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Stowo wstepne

Bogna Cichowska-Duma
dyrektor generalny INFARMA

Szanowni Panstwo,

w ciggu ostatnich kilku dziesiecioleci bylismy swiadkami ogromnego postepu w leczeniu cho-
réb zaréwno powszechnie wystepujacych, jak i rzadkich. Sukcesy terapeutyczne obserwowane
w latach 2000-2009 w duzej mierze zawdzieczamy rozwojowi farmakoterapii. Dane wskazuja,
ze tym okresie to leki przyczynity sie w 73% do wzrostu Sredniej oczekiwanej dtugosci zycia.

Nasza wiedza na temat choréb z roku na rok jest coraz wieksza, coraz lepiej rozumiemy mecha-
nizmy ich powstawania, a co za tym idzie - jesteSmy w stanie zapewni¢ pacjentom coraz sku-
teczniejsze i bezpieczniejsze leki. Dzieki doswiadczeniu i zaangazowaniu wybitnych ekspertow
sukcesywnie przesuwamy granice nauki.

W niedalekiej przysztosci pojawia sie kolejne innowacyjne terapie pozwalajgce skuteczniej le-
czy¢ choroby, ktére dzisiaj sg jeszcze nieuleczalne. Obecnie firmy farmaceutyczne prowadza
badania nad ponad 7000 czasteczek, ktére dajg nadzieje na lepsze i dtuzsze zycie chorym na
catym Swiecie. Trwaja zaawansowane prace nad przetlomowymi terapiami, ktére beda stosowa-
ne miedzy innymi w nowotworach, chorobach uktadu sercowo-naczyniowego, cukrzycy, cho-
robach immunologicznych, zakaznych, psychicznych oraz neurologicznych.

Skuteczne i bezpieczne innowacyjne leki moga spowolni¢ progresje choroby, zapobiec jej
wystapieniu lub doprowadzi¢ do catkowitego wyleczenia. W ostatnich dekadach dzieki nowo-
czesnym terapiom wiele choréb $miertelnych stato sie przewlektymi, a nieuleczalne udato sie
wyleczy¢. Dzi$ u niemal 100% chorych na WZW C jest mozliwe wykluczenie wirusa HCV, pa-
cjenci z HIV nie umierajg w ciggu kilku lat z powodu AIDS. Wielu chorych, ktérym dotychczas
nowotwory odbieraty zycie w ciggu kilku miesiecy, teraz przez lata pracuje i petni swoje role
spoteczne. Innowacyjne terapie pozwalajg bowiem nie tylko na skuteczng walke z chorobg, ale
réwniez na zachowanie dobrej jakosci zycia.

Nowe leki, zapewniajac postep w medycynie, przynosza korzysci nie tylko pacjentom i ich naj-
blizszym, ale réwniez catemu systemowi opieki zdrowotnej. Dzieki efektywnej alokacji srodkow
publicznych na skuteczne i bezpieczne leki mozemy moéwic o racjonalnej inwestycji w poprawe
wskaznikéw zdrowotnych spoteczenstwa.

W pierwszej potowie 2018 roku Kantar Millward Brown przeprowadzit badanie opinii, ktére wy-
kazato, ze wiedza Polakéw na temat innowacyjnych lekéw jest na bardzo niskim poziomie i nie
odpowiada faktom. Zdarza sie, ze mylg je z terapiami eksperymentalnymi, nieprzebadanymi,
o nieudowodnionej skutecznosci i nieznanym bezpieczenistwie. Taka niewiedza moze prowa-
dzi¢ do niewtasciwych wnioskéw dotyczacych korzysci ptynacych z zastosowania skutecznych
i bezpiecznych nowoczesnych opcji terapeutycznych.

Oddajemy w Panistwa rece raport, ktéry w przystepny sposéb pokazuje wartos¢, jaka niesie ze
sobg nadchodzaca fala innowacyjnych terapii. Mam nadzieje, ze stanie sie on inspiracjg w dialo-
gu na temat tego, jak powinien ewoluowac system opieki zdrowotnej, aby zapewni¢ pacjentom
dostep do najlepszych opcji terapeutycznych. Optymalne rozwigzania w tym zakresie pozwo-
lityby na skuteczne leczenie chorych, a jednocze$nie na zmniejszenie kosztéw posrednich sys-
temu opieki zdrowotnej zwigzanych z niepotrzebnymi hospitalizacjami, powiktaniami choréb,
a takze niesprawnoscia, niesamodzielnoscig i obnizona produktywnoscia pacjentéw.

Zapraszam do lektury.




Recenzje

Beata Ambroziewicz
prezes Polskiej Unii Organizacji Pacjentow
wiceprezes Polskiej Koalicji Pacjentow Onkologicznych

Ostatnie 2 dekady przyniosty ogromny postep w medycynie, zmierzajac w kierunku terapii
spersonalizowanych, odpowiadajacych na potrzeby r6znych grup pacjentéw. Stowo innowa-
cje jest jednym z najczesciej wymienianych podczas dyskusji naukowych, akademickich
debat i konferencji, jak rowniez w srodowisku organizacji pacjentéw. Obok innowacji
organizacyjnych, systemowych, technologicznych innowacje farmaceutyczne sg jednym
z kluczowych elementéw wplywajacych na wzrost dtugosci i poprawe jakosci zycia cho-
rych na catym Swiecie. W obliczu wyzwan zwigzanych ze starzeniem sie spoteczenistwa, wie-
lochorobowoscia czy zanieczyszczeniem Srodowiska naturalnego oraz wzrostem zachorowal-
nosci na choroby cywilizacyjne nieodzowne wydaja sie przemyslane inwestycje w skuteczne
terapie i poprawe standardow leczenia chorych w celu zapobiegania przedwczesnej umieralno-
$ci i niesamodzielnosci obywateli. Doswiadczenia i badania pokazuja, ze wielu chorobom mo-
zemy zapobiec, zmieniajac styl zycia i codzienne nawyki, co jest przedmiotem edukacji i dziatan
organizacji pacjentéw. Z drugiej za$ strony, wiele schorzert ma podfoze genetyczne, rozwija sie
niezaleznie od tego, jak zyjemy, do tego jesteSmy narazeni na wiele czynnikéw ryzyka czy to
W miejscu pracy, czy zamieszkania, jak cho¢by przez kontakt z substancjami rakotwérczymi czy
narazenie na smog. W zasadzie kazdy z nas na jakims etapie swojego zycia bedzie pacjentem,
i to niejednokrotnie zmagajac sie z chorobg przewlekta lub kilkoma schorzeniami naraz.

Na szczescie w wielu przypadkach postep farmakoterapii zmienia oblicze choréb i - co za tym
idzie — przysztos¢ pacjentéw. Méwimy dzi$ bowiem o zyciu z nowotworem czy choroba serca,
a nie wyroku. Osoba chora to nie tylko pacjent, ale przede wszystkim pracownik, opiekun
rodziny, osoba zaangazowana spotecznie, konsument. Choroba nie powinna stygmaty-
zowad, naznaczac i wykluczac z pelnienia rol spotecznych, z bycia soba i realizacji pla-
now i zamierzen. Owszem, wigze z réznymi utrudnieniami, absorbuje czas i finanse, ogranicza
sprawnos¢ fizyczng i psychiczng - jednak dysponujemy obecnie wieloma narzedziami, ktére
eliminuja lub minimalizujg wptyw tych czynnikéw. Kluczowym wyzwaniem jest zapewnienie
réwnego, sprawiedliwego dostepu do nich, w tym innowacji terapeutycznych.

Raport ,Przelomowe innowacje farmaceutyczne” w kompleksowy sposéb pokazat, jak
choroby i powstajace w odpowiedzi na nie innowacje farmakologiczne wptywaja narézne
aspekty nie tylko zycia pojedynczego cztowieka i jego bliskich, ale takze calej gospodar-
ki i spoteczenstwa. Coraz wiecej w dyskusji publicznej, w ktérej znaczaca role odgrywaja tez
organizacje pacjentéw, mowi sie o koniecznosci inwestycji w zdrowie. Przektadaja sie one bo-
wiem na wzrost dochodéw publicznych, rozwéj gospodarki i ogélny dobrobyt kraju, w ktérym
wszyscy zyjemy. Najwazniejszym kapitatem kazdego panstwa sq bowiem ludzie i wartos¢
dodana, jaka tworza intelektualnie, spotecznie, ekonomicznie. Nalezy podkresli¢ takze
fakt, ze coraz mniejsza liczba os6b w wieku produktywnym pracuje na rzecz pozostatych
grup spoleczenstwa, dlatego utrzymanie zdrowia, ograniczenie absenteizmu, niespraw-
nosci do pracy oraz przedwczesnych zgonéw powinno by¢ priorytetem panstwa. Potwier-
dzaja to m.in. twarde dane i analizy zawarte w raporcie, ktére moga by¢ argumentem przy two-
rzeniu i realizacji zaréwno polityki lekowej, zdrowotnej jak i spotecznej.

Licze, ze takie publikacje i wspdlna dyskusja wszystkich zainteresowanych stron: pacjentéw,
srodowiska medycznego, producentéw lekéw, ekonomistéw oraz decydentéw, pozwoli na wy-
pracowanie rozwigzan miedzyresortowych, ktére poprawig nie tylko dtugos¢, ale i jakos¢ zycia
Polakdw.



Dr n. med. Krzysztof Chlebus
| Katedra i Klinika Kardiologii, Gdariski Uniwersytet Medyczny

Pojecie innowacyjnosci jest w ostatnich latach zdecydowanie naduzywane, w czego efekcie
jego wartos¢ zostata skutecznie zdewaluowana. W takiej sytuacji wskazanie istotnych zmian
cywilizacyjnych, bedacych nastepstwem stworzenia i wprowadzenia w zycie realnych innowa-
¢ji, jest przedsiewzieciem tylez trudnym, co wartosciowym. Era postprawdy, w ktoérej przyszto
nam zy¢, sprawita, ze w powszechnej sSwiadomosci zatarto sie znaczenie prawdziwych osiggniec
nauki i przemystu, ktére tak istotnie zmienity nasza rzeczywistos¢ w ciggu ostatnich kilkudzie-
sieciu lat. Dotyczy to réwniez - co szczegdlnie bolesne — medycyny, czego egzemplifikacja sa
chocby ruchy antyszczepionkowe czy irracjonalny op6r spoteczny przed stosowaniem statyn.

d

Raport ,Przetomowe innowacje farmaceutyczne - doswiadczenia, rekomendacje, perspektywy”
spetnia doskonale funkcje swoistego antidotum na opisane problemy. Prezentujgc w sugestyw-
ny sposob efekty zastosowania nowoczesnych terapii w onkologii, kardiologii, chorobach zakaz-
nych, a nawet w wybranych chorobach rzadkich, przypomina nam o prawdziwej rewolucji, jaka
dokonata sie - i wcigz trwa — w leczeniu najistotniejszych populacyjnie choréb. Co wazne, raport
demonstruje nie tylko epidemiologiczne parametry poprawy sytuacji (spadek $miertelnosci), ale
rowniez ekonomiczne konsekwencje takiej zmiany. Site przekazu wzmacnia opis perspektyw roz-
woju innowacyjnych terapii w tak waznych spotecznie schorzeniach, jak cukrzyca typu 2, hemofi-
lia, choroba Alzheimera czy choroby nowotworowe uktadu krwiotworczego.

Opisujac pozytywne skutki wprowadzania innowacji farmaceutycznych, nie sposéb pomina¢
roli przemystu farmaceutycznego, bedacego nie tylko producentem, ale réwniez kreatorem
innowacji. Autorzy raportu przypominajg o skali naktadéw finansowych przemystu farmaceu-
tycznego na badania i rozwoj (najwyzsze sposrod innych branz) oraz o bardzo wysokim pozio-
mie ryzyka zwigzanego z inwestycjami w te dziedzine. To wazne w kontekscie dyskusji na temat
roli przemystu farmaceutycznego w gospodarce oraz klimatu emocji spotecznych wynikajacych
z medialnych doniesieft o nadmiernym merkantylizmie tej branzy. Warto pamieta¢, ze skala na-
ktadéw oraz poziom ryzyka i dlugoterminowa (i niepewna) stopa zwrotu sprawiaja, Ze mimo
krytyki przemystu farmaceutycznego zadne panstwo nie zdotato stworzy¢ istotnej dla niego
alternatywy. Ta cze$¢ raportu jest waznym elementem budowania swiadomosci spotecznej co
do realnych kosztéw powstawania innowacji w zakresie nowych terapii farmakologicznych.

Rozwdj przemystu farmaceutycznego jako silnego elementu nowoczesnej gospodarki jest
przedmiotem staran decydentéw politycznych w wielu wysoko rozwinietych panstwach swia-
ta. Rdbwniez w naszym kraju padaja deklaracje o tworzeniu systemu zachet prawnych i finanso-
wych dla wspierania rozwoju firm inwestujacych w Polsce. Realnos¢ tych obietnic zweryfikuje
czas, ale juz dzi$ warto zdiagnozowac sytuacje pod katem istniejacych utrudnien dla poten-
cjalnych inwestoréw. Autorzy raportu opisujg podstawowe bariery wdrazania innowacji me-
dycznych w naszym kraju, rekomendujac jednoczesnie konkretne dziatania naprawcze: od nie-
dofinansowania systemu ochrony zdrowia i braku narzedzi poprawy efektywnosci wydatkéw,
poprzez dtugi, skomplikowany i nieprzejrzysty proces decyzji refundacyjnych, az po silosowos¢
instytucji i trudnosci w ocenie efektu zdrowotnego. To wazny przyczynek do debaty na temat
optymalizacji warunkéw do inwestowania w branze farmaceutyczng w naszym kraju.




Prof. dr hab. Elzbieta Maczynska
Szkota Gtéwna Handlowa w Warszawie, Polskie Towarzystwo Ekonomiczne

Raport dotyczy jednego z fundamentalnych problemdw w skali nie tylko krajowej, ale i global-
nej. Racjonalizacja decyzji w sferze ochrony zdrowia i optymalne wykorzystywanie innowacji
medycznych stajg sie obecnie przedmiotem troski gtéwnych aktoréw zycia spoteczno-gospo-
darczego i politycznego, zwlaszcza kreatoréw polityki ochrony zdrowia w niemal wszystkich
krajach rozwinietych. Polska na tym tle nie prezentuje sig, niestety, najlepiej.

Autorzy raportu podkreslaja, ze zdrowie przesadza o jakosci zycia ludzi i jest fundamentalnym,
obok dochodéw, sktadnikiem dobrobytu spotecznego. To twierdzenie mozna uznac za truizm,
ale w Polsce wobec niesatysfakcjonujgcego poziomu opieki zdrowotnej wcigz trzeba je powta-
rzac i przypominac. Czynig to tez autorzy raportu, wskazujac na potencjat innowacji farmaceu-
tycznych, ale zarazem identyfikujac finansowe i biurokratyczne bariery ich wdrazania. Wskazuja
na btedy w polityce ochrony zdrowia, systemowe zaniedbania i zaniechania dotyczace tego
sektora, w tym ograniczenia w dostepie pacjentéw do innowacji medycznych, co skutkuje po-
garszaniem sie jakosci zycia, a w skrajnych przypadkach skutkowa¢ moze zwiekszona umieral-
noscig ludzi.

Analizy sektora ochrony zdrowia oraz rozmaite materiaty eksperckie i statystyki, w tym przed-
stawiane w recenzowanym raporcie, wykazuja, ze Polske charakteryzuje jeden z najnizszych
w Europie pozioméw wydatkéw publicznych na ochrone zdrowia w stosunku do PKB (4,6%
w 2017 roku), co staje sie barierg wdrazania innowacji medycznych.

Autorzy raportu podkreslajg, ze brakuje przy tym narzedzi zwiekszajgcych efektywnos¢ srod-
kéw finansowych na ochrone zdrowia. Polske charakteryzuja niestety z jednej strony relatywnie
niskie nakfady na ochrone zdrowia w relacji do PKB, a z drugiej — wyrazne, réznorodne przejawy
nieefektywnego gospodarowania tymi srodkami ze znaczng dozg ich marnotrawstwa. Przeja-
wow takich jest wiele — poczawszy od marnowania czasu ekspertéw medycznych na biuro-
kratyczng mitrege, poprzez stosowanie pseudooszczednosciowych, pozornie tariszych metod
leczenia, niepotrzebne powtarzanie czy nawet multiplikowanie czynnosci medycznych, a kon-
czac na szkodliwym priorytecie samych procedur, zamiast nadania priorytetu dobru pacjenta.

Niezbedne jest traktowanie nakfadéw na ochrone zdrowia jako inwestycji stanowigcych nie-
zbedny czynnik wzrostu gospodarczego, w tym takze utrzymania strategicznego potencjatu
wytwdrczego kraju. Jest to istotne zwtaszcza w warunkach niekorzystnych przemian demo-
graficznych, w tym zmniejszajacej sie liczby ludnosci i starzenia sie spoteczenstwa. Wskazuje
to zarazem na range kompleksowego rachunku kosztéw i efektéw przetomowych innowacji
medycznych.

Recenzowany raport moze stanowi¢ przekonujaca argumentacje i metodologiczne podtoze
stuzagce wdrazaniu takiego rachunku, a przede wszystkim racjonalizacji podejmowanych na
réznych szczeblach decyzji dotyczacych innowacji farmaceutycznych i ich wdrazania.

Raport ten moze by¢ potraktowany jako wazne ostrzezenie dotyczace skali i nastepstw nie-
prawidtowosci w polityce ksztattowania naktadéw na ochrone zdrowia oraz nieprawidtowosci
w ksztattowaniu struktury tych naktadéw, w tym przede wszystkim niedostatecznego udziatu
naktadéw na innowacje farmaceutyczne. Powinien stanowi¢ obowiazkowa lekture dla gtéw-
nych kreatoréw polityki w sferze ochrony zdrowia w Polsce.



1. Innowacje w medycynie i ich znaczenie

Odkrycia naukowe w dziedzinie medycyny na przestrzeni stuleci zmieniaty zycie pacjentéow.

Rosnaca wiedza na temat ludzkiego ciata oraz mechanizméw choréb, bedaca wynikiem bezustannych wysit-
kéw badaczy, prowadzi do powstawania nowych terapii i metod diagnostycznych, ktérych celem jest wydtu-
Zanie zycia oraz podnoszenie jego jakosci. Dzieki innowacyjnym produktom i ustugom wspétczesna medy-
cyna przynosi pacjentom korzysci, ktére wczesniej wydawaty sie nieosiagalne.

Miedzynarodowa Organizacja Wspétpracy Gospodarczej i Rozwoju (OECD) definiuje innowacje jako wdroze-
nie catkowicie nowego lub istotnie ulepszonego produktu (wyrobu badz ustugi). Innowacja moze dotyczy¢
réwniez marketingu, procesu, organizacji w zakresie praktyk biznesowych, organizacji miejsca pracy, formy
pracy, a nawet relacji ze srodowiskiem. Innowacje pojawiaja sie w kazdym sektorze gospodarki'.

Jednym z najbardziej innowacyjnych sektoréw jest sektor farmaceutyczny i biotechnologiczny, ktéry wy-
przedza takie gatezie przemystu, jak IT, przemyst motoryzacyjny czy elektroniczny. Wysoka pozycje zajmuje
réwniez sektor sprzetu i ustug medycznych.

Wykres 1. Ranking sektorow przemystowych wedtug ogdlnej intensywnosci sektora R&D
(R&D wyrazone jako procent sprzedazy netto - 2016 r.)

farmacja i biotechnologia 15,0%
oprogramowanie i ustugi komputerowe
sprzet i akcesoria komputerowe
przemyst motoryzacyjny

sprzet elektroniczny i elektryczny
sprzet i ustugi medyczne

sektor produkcyjny ogétem

wszystkie sektory ogétem

inzynieria przemystowa

towary i ustugi konsumpcyjne

przemyst chemiczny 2,9

lotnictwo i obrona 2,8
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Zrédto: The Pharmaceutical Industry in Figures 2018, https://efpia.eu/media/361960/efpia-pharmafigures2018_v07-hq.pdf

Swiatowa Organizacja Zdrowia wskazuje, ze celem innowacji w zakresie zdrowia jest opracowanie i dostar-
czanie nowych lub ulepszonych polityk zdrowotnych, systeméw, produktéw, technologii oraz ustug i metod
ich $wiadczenia, ktére wptyna na poprawe zdrowia ludzi®.

Niewatpliwie w aspekcie ochrony zdrowia to innowacje produktowe sg fundamentem rozwoju pozostatych
typow innowagdji (tj. procesowych, marketingowych, organizacyjnych) i maja kluczowe znaczenie dla syste-
mu ochrony zdrowia. Zrédtem innowacji produktowych jest miedzy innymi przemyst farmaceutyczny.

1. Oslo Manual, OECD, 2005.
2. https://www.who.int/topics/innovation/en/.




1.1. Przelomowe innowacje farmaceutyczne

Przelomy w medycynie sa zwigzane miedzy innymi z opracowaniem nowych lekéw. To one sprawiaja,
Ze choroby dotychczas nieuleczalne staja sie uleczalne, a Smiertelne staja sie chorobami przewlekty-
mi. Wykorzystanie innowacyjnych lekéw, w okreslonych jednostkach chorobowych, pozwala na uzyskanie
niezaprzeczalnych korzysci zdrowotnych u poszczegolnych chorych, a takze w szerszym kontekscie korzysci
spoteczno-gospodarczych.

Innowacja przelomowa to taka, ktdrej gtéwnym walorem jest nie tyle sam fakt nowosci, ale wiasnie jej zna-
czace, pozytywne skutki spoteczne oraz ekonomiczne. Innowacje w medycynie wptywaja na zycie chorych,
pozwalajac szybciej wykrywac choroby i coraz skuteczniej je leczyc.

W przypadku innowacji farmaceutycznych istotny jest ich wptyw nie tylko na wyniki zdrowotne, ale réwniez
na jakos$¢ zycia pacjentéw, mozliwos¢ ich powrotu do pracy i petnienia rél spotecznych. Dodatkowo szero-
kie stosowanie skutecznych lekéw o wysokim profilu bezpieczeristwa pozwala na efektywne wykorzystanie
srodkéw publicznych w ochronie zdrowia.

Dany lek moze zosta¢ uznany za innowacje farmaceutyczna, jezeli w inny niz do tej pory sposéb od-
powiada na niespetnione lub nieodpowiednio zaspokojone potrzeby zdrowotne. Jego innowacyjnosc¢
bedzie zaleze¢ miedzy innymi od skutecznosci, bezpieczenstwa i wygody uzytkowania w poréwnaniu z do-
tychczas dostepnymi technologiami.

W zaleznosci od znaczenia danej innowacji farmaceutycznej dla niespetnionej potrzeby zdrowotnej, ktérej
dotyczy, oraz stopnia, w jakim poprawia ona wyniki zdrowotne zwigzane z ta potrzebg, innowacje farma-

ceutyczng mozna uzna¢ za: stopniowaq, znaczaca lub przelomowa.

Wykres 2. Rodzaje innowacji farmaceutycznych
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Zrédto: opracowanie wtasne na podstawie Morgan i wspétautorzy (2008)

O przelomie mozemy méwi¢, jezeli innowacyjny lek odpowiada na znaczaca niezaspokojona potrze-
be zdrowotna i zapewnia wysoka skutecznos¢ w poréwnaniu z istniejagcymi metodami leczenia.



1.1.a. Wptyw innowacji farmaceutycznych na dtugos¢ zycia pacjentéw

Innowacje farmaceutyczne przyczyniajq sie do zmniejszenia wskaznikow $miertelnosci i wptywaja
na stopniowe wydtuzanie zycia ludzkiego. Srednia dtugos¢ zycia od potowy XIX w. wzrosta 0 40 lat®.

Na poczatku ubiegtego wieku wydtuzenie zycia byto spowodowane przede wszystkim poprawa warunkéw
mieszkalnych, zmiang diety i wzrostem poziomu higieny zwigzanym z dostepem do czystej wody. Jednak
obok stabilizacji warunkéw bytowych coraz istotniejsza role we wzroscie $redniej dtugosci zycia odgrywaty
terapie lekowe. W XX wieku do poprawy przezywalnosci w najwiekszym stopniu przyczynito sie odkrycie
i powszechne stosowanie antybiotykéw oraz szczepionek.

Dzi$, kiedy problemy zwigzane z dostepem do higieny czy warunkami bytowymi zostaty w duzej mierze
rozwigzane, wptyw stosowania skutecznych i bezpiecznych lekéw na wydtuzanie zycia jest coraz wazniejszy.
Wskazuje na to miedzy innymi raport OECD, ktéry na podstawie danych z 30 panistw szacuje, ze w latach
2000-2009 do wzrostu Sredniej oczekiwanej dtugosci zycia w 73% przyczynity sie innowacyjne leki*. Czes¢
z nich pozwala na osiaggniecie wrecz spektakularnych efektéw w tym zakresie.

Innowacje farmaceutyczne to jedne z najpotezniejszych narzedzi pomagajacych ludziom zy¢ dtuzej, zdrowiej
i bardziej produktywnie. Raport OECD ,Pharmaceutical Innovation and Access to Medicines™ z 2018 roku
wskazuje przykftady wielkich sukceséw, wymieniajac terapie, takie jak: leki antyretrowirusowe, antynowo-
tworowe czy przeciw WZW C. Dzieki tym lekom od lat 80. ubiegtego wieku obserwuje sie znaczny spadek
$miertelnosci z powodu HIV (o ponad 80%), od lat 90. z powodu raka (0 20%), a w ostatnim czasie spektakular-
ne zmniejszenie $miertelnosci w przypadku wirusowego zapalenia watroby typu C (90%). Terapie te, czesto
z duzym opdznieniem, stajg sie dostepne takze w Polsce.

Na ogromna role innowacji farmaceutycznych w procesie zwigkszania $redniej dtugosci zycia wskazuje row-

niez analiza przyczyn zgonéw na przestrzeni ostatnich 100 lat. Na przykfadzie USA mozna zaobserwowac
zmiany zachodzace na catym swiecie.

Wykres 3. Podstawowe 10 przyczyn zgonéw w USA w 1900 i 2010 roku
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Zrédto: Jones D.S., Podolsky S.H., Greene J.A., The Burden of Disease and the Changing Task of Medicine, New England Journal of Medicine 2012.

3. Innovation. WHO, 2018, dostepne: http://www.who.int/topics/innovation/en/.

4. Lichtenberg F.R., Pharmaceutical innovation and longevity growth in 30 developing OECD and high-income countries, 2000-2009. Working Paper 18235,
National Bureau of Economic Research 2012.

5. Pharmaceutical Innovation and Access to Medicines, OECD, 2018, dostepne: https://doi.org/10.1787/9789264307391-en.
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Na niezaprzeczalny wptyw innowacji medycznych na wydtuzenie zycia wskazuje réwniez ponizszy wykres.
Wprowadzenie nowych lekdw znaczaco wptyneto na spadek smiertelnosci w przypadku choréb zakaznych,
ktére od 1960 roku przestaty by¢ juz tak powszechne. Podobnie jest w przypadku choréb cywilizacyjnych,
jak cukrzyca, nowotwory czy choroby kardiologiczne, gdzie wprowadzanie innowacyjnych lekéw w latach
1950-1980 spowodowato, ze Smiertelnos¢ spadta, a srednia dtugos¢ zycia wzrosta.

Wykres 4. Wptyw innowacyjnych lekéw na oczekiwang dtugosc zycia
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Zrédto: Centers for Disease Control and Prevention and National Center for Health Statistics, National Vital Statistics System 2011,
dostepne: http://www.cdc.gov/nchs/nvss.htm. Accessed 11/12/12

W przypadku Polski spadek smiertelnosci najlepiej obrazuje analiza zgonéw z powodu choréb kardiologicznych,
ktorych liczba znaczaco zmniejsza sie od 1990 roku. Przyczyna moze by¢ poprawa dostepnosci do kardiologii
inwazyjnej, ale takze rosngca dostepnos¢ lekéw nowej generaciji.

Wykres 5. Przyczyny zgondw w Polsce w latach 1990-2013
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Zrédto: Zachorowalnos¢ i umieralnosé na choroby uktadu krqzenia a sytuacja demograficzna Polski, 2015, Rzqgdowa Rada Ludnosciowa,
red. prof. Z. Strzelecki oraz prof. J. Szymborski, dostepne http://bip.stat.gov.pl/organizacja-statystyki-publicznej/rzadowa-radaludnosciowa/
publikacje-rzadowej-rady-ludnosciowej/https://stat.gov.pl/files/gfx/portalinformacyjny/pl/defaultaktualnosci/5468/22/1/1/statystyka_
umieralnosci_w_wyniku_chuk.pdf.



W Polsce, podobnie jak w innych panistwach, srednia dtugosc¢ zycia rosnie. Jednak poréwnujac dane WHO
dla réznych panstw, mozemy zauwazy¢, ze poziom, ktéry osiagnelismy dzisiaj, kraje UE osiggnety juz wiele
lat temu. Jak wskazuje w najnowszym raporcie NIZP-PZH, powotujac sie na zestawienia WHO, mezczyzni
w Polsce zyja o ok. 4,5 roku krocej niz wynosi Srednia dtugos¢ zycia mieszkarncow UE. Dtugos¢ zycia Pola-
kow w 2015 roku byta réwna unijnej sredniej z 1999 roku, a wiec pod tym wzgledem jestesmy 16 lat wstecz.
W przypadku kobiet sytuacja wyglada zdecydowanie lepiej. Zyja niespetna 2 lata krocej niz wynosi unijna
$rednia dla tej pici. Dlugos¢ zycia Polek byta wiec taka jak unijna $rednia 11 lat wczesniejé. Najswiezsze
zestawienie NIZP-PZH obrazujace udziat najwazniejszych przyczyn zgondéw w utraconych potencjalnych
latach zycia w Polsce zostato zaprezentowane na wykresie ponizej.

Wykres 6. Udziat najwazniejszych przyczyn zgonéw w utraconych potencjalnych
latach zycia mezczyzn i kobiet w 2016 roku
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Zrédto: raport PZH: ,Sytuacja zdrowotna ludnosci Polski i jej uwarunkowania’, red. Wojtyniak B., Goryriski P,
dostepne: http://bazawiedzy.pzh.gov.pl/wp-content/uploads/2019/01/sytuacja_zdrowotna_2018.zip

6. Raport ,Sytuacja zdrowotna ludnosci Polski i jej uwarunkowania’, red. Wojtyniak B., Gorynski P, NIZP-PZH, 2018.
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1.1.b. Wptyw innowacji farmaceutycznych na jakos$¢ zycia pacjentéw

Leki innowacyjne dzieki lepszej skutecznosci, wygodzie stosowania i ograniczaniu dziatan niepozada-
nych znaczaco poprawity komfort zycia wielu pacjentéw. Skuteczne leczenie nie polega bowiem jedynie na
wydtuzaniu zycia, ale réwniez na poprawie jego jakosci w chorobie. Celem stosowania innowacji farmaceutycznych
jest jak najszybsze wyleczenie pacjenta lub znaczaca poprawa jego stanu zdrowia w mozliwie najbezpieczniejszy
sposob, z dbatoscia o jego stan ogdlny i samopoczucie. Nawet w przypadkach gdy catkowite wyleczenie nie jest
mozliwe, nowoczesne leki pozwalajg chorym na petnienie rél spotecznych oraz zawodowych (np. dzieki ograni-
czeniu liczby hospitalizacji, utrzymaniu sprawnosci). Dobrym przykfadem sa nowoczesne insuliny, ktére miedzy
innymi zmniejszaja ryzyko utraty wzroku, amputacji koriczyn i wystapienia innych powikfan znacznie ograniczaja-
cych sprawnos¢ chorych z cukrzyca, czy nowoczesne leki minimalizujace ryzyko zakrzepu, dzieki ktérym pacjenci
po udarze wracaja do poprzedniego stanu zdrowia lub znaczaco zmniejsza sie ich niepetnosprawnos¢.

Publikacje statystyczne, na przyktad Eurostatu, OECD, WHO czy Banku Swiatowego, podkreslajg wage parame-
trow zwiagzanych z jakoscia zycia. Na podstawie zestawien, w ktérych jest analizowana miedzy innymi dtugosc¢
zycia w zdrowiu i samodzielnosci, mozna wnioskowa¢ o znaczeniu jakosci zycia nie tylko dla poszczegélnych pa-
cjentdw, ale réwniez dla catego spoteczenstwa.

Wykres 7. Przecietna dtugosc¢ zycia w zdrowiu [bez ograniczenia sprawnosci mezczyzn (M) i kobiet (K), i sSrednia dla
krajéw UE w latach 2009-2016, dane: Eurostat]
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Zrédto: dane Eurostatu (2009-2016) - raport PZH ,Sytuacja zdrowotna ludnosci Polski i jej uwarunkowania’, red. Wojtyniak B.,
Goryniski P, dostepne: http://bazawiedzy.pzh.gov.pl/wp-content/uploads/2019/01/sytuacja_zdrowotna_2018.zip

Ze spotecznego punktu widzenia istotne jest utrzymanie samodzielnosci. Niesamodzielnos¢, definiowana
jako niemoznos$¢ samodzielnego wykonywania czynnosci dnia codziennego i koniecznos¢ korzystania z po-
mocy 0s6b trzecich przy zaspokajaniu tych potrzeb, w duzym stopniu jest skorelowana z podesztym wie-
kiem, ale moze réwniez dotyczy¢ oséb mtodych i wynikac ze ztego stanu zdrowia. Ograniczenie aktywnosci
zawodowej i spotecznej oséb niesamodzielnych, wymagajacych statej opieki, wiaze sie z koniecznoscia za-
pewnienia opieki socjalne;j.

Stosowanie skutecznych i coraz bardziej bezpiecznych lekéw innowacyjnych ma na celu zaréwno utrzymywa-
nie jak najdtuzej samodzielnosci pacjentdw, a takze zmniejszanie cierpienia zwigzanego z chorobg, jak i podno-
szenie jakosci zycia mimo wielu dysfunkgcji — na przyktad oséb z chorobami rzadkimi majacymi czesto podtoze
genetyczne.



1.1.c. Innowacje farmaceutyczne i ich znaczenie ekonomiczne

Wydtuzenie zycia i polepszenie jego jakosci ma nie tylko ogromne znaczenie dla samych pacjentéw
iich rodzin, ale wywiera réwniez pozytywny wptyw na cate spoteczenstwo i gospodarke.

Ograniczenie aktywnosci zawodowej i spotecznej oséb niesamodzielnych wymagajacych statej opieki wia-
ze sie zarébwno z utratg produktu krajowego brutto (jednego z podstawowych miernikéw efektéw pracy
spoteczenstwa danego kraju), jak i dodatkowym obcigzeniem budzetu publicznego, na przyktad w zwigzku
z koniecznoscig wyptaty rent czy wczesniejszych emerytur.

Obnizona zdolnos¢ chorych do wykonywania pracy wigze sie czesto z obnizeniem badz utratg wynagrodze-
nia zarébwno pacjentéw, jak i cztonkéw ich rodzin, ktdrzy sie nimi opiekuja. Choroba dotyka takze pracodaw-
cow, ktorzy traca wartosciowych pracownikdw, borykaja sie ze spadkiem ich produktywnosci, co moze mie¢
przetozenie na produkcje, sprzedaz i zyski. W efekcie stan zdrowia spoteczenstwa ma wptyw na sektor finan-
séw publicznych, do ktérego wptywa mniej podatkdéw i sktadek, za to zwiekszaja sie wydatki na $wiadczenia
socjalne, a dodatkowo powstajg wydatki zwigzane z leczeniem.

Analiza kosztéw chordb i ich wptywu na gospodarke wymaga spojrzenia holistycznego obejmujacego nie
tylko bezposrednie koszty zwigzane miedzy innymi z wydatkami na leki, poradami lekarskimi czy niezbedna

rehabilitacja, ale takze koszty posrednie zwigzane na przyktad z absencja chorych, ich obnizona wydajnoscia
(presenteizm) czy kosztami rent i innych swiadczen.

Wykres 8. Skutki choroby dla gospodarki i ich wptyw na finanse publiczne
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Zrédto: Nojszewska E., Bodnar L., tyszczarz B., Sznurkowski J. J., Sliwczynski A, Ocena strat ekonomicznych i kosztéw leczenia nowotworéw
piersi, szyjki macicy i jajnika w Polsce, Instytut Innowacyjna Gospodarka, 2016

Ograniczenie skutkdéw choréb ma niewatpliwie pozytywny wptyw na gospodarke. Analizy wskazujg, ze jed-
noprocentowy wzrost przewidywanej dtugosci zycia populacji moze mie¢ przetozenie na wzrost PKB nawet
0 6% czy wzrost PKB per capita na poziomie 5% (inne zrédfa szacuja, ze wzrost dtugosci zycia populacji o je-
den rok przektada sie na 4% wzrostu PKB)”2.

Nie tylko jednak oczekiwana dtugos¢ zycia ma wptyw na wyniki gospodarcze. Bezposrednio rzutuje na nie
takze nieobecnos¢ na rynku pracy. Szacunkowa absencja na poziomie od 3% do 6% czasu pracy oznacza
roczny koszt na poziomie ok. 2,5% PKB®.

Nowoczesne terapie poprzez coraz wiekszg skutecznos¢, bezpieczenstwo oraz wygode stosowania wpisujg
sie znakomicie w mozliwos¢ ograniczenia negatywnego oddziatywania choréb na gospodarke. Umozliwiaja
bowiem zmniejszenie skutkéw choréb, wptywajag na redukcje absencji chorobowych, a takze pozwalajg na
szybkie i dlugotrwate przywroécenie pacjentdéw na rynek pracy. W ten sposob wptywajg na wartos¢ jednego
z podstawowych czynnikdéw wzrostu gospodarczego, jakim jest kapitat ludzki.

7. Swift R, The relationship between health and GDP in OECD countries in the very long run, Health Economics 2011.
8. The WHO 2010 Global Report on Non-Communicable Diseases, World Health Organization 2011.
9. EUROFOUND, Absence from work report, European Foundation for the Improvement of Living and Working Conditions 2010.
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1.1.d. Znaczenie systemowe innowacji farmaceutycznych

Wydtuzenie zycia i polepszenie jego jakosci ma nie tylko ogromne znaczenie dla samych pacjentow iich
rodzin, ale wywiera rowniez pozytywny wptyw na cate spoteczenstwo i gospodarke.

Innowacje farmaceutyczne podnosza efektywnos¢ procesu terapeutycznego w przypadku bardzo wielu scho-
rzen. Efektywnosc¢ ta moze by¢ postrzegana zaréwno przez pryzmat efektéw zdrowotnych, jak i obnizenia kosz-
téw leczenia oraz szerzej — choroby. Stosowanie coraz bardziej skutecznych i bezpiecznych lekéw pozwala na
przyktad ograniczac liczbe kosztownych hospitalizacji dzieki leczeniu w warunkach ambulatoryjnych czy unika-
niu zaostrzen lub powikfan choroby.

Pozytywne skutki szerokiego zastosowania lekéw innowacyjnych odczuwajg wszyscy uczestnicy systemu ochro-
ny zdrowia. Pacjentom rosnie komfort zycia z chorobg i poprawiaja sie efekty leczenia. Osoby aktywne zawodo-
wo, majac dostep do najnowoczesniejszych rozwigzan terapeutycznych, moga dalej realizowac sie w pracy bez
spadku lub z niewielkim spadkiem efektywnosci. Dla systemu ochrony zdrowia stosowanie innowacji oznacza
miedzy innymi zmniejszenie zapotrzebowania na drogie ustugi zdrowotne, takie jak leczenie szpitalne czy lecze-
nie powikfan'.

1.1.e. Przelomy farmaceutyczne w odpowiedzi na najwazniejsze
wyzwania zdrowotne

Rozwdj innowacji farmaceutycznych bedzie coraz bardziej zmierzat w strone zminimalizowania proble-
moéw zdrowotnych zwigzanych miedzy innymi ze starzeniem sie spoteczenstwa i rozpowszechnieniem
choréb cywilizacyjnych.

Starzejace sie spoteczenstwo bedzie jednym z gtéwnych wyzwan, przed jakimi stanie medycyna. W nachodza-
cych dekadach, takze w Polsce, znaczaco wzrosnie odsetek oséb starszych. Wedtug prognoz Eurostatu liczba
ludnosci w naszym kraju w 2050 roku wyniesie nieco ponad 34 min. W poréwnaniu do 2015 roku oznacza to
zmniejszenie populacji o ok. 4 min 0séb (ok. 9,6%) oraz zmiane struktury demograficznej ze znaczacym wzro-
stem oséb w wieku poprodukcyjnym. Jest to przede wszystkim efekt niskiego przyrostu naturalnego.

Wykres 9. Prognoza odsetka populacji Polski wedtug grup wiekowych
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Zrédlo: Eurostat

Innowacyjne leki beda stanowity coraz wazniejsze narzedzie w utrzymaniu jakosci zycia, szczeg6lnie w cho-
robach, ktére sa zwigzane z wiekiem. Z kolei w przypadku choréb cywilizacyjnych pozwolg osobom w wieku
produkcyjnym na pozostanie na rynku pracy i zachowanie samodzielnosci.

10. Lichtenberg F.R.,, The benefits of pharmaceutical innovation: health, longevity, and savings, Montreal Economic Institute 2016,
dostepne: https://www.iedm.org/files/cahier0216_en.pdf.



2. Opracowanie lekéw innowacyjnych

Wprowadzenie nowych technologii lekowych na rynek wymaga przeprowadzenia uprzednio zaawansowa-
nych prac badawczo-rozwojowych. Proces tworzenia nowych lekéw jest czasochtonny i kosztochtonny. Szacuje
sie, ze wprowadzenie nowego produktu leczniczego na rynek trwa srednio 12 lat i kosztuje blisko 4 min PLN".
Czasochtonnos¢ i kosztochtonnos¢ wynikaja gtéwnie z wysokiego ryzyka niepowodzenia. Blisko 98% prototy-
poéw lekéw ostatecznie nie zostaje wprowadzonych do obrotu. Wyfacznie leki o udowodnionych korzysciach
klinicznych i profilu bezpieczenstwa moga trafi¢ do pacjentéw.

Wykres 10. Proces opracowania i udostepnienia pacjentom nowego leku
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*8000 potencjalnych substancji wedtug Europejskiej Akademii Pacjentéw,
dostepne: https://www.eupati.eu/pl/opracowywanie-leku/tworzenie-lekow-etap-1-okres-poprzedzajacy-odkrycie-leku/

Zrédlto: Petrova E. Innovation in the Pharmaceutical Industry: The Process of Drug Discovery and Development,
[w:] Ding M., Eliashberg J., Stremersch S., (eds) Innovation and Marketing in the Pharmaceutical Industry,
International Series in Quantitative Marketing, vol 20. Springer, New York 2014

W Europie za doradztwo w procesie opracowywania produktéw leczniczych i za dostep do nich jest od-
powiedzialna Europejska Agencja Lekéw (EMA), ktéra ocenia skutecznosc i bezpieczenstwo nowych terapii,
wspiera badania naukowe oraz innowacje w sektorze farmaceutycznym. Jako regulator rynku EMA dba, by
na europejskim rynku znalazty sie tylko najbardziej bezpieczne i skuteczne klinicznie produkty lecznicze.

2.1. Nowe technologie lekowe zarejestrowane w Europie i na swiecie

Kazdego roku sa rejestrowane nowe innowacyjne leki, ktére zmieniajg standardy leczenia i przynosza nieosiagal-
ne wczesniej efekty zdrowotne.

Rocznie Europejska Agencja Lekéw wydaje srednio 87 pozytywnych opinii dotyczacych wprowadzenia produk-
téw leczniczych do obrotu, a takze dopuszcza srednio w skali roku 35 nowych substancji czynnych w réznych
obszarach terapeutycznych. W latach 2015-2018 najwiecej pozytywnych opinii Agencja wydata w 2015 roku
(93 opinie), natomiast najwiecej nowych substancji czynnych dopuscita w 2018 roku (42 nowe substancje czynne).

11. https://www.infarma.pl/innowacje/jak-powstaja-leki/.
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Wykres 11. Liczba pozytywnych opinii, nowych substancji czynnych i lekéw zaawansowanej terapii w Europie w latach
2015-2018
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Zrédto: opracowanie wtasne na podstawie raportéw EMA,
https://www.ema.europa.eu/en/about-us/what-we-do/authorisation-medicines/medicine-evaluation-figures

W ostatnich latach najwiecej nowych lekéw zostato dopuszczonych w onkologii, neurologii, chorobach zakaz-
nych oraz hematoonkologii.

Wykres 12. Nowe substancje czynne w Europie wedtug dziedzin terapeutycznych w latach 2015-2018
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Z kolei Amerykanska Agencja ds. Zywnosci i Lekéw (FDA) — odpowiednik EMA w USA — w latach 2008-2017 zare-
jestrowata 321 nowych technologii lekowych, z czego 46 w 2017 roku'™.

Wykeres 13: Liczba zarejestrowanych nowych technologii lekowych przez Amerykanska Agencje ds. Zywnosci i Lekéw
(FDA) w latach 2008-2017
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Zrédto: opracowanie wtasne na podstawie statystyki FDA

Mimo ze koszty wprowadzenia nowego leku sg bardzo wysokie, branza farmaceutyczna stale inwestuje w proces
tworzenia kolejnych innowacyjnych terapii, przeznaczajac na ten cel prawie 1/5 swoich dochodéw. Branza farma-
ceutyczna jest odpowiedzialna za 19% prywatnych wydatkdw na badania i rozwéj ogétem na swiecie™.

12. Annual Report 2017, The European Medicines Agency's contribution to science, medicines and health in 2017. European Medicines Agency (EMA),
dostepne: http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Annual_report/2018/04/WC500248201.pdf.

13. Petrova E., Innovation in the Pharmaceutical Industry: The Process of Drug Discovery and Development, [w:] Ding M., Eliashberg J., Stremersch S., (eds)
Innovation and Marketing in the Pharmaceutical Industry, International Series in Quantitative Marketing, vol. 20. Springer, New York 2014, NY.



3. Dotychczasowe przetomowe innowacje
farmaceutyczne

Za wlasciwy poczatek rozwoju przemystu farmaceutycznego mozna przyjac pierwsza potowe XIX wieku,
ale przelomowe innowacyjne leki pojawialy sie juz znacznie wczesniej. Laboratoria apteczne, zaklady,
a poézniej wytwornie i przedsiebiorstwa farmaceutyczne stopniowo wprowadzaty na rynek nowe sub-
stancje.

Wsréd historycznych innowadji farmaceutycznych nalezy wymieni¢ przede wszystkim wynalezienie przez an-
gielskiego lekarza Edwarda Jennera w 1796 roku szczepionki przeciw ospie prawdziwej, ktéra w ciggu 20 lat
dotarfa do milionéw ludzi na $wiecie. Przetomowa innowacja w historii farmacji byto takze odkrycie penicyliny
w 1928 roku przez szkockiego lekarza Alexandra Fleminga, co przyczynito sie do skutecznej walki z choroba-
mi zakaznymi. Postep nauk medycznych pozwolit réwniez na znalezienie odpowiedzi na pytanie o etiologie
gruzlicy, a ostatecznie na wytworzenie w 1890 roku przez niemieckiego lekarza i bakteriologa Roberta
Kocha prototypu szczepionki przeciw tej Smiertelnej wéwczas chorobie. Szczepionke o wyzszej skutecznosci
opracowano niecate czterdziesci lat pdzniej we Francji. Przetomem byto takze stworzenie przez amerykan-
skiego naukowca Johna Endersa pierwszej szczepionki przeciw odrze w 1964 roku.

W ostatnich latach dokonat sie ogromny postep w medycynie. Obecnie to whasnie farmacja stanowi jedna
z najprezniej rozwijanych i najbardziej innowacyjnych branz. Nowe leki nie tylko zrewolucjonizowaty terapie
wielu choréb, a przez to znaczaco zmniejszyty Smiertelnos¢ na catym Swiecie, ale tez pozytywnie wptynety
na jakosc¢ zycia i produktywnos¢ pacjentéw. Choroby wczedniej uwazane za Smiertelne s coraz czesciej ule-
czalne. Nawet jezeli nie udaje sie ich w petni wyleczy¢, staja sie chorobami przewlektymi, z ktérymi pacjenci
moga zy¢ przez wiele lat.

3.1. Przelomowe leki w terapii nowotworéw

W ostatnich latach obserwuje sie bardzo duzy postep w stosowaniu innowacyjnych lekéw w terapii choréb onko-
logicznych. W USA w ciagu 25 lat (1991-2014) nowe leki przeciwnowotworowe przyczynity sie do spadku smier-
telnosci z powodu tych choréb o 25%™.

Wykres 14. Procentowy spadek $miertelnosci z powodu choréb nowotworowych w USA w latach 1991-2014
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Zrédto: opracowanie wtasne na podstawie Biopharmaceuticals In Perspective, 2017

Nowe technologie lekowe otwierajg kolejne mozliwosci dla chorych na ponad 200 nowotwordw ztosliwych,
w tym tych najgorzej rokujacych, takich jak czerniak, rak piersi, rak szyjki macicy, rak ptuca, rak jelita grubego
i odbytnicy, rak nerki oraz nowotwory krwi®.

14. American Cancer Society (ACS). Cancer facts & figures: 2017, dostepne: https://www.cancer.org/content/dam/cancer-org/research/cancer-fact- s-and-
-statistics/annual-cancer-facts-and-figures/2017/cancer-facts-and-figures-2017.pdf.
15. A Decade of Innovation in Cancer 2006-2016, dostepne: http://phrma.org/sites/default/files/pdf/decade-of-innovation-cancer.pdf.
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Jedna z przetomowych innowacji w leczeniu nowotworéw sg leki ukierunkowane molekularnie, czyli tak
zwane terapie celowane. Wykonanie badan genetycznych u pacjentéw onkologicznych pozwala na ziden-
tyfikowanie mutacji powigzanej z wystapieniem choroby. Dzieki temu jest mozliwe okreslenie mechanizmu
powstawania nowotworu u konkretnego pacjenta. Na podstawie tych danych mozna dobra¢ najbardziej
odpowiedni lek, ktéry bedzie skierowany na zaburzenia molekularne w organizmie pacjenta bedace skut-
kiem nagromadzenia sie konkretnej mutacji. Aktualna wiedza na temat mechanizméw molekularnych w or-
ganizmie cztowieka pozwala okresli¢ skutecznos¢ danego leku przy konkretnej wadzie DNA, przy danym
typie nowotworu'®. Wprowadzenie do terapii lekéw ukierunkowanych molekularnie zwieksza dtugos¢ zycia
chorych, w przypadku ktérych rokowanie wczesniej byto szczegdlnie niekorzystne. Szacuje sie, ze roczne
przezycie chorych, u ktérych zastosowano terapie celowang, wynosi 85%.

Przyktadem sukcesu terapeutycznego moze by¢ wprowadzenie leczenia celowanego do standardéw leczenia
nowotworow piersi'. Pierwsza terapia celowana w raku piersi przyczynita sie w efekcie do zyskania 156 tys. lat
zycia w wyniku zwiekszenia liczby kobiet wyleczonych w USA w latach 1999-2013%.

Elzbieta Kozik, prezes Stowarzyszenia Polskie Amazonki Ruch Spoteczny

Kiedy ustyszatam diagnoze (rak piersi), odebratam jq jako wyrok, bo w tym czasie kobiety nie miaty wie-
dzy o chorobie i szansach na przezycie, a sama wiedza ograniczata sie do stwierdzenia, Ze jest to choroba
Smiertelna. W tamtym czasie raka piersi diagnozowano u ok. 10 tys. kobiet rocznie, z czego ponad potowa
umierata. Obecnie kazdego roku pojawia sie nowa terapia, nowy lek i ta Smiertelnosc z roku na rok maleje.
Dzis diagnozuje sie raka piersi u ponad 18 tys. kobiet rocznie, z tego umiera ok. 5,6 tys. — te liczby pokazujq,
jak ogromny postep dokonat sie w leczeniu raka piersi w Polsce.

Duzy przetom dokonat sie takze w zakresie leczenia niedrobnokomérkowego raka ptuca. Stosowane
w tym przypadku terapie celowane w sposdb selektywny wptywajg na biatka sygnatowe komoérek nowo-
tworowych i powodujg uposledzenie ich funkcji zyciowych. Zadaniem terapii celowanej w przypadku nie-
drobnokomorkowego raka ptuca jest takze blokowanie receptorow komérkowych, ktére aktywuja i dzielg
komérki nowotworowe. Personalizowana terapia wywotuje zdecydowanie mniej skutkdw ubocznych niz
tradycyjne formy leczenia raka ptuca, a jednoczesnie wedtug badarh mediana czasu zycia chorych w wyniku
terapii celowanej zostaje wydtuzona do 12 miesiecy™.

Kolejna znaczaca innowacjg sg immunoterapie, ktére polegajg na sztucznej modulacji uktadu odpornoscio-
wego, czyli pobudzaniu lub odbudowie naturalnej odpornosci organizmu wobec komérek nowotworowych.
Przyktadem nowotworu, w przypadku ktérego z powodzeniem stosuje sie ten rodzaj innowacyjnego lecze-
nia, jest czerniak®.

Dr Mariola Kosowicz, kierownik Poradni Psychoonkologii Centrum Onkologii

Pamietam historie mtodego chtopaka chorego na czerniaka. Zdiagnozowano u niego chorobe w momen-
cie, kiedy lekarz mégt mu zaoferowac udziat w badaniu klinicznym i nowe leczenie — terapie celowanag.
I pacjent nie tylko zyje, ale przygotowuje sie do powrotu do pracy, zaczyna planowac przysztos¢ — choc¢
nadal nie dowierza swojemu szczesciu i temu, Ze dobrze rokuje. Jego wdziecznos¢ za to, Ze otrzymat no-
woczesny lek, jest niewyobrazalna. Wzruszytam sie, gdy ostatnio opowiadat mi, jak zte miat prognozy i jak
sie one diametralnie zmienity. Wdzieczna jest jego zona, dla ktdrej choroba meza to oczywista, straszna
tragedia. Jeszcze niedawno tej nadziei mieliSmy znacznie mniej. A teraz jest nadzieja! Na naszych oczach
dziejq sie wielkie przetomy. | to jest wspaniate!

16. https://www.alivia.org.pl/wiedza-o-raku/dlaczego-terapia-celowana-to-przyszlosc-w-leczeniu-nowotworow/.

17.Targeted Therapy for Breast Cancer, ACS, dostepne: https://www.cancer.org/cancer/breast-cancer/treatment/targeted-therapy-for-breast-cancer.html.
18. Danese M.D. et al., Estimated Life-Years Saved in Women with HER2-Positive Metastatic Breast Cancer Receiving First-Line Trastuzumab and
Pertuzumab in the United States, Value in Health, September 2015, Vol. 18, Issue 6, 876-883, dostepne: https:// www.sciencedirect.com/science/article/pii/
$1098301515019841.

19. Molekularne terapie celowane w niedrobnokomérkowym raku ptuca, dostepne: https://journals.viamedica.pl/forum_medycyny_rodzinnej/article/
viewFile/10178/8678.

20. Immunotherapy for Melanoma Skin Cancer, ACS, dostepne: https://www.cancer.org/cancer/melanoma-skin-cancer/treating/immu- notherapy.html.



Na przestrzeni ostatnich lat znaczaca poprawa skutecznosci leczenia dokonata sie tez w leczeniu nowotworéw
krwi. Dzieki wprowadzeniu do standardéw leczenia innowacyjnej technologii lekowej nastapit przetom w terapii
przewlektej biataczki szpikowej (CML). W ciggu ostatnich 15 lat odnotowano wzrost 5-letnich przezy¢ chorych
Z31% w 2001 roku do 89% w 2016%'.

Z kolei krokiem milowym w profilaktyce raka szyjki macicy byto wprowadzenie w Stanach Zjednoczonych
w 2006 roku szczepionki przeciw wirusowi brodawczaka ludzkiego (HPV) zawierajacej wirusopodobne
czastki otrzymane droga rekombinacji genetycznej?.

Konkretne przyktady potwierdzaja, ze wprowadzenie innowacji farmaceutycznych w zakresie leczenia i profi-
laktyki nowotworéw przyniosto ogromne korzysci dla pacjentdéw. W swietle badan zaobserwowano, ze wzrost
przezycia pacjentéw z nowotworem w 80-90% jest efektem poprawy ich terapii, w tym zastosowania innowa-
cyjnych lekow.

Wykres 15. Przyczyny wzrostu oczekiwanej dtugosci zycia pacjentéw z nowotworem w latach 1980-2010
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Zrédto: Sun E. et. al., The determinants of recent gains in cancer survival: an analysis of the surveillence, Epidemiology and end results (SEER)
database, Journal of Clinical Oncology 2008

Obecnie 2 na 3 chorych z nowotworem, majacych dostep do rekomendowanej terapii, moze przezy¢ co naj-
mniej 5 lat?. Fundamentalne jest wiec zagwarantowanie chorym dostepu do aktualnych standardéw leczenia
uwzgledniajacych stosowanie nowych lekéw przeciwnowotworowych?.

Wykres 16. Zmiany w przezywalnosci chorych na nowotwory w okresie 10 lat. Anglia, Walia 1971-2010
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Zrédto: M. Quaresma, M.P. Coleman, B. Rachet, 40-year trends in an index of survival for all cancers combined and survival adjusted for age
and sex for each cancer in England and Wales, 1971-2011: a population-based study; Lancet 2015

21. Druker B.J., Guilhot F.,, O'Brien S.G. et al., Five-year follow-up of patients receiving imatinib for chronic myeloid leukemia, N Engl J Med. 2006,

dostepne: https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pubmed/17151364.

22. Szczepionka przeciw HPV, PZH, dostepne: http://szczepienia.pzh.gov.pl/szczepionki/hpv/.

23. Cancer treatment & survivorship facts & figures: 2016-2017., American Cancer Society (ACS), dostepne: https://www.cancer.org/content/dam/ cancer.org.
24. Clinical Cancer Advances 2015: Annual Report on Progress Against Cancer From the American Society of Clinical Oncology., J Clin Oncol. 2015, Vol. 33,
dostepne: http://jco.ascopubs.org/cgi/doi/10.1200/JC0O.2014.59.9746.
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3.2. Przetomowe leki w terapii choréb sercowo-naczyniowych

Nowe leki stosowane w chorobach sercowo-naczyniowych znaczaco obnizyty liczbe zgonéw spowodo-
wanych tymi chorobami. Najbardziej spektakularne wyniki mozna zaobserwowac¢ na przyktadzie USA. Tam
w okresie od 2000 do 2014 roku spadek ten wynidst 35%. Z kolei smiertelnos¢ z powodu choréb uktadu krazenia
w okresie od 1980 do 2014 roku zmniejszyta sie 2,5-krotnie®.

Tak znaczaca poprawa jest przede wszystkim rezultatem wprowadzenia w latach 80. ubiegtego wieku nowej kla-
sy lekow — statyn, ktére umozliwity bezpieczne i skuteczne obnizenie poziomu cholesterolu we krwi, a przez
to znaczaca redukuje ryzyka zawatu miesnia sercowego, udaru mézgu lub zgonu z przyczyn sercowo-naczy-
niowych. Korzysci spoteczno-gospodarcze z wprowadzenia statyn na rynek okazaty sie nie do przecenienia.

Agnieszka Wotczenko, prezes Ogodlnopolskiego Stowarzyszenia ,,EcoSerce”

Poznatam jakis czas temu miodego chtopaka z Warszawy — marzyt o studiach wojskowych. Zeby sie na
nie dostac, musiat przejs¢ szereg badarni. Okazato sie, Ze ma chore serce. Wczesniej nie byt tego Swiadomy.
Choroba uniemoZliwita mu péjscie na studia, chtopak zupetnie sie zatamat. Przyjmowat rézne leki, ktdre
nie przynosity pozqdanych rezultatéw. Dopiero lek nowszej generacji pomdégt mu wrdci¢ do normalnego
funkcjonowania i przede wszystkim — do samodzielnosci. Przywrdcit temu mtodemu mezczyZnie tak waz-
ne poczucie pewnosci siebie i wlasnej meskosci.

Podobne wnioski mozna réwniez wysnu¢, analizujac polskie dane, ktére potwierdzaja trend amerykanski. Przy-
kfad choréb uktadu krazenia doskonale pokazuje korelacje miedzy liczbg zgonéw a wprowadzeniem innowadji
medycznych, w tym farmaceutycznych. W tym przypadku kluczem do sukcesu byto potaczenie dwéch czynni-
kéw, tj. poprawy dostepu polskich pacjentéw do lekdw nowej generadji i do kardiologii inwazyjne;j.

Wykres 17. Przyczyny zgonéw w Polsce w latach 1990-2013
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Zrédto: Zachorowalnos¢ i umieralno$¢ na choroby uktadu krgzenia a sytuacja demograficzna Polski, 2015, Rzqdowa Rada Ludnosciowa,
red. prof. Z. Strzelecki oraz prof. J. Szymborski. http://bip.stat.gov.pl/organizacja-statystyki-publicznej/rzadowa-radaludnosciowa/
publikacje-rzadowej-rady-ludnosciowej/https://stat.gov.pl/files/gfx/portalinformacyjny/pl/defaultaktualnosci/5468/22/1/1/
statystyka_umieralnosci_w_wyniku_chuk.pdf

Duza szansa dla pacjentéw kardiologicznych jest takze nowy lek stosowany w niewydolnosci serca. Jego dziata-
nie polega na spowolnieniu rozpadu hormonu peptydowego wytwarzanego przez sciany przedsionka serca, co
zwieksza wydalanie moczu oraz relaksacje migsnia sercowego. Lek ma takze hamujacy wptyw na proces przebu-
dowy miesnia sercowego i redukuje jego przerost.

25. Kochanek K.D., Murphy S.L., Xu J., Tejada-Vera B., Centers for Disease Control and Prevention (CDC), National Center for Health Statistics, National Vital
Statistics System. Deaths: final data for 2014, Natl Vital Statistics Rep. 2016, 65(4), dostepne: https://www.cdc.gov/nchs/ data/nvsr/nvsr65/nvsr65_04.pdf.



Niewydolnos¢ serca dotyczy obecnie populacji ludzi w réznym wieku i na réznych etapach aktywnosci zawo-
dowej, stad ma coraz istotniejsze znaczenie w kontekscie gospodarki, ekonomii i demografii. Absencja i zmniej-
szona produktywnos¢ chorych z niewydolnoscia serca albo dtugoterminowa niezdolnos¢ do pracy, a takze spo-
wodowane chorobg zgony prowadzg do istotnych strat. Wymiar ekonomiczny niewydolnosci serca to nie tylko
straty z perspektywy publicznego ptatnika za ustugi medyczne czy systemu ubezpieczen zdrowotnych, ale takze
z punktu widzenia catego spoteczenstwa.

Nalezy podkresli¢, ze niewydolnos¢ serca dotyczy 600-700 tys. oséb w Polsce, przy czym z dekady na dekade
liczba zachorowan wzrasta i obecnie siega 250 tys. rocznie. Choroby uktadu sercowo-naczyniowego skutkuja
60 tys. zgonow rocznie. Statystyki nie sa wiec optymistyczne, a jedyna nadzieja dla pacjentéw, poza prze-
szczepem, jest dostep do innowacyjnych technologii lekowych.

3.3. Przetomowe leki w terapii choréb zakaznych

Dzieki innowacjom farmaceutycznym wiele Smiertelnych choréb zakaznych udato sie wyleczy¢. Choroby
zakazne, w tym szczegdlnie niebezpieczna gruzlica, dotknety blisko 1/3 populacji na swiecie. Szacuje sie, ze co
sekunde na swiecie pojawia sie jedna nowa infekcja. Przetom w zwalczaniu choréb zakaznych nastapit dzieki
odkryciu leczniczych wiasciwosci plesni i stworzeniu w latach 30. XX wieku pierwszego antybiotyku, nazwanego
pozniej penicyling. Kilkadziesiat lat pozniej przeprowadzono badania nad lekami przeciwwirusowymi i opraco-
wano leki przeciwko HIV i HCV.

Wykres 18. Rzeczywista umieralno$c z powodu HIV/AIDS w USA zmniejszyta sie
w stosunku do umieralnosci prognozowanej
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Zrédto: Centers for Disease Control and Prevention (CDC), National Center for Health Statistics
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lwona, od 20 lat zyje z wirusem HIV

Przede wszystkim nowe terapie prawie catkowicie minimalizujq ryzyko urodzenia chorego dziecka. Jesz-
cze 10 lat temu czesciej mdwito sie o ryzyku takiej decyzji dla matki i dziecka, a dzis szansa na urodze-
nie zdrowego dziecka jest naprawde ogromna. [...] nowe leki dziatajq bardziej kompleksowo na samq
chorobe, [...] a co za tym idzie — ryzyko wystgpienia skutkéw ubocznych jest mniejsze, np. lipoatrofii
i lipodystrofii [dop. red: zaburzenia charakteryzujqce sie miejscowym lub uogélnionym zanikiem tkanki
ttuszczowej], ktore byty szczegdlnie pietnujqgce dla chorych. Waznym znakiem postepu jest takze wysoki
poziom CD4, ktdry pozwalajq uzyskac nowe terapie. Jest to wazne, poniewaz wysoki poziom CD4 ozna-
cza, ze nie stanowie zagrozenia dla swoich bliskich.

W przypadku AIDS, choroby, ktora jest efektem zakazenia HIV, przetom nastapit juz 3 lata po zidentyfikowa-
niu wirusa w 1984 roku i udostepnienia nowego leku. W 1996 roku wtaczono do standardéw leczenia wysoce
aktywna terapie antyretrowirusowa (ang. highly active antiretroviral therapy, HAART), ktéra uwzgledniata leki
wchodzace do uzytku w kolejnych latach. W wyniku dostepu do innowacyjnych terapii w przeciagu 2 dekad
liczba zgonéw z powodu AIDS spadta o 88%?%.

W przypadku wirusowego zapalenia watroby typu C nowe leki prowadza nie tylko do eliminacji wirusa, ale
rowniez do unikniecia powaznych powiktarh — marskosci oraz raka watroby, prowadzacych nieuchronnie do
$mierci wielu chorych. Skutecznos¢ lekdw eliminujacych wirusa HCV wzrosta w okresie 15 lat od 40% dla | gene-
racji lekéw do prawie 100% w przypadku IV generacji lekow.

Wykres 19. Skutecznos¢ lekéw eliminujacych wirusa HCV w latach 2001-2018
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Zrédto: opracowanie wtasne na podstawie Biopharmaceuticals In Perspective, 2017

Pani Katarzyna, pacjentka, ktora zyta z wirusem HCV przez wiele lat

Gdy ustyszatam, Ze jest leczenie i moge by¢ zdrowa, to poczutam sie, jakbym urodzita sie na nowo, iw gto-
wie miatam te jednq najwazniejszq mysl, ze bede zdrowa! Terapie przyjmowatam przez trzy miesiqce.
Obecnie jestem juz po leczeniu i czuje sie Swietnie.

26. Centers for Disease Control and Prevention (CDC), National Center for Health Statistics, 2016, dostepne: https://www.cdc.gov/nchs/ data/hus/hus15.pdf.
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3.4. Przetomowe leki w terapii choréb rzadkich

Innowacje farmaceutyczne mialy istotny wptyw na skutecznos¢ terapii choréb rzadkich. Nowe leki siero-
ce stwarzaja szanse na dtuzsze zycie chorych na choroby rzadkie oraz na ograniczenie powikfan prowadzacych
do inwalidztwa i $mierci. W ciggu ostatnich 30 lat do leczenia choréb rzadkich wprowadzono okoto 450 nowych
lekéw sierocych w okoto 600 wskazaniach. W Unii Europejskiej do 2016 roku zarejestrowano 115 lekdw sierocych.

Choroba Gauchera nalezy do choréb rzadkich, czasami jest uznawana wrecz za chorobe ultrarzadka, bowiem
wystepuje u mniej niz jednej osoby na 50 tys. W Polsce zyje okoto 100 pacjentéw z rozpoznang chorobg Gauche-
ra%’. Zastosowanie odpowiedniej terapii wptywa na wydtuzenie zycia chorego do 50 lat.

Choroba rzadka jest réwniez zwléknienie torbielowate, potocznie nazywane mukowiscydoza. Jest to cho-
roba wrodzona, uwarunkowana genetycznie, ktéra polega na zaburzeniu wydzielania przez gruczoty zewna-
trzwydalnicze. W efekcie chorzy cierpia na niewydolnos$¢ oddechowa, przewlekty stan zapalny trzustki, a czesto
rowniez na cukrzyce. Dopiero w 1989 roku odkryto gen wywotujacy mukowiscydoze, co umozliwito rozwoj sku-
teczniejszych terapii i wptyneto na wydtuzenie zycia chorych.

Z kolei w przypadku hemofilii, powodujacej zaburzenia krzepniecia krwi, dzieki zastosowaniu innowacyjnych
terapii w zasadzie catkowicie wyeliminowano zgony wsréd chorych.

Wykres 20. Wptyw innowacji farmaceutycznych na oczekiwang dtugosc zycia chorych na wybrane choroby rzadkie

Oczekiwana dtugos¢ zycia przed Obecna oczekiwana
Choroba . . P
innowacja farmaceutyczng dtugosc zycia
Choroba Gauchera (typ IlI) 11 lat 50 lat
Zwtoéknienie torbielowate < 1rok 37 lat
Hemofilia <30 lat petna dtugos¢ zycia

Zrédto: gaucher.org.uk; gaucherdisease.org; Simmonds i wspétautorzy (2009) Growing old with cystic fibrosis — the characteristics of long-term
survivors of cystic fibrosis, Respiratory medicine; Plug (2004), Thirty years of hemophilia treatment in Netherlands, 1972-2001, Blood Journal

Duzym przetomem w terapii choréb rzadkich okazato sie réwniez wprowadzenie nowego leku do leczenia rdze-
niowego zaniku miesni (SMA). SMA to najczestsza, genetycznie uwarunkowana, przyczyna Smierci niemowlat
i dzieci. W przebiegu choroby obumierajg neurony w rdzeniu kregowym odpowiadajace za prace miesni, wsku-
tek czego miednie ciata stabna i stopniowo ulegaja zanikowi. Nowy lek daje szanse nie tylko na przedtuzenie zycia
o kilka miesiecy czy poprawe jego jakosci, ale réwniez na normalne funkcjonowanie chorych przez wiele lat.

3.5. Przetomowe leki w terapii choréb pulmunologicznych

Przetomowe znaczenie w historii farmakoterapii miato wprowadzenie innowacyjnego leczenia w przewlektej
obturacyjnej chorobie ptuc (POChP). WydtuZenie zycia pacjentéw stato sie mozliwe dzieki ustaleniu zaleznosci
miedzy intensyfikacja leczenia a progresja choroby oraz zastosowaniu na poszczegélnych etapach progresji le-
kéw, takich jak B2-mimetyki, leki rozszerzajace oskrzela, glikokortykosteroidy wziewne czy tlenoterapie.

Podobnie sprawa wyglada w przypadku astmy, czyli przewlektego stanu zapalnego oskrzeli, majacego cze-
sto podtoze alergiczne, w wyniku ktérego pacjent cierpi na nawracajace ataki dusznosci, kaszlu i $wiszcza-
cego oddechu. W drugiej potowie XX wieku wynaleziono leki rozszerzajace oskrzela i dziatajace przeciwza-
palnie, a z czasem zaczeto dysponowac bezpieczniejszymi lekami faczacymi rézne funkcje w wygodnych
inhalatorach. Liczba zgondw, a takze liczba hospitalizacji pacjentéw z powodu choréb pulmonologicznych
zdecydowanie sie zmniejszyta.

27. Sumskiene E., Machaczka M., Jak rozpoznawac i leczy¢ chorobe Gauchera: zarys patofizjologii, objawow klinicznych, metod diagnostycznych i leczenia,
[w:] Acta Heamatologica Polonica 2017, nr 48, 167-173.
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Dr n. med. Piotr Dabrowiecki - alergolog, internista

Jedna z moich pacjentek od dziecka leczyta sie na alergie, miata atopowe zapalenie skdry, byta uczulona
na roztocza kurzu domowego, miata ciezkq postac astmy, brata juz wszystkie leki na astme w najwyzszych
dawkach i nie byto efektow. Ze wzgledu na chorobe nie mogta wykonywac zadnego wiekszego wysitku fi-
zycznego, bo nawet najmniejszy wywotywat dusznosci. Dlatego unikata aktywnosci, przez co przybierata
na wadze [...] Dla dziewczynki miato to bardzo negatywny wptyw na psychike. [...] U tej pacjentki docho-
dzifo do 3 zaostrzen w ciqgu roku, przez co musiata brac sterydy doustne, a to skutkowato przyrostem wagi
i problemami z miesiqczkq. Gdy otrzymata przeciwciata monoklonalne, jej stan w przeciqgu kilku tygodni
poprawit sie na tyle, Ze mogta zrezygnowac ze sterydéw doustnych. Nadal bierze dos¢ duzq dawke lekéw
wziewnych, ale jej zycie nie jest juz zagrozone — mogta wrdcic do pracy, jest w stanie zajmowac sie domem,
miec interakcje miedzyludzkie — moze zy¢ normalnie.

3.6. Przetomowe leki w terapii choréb przewodu pokarmowego

Powaznym problemem w skali swiatowej byty tez powszechnie wystepujace choroby przewodu pokar-
mowego, a wsrod nich choroba wrzodowa charakteryzujaca sie wystepowaniem wrzodéw trawiennych
(w szczegolnosci w dwunastnicy i zotadku), czyli ubytkédw w btonie sluzowej powodujacych stany zapalne,
a nawet martwice.

Choroba wrzodowa wystepuje u okoto 10% dorostych i jest czesto przyczyna absencji chorobowej. Niele-
czona lub nieodpowiednio leczona prowadzi z czasem do niezdolnosci do pracy i catkowitego wykluczenia
pacjentéw z zycia spotecznego. W latach 90. XX wieku do terapii wtgczono nowe leki — inhibitory pompy
protonowej oraz antagonistow receptora H2, ktdre skutecznie pomogty ograniczy¢ skutki tej choroby.

3.7. Przelomowe leki w terapii choréb autoimmunologicznych

Jednym z powaznych probleméw zdrowotnych, dotykajacych w duzej mierze oséb w wieku produkcyjnym,
sg choroby z tak zwanej autoagresji - nazywane chorobami autoimmunologicznymi. W ich przebiegu
ukfad odpornosciowy samodzielnie wytwarza przeciwciata skierowane przeciwko wtasnym tkankom i wia-
snym komdrkom. Powoduje to chroniczne stany zapalne, a z biegiem czasu trwate uszkodzenia w organizmie.

Obecnie wymienia sie blisko 70 jednostek chorobowych nalezacych do grupy choréb autoimmunologicz-
nych, a same schorzenia dotycza od 3% do 8% populacji $wiatowej. Leczenie choréb autoimmunologicznych
jest szczegodlnie wazne z powodu ich powszechnosci i skali oddziatywania.

Chorobami autoimmunologicznymi sa miedzy innymi nieswoiste zapalenie jelit, w tym wrzodziejgce za-
palenie jelita grubego czy choroba Lesniowskiego-Crohna, oraz stwardnienie rozsiane, w ktérym uktad
odpornosciowy niszczy system nerwowy, co moze prowadzi¢ miedzy innymi do zaburzen czucia, bolesnych
skurczéw miesni, paralizu i uszkodzenia wzroku?. Chorobami z autoagresji sg takze tuszczyca, w przypadku
ktdrej organizm atakuje skore, a czasami tez stawy, oraz reumatoidalne zapalenie stawéw powodujace ich
deformacje i prowadzace do niepetnosprawnosci.

28. Szczeblowska D., Hebzda A., Wojtun S., Choroby autoimmunizacyjne w praktyce lekarskiej, [w:] Pediatria i Medycyna Rodzinna 2011, nr 7, 218-222.



tukasz Matusik, od ponad 13 lat choruje na tuszczyce

Jeden z lekarzy okreslit, ze powr6t z leczenia biologicznego na jakiekolwiek inne to jak przesigsc sie z mer-
cedesa do opla corsy. | moge potwierdzic, Ze rzeczywiscie tak jest. Moje zycie po zastosowaniu leczenia
biologicznego zmienito sie o 180 stopni. Przyjmuje 2 zastrzyki w ciqgu dnia i w zasadzie nie mam zmian
tuszczycowych. Dzieki temu nie mysle o chorobie przez caty czas. Oczywiscie, mam Swiadomos¢, Zze ona
jest, troche jq wida¢, natomiast nie stanowi w tym momencie dla mnie problemu, jakim byta, gdy 70-80%
mojego ciata byto zajete przez zmiany skorne. | zyskatem duzq pewnos¢ siebie — zaczgtem o siebie dbac,
wrdcitem do uprawiania sportu i udato mi sie zrzucic¢ pare kilograméw. Moje zycie jest w koricu po prostu
zyciem, a nie zyciem z chorobaq.

Do najczesciej diagnozowanych choréb metabolicznych o podtozu autoimmunologicznym nalezy cukrzyca
typu 1, w przebiegu ktérej organizm atakuje trzustke i uposledza produkcje insuliny. Miedzynarodowa Federa-
cja Diabetologiczna (IDF) szacuje, ze liczba chorych na cukrzyce do 2035 roku moze siegnag¢ 592 mIn?°. Cukrzyca
charakteryzuje sie zwiekszonym stezeniem glukozy we krwi zwigzanym z defektem wydzielania insuliny, hor-
monu wptywajacego na regulowanie metabolizmu zaréwno weglowodandéw, jak i biatek i ttuszczéw.

Odkrycie leczniczego dziatania insuliny sprawito, ze cukrzyca, ktéra jeszcze 100 lat temu byta choroba $mier-
telng, stata sie choroba przewlekta. Obecnie za pomocg nowoczesnych lekéw jest mozliwe kontrolowanie jej
skutkéw. Wprowadzenie analogéw insuliny i inkretyn skutecznie zmniejszyto ryzyko wystepowania groznych
powikian, ratuje zycie chorym i poprawia jego jakos¢. Stale jednak trwaja prace nad nowymi lekami, ktére po-
moga rozprawic sie z tym powaznych problemem zdrowotnym.

Piosenkarka Marta Wisniewska - chora na cukrzyce od 15 lat

Nowe leki pozwalajq na lepszq kontrole choroby, tatwiej jest utrzymac prawidtowy poziom cukru we krwi,
co daje mi poczucie bezpieczeristwa. Tu i teraz, bo sie nie boje, ze bede rozkojarzona, dostane dreszczy czy
zastabne. Ale réwniez na przysztos¢ — bo dzieki lepszemu panowaniu nad poziomem cukru zmniejszam
ryzyko powiktan. A w cukrzycy sq one grozne, bo dotyczq ryzyka wystqgpienia problemdéw z sercem, ner-
kami, oczami czy trudnym gojeniem sie ran, co moze sie skoriczy¢ tzw. stopq cukrzycowgq, w niektérych
przypadkach prowadzqcqg do amputagji.

Pozadanym efektem leczenia w przypadku choréob autoimmunologicznych jest przywrécenie tolerancji immu-
nologicznej organizmu w stosunku do witasnych antygenéw. Nadziejg dla wielu chorych sa innowacyjne leki
biologiczne — czasteczki utworzone przy uzyciu biotechnologii, ktére wystepuja w sposéb naturalny w organi-
zmie, a ich gtéwna funkcja jest regulowanie proceséw zwigzanych z odpornoscia.

W latach 1995-2007 wprowadzono w Europie blisko 105 lekéw biologicznych. Stosowanie terapii biologicznych
zmniejsza koszty spoteczne powstate w wyniku utraty produktywnosci pacjentéw. Wynika to miedzy innymi
z faktu, ze remisja tych chorob przy tradycyjnym leczeniu trwa od 2 do 5 lat, a w przypadku leczenia biologicz-
nego az do 10 lat®°.

29. International Diabetes Federation, dostep: www.idf.org.
30. Bachanek O., Mitura J., Pawlikowski J., Dostepnos¢ i ograniczenia w stosowaniu leczenia biologicznego w Polsce.
[w:] Medycyna Ogdlna i Nauki o Zdrowiu 2015, nr 3, 266-271.
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4. Nadchodzace innowacje farmaceutyczne

Ponad potowa z 57 milionéw zgonéw na catym swiecie w 2016 roku byta spowodowana jedna z 10 cho-
réb (m.in. choroba niedokrwienna serca, udarem, POChP, choroba Alzheimera czy cukrzyca), ktére
od 15 lat sa gtéwnymi zabdjcami ludzkosci. Najnowsze prace badawcze prowadzone przez branze far-
maceutyczna w duzym stopniu skupiaja sie na odkryciu przelomowych lekéw majacych zastosowanie
wiasnie w tych obszarach.

Dzis w fazie rozwoju jest niemal 7000 innowacyjnych lekéw. Wiele z nich moze mie¢ duze znacze-
nie dla pacjentéw i catego spoteczenstwa. W nadchodzacych latach pojawia sie miedzy innymi nowe
mozliwosci terapeutyczne dla chorych na nowotwory, w tym nowotwory krwi, na cukrzyce, hemofi-
lig, choroby zakazne czy chorobe Alzheimera.

Wykres 21. Nadchodzace terapie w réznych obszarach terapeutycznych
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Zrédto: EFPIA

Zestawienie nadchodzacych innowacji w obszarze zdrowia przedstawione w tej czesci raportu zostato opra-
cowane na podstawie dostepnych, aktualnych danych i ma na celu pokazanie kierunkéw rozwoju innowacji
i perspektyw leczenia pacjentéw zmagajacych sie z chorobami cywilizacyjnymi, takimi jak cukrzyca, nowo-
twory, czy tez chorobami rzadkimi lub autoimmunologicznymi.

4.1. Terapie CAR-T nowotworow uktadu krwiotwoérczego

Nowotwory ukfadu krwiotwdrczego, czyli choroby nowotworowe obejmujace krew, szpik kostny lub ukfad
limfatyczny, tacznie stanowia 11. przyczyne smierci w Polsce®'. Biataczki, szpiczaki i chtoniaki, zaliczajace sie
do tej grupy, w 2016 roku odpowiadaty za $mierc prawie 7000 oséb, co stanowi ok. 1,8% wszystkich zgonow
w tym roku.

Liczba zgondéw nie oddaje w petni strat spotecznych ani ekonomicznych zwigzanych z tymi chorobami. Nowo-
twory uktadu krwiotwérczego cechuja sie bardzo wysokimi wskaznikami utraconych lat zycia. tacznie odpowia-
daja one za 2,2% utraconych lat zycia. WigZze sie to przede wszystkim z mtodym wiekiem chorych. W przyblizeniu
u 50% dzieci ponizej 15. roku zycia, ktére chorujg na nowotwor ztosliwy, wystepuje biataczka lub chtoniak®.

Niestety, leczenie nowotwordw uktadu krwiotwdrczego jest bardzo trudne i obcigzajace dla pacjentéw. Stan-
dardowa metoda leczenia jest toksyczna chemioterapia. Terapia jest agresywna, co obniza znaczaco jakos¢ zycia
chorych podczas leczenia i po jego zakoriczeniu. Ponadto u ok. 50% pacjentéw ostatecznie dochodzi do nawro-
tu choroby. Wéwczas dostepnych jest niewiele realnych opcji umozliwiajacych jej wyleczenie.

W horyzoncie 5-10 lat nastapi przetlom w leczeniu nowotworéw uktadu krwiotwdrczego. Moga go za-
pewnic terapie komérkowe CAR-T (chimeric antigen receptors T cells), ktore polegaja na modyfikacji
komérek uktadu odpornosciowego w celu ukierunkowania ich na zwalczanie okreslonych rodzajéw no-
wotworow uktadu krwiotwdrczego.

31. Wszystkie dane przytoczone w tym rozdziale, ktérych zrodto nie zostato opisane, pochodza z publikacji Global Burden of Disease Study 2016,
Institute for Health Metrics and Evaluation, 2016.

32. Przeglad listy opracowanych produktéw na potrzeby terapii innowacyjnych, European Federation of Pharmaceuticals Industries and Associations
(EFPIA), 2017.



Najbardziej zaawansowane badania kliniczne dotycza terapii CAR-T, w ktorej sa wykorzystywane wiasne
komérki uktadu odpornosciowego chorego. W tym przypadku prébka limfocytéw T pacjenta jest pobiera-
na z jego krwi i modyfikowana genetycznie w laboratorium w celu dodania sensoréw (chimerycznych re-
ceptoréw antygenu), ktére umozliwiaja zlokalizowanie okreslonych nowotworéw. Nastepnie komorki te sa
namnazane i podawane z powrotem do organizmu pacjenta, gdzie nowe receptory antygenu umozliwiaja
odszukanie i zniszczenie komérek nowotworowych. W ten sposéb do walki z choroba nowotworowa sa wy-
korzystywane sity obronne organizmu chorego.

Wykres 22. Schemat dziatania w terapii CAR-T
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Zdaniem ekspertow, jesli potwierdza to kolejne préby w wiekszej grupie pacjentéw, metoda ta moze by¢
kolejnym przetomem w leczeniu miedzy innymi nowotwordéw uktadu krwiotwdrczego i szansa dla tych pa-
cjentdw, ktdérzy nie maja juz innych opcji terapeutycznych.

Jesli wyniki badan klinicznych potwierdza efektywnos¢ terapii CAR-T, bedzie to oznacza¢ szanse na dtuzsze
zycie pacjentéw z opornymi na leczenie chtoniakami i biataczkami, a takze oszczedzenie rodzinom cierpienia
po stracie najblizszych. Tylko w samej Unii Europejskiej oznaczatoby to wydtuzenie zycia okoto 9400 oséb
oraz datoby tacznie 300 tys. zyskanych lat zycia we wszystkich wskazaniach w przypadku pacjentéw zdiagno-
zowanych w 2020 roku®.

4.2, Terapie genowe hemofilii typu B

Hemofilia jest rzadka choroba wywotywana obecnoscig wadliwego genu, ktéry uniemozliwia wytwarzanie
kluczowego biatka potrzebnego do krzepniecia krwi. W przypadku niepodjecia leczenia choroba prowadzi do
groznych krwotokdéw. U wiekszosci pacjentéw (wytacznie chtopcédw) jest rozpoznawana przed 3. rokiem zycia.
Dzieci s obarczone wysokim ryzykiem krwotokéw wewnatrzczaszkowych, ktére moga prowadzi¢ do trwatego
uszkodzenia mézgu, a nawet $mierci. Krwotoki w innych czesciach ciafa, ktére moga by¢ réwniez skutkiem nie-
wielkich urazéw lub wystepowac samoistnie, w zaleznosci od stopnia nasilenia choroby czesto prowadza takze
do ciezkiego zapalenia stawow.

Pacjenci wymagaja regularnych wlewéw czynnika krzepniecia. Leczenie tego typu jest bardzo drogie i wigze sie
z duzym dyskomfortem dla chorych. Dozylne wlewy czynnika musza by¢ wykonywane co 3 do 7 dni przez cate
zycie pacjenta.

Wykres 23. Czestos¢ wystepowania typdw hemofilii
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Zrédto: Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2012-2018 (wersja zaktualizowana),
Ministerstwo Zdrowia, Warszawa 2018

33. Przeglad listy opracowywanych produktéw na potrzeby terapii innowacyjnych, EFPIA, 10.04.2017.

28




29

Obecnie duze nadzieje poktada sie w terapii genowej, ktéra ma na celu usuniecie bezposredniej przyczy-
ny hemofilii typu B poprzez wprowadzenie do komérek chorego materiatlu genetycznego aby zastapi¢
nieprawidlowo dziatajace geny. Dzieki umozliwieniu chorym na hemofilie typu B wytwarzania wlasne-
go czynnika krzepniecia terapia genowa miataby zapewnia¢ jednorazowe wyleczenie lub zdecydowanie
lepsza kontrole choroby.

Dotychczasowe wyniki stosowania terapii genowych w leczeniu hemofilii typu B s3 pomyslne. W badaniach fazy
I/l stwierdzono wzrost aktywnosci czynnika IX nawet do 41%, czyli poziomu wystarczajacego do przejscia hemo-
filii o nasileniu od umiarkowanego do ciezkiego w tagodna postac choroby.

Terapie genowe hemofilii typu B moga sie przyczyni¢ do zmniejszenia koniecznosci stosowania czynnika krzep-
niecia (w tym przypadku czynnika IX) u 93% pacjentéw z ciezka i umiarkowana hemofilig®*, czyli pacjentéw kté-
rzy obecnie wymagaja profilaktycznego uzupetniania czynnika IX w celu zapobiezenia wystgpieniu krwawien,
a takze doraznego leczenia z uzyciem czynnika IX w sytuacji wystgpienia krwotokdw.

W Polsce zastosowanie terapii genowej w leczeniu hemofilii typu B mogtoby znaczaco wptynaé na jakos¢ zy-
cia pacjentéw z tagodna hemofilig poprzez wydtuzenie lat zycia w sprawnosci i znaczace opdznienie niepetno-
sprawnosci.

Oczekuje sig, ze terapia zmniejszy uzaleznienie od doraznego leczenia z uzyciem czynnika IX po urazie, a w przy-
padku choroby o nasileniu od umiarkowanego do ciezkiego pozwoli na przejscie w postac tagodna. U pacjentéw
obserwowano bowiem wzrost aktywnosci czynnika IX o0 3,5-41% (w zaleznosci od dawki oraz podawanego pro-
duktu), co jest wystarczajace do osiggniecia tego efektu.

Terapia genowa prawdopodobnie otworzy droge dla przysztej technologii modyfikacji genéw w innych choro-
bach i moze by¢ przetomem medycznym w przypadku nowotwordéw ztosliwych czy zakazen.

4.3. Terapie komorkowe cukrzycy typu 1

Cukrzyca typu 1 to choroba o podtozu autoimmunologicznym, prowadzaca do zniszczenia lub uposledzenia
komorek trzustki wytwarzajgcych insuling, ktéra reguluje poziom glukozy w organizmie pacjenta. Chorzy najcze-
$ciej sa diagnozowani w dziecinstwie — sredni wiek w momencie rozpoznania to 12 lat.

Leczenie polega na modyfikacji diety i wprowadzeniu wysitku fizycznego (wyjatek stanowig chorzy z wysoka
glikemia) oraz na insulinoterapii, bedacej podstawowym sposobem ograniczania skutkéw tej choroby. Jednak
nawet mimo wielokrotnych wstrzykniec¢ insuliny w ciaggu dnia i regularnego monitorowania stezenia glukozy we
krwi pacjenci nie sa w stanie w petni kontrolowac choroby i przeciwdziata¢ powiktaniom.

Najczestszym powiktaniem cukrzycy jest hipoglikemia lub hiperglikemia, czyli zbyt niski lub zbyt wysoki po-
ziomu glukozy we krwi, ktére prowadza do powaznych zmian w komdrkach miesnia sercowego oraz uktadzie
nerwowym. Z kolei w obrebie uktadu sercowo-naczyniowego przyczyng powiktan jest towarzyszaca chorobie
kwasica ketonowa, ktéra indukuje rozwéj miazdzycy i prowadzi do dysfunkcji komérek srédbtonka, pojawienia
sie stanu zapalnego i zmian zakrzepowych®.

W dtuzszej perspektywie u wielu pacjentéw moga sie pojawic réwniez powiktania uktadu sercowo-naczyniowe-
go obejmujace utrate wzroku, a takze tzw. stope cukrzycowg (prowadzaca niejednokrotnie do amputacji) czy
rozwoj choréb wspotwystepujacych, miedzy innymi choréb nerek.

Nadzieja na usuniecie przyczyny choroby dla pacjentéw z cukrzyca typu 1 jest terapia komérkowa. Polega na
wprowadzeniu zywych komoérek do organizmu pacjenta. Nowe komérki przejmuja funkcje komédrek wadliwych,
co zwalcza schorzenie i przywraca zdrowie. Ten rodzaj terapii moze sie okazac skuteczny réwniez w przypadku
innych schorzen, takich jak stwardnienie rozsiane czy reumatoidalne zapalenie stawéw.

34. Wedtug Przegladu listy opracowanych produktéw na potrzeby terapii innowacyjnych EFPIA 2017.
35. Medycyna po dyplomie, Ryzyko sercowo-naczyniowe i prewencja u pacjentéw z cukrzyca, dostepne: https://podyplomie.pl/publish/system/articles/
pdfarticles/000/010/963/original/Strony_od_MpD_2011_04-6.pdf?1468238059.



Terapia komoérkowa w przypadku cukrzycy typu 1 polega na wprowadzeniu wydzielajacych insuline komérek
wysp trzustkowych zdrowego dawcy do organizmu pacjenta, co umozliwia odzyskanie kontroli nad stezeniem
glukozy we krwi. Dzieki terapii komoérkowej nawet u 80% pacjentéw cierpigcych na cukrzyce typu 1 mozliwa
bedzie rezygnacja z trwajacej cate zycie insulinoterapii. Pozwoli to znacznie poprawi¢ jako$¢ zycia pacjentéw,
a przede wszystkim kontrolowac ryzyko groznych powiktan.

Leczenie oparte na terapii komorkowej moze pozwoli¢ w przysztosci na ograniczenie insulinoterapii jedynie do
ciezkich przypadkéw kwasicy ketonowej (bardzo niskiego stezenia insuliny) w warunkach szpitalnych.

4.4. Przeciwciata monoklonalne w leczeniu bakteryjnych zakazen
uktadu oddechowego

Zakazenia uktadu oddechowego to zakazenia bakteryjne zatok, gardta, drég oddechowych lub ptuc, po-
wszechnie dzielone na zakazenia gérnych i dolnych drég oddechowych. Infekcje uktadu oddechowego
spowodowaty w 2016 roku w Polsce $mier¢ ponad 10 tys. oséb, czyli 2,7% wszystkich zgonéw w tym roku.
Plasowato to te grupe choréb na 7. miejscu pod wzgledem $miertelnosci. Réwniez liczba lat zycia utraconych
z powodu zakazen uktadu oddechowego jest wysoka (10. miejsce).

Wykres 24. Przewidywane zgony z powodu opornosci na $rodki przeciwdrobnoustrojowe (AMR) 2015-2050.
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Zrédto: OECD (2018), Stemming the Superbug Tide: Just A Few Dollars More

Zakazenia uktadu oddechowego sg powaznym wyzwaniem zdrowotnym, szczegélnie jesli weZmie sie pod uwa-
ge stale rosnacy problem antybiotykoopornosci. Swiatowa Organizacja Zdrowia umiescita lekoopornos¢ na liécie
najwiekszych zagrozen dla zdrowia publicznego w 2019 roku3.

Opornos$¢ na leki moze pociggac za sobg bardzo powazne konsekwencje, takie jak ciezkie zakazenia szpitalne,
ktére dotycza co 20. pacjenta leczonego w szpitalu. W Europie ten problem jest bardziej znaczacy niz skutki
grypy. Jesli w najblizszym czasie nie zostang wprowadzone nowe opcje leczenia przeciwbakteryjnego, rosnaca
opornosc¢ na leki moze miec¢ katastrofalne skutki. Tymczasem w poréwnaniu z poprzednimi dziesiecioleciami
obecnie obserwuje sie stosunkowo niewielka liczbe wprowadzanych innowacyjnych lekéw przeciwbakteryj-
nych. Liczba dopuszczonych do stosowania nowych lekéw przeciwbakteryjnych spadta z 19 w latach 1980-1984
do 6 w latach 2010-2014%".

Nadzieja dla chorych sa przeciwbakteryjne przeciwciala monoklonalne (mAb). Oferuja one nowe, sku-
teczniejsze metody walki z antybiotykoopornoscia. Umozliwiaja terapie celowana, ktéra w przeciwien-
stwie do antybiotykow nie oddziatuje na szerokie spektrum bakterii i nie niszczy zaré6wno organizmoéw
chorobotworczych, jak i korzystnej mikroflory.

36. Cassini A., Plachouras D., Eckmanns T., Abu Sin M., Blank H.P, Ducomble T., Haller S., Harder T., Klingeberg A., Sixtensson M., Velasco E., Weil3 B.,
Kramarz P, Monnet D.L., Kretzschmar M.E., Suetens C., Burden of Six Healthcare-Associated Infections on European Population Health: Estimating
Incidence-Based Disability-Adjusted Life Years through a Population Prevalence-Based Modelling Study, PLOS One.

37. Przeglad listy opracowanych produktéw na potrzeby terapii innowacyjnych, European Federation of Pharmaceuticals Industries and Associations
(EFPIA), 2017.
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Terapie mAb wykorzystujg zréznicowane mechanizmy, takie jak: neutralizacja toksyn i patogenéw wytwa-
rzanych przez bakterie, aktywacja uktadu odpornosciowego do niszczenia bakterii czy oznaczenie bakterii
w celu ich zniszczenia przez uktad odpornosciowy chorego. Dzieki przetomowej specyfice dziatania mAb
znacznie ograniczaja ryzyko antybiotykoopornosci, a takze ograniczaja czas leczenia i jego toksycznos¢. Ten
rodzaj terapii celowanej pozwala na lepsza kontrole zakazen w szpitalach (wywotanych przez bakterie MDR),
a takze na wykonanie wiekszej liczby zabiegdéw chirurgicznych u pacjentéw obarczonych ryzykiem.

4.5. Leczenie choroby Alzheimera ukierunkowane
na szlak 3-amyloidu

Choroba Alzheimera to postepujaca, nieodwracalna choroba neurologiczna, ktéra negatywnie wptywa na
funkcje poznawcze, orientacje i zdolnos¢ do funkcjonowania. Otepienie wywotane chorobg Alzheimera nie-
uchronnie prowadzi do skrécenia zycia. Jednak najwiekszym problemem jest pogorszenie jakosci zycia za-
réwno pacjentéw, jak i ich rodzin, przyjaciét oraz opiekunéw. W miare uptywu czasu pacjenci tracg bowiem
zdolno$¢ do zadbania o siebie, przestaja rozpoznawac osoby, ktére znaja. Bezposrednie koszty medyczne
i koszty posrednie zwigzane z chorobg Alzheimera sg wysokie, poniewaz systemy opieki zdrowotnej oraz
rodziny s3 zmuszone do zapewnienia i/lub optacenia opieki nad pacjentem.

Choroba Alzheimera jest jednym z najwiekszych problemoéw zdrowia publicznego w Polsce. Cierpi na nig
obecnie 370-460 tys. 0s6b, a prognoza do 2050 roku zakfada trzykrotny wzrost zachorowan. Stanowi 4. przy-
czyne $mierci (tj. prawie 20 tys. zgonéw w 2016 roku). Z uwagi na zaawansowany wiek chorych liczba lat zycia
utraconych z powodu tej choroby sytuuje ja na 8. miejscu pod tym wzgledem.

Dostepne obecnie leki pozwalaja wytacznie na leczenie nasilajacych sie objawow i sg skuteczne jedynie
u niektdrych oséb przez ograniczony czas. Wprowadzenie skutecznych lekéw innowacyjnych na chorobe Al-
zheimera bedzie miato niebagatelny wptyw nie tylko na jakos$¢ zycia pacjentéw, ale takze ich nieformalnych
opiekunéw - cztonkéw rodziny czy przyjaciot.

Doktadna przyczyna choroby Alzheimera nie jest znana. Jedna z hipotez wigze powstawanie uszkodzen
w médzgu z wystepowaniem niektérych rodzajow biatek. Terapie modyfikujgce przebieg choroby Alzheime-
ra, ktére sg obecnie w fazie rozwoju i badan klinicznych, majg na celu rozktad lub hamowanie powstawania
substancji powodujgcych te uszkodzenia. Terapie moga opdznic¢ wystagpienie i/lub progresje choroby.

Wedtug wstepnych badan jednego z innowacyjnych lekdw na chorobe Alzheimera moze sie on przyczynic
do obnizenia tempa pogarszania sie umiejetnosci poznawczych o potowe u 0séb we wczesnych stadiach
demencji (przyjeto, ze wczesne stadia demencji wystepuja przed 75. rokiem zycia)*®. Wprowadzenie no-
wych lekéw, ukierunkowanych na B-amyloid, budzi ogromne nadzieje pacjentéw z chorobg Alzhaimera.

38. Sevigny J., Chiao P, Bussiére T., Weinreb P.H., Williams L., Maier M., Dunstan R, Salloway S., Chen T,, Ling Y., O'Gorman J., Qian F,, Arastu M., Li M., Chollate
S., Brennan M.S., Quintero-Monzon O., Scannevin R.H., Arnold H.M., Engber T, Rhodes K., Ferrero J., Hang Y., Mikulskis A., Grimm J., Hock C., Nitsch R.M.,
Sandrock A., The antibody aducanumab reduces A plaques in Alzheimer’s disease, Nature 537, 2016.



5. Bariery szerokiego wdrozenia przelomowych
innowacji farmaceutycznych

5.1. Zalegtosci implementacji w Polsce

Korzysci z opracowywania innowacji farmaceutycznych nie sa widoczne az do czasu ich powszechnego udo-
stepnienia pacjentom. Obecnie istnieje wiele przyktadéw innowacyjnych lekéw, ktérych implementacja w wa-
runkach polskich nie doszta do skutku lub zostata znaczaco opdzniona. W wielu wypadkach opéznienie udostep-
nienia leku moze prowadzi¢ do strat zdrowotnych, spotecznych i ekonomicznych dla pacjentéw, spoteczernstwa
i gospodarki.

Dr Mariola Kosowicz, kierownik Poradni Psychoonkologii Centrum Onkologii

Najtrudniejsza jest jednak sytuacja, kiedy na swiecie jest lek, ktory mogtby osobie chorej pomdc, a nie jest
jeszcze refundowany w Polsce. [...] Nikt nie ma prawa zabierac lub ogranicza¢ mozliwosci wyboru [terapii
— dop. red.] drugiemu cztowiekowi. Wybdr nalezy do osoby chorej i jej rodziny.

5.2. Nieprzejrzysty proces szacowania efektu zdrowotnego

W Polsce brakuje kompleksowego podejscia do ochrony zdrowia, co ma swoje odzwierciedlenie miedzy innymi
w niespodjnosci decyzji regulatoréw. Przykladem moze by¢ brak zgodnosci miedzy rekomendacja odnosnie do
efektywnosci metod leczenia a ich refundacja miedzy Ministerstwem Zdrowia (MZ), Agencja Oceny Technologii
Medycznych i Taryfikacji (AOTMIT) oraz Rada Przejrzystosci (RP). Obecnie az 52% lekéw, uzyskujacych pozytyw-
na rekomendacje Prezesa AOTMIT, nie jest refundowanych, a 39% lekéw z negatywna oceng AOTMIT podlega
refundagji®®.

Wykres 25. Zgodnos¢ w ocenie wniosku refundacyjnego (mierzona wspétczynnikiem V-Cramera)
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Zrédto: getmedi.pl

39. Dane Instytutu Arcana.
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Rekomendacja: Konieczne jest wzmocnienie roli AOTMIT w celu zwiekszenia znaczenia opieki zdrowotnej opartej
na wartosci (ang. value based healthcare, VBHC). Wedtug tej koncepcji finansowanie Swiadczeri zdrowotnych jest
uzaleznione od wynikéw leczenia pacjenta, w odréznieniu od istniejqcego systemu finansowania swiadczen zdro-
wotnych opartego na mierniku liczby dostarczonych ustug zdrowotnych. W rezultacie poprawitaby sie skutecznosc¢
leczenia, dzieki zastosowaniu skutecznych innowacyjnych lekéw, przy prawdopodobnie nizszych kosztach ogo-
tem (np. Humana 2017, Value Based Healthcare Report wykazuje oszczednosci w wysokosci 15%).

5.3. Dtugi i skomplikowany proces udostepniania leku pacjentom oraz
jego refundacji

O ile wprowadzenie na rynek innowacyjnych lekéw jest zwykle poprzedzone procedura rejestracyjna majaca za-
sieg ogdlnoeuropejski, o tyle udostepnienie go pacjentom przebiega réznie w poszczegdlnych krajach. W przy-
padku Polski sredni czas od zgody na obrét lekiem do pierwszej sprzedazy wynosi ponad rok, co sytuuje nas
w $rodku rankingu panstw Unii Europejskiej.

Wykres 26. Sredni czas od zgody na obrét leku do pierwszej sprzedazy w 2015 roku (miesiace)
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Zrédto: IQVIA

Aby poprawi¢ dostepnos¢ poszczegdlnych lekéw dla pacjentéw, producenci czesto skfadajg wnioski o refunda-
cje ze srodkéw publicznych. Obecnie procedura refundacyjna nie uwzglednia w sposéb wystarczajacy kryte-
rium innowacyjnosci produktu. Przyktadem moze by¢ miedzy innymi aktualizacja listy lekdw refundowanych z 1
wrzesnia 2018 roku, na ktdrej wéréd 30 nowych pozycji jedynie dwie moga by¢ uznane za innowacyjne (nie maja
odpowiednikéw wsrdd lekéw wezesniej refundowanych).

Rekomendacja: Zaréwno w przypadku rozpoczecia sprzedazy leku, jak i jego refundacji pod uwage powinna
byc¢ brana innowacyjnos¢ produktu oparta na rzeczywistych wyliczeniach efektéw jego stosowania (na pod-
stawie koncepcji VBHC). Zasadne jest takze wprowadzenie mechanizmu, w ktérym, w przypadku gdy tego typu
dane nie bytyby dostepne, priorytet refundacyjny powinien by¢ przyznawany skutecznym lekom innowacyj-
nym. Ponadto w ocenie technologii medycznych nalezy uwzgledni¢ koszty posrednie i dane weryfikujqce na
podstawie rejestrow medycznych skutecznos¢ lekéw w praktyce klinicznej. Dzieki temu bytoby mozliwe szersze
wiqczenie do praktyki refundacyjnej instrumentdéw dzielenia ryzyka (ang. risk sharing schemes, tzw. RSS-6w),
opartych na efekcie zdrowotnym. Dodatkowo sam proces refundacyjny powinien zostac uproszczony. Optymal-
nym rozwiqzaniem bytaby takze profesjonalizacja Komisji Ekonomicznej zajmujqcej sie politykq lekowgq.



5.4. Niedofinansowanie systemu ochrony zdrowia i brak narzedzi
poprawy efektywnosci wydatkéw

Podstawowym problemem, ktéry ogranicza wdrazanie innowacyjnych lekéw, jest brak odpowiedniego pozio-
mu wydatkéw publicznych na leki. Wydatki publiczne na ochrone zdrowia w stosunku do PKB w naszym kraju sa
na jednym z najnizszych pozioméw w Europie (4,6% w 2017 roku).

Wykres 27. Publiczne wydatki na ochrone zdrowia w 2017 roku (% PKB)
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Zrédto: OECD

Przekfada sie to miedzy innymi na stosunkowo niskie srodki przeznaczane na refundacje lekéw, w szczegdlnosci
po wejsciu w zycie ustawy refundacyjnej z 2012 roku.

Wykres 28. Wydatki na refundacje NFZ nominalnie oraz w relacji do kwoty srodkéw publicznych NFZ
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Nawet poprawa finansowania do 6% PKB do 2024 roku w $wietle starzejacego sie spoteczenstwa moze sie okazac
niewystarczajaca. Brakuje réwniez narzedzi zwiekszajacych efektywnos¢ wykorzystania srodkéw finansowych
na ochrone zdrowia (miedzy innymi zaawansowanych RSS).

Rekomendacja: Wydatki publiczne na ochrone zdrowia powinny stopniowo wzrastac, co umoZzliwi pacjentom ko-
rzystanie z najnowszych osiggnie¢ medycyny. Sytuacje moze poprawic przeznaczenie na refundacje minimum 16,5%
z catosciowych srodkéw na ochrone zdrowia i zwiekszanie tego putapu w miare rosnqcych potrzeb zdrowotnych.
Korzystny efekt ekonomiczny moze by¢ uzyskany dzieki wiekszemu wykorzystaniu instrumentdw dzielenia ryzyka,
w szczegdblnosci opartych na efektach zdrowotnych. Zastosowanie RSS-6w w Polsce przyczynito sie do uzyskania
sSrednio 40% rabatu dla ptatnika publicznego na leki w programach lekowych i chemioterapii w 2016 roku®. Ponadto
nalezy uwzglednic koszty posrednie przy podejmowaniu decyzji o finansowaniu terapii z budzetu publicznego.

40. Wedtug danych getmedi.pl.
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6. Podsumowanie

Prace nad nowymi lekami na przestrzeni dziesiecioleci przynosity kolejne opcje terapeutyczne dla wielu chorych.
Innowacjom w farmakoterapii zawdzieczamy 40%-59% wzrostu oczekiwanej dtugosci zycia“'.

Czes¢ nowych czasteczek stanowita przetomowe odkrycia zmieniajace oblicze medycyny. Z roku na rok naukow-
cy coraz lepiej poznaja mechanizmy powstawania choréb, co pozwala im rozwija¢ coraz bardziej zaawansowa-
ne leki. Dzigki nim wiele schorzen dotychczas nieuleczalnych moze zosta¢ wyleczonych, a choroby $miertelne
moga sie sta¢ przewlektymi, z ktérymi mozna zy¢ i pracowac. W ciggu najblizszych kilku lat innowacyjne leki
moga zmieni¢ oblicze niektérych choréb, z ktdérymi do tej pory medycyna nie umiata sobie poradzi¢, leczac je-
dynie objawy, a nie ich przyczyne.

Zaprezentowane w raporcie innowacyjne rozwigzania medyczne majg kluczowe znaczenie nie tylko dla do-
tknietych dana jednostka chorobowa pacjentéw lub ich bliskich, ale dla wszystkich interesariuszy systemu opieki
zdrowotnej, co zostato zobrazowane na ponizszym diagramie.

Wykres 29. Pozytywne skutki stosowania innowacyjnych terapii
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Biorac pod uwage fakt, ze w opracowaniu znajduje sie obecnie ponad 7000 lekdw, nowa fala innowacji farmaceu-
tycznych odegra kluczowa role w przezwyciezaniu wyzwan stojacych przed pacjentami i systemami opieki zdro-
wotnej. Pacjenci czekajg miedzy innymi na terapie komérkowe CAR-T, ufatwiajace zwalczanie przez organizm
nowotwordw krwi i mogace zastapic¢ leczenie z wykorzystaniem chemioterapii, terapie genowe, ktére moga
pozwoli¢ na wyleczenie utrzymujacych sie przez cate zycie i zagrazajacych zyciu schorzen, takich jak hemofilia,
a takze terapie komdrkowa, ktdra zastapi trwajaca cate zycie insulinoterapie w przypadku chorych na cukrzyce
typu 1. Wielka nadzieja jest opracowywana metoda leczenia choroby Alzheimera, pozwalajaca na opéznienie
wystapienia i progresji choroby. Nadzieja dla wielu chorych sa réwniez przeciwbakteryjne przeciwciata monoklo-
nalne oferujgce nowa metode walki z antybiotykoopornoscia oraz zwalczania zakazen bakteryjnych.

Aby nowe leki realnie mogty poprawic sytuacje pacjentéw, konieczne jest ich jak najszersze udostepnianie. Nie-
zbedne sa rozwigzania systemowe pozwalajace na stosowanie skutecznych i bezpiecznych lekéw u chorych,
u ktérych moga one przynies¢ efekty zdrowotne.

Nie nalezy réwniez zapominac, ze innowacje farmakologiczne przyczyniaja sie do postepu w medycynie. Zmie-
niaja nie tylko oblicze choréb, ale przede wszystkim umozliwiaja coraz czesciej wieloletnie funkcjonowanie pa-
cjentéw z chorobg, z zachowaniem rél spotecznych i zawodowych.

41. Lichtenberg F.R., The Impact of New Drug Launches on Longevity: Evidence from Longitudinal, Disease-Level Data from 52 Countries, 1982-2001.






