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Wspadlne stanowisko organizacji pacjentéw chorujacych na miastenie dotyczace
rzeczywistego dostepu do terapii, w aspekcie realizacji Planu dla Choréb Rzadkich
na lata 2024-2026.

Jako aktywnie dziatajgce organizacje pacjentéw z miastenig - Stowarzyszenie Miastenia Gravis
FACE to FACE, Polskie Stowarzyszenie Chorych na Miastenie Gravis ,Gioconda”, Polskie
Towarzystwo Chorob Nerwowo-Miesniowych oraz Stowarzyszenie Oséb Dotknietych
Chorobami Nerwowo-Miesniowymi ,Kameleon”, w petni popieramy zatozenia Planu dla
Choréb Rzadkich na lata 2024-2026, oraz apelujemy o ich jak najszybsza realizacje we
wszystkich obszarach. Realizacja Planu stwarza realne nadzieje na rzeczywisty dostep do terapii
oraz poprawe opieki nad pacjentami z miastenig w Polsce.

Miastenia jest rzadkg chorobg, na ktérg zachorowaé mozna w kazdym wieku. Zaburzeniu ulega
przekazywanie impulséw z zakonczen nerwowych do miesni, co prowadzi do ostabienia
réznych grup miesni szkieletowych, nasilajgcego sie w czasie wysitku. Objawami miastenii sg
m.in. opadanie powiek, podwdjne widzenie, problemy z méwieniem i przetykaniem, mniejsza
tolerancja wysitku fizycznego i inne, w zaleznosci od miesni ulegajgcych ostabieniu, w skrajnych
przypadkach moze dojs¢ do zatrzymania oddechu. Chory nie moze funkcjonowa¢ normalnie
i wymaga wsparcia w najprostszych czynnosciach, np. w ubraniu sie czy umyciu. Polskie dane
epidemiologiczne wskazujg, ze na miastenie aktywng, wymagajacg leczenia objawowego
choruje ok. dziesieciu tysiecy oséb. Ciezkim, zagrazajgcym zyciu stanem choroby jest przetom
miasteniczny, ktérego doswiadcza ok. 15-20% pacjentow.

Ponad potowa chorych na miastenie jest w wieku produkcyjnym. Co drugi z nich rezygnuje
z pracy zawodowej, a co trzeci w catej populacji pacjentéw potrzebuje statej lub czasowe;j
opieki, ktérg sprawuje zwykle kto$ z rodziny, zostawiajgc tym samym swojg prace zawodowa.
Roczne koszty zasitkdw chorobowych oraz rent dla pacjentdw z miastenig wynoszg okoto 40
mlin zt, a koszty zwigzane z absencjg w pracy opiekundw chorych na miastenie szacuje sie na
blisko 80 min zt. Roczne koszty posrednie zwigzane z niepetnosprawnoscig z powodu miastenii
szacuje sie na ponad 190 min zt. Dla wiekszosci chorych miastenia pozostaje chorobg
przewlekta i wymagajaca leczenia. Koszty przeznaczone na leczenie miastenii sg blisko 10-
krotnie nizsze niz koszty spoteczne (dane za.....).



Poprawa rokowania i redukcja $miertelnosci u pacjentdw z miastenia zwigzana jest
z postawieniem diagnozy i dostepem do skutecznej terapii, dopasowanej do potrzeb
medycznych pacjenta. Pacjenci z miastenig, dzieki zastosowanemu leczeniu moga
funkcjonowaé normalnie mimo ograniczen zwigzanych z chorobg, a niektérzy dzieki terapii
0siggajg stan remisji.

Ponizej przedstawiono postulaty naszego srodowiska w procesie realizacji szesciu kluczowych
obszaréw Planu dla Chordb Rzadkich na lata 2024-2026 w zakresie miastenii.

Obszar | — powotanie Osrodkéw Eksperckich Choréb Rzadkich (OECR) oraz analiza
wprowadzonych dla nich produktéw rozliczeniowych

Kluczowe, z perspektywy pacjentdw z miastenig jest powotanie Osrodkdéw Eksperckich Choréb
Rzadkich (OECR) oraz analiza wprowadzonych dla nich produktéw rozliczeniowych. Obecnie
pacjenci z miastenig nie wiedzg, gdzie mogg by¢ skutecznie diagnozowani i leczeni. Bardzo
wazne jest cykliczne szkolenie lekarzy i pielegniarek z zakresu diagnostyki i terapii miastenii.
Kluczowa jest réwniez wspoétpraca pomiedzy lekarzami POZ, specjalistami pracujgcymi w AOS
i szpitalnymi o$rodkami klinicznymi.

Jednym z priorytetéw w optymalizacji Sciezki pacjenta z miastenig powinno by¢ umozliwienie
udzielania konsultacji przez osrodki wyspecjalizowane w_miastenii lekarzom prowadzgcym
pacjentdw z miastenig na co dzien - na poziomie AOS, czy mniejszych szpitali, w tym SOR.
Ogromng szansg na rzeczywiste wprowadzenie tego rozwigzania jest opracowywane obecnie
przez CEZ narzedzie e-konsylium, umozliwiajgce przeprowadzanie zdalnych konsultacji

medycznych.

Wprowadzenie i upowszechnienie e-konsylium, do konsultacji lekarz-lekarz, to ogromna szansa
dla chorych na miastenie. Ze wzgledu na specyfike i zmienno$é objawow choroby, leczenie jak
najblizej domu jest kluczowe dla bezpieczenstwa i komfortu pacjentéw oraz ich rodzin.
Jednoczesnie ekspertyza dotyczaca terapii miastenii pozostaje skoncentrowana w kilku
osrodkach w Polsce. Osrodki te, sg zlokalizowane w centralnej i potudniowej Polsce. Zdalne
telekonsultacje pozwolg tym os$rodkom zapewnia¢ optymalne, skoordynowane leczenie bez
koniecznosci ucigzliwych dla pacjentéw podrézy do OECR. Takie szerzenie ekspertyzy na linii
OECR — AOS/szpitale blizej domu pacjenta wpisuje sie takze w koncepcje tzw. odwrdconej
piramidy swiadczen.

Obszar Il — poprawa dostepu do badan diagnostycznych wykorzystywanych w diagnostyce
i leczeniu choréb rzadkich

W ponad potowie przypadkdéw chorych diagnoza miastenii zostata postawiona po dtugim
poszukiwaniu przyczyny. W 44% przypadkow zajeto to nie dtuzej niz rok, w 37% przypadkéw
odbyto sie w czasie od 1 roku do 3 lat, a w 19% przypadkdéw 4 lata i wiecej. Co trzecia badana
osoba ocenia, ze proces diagnozy miastenii byt dtugi i skomplikowany pod katem liczby badan
i wizyt lekarskich. Podstawowym elementem w diagnostyce miastenii jest ocena kliniczna ze
szczegdlnym uwzglednieniem meczliwosci miesni oraz zmiennosci nasilenia objawéw w czasie.
U wiekszosci chorych z klinicznymi objawami miastenii diagnoze mozna potwierdzié¢ za pomocg
testéow serologicznych na obecnos¢ swoistych dla tej choroby przeciwciat przeciwko



receptorowi acetylocholiny (przeciwciata anty-AChR), przeciwciat przeciwko swoistej dla
miesni kinazie tyrozynowej (przeciwciata anty-MuSK) lub przeciwciat przeciwko biatku
zwigzanemu z receptorem lipoproteiny o niskiej gestosci 4 (anty-LRP4). U pacjentow
seronegatywnych, u ktérych wyniki testéw serologicznych nie wykazaty obecnosci swoistych
przeciwciat, pomocne w diagnostyce moze by¢ wykonanie testéw elektrofizjologicznych
(elektrofizjologicznej préby miastenicznej lub elektromiografii pojedynczego witdkna
miesniowego) oraz testéw farmakologicznych. U kazdego pacjenta z rozpoznaniem miastenii
nalezy wykonac badanie obrazowe, tomografie komputerowg lub rezonans magnetyczny klatki
piersiowej, ze wzgledu na mozliwos¢ wspotwystepowania grasiczaka. Dlatego postulowana jest
poprawa dostepu do badan diagnostycznych wykorzystywanych w diagnostyce miastenii oraz
realizowanie Sciezki diagnostyczno-terapeutycznej pacjenta z miastenia.

Obszar Il - poprawa dostepu do lekéw i srodkow specjalnego przeznaczenia zywieniowego
w chorobach rzadkich

Pacjenci z miastenig bardzo doceniajg poprawiajgcy sie dostep do lekéw stosowanych
w chorobach rzadkich i fakt, ze w ostatnich pieciu latach, co trzecie refundowane czgsteczko-
wskazanie dotyczyto chordb rzadkich.

Pacjenci z miastenig w Polsce oczekujg jednak na poprawe rzeczywistego dostepu do lekéw —
szczegblnie w ramach programu lekowego B.157. Leczenie chorych z uogdlniong postaciag
miastenii (ICD-10: G.70.0). W miastenii wystepuje potrzeba dostepu do szerokiego wachlarza
innowacyjnych terapii o réznych mechanizmach dziatania, co umozliwi szczegdlnie istotng
w miastenii indywidualizacje leczenia. Leczenie objawowe miastenii czesto jest
niewystarczajace i wigze sie z wystepowaniem u pacjentéw licznych dziatan niepozadanych.
Dowody kliniczne wskazuja, ze stosowanie innowacyjnych lekéw moze poprawic stan zdrowia
oraz jako$¢ zycia pacjentdow z miastenig. Terapia tymi lekami, zapewniajgc lepszg kontrole
choroby, moze rowniez obnizy¢ koszty hospitalizacji i leczenia ratunkowego, a takze zmniejszy¢
bardzo wysokie koszty zwigzane z utratg produktywnosci pacjentéw z miastenig oraz ich
opiekunéw. Dostep do innowacyjnych terapii powinni mie¢ nie tylko pacjenci z najciezszg
postacig miastenii (doswiadczajgcy przetomdéw miastenicznych i zaostrzen, a wiec standéw
zagrazajacych zyciu i wymagajgcy terapii ratunkowych), ale rowniez pacjenci, u ktdrych
pomimo stosowania leczenia standardowego nie udaje sie kontrolowa¢ objawdéw choroby, co
uniemozliwia im normalne funkcjonowanie. W kwietniu 2024 r. Minister Zdrowia zrefundowat
nowe terapie w miastenii: mykofenolan mofetylu na wykazie otwartym oraz rytuksymab
i efgardigimofd alfa w ramach programu lekowego B.157. Leczenie chorych z uogdlniong
postacig miastenii (ICD-10: G.70.0). Od stycznia 2025 roku w programie lekowym B.157 jest
refundowany trzeci lek — rawulizumab.

Jednak zgodnie z danymi NFZ do korica czerwca 2025 r. w programie lekowym B.157 objetych
leczeniem innowacyjnymi lekami biologicznymi (rawulizumabem oraz efgartigimodem alfa)
byto ok. 40 pacjentdw, podczas gdy populacja spetniajgca kryteria do wigczenia do programu
lekowego szacowana byta przez ekspertéw na ok. 200-430 pacjentéw. Oznacza to, Ze nowymi
terapiami jest leczonych obecnie tylko 10% chorych na uogdlniong postaé miastenii, ktérzy sie
do nich kwalifikuijg.

Wynika to z gtéwnych dwdch przyczyn. Po pierwsze, kontrakt NFZ na program lekowy B.157.
Leczenie chorych z uogdlniong postacig miastenii  (ICD-10: G.70.0) jest zbyt niski




i_nieadekwatny do potrzeb terapeutycznych pacjentéw. Zgodnie z naszymi szacunkami,
kontrakt z 2025 roku moze starczy¢ na roczng terapie lekami innowacyjnymi zaledwie
kilkunastu pacjentéw. Liczba osrodkdw w Polsce leczgcych miastenie w ramach programu
lekowego w 2025 r. wynosita 54, ale tylko ok. 20 osrodkéw wtgczyto po paru pacjentéw do
programu lekowego. Po drugie, kryteria kwalifikacji pacjentdw do programu lekowego B.157
wymagajg urealnienia i rozszerzenia.

W kwestii urealnienia warto zauwazyé, ze utrudniony dostep do innowacyjnych terapii
biologicznych w ramach programu lekowego dotyczy nawet pacjentdw z najciezszym
przebiegiem miastenii (doswiadczajgcy przetomow i zaostrzen, a wiec standw zagrazajgcych
zyciu i wymagajacych terapii ratunkowych). Przyczyng sg zbyt restrykcyjne kryteria wtgczenia
— w tym bardzo precyzyjnie zdefiniowana wczesniejsza sciezka leczenia, — ktdre nie
odpowiadajg realnym sytuacjom najciezej chorujgcych pacjentow.

W kwestii rozszerzenia - dostep do innowacyjnych terapii powinni mie¢ nie tylko pacjenci
z najciezszg postacig miastenii, lecz takze ci, u ktérych mimo stosowania leczenia
standardowego nie udaje sie kontrolowac objawdw choroby, co uniemozliwia im normalne
funkcjonowanie. Doswiadczajg oni duzego obcigzenia chorobg oraz jednoczesnie powiktan
zdrowotnych zwigzanych z dtugotrwatym leczeniem immunosupresyjnym, zwtaszcza
negatywnych skutkdw przewlektego stosowania sterydéw (m.in. osteoporozy i zwiekszonego
ryzyka ztaman, cukrzycy i zaburzen metabolicznych, zwiekszonej podatnosci na zakazenia).
Problem dotyczy szczegdlnie oséb po 50. roku zycia, z chorobami wspofistniejgcymi, ktérych
odsetek wsrdéd pacjentow z miastenig stale rosnie.

Zauwazamy tez, ze lekarze nie traktujg nas, miastenikéw, jako pacjentdw wymagajgcych
w niektérych przypadkach pilnego rozpoczecia skutecznej terapii. Pozorna kontrola choroby
uzyskana dzieki krétko dziatajgcemu leczeniu ratunkowemu nie powinna powodowac
odraczania decyzji o wigczeniu terapii biologicznej. Wynika to z faktu, ze pacjent pozostaje
w ryzyku stanu zagrazajgcego zyciu, moggcego wymagac ponownego, a nawet przewlektego
stosowania terapii ratunkowych. Ponadto u pacjentéw z wysokg aktywnoscia miastenii
konsekwencjg takiego odroczenia sg powiktania zdrowotne zwigzane z dtugotrwatym
leczeniem immunosupresyjnym, zwfaszcza z przewlektym stosowaniem sterydéw (m.in.
osteoporoza, cukrzyca, infekcje). Przypominamy, ze nieskutecznie leczona miastenia generuje
ogromne koszty spoteczne — same koszty posrednie zwigzane z utratg produktywnosci
pacjentdw (co drugi chory jest w wieku produkcyjnym) oraz ich opiekundw szacuje sie na pot
miliarda ztotych (ok. 480 min zt, wg raportu , Liczymy sie z miastenig” z 2024 r.). Zastosowanie
innowacyjnych lekéw biologicznych, dzieki lepszej kontroli choroby, moze istotnie je
ograniczy¢, przy zwiekszeniu efektéw zdrowotnych i utrzymaniu jakosci zycia chorych.

Zaréwno najnowsze wytyczne kliniczne, jak i rekomendacje polskich ekspertéow, wskazujg na
potrzebe udostepnienia kolejnych innowacyjnych terapii zwtaszcza tym chorym na miastenie,
dla ktérych standardowe leczenie jest niewystarczajgce i ktorzy jednoczesnie doswiadczajg
duzego obcigzenia chorobg oraz powiktan zdrowotnych zwigzanych z dtugotrwatym leczeniem
objawowym. Lepsza kontrola choroby dzieki nowym terapiom moze znaczgco obnizy¢ koszty
posrednie zwigzane z chorobg i przede wszystkim poprawi¢ warunki zZycia pacjentow
W wymiarze osobistym, a takze spotecznym. Dlatego z nadziejg oczekujemy na dostep
refundacyjny do kolejnych terapii, w tym rozanoliksyzumabu, ktéry otrzymat pozytywna



rekomendacje Prezesa AOTMIT w listopadzie 2025 roku. Pacjenci oczekujg réwniez na
refundacje publiczng w Polsce pozostatych zarejestrowanych w Unii Europejskiej terapii, jak
zilucoplan i nipocalimab.

Obszar IV — Polski Rejestr Choréb Rzadkich
Polski Rejestr Chordb Rzadkich (PRCR) powinien obja¢ rowniez pacjentéw z miastenia.
Obszar V — Karta Pacjenta z Choroba Rzadka

Karta Pacjenta z Chorobg Rzadkga dla pacjenta z miastenig jest sprawg kluczowg. Kazdy lekarz
i pielegniarka zajmujgca sie chorym na miastenie powinni dzieki Karcie wiedzie¢, na co choruje
pacjent. Dotyczy to szczegdlnie standw zagrazajgcych zyciu, w ktorych pacjent jest
nieprzytomny.

Obszar VI - prowadzenie Platformy Informacyjnej ,Choroby Rzadkie”
https://chorobyrzadkie.gov.pl oraz rozwdj i szerzenie wiedzy o chorobach rzadkich

Osoby z miastenia majg ktopot ze znalezieniem wiarygodnej informacji o chorobie, w tym
mozliwosci diagnostyki i terapii. Wprowadzenie Platformy Informacyjnej ,,Choroby Rzadkie”
wspiera rozwdj i szerzenie wiedzy o chorobach rzadkich, w tym miastenii. Organizacje
pacjentdw na swoich stronach internetowych, wydawnictwach oraz konferencjach
i seminariach propagujg wiedze na temat diagnostyki, terapii i zycia z miastenig. Udzielajg
wsparcia i budujg spotecznos¢ pacjentéow. Dzieki konferencjom naukowym organizowanym
przez towarzystwa naukowe i osrodki kliniczne wiedza na temat miastenii wzrasta z roku na
rok.

Organizacje pacjentdéw w Polsce wspdtpracujg z europejskimi organizacjami pacjentdéw oraz
organizacjami pacjentéw w poszczegdlnych krajach. Pozwala to na poréwnanie sytuacji
pacientéw z miastenig w Polsce z sytuacjg pacjentdw w innych krajach UE-27. Kluczowg
réznicg, ktéra zauwazamy, jest gorszy, rzeczywisty dostep do nowych terapii, ktéry w Polsce
dotyczy tylko utamka pacjentdw z uogdlniong postacig miastenii. Jednoczesnie z satysfakcja
obserwujemy sukces w terapii stwardnienia rozsianego (ok. 60% zdiagnozowanych pacjentéw
ma dostep do terapii w ramach programu lekowego B.29) oraz rdzeniowego zaniku miesni
(SMA), gdzie w programie lekowym B.102. FM leczonych jest ponad 1,1 tys. pacjentéw trzema
nowoczesnymi terapiami. To pokazuje, ze w Polsce mozemy wspdlnie odnosié¢ sukcesy
diagnostyczno-terapeutyczne w chorobach neurologicznych.

Organizacje pacjentdw z miastenig majg réwniez nadzieje na rzeczywisty dostep do terapii oraz
konstruktywny dialog w procesie optymalizacji opieki nad chorymi na miastenie w Polsce.

Stanowisko podpisaty:

Stowarzyszenie Miastenia Gravis FACE to FACE

Polskie Stowarzyszenie Chorych na Miastenie Gravis ,,Gioconda”

Stowarzyszenie Osdb Dotknietych Chorobami Nerwowo-Miesniowymi ,Kameleon”

Polskie Towarzystwo Choréb Nerwowo-Miesniowych
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