

MonitowanigeapiiPBSmetod PCRilo[ciwegooke[laj cedoczbtranskrypto
genuBCR-ABES$tklucawe dlaocenydpwiedzna leczenigodejmwaniaecyzji
teapeutyczngmhlzrozwal|anhao/liwo[oidstawiehdazeniazyskanmeanisjjolnej
od chooly (TFRtreatmeneefremiss)o®si gni ciewaBeéjgB bokiefgpwiedzi
molekulargeijzynajmiMiBAWwi |esi zbadzodobrymolowaniemjestwarunkiem
rozwalenpadby odstawieheazeniiazyskaniBRTakiewost pppanistanwikolejny
etap w optymalizacji leczenia i uzyskalnme jn@d ke p|lyzedq 1) .

REALIA KLINICZNE | PRZYSZAE KIERUNKI

Dost pno[novoczesnytédapiiomz stategimonitowaniaspawiBde PBSala
wi kszo[pacjemnmdprzestal®/a choob [mierteln staBai pocz owo choab
przelekBktoejleczenmeezapwni normalndBugo|yciahaakteryzujzdow
populac@anast pnugyskasBatushoaohy, ktérucz [cpacjenitnognawyleczyrzy
pomocy farotekpii beknieczno[ci ci gBegavamjisstg2d4, 25].

Wci |trwajpdbyustalenmajbdrziegptymalnelgazenfimazkryzblastyczkede]
teapianawew erzdnhibittowkinatyozynwychmieprzyniodBtotnegwy dBu|enia
przeycia; wci | wynosz cego avkykdanty[lkie miesi cy

Kolejrmyekavkyerunbdledabbejmupke[lenvepBywuutacgomatycznywglenach
novotweowychpojawiaj cytchu cz [cchorycju|w chwildiagreyPBStjakp.
mutacj® geniASXLubw tralcieleczenilkt,be mog by wynikiemiestabilno[ci
genetycznayoluckionalnlejbwyazenklonalnregmopago nieokflonympoten-
cjaletzwCHIPBadantagdypwymagaywdoplenia@orutynoejdiagnostikkliejnych
metodiologmiolekularpefsekwencjoaoiamovejgenarcjiNGSN«t-Geneiron
Sequengtimgbhrzystywanegoychczds wykrywanmaitacidomenkinaz@aBL1

i sekwencyoamma caBogewnegowo(WW&Bnle-Genome Se)quencing
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Post wzozumienimuechanizwm®porno[eaiazrozwdékolejnyolpcijtieapeutycznych,
wtympotencjalnyahychslojarza@negoodzajuKidajemadziepadalszpopaw
skutecznole¢zenkzajednoczesminimalizatgksycznoipiopaw jak[ci|ycia
chorych na PBSz.
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Piof. dr hab. n. omadszTSacha

KieawnikKlinikKkatedHematologdv KalowieDzi kiegestaaniomv PolsgeovstaBaelabartorind
biologmniolekularwgptandamwawychgodnizezaleceni&mdpeabhedmidetw oznaczanla[cwym
genBCR/ABL1
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Piof. dr. hab. n. med. Ilwona Hus

Leczenie przewlekBej

biaBaczki limfocytowe]
uwzgl dnia coraz wi cej
potrzeb pacjentow

TERAPIEO™WAINE W LECZEACILERW Z PBL

LeczenéelwanechorycmaprzelekBoiaBacZkmfocwo(PBLgpiersi obecnie
nastoswanideapicelwanycw postacmhibitewkinazBruton@ Ki)nhibitowr
Bcl-ZBcl-2dlmzprzeciwcireadhoklonalnykhiewanyclprzeciantygewdCD20.
BTKiomzBcl-2d monotapiiStoswanes w sposobi gByzyldoprogesjPBUub
donieadeptwalndpksycznofcsichematasihjarzonygnzeoke[lonyzasVybor
optymalnelgezenéhorycihaprzelekBiaBactknfocywowymagawzgl dnienia
wielewzynmwk takicjakryzykgenetyczolkooby wspoBistniegregjmandeki,
wiek, efeencje pacjemtzanqdiwo[cdafundacyjne w daajym kr

BADANIA GENEZNE POAVWMTDOBORU TERAPII

Badanigenetyczfpdelecjl&Z pmutacjaP53tanmutacgend |G HVpowinnyy
wybkbnane wszystkichorychrzedozpocz cidmczeniBhadaniva kierunkdelecji
17p/mutaTHS58aly wybna povtorniprzedkal|d kolejnliniteapiiU chorych
zdelecll7p/mutadjP5l®eczenidmvyborjesteczendie gBepostacrihibitowBTK
novejgenarcjjakalabrutynabubrutynVbprzypadkhorychaoporn /naonov
PBlmoeby zastowanyébwnipwenetokhmksonotapiiZgodnikezaleceni&B8M,0
uchorycthe deleclivp/mutatR52adéwnozezmutwanymjaki nigmutwanym
stanemend IGHYaly zastowa leczeno&e[lone czasiPotwi@ziBipwyniki
badani@LLl@Brzedstawiomegrardni2i02w tralcieZjazdAuSHktoewykazalBydla
Wi kszofcchoryammmPBlptymalheapil.leczengberwsdejiiesteczendke[lone
w czasie.

INNE CZYNNIKYWNDALIZ@JlI LECZENIAEROW Z PBL

WynibkiadaBbenetycznyahemiernmva|nymlenigedynyoeynniki&mjrnally
uwzgl dnprzywyborzieczenifar.zelekBdaBaczkafocywajesprzedwszystkim
choob ludzstarszyahedianaiekyprzyzachowaniwynosdloBd’Olata wielu
chorycabzpoczyhaczenpekilkllatactdhdustalenrompananiRBLZdrugisjony
oloBd5%horychamniefni|50latNallgyzatemozwal|ydlaktéegopacjentapsze
b dzidbadzieijntensywheczeno&ke[lonev czasiktdée niesiwiel&orzy[cm.in.
umdliwiaczawolnydleczenjaktorpacjersttorzystmadziegtrzymujdoustne
leczende gBlet,éeb dziwi zasi zrzadszywiizytamio[odkuh dziswygodniejsze
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mniepbci |aj cep.dlachoryohpodeszBwiekowmrazjak monotapid dziemiaBo
mniejdziaBaizplodanychAtypacjenizysklkoBzy[zleczeniagb dngesponadto
dostow@niéeczend@jegahodbwspoBistniej sychegolwikontek[cieksycz-
nof[cdanegl®eczenWprzeciwieDsdwseoswaney erzemmunochemisogesrkali
CIR8bejmuj delnarz dé(ukBad)dv dobit¢eapicelwanychnaczemaj przede
wszystkichhooby secai ukBadir |enia(kadiotoksycznBI[Kiprazchoahby neek
(zespo6B lizy gudaia8lanie|ndape Bcl-2i).

DOST P POLSKACIHERW Z PBL DO WAR®JIJNCYH TERAPII

Finansowanie poszczeg6lnych form terapii zarejestrowanych przez Europejsk Agencj Lekéw
(EMA European Medicines Agency) jest ro| ne w krajach Unii Europejskiej. Polscy pacjenci maj
obecnie szeroki dost p do lekéw zarejestrowanych w terapii PBL, co umo| liwia lekarzom wybor
opcji mjlepszej w ahej gtuacji Knicznej z wegl dnieniem w|ej @isanych gynnikéw.

W teapiill.liniwwramaclprogamulebwegdB. 79monazastowa schemakgczenia
oke[lonegw czasievenetoklaksbinutuzumdbéczendeylnei doustnegraz
wenetokliailbbsutyn(lleczercizBwicidoustne)tak|drzynhibitoByKstoswane
w sposoObi gByirutynakalabrutyiridnubrutyhibibitoBYyKnovejgenarcjb
teapizwybordedynywhematamejesawanymrzeEMAvteapil.liniktornie
jestefundwanyw Polscegestwwenetokln&kalabrutyhélsonaktualnieprocesie
refundacyjnymdidarczekiwany z uwagitolamojakalabrutynibu

W teapichorycmaoporn /naonov PBlrefundwanes wszystkienhibitoBYK:
ibrutynidbkalabrutyinibnubruty®idoneniedwaleki2.genarcjistanwi teapi
zwyborulschemake[lonw czasiwenetokliakstuksymabtrowniprefundwany
w pogamielekwymNFZW przypadlclhorychmaoporn /naoimw PBLz delec]
l7p/mutadjP58ignazastowa wenetokh@ksonotapijableczendie gB®.api

w ramachpmogamulebkwegomonadopaswa doindywidualngohrzepacjenta
rownipw przypadku oporrmejtreg wBL.

Lekiemaejesawanynw UE ktoryiejestakdot drefundwanyjestpirtobrutynib
niedwalencyjmhibitBFK3genarcjktorynoeby zastowanyoleczendost p-
nymkowalencyjnBmKiPirtobrutyeshekiemadzopotrzebnyrhachorycktérzy
wyczerpali dost pne apidjektérych liczba z czasem b dzie si zwi kszaBa

PODSUMGNIE

Post pwleczeniadhorychaPBlumdliwiacornzwi kszelostoswanidempii
dopotrzepacjenmdPrawiewszystkiekischemataejesbwanew krajach
EUs obecnidost pnallapolskichacjent Nowe temapieakalabrutyn

i wenetokla@mz pitobrutynidd w procesieefundacyjnymo|liwo[ ich
stoswaniaw progamielelowym NFZprzyczyniBab do dalszegopawy
wynikw leczenia chorych na PBL.
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Pof. dr. hab. n. med. Ilwona Hus

Specjalifeanatologinjlogikliniczneghodb wevn trznychAwi zanaUniwersytetdmdycznym
w Lublin{&liniHematoomllbgioazlinstytutedematoloigTiansfuzjolegWarszawigdzi@eBniBa
funk&j kieawnik® ddziaBhodbUkBadlhBonneQbecnikdeawniklinikiematologHaDstwpm

InstytudMedycznyWMBWiWw WarszawByBmrezesPolskiefpwarzystimM@matologidTransfuzjowgo
(PTHiTQainteswanianauwe:immunobiologiaczeniehodb limfoptifacyjnycimmunotegia

przeciwnotwowa (praeleleBbiaBaczlkaiocyiwa,szpiczgkdazmcytwy). CzBond&kopejskiego
Towarzystwa Hematologii (EHA). Autoakeadicyzahyaédhd praB dv podznikach medycznych.
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Pof. dr hab. n. Amendeszka Wievzha

Ostra biaBaczka szpikowa

leczenie w standardzie
europejskim

OstabiaBacgkpbkwa(AcutMyelolié uekmigdAML)esagesywnymovotwemukBadu
krwiotwezrego, ktozwija si ekprsowejokmorki macierzystej linii mieloidalne

EPIDEMICDAl A

OstabiaBaczskabkwastanwioloBd-2%szystkicdvotwaw. ZapadalnapAML

wynooiloBdprzypadkil00W0O0®soboczniewi kssaistotnp@60r. | WEuopie,

napodstawdanychWielkiBjytanwiskaznilapadalnofaAMLu osébdobosBych
wynos4,39/10000[2].Bakjestwiarygodnydanyclepidemiologiczmytdmat

zapadalno[ci na AML w Polsce.

KWALIFIKAA DO LECZENIA AML GRUPY OWEGRIY FIT |

Szczegw®wytyczdetycz deagnostiykiczenAdMlwPolssezgodnzrelomenda-
cjampaneleakspem&uopeabeuwkmi®deR0223]Przedybemopcijieapeutycznej
naleywpierwsxe]Jejnojoceniczyacjekwalifiksjeostanddovejchemiotgrii
(ChT) inducleyjpiksolida¢] (tzwhory )ficzy do leczenia nieintensglworeggo (t:
unfi)Ocentyejdobnujsi,uwzgtiniagszesrgczynmiwk takicjtakwiekstamgédlny
pacjeniadekshodbtovarzyszycbrazuchorypowyej6Orokuyciakomplekwsa
ocena geriatryczna [1,3,5].

Nieistniejedengpovszechndkkeptwanyzestawrytemddefinicychorychunfit
jednak Wwszjo klasyfikacji, edotymndacjegamu lekego.B14 uwdqlia:
wiek wolej 75 80 lat;

istotnehooby wspBstniejetakigakci|kaniewydolfosecalubchoabaphic,
cukrzyca wnymd stadium z objawadziemsakndéz lub wynik-EGICY3;

ocengeriatryganawniaj cechwysokiegpzyka,tymupdledzenfankji
paznawczych;

zB kliniczsyanogélnghoaggo,niewizanyz AML>2wedg WHOHuUspean
Coopative Oncologp(B®G).
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TERAPIA SPERSOWAMANAZW AML ODODBSWANA DO ZABUERZENETAZNGH
CHOREGO

PospwpaenaniiologAML jejzB|lonegprofilgenetyczndgpowadBdozmiany
poddg¢iateapeutyczneljrazz pojawieniemnovyclopcijieapeutycznyedhzenie
AMLewoluwa® odpoddggciajedemdzalipeczendhawszystkicdioryctlotakzwanej
teapiispersonawiamejw ktoéej koniecznjestuzyskanoadpwiednicinformacji
genetycznyalwnow chwiliozpeananigaki w naweciealy kddemuchoegmu
zapwni optymalnekgstow@anedo wspBstniejycltraburBPegenetycznyehzenie.
LepszeamnanizlblnicwanigenetycznAddzmieB®iistotnadgorytimtensywnego
i nieintensywnlegaenPaMLObecniwybdéteapiizally odpodtypgenetycznego
bi&czlwichwitozpeananibdapodstawdadBcytogenetyczimyellekularniyahe
zidentyfhk, czychoryosiadmutacjeaAanacjegenetyczReUNXL1::RUNXDT1
CBFB::MYmHdtlacjel 3-1TOulFI3FKPubabemcjeytogenetydcldmdnolekularne
zwizaneg mielodyspl&zpe kwalifikgpdoodrbnega,personawizmegleczenia
intensywnelgohorydkeczonyrmireintensywkl ec,smajesbcenmutaciDHLTPS3
[1,3-4]

LECZENIE PIERWISVIE CHIORNXA AMLAKWIKWICH SIDO SNARDWHB
CHEMMTERAPII INDUXRUIJGKNSOLIDEOH

Podstawchemioagriiindukuwjejod ponad3 dekadestantybiotaktacykliwmyp
podawamyze 3 kolejndniw slojarzeniwmmabinodemytoynyAa-Cxtosvwanym
prze7dni(tzweapia3+7 )Najckciejtosman antacyklipestdaunorubidymaR)
wdawcé0 90ng/m2/dobubidarubicyhla)w dawcd0 12ng/m2/dobAaCjest
podawamyciggmdgylnymleviekoploeymwdawc&00 200g/m2/dolheczernice
pazwalaauzyskarci@owitefemis{CompleRemissiORy oloB® 60 80%horych.[3]
W badania®olskiGjrup Bi&czdwejDooEch(RAIG,PolishdulteukmiaGoup
wykazamatomialotrzystmypBwdodanidadrybdomyschemat8+7(poto&BDAC).
LeczenDACwizd si zwyszynodsetkiedRorazwydi|eniencdowitegprzlycia
Ovearl Survi®od8) wopormniu ze stdaodachemiodapir DNR iaAC AD.[6]

UchoryadCBF-ANJAMEreaanacjRUNX1::RUNXICBIFB::MYiid bbInendwane
jesttoBczeniprzeciwlBiinmonoklonalnamty-CD3gemtuzumadbagamycl@Pdo
pierwszego cyklu standardowej chemioterapii DA. Wyniki metaanalizy 5-ciu randomi-
zawanycthadBwykaBaleuchoryzhCBF-AMBczeni@Odochemioagriistotnie
zmniej®ryyzyknawotui popawh® 6-letn®So 20,7%dowartj@i75,5%Jgodnie
zrelomendacjaEniopejskiebwarzystWabklogKliniczfESMBuopealBociety
foMedic@hcolggglesd dodani@Owdawcd8mg/mwl.dniud.cyklindukujego.
[7-8NajneszdadaniarytyjskhietwideajwysokskutecZnoejstateguichorych
ZCBF-AN2-letn0& 96%choryclOmonaréwnipstoswa wleczenkonsolidu-
jcym(maksymalhecgkleeczenial)lepobecnbeakjesprzeknujcycldanycmotwier-
dzagyclprzeag teapikonsolidag¢jslojarzonz¢G OnadpdrednimdawkanmiiaC
(1BC).

Mutacjpe kinazitgozynwej3receptaewizanegnFMJFL3mutale dojednych
znajcz stszyahurzgl@netycznwcAMLI wyst pupu oloBB80%novozdiagno-
wanycprzypaadk AMLWewn trznduplikactgendenmvwe (ITDOFTL3-1Tvyst puj
uokB@25%chorychAMLi wi | si znie&krzystnymlowaniens;zybkimawgtem
ikotszymaBWitynprzjeyciendchorychtovarzysz mutacjFOI3-I1TIDbFOI3FKD
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zalecda doB czembibitoF DT 3dostanddovejchemiobgriindukuj c&konsolidu-
j cejWynilbiadaWwskazujedoB czemii@ostaurgokonwencjonatmejmioterii

wydBu@eSiprzeyciwolnedzdarzgdEF 8ventefasurviypd]Midostaurytrossmana

jestdoustniv dawce&d0mg 2x/dobod 8.do 22.doly (2tygodnika|degoyklu

indukuj cegmns&liduj cego.

Kwizartinélstselektywnymhibiteom FO3 drugiegenarcjip znacznisdlniejszej
aktywnoilhamufgejkinazFO3n] midostauryBadani@QUANTUM-Fppdivide®
znamienmpopaw OS(medianmaS31,9m-cws.15,Im-cap=0,03RF3 chorych
leczonyktwizartynibemplacebw slojarzenzuchemiotagri indukug i konsoli-
dujc,anastpniestoswan jakleczenpedtrzymagprze3d3ém-cypochemiongrii
luballoS@TchorychAML towarzysz mutacjFO3-1TWwiekd 8-7batPopaw
OSw ramienimquizartynilodmerwanonieallmieod allogeniczimensplantacji
komorek macierzystych (alloHSCT). [10] Kwizartinib zostaB zarejestrowany w Europie

w 2028kru, ale nie jest jeszetendlajcijyw Polsce.

Optymalneapiindukuj dlachorychtzwbiaBacakoérnpowczealfiejszeljemio-
i/lubadiotepi{(t-AMLbbi& czkzcechamalllhymodmielodyspl@kRiC-ANWd9gt
CK-35liposomaformBiDNRAB-Gst& mstosunkuolarnym5Pointernalizacji
dokomoérkdi@#&czdwejiposomyegafegadacuuwalniagcytostatkkdéguszkadzaj
DNAi indukujapoptzo komoéek.Wynikiandomiwanegbadanildlfazywskazyj
|leleczenCd&X-35i5totnwey ®|aOSiOSpoallo-SCdhoryothwiek60latistarszych
zZt-AMULubMRC-AMW. EuopieCK-35]lestzaejesdawanydo leczentaAMIloraz
MRC-AMlealjmieod wiekuwhoryclthocladanedotycee mBdszychacjento
niezostopublokwaneWleczenimudukujymCK-35sltoswanyeswdawc&00./m
wo90-minwpmw leieddylnymv dniach.3.i5.Uchorychprzetranodsetkiem
blastwdw szpikmnmapaziomi® 25%,rzyednoczesedju&joponad0%monapoda
2. cykl indokuwyg X-35@% dawce 100 j./m2 w dniach 1. i 3. [11]

UpwxostBachchorycthe tzwmutacjtagetewychw leczenindukujymstosujsi
standd@ov chemiodpr DAC IlubADa wiksolidacjrepmie dawRiICA{3].

Wybdéintensywoideczenpaemisyjnegalley w duyymstopniodryzykaawatu
ocenianemapodstawseerguczynmvkklinicznylbhologiczrnwchwitozpanania.
Jednpkinformagp@&yskiwawelalszyehapadbczentakipakhmkCRpol.kursie
leczenliabniskpak][ remisfiobechoMRDpovinnynie rownipwpgwnadecyzj
0 rodzaju i intensywno[ci leczenia poremisyjnego. W leczeniu poremisyjnym AML
standadovostosupd:l)allogeniczimesplantakojmbéekkrwiotworychuchorych
zgrupwysokiegypwzykmawstu2)autologictmesplantalojmoekkrwiotwerych
jabkintensyfikbdegaenuahoryddorzystnymbporednimyzykieamazz ujemn
choob eszbkw oaz 3) dodawekkursy chempdte(tzheczemiesllidag¢). [12]

LECZENIE TPRYDY M WCIE

Przelelk stoswwani€hTo mniejszieafensywaipozakDczeniiintensyw €ehjTm a
nacelwalszredu&j licabkomoekbi& czdwych zapobiegamoeéencjalwepwie
choolby. Wrazz postpemwiedziywpowadzaniaemteapinovychmniejoksycznych
lekbw oraz terapii celowanych nast piB istotny post p w leczeniu podtrzymuj cym.
WrandomiwanynbadanitazyQUAZAR-AML-WYKazane,leczenpedtrzymaeg
zapomocdoustnaefgacytydy@y4863totnineyd|a RFSOSwWw podbwnanimplacebo
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uchorychAMLw wiek®5lati starszy@hCRIpointensywnlaxzennimdukujym
ikonsolidaymktorziyiekwalibikalsi doallo-S@bddtrzymywaap®@mocCC-486
zmniejdrayzyknawotuo 35%aryzykzgonw 31%cospwodwad przeRljenie
OS o0 9,9 ntiagirybpywWzgdneHazdrRatislR): 0,69] [13].

Temapiecelwaneodgrywagtoazwiksz rol w leczenpwdtrzymaympo alloSCT
WrandomiwanynnadaniMORPHW®Wykazane,eczenpedtrzymaggilterytynibem
poalloS@ilyd|a RF$OSu chorychmutacjFO3-1TiDzwysokinyzykiemawatu
zwizanymobecrjoi MRDwokesi@olBtansplantacyjphyhiw dwoéchandomizo-
wanyclhbadaniagpbtwideonordwnip skutecdnonieselektywniemdqobito FI 3
soafenipmpodtrzymywagmialloSQbecnirctPolsdaderzinhibittowFO 3nigest
objty efundacy leczeniu podtczyympp alloSCT

LECZENIE PIERWSZEGO RAOHT U EMORYHKMKIWCINCH S|
DO INTENSYWRHEMIEORAPII

Chorzitérzzostaddyskwabiwaknzintensywnéagozenimdukujegaewzgduna
zaawamnsanwiekubwspBstniendevgnyclthodbprzele®Bchpovinnlly leczeni
zapomocumiaokvaniéntensywiCehiTWsp®Bczesalorytieczencaorychinfit
w Polscrieodbieg@d mi dzynadaovychstandddv i spersonawizmegpodej[cia
teapeutyczneg@pZakBadaw pierwszidjlejno[icdentyfikargcjent& mutacj
IDH,1dlaktdéryctdost pnpestteapiacelwanazapomocivosideniwsglojarzeniu
z azacytydym®@-AZAW tejpopulacGghorycBpersonawiawmeleczenildaO-AZA
znamiennmigdBuf[@aS(mediam®®.3n-caw podbwnanidoAZA7,In-ca)l)EF®raz
zwi kspnalseteoldpwiedfb2.59614.% p<0.00lVosidestibsvoanyestoustnie
dawce 500 mg 1x/dzienRi®& cpmizev 28&-ydohiocyklach. [15]

UpaxzostaBytlrychnfitstandademleczenjimstvenetokl@ksibitBhel-20)sloja-
rzenia azacytydwidynikiaendomiwanegbadanidlIALEwWwYkazaBegdoB czenie
wenetoklgkEMN)dawcée00ng/dobp.odostanddovycldawekhZAstotniveydBu|a
OSi EFSa tak|eznamienniwi kszadseteRRw tymCR-MRDnwegoodbwnaniu
zmonotapi AZALeczenN&EN-AZésbepieczhnekuteczmawet chorycghovy|e]j
80r.|[16Wrzadkiphzypadkakikdghorziviekwalifikaj doleczenAZ A-V EWNb
maj mutatP5®zwalana jest mapoaeacytydyn

WprowadzennevycHekw (wWenetok]Jakesidemibteapibsobstarszy@dykalnie
popawiBwynikdieczenlhchorychmutacjlDH1/RPMIDX4hovoczesh@czenie
wydBu|yBediancaBWwitegprzlycialo 30-39%iesi cyo jestoloBazt®kotnie
w podwnaniu doapeazacytydyn

LECZENIE OPDRNEROOWE OSTRBIABGAKI| SZBWIK

OloB@0%chorychAMLnieosi g€ Rpoconajmnidiwéchkursadhtensywheapii
indukyjngjpierwotmippornaaleczenAéML)a u 50 70%horycktérzyzyskda R,
wyst pujreawdt choaby. Przedvybcerm optymalnepcjteapeutyczmeppornej/
nawotaowejAML(RelapseddRedrAMLR/RAMLW pierwsziojlejnoi{nally ustali
czypacjerkiwalifiksjedointensywi€CehjTi allo-SCGmzpovtdrniwybkna badania
molekulamaobecriomutackil3-1TdazFO 3FKDW Polscegodnizezzaleceniami
ELN2022moliwegesteczengelterytynidemlnyimhibieon FO3/AX(wramach
pogamulebwegoB.114fhorych R/RAMLzewspBstniegjamutacjFO3.Wyniki
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randomiwanegmadanifeDMIRADbtwide wysz skutecdngilteritymibakasie
prawdopodobsiewauzyskanCRi dBRIgci OSw podwnaniz innymintensywnymi
i nieintensywnymi dsdrayndiaopcjanaipeaurtycznymi [17].

WUSAkaejesdawanes selektywiméibitoiyHl1/@wosidenib/enasadeimibibitory
meninffevumenidiftome)didleczenRdRAMLz mutacjDH1/R2breaan|acjkaMT2A
Analizmodk temobecno[miutacjDH1/2KMT2W nawociestanisi istotngdy
inhibitory te b d dost pne w Polsce.

KIERUNKIZROJU NA PRZOYSZA

Post hbadabauawych technologéinetycznykahbrydoknaBi wci guostatniej
dekadystotnipopawiBaszwiedznatemapatogeneAMLprzyczynieasji cdo
rozwoju a@ri celonych ukieawarkych na specyficzne czynniki molekularne.

WUSAloarsenaBaudkbw stosmanychkleczenAMlod201Zaejesdawand 3novych
lebw przeciwBiczdwychNalle donichmidostaurynbterityhwhzarty Cix-351
gemtuzumabgamycywenetok]dbhsstrmzacytydghasdedgiwosyderibasidenib
decytabimaedazurydgnmumeniibiftomenib

DotejporyierwszyThekbw zosta zatwigdzonyghrzeEMAz czegd jestefundo-
wanycW Polscdednakadaloczsi licznleadanimadnovymiczsteczkarkioe
zapwnew przy®jfcizmienikmjobarzteapeutyczAWML GBwnekierunkoézwoju
obejmupove,badzieselektywimdhibitokinatyozynwychnoveteapieelwane
omzimmunotegi z wybkrzystanigmzeciwBmonoklonalnyackzegciwBbaspecy-
ficznych (BIAES) ©zy |limfwc@ AR -
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Specjalidftkmatologkispertwazakrsimovotwow ukBadkuwiotwaregKieownikKlinikiematologii
UniwersytMeudycznegAodzliekamUniwersytedadmitaklinicznymWAMw Aodz$Specjalizsuje
wdiagnostyleczenostrydiaBacgegowyclmrmazchBondakPowadzdziaBalmeuéw sloncendtr
wan nanovoczesnytetapiachelwanycbmazpopawiewynidw leczenpacjemithematologicznych.
AutorkiawspoBautdiganyphlublikacpauédwvychv renomwanycbzasopismmdiéhdzynedovychomz
aktywrnixzestnidakjawychmi dzynedovychhadablinicznyxzBonkovarzyshwubwychzespoB o
doadczyomzwspoBtwdymelomendacsitandadvleczemvdhematologkitywniezestniwkygztaB-
ceniu lekarzzy studemtdedycyny
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Piof. dr hab. n. Sredbda.stian Giebel

Ostra biaBaczka limfoblasty ﬂzﬁki

czy personalizacja leczenia
przekBada si na efektywno|

EPIDEMICGOAIA, TYPY WQBOABL

OstabiaBacitkafoblastydDBaljesfednymnajbadrzieggesywnyalowotw dw,
ktorpe odpwiedniegeoczennmeoe dopowadzido[mieagiw ci gWkilku kilkunastu
tygodnlestajcz stsziyowotw@amu dziecZachowalno[naOBlw[wddoosBych
szacuje si na 0,5 1,5/100 000, przy czym dokBadne statystyki dla Po
najwi kswavieki8-2batpnast pnspaddy ponwniegwi kszgi uosotpo4d5r.|.

Drugi szczyt jest osi gany w wieku > 65 lat.

OBlesthoab zoB|nicwan Wyé|niasi OBLzlinilimfocyw® (B-OBiLlinilimfo-
cyt@ T(TOBLW obrbiekal|ded podgrupyst pujélnepodtwpzallmeodmutacji
genetycznyghcychipodBachooly. Najcz stszyaburzeniemtransliokat9a22),
zwanahomosomehiladelWay.st pujjeoloB@5%chorychaOBL dotyczyawie
wyB czmBeOBBeae wzgl dnapodtyphoobachaakteryzwsjieobecno[ciaciéw
komoéekbiaBaowkchzwanydhmfoblastansizpikkostnynP.ovodujeo |eszpikie
moeprondugwa prawidBygclkrwinedkezerwonylkigByighByt&kwiSkutkiesmobja-
wy niedokrwisto[ci, zakalenia i krwawienia.

LECZENIE CEBPRYA OBL

LeczendkoryohaOBlestradycyjmiparteaintensywobhpmiobgrizwybrzysta-
niemré|nychkombinadpkbkw. Pierwsfazaoleczeniedukuj cetéegocelenmest
uzyskarieBWitefemis{ICRtj.stanuw ktéryrhkomoérkiiaBaow&stanwi mnieni|
5%komoekszpikkostnegkolejfazdaokonsolidaejmierzajdcautrwalersitanu
CRDalszmost pwaniealley odszaaoanegoyzykmawastuJe[liesbnomaBkonty -
nuujei chemiobagriwformileczengdadtrzymuj cBPgondu|ymyzykmuawastud |y
si dowyknanidransplantaxzpikwd dawcyodzinnedabniespownionego.
Donajwalniejszyymmkryzykmawotuzaliczsa obecnofzwmierzalrcéjoo by
reszokvej(angMeasableResiduilseaddRD)lesbnabadanaapomocrd/nych
zaawamnsanychechnillabatoryjnydhkichakcytometrpazepBywaac zyreakja
BaDcuwlpolimazyTechnikepaewalapawykrycpejedynckemorkiiaBaow k|
spof@dd 100 06thd&kek szpiku.
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TERAPIEOQWAIN E POTEK INWIDALIZ@JI LECZENTIAEROW Z OBL

DokoDcxX Xwiekalgorytrhegiczen®Oa8B LbyBwspolndklawszystkipodhdty pvoc h oo by.
IntensywalaemioagriaizupeBnion@ansplantakmmobekkrwiotwoiycpaewalaBa
nawyleczeonieBé& doosBychoryactaOBLNapocz tkuXWwiekdoteapichorych
naOBlzobecno[acwhomosomkiladelhWipowadzonl@czentcelwane zastowa -
niemnhibitowkinazyozynwejPierwszyekiemtejgrupbyBmatinidkegbastoso-
wanigéwnoleglko chemiobagriipazwoliBi@ znacznzewi kszenddsetk@Romaz
odsetlkcdhoryclhktorychonabyBwybknatransplanta@przepBdsi napopaw

w zakasiedBugoletniprg@ycidj.nazwi kszemigleczalnofcizasemkazaBb,
|e stosujimatinimbonazmniejsaptensywnohemiobgritj.oganiczyiczbsto-
sawvanychytostadwhkzmniejsighdawkPrzyczymsiBl@dopopawyolerncjiecze-
niaWpmowadzorne novegenarcjenhibitowvkinazyozynwejWprzypadhie pwo -
dzenileczenimatynibemalaz8stowanidazatyndlw dalszkjlejno[gonatynib
WprowadzeniehibitowkinaztyozynwejpazwoliBazwi kszemigleczalnaho-
rych OBL antdhisomem Filadelfia z ok 20% do ponad 50%.

IMMUNDERAPIA W LEC2ENEUWOW Z OBL

UchoryolaB-OBlhezchomosomhiiladelfioadstaweczengaerwsdejiw XXprze
dBugizapaxostawaiBdensywwaelolekachemiobgriaW ostatni¢atachoaz
wi kszrol zacz Bgdna&dgrywad|lneformymmunotepiitj.leczenzzaangalo-
waniemechanizvnbwkBadwporno[wieogoRierwskormimmunotegifarmaMo -
gicznbyBytuksymaprzeciwcimBpooklonatpbdiaBlodporno[wierozpanaj ce
antygeiD20CD2Wyst pupapovierzchwimoéekbiaBaocwkchioloB@5%horych
naB-OBB.adanigggupfrancuskiveykazapBeyzastowanieytuksymabalojarzeniu
zchemiotgr przyczymrsiadozwi kszeminleczalno[cloBdO0O%podwarunkiem
wykazania obecno[ci CD20 na limfolohaystchch biaBaczk

EFEKTYWNOZ PRZRAGIWISPECYEIKCXWNYECZENIU OBL

Kolejformimmunotepgis przeciwcikaBpecyfictiheéaBkazpanaj cekeward|ne
antygengierwszymkiem tejgrup byBblinatumomrabpaenaj cgD19antygen
povszechmgst puj ogkomoérka®d+rOBbYazCDJantygéimfocyd tj.komoek
odporno[wiychmog cychmiszczyimfobladtiyaBaocw&)W tensposébimfocyTy
zostaj be po[rednio zaangalowane w walk z biaBczk . Pocz tkowo blinatumomab
Zaejesdwano w leczeniu opornygtdvychawaostaci B-OBlbmb@esomu Filadelfia.

KolejnykmwmkiemmyBoastowaniapacjeniéd CRalezwykrywalMRDW 2024o0ku
opublowanovynilbiadankdiniczne&ag® G-ARIK191@rzepwadzonegdtanach
ZjednoczonWmB.czadonieg@86chorychwiek®0-70atktdérzgsi gn GRpo
indukjiwczesniajtensyfikappidziaBrapacjenti@ujemnymtanem RD(n=224)
izobecno[oMRD(n=62W.obupodgrupactorzlyylioswoprzydzieldomriamienia
zestandadov chemiobgri konsoliduj (ami refeencyjnb)dzdoramieniat
sam chemiotgr stoswan w sekwengjicztemacyklanbilinatumomdébmi
eksperymentalne).

WpodgrupzebecnMRDandomizagjzerwapozedwczefreiwezgl duarejesdc|
blinatumomwBuana&ZhednoczomnwtyhmwskazanOws.tateczdhoeamienirafean-
cyjnegwoB czohtywl&k22chorychomimmaBeéijczebnofgikazanwulatniavi ksze
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(72Ws36%prawdopodobieDprwleycigpo5 latacWw ramienizblinatumomabem
WpodgrupiejemnystatusevMhnRDvykazanedoB czehlenatumomabuzaBo
zezmniejszenimirertelnod&O %aupacjen&550kuyciaawet 84%Pay|sze
wynikwyznaczapvystand@apost ppwania chorychaB-OBlhe chomosomkila-
delfiktérgakBadoswanidlinatumomalskekwenegjghemiotgri konsoliduj ¢
bezwzgl dnastatuBlRDoceniappindudkjiWw 2024o0kublinatumomabtaBtym
wskazarziaejesdawanyrzeamerykaDAkgencfywno[cLekw,aw20250kuprze
Euopejsk Agencw.Lek

BlinatumomwalojarzeminhibitomikinazyozynweejpyBeg testwanwbadaniach
klinicznycbhorychaB-OBkE obecno[cihomosomBiladelfay.kazane,takie
slojarzenmeo e pawolinacaBWwit rezygnacz chemiobagriiddylnejCRzostaje
0Si gni taprawievszystkcdorychprawdopodobieDdBugoletnpagpycibe
objawwbiaBacgkiekhcz80%Jaklot dolinatumomadzostad®dnakaejesdawany
w tym wskazaniu.

IMMUNTGOKSYNSYZANSNA CAGWIT REMISJ U 100% HH BROBL

Kolejn form immunoterapii s immunotoksyny. S to przeciwciaB monoklonalne o okre[lo-
nej swoisto[ci, do ktorych doBczona jest cz steczka toksyny. Dostarczaj one w sposob
wybiérczy toksyn do komorki maj cej na powierzchni antygen rozpoznawany przez przeciw-
cia® monoklonalne. W przypadku B-OBL zastosowanie ma inotuzumab ozogamycyny, rozpoz-
naj cy antygen CD22, obecny na powierzchni wi kszo[ci limfoblastéw B-OBL. W badaniach
klinicznych wykazano, |e u chorych z oporno[ci lub nawrotem biaBczki zastosowanie
inotuzumabu a@ogamycyny daje evukrotnie w ksz sans wyskania & w opéwnaniu zrady-
cyjna chemioterapi . Du|e nadzieje wi |e si z zastosowaniem inotuzumabu ju| w pierwszej
linii leczenia zamiast tradycyjnego leczenia indukuj cego u chorych w starszych grupach
wiekowych. U pacjentow >55 roku |ycia ryzyko ci |kich powikBD chemioterapii jest znacznie
wi ksze w poréwnaniu z populaci mmBdsz . Wyniki badaD grupy niemieckiej wskazuj ,
| e monoterapia inotuzumabem mo|e pozwoli na osi gni cie CRu 100% chorych. W konsoli-
dacji utarszych p@cjentéw no|na ozwaly blinatumomab.

TERAPIE TARLECZENIU OBL

Najbdrziegaawamnsan technologickmim immunotegiis limfocyTyz chime-
rowymreceptemantygewgpm(angChimelAotygBrecepflcrel |EAR-celld)etoda
polegmapobaniekrwechoegdimfocyd ktéenast pnielabartoriusmm modyfak
wanha@genetyczMezczemwimimgenkoduj cneceptoktéorpaewalanarozpanawanie
komoekbiaBaowkchPoodpwiednisjymulaicpamn|lenilCAR-cells oddawane
pacjenibw formievlawuddylnegd®Rapanajw omganizmlemfobladtiyaB aow &
iniszcie PodwpByweémntaktal wogiemnamnalagi imog trwaprzemiesi ce,
anaweltatgab |ywyekchoni cprzedawotenbiaBacdiklot dzaejesdtwandrzy
podukt@ AR-celleczenibhoryochaB-OBLisagenlec|/ber&slukabtagemleucel
iobekabtagaholeudkdj onezastowani& leczenéhorychopornymnawato -
wympostaciaBnriOBISzangwmauzyskamdBwynosu70-80%@W.oloBpoBwychorych
odpwiedzi s trwaBe, pomwrndzriri@owielu wcze[wierystlo donaiptier

Post ow leczendwosByahorycimaostr biaBacdkmfoblastyoZnBL)dotyczy
gBwniebiaBaczkiniiimfocyw® W przypadkhuaBacwkiwodz cxijzlimfocywd
(FOBLntensywataemiobgriztransplantakmmoekkrwiotwe@ychaostajeci |
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standdempost pwanialakiot dhieopacwandeapiukieruovkanycmawevn trz-
komérdwe celenolekularaajtd immunotepgiiktéa miaBahastowaniav tym
podtypicchoohy. Pavnenadzieyws |esi zCARI-cellktées obecnit@estwaneve
wczesnych fazach badaD klinicznych.

PODSUM®GNIE

Leczeni@oonsBycbhorychma ostr biaBaczkimfoblastycz(OBLYyalky
odpodtypuwhooby, profiluprognostyczneogazwiekui stanubiologiczne
pacjenta.

U pacjentéw z OBL z linii limfocytow B (B-OBL) bez chromosomu Filadelfia dotych-

czasowa strategia zakEBadaBx stosowanie intensywnej chemioterapii uzupeBionej

transplantacj OBLogenicznych komorek krwiotwoérczych w przypadku du|ego

ryzyka nawrotu. WspoRze[nie coraz wi ksz rol odgrywa tu immunoterapia

Z zastosvmniemprzeciwcibBspecyficznylinatumomabmmunotoksy
(inotuzumab ozogamycyny) czy limfocytow T z chimerowym receptorem antygeno-

wym (erapia GR-T).

Wynikibbadani& © G-BRINEl191Wzasadniastoswaniew pierwszdjnii
blinatumomabsekwencgichemioteapi konsoliduj ccostaBsi novym

standaemleczeniatejgrupiehoryct.odstawempichorycmaFiladelfia
dodatnipostaB-OBjesstoswanienhibitow kinazyyomzynwejlntensyw
no[ chemiodeii nMle § tu edukbwana.

Najlepsze wyniki dotycz jednak protokoBw pozbawionych caBkowicie chemio-
terapii systemowej, w ktérych jest ona zast piona stosowaniem blinatumomabu.
W przypadku OBL z linii limfocytéw T, wobec braku dost pnych form
immunoterapii konwencjonalna chemioterapia z transplantacj komorek
krwiotworczych mzostaje sandardem mst powania.

Piof. dr hab. n. Sredda.stian Giebel

KieawnikkliniRiansplanté&cpikiiOnkhematolobidodaovylinstyt@tnklogiim.MariskBowskiej-
CuriePaDstwyp InstytuBadawgz@QddziaB GliwicachezesPolski&rup ds.LeczenBiaBaczek
u DarsBych, wazeprPolskiey @Braupawczej ClhB.oniak
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Piof. dr hab. n. med. Lidia Gil

Terapia CAR-T

w chBoniakach w Polsce

TemapiaCAR-@angChimerAntigadneceptbecelCARJItoadoptywnammunotaepgia
komoroawa,wybrzystaopautologictimefocyTyktée w warunkaehvivpodlegaj
modyfikageinetyczpejwadzcejdo eksrsjirecept@arCAR@ng.ChimerAntigen
ReceptGAR9pecyficznklgantygemwzaovotwowegoZaejesdwanavskazania

do tepii CARxbecnie obejmwugtwioory hematologiczne, wywodz cewsB:z limf
osta biaBaczkmafoblastyzzkean6ekB, chBoniak&iarnicz&omobekB, szpiczak
plazmocwioW artykuperzedstawio@mmpi CAR-stoswwan w leczencihBondak

w Polsce.

WPRWALIZENIE

Terapia z wykorzystaniem komorek CAR-T (ang. Chimeric Antigen Receptor T-cell, CAR-T) jest
obecnie jedn z najbardziej nowoczesnych technologii medycznych w hematoonkologii,
wykorzystuj c , dzi ki post powi w zakresie biologii molekularnej, naturalne immunologiczne
mechanizmy przeciwnowotworowe. W procesie leczenia whsne, autologiczne limfocyty T
pacjenta poddaje si w warunkach ex vivo manipulacji genetycznej, prowadz cej do ekspresji
receptora CAR, specyficznego dla antygenu guza nowotworowego. Tak przeprogramowane
limfocyty T, po do|ylnym podaniu choremu ulegaj ekspansji, rozpoznaj komarki nowotwo-
rowe i je niszcz . Dotychczas wykorzystywane antygeny jako cele dla zmodyfikowanych
limfocytow T to CD19 na limfocytach B i BCMA (ang. B-cell maturation antigen, BCMA) na
plazmocytach, co pozwoli® na rejestracj produktéw CAR-T do leczenia chB®niakoéw z komérek
B, ostrej biaBczki limfoblastyczej B-komoérkowej i szpiczaka plazmocytowego. Najwi cej pro-
cedur CAR-T na [wiecie, od momentu rejestracji tej technologii, przeprowadzono w leczeniu
chB®niakow gresywnych zoknérek B

W PolsctempiaCAR-w leczenichBoni@kjestrefundwanaw ramactprogamu
lelowego .B2.FM dla nast puj cych wskazaD:

1.W2.linidlachoryckhwalifikuj cgicboprzeszczepizuwtialogicznrkpahdek
krwiotwozryclfangAutologoHiematopoi8tienCelllrfansplanantaawtoHCT)
zpierwotoporno[dubwczesnymwaotem <l®iesi cydteapipierwsdenqii
dlaDLBCNO S(angDiffudeageB-cellymphonmatOtherwiSeecifiedGBCL
(angHigiadeB-cellymphomteFL(angTransformédllicullaymphoméaek:
aksykabtagen cy(¥seacted)
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2.W 3.lubkolejnydhniaclleczensystemegod aDLBCNOSHGBCIiFLLeki:
aksykabtagen cyleseacedt)isiagenlecl(&Kwaediah)

3.W3.lubkolejnytimiadeczensgstemwegalaPMBCPrimaMediastiBadell
LymphomaLekksykabtagen cy(¥seaced)

4 . W3.lubkolejnytimiadleczensgstemvegalaMCLMantl@ellymphomlaek:
beksukabtagen aulut@teautes)

Potrzglw tymzakasieotyczefundat¢impiCARwleczenchBondalgruddwych
(angkFollicuLymphopFaLorazkolejnedekuCAR=:lisocaptagea®leuc@iso-cel
Bey-anzBtoswanikiso-oeleczenchBondakvi |[esi zwysokskutecznojfaiie-
wielkinyzykiedziaBri2 plodanycbodabwoteapiaymekiemoeby stoswana
wleczenihBondalkgesywnyelkomdoéekBw drugieinia choryahekwalifikuj cych
si do autoHCT

SKUTECZNOZ TERAPW CAERZENIONIABGW W BANISH KLINICZNY
| OXIENNEPRAIKIEY KLINICEZNE

TisagenleclgaswilskazamwyleczendwosBychorychnawacaj cylmbopornym
chBoniakbdmB Chodwdéchubwi kszkiczblieniieczenspstemv@goLeczeme na
tak|@owadzuchoryaibLBClovstaBymwynikivansformadiBonigkaddwvego.
WopubloiwanynbadaninejesdcyjnydULIBTgrupi®3leczonychorychaBwity
odsetoldpwiedniynié5B%a40% si gn BeomisjcaBWit (angCompleRemission
CRJ)l1]Oszawang@rawdopodobieDptwgcid rokubenawstdvwynios@B8H%d |l a
caBpppulacyji9udlachoryczhCRnatomiasmgnoovane-letnpeziycieabwite
(ang@QveardlSurviyvabywyniosB®%Wbadanreal-woolgublokanym20200kuO S
wokesidrokuodzastowanibeczemigniosBD, 7% elkzosta®Bvnipzaejesdawany
do leczenia chBoniakagprumédkpodstawie badania ELARA. U chorych z pos
nawaotav FLpoB2liniadkeczenwagkesi®bserwakfpi,bniesi oydsethidpwiedzi
przekczyByy6 % .a remisjtaBwWitejp9% PawdopodobieD2twetniegmrzlycia
wolnegmdprogesjfangPpgessideeSurvivRFSWw,wydBu|oonbgerwawjyniosBo
87,7%.

Axicabtageanlleuceédscartaxi-¢cdilead/Kiteimmunotepgiaz zastowaniem
genetycznmeodybvkanyclimfocywdoskiowanarzeciw@D1Wskazawdeczeniu
doosByplacjent@ opornym/nawnwymDLBCPMBCH,GBLtFU2]Badantieje-
stacyjnAUMA-dbj BblichorydldotyczyBa@jenmipoconajmnijiniadkeczenia
systemegopbejmuj cegpnzeciwciaBby-CD2@ntacyklinOdsete&dpwiedzi
wyni68B%a CR54%PrzlggcieaBWitgpol8miesi cawhniosBd»wBadanraal-life
potwidrajskutecznbdczendadwnoponi|ejgk povy|e$5r.|W202tokunapod-
stawibadanirandomiwaneg® fazyUMA-&xi-cebstazBhapibaovanydoleczenia
chBondwlOLBCju|w 2liniieczenia]Tempiaotycpymcjentpotencjallwalifiku-
j cychli doleczentazastowaniemutoHCZ oporno[cpierwotdubwczesnym
nawotem(<lZ2niesi cgpbleczenpuerwszohMryim(DLBCHGBLW podbwnanido
standdovegdeczenjakinw tejgrupiehorycjtesthemiobgriaatundvazwykle
oparta cisplatyovtazautoHCfleapiaaxi-camdliwiaizyskanweg |szegodsetka
odpwiedZiB3Ws50% yemisgabWitycf65Ws32% przeyciavolnegmdzdarzeD
(angverrteeSurvivaF ;latad 1% sl 6 %iprzeyciaaBwitegdastowaniteapii
axi-cwldrugidjnidajdepszwynikii|w 3-cidubkolejnycBadani®bserwacyjne
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ALYCANTE&tak|elanerzeczywiptetylpiotwideziBkutecznohepieczeDstteNyo
teapiwdrugietinitak|@choryochpodeszBwiekuzeschorzeniwmpoBistniej cymi,
ktorzryies kandydatalmprzeszczepiAriaabtagiéoleujesitak|eaejesdawany
doleczenpastaopornej/natwvejchBonigkaddvegoBadaniejesdcyjnetym
wskazaniu, ZUMA-5 (wieloo[rodkowe, jednoramienne), wykaza® wysok skuteczno[ :
cabBwitoodpwiedfangOvearResporms®&ORR9I4%NCR7I9%WRPF$2latag3,4%W[6d
chorych po co najmniej 3 liniach leczenia.

LisocabtagmaeaeleucéBeyanzliso-cBMSjeskolejnyprodukte@ARanty-CD19
zaejesdwanymnloleczenihoryoadoosByelpostacmnawstawy /opornDLBCHGBL,
PMBCDLBCpotransformaxiiBoniamkmaaBeajgesywno[cmzchBoniakaddwvego
3B W badanitejesdacyjnyMRANSCENDBLOO1 ktée dotyczyBacjentdpo co
najmni2jiniadbczenigsteme@egoteapipoddandhorycW.okesi@ebserwaciji
18,8niesi oydpwiedrazyskand 3% horychCRu53%Przlggciswolnedprogesiji
(lrokwyniosBd%dlacaBpppulachis5¥%dlachoryzhCRBadanBefaz§f RANSFORM,
w ktorynpodwnandiso-ceéd teapiistanddovejoparteg autoHCpawoliBa
rejesdcj lekudoleczentaBondakagesywnyaezhkomoéekB w teapidrugoliwie
(DLBCHGBLRMBCEL3BPDRRB7%vs49%CR74%vs43%EFY18miesi c§R,6%
vs20,8%4].BadanjednamiennkRIOT, atak|elangeal-ligetwideiBsskuteczno]|
ibepieczeDstfeapiichoryshpodeszBwirkiuzeschorzeniwmpoéBistniej cymi,
ktorzypies kandydatadmiprzeszczepiensa-cmebnatak|estoswa w teapii
chorycmachBoniagwaiddwegoz oporno[ci /natempo 2 liniaclleczenfhadanie
TRANSCEMIDORRS5, 7% R73,4%)ekmaponadtejesdcjaloleczentaBoniaka
zZ komoéekpBaszc(ZlaRANSCEND -OMRCR85,3%CR67,6%0razprzelekBlejaBaczki
limfocywejehBonidkmafocytarnegpprno[clubnawastenpoconajmni2jiniach
leczenodbejmuj ceigdhibitoBYKi BCL-2badanileRANSCEGDLO04:ORR45%,
CR20%vrejesdcja-DA).Badanir@jesdcyjneobserwacygneybrzystanieimo-cel
potwidrajnietyl&k skutecznog¢apiialetak|gejpbepieczeDstomonipw pobw -
naniu do innyadau bt CAR-

Bexucabtagendoleud&lcartulsexu-ce&lilead/K)ijteskomordw teapi genw
zaaphovan przeFIAIEMAvIeczendoosByphcjent@nawatavymlubopornym
chBoniakzekoméekpBaszdMdMCLmantleellymphoinbl 68dobosBy@tacjent,d
ktérymodanprondukKTE-Xfp8twidzeonodpwiedw 93%a 67%0si gn Beomisj|
cabBWit (badanizZUMA-2%].Pognpaovaneprzigyciewolneod choaoby i przjgycie
caBWitavperspektyWiekuwvyniosBdypwiednicol % 83 %D oteapikwalibikans
pacjendoo[lizchoob opornlubnawatav ,poconajmnidwoéchiniacleczenia
system@go, obejmuj cego inhibitozyiwagyBitytona.

PONIKAANIA PO TERAPII CAR-

Leczenlienfocyta®@AR-wi |esi zunikalnyofilemmoksycznoktdérynoeoga-
niczgegaetoswanieNapodstawbdadabejesdcyjnytcteal-lidenajcz stszyahi -
kBabale zespdBvalniandatoki(CRIytokiReleaSgndmeg;neuadtoksyczno]
(andmmuneeffectell-assocNatuartxicByndmelCAN PowikBamieematologiczne
(ang.mmuneffect@ell-assochHatmdtxioitfCAHD®Jazzakalenaaak|dipogam-
maglobulinemia, zesp6B hemofagocytarny (ang. Immune HEfector Cell-associated Hemo-
phagocytyemmphohistiocye SyisdmKEC-H3¢spd®& padguzaecakjealegiczne.
U wi kszo[chorycte powikBansaodwacalne,leczenpaowadzsi w opaciu

0 wytyczne mi dzdymear[6,7,8].
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ORGANIZMAA LECZENIAORWWANIEMOMOREK CTAR -

WPolsgesbbecniles(wtymdwapediatrycaofe®)kbw certybikanycdostoswania
teapiiCAR-Aktualneymagandatycz qaowadzentagoeczenddbejmujzgod
PolamsplantigjawegoCentrumanéwani&omdérki Tkanekmazdostawwdech-
nologO[odelprowadz deapi CARMusdyspow@a wielospecjalistyzezspyaBem
obejmuj cylmkarzgd|nychspecjalno(bematolodz@nsplantolpdzwualodzy
anestg¢olodzradiolodzyatomorfolodwykwaloWwlnepiel gniarkirmacewto
i diagnostdabartoryjnyctespotBnpoviniemie do[wiadczewi@rowadzeniu
immunotepgiii teapiikkomoéréwej[9,10W struktachtakiego[iodkapowinnay
Pacwnia Aéry @az Bank KekdrZakBad In|ynierii Genetycznej.
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Pof. dr hab. n. med. Lidia Gil

Specjakiaiv zakasiehematologtimnsplantolkbiniczn@p.2000okupracujé powadzdziBlnp
dydaktyczma take nauéw w KlinicdematologlrgnsplantaicjlemapiiKomoéokwejUniwersytetu
Medycznew®a@naniwd2018okujak jejkieawnikW 2019 .prof.Gilwrazz zesp@mprzepwad Bi
pierwspeodaniteapiCAR-w Polsc@&mapiaCAR-jesdlaprof.Gilnietyl& priorytet¢ejnaudwych
zainteswa, aleprzedwszystkimiBDzmierzayclhlojaknajszerszedospnienipolskipacjentom
tego pErmavego lelatuijcegodycie.
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Czy najnowsze terapie daj

szans na wyleczenie szpicz
plazmocytowego?

Jeszckidkanaltddemuwszpiczpkazmocwiyby B hoob onieucbmni@eawastavym
przebiegudejcelemeczeniymBgBwnievydBu|efyieiaBagodzeaipawdPomimo
stopnwegopost pujakiprzyniodBkiimmunomoduluji cehibitopyoteasom,0
choobazawszmawacaBW.ostatnitdtachast piBednakab[ciwazmian&toa
wsposObasadnienyieni8mosodmy[lenpbatejchoobieWpmowadzenmevoczesnych
immunotegiiw szczegolngraeciwcdaBuswoistyctiz teapiiCAR,- spawiBo,
leucz [cpacjenipojawiBiarealnperspektytwwaaBeljiminaclioaby,awi ctego,
co car cz [cieg[d&arsi mianem wyleczgona fuedo.

PRZECCWAAAND SWISTE {MOMZ DWAGORWAHE NTROLI CHO/ROB

PrzeciwcidBaswoistenov grup lekw, ktée jednocze[mwiie| si z komodrk
novotwomw izlimfocytdmpacjentaktywujjegakBaaddporno[wiydoniszczenia
komoéekszpiczaRatejgrupnalle mi dzynnynteklistameddnatamdbnvoseltamab
ormztalkwetamladbkiezostaBgcz bwoopacwanellapacjent@ choab nawao-

tow ioporngzytiakich ktéryaohyczerpastanddovemolliwo[¢éczenMimao
wbadaniaklinicznywotkazaBybadzovysokskutecznadu|ynodsetkigmB bo-
kichodpwiedzw,tymcaBWityclemisjgrazeliminamjinimalnejoohy reszokwej,
czyli MRW badaniu MajesTEC-1, w ktote/kii otcecemn gdmnajewt@o wielu liniach
leczeniazyskanwysoki@edsetlodpwiedza cz [ choryctisi gn BVaRD-ujemn
remisj PodobneynikprzyniodgBaaanidonumeATL-Z talkwetamalpeorkazuj c,
|le nawett badzozaawansanycbhorycholiwgesuzyskandBugotrw adBretp i
choaby.

TERAPIE TARSZANSA NA WYLEARZIENOW ZE SZPICZAKIEM
PLAZMO COWIY M

Jeszcweé kszzmianprzyniosBgpieCAR-w szczegolngjfttiacabtagemeleucel
(cilta-kcehzidecabtageiréeudielle-¢e$ toteapiekomordwe ,w ktédrycwBasne
limfocyfpacjensapobi@amegenetyczmicedyfowandakabyrozpanawaBymorki
szpiczakamast pnpoodawarzepovotemchoemuw formigednazwejinfuzjliaki
sposdObeczenwgpowadzaupeBmev koncepcjv szpiczalwnivwa|po kntkim
okesidntensywndgozenpacjemioe paxzostaw@rzewieleniesi clyblatbhe
|ladnej a@ii, zawhjpc jednocze[nieepeBp. r




CZY NNWSZE TERARIESEANS NA WYLECZENIE SZPICZOVKRAGPI?PAZMOCYT

Wbadani@ARTITUDKEO#EobejmwaBpacjent@badzozaawamsanymopornym
szpiczakieempiacilta-dolpowadziBawyj tdtwogB bokictrwaByctpwiedzi.
Medianprzyciawolnegod progesjiprzekczyB36 miesi cxo byBowynikiem
bepecedenspymw tejgrupiecehorychCojeszczwal|niejszwe,dBugotermwiajo
obserwacti [ pacjenipxzostapjepeBnemisgiujemnym RDponadgi latpo

jednazwympodaniteapiibe koniecznodeiszegeoczenBatopierwsaehistorii
szpiczaka obserwaecjepelBtidiraj wspoéBczesne doytelmea gankyleczenia.

Jeszclegpszeynikizyskuge gdyteapi€€ ARs stoswanevewcze[niejsziycilach
leczeniW.badaniCARTITUDEodwnanocilta-czhajlepsstanddov teapi
upacjenipojednedotrzeclWwczel[niejsdyilacdleczenWykazanototndBu|sze
przeyciwolnedprogesjwramieni@AR,-copokazu]jejmwcze[nizgstowanaest
taformammunotegiitymwi kszjesszanseadBugotrwikaBtol chooby. Podobne
obserwadjetyczeapiide-cebadaniakKhrMMigKarMMagd,ziedwnipwykazano
wyazn pnzag nad dotychwyzmsstandbsani leczenia ovbceh mraotave .

WspoRBzesna definicja wyleczenia szpiczaka nie oznacza ju| caBowitego braku komérek nowo-
tworowych w organizmie, lecz utrzymywanie si przez co najmniej pi lat gBbokiej remisji
zujemnym MRD bez konieczno[ ci dalszego leczenia. Dzi ki CAR-T oraz nowoczesnym immuno-
terapiom coraz wi cej pacjentow speBiia te kryteria. Dane prezentowane na ostatnich konfe-
rencjach American Society of Hematology pokazuj , | e chorzy leczeni w badaniu CARTITUDE-1
nadal pozostaj MRD-ujemni po ponad pi ciu latach obserwacji, co jeszcze kilka lat temu by®
nie @ wobra|enia.

ZASOSWANIE PRZEEOARWUSWISTAYH | TERAPIT CAR-
W LECZENIU SEKWENCYJIJNYHMNAHO R ICZAKA PLAWNMGOYT

ChonapierwsezubkaprzeciwciolamBleswoisteapi&€ ARmogwydawai konku-

rencyjne, akpyce kliniczazjceofrciej s one postraeglamee pd¥i je dateejgsitr
teapeutycziPepeciwcdaBiaswoisieg by stoswangabkleczenmemosweprzed

CAR-abyustabilwaochoaob doczaspodaniteapikomordwejJubjak leczenie
podtrzymujpgeCAR-w celuwydBu|emilkkesuremisjifakiesekwencyjmnoedej[cie
pazwalaamaksymalwmgbrzystampictencjaButechnoloiglialszzewi kszasieans

na trwaBe wyeNdbBmieochbbyr

PERSONAICIZA LECZEANIAEROW ZE SZPICZAKIEM PLAE¥IOCYT

Rdédvnocze[mpiest pujezwoifiagnostmbilekularimegnitowani®M RDcoumdliwia

coazlepszeéopaswanideczenda biologihoaoby i indywidualsetuacjacjenta.
U chorych wysokimyzykiemenetycznymoliwejestwcze[niejszzaestowanie

najbdreieskutecznyrmtétodtakicjakCAR-natomiastpacjent@ niskimyzykiem
monaoganiczantensywnbdczenbaz utatyskutecznolakapersonalizeegaii

dodatkwozwi kszpaawdopodobieDdBugotrwesBrijsjiminimalizojepotrzebn
toksycznol .
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Wprowadzeniprzeciwcid®uswoistychtempiiCAR-radykalniemieniB
natualnyprzebieszpiczalphaazmocytegoChoaobaktén jeszczaeedawno
byBauznawanaanieuleczalmzi[u cz [cipacjenmdmole zostatrwale
opanwanaanawetwyeliminvmnaDanez najwal|niejszpaldalxlinicznyc

pokazuj e dBugotrwalenisjebez leczenigataj si realn mo|liwo[ci
Todopierpocz tetkejrewolucja,kolejnkbataprawdopodobmirzynioslalszy
wzpostodsetkpacjenmktorzyp d moglméwi oswoinmszpiczakwuczasie
przeszBym.
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Pof. dr hab. n. med. Dominik Dytfeld

Hematologpecjalishadbwevntrznycbhkspemt dziedzimiimgnostykeczennawotwdw ukidu
krwiotwemregov,szczegflmszpiczaklazmocwegommazc®niadw. JeszawizanyauewozUniwersy
tetenmMedycznym.KaolaMacindwskiegmPananigdzieracuj& Klinidtematologransplantaciji
iTempiKomoéowejUniwersytbltaldyczneg®a@nani®P.of.Dominikkytfelj@stvspBwdec iprezesem
PolskiegonsojumSzpicowlkgoJdegadziBlnp kliniczhaauawakoncentruge nanovoczesnych
teapiacthematologiczhgchenpacjentéwalibikanychoprzeszczepkemiaekkrwiotwerychraz
dos&nalenstandddv opiekiadchorynhiematologiczremsduteemiwspButormlicznyphblikacji
nautwychgktywnyutzestnikkeamowychmidzynadaovycthadBklinicznyerzekspertemanja
wanym wape warzystw mwykh iegriev dardczych.
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Prof. dr hab. n. med. Joafyleo GO

Mielofibroza i czerwienica

prawdziwa nowe
spersonalizowane opcje lecz

EPIDEMICDGIA PODSVIY NWOTWOR® MIBIPROLIFERANWH

Czerwienpmawdziw@ V) mielofoza(MFyaliczasedogrup tzw novotw @dw
mielopltifacyjnyEhladeldijemnychapadalnaptechoochywynooiloB8-3sop
nalOOysmieszkal@c@®horugBwnieosopstarszaleoloBd0%diagreavany cto
pacjenci poni|ekd5ycia.

Zaczynnblezpolgdniodpwiedzialzayozwoghoaobyuwa|asi nadmieraktywacj
szlaklAK-ATprzetzwmutacjenicjuj cel]AK¥61l7Finazdwnuwej)w PVi ME
wMFdodabkwoucz [cpacjeniCALRkaetikulinyP,(eceptadliarombopoetyny).
Wa|nynmelementemrozwojobydwwmovotwdw jestwi kszowgdzielaazg nmvk
wzostu cytokomapralnych.

OBJAY MIBEIBRZY | CZERWIEN W B PAREA

U okoB® poBwy pacjentéw w momencie rozpoznania PV i MF wyst puj objawy choroby.
Najcz [ciej s to stymulowane przez cytokiny, niespecyficzne objawy ogolne, takie jak utrata
masy ciaR, poty nocne, gor czka, zm czenie, [wi d skory. U cz [ci pacjentow, zwBszcza
w przypadku MF, wyst puj silne dolegliwo][ ci bélowe ko[ ci. U prawie wszystkich chorych z MF
stwierdza si powi kszon [ledzion (splenomegali ), a w zaawansowanej fazie choroby ma ona
bardzo du|e rozmiary. Do objawow zwi zanych ze splenomegali nale|y b6l brzucha, uczucie
peBo[ci, nudno[ci, biegunka, obrz ki koDczyn dolnych. U okoB® 30-40% pacjentow z MF
wyst puj objawy zwi zane z niedokrwisto[ci , takie jak osBbienie, m czliwo[ , maB tolerancja
wysilu, przyspieszona czynno[ serca. U chorych z nowotworem mieloproliferacyjnym, zwBsz-
cza z PV, wyst puje zwi kszone ryzyko powikBD zakrzepowych zaréwno t tniczych (zawaBmi |-
nia sercowego, udar niedokrwienny mozgu), jak i |ylnych (zakrzepowe zapalenie |yBkoDczyn
dolnych, akrzepica atok Yylnych ndzgu, akrzepica yB wrobowych iyF wotnej).

LECZENRE FENOW Z CZERWIENI W OPIRVA

Typowezmiany morfologiwbbvodwejupacjent@PVtozwi kszolhazblkarwinek
czerwonyfdryacytw),cz stoownip leudkcytwd i pBytekkwiNajcz stsmrzyczyn
choobavo[ci [miertelnog¢bhiorycma PVs t tniczie|ylne povikBanzakrzewpe

zwi zamemadmierhep&[cikrwiAlyimzapobiedkanieczpestitrzymywamizew i -
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dBwychvarto[eryborcytvd hematokrylewdcytvoi pByt&kwiWtymcelw pacjento
wybnywane krwioupustwB czapestzwleczendgterdu&kyjnéhydoksykarbamid,
interbawrruksolitynidk profilaktypxrzeciwzaknzepoosujei maBdawkkwasu
acetylosalweywo (ASA).

Tradycyjménodpacjenmt@ PVwyélnianchorychiskiegpzyk@60roku|yciahez
povikBabkrzewppchw wywiadziektorychtoswangedynikrwioupustySAdmrz
choryomysokiegwzyk@Oroku|ycia/lulz povikBaniamkrzewpymiw wywiadzie),
ktorzwymagadodabkwo leczencyterdu&kyjnegdktualndefinicpacjentzaPV
wysokiemyzyk@gestnacznieerszabejmujéwnipchorych ktéoryckrwioupusty
s cz stajieskuteczineapleowanegtak|@acjent@ podwy|szolrubcyto /pByt-
kamizutrzymuj cysmiobjawamhooby,znaczmsplenomegalodabkwymiczynni-
kami ryzyka zakrzepicy takimi jakh oltgyBvep mileipeukrzyca.

Wprzypadkaniecznoteapicyterdu&kyjnéegkanpierwszewypbors hydaksykar-
bamiqHU)ubinterbert (IFN.AktualnlieekiemalecanywmpierwszieniieapiPV
zwBaszezhoryaomBodszyelBtFM. Uwa|ai |estoswanitegdekunoeprowadzi
donormalizabjgazuszpikkbnstnega@mniejszeadasto[tansformarRyYw mielofi-
boz W2020.EMAangEuspeaMediciAgenczaapbaovaBaov formuBnono-
pegywanegdNF Ropegintenfalpha-2lbtéa jestdost pnedwnip dlapolskich
pacjent.od

WrandomiwanynmadanillfazyYROUD-P&¥dwnywanokutecznodpeginteorrdar
alpha-2HUupacjent@aPVBadanineykazalBpszskutecznojterfemupodwzgl -
demredu&jiobjawdogolnydhldBugotrwaBgplwiedziematologiczmylserwo -
wanhoownipodpwiedzanolekular(eedu&jailo[cimutwanegalleldARZomae
skutkva zmniejszenrgmykpovikBadakrzewwpchU pacjeni& oporno[ciub
nietolenmcjleczendddmonazastowa inhibithimazyAKruksolity@puublakane
w 2023r wynikbadanimMMAJIC-PpwtwideziBykutecznauksolitynibmpacjento
opornych/nietolerHWWarupiehorydkczonyrakhksolitynidee frtiezyskiwano
odpwiedz hematologi@znbsremwanoedu&j ilo[ci zmabh@ego allalk?2

Naleypodle|[li fjetradycyjmetodheczenR¥krwioupusHyniepovodujredugji
ilo[camutwanegalleldAKi2niewpBywajaprzebiedoohy. Cowi cekrwioupusty
povodujjedynbkesw kontol hematokrydz ,stdopowadzafdoniedobofalaza
iobjawbdznimzwi zanytkktakipaknterbairuksolitymapzdolnowywoBywania
odpwiedznolekularcemoewi zasi zmniejszyypzykienovikBaBkrzewwch.
Retospektywaealizgceniaj esgByweapiiinterbaremna przebieRjVwskazuj
na zmniejszenie ryreyfloamacji do moeyofibr

SKALE PROGNXNIEY A STTRRANA LECZENI@AFVB RAY

Mielofbzajeshovotwe@mmielopflifacyjnyomajgorszgoowaniuypeoezmiany
wmorfologrwbbvodwejpacjentaMFtoniedokrwistofdpBowl[ napocz tku
chooby,cz stmaBopBwbd wp&niejszyfalzaclhczbleu&kcytww normiewi k-
szona lub zmniejszbmnm clBauterystycznyzmatz rkrwwobdwej, z tzodmzem
leukeryoblastyczrigymobecno[eiryorblaswdodmBodzenwesaexguganulocy-
tarnymyplova jest obecnofocegnmwtv ksztaBoieli Brei pBytek olbrzymich.
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Przebikg¢iniczMyfFjestbadzohetergennyYy szaw@ani@rawdopodobn@gplycia
pacjemmduBatwiapdeksyrognostyczhapaponwanyw 2009%0okuwskazniRSS
(@nglnternati®maginosBicoriBgstgowzgl dnSsazynmvkryzykmarzyozpananiu:
l)wiekpovy|ep5lat2)obecnojobjawbogdlinych)st|enichemoglobimgni|ej
10g/dL4)leukcytm 25G/Ip)odsetetklastwdowe krwiobwodwejconajmnidpo.
ModyfikattggavskaznilkadynamicdPy@ngDynamlicternati®malnos&icoring
SysteBIPSXtoruwzgl dntimsamegaametryednakietylk w chwitozpanania,
alewtralcieprzebieghioohy. KolejmqmodyfikapgsskalBIPSEusktéauwzgl dnia
3dodabtweczynnikiapotrzedemimaprzetoczekrainekzerwonytktitzbpBytek
krwiponi|eljOOG/lormznie&krzysthkwnriotyW.ostatnitdatachewzgl doarosn c
wiedzdotycz mlowniczegonaczematacpipubloikand&ilkendeke®@rognostycz-
nychktéebiorpoduwagréwnipzmianmolekular@&aza8io|ewpBymwarolkwa -
niepacjentaanietyl& rodzamutacjinicjuj cajeréwnipobecnofdodabkych
mutacgipigenetyczrgobd wykrywamapomocmetodWGS(angNe Genation
SequentiMglley podlefli fjew miarmolliwo[cawBaszpeapodejmanidecyzji
okwalifikpajdjentdoalloansplantacimoéekmacierzyssgpik(allo-HSEalgy
wzi poduwagmolekulacregnnirkizykboveindekgyognostycpaewalafrafnie]
oceni pwieywany czabypiragacjenta.

TERAPIDOSWANE WOKHENYH ADIEH ZAVANSWANIA MF

Stategideczenmielofbzy zalley od stopniaaawamnvganiahoohy. Beobjawo
pacjenzhiskimyzykieahoaoby mog by tylkobserwaninatomiastmBodszych
chorych z zaawams®MF trzebwarly allo-H®WCWczesnych fazadh wipoa
stoswa interbemalfawvprzypadkawgmmagaj cggherdu&ji HUBadzova|ngrup
lebw w teapiiMFs inhibitokinazyAKZ2.ierwszymhibittonmzaejesdawanyndo
teapiMFjestuksolitybheltenistotniedukujezmiaffledzionynosibjawygolne
uoloBdO%chorycW.ykazaniwnipprzedBu|eczi@sprzycipacjenmtdeczonych
ruksolityniKemejnywpowadzonydoteapiinhibieonjesfedatynibmo e by
stoswany jmkek pierwszego wyboru lub w pwmygaekieapempudksolitynibem

Dost proydpazdziernikgpookuwprmogamieebwym momelotymbBmiecodmienny
odruksolitymfbdatynibmechanidmiaBaindai kiemw cz [cpacjenmtpopawia
paametrgzerwonokrowelNiedokrwisjfefbadzaocz styproblememchoryaha
ME Cz stpedynymyj[ciem regularmazetoczekomacendtukrwinekzerwonych
(KRz)ooczywi[bidzoupo[ledk@amforltyciahorydiprowadzdopovikBalWi za-
nyclznadmiam|elaza oganizmiMomelotymibahamwanietkinazyAkKkamuje
rownipreceptoaktywinytypul (fVR1dpskutkujpebnileniestt|eniehepcydyny
i pobudzeniemyorpoery tworzenkawine&kzerwonythbadanipodwnuj cym
skutecznmomelotyreibanazoléamdrgenetypwostoswanym choryamielo-
fiboz i niedokrwisto[mbmmelotybkaza®l istotnigkuteczniepsmd/wzgl dem
odsetka pacwerkitdrzy nalj@ili si od przeto€zeD KK

ALOTRANSPLAGJTAOMOREK MIAEARZYSHYSZPIKU
JEONA MPDA WYLECZENIA MIERY

Nalley podle[li Je nadajledynteapi umdliwiaj avyleczemieelofozyjestllo-
tansplantalojmoekmacierzystyzmik@Wczywi[geesstobadzotrudnprocedar
i udeovodnion¢e povinnosi nani kieawa pacjentdktérzynaj mielofoar
wwy|szycshadiaechawamnwsaniaVprzypadglbanwanidrmansplantpoyjinnei j
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przepwadziw momencikobejodpwiedziastoswanelekiinhibitdkiywazyJAK).
UtataodpwiedzialeczeniarmalHogiczwe |esi zpogorszenigtmanpacjenta
i ryzgkniepmdzeniantsplantacji jweszasoOwi ksze.
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szeniwBokniemiapikuyywoBanodpwiedzhematologiczinneplekularn
iconajwal|niejswgdBu|entaaslyyciapacjend Mamynadziej|e w[rod
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Pof. dr hab. n. med. JoafyteoiGor

SpecjalideamatoldgeawnilOddzBaHematooallbgtiPododdBimChemioa@iDzienne Wojewddz

kim Wielospecjalistycznym ©émdiuamil@akologii im. M. KopedraikaBwme zairetewania
kliniczmenauewe koncentrugi wokBzagadmiewizanych teapi chodb novotwowychukidu
krwiotwemregowy szczegdloiprzelelRjbid@&czkszpowejnhovotwaw mielopltifacyjnydCR-ABL
ujemnychzespfw mielodysplastycdegabtoermlubwspButerm ponadOartykdw nauéwych
zdziedzihgmatologitiakelicznycdzdziw w podrcznikablematologiczy®BhekPolski@juyp
ds.LeczenBa&czeld DooFch(RIG) Wsp®racujeg konsafjamnauewymiMIR@le(Myelopifative
disderfResehConsortjuhMPuL$BternatidhyadlodysP SystdanesEseahConsortiuwnmz akasie
badBnadwmomdzonymiwaruowaniamiovotw@w mielopfltifacyjnyckhespw mielodysplastycznych
oz z gruQPEMPOehdt Eapean Myellofertive Neoplagami@atjion




CHORZY Z MDSQSAANY DWLNIENI OD TRANSFUZJI?

Dr n. med. Katarzyna Bs#&aisze

Chorzy z MDS,

czy zostan uwolnieni
od transfuzji?

WPRWALIZENIE

ZespoByelodysplastyMdn®phetergenn@arup&lonalnyxthodbszpikkostnego,
wktoryadochodadzaburzonewydwarzakiwinekazzwi kszonegbykmogesji
doostejbiaBaczkpowej(AMLW efekieu wi kszo[chorycfojawisai niedokrwi-
sto[ awmzzni koniecznorpgularnytwmansfuzioncendtdv krwinekzerwonych
(kkz)jabkpodstaweleczemnispomagajwMD SzwBaszwgaupiehoryazmiskim/
po[ednim ryzykiemewsged InternatogmalsPic Scoring BPEBED punktu).

W wi kszol[kmjdv euopejskipbghemoglobi(tybdlatransfuzjiczu pacjento
zMDSvynosi8g/dlgleoczywi[eieleby wy|szwprzypadgacjent@apmoblemami
kadiologicznhrbzgBaszaj dyskzno[nadmierzen czeniocewepwmiomWphb
potransfuzdwnipmog si ro|ni alewykhMynosolkB8g/dJl,2Transfuzpgpbcz
oczywistyomhzy[adlachoggonios zesob rownipryzykpovikBalDpogorszenie
dobostanszczegodlnpacjemtadu|ynmobci |eniemnsfuzjamjiedkicz/8ygodni)
cz stpolytyw szpitalagllmo[ odopiekuwdwahaniaarto[¢ibi zwi zamynimi
nawdt objawdbni|aj ojjakycia [3].

DBugotrwsaBaswaniprzetoczddzpowadzdoprzeBawbmipelazemozwojkadio-
miopatidraz zaburzedndokrynologiczhgtjho[ od transfuzfangTransfusion
Dependenmdedefinvangesjab przetaczanmderajmni8jklkcz/16ygodndhocial
wpraktyclkeliniczeejstprzyjmuge |epacjenwiymagaj Zyklkcz/miess auzale
nienodtransfuziizyskamiezallwo[codtransfuzjangNon-dnsfusibaependence
NTD)espodstawgmcelemeapeutycznwipBywaj cyadwnonajak|[ |ycigak
inarolowanieBadanwvaskazuje pacjenciealmiodtransfuzniaj nawebd 59%
ni|szeyzykzgonwpoodownanizosobammansfuzjollemymiKluczedouzyskamMiab
mog by novoczesheapietakigakbiaBlsaymuluj eeyorpor (ESAlgnalidomid
luspatepimetelstatzenimmunoseplyjneaziekprzyszBojohibitosylicingu
RNAszlakuapalnegedngkdobnjakklucpasujeéokonketnegnamkaaknowe
leks skuteczweoke[lonyghupaghacjeni.dlategwBa[ciwwalifikargajento
jest kluwaodla dobompitier wywikeczenia.
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TERAPIE DACAPNOW Z MDS LR

Leki stymuluj ceogrgéer (ESArkombinwane erptpoetyny (EPOgpaptyny
darbepoetyna

UchorychaMDSLRstoswani&SApopawiaj cydbjraeani&rwinedkzerwonyrcd
wczesnyatapieryorpory stanmiBetandédov teapi niedokrwistddpwiedz
kliniczomzyskufi® 60% acjentdszczegoblairniskimt|eniemendogennelRO
(eEP@pni|eZ00mU/mIi maBymbci |enigamnsfuzjamBjedkikcz/8 tygodn[i]].
Niestetkuteczn&[SAalejwrazzpost pemhoobyiwi kszofhoryghopevnym
czasie pwnibe wymaga przetoczeD.

Luspatoept

LuspatepjestelombimnmanyniaBkiémzyjnywi | cynmbhiaBkaynnikmansformu-
j cegd (GF-2)dzi kiemumodulukpDcwedojrzeanieryorcytvd Jegoejesdcrja
stanwiBprzeBomleczenniedokrwistao[gacjenmi& MDSLR zwBaszwzgrupie
zobecno[giier[ciewbdycdiydeblaswangrin§ideblas®Si)/lulmutacSF3B1
leczonych wcze[niej ESA.

BadanrejesdcyjndEDBLISWykazaBoNTDprzeB8tygodmizyskaBd¥pacjento
leczonylaspateptempodwnaninl3%w grupiplacel{p<0,00112]Jednalo
badanfazylICOMMANDBSobwnuj cekutecznbgczenlispatempteirepoetyalfa
upacjenmt@ MDSLRu ktérycrhiestoswanovcze[nie$Ag ktorzwymagaknsfuziji
kiczspwodwaBde lektenzostazBejesdawan)yak teapigierwszléemfiu chorych
zanemizallm odtransfuzyiMDSLRiobecnizenajdusé wczoBé@éemetodeczenia
pierwszemgzoautw tychpacjent.bAktualizatgaani @ MMANDS20250kunadal
dostaraprzeknuj cyahovodw naskuteczndfispatemptu pacjemi& MDSLR,
uktorycrhiestoswanavcze[niEgARierwszorawymunkkoDcwybadaniazBl@ony
z0osSi gni ovaostwst|eniddb>jl,59/diNTDprzeBl2tygodnizostaBi gni uy60%
pacjentdv grupileczonlajspateptemzaktuaWwanalanavykazaBgzcmey|szy
wskaznokpwiedzwynosz €¢g%LuspatcepokazaBrowniplekiemapwniaj cym
znaczndBu|dfwaj cekesyNTD 150tygodmni pacjentdv grupietrzymuj cej
luspatempt 95tygodm grupietrzymuj egpoety(HRO,52p = 0,0011W.i ksze
korzy[cileczeniaspateptem podwnaniau ESAuizyskiwphicjenziobecno|ci
sydemblaswopier[ciewbadych/lubmutacjSF3Bthorzy wy|szymt|enieme EPO
(wprzedzieel200 <5mMU/mldrazpacjenttadziegbci |eniansfuzjajmB]Poraz
pierwsdane badani@OMMANDsSigerupotencjakorzy[leczenliaspatemptem
wzakarsieaBWitegmrzgyci@OST.hociaj/nicawOSmi dzgrupameéapeutycznymi
nieosi gn Baszcistotno[stiatystyczhdptmiskaznOkSbyBrvy|szw przypadku
stoswanibuspateptib4%)podwnanizESA41,8%l)ieobserwanmiepml cych
syghaBdwi kszomneksycznoRgyizpkransformatgAMLlpazostapodobneobu
grupach i wynosiBo poni|ej 5%.[13]

SkutecznopepieczeDsltwspatemptpotwideiByadanir@al-lifejednooddlo -
wymbadanwykazanenieallmo[ odtransfuajiyska®B8&8%pacjent,on wi kszo[ci
wcze[niejrzymuj cye®AW najneszeimetaanali2Debadadbejmuj cy8#455
pacjentbeczonylalspateptem[Odktoryc%miaBWDI Ru67% becneyBRS,
a 76%byBovcze[nikgczonyEBSANTDB8 tygodnizyskaBb%pacjentd 58%
wpodgrupiebecno[&RS[15]Dan¢ewskazujeluspatempmoeznacz p@pawi
szanse pacjentazalgpho[e odatrsfuzji.
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Lenalidomiddelecji 5q

Lenalidomi@kmmunomodulug dxiaBamiunantyangiogenTemp.idastanoi
modelwyprzykBledtzenéalwanegw MDSjednakejzastowani®ganiczai do

w skigjruppacjemt@ delecchomosombiq(okl1l0 15%rzypadk) Wbadaniach
klinicznyscth 6 7% acjentduzyskaBaBwit NTDOdpwiedbyBdrwaB@nediana
czas®,2oku)Ucz [cthory(BO 45%bhbserwancaBWit remisjcytogenetyczn
[9]. BadaniaregpupfetwidziBy skuteckenodlidomidpopulacji pacijleRtEI DS
zdel(5qpdpwiedzirwaj wwd21do32miesi cYiestetychoryaraeMD S edelecji
59g skuteczno| jest ni|sza,|maheudydHkarou 20 30% chorych.

INHIBOIRY TEMERAZY
Imetelstat

ImetelstRytelotopierwswyswoj&kjlasimhibitbalomazydziaBajcgyotoksycznie
naklonalkemorkiematopoetyozM® SWbadanfazyllIMegeupacjent@MDS
LRopornyataESAubzest|eniemEPOS500MU/ mMUAUOY% acjentd@si gn Betygod-
niov NTD(vsl5%wgrupigplaceba24-tygodmidTD 28% vs3%placebPawie
jednpi tapacjentdeczonyiohetelstadsingn Ba Dirwaj cBl rok.Niealjgmo|
odprzetoczeedyskawewszystkpodtypaMDSwtymupacjeni@RSormzdu|ym
obci |enigmnsfuzjaMajcz stszgnmiaBanimirmaplodanynbyBgdwacalnkmpth -
trwaBgtopennmeaBopBwb (75%neubpeni@74%njedokrwis{@0%mazzaka-
|lenieCOVID-1(A9%i)przelekBEen czen{@é9%)l6]Zaobsenwanowni kszcz sto]
odpwiedzdytogenetycznmjniejszeolbei |[enbdleliczné¢WPd-)mutacjar8SF3B1,
TETRPNMT3MAS Xwlpodbwnanizplacebonadzanniejsz eMhiES F3 B re |l ova Boe
wzostemst|eniddbiczasemwaniMTDO1l6]llmetelsliamujeie&ntolovan prolife-
racj zBo[liwykomoekmacierzystiyplogenitawychw mieloidalnypohotwarch
hematologicznychpowadzdo apoptzoy komoéek novotw@wychi potencjalnego
dziaBamadyfikuj cegonebiedqoohy [17]WynikiedopowadziBygrejesdcjieku
jabpierwszeppimodyfikuj greziebiegoobyupacjentaMD S Rktorzwymagaj
co najmniej 4 ¢getl8 kkgodni i leczenie ESA jest nieskuteczne.

CZYUWOLNIENIE OD TRANSFUZJILIWEST IMXDG& &?

Dlaoke[lonychruppacjeni&z MDSLRzastowaniemovoczesnytempiipazwala
naosi gni cdieaswejNTDIlubznacz crejdu&jilicabprzetocze®popawi&komfort
|[yciarolowanieKlucweczynnikprzyjajosi gni cNd Dtoni|szeyzykwgR-IPSS,
obecnomutacBF3BillulRSszczegdlwikontek[cleczenliaspateptemi|sze
stlenieEP@<20MmU/mliibakoporno[oaleczenkEsSsdMrazmaBebci |entmans-
fuzjanpirzedozpocz cidempi[l5]Nie&krzystnyaziynnikaasi gni ctiravaBNT D
moeby dulaliczbmrzetoczonjeadmostklczwysolsitopiedrzeBawbhmigelazem,
zBy 0gélny stan pagjdindanemndfiowspoBistniej ce.

Terapie ukierunkowane na popraw dojrzewania erytroblastéw na wczesnych i péznych sta-
diach erytropoezy maj swoje ograniczenia. Nie wszyscy pacjenci odpowiadaj na leczenie,
a utrzymanie NTD w dBi| szym horyzoncie czasowym nadal jest wyzwaniem. Dlatego warto
podkre[li , | e caBowite uwolnienie od transfuzji mo|e nie by realistycznym celem u wszyst-
kich pacjentéw, a redukcja liczby transfuzji, wydBi| enie czasu pomi dzy nimi, poprawa jako] ci
|ycia i ydBI|enie pze|ycia nog danowi ©Bwnie stotne ele ¢rapii pcjentow z DS R
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Nalleyrownippami talekosztyost pnohovoczesnyelhpiipotencjabzéaBania
nieplodangnpcytopenierzypadkmetelsjatog stanwi bariemw ichszexkim
stoswaniuNadawa|ngesmonitowaniskutiw ubocznyolzbepieczeDsial,
w przypadku ka|aiji tee] gemefji.

ChochelatanjewpByvwazpolgdnioauzyskamMi€Dodgrywaa|nrol wpopawie
ogolnegbanuahoggawprwencpiovikBabBugotrwaeBpiazhelatujprawadzdo
obnijenpaziomderrytymopawyfun&jiw tohby i seca[l8]Optymalizdegazenia
wspomagaj cjegsdvi cistotnyeementeshategrzimierzaj depganiczerdiazb
przetocz©O©m.1l.10.20%kuw Polscrefundwangestdoustnteapiaefazyrksem
(pepaat Exfera).

PERSPEKAYAVRZYOZL NIA

Badannadwcze[niejsrozmpoczynanieapinovoczesnymkanctielwanympyzed
wyst pienigmBnoobjwejdDdoviodBlye przynosa korzy[ow postaeiydBu|enia
czasdoregularnygrizetoczlez[19]jakmatomiejsoeprzypadktoswmani&SA,
lenalidomigacjentadel(5§30]anajjaawdopodobméepnipluspateptuczeka-
my na wyniki trwaj cego jeszcze badania ELEMENT MDS [21].

RawodjeapislojarzonyphzedeszystkBnczenE& A luspatemptemzylenalido-
midenhub z lekami hipometyluj cymi, stwarza nadawejwgew dész e p ogp.r

NOWE KIERUNKI

OpébczluspateptbiaBkamizyjnymG PR wzmacni@ajmieryorpoe w p&nym
stadiumssotateepitelritepiWbadaniaklhniczngohateapdyBlobrztoleowany
i27%pacjeni@si gn BldDprzeconajmni@jygodrBEIriteerpjtesbceniamybada-
niuklinicznylhazwy pacjent@niedokrwistojqirzebieyD SLRIubmielofbay
(NCTO044196W9nikiymczases zach caj coebserwu$e popaw eryboridaln
i zmniejszenie obcahshuajarmi.

CO NA HORPWZ IE?
Inhibitory splicingu RNA

Mutacpend@splicingpocmMRNANpSF3BERSF22AFhplle donajcz stszyleér-
racjiw MDSLekimoduluj cspliceosotakigakH3B-88C@yRV-2001lwykazuj
w badaniawltzesnfajzgdolnodopopawyeryorpoeyi osi ganNalTDu pacjent o
zmutacSF3BQbecniewajbadanfazylktéemog potwideiskutecznodjgrup
lebkw w pcyzyjnie almypah podgrupach chorych.

Inhibitory szlaku zapalnego

Nowe dane pokazuj , |e leki celowane w szlaki zapalne mog roéwnie| okaza si obiecuj c
terapi u pacjentéow z MDS. kdnym z nich jest tomaralimab (OPN-305), humanizowane
przeciwcia® monoklonalne IgG4 przeciwko receptorowi TLR2, stosowane u pacjentéw z MDS LR
zale [nych od transfuzji po niepowodzeniu leczenia lekami hipometyluj cymi (HMA).
W hdaniu knicznym Ml dzy 2% leorych @i gn ND 25]. Hlejnym glakiem @twiaj cym
rozrost klonu nowotworowego jest szlak interleukiny 1 (IL-1). Trwaj dwa badania oceniaj ce
kanakinumab w MDS, w tym jedno w poBczeniu z ESA. Innym celem terapeutycznym jest
dBI| sza izoforma kinazy 4 zwi zana z receptorem interleukiny-1 (IRAK4-L). Badania kliniczne
oceniaj decnie kuteczno[ nhibitorow RAK4 CA-4948, emavusertib) w REMDS.
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PODSUMGNIE

Uzyskamiiezallmo[codtransfuzmjitanwijederz gBwnyclelw leczenwazespoBach
mielodysplastycOmsyahniatagprzyniogBwacz @ypst ow teapii odklasycznych
ESAprze lenalidomildispateptpo novoczesrce steczkidkigakimetelstaty
inhibitogylicinBWNAW miarrozwojmedycypycyzyjre®jpzwi kszlaczbmacjen-
tow maszansnapopaw eryorpoeyiunieallmieniedprzetocz€Rlerklinicznym
povinndy zatemndywiduabrtana:zyu danegpacjentaoliwgestzmniejszenie
zallmo[ci odnsfuzji, a nast pheaiwdodpiedniejaipar celoonej.

Podsumwuj c,w perspektywkelejnych 10latmo/naspodzwea si dalszego
post pu w leczeniu przwyryM®S. Najwa|niejsze kazwonpkiobejmuj :

.Personalizaejapii analizmutacibiomaeldw odpwiedaimdliwprcy-
zyjne dohnde Ik zwi kszaj cych szanse na NTD

.Kombinacje low poB czerE8Aimetelstduspatemptezylekbw hipo-
metyluj cychempowadzi do sgiseycznego efektu i wydBu|enia

.NoweformypodaniarozwoégdoustnyamalogdHMA(npCC-48@)azle bw

dBugodziaBaj cyohi mplogt pnofaptierorkfort pacjw.nté
.TerapieodziaBamwdyfikuj cyyhoob Ilekitakigakimetelsmatg prze-
suwa gmic mi dzy leczeniemwyab,jaawprzy azym.o

dmmunotapi iteapiekomdbérihwe modyfoiwane&omorki (CARCAR-NK
orazteapieeluj semiks[odavis&kszpiku przedmiotemiensywnpgaldaD
w kierunku trwadekaeji klowotwamwego.

Uzyskamiiezallmo[codtransfuzmjianwijedez gBwnycleelW leczenwazespoBach
mielodysplastycOmsyahniatagprzyniogBwacz @yst wteapii odklasycznych
ESAprzelenalidomildispateptpo novoczesrceg steczkakigakimetelstaty
inhibitosplicin(RINAW miar rozwojunedycynyrecyzyjnegaz wi kszdiczba
pacjentdéma szansnapopaw eryorpoeyi unieallmienied przetoczelrlem
klinicznypymwvinnay zatemndywidualcenaczyu danegpacjennaoliwgest
zmniejszeni¢npdte odrnsfuzji, a nast phéemiwdodpiedniejapai cwlonej.

Cho peBneaiwolniemdtransfuziw sensipopulacyjnyimjestfeszcmsi galne,
nadchodz dekadprawdopodobmpiregyniedi@lszewi kszersileutecznotleapii,
wi ksz personalizacj lecaeniagaf@iopyrcia chorych z MDS.

Dr n. med. Katarzyna Bs#aisze

KieawnikDddziaBuagnosthkimatologiclzmstytuiematoloigiiensfuzjolwghMarszawkensultant
wojeodzki w dziedzinie hematolwg@diztwa wajizc kiego.
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Pof. dr hab. n. Maeslk Hus

Choroby ultrarzadkie

w hematologii
ultra zindywidualizowane
leczenie

Ultarzadkcdooby hematologiczneyzwaniedhhawielwo[wiadczonklihicywtd
i wymagaj niejedmicckr @ljgersonawiamegopodej[cia degd.or

Wka|dymrzypadioapananiepiarsi naw skickryteriasipecjalistyctaytach,
adobofteczennadominuj cymechanizrmheobyu konketnegmacjenMipraktyce
oznaczaB czemianycklinicznyechjawyovikBandihoobywspoéBistniepioejar-
kebwormzprefeancidhoggda nppriorytjgth[c|lycideapieatrzymamezasigmga
podania leku itp.)

TrzyprzykBadgcnaapadwahemoglobinyPBHmastocyboukBada (MSdraz
ostaporfirpprzerywaf@a P)pokazujeprecyzjteapimusi[ wparze precyzj
diagnostyki i wBag[xmnwzaeij opieki.

NOCNA NAPQA HEMOGBINURIA (PNH): PERSAQKNALIZA
W OBR BIE DOPEANIA

PNHeshalyt choab klonalkomoérkmacierzy &trejiw ktéejdefektiaBekh&twi-
czonyphzeGPhapovierzchkirwinetkze erwonyotwadzdonadwar|liwo[madopeB -
niachemoliavevn trznaczwniiozwi kszonegaykaakrzepidy2Wst pendo
leczenjimstmapayzykavielk klonwcytometniasilemmemolityDHoilirubina,
haptoglobistopiebDedokrwisti[xllmo[ odtransfuzyiywiaw kierunlewpizowod
zakrzewo-zatowychormz ocenaunkjineek.Niewyklava|nyjesttd kontekst
niszwydolno[xzpikbbo PNHmole wspoBistrzieiedokrwistodpiastyc2anbMDS,
co wpBywalhevanie iasergi leczenia.

Leczenie celowane zrewolucjonizowaRB blokada koDcowego szlaku dopeBiacza (inhibitory C5).
W badaniach klinicznych eculizumab, ravulizumab i crowalimab redukuj hemoliz , zmniejszaj
potrzeb transfuzji i poprawiaj istotnie wydolno[ wysiBkow [3,4]. U cz [ci pacjentbw mimo
dobrej kontroli hemolizy wewn trznaczyniowej utrzymuje si  klinicznie istotna anemia
zwi zana z hemoliz zewn trznaczyniow (opsonizacja C3). To miejsce na ultrazindywidualizacj
terapii.
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Pegcedpkamierwsppwdawamodskrnienhibit€3dost pnyw Polsced 202 3.
IptaokpanonovydoustniynhibitezynnilBadost pngd stycznR®26.w Polsce
w ramaclpmgamuravulizumaldaemeculizumabekwegoB96 Dodaniiemmhibitor
czynnibadanicopawleczenpapawigpaametrifemolizgvn trznaczwmrijood -
poviedkliniczawybanychhorydbh]WUEdanicop@ydga)od2023.w Polsce)
mawskazanibk teapiaadd-on oke[longjopulapjacjent@ PNHcopodlke[la,
|le spersonavizroielokadiyopeBniastzaBsd formalrstategiteapeutyczan,ie
tylk kncepcj [6].

Personalizakk¢gamujek|depieczeDsitmwgistykzczepiemmazjasnglarpost -
povaniwrazigorczkiryzpkaka|eaktenitocowyclprzyhhamwanidopeBniacza),
przygotaniaelozabiegpopmowadzentce |yczydecyzjeprofilaktypezeciwzakrze-
povej2]Uwybanycbhoryacbwnolegpeowadzsi leczenzwi zareeniewydolno[ci
szpika,w szczegdllnygtuacjarohwal|ai przeszczepilkmieotweyckomoek
macierzystych [2].

MASOCYOJZA UKAAWA LECZENIE ZALE{NEIARDTW CHOROB
| BIGWGII GENU CKIT

MastocybaukBawdwa(SM)esklonalnynmwotwammieloidalnzyzakumulaajovo -
twoowychmastocwt@ szpikiinnycmarz dadhlasyfika¥HeO/Oporz dku$ Mod
postacieaawamnsanycfnpindolentn®gpostaciaawamsanychusz&kdzeniem
narz d@cytopeniammizistotngorszymlowaniem7,8Fundamentemdywiduali-
zacjiesfenotypizaec¢@nabjawdomediatowvych ryzykanafilaksfopniaaj cia
narz d¥( B-i C-findingscknat|eniaryptazwynikbiopsfizpikarmzpmofilu
molekularnego (m.in. mutacji cKIT i wspéBmutacji) [8,9].

Wpostaciacikaawamnws@anycleczenjieshastawiomaobjawiypepieczeDstealoi:
przeciwhistameib/H2eczendelegliwqrazwodypokarmwegoekprzeciwleuk
trienoe/stabilizupnastocyiynikanwveyzwalaoczgzedukacpaotycz a@anafilaksji
(wtymwybkrzystamietewstrzykiwackzenalinypacjenmt@ryzykiean|kicheakji)
[8,9]Ponwea|ci|archoaby bywacz stoniwidocznfyzm czenbdegunikdagodne
napadynafilakgjdmianabk[ciycipovinnwspOBdeawaointensywnadg¢cizenia
ikontoli{9]Wmastocyiezraawamnve®anegelermeczenjieeskontolaklonuodwacanie
uszkdzebarz dwychMidostaurdmat pnaPolswmed202.wykazywaBateczno|
w zaawawsmej SM [10]. Kolehnem Krateire silnie ukawammekna.KIT

Avapriti(dbst pnwPolsoed202%. wbadaniejesdcyjnyPATHFIND&ERKkazaiB

wysokimdsetkamdpwiedilinicznejolekularn@jacjeni@ zaawamnvsan SM

[11Wewszystkkaltegoriaghykmacjeneiczeawaprytynidbémosxorzy[wzgl -
demOSw pobwnanimleczonymidostaurymobdoteapibmazrytmunonitowania
musuwzgl dniaytopenigzykinfedji/krwawiewBpoéBmutacgeqonew praktyce
definiuj todej izlpeeczeDstwo leczenia [8,9].

OSTRA PORFIRIA PRYARAXMP): LECZENDEWNAPREWENCJA ZALE{NA
ODWYZWLEZY

AlPnaleydoostrycporfirvi tobavych AHP)objawissi napadameustrzvenymi:
silnymoélenbrzuchaeuopati zaburzeniamionomicznymmjawamisychicznymi
ormzcz sthiponaetmi Klucwejesszybkpotwidezenirezpananimnapadzpeze
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oznaczenie kwasu wmlimwmkego (ALA) i porfobilinogenu (PB&GJwworheogEBe or
uchwycerizynnikweyzwalaj cdetdw porfiryogenngBbdzereiatrgljnycdhiet,
albholunpfedjistesuczywahabormonalnytB,13¥.ci|lkicmapadashandaem
jestdgylndeminarazzintensywnlhetzeniemjawwy mi korekt zaburzeMddno-
elekatitwych [12,13].

Upacjenmt@ nawacaj cymapadamlitaindywidualikaocg@®ntrusienaprewencji
iteapiiukieruovkanepapatomechantcdmohby. GiwoayrjestmaBymwuniovgm
oligonukleotyidemrferuj cjkwasenmybonuklevgom(siRNA)érwmechanizmie
interfemciRNAvywoBupepadnRNAyntakwasaminowa linoegdypu (ALAS1)
w hepatocytacocdbepolgdniprowadzdozmniejszeinodcindudwanegw tobo-
wego MRNA ALASdnsekwe&ncji zmniejsza cz swoll alapraydd z AHP [14].

GivoamGivliaamBwskazardieleczenAadd RupacjenidvwiekBl2latf15]W prak-
tyce&orzy[zleczenim[niegdypacjemtatakzwanyplamapadulistbepiecznych
lekbw i realistyczmesadynikaniayzwaladbye popadanwarestrykelywienie,
ktée same mogpwplwa atak) [12,13].

WSPOLNE MIWNOKI ORAINDNVNIDALIZAJI | REKENACIE ZMIAN

We wszystkitrtzeclthoobachzaczynamy zdefimmaniadominuj cegmblemu
pacjen{faphemolizavn trznaczwraiw PNHpbjawmediatawevs. C-findings
wSMnpapadwAlPadopiempotenobiamyeapiiodpwiedmionitoriMgjpilniej-
sze potrgelystewe to:

1.SkéceniezasdodiagnaypoprzeczerwohlagdlaPXZ/SOiRzybkjeigkido
badaD potwwzaj cych [2,7,12].

2.0pieka&koodynwanaw o[rmdkachrefeencyjnycbrazwylorzystanisieci
ekspekich ERNp. ERNgBEoodNet) [16].

3.Rejestiydanereal-worddazrutynwepomiarjalo[cilyciabow ultarzadkich
choobach wBa[nie one cz sto najlepaén powkhata[j personalizacji [9].

PODSUMGNIE

Ultazindywiduawiameleczenireiejestw tychjednostkat¢hksusemjest

warunkiemylorzystanpatencjaBeuapiicelwanychoganiczenkasztw
wynikaj cych zzopadnej diagynoearz pwikBaD.
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Pof. dr hab. n. NMhaeselk Hus

Specjaliwtdziedzirmematooallgiitransplantaszpikkostneg&ieawnikKlinikiematooallogii

i Transplant&piksamodzielnegblicznesgmitakKdinicznengd w LubliniRofesoWniwersytetu
Medycznemglublini®pecjalisijediagnostylesczenibodbkrwiukBaduwiotw@egdeggBvwne
obszarpminteswabDnauéwychklinicznyclzaburzekiraepni cihBoniakaBopBwbd niedokrwi-
sto[ omz biaBaczBaczegdlakdywnizajmujei teapi nocnepapadwejhemoglobin{PiNH);
od2018okuprowadziadanmadnovymbpcjarméczniczymidliwiaj cykmntol wevn trznaczwrio
hemolizBof.HuskierujlradaniamadidentyfikasgecyficznyrcttygewdmakomorkadhiaBaawkch
ormzopacwaniemzczepiopkieciwbiaBvaepghachorychaprzelekBiaBactiknfocywoB komor-
kow i szpiczaka mnogiego.
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Piof. dr hab. n. Marda Podolak-Dawidziak

Personalizacja opieki

nad chorymi z hemofili

Hemofilimswmdzonskazkrwotoczapwodwan mutacjgenenajduj cegama

dBugimmieniachomosomX.Niedobéeynnikazepni dildprowadzdohemofilAj

natomiastynnikdAdohemofiBiSzacu$eé ,Jew PolscleemofiligpuA wyst puje
zcz sto[coloB@/100000sb6badrugaloBd/10000NahemofilchorujgBvwnie

m |czyzni,obikty s nosicielkami.

DISNOSTYKA | LECZENIE HEMOFILII

Przebiehooby zalley odstopnimiedobocezynnikdllubl X Post poanieiagno-
styczne i lecznicze w hemoWikiszkijtepstame dla hemofilii B

Postaci|lk maolkB&60% horyqlaktywneaezVIldl%mormyWpostacmiaokanej
aktywnodzynnikKaltlol-5%ormyawBagodma&jiywnotlegaezynniwgnod/ilI3+5%
i<40%ormyChoobaujawnisa zazwycwali-2okulyciaKrwawiesieamoist gdyd-
niedostawdimi [niwyst pupichorychci|k hemofilrzadkw hemofilimia ok
wanej, a w Baga#dhejzmie si nie pojawiaj .

Jkdnak| e obecnie zwraca si uwag , | e taki podziaBnie zawsze w peBi oddaje sytuacj poszcze-
gélnych p@cjentow. faramy &, By dczenie PB® szyte a nmar " ¢h dnego p@cjenta.

PERSONAICIZAN OPIEKI NAD CHORYM NA HEMOFILI

Personalizacpaeknadchorymahemofilipovinnauwzgl dniaélnezmienne
zalpne od:

hemofilfenotyp krwotpdéahybitosyanBwkdu ruchu,

pacjenta: wiek, dst p yIny, pos6b ycia e sczegblnym wzgl dnieniem &tywno[ci
fizycznej (sporty), plany na przysz®[ , choroby wspoéBstniej ce, inne stosowane
leczeniprzestrzegazdkecePofilaktykarmalgenomikal/faogmaketyka
(poprawia skuteczno[ terapii i minimalizuje skutki uboczne poprzez dobdér odpo-
wiednich lekéw i dawek na podstawie indywidualnego kodu genetycznego), farmako-
kinetyka, mastawienie @ mwych eérapii,
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leczenidmgapodawaniekudgylnazypodskrnacz stofiniedjipbjawy
nieplodaneprzeidywals&utecznomhierzalbwkefektywnohptd,liwo][
zaprzestanie leczenia, dost pno[ monitorowania laboratoryjnego, stosowanie
dzienniéelelekdanicznyptzwalaj cycdledzenirdywidualaletywno[ci,
pomocne w doborze indywidaadpasjkbtecznej dawki leku,

[rodavisbwe:stampsychiczmilmyodczynnmik [rodeavisewychywaruwok
waniaodzinna,ost pnof[leczeniatosunelfkematologl@ novychteapii,
dost pno[ wyoch Gk

Wraz z pogsam farnodkgii zmienia si nasze podej[cie do leczenia chorych

NOWE POIXEIE W LECZENIUCEBHORMEMOFILI

UchoryaolehemofiWwcelzahanmwanikrwawiesDosupa koncenmdtosoczopochod-
negdubrelombimpanegoz Villubkoncenatryrelombimoanegoz krzepni cMéall
0 przedBu|lonym czasie dziaBania.

Nov jak[ w leczeniu hemofwlii tsspneo nieoparte na czynnikach krzepni cie
td nieczymowikmi.

Nalleydonicliwuswoiptreeciwcm®Bmoklona@micizumhtéeB cz acczlXaczX
zast pUjezynnWlw rolikofaktarLekenjestaejesawanyloleczenpaofilaktycz-
nega choryatahemofilApovikBamhibitomibeinhibitowewszystkgaolupach
wietbwych. Jest podawadynpedcoktydzieD, co 2 lub co 4 tygodnie.

Doprzywcenirdwnaoavaghemostawybrzystwiehamwaniaatuwrlnycimhibitowr
krzepni pi@avoduj cyohinzmniejszeakeywnolfaihibiwoszlakwzynniklaandk-
wegdqTFPmarstacynkahcizumabyondugjiantyombingitusin.Trwajbadania
nad lekiem hamujooyoheks aktwanmego biaBka C (APC).

Dye nadzieyw |esi zteapi genw ,ktdéa moe by stoswanaw leczencu|kiej
hemofiAlubBbeinhibitoPolegmnanapodanirelombimnoanegwektawykazu-
j cegpawvinwactwdohepatocwtdawiaj cegdDNAgenWF8lubF9Potencjalmoee
prowadzi do wmaiB&emisji chlgriub wyleczenia.

Wci| pova|nymoblenmstanwi povstanigrzeciwc(ienBibidw)przeciwprzetacza-
nemuczynmiwkikrzepni dia@loprzeciwcdaBmayw,adzdozmniejszesnkateczno[ci
teapiiUchorycmahemofilApovikBanehibieomstosuje koncendtryomijaj ce
inhibiterfokoncendtrczynnmikaktywoanegoespopBmotombinfzawieeszynnilkj
VIILXX) aPClubkoncendtrelombimoanegaktywnegoynnikKa(rFVIIMatomiast
u chorych na hemofidir\Bllay.lk

WramachmofilaktkkivawbDaichoryazhinhibitomstosupe whemofiNobapowy|-
sz&koncendtyyrmzemicizummabtomiashemofiBiyl&rVillaubkoncizum@bhibitor
TFPINadrz dnyeelemeczencdhoryctmahemofilpovikBamnhibitean jesfego
emadykacj@si gai towzbudzajimmunotodecj (ITIP.olegananaregularnym,
wielomiesi czamyimzykiwaoinucendtrtuczVIlIBukeosi gai uokboB@0% horych.
ITuchoryaomhemofiBnallgypodejmua rozwa|nizuwagiamolliwo[wyst pienia
zespoBucmgawego.
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Pofilaktyczpmedawankencendtuniedobmvregoczynnikazepriia,prowadz ce
dozwi kszemilkaywnofczynnikanniejsldazbwyl@edv lubimzapobiegawalaj c
naprowadzenteybuycigakosop be hemofilciQznacznpopawiagak|[ |ycia.
W Polscprofilaktypaerwotna dzieciostaBwpowadzonw 2008r.,a wtdrna
u daorsBych w 2012 r.

WyBu|enbeBugo[lgiciacahorycimahemofildotakiejakw populaapi|czyzbe
hemofilspawiBpe jakichrowie[niayierzsi zwielocldravo[ci S oninaaleni
m.innachoohby ukBadsecavo-naczywnego maj wieléstotnychkrynmk ryzyka,
jakwcze[nieyst puj aeadci[niehitmiczeadwagaaburzedipidoe.Szczegdlnie
trudnetejgrupiehoryghsskuteczibezpieczaeoswanikebwprzeciwkrzepliwych
i przeciwpBytlh, co wymaga [cisBejywsfgiadBpgami.

Do innych wa|nych spraw nalely przygotowanie do nagBch i planowych zabiegéw
opeacyjnych, inwazyjnej diagnostyki.

ROLA STUYYCIA | ORGAGJAALECZENIAEROW Z HEMOFILI

BadzowdneznaczemaprzeBamywahdeotypmoi propagwani[odchorycaha
hemofilztdowegdrybyyciaregularnektywnoffézycznlkta nietylk uspawnia
ukBadchwlenakmicipopawidamopoczuWiRolszeastowanavgrupiehorych
nahemofilpovikBamnhibiton,4-letnskutecznbepieczmomw fizjotaepgi
uleczonymhfilaktycamieeP C,aodkilklatobj tdeshi grupahoryatahemofili
Z inhibetmri be otrzymuj clilpktyekmicizumabem

DU pomocjesttworzerdfgodibw LeczemHamofiilPiokewnycBkaKrwotocznych,
ktdée koodynujpost pmaniediagnostyczhecznicZamakmitynozwi zaniedgn
dostawy dm ol &Ww.

CelemdziBanimersoneduedycznejegsd |eniamietyldk dozmniejszewmca |[liwo[ci
zwi zanyehhemofilialJespwodwaniealy pacjenstoswaliprofilaktykgodnie
ze wskazaniami.

ZNEKENIE WSRPRQY ACJEMTI LEKARZA W PERGWNNAUIZECZENIA

Personahiangpoddggiedoleczenwa |esi tgd zestaByjmgoanonitowanienmstotne
znaczemea:rraporwani@rzepacjensdanuzdowiai przebiegaczencaouBatwia
powadzenedekdnicznydhienniéwlomazdolbnywanicecengkutecznollecdzenia
prze pacjenta i lekarza.

Najwaiejsjestzbudwanievzajemnego@ozumienimi dzyhorymjegdekarzem,
ktée umdliwim drywspoélnyybdépersonalwaoegnajlepszegqgliwegbeczenia
profilaktycznegoabilitacji we¢ghdda eclgor na hemofili

Pof. dr hab. n. Mheerda Podolak-Dawidziak

Specjalistzaakasiehodbwevntrznychematoloigoinlblogkiliniczn@p.ecnilcematologKatedrze
iKlinitlematoloiepiKomdéokwychChodbWewn trznytmiwersytMewyczneaguaPiaswdZ| skich
weWrocBawilenpauawei klinicznainteswanidotyczhgBwnigierwotnyiohtéornyztaburzé@mo -
stazynegakariocyzppeorno[oiielol@kejnaleczencgtostatycnrmaechemiobgri ormazleczenia
wspomagaj cegydhematoomllogiiByBamndziekaWydziaBekarskielgsztaBcePoalyplomego
we WcBawiu w latach 1999 2003.




KWALIFIKACIA PACENTOW DO TRANSPLANTACI ALLOGENICZNYCH | HAPLOIDENTYCZNYCH ORAZ CAR-T | LECZENIA BISPECYFICZNEGO

Prof. dmabn. med. Anng Czy

Klasyfikacja pacjentow
do transplantacji allogenlczny

| haploidentycznych oraz CAR-1/
| leczenia bispecyficznego
jako przykBady personalizacji lec:

Personalizae¢gaenimahematoomllogii wBa[ciwaapiadlawBalciwegtooego
wewBa[ciwgmasie staBa moliwadzi kiynamicznemawo wiimmuno tepgii

w ostatnidivocldiekadachzczegolhoeyczp novotwaw z limfocywd® (B-NHL)
omazB-ALlgdziebwnolegteost png metodgp odmienngkutecznofeaksyczno[ci
i oganiczeniaxcfanizacyjnYWtrefekieklucawoyymwyzwaniestajesi niewybaor
najsilniejszleegaeenia, lecz wBa[ciwa kveglofikoe ojatcrh atatejgsitr

Najstardmnadaflundamentaflarm immunotepgipazostajeansplantazljlagenicz-
nychkrwiotworyctkomoek macierzystyxlio-HS ®Tdej warto[wynika efektu
przeszczemeciwiaBaczce/clhoBoflGak Rawojtansplantartagploidentycznych
(haplo-HSiGTgtnpeoszerzyddst pnofdawow umdliwiajdcobdédawcdlaniemal
kal|dego cehgpa wymagaj cego tej metody

Novsze immunapgeg angaluj ce limfocyty T przeciwcia®a tmipimpe tiyffozne ¢
cytanmlizchimeryczngoeptemantygewgm(CAR) rozszerzyBpiwo[téczenia
choryagmawstavymi/opornyR/iR)hBoniakiaBniALtgk|ae pacjenié&tarszylatb

z obci |enianmternistycznBisipecyfskiopcj off-the-slistfybkvedno|enie),
natomiaGARtoteapi&omordwao potencjalzyskardiBugotrwlddglic h oo by

aucz [céhorychwyleczerWgp.maktyceymagtoalgorytméwalifikasgikwencjo-
novania: allo/haplo ARG Thispedw.fik

OCENA TRZECH OBSSZARPUNKT WYJZCIAADIFIKAI LECZENIA

Punktewyj[cikokwalifikpesbcentrzecthibszaw:(1l)xhooby (biologdgnamika,
chemwoa|liwo[ ()2pacjentaviekiologic,mmawno[rezerwgarz doewspoéBcho-
robovo[ praz(3)ogistykizakoteapidost pnoprocedu,mpoliwo[monitowania

i leczenimibBaD).

Integcjaycrelememipzwalake[li czyxelermeskonsolidacjpaajwy|szpmten-
cjalemdykac(jallo-HSCdgzeniradykalmnme oporno[¢CAR),czyteapiamoliwa
do szybkiego|lewvda i dBugotomddéejckody (bispecyfiki).
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WYBOR TERAPII W BSAREE LIMFOBLBBNEBXMORBWE (B-ALL)

W B-AlLbhlinatumonsabswanyw leczenpwemisyjnymopawiavynikdionsolidaciji
imoeoganicz¥onieczna@llo-HSCWielehoryc8kutecznejpdykaajierzalnej
choolyreszokwej(MRDpotwideonaw badaniBILASdaw badanit©G-@GRIE1910
(20249yykazakorzy[zestoswaniblinatumommadprzemierzrcikemiobgr tak|e
uchoryzhMRDujemn Wrazzupavszechnienbéimatumomhluec zmastajsi kwa-
lifikadaleczenpakonsolidacgirupaohysokiegzykawBaszk&ARD+/lulznie-
korzystnyoeichamiologicznygmdzieiejsc@AR-i allo-HS@Wymagw przyszBoJci
redefinrwmanidbecnCAR{tisagenlecld®bcdlormzbreksukabtagedanleux2b.|.)
stanwi standaw pierwotrogornoficw nawaci@oallo-HSCdhoryazmawstem
bewcze[niejsaikg-HS®Edg by rozwa|aneoniepwodzentieapifatundwyct{np.
blinatumomab/inotuzageabyclysbtowanych z intencpwadpenia do allo-HSCT

KWALIFIKAA DO LECZEGIJENPW ZRRESYWNYMOGAHYKAM I
B-IOMORBWY M|

W agesywnychBoniak&8cbhmoréawychrozlanynthBoniakwu|yctkomoek B
(DLBCthBoniakkw|ychomoéekBowysokistopniaBo[liwdHGBCdmzpierwot-
nymchBonidtoupierszidu|yckomébéekB(PMBCCARzmieniM&owaniwpierwot-
nejoporno[ciwczesnymawocieW randomiwanynmbadanidUMA-Z§ksykabtagen
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Leczenie biaBaczek u dziec

w Polsce jak udaBo si
przewy|szy |[redni europe]

Onklogiichematolodizdeci tadyscyplichaoGbrzadkiddPolsaecznizapadma
choob novotwaw 1100-12ddDiedNajcz stgzupnovotwadwdzieci cychbste
biaBacZkii kivspéBgrykmajweji mi dzynadaeovejormaz speBniempirzce o[odKki
onklogdizieci majjwy|szwthndaddvw zakasieliagnostihonitowanibeczenia
ostrychiaBaczekiecw Polsce leczonee wspoOoBgryz konsajamniemieak
wBoskimi. Wiefelleczalno[ w Polsce jesedwnyhpsmapmijiskla.

Podwzgl demovychrozpanabDwy Polscenklogidzieci obejmupdoB®,7% aBej
onklogijednakestodziedzimadycyngtotnié|ni casi odonklogigpacjentd
doosBychhovotworgzieci oeaj inn epidemioloigdiologhi|novotwory doo -
sBychtategilaczemianklogdizieci geginnaniludoosBydionklogdizieci cej
stosuje leczenpeowadzoneedBugi dzynadavyclpmoto&Bwteapislojarzonej,
opartejchemiotgri Oznacza,edziewi Polsce leczonaksamojakw kmajach
Euopy Zachodniej. Wyleczalolojgiwdwrik&ci cegpweBuynosi obecnie ponad 80
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Najcz stawmwotworwiekdzieci ceagdiaBac@XiMwszystknodvotwaw dzieci -
cychyjuzymoézgu(20%3dhBoniak3%heuaoblastoni@% guzWilms@ % pguzko|[ci
(7%)guzytkaneki kkich6%) guzyzaodibwe (4% )Niektémovotworwyst puj
cz [ciejdziemiiludobosByaip.ostabiaBactikafoblastycNirekténovotwory
uznawarzenovotwonypwodzieci gaknerwigkBodo/(newrblastontcayeczak
pBodw(nebrblastomMijekténovotwompraktyczmiievyst pugidziemipszpiczak
plazmocwiolub pwkekBa biaBatizkawa
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Dzieci z chorobami onkologicznymi w Polsce leczone s w 18 o[ rodkach akredytowanych przez
Polskie Towarzystwo Onkologii i Hematologii Dzieci cej, zlokalizowanych na Il poziomie
referencyjnol ci, w uczelniach medycznych lub instytutach resortowych; po 1 o[ rodku w ka| dym
wojewoOdztwie, z wyj tkiem najwi kszych wojewddztw: mazowieckiego i [I skiego oraz naj-
mniejszego  opolskiego. W ten sposob ka| de dziecko mo|e by leczone w o[rodku najbli| e]
swojego miejsca zamieszkania. Ten model opieki w ramach przygotowaD do Narodowej Sieci
Onkologicznej uznano za wzorcowy. kdnocze[ nie dla ka| dego rodzaju nowotworu wyznaczony
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jest koordynator na caB kraj, ktéry z jednej strony wspoBracuje ze wszystkimi o[ rodkami,
a z drugiej strony reprezentuje Polsk w gremiach mi dzynarodowych. Wszystkie o[rodki
onkologii i hematologii dzieci cej wspdBracuj ze sob i korzystaj ztych samych zasad i pro-
gramow dagnostycznych ietapeutycznych, wamach gup iiexi m dzynarodowych. kczenie
onkologiczne dzieci polega na terapii skojarzonej, w skBd ktorej wchodz : chemioterapia
wielolekowa, adioterapia, dczenie hirurgiczne, dérapia kmorkowa imimunoterapia.

WZROST WYLECZALNOZQCQIOWBIODMNEKCI| CE

Ocenisa |Jena[wiecirecznieoloBdOOysi cdziediagrravangaesthoobanowvo-
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w latacthziwi dziesi twgmosiBlmB®&4%nawschodzZig5%nazachodAaopy,

z 6|nicami pomi edgyonamalptrycznie dla wszystkickv.gObe guedéwyleczalno]
u dzieci zoblmori wotwowymi w Bpire przekzyBa 83%.
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jaj cesi novotwory badziepodatneachemiobgri .Drugimzynnikigesto,
|eomganizzieci jgyswwstanilepiepleowa wy|szeawkihemiotgriiloprzekBada
si nawi kszliczbpovikBalziecdlew efekiewi kszskutecznobdczeniiai ksz
wyleczalno] .
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Wonklogdizieci odjovi zujinneasadynnesposghbeczeniawonbklogkilinicz-
nepacjentdoosBydtefekievyleczalnefstnaczng|szadzieailudobosBych.
Nasukesw onblogskBadaj trzygBwneelementyersonplacuj cypacjentem,
diagnosty(lmatymmolekularma)zleczenigegomonitowanidwtymminimalna
choobareszokva MRDMgnapostawhipote,|]ewyleczalnepniklogjespevne-
gorodzajwskaznikistmnopiekidowotnelN.atymtleraporEuopejsklejizdowot-
nej2023okazuje,wyleczalnoy biaBaczkazheci cy¢gdstw Polscleepszai|
[redniaupbpejska:PolsceskaznbBk-letniphzgy zpovodubiaBaczkezkieci cych
wynios®87%vs.[redniaUE83% Jednalkwe wszystkiglhozostaByobwotwoach,
w caBej @llgii, wyniki leczenia s neldzeanadplejska.
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To efektnaktoéryskBada :wspoBywrami dzynadeva,diagnostyikaczenwedBug
slojarzonyplmgamdév chemiobgriiwieloleakejw progamachmi dzynadavych,
ogomnapracawieldudzw wielw[odkacldiagnostykRalekularmaonitowanie
minimalnej clyoeszokej.
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opartyaproto&leniemieckBmAMw ktéorymiebyBowymogwdiagnostmbilekularnej
imonitowani®RDJednaktensywonywopotencjaBuodkbwonklogihematologii




LECZENIE BZEAKAUIECI W POLSCEARIMSH WPIRZEWYEZREDNI EURSKE
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MBynarskiiegof.WalentyrBjalwiegnsta®B czome® konsacjumAIEOP-B &M
ostejbiaBacliimifoblasty2mdjipstejbiaBaczkpokwej(2000ymsamymalfy-
mydonieliczgeuppaDstWwtéerealizulleczendsetrydhiaBacuakieaignajwy|-
szyclwymogd najwy|szystandadév opartycma najnwocze[niejseejhnologii,
centrlneyeryfikamjramacmonitowanycihadaRlinicznylelwarunkiapwniaj
moliwo[aqiajlepszycynidw leczenilgmsamymw Polscesi gamwynikiieczenia
lepsze ni| w wi kszjdceuwpejskich.

WprzypadlostejbiaBactikmnmfoblastycarmetiyllbb wspoBpacujemzygrup AIEOP -
BFMalerealizujemyBasnmdmianprogamuw ktéejwuzgodniemkonsoajum
wpowadzondrogitempeutyczrzal|ycienmbortzomibaraz3 cyklblinatumomabu
(jak jedynyakiprogamna[wiecieWst pnewynikpokazujwy|sz skuteczno]

i mniejsz ilo[] olwjawégodanych u tej gruapcjem.o

CO BLE?

Projekty realizowane w ramach grantéw badawczych dla akademickich badaD Kklinicznych,
sponsorowanych przez ABM lub inne instytucje maj jednak ograniczony czas trwania. Wi | si
ztym bardzo du| e koszty ludzkie, organizacyjne i finansowe. Potrzebne jest wsparcie centralne na
obsBig kolejnych badaD klinicznych i pokrycie kosztow wynikaj cych z wymogéw prowadzenia
akademickich badaD klinicznych. Konieczne jest gwarantowane finansowanie badaD genetycz-
nych i molekularnych, i to nie tylko w biaBczkach, ale we wszystkich nowotworach, bo to sta® si
ju]l obowi zuj cym standardem diagnostyki i monitorowania w onkologii dzieci cej w Europie
Zachodniej. Potrzeb ostatnich miesi cy staB si konieczno[ wprowadzenia [wiadczenia
gwarantowanego w postaci finansowania blinatumomabu w pierwszej linii leczenia ostrej
biaBczki limfoblastycznej wysokiego ryzyka, co dotyczy okoB 40 dzieci rocznie.

Potrzelestdu|owi ceDzieaitralcieipozakDczenliziczencdodbonklogicznych
potrzebu¢habilitagjdlnozwojwejWszyspycjenxrdzakDczonyeczenpotrze-
buj [wiadczemgivmaantwanegmonitowani@ozakDczonyimczenpuzeciwnom-
twoowym pod k tem odlegHkBlaBloi€go [wiadczenia w Polsce nie mamy

Dzisiamjganiczenigestniev tpliwikrak finanwanidadabnolekularnyréhne
rocmaeavytrwaj alejeszcdealekdokoDcaOganiczeniasmtak|ebrakfinanw@ania
centrlneyweryfikaicijgzpenabiistopatologicomyzthrakrejesdcji finanwania
niektoryletbw u dzieclio wszyssatkeshampotrzebmweka|dynniuaby méczeali-
zawa hasBwi dzynadavegdowarzyst@aklogbhzieci ¢SJlOR)y |adnédzieok
nie umarBovpdouwo clody nwotw @w e |
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Doobekhauéwyobejmupomna@20racopublowanyckhczasopismaazhdwychpona@50bsarkt@

zjazdwychCzBonk®jwych zagrnicznytwarzystNhaudwychPolskiefoarzystwWadiatrycznego,

Polskiewarzyst@ablogiHematolozieci cRglskiepwarzystWamatologidransfuzjohwgo
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REKOMENDACE MIAN SSTEMOWYCH W IBRUNKU %I KSZENIA NDYWIDUALIZACI ECZENIA RCENTOW HEMATOLOGICZNYCH

REKOMENDACJE ZMIAN SYSTEM

1.Wzmocnienie modelu medycyny spwears®jnalizo

Indywidualidacgenpavinnatanwi fundameopiekiematologicaVeajunkiem
jejskuteczmeplizaggistpartnersiwaspoByralekarzapacjentemwzgl dniaj ca
prefeencjehoggojegstarkliniczomzjak[ |yciaModetlenpovinieopier si na
przestrzeganiuazidhsamcpo sétnie pacjengdaaompliamnpoe tmie lekarza.

Kluczawe dziaBania:

systemeinwestyojeovoczesdiagnostyglenetyczmqglekulariimmu -
nofenotywooaz jej peBnaacjaegxypesem apeutycznym,

wpowadzennarz drdzliczewiychumqgliwiaj cweyhwbnywaniteaawansa-
nejdiagnostiygmatologicwrieybiambulatoryjnymeallmieodhospitali-
zacjoziiczanepmwarch JGP

konsekwentwemacniamimbulatoryjogiekspecjalistycame¢lementu
odwdconejgmidy [wiadczeD , w tym:

uBatwiekoataktowaniprogamdv lebwychw poadniacthematologicz-
nych rzivi zanych z oddziaBami/klinikami hematologii,

uelastyczniwpimeogwpmogamdév lebwychodej[codobavi zklhospi-
talizacpzosztywnych kwyéeawd ch),

umgliwieniealizagpgamdvlebwychvpoadniaadysponuj ckaer -
petentnymi hematologana,ieniced formalnej strg&hizpocornej.

2.Krajava Sie Hematologiczna (KSH)

KeajwaSieHematologigzavannata si realnymarz dziemtegruj cgersonali-
zac] ®wegrii z efektywno[ci ®ysnedmagyjnego.

Wymaga to:

uporz @dwania finawnasmia diagnostyki kwalifikacyjnej,
wzmocnienia ambulatoryjne galizadcedwiar,

wdolenia mieéwikakci owno[ci dost pu agamiv lekwych,
wspOByxry analitycznej z pBatnikiem publicznym,

bi¢ cej identyfikacji wahiminmeno[cegionalnych,

przenoszenia cz [ci [wiadczeD blijlej miejsca zamieszkania pacjenta




REBGMENACJE ZMIAN SYV8YHMO

3. Ogo6lnopolska siatdailmomolekularnych

Nigeb dneesstworzemwigdlnopolskiieegiematologiczimypowtoriwmolekularnych
poprze

wdpolenie jednolitych ddardakjrieni®@rkpetencji,
budw inéstruktury IT/LIMS,

zapwnienieqgjak i imteaacyjnofci,
zagwantwanie stabilnegowamaaswmadaD,

integcjdiagnostykaByBaDcuchempeutycznyapobanianateriabou
monitowanie leczenia.

Remendujei rozszerzemugdynoejdiagnostypkiechnolodNé& S(Nt-Genaeiron
Sequenti@zWESWholeeBreSequengmgeludentyfikacyjtacpiomatycznych
i monibwrania klonalneljueji obpr

4. Zmiany w fimearsio [wiadczeD

Dlazapwnienidost pno[ddb diagnostylipersonawizme gbeczenhamatoomn-k
logicznegaoikczne s zmiany wazceanygadr fiwamsa [wiadczeD, w tym:

wpowadzenikeelimiwegofinanw@anideczenmnovotw®dw krwii ukBadu
krwiotwrego,

obaovi zétwarenegocjawjarto[aimdv w przypadkazszerze mpimgam dv
lebkwych owe cz steczki lub linie leczenia,

zagwantwanidinanw@aniddadaPredy&kyjnycdhgenetycznyakhwarunku
kwalifikacjiomamu lekego,

wyB czenie badaD genetycznych z ryczaBtogaimgne«egaenego pr
pawid®a taryfikacgpitgrodskhych ga’kdbnych [wiadczeD,

wyodbnieniteapiCARjakosobnefgwiadczegimaantwanegohejmuj -
cego diagnostigkzenieapitepoikBaD.

5. drapie CAR-

Nalley zapwni utrzymaniimzwogieciertybwkanycb[odkbw CAR-speBniaj cych
aktualne wymagania, w tym:

posiadanrzigo®PolamsplanKugjwegdcentruBandwani&omdrki Tkanek
oraz dostawctechnologii,

dysponowanie wielospecjalistycznym zespolem (hematolodzy, transplantolodzy, neuro-
lodzy, anestezjolodzy, radiolodzy, patomorfolodzy, wykwalifikowane piel gniarki, farma-
ceuci, ¢hgno[ci dboratoryjni),
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posiadamiestruktaicho[odkaPacwniAfeazy BankiKomd&rkormazZakBadu
Injynierii Genetycznej.

6. Opieka nad pacjentami z hemofili
Rebmenduje si

rozwoj [dbw Leczenia Hemofidwiny ®molsrkaz Krwotocznych,
szersze ofjelmie dostadwwlel domu,
edukac] weslkrpfilaktyki,

przeBamywaheeotypdi promavaniedowegostylyyciammzbepiecznej
aktywno[ci fizycznej,

rozwoj domej fizjapeir u pacjeneczonyoHipaktycznie,

wdr g anie modelu samoleczenia (rgortowanie stanu zdrowa, elektroniczne
dzienniczki).

7. Cholby ularzadkie

Nalley wabfty model adtndywiduwalkmnej opieki moprze

skocenie czasu dozgiggnotem czerwonychZfliagOR)PO

koodynwan opiekw o[obdkachefeancyjnyomzwybrzystandiecERN
(npEuoBloodNet

rozwojefesdw i wgkzystanie daeglk-two,rld

rutynoe pomiary[j@k|ycia jakkaznik efektywapiici ter

8. Hematologia dzieci ca

Rekbmenduje si

finanw@aniebada@enetycznyamolekularnycdhwszystkicbwotwarh
dzieci cych,

finanwanie cardhrej weryfibag@ginaeD histopatologicznych,
centrlne wspismkademicklhaldaD klinicznych,
zapwnieniehrabilitacji ogzoWopoej watcie i po leczeniu,
wdolenie [wiadczenia onmamitarodlegBwchBad ,
rozszerzereijesdcji i finaasoa bewkpediatrycznych,

formalne umwecnie Rejestraldynki Hematologii Doipeifcej@mildr
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Rekomendacje dotycz ce dost pu

do terapii | rozszerzems&aza

Priorytetopotrzghv zakasialost ppacjenmtdhematologiczdpéhnwacyjnych
teapii wskaZOR TEHNEMZEO 2026

CzBoowkieZarz drRolskiewarzystiwamatolodiansfuzjologiynikgBowania
stworzVilst priorytewdrefundacyjnycdrok2026Najejczele dwiemoveteapie
doleczenpacjemt@eszpiczakipddmzmocwiyonWdziesi tcajbdrziegotrzebnych
lebw znalazBya|4teapi€€ AR-wewskazanidoheczensapiczakl@azmocweaq o
ormazchBonigkaddiwvegoHdematoomllkbdzyczekutak|eefundaajgvyctscheman6
leczenza|yciemrzeciwcnaBoklonalnwcttymkoniugat®@mzinhibitewkinazy
Brutona.

Lek nazwa INN Nazwa hanwhqg Wskazanie

schemat leczenia

1 daatumumab Darzalxe WRd,VIRd+DRszpiczak plazmgcyto
1. linia

2 ciltacabtagene autol€éaceykti szpiczak plazmgcyto

3 akalabrutynib Calquence; A+BR chBoniaknzdkk

pBaszcza

4 akalabrutynib Calquenc¥é; ¥ przelekBa biaBaczka
[imfocya

5 pirtobrutynib Jay mia przelekBa biaBaczka
[imfocya

6 lisocabtagermdemael Breyanzi chBoniak g@wydk

7 belantamab mafodotiBilererp; BPBD szpiczak plazmwgcyto

8 pirtobrutynib Jay gia chBoniaknokk

pBaszcza

9 idecabtagene vicleuddlecma szpiczak plazmgcyto

10 axicabtagene ciloleu¥esicarta chBoniak g@wydk
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1.

PBL

WB czendeprogamulelowegoPBlLakalabrutywiblojarzenawenetoklakesm@m
pirtobruty.nibu

2. AML

Kontynuacjastoswywaniprogamulelowegaodynamiczneoggeoojtieapicelo-
wanych i immuaywiiezgodnegesdicjami EMA | aktualnyansitaddeicznymi.

3. OBL (B-ALL)

Rekbmenduje sefundacj blinatumomabu:

upacjeni@ OBLz linilimfocyw® (B-ALh¢gz chomosomkiladelfipodnie

zwynikamadanBOG-GRIR1919toswani® pierwsZejiblinatumomabu
wsekwenzpihemiotgri konsoliduj costaBsd nowymstanddemleczenia

w tej grupie chorych,

uchoryczhOBlzB-ALtchomosomehiladelfedu&j intensywnohemio-
terapii lub zast pienie blinatumomabem, co wedRBig najnowszych badaD jest
optymaln opcj leczenia,

upacjemaB-AlLiZujemnMRDpodawanbhkinatumonmnvedkesi&onsolidacji
remisji.

4. DLBCL

Nigaspmione potryedbfundacyjne:

refundadpeapiCAR{lisokabtageasdeuqeldrugiéijniuchoryahekwalifi-
kuj cych si do auto-HSCT

refundacgaofitamabselojarzenzlGemOx teapiiR/RDLBClL pacjento
niekwalifikuj cych si do auto-HL.SCT ani CAR-

5. Szpiczak plazmgcyto

RefundacjaptierCAR -

6.

MDS

Celem leczemwimmaybedu&ja zane[ci odnsfuzji paprze

dost p dowo@zesnychptidnjetelstat, inhibitory splicingu RNA)

indywidualizaajegitirdapeutycznej.
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7. Hemofilia

Zapewnienie dost pu do innowacyjnych terapii o wydRBi|onym dziaBniu oraz terapii
podskrnyckladoosBydhdzieca,zwBaszeapwnienikontynuatgiczeniaapi
podskrn mBodynosBym.

8. Hematologia dzieci ca

Wprowadzeniewiadczermiwaantowanegmbejmuj ceoanwanieélinatumomabu
w pierwszej linii lecgjebhiaBastzki limfoblastycznej wysokiego ryzyka.

9. rnsplantacpankek krwiotwa&rych

U pacjentow starszych, obci |onych wspéRBhorobowo[ciami oraz po przeszczepieniu
od dawweohaploidentycznychekjesbobwpadzenie skutecafikgkpykwik@aDbD .

Nieaspokonpotrzebbefundacyjntymobszargestost podefibtydwleczeniu
zespoBu wojedfci |yB paych wotravych (SOS).
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