Mielofibroza: pacjenci czekajg na kolejng opcje leczenia

W ostatnich latach bardzo poprawity sie w Polsce mozliwosci leczenia mielofibrozy, choroby
majgcej wiele ,,twarzy”. Dzis zaréwno eksperci, jak i chorzy czekajq na dostep do kolejnej
opcji terapeutycznej, ktora szczegdlnie ,sprawdza sie” w przypadku pacjentow
Z niedokrwistosciq.

Mielofibroza to choroba nalezgca do grupy nowotworéw mieloproliferacyjnych (zwigzanych
z niekontrolowanym dzieleniem sie komdrek szpikowych), podobnie jak przewlekta biataczka
szpikowa, czerwienica, nadptytkowosé. Prekursory ptytek krwi (megakariocyty) wydzielajg
szereg cytokin prozapalnych, ktore miedzy innymi stymulujg wtdknienie szpiku. Staje sie on
mato wydolny, co moze powodowac niedobory biatych i czerwonych krwinek oraz ptytek krwi.
Postepujgce widknienie szpiku i jego niewydolnos¢ powoduje, ze krwiotworzenie przenosi sie
do $ledziony i do watroby powodujac powiekszanie sie tych narzaddéw. Szczegdlnie powieksza
sie sledziona, czesto do bardzo duzych rozmiarow.

Srednia wieku w momencie zachorowania na mielofibroze to 65 lat, jednak okoto 10
procent pacjentdow w momencie postawienia diagnozy ma ponizej 40 lat. — Warto co roku
wykonywac¢ morfologie krwi, dzieki niej moina wczesniej wykry¢ wiele chordb
hematologicznych, m.in. mielofibroze. Duza aktywnosc¢ cytokin zapalnych moze powodowac
takie objawy jak bdle kosci, swiqd skory, intensywne poty, stany gorgczkowe, chudniecie.
Wiekszos¢ pacjentow ma powiekszong sledzione: czesto jest to pierwszy sygnat mielofibrozy —
zaznacza prof. Joanna Goédra-Tybor, konsultant ds. hematologii w wojewddztwie tédzkim,
kierownik Oddziatu Hematoonkologii z Pododdziatem Chemioterapii Dziennej Wojewoddzkiego
Wielospecjalistycznego Centrum Onkologii i Traumatologii im. M. Kopernika w todzi.

Obecnos$¢ nieswoistych objawow potwierdzajg pacjentki ze Stowarzyszenia
Hematoonkologiczni. — U mnie pierwsze objawy to byty bdle kosci; miatam wrazenie, jakby ktos
wbijat mi gwozdzie w kosci. Zauwazytam tez nieprawidtowosci w wynikach badan krwi. Gdy
trafitam do hematologa, szybko zostata postawiona diagnoza: mielofibroza — méwi Monika
Skéra-Kaminska, ktéra od 8 lat zmaga sie z choroba.

— Mnie zaniepokoita przeciggajqca sie powyzZej trzech miesiecy infekcja. Wykonatam
morfologie, wyniki nie byty dobre. Poczgtkowo leczono mnie w kierunku boreliozy. Gdy trafitam
do hematologa, pierwszq diagnozg byta przewlekta biataczka szpikowa. Dopiero drugi
hematolog zalecit wykonanie trepanobiopsji, ktorej wyniki wskazaty na mielofibroze — zaznacza
Monika Sienska-Pieczyniska, ktdra zachorowata w wieku 33 lat, a obecnie juz od 16 zmaga sie
z mielofibroza.

— U mojego meza pierwszym objawem byta niska hemoglobina; mqgz byt honorowym
dawcqg krwi, i za ktoryms razem odmowiono mu dawstwa wfasnie z powodu zfych wynikow.
Jednak mielofibroze zdiagnozowano dopiero po tym, gdy sam wyczut mocno powiekszong
sledzione. Wyglgdato to, jakby miat bardzo duzy guz; nic dziwnego, bo sledziona miata prawie



26 cm. Diagnoza nowotworu byta szokiem, bo mqgz byt bardzo aktywny fizycznie, jezdzit na
rowerze, na nartach — mowi Katarzyna Lisowska, ktdrej maz zmaga sie z chorobg juz od 15 lat.

Leczenie: zalezne od przebiegu choroby

Leczenie mielofibrozy zalezy przede wszystkim od stopnia rozwoju choroby. U niektérych
pacjentdw z wczesng postacig mielofibrozy wystarczy obserwacja, jednak w wielu przypadkach
od poczatku konieczne jest podjecie leczenia. Jedynym sposobem wyleczenia jest obecnie
allotransplantacja szpiku. W przypadku chorych na mielofibroze jest ona jednak obarczona
wysokim ryzykiem i proponowana tylko pacjentom z bardziej zaawansowang chorobg,
z potwierdzonymi mutacjami o ztym rokowaniu, pozostajgcych w dobrym stanie ogdlnym

— Jesli chodzi o farmakoterapie, to mamy aktualnie dostepny dobrze znany w onkologii
lek: hydroksykarbamid, ktory moZze spowodowac zmniejszenie sledziony, stabilizowac
podwyzszone krwinki czerwone, biate, nie wptywa jednak na przebieg choroby. We wczesnym
stadium stosuje sie tez interferon alfa, ktory moze spowolnic¢ postepujgce wtoknienie szpiku —
zaznacza prof. Gora-Tybor.

Przetomem w leczeniu mielofibrozy sg inhibitory kinazy JAK. Majg one wptyw na
molekularne podfoze choroby, w ktérej przebiegu bardzo wazna jest aktywacja szlaku JAK-STAT.
Inhibitory kinazy JAK hamujg ten szlak. — Pierwszym zarejestrowanym lekiem byt ruksolitynib,
ktory powodowat zmniejszenie objetosci sledziony, a takze zmniejszenie objawdow ogdlnych,
cytokinowych, oraz przedtuzenie przezycia chorych. Podobnie dziata drugi z inhibitorow JAK2:
fedratynib, ktory moze by¢ stosowany jako druga linia leczenia, ale tez juz od samego poczgtku.
Te dwa leki mamy dostepne w ramach programu lekowego, zalezy nam jednak na tym, by miec
dostep takze do trzeciego zarejestrowanego inhibitora JAK, czyli momelotynibu, dlatego ze
oprocz hamowania kinazy JAK ma on dodatkowe dziatania, ktore powodujq korzystny wptyw
na tworzenie krwinek czerwonych — podkresla prof. Gora-Tybor.

Anemia — powainy problem chorych

Niedokrwistosc jest bardzo powaznym problemem chorych na mielofibroze. — Anemia dotyczy
az 40 proc. pacjentow juz w momencie rozpoczecia leczenia. W ciggu roku od diagnozy 60 proc.
pacjentow doswiadcza niedokrwistosci, a w czasie dalszego leczenia nawet 100 proc. chorych
w niektorych grupach ma anemie. Mielofibroza sama powoduje spadek produkcji krwinek
czerwonych, nasila jq jeszcze stan zapalny oraz stosowane leczenie inhibitorami JAK2:
ruksolitynibem i fedratynibem — zaznacza prof. Tomasz Sacha z Katedry i Kliniki Hematologii
Collegium Medicum Uniwersytetu Jagielloriskiego w Krakowie.

W przypadku wielu pacjentdw niedokrwisto$¢ jest tak silna, ze konieczne sg
przetoczenia krwi. Ratujg zycie, jednak konsekwencjg moze by¢ immunizacja i przetadowanie
zelazem organizmu, co obcigza wiele organdéw, m.in. serce.

— Momelotynib blokuje kinaze JAK1 i Jak2, ale teZ obniza poziom hepcydyny, zwiekszajgc
dostepnosc zelaza i pobudzajqc erytropoeze, czyli tworzenie krwinek czerwonych. Lek ten ma
rejestracje w grupie chorych, u ktorych stezenie hemoglobiny jest mniejsze niz 10 g/%. Bardzo



zalezy nam, zeby ten lek znalazt sie w refundacji dla naszych pacjentow — zaznacza prof. Tomasz
Sacha.

— Dzieki dodatkowemu mechanizmowi dziatania moZze on pobudzi¢ tworzenie
czerwonych krwinek. Chcielibysmy go stosowac od poczgtku u pacjentow, ktorzy majqg duzg
niedokrwistosc, a takze u tych chorych, ktorzy wyraznie reagujqg pogtebieniem niedokrwistosci
przy stosowaniu innych inhibitorow JAK — dodaje prof. Gora-Tybor.

Réwniez prof. Ewa Lech-Maranda, konsultant krajowy w dziedzinie hematologii,
wymienia momelotynib jako jeden z priorytetéow na 2025 rok. — W pierwotnej i wtdrnej
mielofibrozie czekamy na refundacje tego leku — zaznacza prof. Lech-Maranda.

Na refundacje bardzo licza tez pacjenci. — Mgz od diagnozy ma niedokrwistosc.
Przeszedt kilka linii leczenia, obecnie jest bez leczenia. Czekamy na nowy lek, jest on
przeznaczony dla pacjentow z anemiq, ktorzy majg duzq Sledzione, bo nie zmniejszyty jej
wczesniej stosowane leki. Refundacja tego leku jest obecnie dla naszej grupy pacjentow
priorytetem. Cieszymy sie, Zze sq juz dostepne dwa inhibitory JAK2, jednak kazdy nastepny lek
jest naszym sukcesem, pozwala dtuzej zyc, lepiej zyc¢, tagodzi¢ objawy choroby: spadek
hemoglobiny, nocne poty, powiekszenie sledziony — podkresla Katarzyna Lisowska.

— Obecnie jestem na ostatnim leku, ktory mamy w refundacji. Z tytu gtowy pojawia sie
mysl: co bedzie dalej, jesli przestane na niego reagowac? — dodaje Monika Sienska-Pieczynska.

Nadzieja dla pacjentéw sg rowniez kolejne terapie, ktére obecnie znajdujg sie
w badaniach klinicznych. — Czes¢ z tych badarn jest toczonych w Polsce. Niektdre dotyczq lekow
dodawanych do ruksolitynibu, najczesciej w opornych i nawrotowych postaci mielofibrozy, ale
tez terapii, ktore mozna bedzie stosowac w pierwszej linii — podkresla prof. Tomasz Sacha.

Wsparcie psychologiczne pacjentéw

Oproécz farmakoterapii bardzo wazne dla pacjentow jest wsparcie psychologiczne: zwtaszcza
w momencie postawienia diagnozy. — Gdy dowiedziatam sie o diagnozie, przeczytatam
w internecie, Ze zostato mi 2,5-5 lat zycia. Przezytam szok, wszyscy w rodzinie zatamalismy rece.
Wtedy pomyslatam, Ze potrzebuje pomocy i zaczetam szukaé psychoonkologa. Niestety,
dostepnos¢ do psychoonkologa byta wtedy bardzo trudna, musiatam szuka¢ pomocy
prywatnie. Te wizyty byty kosztowne, ale bardzo mi pomogty — mowi Monika Sieniska-
Pieczynska.

Obecnie niektore osrodki hematoonkologiczne oferujg wsparcie psychologiczne.
Pomocy stuzg tez organizacje pacjentow. Wazna jest wymiana doswiadczen i wspieranie
chorych przez tych ,bardziej doswiadczonych”. — Staramy sie organizowac kilkudniowe
warsztaty dla pacjentow, nasza grupa jest takim wsparciem psychologicznym — dodaje
Katarzyna Lisowska.

— Najwazniejsza w tej chorobie jest nadzieja, ze sq coraz skuteczniejsze leki i specjalisci,
ktorzy bedq chcie¢ nas leczy¢, ze bedziemy mogli Zy¢, rowniez pokazujgc innym, Ze



z mielofibrozq mozna normalnie funkcjonowac; nie zamykajgc sie w domu, tylko realizujgc
swoje marzenia — zaznacza Monika Skéra-Kaminska.
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Quo vadis medicina?

Materiat prasowy przygotowany przez Stowarzyszenie Dziennikarze dla Zdrowia. Wypowiedzi ekspertow
i pacjentow pochodza z warsztatéw naukowo-edukacyjnych dla dziennikarzy zorganizowanych w ramach cyklu
Quo Vadis Medicina? pod hastem: ,Pacjenci hematoonkologiczni — wyzwania i nadzieje”. Lato 2025.



