Coraz czestsze nowotwory, coraz lepsze terapie

Ostatnie dekady przyniosty wzrost zachorowan na nowotwory ukladu
krwiotworczego i limfatycznego. Dzieki zaawansowanym badaniom i coraz wiekszej
wiedzy na temat molekularnego podloza tych chordéb, mozliwe jest jednak coraz
lepsze ich leczenie. Przyklad stanowig nowe leKi z grupy inhibitoréw JAK, stosowane
u chorych na mielofibroze.

Obecnie w hematoonkologii wyréznia sie ponad 140 réznych nowotworéw uktadu
krwiotwérczego i limfatycznegolll. NajczeSciej wystepuja nowotwory nalezace do trzech
gtownych grup: biataczki, czyli nowotwory wywodzace sie z krwinek biatych; chtoniaki, czyli
nowotwory ukladu limfatycznego oraz nowotwory wywodzace sie z uktadu chtonnego,
a zlokalizowane w szpikullli2],

Do rzadkich nowotworéw wywodzacych sie z ukladu krwiotwdérczego zalicza sie nowotwory
mieloproliferacyjne bez mutacji w genie BRC-ABL (charakterystycznej dla przewlektej biataczki
szpikowej), w tym mielofibroze, czerwienice prawdziwa i nadplytkowos$¢ samoistnalsl.

0d kilkudziesieciu lat obserwowana jest zwiekszona zapadalnos$¢ na nowotwory krwil4l. Moze
to wynika¢ miedzy innymi ze starzenia sie spoteczenstw. W roku 2021 nowotwory ztosliwe
uktadu krwiotwdrczego i limfatycznego zdiagnozowano w Polsce u ponad 10 tys. pacjentowlsl.

W ostatnich latach widoczna jest jednocze$nie wyrazna poprawa wskaznikéw przezyclsl. Ma to
zwigzek z coraz lepszymi metodami diagnostyki i coraz skuteczniejszymi metodami leczenial*l.
Powstato wiele nowych terapii, ktére dziatajg na konkretne zmiany genetyczne lezace u podtoza
danego nowotworu krwi. Przyktadem jest chociazby mielofibroza, inaczej wtéknienie szpikulél.

Wiekszos¢ choréb hematologicznych powoduje zmiany w liczebnosci sktadnikéw
krwi, ktére mozna wykry¢ dzieki badaniu morfologii krwil3l. Dlatego jest to
podstawowe badanie w diagnozowaniu choréb uktadu krwiotwdrczego
i limfatycznego. Kazdy z nas powinien robi¢ je przynajmniej raz do roku,
a tymczasem niemal potowa Polakéw bada krew rzadziejl3l.

Mielofibroza nalezy do nowotworéw mieloproliferacyjnychléll”). Ta rzadka choroba szpiku
kostnego moze rozwija¢ sie jako choroba pierwotna lub wtérnie - u chorych na czerwienice
prawdziwg i nadptytkowos$¢ samoistnaléll7ligl,

W chorobie tej dochodzi do pobudzenia aktywnosci komérek tkanki tgcznej (fibroblastéw)
w szpiku kostnym, a w konsekwencji - do nadmiernego odktadania sie widkien kolagenowych
i retikulinowychléll7l. Jest to wtasnie proces widknienia szpiku kostnego. W miare postepu
choroby w szpiku powstaje coraz mniej komdrek krwi, a ich produkcja przenosi sie poza szpik,
zwlaszcza do $ledziony i watroby!éll’l. Prowadzi to do znacznego powiekszenia tych narzadéwlsli7l,

W zaawansowanych stadiach mielofibrozy wystepuje miedzy innymi obnizona liczba krwinek
biatych, czerwonych oraz ptytek krwilél,



Przyczyny rozwoju mielofibrozy nie sg znaneléll”l. Zidentyfikowano jednak mutacje, ktére maja
w tym istotny udziat. S to mutacje powodujace spontaniczng aktywacje szlaku JAK-STATIeIl7].

Jest to choroba rzadka - w skali Swiatowej zapadalno$¢ na mielofibroze szacuje sie na 0,1-1,0 na
100 000 os6bl”l. Brak jest doktadnych danych dotyczacych Polskil7l. Mediana wieku w momencie
diagnozy mielofibrozy wynosi 69 lat, ale choruja rowniez osoby mtodsze, a nawet dziecilsli8l.

Mielofibroza przez wiele lat moze przebiega¢ bezobjawowol’l. Ma to miejsce w fazie tzw.
przedwloknieniowejléli8l, Stopniowe widknienie szpiku, spadek produkcji krwinek wywotuje
objawy takie jak anemia, obnizenie liczebnosci bialych krwinek oraz zbyt niska liczebnos$¢
plytek krwil8l. Nasilanie sie produkcji krwinek poza szpikiem prowadzi do powiekszenia
sledziony i watroby®l. Powoduje to: bdle brzucha, uczucie sytosci, wzdecia, zawaly
sledziony, nadci$nienie wrotnel”].

U ponad potowy pacjentdw, w momencie postawienia diagnozy wystepuja objawy ogolnel’l.
Najczesciej jest to zmeczenie, na ktore skarzy sie 50-70 proc. chorych, ale tez nocne poty, $wiad,
niezamierzona utrata masy ciata, przewlekta goraczka, béle koscil’l. Sa to objawy mogace
sugerowac np. infekcje oddechowa, co utrudnia szybkie rozpoznaniel4l,

Jednym z objawdéw mielofibrozy, ktéry znacznie pogarsza jakosS¢ Zycia i skraca czas
przezycia, jest anemial’l. Wystepuje ona u ok. 40 proc. pacjentéw w momencie
diagnozy i z duzym prawdopodobieristwem wystqpi na pewnym etapie choroby
u wszystkich pacjentéw z mielofibrozq!’l.

W ostatniej dekadzie pojawity sie leki celowane z grupy inhibitoréw kinazy janusowe;j (inhibitory
JAK). Dzieki temu wzrosta skutecznos$¢ objawowego leczenia mielofibrozyl’l. Obecnie w Polsce
dwa z nich - ruksolitynib i fedratynib - s refundowane w ramach programu lekowego B.81[71.

Obydwa te leki nasilajg jednak ryzyko wystapienia anemii u chorych na mielofibrozell.
Odpowiedzia na niezaspokojong potrzebe pacjentéw z mielofibroza, ktérej towarzyszy anemia,
moze by¢ kolejny inhibitor JAK - momelotynib!’l. Obecnie nie jest on w Polsce objety
finansowaniem w ramach programu lekowego.

25 stycznia 2024 r. EMA zarejestrowata momelotynib w terapii dorostych
pacjentow z mielofibroza i umiarkowanq do ciezkiej niedokrwistosciq, nieleczonych
wczesniej inhibitorami JAK oraz uprzednio leczonych ruksolitynibem!’l. Badania
kliniczne wykazaty, Ze momelotynib skutecznie redukuje objetos¢ Sledziony
itagodzi inne objawy mielofibrozy, a takze jest skuteczny w leczeniu anemii -
zastosowanie go zmniejszyto odsetek pacjentow zaleznych od transfuzji krwinek
czerwonych i zwiekszyto poziom hemoglobiny!’l.

Podstawg leczenia anemii u chorych na mielofibroze jest transfuzja krwinek czerwonychl7l.
Stanowi ona obcigzenie dla organizmu pacjenta i wigze sie z powiktaniamil”l. Wczesne powiktania
tej procedury - wystepujace do 24 godz. od jej zakonczenia - obejmuja: goraczke, dreszcze, bol
w miejscu wkhucia, bél brzucha, zaburzenia ci$nienia tetniczego krwi, zmiany skdérne czy
wymioty!’l. Istnieje tez niewielkie ryzyko przeniesienia choréb zakaznych. Ponadto, przewlekle
stosowane transfuzje moga powodowac¢ powstawanie przeciwcial przeciw antygenom od dawcy



krwinek (alloimmunizacje) i nadmierne nagromadzenie Zelaza w organizmiel’l. Jednoczes$nie,
pacjentom w zaawansowanym stadium mielofibrozy bardzo czesto towarzyszy uzaleznienie od
transfuzji krwinek czerwonych, co wigze sie z istotnym skrdceniem catkowitego przezycial°l
Dlatego jednym z kluczowych celéw terapii mielofibrozy powinno by¢ maksymalne wydtuzenie

czasu, w ktérym pacjent nie wymaga przetoczenl(19l.

Konieczno$¢ regularnych transfuzji jest bowiem réwniez istotnym problemem dla systemu opieki
zdrowotnej: stanowi znaczne obcigzenie dla personelu medycznego oraz infrastruktury
szpitalnej. Nie wszystkie szpitale dysponuja pelnym zapleczem transfuzjologicznym, co
zmusza pacjentéw do podrozy do specjalistycznych osrodkéw hematologicznych. Moze to
by¢ ucigzliwe, szczegdlnie dla osdéb starszych lub z ograniczong mobilnoscig. Ponadto
priorytetowo przyjmowani sg pacjenci z ostrymi stanami, co moze prowadzi¢ do opdznien u osob
z chorobami przewlektymi.

Dlatego finansowanie leczenia momelotynibem w ramach programu lekowego
zostato uznane przez hematoonkologow za jeden z priorytetéw na rok 20254,

Mielofibroza istotnie pogarsza jako$¢ zZycia pacjentéw, a tylko nieliczna grupa chorych
mozZe by¢ poddana allogenicznemu przeszczepieniu komoérek macierzystych szpiku (tj. od
dawcy rodzinnego lub niespokrewnionego)[”1l8l. Mediana przezycia catkowitego w tej chorobie
wynosi okoto 5-6 lat, a 10-letnie przezycie jest o 81 proc. rzadsze niz w populacji ogélnejl’l.
Dlatego dostep do wszystkich skutecznych lekow celowanych, ktére pozwalajg indywidualnie
dobrac terapie optymalna dla danego chorego, jest tak wazny.

Komunikat prasowy przygotowany przez Stowarzyszenie Dziennikarze dla Zdrowia
w zwigzku zwarsztatami z cyklu Quo Vadis Medcina pod hastem: Pacjenci
hematoonkologiczni - wyzwania i nadzieje, maj 2025.
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