farmakoterapia i finanse

O terapii niestandardowej i nie tylko... stow kilka

Bez standardu? Ostrozniel

Wojciech Matusewicz
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Kazdy powinien b)7é leczony wg obowiazujacych

Pacjenta, kazdy chory ma prawo nie tylko
do innowacji (artykut 10.), ale réwniez
do bezpieczenstwa (artykut 9.).

Pacjent musi by¢ traktowany podmiotowo, tzn. le-
karz powinien indywidualizowad terapie, ordynujac
takie leki, ktére w konkretnym przypadku w danej
chwili beda najskuteczniejsze i najbezpieczniejsze. Jest
to mozliwe, poniewaz w kazdej grupie terapeutycznej
znajduje sie wiele lekéw (w tym refundowanych), k-
re mozna zastosowal. Czyz nie sa to wiec terapie 7ze-
standardowe?
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etyki. Powyzsze narzuca lekarzom sumienie, #
ustawa o zawodzie lekarza i kodeks etykif
lekarskiej. Wedtug Europejskiej Karty Praw |
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Medycyna to sztuka

W ostatnich latach osiagni¢to znaczacy postep w le-
czeniu choréb nowotworowych, reumatoidalnych, cho-
t6b rzadkich i ultrarzadkich. Jako lekarz ciagle rozu-
miem jednak pod pojeciem terapii standardowej ordy-
nowanie leku zgodnie z zarejestrowanymi wskazaniami,
sposobem podawania, droga podania, dawkowaniem
(to wszystko opisane jest w charakterystyce produktu
leczniczego i ulotce dla pacjenta). Nie zawsze jednak
(i czesto slusznie) lekarze sa postuszni i nie stosuja sie
do rekomendacji, zalecen i wytycznych publikowanych
przez towarzystwa naukowe. Gdyby zalecenia (standar-
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dy) byly bezkrytycznie realizowane, czg¢sto do zacho-
wawczego leczenia pacjentéw wystarczytby skrécony
kurs medycyny i klikniecie w komputerze odpowiedniej
wytycznej. Tymczasem medycyny nie mozna si¢ na-
uczy¢ do koiica zycia — medycyna to sztuka.

W 1999 r. zarejestrowano w USA preparat Vioxx
(rofekoksyb) do leczenia ostrego, doraznego bélu. Nie
uzyskal on rejestracji do leczenia bélu przewleklego
(np. w reumatoidalnym zapaleniu staw6w). Lekarze
jednak chetnie (dzieki marketingowi) stosowali ten
lek przewlekle, wtasnie w reumatoidalnym zapaleniu
stawdw, poniewaz w tej chorobie dominuje bél. Kon-
sekwencja takiego leczenia niestandardowego byta
$mier¢ wielu osdb.

Zbyt szerokie stosowanie terapii niestandardowe;j
zwlaszcza w:

— innym niz zarejestrowane wskazaniu leku,

— innym dawkowaniu,

— innej drodze podawania (off label, unlicensed pre-
scriptions) jest ostatnio rozpowszechnione — zwlaszcza
w onkohematologii, ale nie tylko.

Tonacy brzytwy sie chwyta

Lekarze stosuja leki poza wskazaniami réwniez
z przyczyn ekonomicznych. Niektére preparaty za-
rejestrowane do leczenia danej choroby sa tak drogie
(a wiec nieosiagalne dla wielu spoleczenistw), ze sigga
si¢ po preparaty tafsze, o takim samym mechanizmie
dzialania. Klasycznym przykladem jest Avastin (be-
wacizumab), bardzo skuteczny w leczeniu zwyrodnie-
nia plamki prowadzacego do $lepoty, ale niezarejestro-
wany do tego wskazania. W $wiecie zarejestrowano
do leczenia tej choroby inny lek — Lucentis ramibizu-
mab, réwnie skuteczny, ale drozszy.

Stosowanie przez lekarzy preparatu niezarejestro-
wanego do danego wskazania, mimo ze istnieje inny
lek dostepny do danego wskazania prawnicy nazywa-
ja off off label. Czy jest to zgodne z prawem? Zdania
prawnikéw sa podzielone, a przepisy w réznych kra-
jach réznie to reguluja.

Zamozna Japonia nie refunduje terapii niezgodnej
z rejestracja (off label), w Niemczech (réwnie zamoznym
kraju) scisle okreslono warunki, kiedy wolno — i to tyl-
ko w onkologii — podja¢ decyzje o pozastandardowym
(poza wskazaniami) zastosowaniu leku. W onkologii le-
karze i pacjenci czgsto w dobrej intengji stosuja zasade
tongey brzytwy sig chwyta. 1 co si¢ dzieje? Brzytwa potra-
fi obcig¢ rece, a tonacy ginie czesto szybciej. Pacjenci,
leczeni niestandardowo (off label) sa narazeni o 20 proc.
czesciej na grozne polekowe objawy niepozadane.

Juz wspomnialem o preparacie Vioxx w reumatolo-
gii, ale znane sg i opisywane bardzo czegsto powiklania
zakrzepowo-zatorowe po talidomidzie (jeden z czeéciej
stosowanych lekéw w off label) w onkologii. Ale jest to
wierzchotek géry lodowej, onkolodzy niechetnie reje-
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13 Pacjenci leczeni niestandardowo
(off label) s3 narazeni o 20 proc.

czesciej na grozne polekowe objawy

niepozadane )

struja dzialania niepozadane lekéw, wszak choroba
nowotworowa sama moze dawac tyle objawdw, ze cze-
sto nie wiadomo, czy zwigkszona np. gotowos¢ do za-
krzepéw to wynik chordb czy lekéw — niestety, czgsto
lekéw.

Nie warto nawet méwié, ze prawie nikt w Polsce
nie liczy (ja to kiedy$ robitem) kosztéw zwigzanych
z leczeniem chorych, u ktérych wystapily dzialania
niepozadane lekow.

Czym zajmuje sie AOTM?

Zaledwie od kilku tygodni jestem szefem polskiej
agencji HTA — Agencji Oceny Technologii Medycz-
nych, a dla farmakologa klinicznego to duza satysfak-
¢ja i duze wyzwanie.

13 Optacalnosé to najtansza opcja

terapeutyczna, a nie najtanszy lek )

Agengja Oceny Technologii Medycznych zajmuje si¢
rekomendacjami dotyczacymi wdrazania nowych tech-
nologii medycznych (w tym, a moze gléwnie, lekowych).
Rekomendacje dotycza celowosci — przede wszystkim
z przyczyn ekonomicznych — terapii lekowych finanso-
wanych przez NFZ. Ostatnio wydajemy rekomendacje
dotyczace zasadno$ci umieszczania lekéw na listach
lekéw refundowanych — to wielka odpowiedzialno$¢, ale
wreszcie praktyka refundagji tej cze$ci koszyka swiadczen
gwarantowanych i finansowanych z funduszy publicz-
nych moze sta¢ si¢ calkowicie przejrzysta.

Nie ma dzisiaj watpliwosci, ze rozwd; HTA jest
najlepszym ze znanych narzedzi do rekomendacji plat-
nikowi (MZ, NFZ) najbardziej:

— skutecznych,

— bezpiecznych,

— optlacalnych metod leczenia obywateli.

W tym ostatnim wypadku optacalno$¢ to najtan-
sza opcja terapeutyczna, a nie najtanszy lek. Analizie
musza podlegal wszystkie skladowe kosztow, takie
jak sposéb podania leku, ewentualna konieczno$¢ ho-
spitalizacji pacjenta w celu podania leku, droga poda-
nia leku, mnogo$¢ dziatan niepozadanych itd., itp.
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1) Trzeba pamietag, ze wszystkie analizy
farmakoekonomiczne sg obarczone
btedem, stad niepewnos¢ powinna
towarzyszy¢ kazdej rekomendacji

Jednakze rekomendacje Agencji, jakiekolwiek by
byly, nie moga by¢ ostateczne (chociaz np. w Anglii
tak jest). Dlatego zaproponowalem, aby nasza Agen-
cja wydawala rekomendacje nie tylko jednoznacznie
pozytywne lub negatywne, ale rowniez tymczasowe
do stosowania danej technologii, warunkowe, ogra-
niczone itp. Nie moze by¢ dla Agencji wyrocznia za-
lecenie WHO, ze lek jest optacalny dla platnika tyl-
ko wtedy, kiedy kuracja kazdego pacjenta nie prze-
kracza 3 wartosci PKB (co w Polsce wynosi 85 tys. zt
na rok), wszak zamozno$¢ roznych krajow jest rézna.
Na marginesie, potowa kapitalu calego $wiata jest
skupiona w rekach 500 obywateli globu. Gdzie tu
sprawiedliwos¢! Trzeba pamigtad, ze wszystkie anali-
zy farmakoekonomiczne sg obarczone bledem, stad
niepewno$¢ powinna towarzyszy¢ kazdej rekomen-
dacji.

Terapia inicjujgca

Wydane rekomendacje dajg platnikowi w ochronie
zdrowia mozliwo$¢ podejmowania ostatecznej decyzji.
Jesli rekomendacja danej terapii jest niekorzystna dla
pacjenta, ale korzystna dla platnika, bo nie musi jej fi-
nansowal, podejmujac ostateczng decyzje, trzeba wziaé
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pod uwage, czy dana metoda lecznicza jest wybitnie in-
nowacyjna, jaka populacje obejmie, jakie moga by¢ ko-
rzy$ci spofeczne, jezeli jg jednak zastosujemy. W tym
tez konteks$cie wiele kontrowersji budzi wprowadza-
na instytucja ferapii inicjujgcej (podanie w pierwszym
rzucie choroby leku najtanszego).

Klinicysci sprzeciwiaja si¢ temu stanowczo. Koncer-
ny farmaceutyczne méwia tak albo nie — zalezy, czy ich
produkt bedzie preferowany. Platnik méwi tak, bo mu-
si dba¢ o finanse publiczne i racjonalnie wydawaé pie-
niedzy. Jezeli tak, to trzeba wzia¢ pod uwage nie tylko
analizy ekonomiczne, ale uwzgledni¢ badania poréw-
nawcze lekéw pretendujacych do terapii inicjujacej.
Uzywajac terminologii bokserskiej, ten, kto na ringu
przegrywa przez nokaut jest mniej skuteczny (pod wa-
runkiem, ze byly zachowane reguly fair play). W medy-
cynie nazywamy to badaniem poréwnawczym dwéch
lekéw (bead to head). Sek w tym, ze leki pretendujace
do terapii inicjujgcej takich badah czesto nie maja.

Medycyna i fakty

W tym, ale réwniez w kazdym innym wypadku,
AOTM powinna wydawaé rekomendacje, postugujac
si¢ takim orezem, jakim jest medycyna oparta na fak-
tach naukowych (Evidence Based Medicine — EBM), a nie
na filozofii innej EBM (Emznence Based Medicine), czyli
medycynie opartej #a slawie tej czy innej firmy farma-
ceutycznej, tego czy innego pojedynczego eksperta.
Réwnoczesnie spoleczenstwo zada nowych technologii
medycznych, nie zdajac sobie czesto sprawy, ze nowe
leki to nierzadko produkty genetycznie modyfikowa-
ne. W Polsce istnieje duzy op6r spoleczny przeciwko
zywnosci genetycznie modyfikowanej (bo nikt z glodu
nie umiera), ale jest, by¢ moze nieSwiadome, przyzwo-
lenie na leki genetycznie modyfikowane. I tak, konklu-
dujac, przy wydawaniu ostatecznych decyzji dotycza-
cych finansowania kosztownych terapii z pienigdzy pu-
blicznych:

— prezes NFZ musi by¢ bezduszny (pilnuje finanséw
publicznych),

— minister zdrowia nie moze by¢ bezduszny (dba
o zdrowie spoleczefistwa),

— Agencja Oceny Technologii Medycznych musi by¢
bardzo merytoryczna i tutaj jest, niestety, najwigk-
sza mozliwos¢ popelnienia bledéw, ktére moga
skutkowa¢ konsekwencjami decyzji czy to Minister-
stwa Zdrowia czy NFZ.

Pamietajmy jednak, ze medycyna jest ciagle ulom-
na i czesto zachwyty nad nowymi lekami sg nieupraw-
nione, a wstrzemig¢zliwe decyzje ministra zdrowia czy
prezesa NFZ dotyczace wprowadzania nowych lekéw
do terapii uzasadnione z przyczyn ekonomicznych badz
merytorycznych, cho¢ czesto niepopularnych spotecz-
nie i politycznie.

Autor jest dyrektorem
Agencji Oceny Technologii Medycznych
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