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OGOLNE INFORMACJE | CEL

RDZENIOWY ZANIK MIESNI

Rdzeniowy zanik miesni (SMA) to choroba, ktéra
okrada ludzi z sity fizycznej, wplywajac na neurony
ruchowe w rdzeniu kregowym, odbierajac im zdolnos¢
chodzenia, jedzenia lub oddychania. SMA dotyka okoto
1 na 11 000 urodzonych dzieci, za$ mniej wiecej 1 na
50 Amerykanéw jest nosicielem wywotujacej chorobe
mutacji genetyczne;j.

Pomimo wyniszczajacego przebiegu tej choroby,
mamy teraz nowe powody do nadziei. Dzieki wysitkom
naszej spotecznosci i pomystowosci naszych badaczy
dostepnych jest obecnie wiele metod leczenia
zatwierdzonych przez amerykanska Agencje Zywnosci
i Lekéw (Food and Drug Administration, FDA),
nakierowanych na podtoze genetyczne SMA.

Ale nasza praca sie jeszcze nie zakoiczyta. Musimy
opracowywac i dostarcza¢ nowsze terapie i sposoby
leczenia, ktore toruja droge kolejnym przetomowym
rozwigzaniom, i nadal tagodzi¢ przebieg SMA

u wszystkich dotknietych chorobg - od niemowlat po
dorostych - dopdki nie znajdziemy sposobu na petne
wyleczenie choroby.

Biorac pod uwage nowe metody leczenia SMA, ludzie
pytaja:,Czy skojarzenie tych metod moze dac lepsze
wyniki leczenia?”. To pytanie jest szczegdlnie istotne

ze wzgledu na rézne sposoby, w jakie poszczegélne
terapie moga wptywac na konkretnych pacjentow

w wyniku wielu czynnikéw- w tym aktualnego wieku
pacjenta, wieku rozpoczecia leczenia, rodzaju i stadium
choroby, a takze nasilenia objawow.

Cure SMA opuiblikowato niniejszy komunikat dla
rodzin i opiekunéw, aby utatwi¢ im zrozumienie
skomplikowanej kwestii kojarzenia metod leczenia,
w tym potencjalnych korzysci i ograniczen. Mamy
nadziejg, ze to dziatanie potozy podwaliny pod
wspotprace pacjentéw i ich rodzin z lekarzami,
pozwalajaca na ocene i wdrozenie optymalnego
leczenia. Jak zawsze, Cure SMA zaleca pacjentom
konsultacje z lekarzami w zakresie wszelkich
watpliwosci lub decyzji zwigzanych z leczeniem.



LECZENIE SMA

MIMO POSTEPOW WCIAZ ISTNIEJE
NIEZASPOKOJONA POTRZEBA

Badanych jest wiele metod leczenia SMA. Obejmuja one wysitki zmierzajace do zwiekszenia ilosci biatka SMN
(ang. survival motor neuron protein) w organizmie poprzez zastgpienie lub korekcje dziatania wadliwego genu
SMN1 lub modulacje aktywnosci stabo dziatajacego ,genu zapasowego” SMN2. Ten rodzaj terapii nosi nazwe
Jterapii zaleznej od SMN". Drugie podejscie, powszechnie okreslane jako ,niezalezne od SMN", ukierunkowane jest
na inne szlaki, uktady i procesy zachodzace w organizmie. (Patrz Rysunek 1, Tabela 1)

RYSUNEK 1: ZDEFINIOWANE MOZLIWE PUNKTY INTERWENCJI TERAPEUTYCZNEJ

NEURON RUCHOWY

+ OCHRONA PRZED SYNAPSA
URAZEM/SMIERCIA \ - « ZAPOBIEGANIE UTRACIE SYNAPS

+ WZMOCNIENIE PRZEKAZNICTWA SYNAPTYCZNEGO

PLYTKA NERWOWO-MIESNIOWA

- POPRAWNIEJSZY ROZWOJ/TWORZENIE

+ ZAPOBIEGANIE ODNERWIENIU

- POPRAWA PRZEKAZNICTWA SYNAPTYCZNEGO

MIESNIE
« ZAPOBIEGANIE
AKSON RUCHOWY UTRACIE LUB
« USPRAWNIENIE PRZEKAZYWANIA PRZYWROCENIE
SYGNALU DO MIESNIA CZYNNOSCI
+ POPRAWA TRANSPORTU AKSONALNEGO MOTORYCZNEJ

Dolny neuron ruchowy: komérka nerwowa, ktérej ciato znajduje sie w rdzeniu kregowym a ktorej akson opuszcza rdzen kregowy,
unerwiajac i kontrolujac miesnie. Utrata dolnych neuronéw ruchowych jest uwazana za najbardziej charakterystyczng ceche SMA.
Akson neuronu ruchowego: diuga, smukta wypustka neuronu, ktéra przewodzi impulsy elektryczne, przekazujac informacje do
innych neuronow lub miesni. Synapsa: struktura, ktéra umozliwia neuronowi przekazanie sygnatu elektrycznego lub chemicznego
do innego neuronu lub docelowej komorki efektorowej. Ptytka nerwowo-mig$niowa: synapsa chemiczna utworzona w miejscu
kontaktu neuronu ruchowego z wtéknem migsniowym. To przez ptytke nerwowo-mig$niowg neuron ruchowy jest w stanie przekazac
sygnat do widkna miesniowego, powodujac skurcz miesnia. Miesien: zawiera biatkowe filamenty aktynowe i miozynowe, ktére,
$lizgajac sie po sobie, powoduja skurcz zmieniajacy diugo$¢ i ksztatt komorek miesniowych, co przektada sie na site i ruch.



TABELA 1: STRATEGIE TERAPEUTYCZNE

STRATEGIE TERAPEUTYCZNE ZALEZNE OD SMN

Terapia genowa

Zastepuje brakujacy gen SMN1 dzieki wektorowi wirusowemu

STRATEGIE TERAPEUTYCZNE NIEZALEZNE
OD SMN

Neuroprotekcja
Chroni przed uszkodzeniem lub degradacja neuronéw

Modulacja splicingu SMN2
Przekierowuje splicing SMN2, aby uzyska¢ wiecej
petnej dlugosci transkryptéw zawierajacych ekson 7

Ostatnie przelomowe wyniki, ktére doprowadzity do
zatwierdzenia przez FDA wielu terapii, dostarczyty
spotecznosci oséb z SMA nowe mozliwosci leczenia.
Jednakze, bioragc pod uwage wiele zmiennych
zwigzanych z SMA- w tym rézny wiek wystapienia
objawow i ich nasilenie oraz wptyw na codzienne zycie-
te terapie moga nie by¢ odpowiednie lub skuteczne

dla wszystkich pacjentéw, a sposéb podawania leku

i zwigzane z tym problemy dotyczace bezpieczeAstwa
moga znacznie obcigzac¢ pacjentéw i ich rodziny.

W miare jak nasze rzeczywiste doswiadczenie
zwigzane z tymi nowymi metodami leczenia narasta,
dowiadujemy sie wiecej o sposobie ich dziatania oraz
o tym, w jakich warunkach i sytuacjach dane leczenie
jest najbardziej skuteczne, a takze czego nam nadal
istotnie brakuje mimo dostepnych metod leczenia.

Na przyktad wydaje sieg, ze interwencja terapeutyczna
moze by¢ bardziej skuteczna, gdy jest przeprowadzana

w najwczesniejszych stadiach choroby (w tym przed
wystapieniem objawéw). Prowadzi to do pozostawania
niezaspokojonej potrzeby u pacjentéw z bardziej
zaawansowana postacia choroby, ktérzy moga
potrzebowac terapii ukierunkowanych na objawy poza
tymi, ktére sa ukierunkowane na genetyczne podtoze SMA.

Czynnos¢ neuronéw
Wzmacnia transmisje neuronalng

Jak wykazano w przetomowym raporcie Cure

SMA zatytutowanym Voice of the Patient (Gtos
pacjenta)’ i jak wynika z przeprowadzonych badan
ankietowych, pacjenci z SMA maja szereg powaznych,
niezaspokojonych potrzeb medycznych, ktére

muszg zostac zrealizowane przez odpowiednie
leczenie. Obejmuja one miedzy innymi problemy

z oddychaniem, trudnosci w przyjmowaniu pokarmu,
utrate mobilnosci, niezdolno$¢ do komunikacji i stres.

Koncepcja kojarzenia metod leczenia wynika z mozliwosci
uzyskania dodatkowych lub synergicznych korzysci
poprzez jednoczesne zajecie sie wieloma aspektami
choroby w celu poprawy wynikéw leczenia pacjentéw.
Nie brakuje swiezych przyktadéw, ze takie skojarzone
podejscia lub , koktajle” lekéw pozwolity uzyskac
pozytywne wyniki leczenia wielu ciezkich choréb, w tym
zakazen HIV, wielu rodzajéw nowotworéw i pewnych
choréb o podtozu genetycznym.>34

Chociaz nie ma jeszcze przekonujacych dowodoéw,
spoteczno$¢ SMA wykazuje duze zainteresowanie
sprawdzeniem, czy takie wyniki mozna réwniez
osiagnac¢ w wypadku pacjentéw z SMA. W niniejszym
komunikacie przedstawiono przeglad mozliwosci,
przestrdg i ograniczen, ktére nalezy wzigé pod uwage
podczas oceny takiego podejscia, zaczynajac od
zrozumiatej definicji terminu ,terapia skojarzona”.

! http://lwww.curesma.org/documents/advocacy-documents/sma-voice-of-the-patient.pdf % https://www.ncbi.nlm.nih.gov/pubmed/30937182

2 https://lwww.eurekalert.org/pub_releases/2018-11/mali-cgt111318.php * https:/lwww.nature.com/articles/s41434-019-0071-x
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TERMIN ,TERAPIA SKOJARZONA"

Wyrazenie ,terapia skojarzona” moze by¢
stosowane do okreslenia réznych rzeczy

w réznych chorobach i w réznych sytuacjach.
Czasami jest ono wykorzystywane do opisu
potaczenia wielu metod leczenia. W takim
znaczeniu wystepuje na przyktad w leczeniu
raka, gdy chemioterapia jest skojarzona
zradioterapig i/lub leczeniem chirurgicznym.
Wyrazenie ,terapia skojarzona” moze réwniez
opisywac proces stosowania kilku rodzajéw
lekéw sekwencyjnie lub naprzemiennie, co ma
miejsce w leczeniu niektérych nowotwordw,
gdzie stosuje sie najpierw immunoterapie,
aby uaktywni¢ uktad odpornosciowy pacjenta,
a krotko po tym podaje sie chemioterapie lub
stosuje leczenie celowane, aby ,wymierzy¢ dwa
szybkie ciosy".

ZDEFINIOWANE DLA SMA

Na potrzeby tego komunikatu definiujemy

sterapie skojarzona” jako ,dwa lub wiecej
czynniki terapeutyczne (ogélnie, leki lub
leki biologiczne) - ktérych mechanizm
dziatania jest ten sam lub inny -
stosowane jednoczesnie”. Wazne jest, aby
pamieta¢, ze niektore leki moga wywierac
efekt przez dtugi czas po podaniu, jak

na przyktad terapia genowa. Ta definicja
»~jednoczesnego stosowania” obejmuje
leki, ktore moga by¢é podawane tylko raz,
ale nadal wykazujg dziatanie biologiczne

u pacjenta.



METODY LECZENIA SKOJARZONEGO

PRZEGLAD

Spotecznos¢ SMA coraz bardziej interesuje, czy terapia
skojarzona moze poprawic wyniki leczenia, biorac

pod uwage sukcesy stosowania terapii skojarzonych

w leczeniu innych choréb. Istniejg coraz silniejsze
dowody na powodzenie w stosowaniu metod ,koktajlu”
w leczeniu ciezkiej choroby, w tym stosowanie
antyretrowirusowego AZT (azydotymidyny) w leczeniu
HIV/AIDS i wielolekowej chemioterapii, takiej jak
R-CHOP (rytuksymab [Rituxan], cyklofosfamid,
chlorowodorek doksorubicyny, winkrystyna [Oncovin],
prednizonon] w leczeniu chtoniaka.

Ponadto, w onkologii, standardy opieki w wypadku
wielu rodzajéwi nowotworéw obejmujg obecnie
potaczenia r6znych metod leczenia opartych na
lekach, takich jak schematy skojarzone terapii
celowanej i immunoterapii. Postep ten wywotat
entuzjazm, ze terapia skojarzona moze dziata¢

w przypadku innych rzadkich choréb, w tym SMA. Na
przyktad, istnieje zainteresowanie ustaleniem, czy
potaczenie leku, ktéry powoduje wzrost poziomu SMN
z lekiem, ktéry poprawia czynnos$¢ miesni lub dziata
neuroprotekcyjnie, moze przynies$¢ wieksze korzysci
terapeutyczne niz kazdy z tych lekéw oddzielnie.

Decyzja o skojarzeniu terapii w leczeniu dowolnej choroby musi by¢ starannie

przemyslana, rozwaznie przeprowadzona i poparta silnymi przestankami naukowymi

wynikajacymi z dowodow sugerujacych, ze skojarzenie bedzie prowadzi¢ do wynikéw

na tyle lepszych, ze przewyzsza potencjalne zwiekszone ryzyko.’

5 https://www.niaid.nih.gov/diseases-conditions/antiretroviral-drug-development

& https://www.medicalnewstoday.com/articles/324261.php

7 https://www.merckmanuals.com/home/cancer/prevention-and-treatment-of-cancer/combination-cancer-therapy



ROZWAZANIE KORZYSCI I RYZYKA W WYPADKU TERAPII SKOJARZONEJ

Istnieje wiele kwestii, ktére nalezy rozwigza¢, w tym
rownowazenie potencjalnych korzysci, ktére moga
by¢ efektem terapii skojarzonej z potencjalnymi
zagrozeniami dla bezpieczenstwa. Konieczne jest
réwniez zrozumienie, jakie dodatkowe koszty nalezy
ponies¢ w przypadku stosowania wielu terapii.

Szczegolnie wazne jest, aby unikac zatozenia, ze
skojarzenie metod leczenia zawsze przyniesie wieksze
korzysci lub lepsze wyniki. W niektérych przypadkach
potaczenie dwéch lub wiekszej liczby terapii moze
prowadzi¢ do nizszej skutecznosci i wiekszej liczby dziatan
niepozadanych niz w przypadku stosowania tylko jednej
z terapii. W badaniach nad réznymi chorobami, w tym
wieloma rodzajami nowotworéw i reumatoidalnym
zapaleniem stawow, zgtaszano przypadki marginalnych,
o ile jakichkolwiek, korzysci i wyzsza toksycznos¢
wynikajaca z zastosowania terapii skojarzonej. #°

Oceniajac potencjalny wplyw leczenia skojarzonego,
badania kliniczne czesto beda poréwnywac wyniki
leczenia skojarzonego z wynikami pojedynczej terapii.
Skojarzenia sg ogodlnie uwazane za skuteczne, jesli
facznie daja lepszg odpowiedz niz spodziewana przy
oddzielnym zastosowania kazdej z metod leczenia.
Poniewaz jednak skojarzenia terapeutyczne moga
mie¢ addytywne lub nawet synergiczne dziatanie
wynikajace z chemicznych i biologicznych interakgji
sktadnikéw, czesto stopien poprawy wynikéw leczenia
osiggany po zastosowaniu terapii skojarzonej staje

sie najwazniejszym elementem oceny przydatnosci
danego podejscia.’™

8 https://ascopubs.org/doi/abs/10.1200/jco.2012.30.15_suppl.2572
® hitps://onlinelibrary.wiley.com/doi/pdf/10.1002/art.1780371012
10 https://www.nature.com/articles/nm.4426

Nalezy réwniez pamietac, ze efekty terapii beda sie réznic
w zalezno$ci od mechanizmu dziatania leku. Na przyktad
w przypadku SMA, stosowanie wiecej niz jednego

leku, ktérego celem jest zwiekszenie ekspresji biatka
SMN, moze nie przynie$¢ dodatkowych korzysci, jesli
pojedynczy lek pozwala osiaggna¢ wymagany prog dla
maksymalnego efektu SMN. Z drugiej strony korzystne
moze by¢ potaczenie leku podwyzszajacego ekspresje
SMN z innym rodzajem leku (np. terapig majaca na celu
poprawe czynnosci miesni), poniewaz te dwie terapie
moga wywiera¢ pozytywny addytywny efekt.

Dodatkowe kwestie dotyczace terapii skojarzonej
obejmuja czas prowadzenia leczenia i stopien progresji
choroby pacjenta. Na przyktad nalezy rozwazy¢, w jaki
sposob stadium choroby (np. wczesne lub pézniejsze)
moze wptyna¢ na powodzenie terapii skojarzonej.
Pytanie to pojawia sie regularnie, bioragc pod uwage
prawdopodobng skutecznos¢ terapii (np. przyjmuje
sie ogdlnie, ze leczenie rozpoczete we wczesnym
stadium choroby moze podnies¢ szanse na pomysiny
wynik), ale trzeba uwzgledni¢ dodatkowe niuanse
zwigzane z potencjalnym zwiekszonym ryzykiem

i negatywnymi interakcjami miedzy lekami, ktdre sg
istotne w kontekscie terapii skojarzonej.

Pozostata czes¢ tego komunikatu zawiera dodatkowe
szczegOly i tto tych rozwazan w kontekscie SMA.



ROZWAZANIA DOTYCZACE

TERAPII SKOJARZONEJ

BEZPIECZENSTWO | SKUTECZNOSC

ZNACZENIE OCENY ZAGROZEN DLA BEZPIECZENSTWA TERAPII

SKOJARZONYCH

Stosowanie jakiegokolwiek rodzaju terapii niesie ze
soba ryzyko dla bezpieczenistwa, dlatego FDA starannie
weryfikuje dane kliniczne dotyczace wszystkich
nowych lekéw i lekéw biologicznych, aby zapewni¢,

ze mogaq one by¢ bezpiecznie stosowane przez
docelowaq populacje pacjentéw. Po wprowadzeniu
lekéw na rynek lekarze bedg je zazwyczaj stosowac
zgodnie ze wskazaniami i bedg waha¢ sie, czy kojarzy¢
poszczego6lne leki bez dowodéw potwierdzajacych
bezpieczenstwo takiego ich stosowania.

Ocena bezpieczenstwa skojarzenia dwéch lub
wiekszej liczby zatwierdzonych terapii powinna

zostac przeprowadzona w warunkach badania
klinicznego lub w ramach dobrze zaprojektowanych
protokotéw i rejestréw gromadzenia danych

w warunkach rzeczywistych, wykraczajac poza
zrozumienie profilu bezpieczenstwa kazdej z terapii
oddzielnie. Na przyktad, pomiedzy wieloma metodami
leczenia stosowanymi jednoczesnie moga wystapic
interakcje chemiczne lub biologiczne. Zgtaszono

12 https://www.aafp.org/afp/2007/0801/p391.html

to w przypadkach, gdy jeden lek w wielolekowym
skoktajlu” wptywat na klirens innych lekéw , koktajlu”,
co prowadzito do gorszych wynikéw leczenia.™
Mozliwe jest réwniez, ze znane dziatlania niepozadane
pojedynczego leku moga ulec zmianie, gdy lek ten

jest stosowany w skojarzeniu. Moze to prowadzi¢

do pogorszenia profilu dziatan niepozadanych lub
pojawienia sie innego zestawu dziatan niepozadanych.

Istnieje wiele dowodéw na interakcje miedzy lekami
pozyskanych w ramach badan dotyczacych réznych
choréb i metod terapeutycznych®, wiec kazde podejsicie,
ktére ma na celu skojarzenie lekéw w SMA, musi

ocenic¢ konkretny profil bezpieczenstwa i potencjat
interakgji tego skojarzenia. Oceniajac bezpieczeAstwo
jednoczesnego stosowania dwdch terapii, nalezy
réowniez wzig¢ pod uwage droge podania.

'3 https://www.pharmacytimes.com/publications/issue/2011/august2011/customization-of-drug-interaction-software



INNE ISTOTNE KWESTIE

ZASIEG, REFUNDACJA
| DOSTEPNOSC

Proces opracowywania skutecznych terapii
skojarzonych dla SMA obejmuje dodatkowe aspekty
wykraczajace poza omoéwione wczesniej zagadnienia
naukowe, kliniczne i regulacyjne. Istnieja przeciez
wazne problemy zwigzane z dostepnoscia i refundacja
terapii, ktore nalezy rozwigzad.

Przy podejmowaniu decyzji dotyczacych zakresu
ubezpieczenia i zwrotu kosztéw, ubezpieczyciele
polegaja na dowodach wygenerowanych w ramach
procesu badan i rozwoju, a takze na danych
wynikajacych z komercyjnego wykorzystania produktu
(czasami zwanych danymi uzyskanymi w ramach
codziennej praktyki). Gromadzenie danych w ramach
codziennej praktyki jest waznym elementem, obok
danych z badan klinicznych, analizy korzysci i zagrozen
zwigzanych ze stosowaniem terapii skojarzonych.

W przypadku kojarzenia monoterapii, proces
podejmowania takich decyzji i zapewniania do nich
dostepu pacjentom staje sie bardziej ztozony. Platnicy
beda chcieli zobaczy¢ wyrazne dowody dodatkowych
korzysci, a takze bezpieczenstwa stosowania
jednoczesnie dwdch lub wiecej metod leczenia.

W zwigzku ze ztozonoscia problemu, rézni ptatnicy
moga réznie interpretowac dane z tych samych badan,
co prowadzi do zr6znicowania decyzji dotyczacych
ubezpieczenia. Rodziny rozwazajace terapie skojarzong
powinny wiedzie¢, w jaki spos6b mogtaby ona na nie
wplynac pod wzgledem finansowym.

OBCIAZENIE PACJENTA
| OPIEKUNA

Oprocz zrozumienia wptywu jednoczesnego
stosowania wielu terapii na wyniki leczenia pacjentéw,
konieczna jest rowniez ocena i rownowazenie jej
wptywu na codzienne zycie pacjentéw i opiekunéw.
Nalezy wzig¢ pod uwage dawkowanie, harmonogramy
leczenia i droge podania zwigzane z leczeniem
skojarzonym. Dodatkowe elementy terapii moga
spowodowac dodatkowe obcigzenie dla rodzin, w tym
absencje w szkole lub pracy. Istnieje rowniez mozliwos¢
dalszego obcigzenia rodzin wynikajacego z nasilonego
monitorowania bezpieczenstwa - wykraczajacego
poza wymagania dla pojedynczej terapii - co moze
wiazac sie z leczeniem skojarzonym. Kwestie te

nalezy wziag¢ pod uwage w przypadku stosowania
podejscia skojarzonego.



PRIORYTET UZYSKIWANIA
REJESTRACJI LEKU
STOSOWANEGO W
MONOTERAPII

Wreszcie wazne jest, aby zdawac sobie sprawe

z tego, ze istniejg dodatkowe ztozone kwestie,

w tym potencjalne koszty i bariery logistyczne, dla
firm opracowujacych terapie, ktére moga stanowic
problem w wypadku stosowania skojarzenia

lekéw. Jak opisano powyzej, istotne dodatkowe
wymagania dotyczace opracowywania danych
przedklinicznych, przeprowadzania niezbednych
badan klinicznych, przeprowadzania weryfikacji
regulacyjnej oraz komercjalizacji i refundacji sa istotne
dla podejmowania decyzji przez firme. Tematy te
staja sie bardziej ztozone, gdy leki oceniane w ramach
skojarzenia sg produktami dwéch lub wiekszej liczby
réznych firm, co wymaga ewentualnej wspotpracy
miedzy firmami.

W przypadku SMA, gdzie obecny standard opieki
obejmuje stosowanie zatwierdzonych lekéw
wzmacniajacych ekspresje SMN, logiczne jest, ze
sponsorzy opracowujacy nowe leki wzmacniajace
ekspresje SMN beda traktowa¢ priorytetowo
zatwierdzenie stosowania ich zwigzku w monoterapii.
Firmy opracowujace leki o innych mechanizmach
dziatania beda musiaty rozwazy¢, czy najpierw uzyska¢é
zatwierdzenie monoterapii, czy tez odpowiednio
planowac badania, aby wlaczy¢ pacjentéw obecnie
stosujacych lek wzmacniajacy ekspresje SMN. Te
podejscia do zmiany standardow opieki poprzez
faczenie zatwierdzonych terapii z nowymi lekami, ktére
majq inny mechanizm dziatania, sg czesto stosowane

w terapiach onkologicznych, gdzie w wielu badaniach
klinicznych ocenia sie wplyw skojarzenia dwoéch i trzech
lekéw ze standardowa chemioterapia.

' http://www.curesma.org/documents/advocacy-documents/sma-voice-of-the-patient.pdf
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WNIOSEK

Cure SMA ma strategiczny cel, polegajacy na
znalezieniu nowych obiektéw, innych niz SMN,
stuzacych opracowaniu terapii, ktére przyniosa korzysci
pacjentom z objawami, zaréwno w skojarzeniu, jak

i w monoterapii. Realizujac ten cel, wezmiemy pod
uwage wszystkie elementy oméwione w niniejszym
Komunikacie dla spotecznosci. Dyskutujac te kwestie,
staramy sie pomdc pacjentom, rodzinom i opiekunom
lepiej zrozumiec potencjalne mozliwosci i poddac
ocenie niektére wazne aspekty.

Postepy naukowe i kliniczne pozwalajace na
opracowanie nowych metod terapii SMA umozliwiaja
osigganie lepszych wynikéw leczenia i dajg znaczna
nadzieje naszej spotecznosci, nawet jesli nadal istnieje
istotna niezaspokojona potrzeba dla pacjentéw

zSMA. Zrozumiale jest, ze pozostaja pytania dotyczace
mozliwosci wykorzystania tych nowych poszczegélnych
lekéw poprzez ich skojarzenie w celu osiagniecia
jeszcze wiekszej poprawy wynikéw leczenia choroby
we wszystkich stadiach i pacjentéw w kazdym wieku.
Jak wskazano powyzej, wysitki na rzecz opracowania
metod leczenia skojarzonego SMA w celu uzyskania
tych mozliwosci powinny opierac sie na silnych
naukowych przestankach i powinny by¢ podejmowane
w kontekscie badan klinicznych w celu oceny
bezpieczenstwa i skutecznosci.



CURE SMA

Cure SMA to organizacja non-profit i najwieksza na swiecie sie¢ rodzin, klinicystow i naukowcow
pracujacych wspélnie nad rozwojem badan nad SMA, wspieraniem oséb dotknietych chorobg i ich

opiekunéw oraz edukacjg ogétu spoteczenstwa i spotecznosci medycznej w zakresie SMA.

Cure SMA oferuje bezstronne wsparcie. Jestesmy tu, aby poméc wszystkim osobom cierpigcym na SMA i ich
bliskim, i nie wspieramy zadnych konkretnych wyboréw ani decyzji. Poszczegélne osoby i ich opiekunowie
podejmuja rézne decyzje dotyczace tego, co jest najlepsze w ich sytuacji, zgodnie ze swoimi osobistymi
przekonaniami. Rodzice i inni wazni cztonkowie rodziny powinni mie¢ mozliwos¢ rozmowy na temat swoich
odczué zwigzanych z tymi tematami i zadawania pytan zespotowi, ktéry opiekuje sie danym pacjentem

z SMA. Tego rodzaju decyzji nie nalezy podejmowac pochopnie, a wszystkie mozliwosci nalezy starannie
przemyslec i rozwazy¢. Wszystkie wybory zwigzane z SMA sa bardzo osobiste i powinny odzwierciedla¢

osobiste wartosci, a takze to, co jest najlepsze dla danej osoby i jej opiekunéw.

Cure SMA jest tu, aby pomagac. Aby poszerzyc¢ swoja wiedze, prosimy
zapoznac sie z dostepnymi broszurami z serii dotyczacej opieki:

+ Podstawy oddychania + Uktad miesniowo-szkieletowy
« Opcje opieki + Podstawy zywienia

+ Genetyka SMA » Zrozumie¢ SMA
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