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Nowe terapie dla najmtodszych pacjentéw

Od lat mozemy obserwowac dyskusje na temat mozliwosci prowadzenia badan klinicznych w
populadji dzieci i mtodziezy. Srodowisko pediatréw wcigz alarmuje opinie publiczng
doniesieniami o ograniczonym dostepie do lekdw dla dzieci i mtodziezy. Bez rzetelnych badan
klinicznych nie mozna moéwi¢ bowiem o bezpiecznej i celowanej terapii. Obecnie blisko
potowa stosowanych w medycynie lekdw nie ma rejestracji dla grupy pediatryczne;j.

Agencja Badan Medycznych od poczatku dziatania wspiera badania kliniczne dedykowane
najmtodszym pacjentom. Wiele z dofinansowanych projektéw to opcje terapeutyczne, ktére moga dac
szanse na lepszg opieke, a nawet szanse na petne wyzdrowienie. Inwestycja w poszukiwanie
alternatywnych metod leczenia jest niezwykle istotna zwtaszcza w przypadku populacji pediatrycznej,
ze wzgledu na fakt, ze stosowanie nowych lekdw bez petnej znajomosci ich wptywu na organizm
dziecka zwieksza zagrozenie wystgpienia dziatah niepozadanych w trakcie terapii.

Dzieki finansowaniu Agencji Badan Medycznych udafo sie obecnie uruchomic¢ kilkanascie projektow
dedykowanych dzieciom i miodym dorostym, ktére majg na celu zmieni¢ krajowy rynek badan w
populacji pediatrycznej. Przedstawiamy wybrane projekty dedykowane najmtodszym pacjentom, w
ramach ktorych trwa rekrutacja pacjentow.

Nowe mozliwosci leczenia wzw C u dzieci

Dzieci najczesciej zakazajg sie wirusem zapalenia watroby typu C od chorych matek. Przewlekte
wirusowe zapalenie watroby typu C (wzw C) jest postepujgcg chorobg watroby prowadzacg do
marskosci i raka watrobowokomdrkowego. U dzieci jest ono zwykle opisywane jako choroba tagodna,
ale ostatnie obserwacje wskazujg, ze odsetek dzieci, u ktérych rozwija sie zaawansowane witdknienie,
w tym marskos¢ watroby, przed osiggnieciem dorostosci siega kilkunastu procent.

Obecnie najlepszg opcja terapeutyczng w przewlektym wzw C u dzieci, pozwalajgcg na catkowite
wyeliminowanie wirusa z organizmu sg terapie bezinterferonowe oparte na stosowaniu lekow o
bezposrednim dziataniu przeciwwirusowym (DAA). Terapie te charakteryzujg sie skutecznoscig
powyzej 95%, a takze tatwoscig podania, krétkim czasem trwania terapii i wysokim wskaZnikiem
bezpieczenstwa w porownaniu do dotychczas dostepnych dla dzieci terapii. - podkresla opiekun
merytoryczny projektu dedykowanego leczeniu pacjentdéw pediatrycznych z przewlektym wzw typu C
- dr hab. Maria Pokorska-Spiewak z Wojewddzkiego Szpitala Zakaznego w Warszawie, z Kliniki Choréb
Zakaznych Wieku Dzieciecego na Warszawskim Uniwersytecie Medycznym.

W Europie sposrdd okoto dziesieciu kombinacji lekdw zarejestrowanych u oséb dorostych, jedynie
pojedyncze mogg by¢ stosowane u dzieci. Ponadto, dotychczas najmtodsi w Polsce mieli ograniczony
dostep do nowoczesnych terapii opartych o stosowanie lekdw majgcych bezposrednie dziatanie
przeciwwirusowe z powodu braku ich refundacji u pacjentéw pediatrycznych. Niestety wysoka cena
lekdw siegajaca kilkudziesieciu tysiecy ztotych za miesieczng terapie wyklucza samodzielny zakup



preparatdéw przez te grupe pacjentdw. Niekomercyjne badanie kliniczne prowadzone przez Warszawski
Uniwersytet Medyczny we wspétpracy z Wojewddzkim Szpitalem Zakaznym w Warszawie oraz
Uniwersytetem Florenckim, dzieki finansowaniu Agencji Badan Medycznych daje realng szanse na
wdrozenie terapii u dzieci zakazonych wszystkimi genotypami wirusa, niezaleznie od stopnia
widknienia watroby.

Kontakt dla pacjentdw zainteresowanych badaniem: dr hab. n. med. Maria Pokorska-Spiewak, mail:
maria.pokorska-spiewak@wum.edu.pl, tel.: 22 33552 50

Dzieci z biataczka limfoblastyczng z szansg na wyleczenie

Rocznie w Polsce na nowotwory choruje ponad 1100 dzieci. Ostra biataczka limfoblastyczna (ALL) jest
najczestszym nowotworem zlosliwym wystepujgcym w tej grupie. Dzieki finansowaniu Agencji Badan
Medycznych, Uniwersytet Medyczny w todzi rozpoczat projekt badawczy CALL-POL, ktéry obejmie
wszystkie dzieci w Polsce ze Swiezo rozpoznang ALL.

Gtéwnym celem projektu CALL-POL jest utatwienie dostepu do najnowszych terapii dla polskich dzieci
chorujgcych na ostre biataczki. Zaproponowane terapie bedg dostepne dla wszystkich dzieci w Polsce.
Identyfikacja opcji leczniczych odbedzie sie przy uzyciu zaawansowanej i ultranowoczesnych narzedzi
diagnostyki molekularnej.

Finansowanie z Agencji Badan Medycznych pozwoli na zastosowanie nowoczesnych lekéw, ktorych
dziatanie jest molekularnie ukierunkowane i dopasowane do kazdego pacjenta w sposéb indywidualny.
Bedzie to prawdopodobnie najnowoczesniejsza metoda leczenia biataczek na swiecie. Takie podejscie
lecznicze ma na celu zwiekszenie wyleczalnosci biataczki u dzieci do okoto 95%.

Zaproponowane w ramach projektu CALL-POL metody leczenia biataczki u dzieci umiejscawiajg Polskg
onkohematologie dziecieca w wsréd najlepszych na swiecie, a co najwazniejsze korzystac z
nowoczesnej terapii finansowanej przez Agencje Badan Medycznych beda wszystkie dzieci z
rozpoznang ostrg biataczka limfoblastyczng w kraju - podkresla Prof. Wojciech Mtynarski - lider
projektu CALL-POL.

Grupe badang beda stanowic dzieci z rozpoznang ALL pochodzace ze wszystkich osrodkéw onkologii
pediatrycznej w Polsce. Zgodnie z wskaznikami zachorowalnosci planowane jest wigczenie do badania
ok. 550-600 dzieci, a Sredni czas obserwacji to okoto 46 miesiecy. Harmonizacja procedur
diagnostycznych obejmie scentralizowang analize molekularng i genetyczng komorek biataczkowych,
co pozwoli na dostosowanie metod leczniczych indywidualnie dla kazdego pacjenta. Dodatkowo,
modyfikacja terapii bedzie oparta o badanie odpowiedzi na zastosowane leczenie, co bedzie
prowadzone na pomocg identyfikacji nawet pojedynczych komdrek biataczki w szpiku kostnym.

Uniwersytet Medyczny w todzi tworzy konsorcum ze Slaskim Uniwersytetem Medycznym,
Uniwersytetem Medycznym w Lublinie oraz Instytutem Innowacyjnych Technologii w Katowicach,
ktére wspdlnie prowadzi¢ bedzie ogdinokrajowe kontrolowane badania kliniczne, obejmujace leczenie
dzieci w Polsce z biataczka. W tym celu partnerami klinicznymi w projekcie sg wszystkie polskie osrodki
onkologii pediatrycznej. Konsorcjum CALL-POL zostanie potaczone z siecig AIEOP-BFM, ktéra jest
najwiekszg na Swiecie miedzynarodowa siecig badan klinicznych w zakresie biataczek i chfoniakéw u
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dzieci.

Kontakt dla pacjentdw zainteresowanych badaniem: Prof. Wojciech Mtynarski, Uniwersytet Medyczny
w todzi, e-mail: wojciech.mlynarski@umed.lodz.pl tel. 660732794

Nowy sposdb leczenia stwardnienia guzowatego u najmtodszych pacjentéw

Zespdt lekarzy z Instytutu ,Pomnik - Centrum Zdrowia Dziecka”, dzieki finansowaniu Agencji Badan
Medycznych zbada nowy sposdb leczenia stwardnienia guzowatego u najmtodszych pacjentéw,
polegajacy na profilaktycznym zastosowaniu leku hamujacego rozwdj guzéw, niemal zaraz po
urodzeniu dziecka. Leczenie ma na celu zapobieganie rozwojowi guzéw, ale takze padaczki i
zwigzanych z nimi zaburzeh neuropsychiatrycznych, w tym niepetnosprawnosci intelektualnej i
spektrum autyzmu.

Wprowadzanie nowych lekéw dla cierpigcych na choroby rzadkie jest utrudnione nie tylko z powodu
ograniczonej wiedzy na temat tych schorzen, ale takze ze wzgledu na mniejsze zainteresowanie
producentéw lekéw. W konsekwencji pacjenci z rzadkimi schorzeniami, takimi jak stwardnienie
guzowate, majg mniejsze szanse na skuteczne leczenie. Szansg dla nich sg niekomercyjne badania
kliniczne, czyli takie, w ktorych to lekarze podejmujg sie badan nowych lekéw, bez udziatu firm
farmaceutycznych.

Obecnie, jedno na 6 tysiecy dzieci rodzi sie ze stwardnieniem guzowatym. W wyniku mutacji dochodzi
w wielu narzadach do rozwoju guzdw, najczesciej powoli rosngcych i tagodnych, ale mogacych
powodowac powazne konsekwencje. Guzy rozwijajgce sie w mdzgu prowadzg do padaczki, ktéra
Zazwyczaj rozpoczyna sie juz u kilkumiesiecznego niemowlecia i dotyczy niemal wszystkich chorych ze
stwardnieniem guzowatym. Padaczka rozwijajgca sie w tak wczesnym okresie zycia ma niekorzystny
wplyw na dojrzewajacy mdzg i wigze sie z wysokim ryzykiem rozwoju niepetnosprawnosci
intelektualnej i zaburzen autystycznych. Dodatkowym problemem jest czesta lekoopornos¢ pacjentow
z padaczka tego typu.

Juz podczas rutynowego badania ultrasonograficznego u ptodu ze stwardnieniem guzowatym mozna
dostrzec guzy w sercu. Umozliwia to wczesng diagnoze choroby i objecie dziecka specjalistyczng
opieka. Dzieki temu opracowano metode leczenia przeciwpadaczkowego przed napadami u dzieci z
tym schorzeniem, co znaczaco zmniejszylo ciezkos¢ padaczki i ryzyko niepetnosprawnosci
intelektualnej. Leczenie takie nie ma jednak wptywu na rozwdj guzéw w stwardnieniu guzowatym. W
kolejnych miesigcach i latach u chorych guzy rosng w nerkach, watrobie, siatkéwce oka, czy na skorze.

W realizowanym badaniu zastosowane bedzie nie tylko innowacyjne leczenie, ale takze wykonane
zostang badania zmierzajace do lepszego poznania mechanizmdéw rozwoju padaczki i nowotwordw.
Bedzie to mozliwe miedzy innymi dzieki zastosowaniu nowatorskich rozwigzan bioinformatycznych, co
ma szczegllne znaczenie wiasnie w badaniach nad chorobami rzadkimi. Dzieci uczestniczace w
badaniu beda leczone od pierwszego miesigca zycia do ukonczenia drugiego roku zycia, czyli do
zakonczenia okresu najbardziej dynamicznego rozwoju mézgu.

Badanie wykonywane bedzie we wspétpracy z Warszawskim Uniwersytetem Medycznym,
Uniwersytetem Medycznym w £odzi, Uniwersytetem Harvarda w US oraz analitykami i informatykami



z firmy Transition Technologies.

Kontakt dla pacjentow zainteresowanych badaniem: Monika Szkop, mail: m.szkop@ipczd.pl, tel. do
Sekretariatu Kliniki Neurologii i Epileptologii - 22-815-74-04.

Specjalisci z Uniwersytetu Medycznego w todzi pomoga dzieciom z AZS

Atopowe zapalenie skéry (AZS) jest ciezkg chorobg zapalng, dotyczaca gtdwnie populacji
pediatrycznej. Jest to choroba charakteryzujgca sie zmianami zapalnymi na skdrze, w najciezszych
przypadkach obejmujg one nawet 80-90% powierzchni, powodujgca dodatkowo przesuszenie skory
oraz silny, uporczywy Swigd.

Zmiany skorne sg przyczyng wielu probleméw pacjentdw z AZS, miedzy innymi ze wzgledu na
zaburzenia snu spowodowane $wigdem, niepokojem, zaburzeniami zachowania, stanami lekowowymi,
a nawet stanami subdepresyjnymi. U czesci chorych rozwija sie depresja, a nawet mysli samobdjcze.
Ponadto okoto 30-40% chorych na AZS ma wspdtistnienie innych choréb z kregu atopii, takich jak
nietolerancje czy alergie pokarmowe, alergiczny niezyt nosa lub astme. AZS jest chorobg o bardzo
ztozonej i wcigz nie do konca poznanej patogenezie, biorg w jego rozwoju udziat czynniki genetyczne,
immunologiczne oraz Srodowiskowe.

Mimo wcigz prowadzonych badan nie ma obecnie satysfakcjonujgcych metod terapeutycznych
szczegdlnie dla populacji pediatrycznej, ktdrych skutecznos¢ i bezpieczenstwo potwierdzone bytyby
badaniami klinicznymi. Istnieje obecnie jedyny zarejestrowany dla populacji lek - dupilumab - lek
biologiczny, ktéry EMA dopuscita do stosowania w Europie dla chorych z umiarkowang i ciezkg
postacig AZS od 6 r.z. W Polsce lek ten nie jest na razie objety refundacjg, ponadto nie zabezpiecza
mtodszych dzieci.

Nasz projekt zaktada przeprowadzenie po raz pierwszy na swiecie badania klinicznego w grupie
pacjentéw pediatrycznych na AZS od 2 roku zycia, majacego na celu okreslenie bezpieczenstwa i
skutecznosci terapii cyklosporyng i metotreksatem. Przeprowadzone szeroko badania i konsultacje
przyczynig sie do lepszego zrozumienia istoty choroby i umoZliwig klinicystom prowadzenie
bezpiecznej i skutecznej terapii w oparciu o uzyskanie obiektywnych wynikéw badania - podkresla
koordynator projektu prof. dr hab. n.med. Joanna Narbutt.

Kontakt dla pacjentéw zainteresowanych badaniem: prof. dr hab. n.med. Joanna Narbutt email:
joanna.narbutt@umed.lodz.pl
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