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Predslov

Sprava o perspektivach pacientov s myelémom, vytvorena organizaciou Myeloma Patients
Europe v spolupraci so skupinou vyznamnych eurépskych odbornikov, si zasluzi velku
pozornost nielen tych, ktorych sa myelém priamo dotyka. Pozornost by jej mal venovat kazdy,
kto zaznamenal obrovsku zmenu v nasich systémoch zdravotnej starostlivosti a ich
nevyhnutny vyvoj k starostlivosti a rozhodovaniu sustredenému na pacienta.

Sprava objasfiuje perspektivy pacientov pri su€asnych pristupoch k lieCbe a starostlivosti v
Eurdpe a ulohu pacientov vo vyskume v buducnosti. Kladie otazky o tom, do akej miery
sucasné moznosti zodpovedaju potrebam pacientov, a aké prekazky a vyzvy obmedzuju
dostupnost najlepSej moznej lie€by a starostlivosti. Odporuca, €¢o mozno urobit’ v piatich
najkritickejSich oblastiach pre zlepSenie dostupnosti lieCby, vySSiu u€ast pacientov vo
vyskume a efektivnejSie rieSenie ich potrieb.

NajddlezitejSie su odporu€ania Spravy v oblasti podielu pacientov na prijimani rozhodnuti,
ktoré ich priamo ovplyviuju. Vola po zabezpeceni rovnocenného postavenia pacientov vo
vyskume a formalnom ukotveni postavenia pacientov pri tvorbe pravidiel, ktoré sa ich tykaju.

Sprava v skutoCnosti ide eSte o krok dalej, aby ukazala potrebu novych vzorcov spoluprace
medzi pacientami, vladami, regulacnymi organmi a organmi zodpovednymi za hodnotenie
vykonnosti zdravotnictva, zdravotnickymi pracovnikmi, akademickym prostredim a
farmaceutickym priemyslom, ktoré zlepSia vyhliadky pacientov s myelomom.

V ostatnych 10 rokoch sa doba prezitia pri tomto zriedkavom druhu rakoviny kostnej drene
zhruba zdvojnasobila. Pacienti, ktorym je oznamena diagnéza myelém, maju pred sebou
vopred neznamy pocet rokov lieCby, remisie, relapsu a neistoty ohladom vyvoja ich choroby.
Mnohym z nich je diagnéza stanovena neskoro a/alebo nemaju pristup k najlepSej dostupnej
lieCbe a najvy$Sim Standardom starostlivosti.

Sprava reprezentuje hlas pacientov s myeldmom v Eurdpe, Siroky konsenzus o tom, aké by
mali byt priority v ramci myeldomu, aby sa zmenil status quo. Je velfmi potrebnou mapou pre
presadzovanie zaujmov pacientov s myeléomom.

Pre svojich Citatelov, €i uz nimi su ¢lenovia vlad, zdravotnicky pracovnici, fudia z vyskumu
alebo priemyslu, by sa Sprava mala stat’ zdrojom informacii, ktoré nemozno ignorovat v nijake;j
sucasnej ani buducej diskusii o myelome.

Dr. Faith Davies
akademicka na Institute of Cancer Research (ICR), Londyn
hematologic¢ka v nemocnici The Royal Marsden, Londyn
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NajddlezitejSie odporucania

Myeloma Patients Europe a v3etci, ktori podporuju a schvaluju odporucania tejto Spravy, by
mali v spolupraci s kompetentnymi Statnymi organmi, zdravotnickymi a vyskumnymi
pracovnikmi, vzdelavacimi instituciami a farmaceutickym priemyslom vypracovat plan svojho
postupu, v ktorom uchopia pat’ oblasti kritickych pre zlepSenie perspektivy pacientov v Eurdpe:

1)

2)

3)

4)

Definovat’ najlepsi postup v liecbe a starostlivosti o myelom

Pracovat na priprave jednotnych Eurdpskych Standardov lie€by myeldmu a snazit sa o
definovanie najlepsich praktickych Standardov holistickej lie€by vratane medicinskej a
psychologickej podpory

ZvySovat informovanost o symptomoch myelému medzi vSeobecnymi lekarmi a
ortopédmi a tym zabezpecit’ v€asnejSie stanovenie diagnézy a odoslanie na
Specializované pracovisko

Prehlbovat znalosti a moznosti hematolégov a ostatnych odbornikov prichadzajucich do
kontaktu s myeldbmom v oblasti pomoci pacientom pri budovani stratégie zvladania
komplikacii, vedlajSich ucinkov lieCby a psychologického dopadu myelému

Budovat’ uspesné partnerstvo so zdravotnickymi pracovnikmi

Povzbudzovat pacientov v nadobudani vedomosti a sebaistoty potrebnej na partnerstvo s
lekarom pri rozhodovani o lieCbe, diskusii o odporucaniach, a pri zistovani druhého
nazoru

Presadzovat, aby vzdelavanie zdravotnickych pracovnikov obsahovalo aj tréning
komunikag¢nych zru€nosti, a aby sa v ilom venovala pozornost nielen fyzickym, ale aj
emocCnym potrebam pacientov

Dat’ potreby pacientov do centra vyskumu

Uprednostnit’ takeé klinické Studie, u ktorych je pravdepodobnejSie, ze zlepSia perspektivy
pacientov v klinickej lieCbe

Podporovat spolupracu vo vyskume, napr. prostrednictvom spolo€nych projektov,
vyskumnych asociacii a spojeni financovanych EU, akou je Inovativna medicinska
iniciativa EU

Vyuzit pohlad pacientov pri vytvarani konceptu, obsahu a cielov klinickych vyskumov, ako
aj v procese prijimania a rozSirovania jeho vysledkov

Zabezpecit’ efektivny pravny ramec liecby a starostlivosti o pacientov s myelomom
Vytvorit narodné plany pre boj s myelomom (minimalne v ramci narodnych planov boja
proti rakovine alebo boja proti zriedkavym chorobam) a v ramci nich stanovit jasné ciele
v oblasti diagnostiky, lieCby a zvladania myelému

Vytvorit narodné expertné centra a eurdpske referencné siete na zabezpecenie kvalitnej
Specializovanej starostlivosti pre v8etkych pacientov s myeldmom

Prehodnotit eurdpske a narodné pravidla ur€ovania cien a spésobu uhrady novych liekov,
a tam kde je to potrebné zabezpedit, aby pristup k nim nebol obmedzeny alebo
zamedzeny pre ich nakladnost

* Holisticka lieCba berie do Uvahy vSetky vlastnosti a okolnosti liecebného procesu, spaja tradi¢né a alternativne
lieCebné metddy. Pozn. prekladatelky
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5)  Vyuzit' silu pacientskej advokacie (t. j. presadzovania zaujmov pacientov)
+ Identifikovat, informovat a nadviazat’ spolupracu s kli€ovymi osobnostami, ktoré mézu

ovplyvnit nazory fudi a spésobit zmenu v kvalite sluzieb dostupnych pacientom s
myelémom

» Povzbudzovat a skolit jednotlivych pacientov, schopnych obhajovat zaujmy inych
pacientov a aktivne sa zu€astiovat' na praci komisii zodpovednych za tvorbu klinickych
Standardov a klinickych Studii a prijimanie rozhodnuti v oblasti zdravotnej politiky a
financovania zdravotnictva

Odporucania tejto spravy presadzuju:

Amen Israeli Myeloma Patient Foundation (Amen)

Arbeitsgemeinschaft Plasmozytom/Multples Myelom (APMM)

Asociacion Espanola de Afectados por Linfoma, Mieloma y Leucemia (AEAL)
Associacao Portuguesa Leucemias e Linfomas (APLL)

Association of myeloma patients of Serbia (AMPS)

Cancer and Stemcell Organization - Coordination Association (KOKDER)
Contactgroep Myeloom en Waldenstréom Patiénten (CMWP)

Contactgroep Myeloom en Waldenstrom Patiénten Vlaanderen vzw (CMP vzw)
Drustvo bolnikov z limfomom (DBL)

Ege Uni tip fak

Suomen sydpapotilaat-myelooma potilasverkosto

Foundation for the Advancement of Bone Marrow Transplantation Switzerland (SFK)
Leukaemiehilfe RHEIN-MAIN e.V. (LHRM)

Multiples Myelom Selbsthilfe Oesterreich (MMSQOe)

Myelom Kontaktgruppe Schweiz (MKgS)

Myeloma Euronet Romania (MER)

Myeloma UK (MUK)

MyMu Wallonie-Bruxelles (MyMu)

Slovak Myeloma Society (SMyS-KP)

Slovensko Zdruzenje Bolnikov Z Limfomom In Levkemijo L&L

Society for Assistance to Patients with Oncohaematological Diseases

Udruga Za Podrsku Oboljelima Od Multiplog Mijeloma (Mijelom CRO)

Centro de Histocompatibilidade do Norte (CHN)

Klub pacientd mnohoc¢etny myelom (KPMM)
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Zhrnutie

Tato Sprava bola vytvorena so zamerom zosumarizovat’ mnozstvo komplexnych problémov,
ktorym cCelia pacienti s myelomom. Kazda kapitola prinaSa argumenty podporujuce
najdélezitejSie odporucania Spravy, ktoré moézu sluzit ako podklad pre pacientske organizacie
pri presadzovani zmien potrebnych v jednotlivych krajinach, ako aj v celej Eurépe na zlepSenie
perspektivy pri myeldome.

Vyzva menom myelém

Myeldm je zriedkavy typ rakoviny vyvierajuci z plazmatickych buniek, ktoré sa nachadzaju v
kostnej dreni. Siroka expertna skupina Orphanet Europet presadzuje nazor, Ze tato choroba
postihuje menej ako 2 osoby z 10 000". Pre odliSnosti v zbere Statistickych udajov vSak méze
byt skuto¢né Cislo omnoho vySsie. Liecba myeldmu za ostatnych pat rokov zaznamenala velky
progres, vacsina najnovsich liekov v3ak nie je v ramci Eurdpy rovnako dostupnych.
Pacienti s myeldomom zazivaju kostnu bolest, anémiu a Unavu, maju zvySené riziko infekcie,
Celia naro¢nej emocnej skuske. V priebehu pomerne kratkeho ¢asu musia prijat’ vela
rozhodnuti tykajucich sa lieCby. Niektori m6zu pozadovat najagresivnejSiu lieCbu bojujucu s
myeldmom, ini sa rozhodnu pre miernejSiu lieCbu a zachovanie lepSej kvality Zivota. Je preto
velmi doleZité, aby bola zdravotna starostlivost’ pacientom poskytovana adresne s ohfadom na
ich individualne potreby.
Pacientova cesta myelomom prinaSa opakujuce sa vyzvy:
+ V¢&asna diagndéza je kluCova — iba malokedy sa vSak podari, kedZe lekari prvého kontaktu
zriedka narazia na myelém. Mnoho pacientov ¢aka na spravnu diagnézu az dva roky.
« Typicky priebeh zahffia viacero cyklov lie€by, striedanie obdobi remisie a relapsu, trvalu
neistotu a uzkost
» Univerzalny pristup k najnovsej lieCbe je idealom, realita je taka, Ze najma vo Vychodne;j
Eurdpe nie su nové lieky dostupné kvoli prisnym finanénym obmedzeniam. Tieto mézu
dokonca branit v pristupe k liekom schvalenym Eurdpskou liekovou agenturou (EMA),
ktoré maju byt rovnako dostupné vo vetkych &lenskych $tatoch EU. Pacienti zo $tatov,
ktoré nie su &lenmi EU nemézu ani vyuzivat pravidlo EU, podla ktorého ma ob&an
jedného Clenského Statu narok na uhradu lieCby v inom ¢lenskom State
* Mnoho pacientov, nema nijaki moznost participacie na klinickych Studiach, ktoré by im
mohli ponuknut lepSiu lie€bu so znesitelnejSimi vedlajSimi ucinkami
« Dobra kvalita zivota — ciel vacsiny pacientov — sa odvija od optimalnej ulavy od bolesti,
zvladania unavy a lie€by prinasajucej dlhSiu remisiu
* Mnoho liekov ma velmi neprijemné vedlajSie ucinky, ktoré znizuju kvalitu Zivota a Casto
nutia pacientov vzdat sa ucinnej lieCby este pred dosiahnutim optimalnych vysledkov.
Myelémové bunky si tiez buduju odolnost. Oba faktory spdsobuju, Ze su neustale
potrebné nové moznosti lieCby
» Psychologicka a emocna podpora by mala byt su€astou lie€by, no pacienti z celej Eurépy
uvadzaju, ze tomu tak nie je. Podpora je obzvlast délezita vtedy, ked sa myelom vracia
hoci reagoval na predchadzajucu lieCbu (relaps) alebo ked myeldom odolava
predchadzajucej alebo prebiehajucej lieCbe (refraktérny myeldom)
+ Paliativna starostlivost je dblezitou sucastou lieCby a starostlivosti a mala by byt k
dispozicii uz od stanovenia diagndzy, nie az v poslednych dfioch Zivota

f Orphanet je internetovy portal venovany zriedkavym chorobam a ich liecbe. Je dostupny na www.orpha.net.
Pozn. prekladatelky
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« Pocas poslednych dni Zivota potrebuju pacienti najma ucinnu ulavu od bolesti a citliva
emocnu podporu pre seba a svoje rodiny

Vyznamné bariéry lepsej lieCby a starostlivosti

VysSie spomenuté problémy, rovnako ako ekonomické obmedzenia, regionalne rozdiely a
nedostatok jednotnych Standardov diagnostiky a liecby, limituju dostupnost’ optimalnej lieCby a
starostlivosti. Vyznamnou bariérou je neadekvatna transpozicia relevantnej legislativy EU,
ktorej prikladom je odli$na implementacia smernice EU o cezhrani¢nej zdravotnej
starostlivosti, znevyhodrujuca pacientov s obomedzenymi finanénymi zdrojmi.

Velmi délezita je aj efektivna komunikacia medzi lekarom a pacientom, v ramci ktorej sa lekar
a pacient dohodnu na realistickych, kratkodobych cieloch, ktoré potom priebeZzne
prehodnocuju, beruc stale do iUvahy emocny stres spojeny s chorobou. Na zacliatku potrebuje
pacient predovSetkym informacie, tie vSak musia byt primerané a spravne nacasované prave
pre konkrétneho jednotlivca. Nacvik komunikacnych zru€nosti nie je su€astou vzdelavania na
lekarskych fakultach, preto sa schopnosti jednotlivych lekarov v tomto smere liSia. Bolo by
velmi prospesné, ak by bol v eurdpskych krajinach takyto tréning sucastou celozivotného
vzdelavania. V idealnom pripade by nacvik komunikacnych zru€nosti mohol byt priamo
sucastou vyucby na zdravotnickych Skolach.

Pacienti potrebuju posilnit svoju poziciu, nadobudnut vedomosti a sebaistotu potrebnu pri
hladani druhého nazoru alebo ziadani o presunutie na Specializované pracovisko. Myelém je v
ramci prvého kontaktu velmi zriedkavy, preto je déleZité, aby sa pacienti dostali ku vSetkym
informaciam a mali podporu pacientskych organizacii a mohli tak zohravat aktivnu ulohu pri
zvladani svojho myelomu. Tradi¢nejSia kultura, v ktorej maju pacienti tendenciu akceptovat
lekarov nazor bez pytania, je zrejme jednym z dévodov, pre ktoré sa v novych €lenskych
krajinach EU objavuje menej novych pripadov myelému.

Uloha pacientov vo vyskume

Pacienti by mali byt informovani o aktualnych klinickych Studiach a mali by mat’ moznost
participovat’ na Studiach, ktoré su pre nich vhodné.

PokraCovanie vo vyskume myelomu je velmi potrebné, najma pre obmedzeny ¢asovy ramec,
v ktorom sa pacienti pohybuju. DIhodobé preZitie sa obmedzuje na malé mnozstvo zvyCajne
mladSich pacientov. Prenesenie pozitivnych vysledkov vyskumu myeldmu do klinickej praxe je
dolezité aj pre minimalizaciu vedlajsich ucinkov. Vyskum je v3ak stale velmi rozdrobeny, preto
je potrebna vacsia koordinacia, ktora zabrani duplicite a umozni rychlejSie napredovanie.
Velmi uzitoénym by mohlo byt va¢sie sustredenie na potreby pacientov, napriklad na ur€enie
alternativ ku su€asnym liekom s najhorsimi vedlajSimi u¢inkami.

V dnesnych ¢asoch ekonomickych obmedzeni, pacientske organizacie mozu byt napomocné
pri dosahovani optimalneho stavu tym, Ze definuju priority a ciele a vytvoria tlak na adekvatne,
prednostné financovanie vyskumnych projektov sukromnym a verejnym sektorom.

Mohli by tiez upozorfiovat’ Statne organy na najslubnejSie vysledky klinickych studii, ktoré by
tak mohli byt rychlejSie zapracované do lieCebnych Standardov, ktorych je mnoho a v ramci
Eurdpy sa lisia.

Pacienti a ich zastupcovia by tiez mohli byt cennym prinosom k praci etickych komisii a k
tvorbe protokolov pre klinické Studie a proceduram schvalovania liekov pre trh.
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Plany boja proti myelému v Eurépe

Vaésina ¢lenskych $tatov EU ma narodny program boja proti rakovine. EU tiez odporuga
Elenskym statom vytvorit v roku 2013 narodny plan boja proti zriedkavym chorobam (ktorou je
aj myeloém). Clenské $taty maju podporovat narodné a regionalne expertné pracoviska a
referencné siete a zlepsit tak vSeobecnu dostupnost’ diagndzy a kvalitnej zdravotne;j
starostlivosti pre v8etkych pacientov, ktorych zdravotny stav si vyzaduje osobitnu koncentraciu
finanénych prostriedkov alebo expertnych vedomosti. Tento ciel bol posilneny smernicou EU o
prave pacientov na cezhraniénu zdravotnu starostlivost. EU tiez odporucila zlepSenie pristupu
k liekom na zriedkavé ochorenia a podporu vyskumu tychto liekov a zriedkavych chorob.

Klinické smernice pre diagnostikovanie, lieCbu a zvladanie choréb su zalozené na najnovsich
poznatkoch. V praxi sa v8ak €asto liSia kvoli zriedkavému vyskytu myelému a rozdielmi medzi
réznymi odporucaniami. Vytvorenie jednotnych eurdpskych Standardov by pacientom s
myeldmom umoznilo rovnaky pristup ku kvalitnej starostlivosti v celej Eurdpe.

Dalgimi cielmi, z ktorych by mali pacienti s myelémom GZitok, st podpora medicinskeho
vzdelavania a informovanosti o myelome, takze vSeobecni lekari postrehnu, Ze ide o
zriedkavu diagnézu myeldmu, a SirSie moznosti pre pacientov zu€astfiovat’ sa na praci
etickych a regulacnych komisii v oblasti vyskumu a schvalovania liekov pre trh.

Zakladny ramec pre zlep$enie pristupu v EU uz mame. Potrebujeme, aby organizacie
zdruzujuce pacientov v celej Eurépe zvySovali povedomie o myeldme medzi kompetentnymi
Statnymi organmi a zdravotnickymi pracovnikmi.

Ulohy pacientskej advokacie

Pacientske organizacie uz maju za sebou kus prace v oblasti pomoci pacientom, zvySovania
ich informovanosti a obhajovani ich zaujmov. Limity, ktorym Celia v su€asnosti, pramenia zo
zvySovania oCakavani pacientov na strane jednej a ekonomickych Skrtov su¢asnosti na strane
druhej, ako aj z nutnosti, aby ich dobrovolnicka praca dosahovala profesionalnu uroveri.
Musia sa sustredit na zvySovanie vedomosti svojich zamestnancov a dobrovolnikov, Skolit ich
v presadzovani zaujmov pacientov, aby sa stali profesionalnejSimi. Medzi pacientskymi
organizaciami a ostatnymi subjektami u€astnymi na lieCbe myelému, od vedeckych
spolocnosti, cez vlady az po farmaceuticky priemysel, by malo byt vybudované kvalitnejSie
strategické partnerstvo.

MPE, podporovana svojimi ¢lenskymi organizaciami z celej Eurépy a dalSimi subjektami,
pracuje na presadzovani odporuc¢ani tejto Spravy. Nasim ciefom je poskytnut “myelémove;j
komunite” vSetky zdroje informacii potrebnych na zabezpecenie efektivnejSej implementacie
zaujmov pacientov a zvySovanie miery ucasti pacientov na tvorbe rozhodnuti tykajucich sa
myelomu.
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Metodoldgia

Informacie v tejto Sprave boli skompilované z reSersi literatury a iniciativ Statnych organoy,
zdravotnickych pracovnikov a pacientskych organizacii, doplnenych sériami rozhovorov s
pacientami trpiacimi myeléomom.

Sprava neprinasa porovnanie jednotlivych krajin a neobsahuje vy€erpavajuci prehlad nazorov
pacientov. Je mienena ako vychodiskovy bod buducej prace MPE a jej Clenov.

Sprava bola pripravena za pomoci Vydavatelskej skupiny MPE a SirSej poradnej rady zlozenej
zo Specialistov rozli€nych odborov, vyskumnych pracovnikov, pacientov a ich zastupcov.

Zavery tejto Spravy su preto informacne bohaté a vSeobecne akceptované.
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1. O myelome




Myelom a potreby pacientov

1. O myelome

Myelédm — zriedkava forma rakoviny kostnej drene — je medzi verejnostou pomerne malo
znama. VSeobecny lekar sa pocas svojej praxe pravdepodobne stretne s najviac dvomi
pripadmi myeldmu. Tato kapitola skima povahu tejto zriedkavej rakoviny, €o ju spdsobuje, a
ako sa lie€i. Najma sa vSak venuje vSetkym komplexnym fyzickym a emo€nym vplyvom
myeldmu na pacienta — a aka lieCba, podpora a iné aktivity by mu najviac pomohli vyrovnat' sa
s tymto zniCujucim ochorenim.

NajdolezitejSie informacie
* Neexistuje liek, ktory by myelém vyliecil
» Cielom liecby je zabranit rozvoju choroby, navodit remisiu a zlepSit' kvalitu Zivota

» Je to vefmi individualna rakovina, komplikacie a reakcie na lie€Cbu sa velmi liSia od
pacienta k pacientovi, a preto sa myeldm tazko liec€i

» Efektivne zvladanie myeldmu si vyzaduje spolupracu odbornikov viacerych
Specializacii

* Diagnéza a lieCba kladie pred pacientov vazne emoc¢né vyzvy

» Liecba sa za ostatnych pat az desat rokov dramaticky zlepSila, vyhliadky pacientov
vSak zostavaju skromné — eSte je potrebné vela urobit

* Naklady na lieCbu myeldomu sa v ostatnych desiatich rokoch dramaticky zvysSili a
tento trend bude pravdepodobne pokratovat

Co je myeléom?

Myelom, tiez znamy ako mnohopodetny myeldm, je druh rakoviny kostnej drene, vyvierajuci z
plazmatickych buniek, ktoré sa normalne nachadzaju v kostnej dreni. Plazmatické bunky su
sucastou imunitného systému.

Normalne plazmatické bunky vytvaraju protilatky (tiez nazyvané imunoglobuliny), ktoré
pomahaju bojovat’ s infekciou. Pri myelédme abnormalne plazmatické bunky vypustaju iba
jeden typ protilatky, nazyvany paraprotein alebo M-protein, ktory nema nijaky uzitok. Meranie
hodnoty tohto paraproteinu ¢asto umozni diagnostikovanie a monitorovavanie myelému.

Kostna dren je “Spongiovita“ hmota, ktora sa nachadza v strede vacSich kosti tela. Je
domovom plazmatickych buniek a centrom tvorby krvnych buniek (€ervenych krviniek, bielych
krviniek a dosticiek).

Pri myeléme je DNA plazmatickych buniek poSkodena, ¢im sa stava malignou alebo
rakovinotvornou. Tieto abnormalne plazmatické bunky sa volaju myelémové bunky. Na rozdiel
od mnohych inych druhov rakoviny, myeldom nema formu hrc¢ky alebo nadoru. Namiesto toho
sa myeldmové bunky vytvaraju a Siria v ramci kostnej drene.

Myelédm ovplyviiuje mnoho miest v tele, kde je kostna dren u dospelého normalne aktivna, t.].
v kostiach chrbta, lebky, panvy, rebier a v oblastiach okolo pliec a bokov. Konce tela - dlane,
chodidla a spodna Cast ruk a néh zvy€ajne nie su zasiahnuté a ich funkénost zostava
spravidla Uplne zachovana.

Vacsina medicinskych problémov spojenych s myeldmom je spésobena tvorbou myelémovych
buniek v kostnej dreni a pritomnostou paraproteinu v krvi alebo v mog¢i. Castymi tazkostami
su bolesti kosti, zlomeniny kosti, unava (spdsobena anémiou), opakované alebo pretrvavajuce
infekcie (najma infekcie hrudnika a moCového mechura), posSkodenie obliCiek a hyperkalcémia
(zvySenie hladiny kalcia v krvi).
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U niektorych ludi sa myelom vyvinie po tom, ako boli diagnostikovani na MGUS (Monoklonalnu
gamapatiu nejasného vyznamu). Tento pojem oznacuje stav zvySeného abnormalneho proteinu
charakteristického pre myelom (paraproteinu), ale bez pritomnosti ostatnych znakov myelému
(menej ako 10% plazmatickych buniek v kostnej dreni bez znakov myelémovej choroby kosti).
Pri MGUS je hodnota M-proteinu nizSia ako 30g/L.

Riziko prechodu MGUS do aktivheho myelému je velmi nizke, Sanca je iba 1% za kazZdy rok
trvania tohto stavu. Dokonca aj vtedy, ked su myelémové bunky na vysSej hodnote ako 10-30%
z kostnej drene a hladina M-proteinu presahuje 30g/L, rychlost rastu méze byt velmi mala a
bez symptdmov. Takyto stav sa oznacuje ako tlejuci myelom.

Tak MGUS, ako aj tlejuci myeldm sa mézu po€as mnohych rokov vyvijat velmi pomaly a
nevyzadovat nijaku aktivnu lieCbu. Je velmi délezité stanovit spravnu diagnézu, odlisit MGUS a
tlejuci myeldm od aktivneho alebo symptomatického myelomu, ktory je potrebné liecit.

Velmi mala ¢ast’ pacientov s myeléomom (1 - 4%) progreduje do plazmocelularnej leukémie,

vyznacujucej sa vysokymi hodnotami plazmatickych buniek cirkulujucich v krvi? a kratSou dobou
prezitia.

Struéné fakty o myeléme

* Myeldm je zriedkavy, predstavuje zhruba 1% vSetkych rakovin

e Trpi nim viac ako 84 000 fudi v Eurépe

* Ide o druh rakoviny kostnej drene prameniaci z plazmatickych buniek v kostnej dreni

» Zasahuje mnoho Casti tela kde je kostna drer aktivna

+ Castejsie sa vyskytuje u ludi afrického pévodu

* Postihuje viac muzov ako zZien

* Obvykle nim trpia ludia starSi ako 60 rokov

* Byva nazyvany aj “neznama rakovina“, pretoze nepozname dévod jeho vzniku

* NajCastejSimi symptomami a vedlajSimi u€inkami su bolest’ kosti, zlomeniny kosti,
Unava, opakované alebo pretrvavajuce infekcie, poSkodenie obliCiek a
hyperkalcémia

+ Stvrtina pacientov, ktorym diagnostikuji myelém, zomrie v priebehu jedného roka
*  Myelédm vzdy zrelabuje — nie je vylieCitelny
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Co spodsobuje myelém?
Za pri¢inu myeldmu byva oznaCovana kombinacia genetickych faktorov a faktorov prostredia.
Napriek velkému poctu Studii venovanych najdeniu moznej pri€iny vzniku myeldmu, Ziadna
takato pri€ina nebola preukazatelne zistena. Faktormi, u ktorych sa naj¢astejSie predpoklada,
Ze by mohli viest' k vzniku myeldomu su:
« Starnutie. KedZe myelom je beznejsi v neskorSich Stadiach zivota, panuje nazor, ze s
vekom sa moze zvysit citlivost a klesat' efektivna funkcia imunity alebo ze myelém
prameni z celoZivotnej akumulacie toxinov alebo antigénnych faktorov

+ Vystavenie niektorym chemikaliam, radiacii a oslabeny imunitny systém. Je
pravdepodobné, Ze myeldm sa vyvinie, ked je citlivy jedinec vystaveny jednému alebo
viacerym takymto potencialne spustacim faktorom

* Obezita a nadvaha taktiez mézu zvySovat riziko, na takyto zaver je vSak potrebny dalSi
vyskum

* Genetika. Zriedkavo sa stava, Ze sa v jednej rodine vyskytne viacero pripadov myelému.
Pravdepodobnost, Ze k tomu dbjde, je vefmi nizka, v su€asnosti ani nie su k dispozicii
nijaké testy umoznujuce merat’ geneticku predispoziciu na myelom. Ak sa aj myelom
vyskytne v jednej rodine viac ako raz, méze to byt skér spdsobené faktormi prostredia

Ako myeldm ovplyviuje zivot pacientov?

Myelédm je komplexnou rakovinou, ktora postihuje pacienta tak fyzicky, ako aj emocne.
Nasledujuci zoznam obsahuje najCastejSie (nie vSak vsetky) fyzické a emocné dbsledky
myelému.
Fyzické:
+ Unava. Je oby¢ajne spésobena anémiou. Unava vedie k obmedzeniu nezavislosti,
znizeniu pracovnej spdsobilosti a finanénym problémom.
* Bolest’
* Zlomeniny
* Problémy s mobilitou
* Neplodnost’. Tu mézu ako problém pocitovat mladSi pacienti, najma v su¢asnosti, ked
nové liecby vedia predIzit Zivot na viac ako pat rokov
* Riziko infekcie. Neustala potreba znizit kazdodenné riziko infekcie kvoli oslabenému
imunitnému systému Casto sposobuje taZkosti s udrziavanim aktivneho spolo¢enského
Zivota
Emocné/Psychologické:
+ Uzkost a depresia. Pocit stigmy, pocit izolacie a strach z mozného relapsu prispievaju k
uzkosti a depresii
* Prehlbovany emoény dopad. Okrem toho, Ze myeldm je nevylie€itelny, je aj velmi
zriedkavy a oznacovany za “neznamu” rakovinu, ¢o prehlbuje emo&né bremeno
* Pokles libida. Niektoré druhy lieCby maju negativny vplyv na sexualne zdravie a libido.
Tieto problémy su v komunikacii medzi pacientom a lekarom Casto prehliadané, no mézu
prispievat k depresii.
Pocit vylucenia a strata sebadévery:
+ Moze dojst’ k strate priatelov, ak nie su schopni porozumiet pacientovej situacii
e Strata vlasov po chemoterapii zvyraznuje pocit vylu€enia
+ Zivot s vedomim melému nezriedka prina3a pocit osobnej straty — dasu a prileZitosti
* V3etky tieto faktory prispievaju k strate sebadévery
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Pribeh Judy — Dopad myelomu

Ked bola Judy stanovena diagn6za, mala 33 rokov, dve malé deti a pracovala na plny
uvazok ako investicna maklérka. Bola zvyknuta vela pracovat, no zac€ala trpiet Castymi
infekciami. Krvné testy a biopsia kostnej drene odhalili tlejuci myelém.

Odisla z prace a bola pod dohfadom odbornikov. Po piatich rokoch zacali mat’ lekari strach,
Ze stupajuce hodnoty paraproteinu a nizky hemoglobin m6ézu znamenat prechod do
aktivneho myelomu, o negativne ovplyvni kvalitu Judinho Zivota. Judy sa na svoju ziadost
podrobila transplantacii kmenovych buniek a dostala sa do dobrej Ciasto€nej remisie.

Paraprotein sa za€al opat zvySovat po Styroch rokoch od transplantacie, Judy v8ak
pomerne dobre zareagovala na liecbu. Po dalSom roku a pol zacala citit’ bolest' v boku,
ktora sa v nasledujucich mesiacoch zintenzivnila. Na MRI bolo vidiet, Zze kost bola
signifikantne zasiahnuta myelémom. Druha Uspesna transplantacia Judy umoznila viest
do znac¢nej miery pohodovy zivot. Hlavnym problémom je jej imunitny systém, ktory bol
zasiahnuty myelémom a po lie€be sa zhorsil. Judy musi byt velmi opatrna, vyhybat sa
cestovaniu lietadlom a navStevovaniu zaludnenych priestranstiev, rizikovych z hladiska
infekcie.

Myelém a jeho lieCba znamenaiju tiez obrovski mentalnu a emoénu zataz. ,Je to ako zit
po vacsinu ¢asu na okraiji priepasti. Aj pre optimistu méze byt dost’ Unavné nevediet, kedy
pride dalSi relaps, a Ci potrebné lieky budu vo vasej krajine dostupné. Pri niektorych
druhoch rakoviny ste po piatich rokoch povazovany za vylie€eného, s myelomom je to
naopak - viete, ze vzdy zrelabuje.“ Judy tiez hovori, Ze ma pocit viny pre Uzkost, ktoru jej
choroba vyvolala v rodine. Vie, ze mala Stastie, Ze jej choroba bola diagnostikovana tak
rychlo, no na druhej strane zazivala dihé obdobie neistoty s tlejucim nelie€enym
myelémom. Je rada, ze ma dobry pristup k informaciam a pomoci. Citi vSak, ze iba malo
lekarov Uplne chape, aka lie€ba by bola najlepsia pre jednotlivych pacientov, nie vzdy beru
do uvahy, ktory pacient je vysoko a ktory nizko rizikovy, alebo & sa mu minaju moznosti
lieCby. Tiez si mysli, ze kazdé centrum kde sa lie€ia pacienti s myeldGmom, by im malo byt
schopné poskytnut informaciu o moznostiach participacie na klinickych studiach.

Judy Dewinter,
Pacientka s myelémom, Vel'ka Britania

Jeto-akozit po-valsinuw Casw nav okrayv
priepasti. A pre optimistu moze bt dost’ unavné
nevediet, kedy pride dalit relapy a Ci potirebné
lieky budiv vo-vasej krajine dostupné. Judy
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Dostane to mnoho Fudi?

Myeldm je relativne zriedkava rakovina:

» Myeldm je vzacny:, predstavuje zhruba 1% vSetkych rakovin u belochové a 15%

vSetkych krvnych rakovin’

« Je druhou naj€astejSou krvnou rakovinou po non-Hodginovom lymféme

* Myeldm je CastejSi u osbb afrického povodu a menej Casty u Aziatov®?

« Zasahuje viac muzov ako Zeny a spravidla postihuje ludi starSich ako 60 rokov
V roku 2008 bolo v 27 Statoch Europskej unie cca 73 000 pacientov s myelémom, v celej
Europe viac ako 84 000S. Presny pocet pacientov s myelomom méze byt vacsi, kedze tieto
Cisla zahffiaju iba pacientov, ktori Ziju s diagnézou aspon pat rokov. Iba v samotnom roku
2008 bolo diagnostikovanych skoro 37 000 novych pacientov®.
Ak porovname celu Eurdpu, vacsi pocet pacientov s myeldmom je v Zapadnej Eurépe ako vo
Vychodnej Eurdpe. Toto zistenie vSak moze byt CiastoCne aj dosledkom horsej diagnostiky
alebo odliSnych metdd zberu udajov.

Vyskyt v obdobi 5 rokov na vzorke 100 000 ludi*

<73 Mo<111 MW <139 W <189 W <307

Zdroj: Medzinarodna agentura pre vyskum rakoviny : Globocan 2008°

* pocet novych pripadov za rok vynasobeny pravdepodobnostou prezitia 5 rokov

+ Zriedkava choroba je definovana ako choroba postihujica nie viac ako 5 z 10 000 [udi (podla definicie Europskeho
akéného programu pre zriedkavé choroby 1999-2003), v inych oblastiach sveta sa mézu definicie mierne liSit.

§ Odvodené z ostatného vyskumu pacientov prezivajucich 5 rokov Globocan 2008, Medzinarodna agentura pre vyskum
rakoviny. Udaje z celej Eurdpy zahfiaju 27 $tatov EU plus Bielorusko, Chorvatsko, Moldavsko, Rusku federaciu,
Ukrajinu, Island, Nérsko, Albansko, Bosnu a Hercegovinu, Macedénsko, Ciernu horu, Srbsko a Svajgiarsko.
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Niektoré z krajin EU maju bud vassi vyskyt pacientov s myelémom alebo vedia myelém
efektivnejsie diagnostikovat. Poget novych pripadov sa medzi 27 krajinami EU lisi viac ako
trojnasobne.

Vyskyt myelému v EU-27, 2008: Nové pripady na 100 000 obyvatelov
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Zdroje: Medzinarodna agentura pre vyskum rakoviny: Globocan 2008/ Odhad svetovej populacie OSN 2008°

Aj tak su v tychto krajinach najvyssie hodnoty prezivSich po piatich rokoch 4,5 nasobne
vacsie ako hodnoty najhorsie.

Vyskyt myelému v EU-27, 2008: pocet pacientov preZivsich 5 rokov na 100 000 obyvatelov
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Zdroje: Medzinarodna agentura pre vyskum rakoviny: Globocan 2008/ Odhad svetovej populacie OSN 200810

Vyskyt myeldmu a miera prezitia po piatich rokoch su najvysSie v Luxembursku, Taliansku,

ukazovateloch vo vychodoeurdpskych Elenskych Statoch.

Iné zdroje uvadzaju, ze prezitie viac ako pat rokov dosahuje v eurdpskych krajinach od 23,1%
po 46,7% pacientov s myeldmom3. VSetky takéto zavery vSak treba pouzivat opatrne, kedze
mobzu byt ovplyvnené odliSnymi metddami spracovania udajov. Je pravdepodobné, ze v
krajinach s velkym vyskytom myelému su niektori pacienti s MGUS diagnostikovani na
myelém, €o by vysvetlilo aj vysoké hodnoty v preziti a naopak, nizky vyskyt méze znamenat,
ze pacienti neboli diagnostikovani.
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V eurépskych krajinach, ktoré nie st (alebo este nie si**) &lenmi EU mozno vybadat niektoré
charakteristiky:

Vyskyt myeldmu v neélenskych $tatoch EU, 2008: Nové pripady na 100 000 obyvatelov
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Zdroje: Medzinarodna agentura pre vyskum rakoviny : Globocan 2008°% Odhad svetovej populacie OSN 2008°

S vynimkou Nérska, Islandu, Svajgiarska a Chorvatska je v nich vyskyt vyrazne niz$i ako
vo vadsine krajin EU

vyskytu v neclenskom $tate EU (Nérsko) a 13% v &lenskom $tate EU

Porovnanie oboch skupin Udajov naznacuje, ze vyznamne nizsi poCet diagnostikovanych
pripadov je vo vaésine nedlenskych $tatov EU a vo vychodoeurépskych &lenskych $tatoch
EU (s vynimkou Slovinska)

Hodnoty 5-ro&ného prezitia v Islande, Nérsku, Svajgiarsku a Chorvatsku st vyrazne lepsie
ako v inych neélenskych $tatoch EU a pre vaési podet vyskytu tieto Styri krajiny konkuruju
zapadoeurdpskym krajinam EU s lepsimi vysledkami

Pokial ide o dalSie eurdpske krajiny, vyskyt myelomu napr. v Turecku je 7,1/100 000 muzov a
4,5/ 100 000 zien. Tieto udaje vSak nie su oficialne a mali by byt interpretované opatrnett.
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Vyskyt myelému v neélenskych $tatoch EU, 2008:
Pocet pacientov prezivsich 5 rokov na 100 000 obyvatelov
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Zdroje: Medzinarodna agentura pre vyskum rakoviny : Globocan 2008% Odhad svetovej populacie OSN 20080

**\/ gase vyhotovenia Spravy — Chorvatsko sa stalo &lenom EU 1. jula 2013.
Tt KANKO - Koalicia zaoberajlca sa rakovinou v Turecku
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Ako sa myeléom lie€i?

Napriek tomu, Zze myelém nemozno vyliecit, vo velkej vacsine pripadov ho mozno liecit.
LieCebné moznosti zaznamenali v ostatnych desiatich rokoch velky pokrok. V su€asnosti je
dostupna Siroka Skala liekov a ich kombinacii, pricom presny lieCebny plan by mal byt
navrhnuty individualne pre kazdého pacienta.

Ciele liecby

Po stanoveni diagnézy nastupuje uvodna lieCba, zamerana na znizenie poctu myeldomovych
buniek, zmiernenie symptémov a komplikacii, prediZenie Zivota pacienta a zlep$enie jeho
kvality”. Po obdobi remisie prichadza v mnohych pripadoch relaps a lieCbu je potrebné obnovit
s novymi liekmi. Pacienti Casto zazivaju striedanie obdobia remisie s relapsom. Napokon uz
nie je dostupna ziadna lieCba, ktora by zastavila postup rakoviny.

Lie€ba myelému

» Volba lie€by zavisi od:
Stadia a rizikovosti myelému
Zdravotného stavu konkrétneho pacienta a jeho individualnych preferencii
Rovnovahy medzi prospechom, ktory mozno ziskat’ z lie€by a jej vedlajsich u€inkov
PrediZenia Zivota
Dosiahnutia ¢o najlepSej kvality zivota pacienta

O O O o o o©

Logistickej naro¢nosti dostupnej lieCby

+ Liecba a zvladanie myelomu su komplikované a vyzaduju si spolupracu odbornikov
réznych medicinskych odvetvi, vratane ortopéda, neuroléga, nefroléga a algezioléga

* To, ¢o je vhodné pre jedného pacienta, nemusi byt vhodné pre druhého

* Vyber lieCby sa odvija aj od smernic klinickej lieCby vydanych narodnymi zdravotnickymi
organmi alebo organizaciami a zodpoveda pravnemu ramcu vytvaraného EMA a
pravidlami financovania lie€by vydanymi prisluSnymi Statnymi organmi

* Mnohorakost Standardov lieCby a r6zna dostupnost liekov spésobuju vyznamné rozdiely
v lieCbe v ramci Eurdpy

Dostupna lie€ba

Pacienti s diagnézou myeldm su lie€eni v zavislosti od povahy a Stadia choroby, veku,
zdravotného stavu a svojich preferencii. Pacienti s diagndzou MGUS a tlejuci myeléom
nepotrebuju lieCbu. Vo vSeobecnosti plati, Ze mladSi a/alebo celkovo zdravsi pacienti najprv
dostanu kombinovanu liecbu, po ktorej nasleduje intenzivna lieCba, pozostavajuca z vysokych
davok chemoterapie, ktora ma znicit myelémové bunky. Nadvazuje podanie zdravych
kmeriovych buniek prostrednictvom transplantacie kmenovych buniek, vlastnych alebo od
vhodného darcu.

Starsi pacienti (70 rokov a viac) a/alebo pacienti v celkovo horSom stave, alebo pacienti, ktori
by horSie zvladali vedfajSie uc€inky intenzivnej lie€by, budu lie€eni podobnou kombinaciou
liekov (spravidla v inych davkach), avSak bez vysokych davok chemoterapie a bez
transplantacie kmenovych buniek.

Typicka kombinacia liekov bude pravdepodobne obsahovat

« Chemoterapiu, ktord maximalne redukuje myelémové bunky (cyklofosfamid, melphalan
alebo doxorubicin)

« Steroid na potlacenie zapalu (dexametazon alebo prednisolon)
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* Novsie anti-myeldomové liecby obsahujuce thalidomid (Thalidomide Celgene®),
lenalidomid (Revlimid®) a bortezomib (Velcade®). Tie mézu zlepsit u€inok chemoterapie
a branit’ prezitiu myeldmovych buniek

» Lieky proti bolesti, ak su potrebné, zvy€ajne nesteroidné protizapalové lieky (NSAIDy)
alebo v neskorSich stadiach morfin

Radioterapia je niekedy prvou lieCbou Specifickych oblasti poSkodenych myelémom, kedze
prinasa ulavu od bolesti rychlejSie ako chemoterapia alebo lieky proti bolesti. Ni¢i myelomové
bunky, ale zaroven aj zdravé plazmatické bunky, takze sa pouziva iba na lieCbu malych oblasti
spdsobujucich velké tazkosti'2.

Zaroven s lie€bou samotného myeldomu, je dblezité aj branit myeldmu spbsobit’ dalSie Skody
na kostiach. Sluzi na to bisfosfonatova lie¢ba — zoledronova kyselina (Zometa®) pamidronat
(Aredia®) alebo klodronat (Bonefos®, Loron®).

Reakcia na liecbu

AK je lieCba uspesna, pocet myeldmovych buniek v kostnej dreni sa zredukuje na nizku
hodnotu umozfujucu regeneraciu kostnej drene. Ak je myeldom stabilny, hovorime, zZe je v
remisii’.

Postup lie€by sa zistuje pravidelnymi testami krvi a moc€u, merajucimi hodnotu paraproteinu,
ktora by sa pri lieCbe mala znizovat. Pacient by mal tiez pocitovat zmiernenie bolesti kosti,
anémie a celkové zlepSenie zdravia’.

Vyber dostupnej liecby

Odbornik na lieCbu myeldmu vyberie vhodnu lie€bu pre jednotlivého pacienta a jeho chorobu,
zvazujuc Uzitok a vedlajsie uginky lie¢by. Cielom je prediZit Zivot pacienta a zabezpeé&it mu o
najvyssiu moznu kvalitu. Pomahaju pri tom Specialisti s dalSich medicinskych odvetvi,
predovSetkym ortopéd, neurolég a nefrolog, ktori sleduju a lieGia mnohé komplikacie a
symptémy myeldmu.

LieCba myelému kladie pred lekarov a pacienta zlozité volby pri vybere liekov, trvani lieCby,
sledovania pacienta a vybere spravnej podpornej starostlivosti. Volba spravna pre jedného
pacienta nemusi vyhovovat druhému, ktory ma iné osobné preferencie, vek, genetiku, celkovy
zdravotny stav a dalSie faktory.

Standardy klinickej liecby

Vyber optimalnej lieCebnej stratégie mbéze byt podporeny aj z Standardami optimalnej lie€by a
starostlivosti o pacientov s myeldmom vydanymi prislusnymi Statnymi organmi alebo
zdravotnickymi organizaciami v tej ktorej krajine.

Odporucania v nich obsiahnuté je naozaj potrebné chapat ako odporucania — skér ako o
subor pravidiel ide o rady, ktoré vychadzaju z pravneho ramca vytvaraného Eurépskou
liekovou agenturou a Statnymi organmi danej krajiny, a v kontexte tohto pravneho ramca su aj
pouzivané.

Smernice v jednotlivych Statoch, napr. smernice vydané vo Velkej Britanii Myelomovym férom
Velkej Britanie a Britskou komisiou pre Standardy v hematologii alebo talianskou
Hematologickou spolo¢nostou, vychadzaju z liekov dostupnych a hradenych v danej
krajine'3141516.17 I USA maju vlastné Standardy819.20,

Sirsie koncipované smernice venované $pecifickym aspektom ma tiez Medzinarodna
pracovna skupina myeldmu, pdsobiaca v ramci Medzinarodnej myelomovej nadacie (IMF)?" a
Eurdpska spolo¢nost’ pre medicinsku onkolégiu?2.
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Klinické smernice odporuc¢aju postupy, ktoré najvacSmi preukazali svoju ucinnost alebo su
vysledkom konsenzu expertov. Ich ciefom je podporit a usmernit zdravotnickych pracovnikov,
nie vSak nahradit ich skusenosti a kvality?. V idealnom pripade by smernice mali obsahovat
najlepSie a najaktualnejsie odporucania o moznostiach lieCby, zaloZzené na aktualnych a
overenych vysledkoch vyskumu?*. Ich pouzivanie by uchovavalo profesionalnu autonémiu a
racionalizovalo narastajuce mnozstvo poznatkov do relativne jednoznaénych odporuc¢ani, ¢im
by zaroven lekarov chranili pred kritikou ¢i dokonca pripadnymi Zalobami?s.

Nie je vSak mozné pripravit odporucania pre vSetkych pacientov a vSetky mozZnosti lieCby, ani
nie je mozné zabranit tomu, aby mali niektori lekari za kazdych okolnosti vlastny nazor. V
praxi sa preto smernice nie vzdy dodrziavaju — mnohokrat uplne odévodnene.

Velky poCet smernic a rozdiely v dostupnosti konkrétnych liekov v jednotlivych krajinach vedu
k odliSnostiam v lieCbe a starostlivosti v ramci Europy.

Najnovsi pokrok vo vyskume

Mnohé nové poznatky o lie€be a zvladani myeldmu z poslednych niekolko rokov maiju
vyznamny dopad na spésob, akym je lieCeny. Vyskum prina3a stale nové lieky a moznosti
vyuzivania existujucich liekov lepSim a ucinnejSim spésobom. Liecba myelomu méze velmi
efektivne branit jeho rozvoju, kontrolovat symptomy a zlepSovat kvalitu zZivota.

Nové liecby umoznili dosiahnutie Uplnej reakcie™ (t. j. kontrolu myeldmu a stabilnu remisiu) u
vacsieho mnozZstva pacientov ako v minulosti. Myelém sa tak u niektorych pacientov stava
chronickym stavom.

Myelédm je velmi komplexnou a plynule sa vyvijajucou rakovinou. V jeho jadre sa nachadzaju
genetické zmeny, ktoré na seba navzajom pdsobia, spdsobujlc tak progres myelému, ktory sa
napokon stava odolnym na liebu. Studium genetickych modifikacii vyskytujucich sa pri
myeléme je zasadnym pre pochopenie biologickych a bunkovych zmien, ktoré vedu k
rakovine. NajdblezitejSim sa stalo rozpoznanie mnozstva genetickych zmien, ktoré ovplyviuju
pacientovu prognézu. Aktualny pokrok v cytogenetickych a fluorescenénych technolégiach a
génova profilacia v su€asnosti umoziuju detekciu tychto zmien. V nasledujucich 5 — 10 rokoch
zrejme budeme svedkami eskalacie tychto objavov a ich prenesenia do klinickych studii,
umoznujucim prispdsobenie lieCby jednotlivym pacientom.

Je lie€ba myeléomu draha?

V minulosti bola lieCba myeldmu v drvivej vacsine pripadov relativne lacna. Prichod novych
liekov vSak spdsobil dramaticky narast nakladov na lieCbu, a to nielen pokial ide o cenu tychto
liekov, ale aj nakladov na sp6sob, ktorym su aplikované.

Désledkom je, ze naklady na lieCbu myelému patria medzi najvySSie spomedzi vSetkych
rakovin®. Novsie lieky ako bortezomib (Velcade®) alebo lenalidomid (Revlimid®) stoja niekolko
tisic eur mesacne. Tieto naklady su neustale prisne prehodnocované, najma s ohfadom na to,
aku pridanu hodnotu prinasaju.
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Zhrnutie

Myelédm je velmi komplexna rakovina, ktorej eSte Uuplne nerozumieme. Dostupné lieCby moézu
priniest’ uspokojivy uZzitok. Plati to najma pre novsie lieky, ktoré zlepSuju ucinok chemoterapie.
Vyvijajuce sa genetické technoldgie su prisflubom do buducnosti. Stale je v3ak pravdou, Ze po
kolobehu remisie a relapsu nie je mozné vylieCit sa, takze pacienti zazivaju velku neistotu.

Kvoli vSetkym tymto okolnostiam je velmi délezité zaujat k pacientovi a jeho lieCbe holisticky
pristup — taky, ktory sa sustredi rovnako na Cloveka, ako na rakovinu.

Mikov pribeh — aj po 25 rokoch sa citim stale dobre

Ked mal Mika 20 rokov, oznamili mu, Zze mu zostavaju tri roky Zivota. Bolo to pred 25 rokmi
a teraz sa ma dobre, je Stastny a schopny robit temer vSetko ¢o chce (okrem hrania
basketbalu). Nedavno stretol svojho lekara, pre ktorého je stale najmladsim pacientom s
myelémom.

Ako mlady muz bol Mika vojakom finskej armady. Pri behu zac¢al pocitovat bolest v nohe.
Pri ch6dzi dolu po schodoch si zlomil stehennu kost. ,M6j zivot ani nezacal, ked mi lekar
povedal, Ze mam rakovinu.“ Zlomenina bola spésobena plazmocytémom. V tom ¢ase
(polovica 80-tych rokov) bolo velmi tazké ziskat informacie, kedZe neexistovali myelémove
organizacie alebo internet. Mika chodil na kurz pre pacientov s rakovinou, no ani tam sa o
svojej zriedkavej chorobe nedozvedel ni¢ konkrétne. Bolo prenho tazké klast otazky
lekarom a sestram.

Mika podstupil operaciu na odstranenie plazmocytému, po ktorej nasledovala radioterapia,
v roku 2000 sa koloto€ zopakoval. V roku 2008 dostaval chemoterapiu na myeléom a jeho
kmenové bunky boli zamrazené na transplantaciu, ktora vSak nakoniec nebola potrebna.
,Viem a dufam, ze jedného dfia mi transplantacia umozni zit dalej a je fajn vediet, ze moje
kmeriové bunky su k dispozicii a nebudem potrebovat darcu.“ Ma pocit, Ze lie€Cba myelému
vo Finsku je vyborna, chyba mu ale psychologicka podpora. Spolo¢enska a emoc¢na
pomoc a informacie ako zvladat kazdodenny zivot prichadzaju najma od dobrovolnickych
organizacii pre boj s rakovinou. Plan finskej vlady na rok 2011 vSak obsahoval aj
vytvorenie narodného centra pre rakovinu, ktoré bude pomahat organizaciam pacientov.

Mika zacal pracovat’ na plny Uvazok pre pacientsku organizaciu a sam seba povazuje za
Stastného ¢loveka. Ostatnym pacientom s myeldmom hovori: ,Ak o svojej chorobe viete

vela, velmi vam to poméze. LepSie pochopenie choroby méze poméct zvladat neistotu a
zmiernit nepodlozené obavy. Myslim, ze byt pozitivny je jedina cesta ako zit. Snazim sa

mat’ normalny Zivot, chodit do prace, byt' s mojou zenou a mojimi priatelmi.*

Mika Peltovaara
Pacient s myeldomom, Finsko

»Lepsie pochopenie chovoby mdzie pomdct gvladar
neistotw av gmiernit nepodlozené obavy.” Miko
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2. Odporucané postupy v lieCbe a starostlivosti o pacientov s
myeldmom — su dodrziavané?

Ludia s komplexnou rakovinou, akou je myelém, potrebuju Specificki pomoc od celého radu
réznych subjektov, tvoriacich spolu komplexny multi-disciplinarny tim. Tato kapitola prinasa
prehlad o tychto potrebach a o najvaésich nedostatkoch v ich napifiani v mnohych eurépskych
krajinach.

Dostupnost najlepSich Standardov starostlivosti limituju najma neskora diagnéza a obmedzeny
pristup k najnovsej lieCbe, dostatonym informaciam, klinickym Studiam a psychologickej
podpore, ako aj rozdiely vyplyvajuce z geografickej polohy, veku a spolocensko-ekonomickych
faktorov.

NajdodlezitejSie informacie
« Statistické udaje o dizke preZitia pacientov odrazaji mozné rozdiely v diagnostike,
lie€be a starostlivosti medzi europskymi krajinami
* NajvacsSimi bariérami optimalnej starostlivosti su:
neskora diagnéza
zly pristup ku schvalenej lieCbe
mrhanie zdrojmi
regionalne rozdiely

O O O O O

odlinosti v Uhrade nakladov na zdravotnu starostlivost

« StarSi pacienti su nachylnejsi na dalSie zdravotné problémy popri myeléme

* 5-rocné prezitie je CastejSie u mladSich pacientov

* Horsiu perspektivu maju najma fudia s niz§imi prijmami, niz8im vzdelanim,
perspektivu ovplyviuje aj to, v ktorej krajine pacient Zije

» Kultdrne tradicie v danom State tiez mézu mat’ vplyv na pristup pacientov k lie€be a
pomoci. Pre mnohych ludi je tazké klast otazky, a tym padom aj nachadzat
informacie o najnovsich liekoch, klinickych studiach a/alebo psychologickej podpore.

Co by mali pacienti oéakavat od lieéby a starostlivosti?

V tomto zozname sa nachadzaju najdélezitejSie (nie vSak nevyhnutne vsetky) predstavy
pacientov o tom, €o spoluvytvara najlepSiu starostlivost a lieCbu.

Najnovsia liecbha

Za ostatnych desat rokov doslo k vyznamnému pokroku v lie¢be myeldému. Dostupnymi sa
stali nové inhibitory proteazy, ako je carfilzomib a imunomodulatérne lieky, napriklad
pomalidomid. Tieto nové lieky slubuju vyrazne lepSie vysledky ako tradi¢na lieCba. Kedze
myelém relabuje a vracia sa, a zostava pritom nevyliecitelny, pacienti potrebuju mat’ pristup k
tym najlepSim liekom, aké im vie vyskum ponuknut.

Informacie

Uvodny $ok a otupenost z diagndézy mézu byt zmie$ané s hnevom (preco ja?), odmietanim
alebo ulavou, Ze dosial nevysvetlitelné symptomy, ktoré pacient pocitoval, maju svoj dévod.
Ako prvé potrebuje pacient informacie, ktoré by mali byt zrozumitelné (a teda nie prilis
odborné) a aktualne.
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Informacie tykajuce sa priamo konkrétneho jednotlivca a jeho konkrétneho myelému
pacientovi umoznfuju lepSie porozumiet svojej chorobe, zohravat informovanu ulohu pri
prijimani rozhodnuti o lieCbe a citit tak vacsiu kontrolu nad svojim stavom. Nie kazdy pacient
vSak chce vSetky dostupné informacie, dblezité je, aby mal tolko informacii, kolko potrebuje?s.

Zivot s myelémom — chcem o tom vediet’ vietko

Lverim, Ze je déleZité, aby novo diagnostikovanym pacientom, snaziacim sa prekonat
prvotny ok z diagndzy, nemocnica pomohla nadviazat kontakt s tymi, ktori uz podstupili
transplantaciu kmeriovych buniek a vedu niekolko rokov normalny zivot bez potreby dalSej
lie€by. Po stanoveni mojej diagndzy pred dvanastimi rokmi som si vytycCil dva ciele —
rozhodol som sa zbavit’ sa tejto rakoviny a porozumiet jej povahe a moznostiam lieCby.
Nevedel som ni¢ o hematoldgii, no zac¢al som Studovat najnovSie publikacie na internete a
zuc€astnil som sa mnohych seminaroch o myeléme. Vedomosti, ktoré som ziskal, sa stali
mojim cennym spojencom Vv boji s myeldmom, a po mnohych rokoch Stidia ma mnohi
povazuju za pacienta — odbornika.”

Stewart McRobert
Pacient s myeldomom, Vel'ka Britania

»Rogzhodol som sav zbawvit’ s tejto- rakoviny o
poroguwmiet jej povahe o moznostiounw liecby.”
Stewonrt

Efektivna komunikacia

Pacienti potrebuju nielen informacie, ale aj efektivnu komunikaciu s lekarom a dostatok ¢asu
na zvazenie svojich moznosti. Aj v pripade, Ze nie je potrebné robit ni¢ iné, len pacienta
pravidelne sledovat, je dblezité, aby pacient rozumel, pre€o je to pre neho vhodné a nemal
pocit, Ze sa nerobi ni¢, aby sa mu pomohlo.

Psychologicko - socialna podpora

Pacienti su nachylni na depresiu, a preto by mali mat pristup k pravidelnému hodnoteniu
psychického stavu, psychologickej podpore a poradenstvu. Je dobre zname, Ze emoc¢na
podpora zo strany partnera, rodiny, priatelov a dalSich oséb pomaha pacientom prispdsobit’ sa
situacii a zvladat ju. Partner a dalSie blizke osoby su klu€ovymi nositelmi dévodov, pre€o ma
pacient bojovat?® (€o v ilom vSak Casto vyvolava aj velky stres). Idealne by bolo, ak by
nemocnica prijala praktické opatrenia na zabezpecenie pravidelnej u€asti organov socialnych
sluzieb na lieCbe a pomoci a upinu dostupnost’ relevantnych nastrojov socialneho
zabezpecenia.

Presny prehlad o dostupnosti psychologickej, socialnej a emoénej podpory mozno ziskat len
tazko, z informacii, ktoré su dispozicii vyplyva, Ze takato podpora je zriedkava, a to
predovSetkym vo Vychodnej Eurdpe.

Aj blizki potrebuju podporu

Emocna zataz kladena na fudi, starajucich sa o pacienta s myelomom, ¢o je €asto partner
alebo iny Clen rodiny, je niekedy dokonca vacSia ako bremeno samotného pacienta®. Aktualna

Studia v Styroch britskych nemocniciach preukazala, Ze temer polovica partnerov pacientov s
myelémom (48,8%), uvadza priznaky uzkosti a 13,6% ma priznaky depresie®.
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Tito fudia potrebuju rovnaké informacie o myeléme a jeho lie€be ako samotni pacienti, okrem
toho vSak maju aj dalSie potreby, ktoré pacienti nemusia zdieflat, a o ktorych nemusia chciet
vediet. Zdravotnicky pracovnici by sa preto mali uistit, Ze opatrovatel pacienta a ¢lenovia jeho
rodiny maju podporu, ktoru potrebuju, aby zvladali pretrvavajuce vedlajsie uc€inky alebo
komplikacie, &i pripadny nedostatok potrebnych zdravotnickych sluzieb v mieste bydliska a
vyrovnali sa so zmenami, ktoré myelém spOsobuje pacientovi®.

Pacientske organizacie v mnohych eurépskych krajinach poskytuju takymto ludom potrebnu
podporu, najma tym, Ze vytvaraju féra pre vzajomnu vymenu informacii. Napriklad Holandska
myelémova spoloCnost* poskytuje vyCerpavajuce a Specifické informacie pre pacientov a pre
ich blizkych.

Pristup k odbornym stanoviskam v ramci multi-disciplindarneho timu

Tak ako pacienti potrebuju, aby Specialista — hematolég navrhol vhodnu lie€bu myelému
samotného a pripadnych ortopedickych a nefrologickych komplikacii, potrebuju aj pomoc od
réznych dalSich odbornikov, ¢lenov tzv. multi-disciplinarneho timu. Jeho ¢lenmi by mala byt
Specialna myeldmova alebo hematologicka sestra, radiolég, ortopéd, nefrolog, fyzioterapeut,
dietoldg a odbornik na paliativnu liebu.

Specidlna myelémovd sestra

Specialne sestry su velmi dolezité pre budovanie potrebnej dévery?® v ramci multi-
disciplinarneho timu. Pacienti uvadzaju, ze sa im lahSie komunikuje so sestrou ako s lekarom,
kvoli mensiemu ¢asovému tlaku a lepSiemu porozumeniu dopadom myeldému na kazdodenny
Zivot. Specialna sestra im tiez moéze pomact s praktickymi ukonmi.

Pristup k potrebnej liecbhe

Rozhodnutie ¢i lie€it alebo neliecit je vefmi délezité. Liecba, v pripade, Ze je potrebna, sa
odvija od stadia myelomu, vyskytu alebo absencie symptémov a komplikacii, a od celkového
zdravotného stavu. Idealom je lie€ba Sita na mieru jednotlivcovi podla jeho veku, kondicie a

dalSich medicinskych aspektov. V budicnosti bude mozno naozaj realne ponuknut pacientovi
personalizovanu lieCbu, zohladriujucu jeho geneticky profil.

PrileZitost participovat’ na vyskume

Mnohi pacienti vitaju Sancu zapojit sa do klinickych studii novych liekov. Tie ponukaju
pacientom dvojaky uZitok spocivajuci jednak v moznosti byt lieCeny liekom buducnosti a
rovnako aj v prinose intenzivneho sledovania zdravotného stavu pocas trvania Studie.

Spoloéné prijimanie rozhodnuti

Je délezité, aby pacienti citili, ze ich postoje a preferencie su brané do Uvahy pri prijimani
rozhodnuti o lieCbe. LieCba sa mbze vyvijat rdzne, mnohokrat je potrebné hladat rovnovahu
medzi uzitkom z lieCby a jej vedlajSimi u¢inkami. Efektivna komunikacia a zdielanie informacii
medzi lekarom a pacientom umozni zvazit vSetky medicinske a psychologické faktory a zvolit
najlepsi mozny smer liecby.

Posledné dni Zivota

Pride ¢as, kedy myeldm postupi natolko, Zze nebude mozna liecba®. Vtedy je ulohou lekara
velmi citlivo vysvetlit' tuto situaciu pacientovi. Starostlivost o pacienta by mala zodpovedat’
jeho Zelaniam a zdravotnici poskytujucu paliativnu starostlivost' aj ti, ktori sa o neho starali
predtym, sleduju fyzické a emocné potreby pacienta a jeho rodiny. Nepotrebna lie¢ba by mala
byt ukon€ena a hlavné symptémy, najma bolest, by mali byt zvladané tak, aby mal pacient o
najvacsi mozny komfort'.

# CMWP — Contactgroep Myeloom en Waldenstrom Patiénten
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Je mnoho spésobov, ako pacienti prezivaju posledné dni Zivota. Kym niektori pacienti Cerpaju
utechu z nadeje, duchovna, podpory rodiny?®, ini m6zu byt odmietavi, vzdialeni, latostivi®C.
Tieto reakcie m6zu pramenit z neschopnosti prijat fakt konca zZivota, alebo z nespdsobilosti
otvorene hovorit' s rodinou a Zelanie chranit ju. Clenovia rodiny sa niekedy sustredia na
pritomnost namiesto buducnosti, ktora je prili§ znepokojiva®. Pacienta a jeho rodina potrebuju
emocnu podporu a efektivnu komunikaciu?°.

Christin pribeh — pozitivhy postoj je najviac

Presne pred siedmimi rokmi bol Christe diagnostikovany myelém. Odvtedy podstupila rad
lie€ob, veducich do remisie a nasledného relapsu, znova a znova. Najprv bola lie¢ena
dvomi transplantaciami vlastnych kmerovych buniek, ktoré ju priviedli do Ciastocnej
remisie a mohla sa na viac ako rok vratit do prace. No po relapse Christini lekari nevedeli
zozbierat kmeriové bunky. Lie¢ba thalidomidom v nej vyvolavala extrémnu Unavu a
smutok, namiesto neho je bol preto nasadeny Velcade®, s ktorym dosiahla dobru remisiu.

Po dalSom relapse Christa suhlasila s alogénnou transplantaciou kmefovych buniek od
svojej sestry, ktora bola nastastie vhodnou darkynou. Obdobie po transplantacii bolo zo
vSetkych najtazsie, Christa nevedela, €i transplantacia prinesie Zelané vysledky, nebola
schopna jest, nemohla ist medzi fudi kvoli riziku infekcie. Pomahali jej vSak niektoré
homeopatika, joga, meditacia a dychacie techniky, a aj Sport — ked sa uz citila opat’ dobre.
.NajdélezitejSie bolo, ze som sa naucila, Zze rakovinové bunky nie si mojimi nepriate/mi.
Povazujem ich za svojich priatelov, ktori sa mi snazia nie€o povedat, a ja mam zistit, ¢o to
je. Musela som trochu zmenit’ svoju osobnost’ a snaZit’ sa zit uvedomelejSie, pretoze kazdy
defi méze byt méj posledny. Myeldm nie je vylieCitelny, takZze musite o tom premyslat,
mne pomohlo, ze som si precitala vela o filozofii.*

Christa spolupracovala so svojpomocnymi skupinami v ramci organizacie myelémovych
pacientov uz kratko po svojom diagnostikovani. Nez sa k nim pridala, mala pocit, Ze pocula
“prili§ vela zlych veci®, za velmi prinosnu v8ak povazuje vymenu skusenosti s ostatnymi
pacientmi. Po udziavacej lieCbe lenalidomidom Christa zrelabovala a v pe€eni sa jej vyvinul
solidny plazmocytém, ktory sa podarilo eliminovat radioterapiou. ,Je to nekonec¢ny pribeh*,
hovori. ,Kazdy pripad myelému je iny. Moja rada pre kazdého pacienta znie — informujte

sa.

Christa Kolbe-Geipert,
Pacientka s myelomom, Nemecko

»~Kazdy pripad wmyeldnuw je iny. Mojav radaw pre
kaz dého-pacienta gnie - informujte sov’. Chwistow
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Co chyba v lieébe a starostlivosti o pacientov s myelémom? Pohlad
pacientov

Vyskum preukazal, ze mnohi pacienti s myeldGmom maju nizSiu kvalitu Zivota ako pacienti s
inymi formami rakoviny krvi®3'. V aktualnej Studii vo Velkej Britanii® jedna Stvrtina zo
zU&astnenych pacientov uviedla, Ze ich potreby v oblasti starostlivosti nie st napifané.
Rovnaké potreby popisuju aj ich blizke osoby - opatrovatelia, ktori su snad este vyCerpanejsi
ako samotni pacienti.

Medzi potrebami pacientov a ich opatrovatelov dominujus:

» Potreby suvisiace so zdravim, napr. bolest ovplyviujuca kazdodenny zivot, zhorSena
fyzicka vykonnost, unava, vedlajSie ucinky liecby

+  Emocné/psychologickeé potreby, napr. uzkost ohlfadom lieCby a vedlajSich ucinkov,
Uzkost ohladom zataze pre blizke osoby, Uzkost ohladom refraktérneho myelému alebo
relapsu, depresia

« Praktické potreby, napr. pristup na nemocni¢né parkovisko
* Financ¢né, napr. pristup k Zivotnému poisteniu

» Socialne, napr. nedostatok informacii a porozumenia o myeléme medzi vac¢sinou
populacie

Okrem tychto potrieb boli v tudii popisané aj tazkosti s u€astou pacienta na rozhodovani
lekara o liecbe.

Co brani pacientom s myelémom dostavat’ najlepsiu liebu a
starostlivost’?

Je zrejmé, Ze nie kazdy pacient v Eurépe dostava najlepSiu moznu lieCbu a starostlivost.
Hlavnymi bariérami su:

Oneskorena diagnoza

Kedze ma myeldm taky devastacny fyzicky dopad, v€asna diagnoza je klucova pre efektivitu
liegby a prediZenie Zivota v akceptovatelnej kvalite. V niektorych krajinach EU pacienti éakali
na stanovenie spravnej diagndzy az dva roky. Pocas tohto obdobia pocitovali unavu, bolest,
uzkost, kvalita ich Zivota bola zniZzena. VSeobecni lekari a ortopédi sa ¢asto stretnu so
symptémami myelému, akym je napriklad bolest chrbta. Ako vSak ukazal prieskum v Belgicku,
v8eobecny lekar sa po€as 30 roCnej praxe pravdepodobne stretne s najviac dvoma pripadmi
myelému. Oneskorenie spOsobi, ze stav pacienta je v Case stanovenia diagnozy horsi a
pravdepodobnejSimi su zlomeniny kosti, nefrologické problémy alebo infekcie, ktoré stazuju
podavanie chemoterapie.

VSeobecny lekari a ortopédi by mali vediet, Ze malé mnoZstvo ludi trpiacich bolestami chrbta,
mdbze mat v skutocnosti myeldm a mali by byt upozorneni na dalSie priznaky myelému. Ludia
s podozrenim na myeldom by mali byt urychlene odoslani Specialistovi, ktory stanovi diagnézu.

Zla dostupnost’ schvalenej liecby

Neoficialne je preukazané, ze lieCba schvalena Eurépskou liekovou agenturou (EMA) Easto
nie je rovnako dostupna v jednotlivych krajinach Eurdpy alebo je jej dostupnost spojena s
obmedzeniami. Variabilita lie€by v ramci jednotlivych krajin a medzi nimi, je spésobena
odliSnymi preferenciami lekarov a rozdielnymi systémami zdravotnej starostlivosti, mierou
financovania verejného a sukromného sektora a taktiez roznymi pravidlami pre uhradu lieCby v
ramci zdravotného poistenia.
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Napriklad Revlimid® bol schvaleny EMA ako lie¢ba druhej linie (t. j. po prvom relapse) v
kombinacii s dexametazonom. No napriklad v Belgicku bol spociatku hradeny zo zdravotného
poistenia iba ako lieCba tretej linie po relapse pri lieCbe s Velcade®, a iba v 6smych cykloch.
Okrem toho, ak pacient nebol v aspori Ciasto€nej remisii po Styroch cykloch Revlimidu,
preplacanie tejto lieCby bolo zastavené. Lekari nemohli predpisat’ Revlimid v sulade s
podmienkami jeho schvalenia. Belgicka pacientska organizacia spolupracovala s lekarmi a
farmaceutickou spolo¢nostou na presadeni takych pravidiel pre preplacanie Revlimidu, aby
belgicki pacienti mohli uzivat liek v sulade s podmienkami jeho schvalenia.

Pravidla financovania lieCby myelédmu v niektorych krajinach Vychodnej Eurdpy popisuju
pacientske organizacie ako “katastrofalne®. V Madarsku stat hradi iba tri cykly lieCby Velcade
a jeho generikami, Revlimid je iba snom. Naklady na lieCbu Revlimidom z vlastného vrecka su
okolo 6 000 - 7 000 EUR, ¢€o je pre vacSinu pacientov privela. Francuzsko, Nemecko, Belgicko
a vacsina ostatnych krajin Zapadnej Europy ma StedrejSi systém.

Odliv mozgov

Tazkosti, ktorym &elia vychodoeurdpski lekari pokisajlci sa poskytovat svojim pacientom
starostlivost' s menej pokrokovymi lieCebnymi moznostami spésobuju, Ze mnohi opustaju
svoje krajiny a odchadzaju do vyhovujucejsieho pracovného prostredia s pristupom k vacsine
najnovSich lieCob. Perspektivy pacientov s myelomom sa tak v mnohych krajinach este viac
zhorsuju.

Regionalne rozdiely

Standard dostupnej starostlivosti sa li§i podla toho, kde pacient Zije. Napriklad univerzitné
nemocnice maju Specialistov na lie€bu myelému, zapojenych do aktualnych studii,
oboznamenych s najnovsimi poznatkami o pouzivani a vyhodach inovativnych lieCob. Na
druhej strane, pacienti vo vidieckych, lokalnych nemocniciach, su ¢asto v starostlivosti
vSeobecného hematoldga alebo onkoldga, ktory nemusi byt Uplne informovany o najnovSich
pokrokoch vo vyskume, klinickych Studiach a Specifikach myelomu.

Geografia, vek, socialno — ekonomické faktory a kultura

Myeldm zasahuje najma starSich udi, s mensSimi moznostami lieCby a participacie na
klinickych Studiach. Ti su nachylnejSi na dalSie zdravotné problémy, zhorSujuce ich celkovy
stav®2. Patrocné prezitie je preto omnoho CastejSie u mladsich pacientov®.
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Johanov pribeh — som st'astny, ze som nemusel platit’ naklady
na liecbu

Johan Zije v Belgicku a myelom ma 15 rokov. Z lie€ob, dostupnych v ¢ase stanovenia
diagnodzy, bol lieCeny iba bisfosfonatmi. Po piatich rokoch zacal s indukénou liecbou VAD,
po ktorej mala nasledovat transplantacia kostnej drene. K tej vdak nedoslo, kedze
indukéna lie¢ba nebola Uspesna.

Myelém zostaval stabilny po€as siedmych rokov, bola vSak potrebna radioterapia dvoch
plazmocytomov a neskér aj dalSieho, ktory zasiahol panvovu kost. Zacalo sa s lieCbou
podla schémy Velcade-dexametazon (4 cykly), nasledoval cyklofosfamid, lieCba rastovym
horménom a transplantacia kmeriovych buniek. Po v3etkych tychto lie€bach nastupila
konsolida¢na lie€ba najprv samotnym thalidomidom, neskor v kombinacii s Velcade —
dexametazonom.

»S0m velmi spokojny so zdravotnou starostlivostou, ktori dostavam®, hovori Johan.
»V8etky lie€by som podstupil po konzultacii s mojim doktorom a dalSim plusom je, Ze
vd'aka mojej praci mam doplinkové zdravotné poistenie. LieCba myeldomu a spdsob Uhrady
nakladov v ramci zdravotného poistenia sa v jednotlivych krajinach lisia.”

Johan Creemers
Pacient s myeldomom, Belgicko

» Lie€ b myeldsnuw av spésob- hwady nakladov v

ramci gdravotného-poisteniaw sav v jednotlivychv
krajindach Wsiav.” Johawv
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5 ro€éné prezitie vo vzt'ahu k veku, Anglicko, 2005 — 2009
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Obdobie od diagnézy
Zdroj: Vyskum rakoviny, Velka Britania 201232

Pocas ostatnych desiatich rokov bolo zistené zvySené riziko myelomu a horSia perspektiva u
f'udi s niz&imi prijmami alebo nizsim vzdelanim. Studie v minulosti na tuto skutodnost
neupozornovali®?33, VVzdialenost od zdravotnej starostlivosti méze oneskorit’ alebo odradit
vidieckych obyvatefov od hladania diagnozy a lieCby, tieZ [udia z nizSich socialno-ekonomickych
skupin CastejSie vyhladaju lekara az ked je ich choroba rozvinuta.

Mozno sa domnievat, Ze prislusnici niz8ich socialno-ekonomickych skupin navstevuju lekara
menej ¢asto a nie s nim odoslani na dokladné vySetrenia3?. Tiez bolo zistené, Ze starsi [udia,
Zeny a osoby zo socialne znevyhodneného prostredia maju vy$si prah bolesti kibov34. Méze to
suvisiet' s nizSou dostupnostou Specializovanej zdravotnej starostlivosti, resp. s tym, ze
vSeobecni lekari v oblastiach s prevahou socialne znevyhodneného obyvatelstva maju vacsi
pocet pacientov s va¢sim mnozstvom komorbidit®+.

Kultdrne tradicie maju tiez vplyv na pristup k lie€Cbe a pomoci. Lekari sa ¢asto teSia pozicii
vzdelanej autority, o ktorej mnohi ludia, najma star$i, menej vzdelani a z byvalych
komunistickych krajin, len tazko dokazu pochybovat. Je pre nich naro¢né zistovat dalSie
informacie alebo vyhladavat pristup k najnovsim liekom, klinickému vyskumu a psychologicko-
socialnej pomoci.

Nevypocuté psychologicko - socidlne potreby

Je zname, Ze pacienti s myelomom zvyknu trpiet bolestou, unavou a poruchami spanku,
ovplyvhujucimi kazdodenny zivot. Tieto faktory su ¢asto spojené s Uzkostou a depresiou.

Z informacii od pacientov v§ak vyplyva, Ze zdravotna starostlivost’ sa sustreduje predovSetkym

na fyzické priznaky rakoviny. Iba v niektorych krajinach je snaha efektivne riesit aj emocéné a
psychologicko - socialne potreby
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Zhrnutie

Je zrejmé, ze eurdpski pacienti s myelémom trpia v mnohych pripadoch aj zriedkavostou
svojej rakoviny. Zdravotny systém a rozpocet na zdravotnu starostlivost su neadekvatne voci
ich potrebe najaktualnejsej lieCby a pristupu ku odbornikom réznych Specializacii, ktori by im
mohli pomoct. Velmi délezité je aj vzdelavat zdravotnickych pracovnikov v oblasti efektivne;j
komunikacie a pripominat’ im, ako velmi pacienti potrebuju informacie, prilezitost zohravat

skutoén

U ulohu pri rozhodovani o lie€be a moznost participovat na vhodnych klinickych

Studiach.

Odp

orucania: K lepsej starostlivosti o pacientov s myelomom

v Eurépe

Pre l

ekarov, sestry a ¢lenov Sirsich zdravotnickych timov
Zabezpecdte, aby pacienti mali pristup k najnovsej lieCbe, ktora udrzi chorobu pod
kontrolou po €o najdlhsie, s optimalnou ufavou od bolesti a dobrou kvalitou Zivota
Navrhujte rychle, individualne rozhodnutia o lie€be, Sité na mieru jednotlivym
pacientom, beruc do Uvahy ich postoje

Uistite sa, Zze kazdy pacient ma pristup k Specialistom réznych odbornosti, vratane
ortopéda, nefroléga a hematoléga

Vytvarajte silnejSie prepojenie medzi primarnou starostlivostou a Specializovanymi
pracoviskami

Informujte vSetkych vhodnych pacientov o aktualnych klinickych Studiach, a ak si to
Zelaju, umoznite im zuc€astnit’ sa na nich

Snazte sa o efektivhu komunikaciu s pacientmi a ich rodinami a poskytnite
pacientom dostatok ¢asu na dialog

Psychologicka a socialna pomoc a poradenstvo by mali byt dostupné pre vSetkych
pacientov, ktori potrebuju pomoc s emo&nym dopadom myeldmu a vSetkymi stresmi
kazdodenného Zivota

Poskytnite pacientovi tolko informacii, kolko si ziada, najma pri oznameni diagnoézy.
Vhodné informacie a emoc¢nu podporu poskytujte tiez blizkym osobam pacienta

Pre tvorcov politiky zdravotnej starostlivosti

Vytvorte a implementujte narodné plany boja s myeldmom a narodné osvetové
kampane

Stanovte jednotné Standardy starostlivosti a pravidla umoznujuce urychlené
schvalovanie novych liekov

Podporte zlepSenia vo vzdelavani zdravotnickych pracovnikov, vratane vSeobecnych
lekarov, o diagndze, symptémoch a novych moznostiach lieCby myelému

Za svoju prioritu si vyty¢te odstranenie rozdielov v dostupnosti lieCby medzi
vidieckym a mestskym prostredim
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3. Budovanie uspesSného partnerstva so zdravotnickymi
pracovnikmi

Pacienti a odbornici osloveni pri priprave tejto Spravy jednohlasne zdéraznovali obrovsky
vyznam dobrej komunikacie medzi pacientami a ich lekarmi a dalSimi zdravotnickymi
pracovnikmi. Chaba alebo neefektivha komunikacia ma velky dopad na schopnost pacientov
zvladat' svoju diagnézu. Tato kapitola objasiuje, €o vSetko mozno ziskat vdaka kvalitnej
komunikacii, ¢o stoji v ceste obojstranne vyhodnému partnerstvu, a ako vytvorit’ vztah, ktory je
na prospech vSetkym zu€astnenym, principialne najviac vsak pacientovi.

NajdolezitejSie informacie

* Idealom je déverny a uprimny partnersky vztah, piny citovej podpory a otvorenej
komunikacie medzi pacientom a zdravotnikmi

* VSeobecni lekari a Specialisti by mali umoznit pacientovi u¢ast’ na prijimani
rozhodnuti a podporit’ pacientov pri riadeni ich liecby, ak si to zelaju

* Rozhodnutia o lie€be by mali byt prijimané spolo¢ne a mali by zohladnovat priority a
osobnost pacienta

» Urcenie realistickych kratkodobych ciefov a ich €asté revidovanie pomaha pacientovi
zvladat’ situaciu

* Rozhodnutia o lie€be by mali byt’ prijimané az po tom, o mal pacient ¢as spracovat
vSetky relevantné informacie a moznosti

» Pacientom ma byt ponuknuta prakticka podpora; v mnohych krajinach je potrebné ju
zlepSit

+ Ustne podané informacie o chorobe, lieébe a vedlaj$ich G&inkoch by mali byt vhodne

nacasované, spravne odkomunikované a napomocné, nasledovat’ by mala pisomna
informacia

Co oéakavaju pacienti od svojich lekarov?

Pacienti vnimaju pozitivne tych zdravotnickych pracovnikov, ktori maju o nich zaujem a “pytaju
sa ich tie spravne veci’?®. M6zu sa citit ohrozeni odbornym jazykom a mat obavu, aby
nepdsobili hltpo. Pre lekara je obvykle hlavnym cielom maximalizacia dizky a kvality Zivota
pacientov. Pri ich dosahovani by vSak lekar mal byt aj profesionalnym a ¢estnym
sprostredkovatelom informacii a poskytovat pacientom emo¢nu podporu.

Snaha zapojit pacienta do konverzacie, zdielanie informacii a prehlbovanie pacientovych
poznatkov vedu k vytvoreniu rovnocennejSieho vztahu a pomahaju budovat déveru medzi
lekarmi a pacientmi3®. Nastavenie realistickych kratkodobych a ¢asto revidovanych ciefov, ich
hodnotenie, prioritizacia a rozhodovanie, aké kroky na ich dosiahnutie podniknat, su vitalnou
sucastou procesu zvladania choroby a pomahaju pacientom nabrat’ silu tvarou v tvar neistej
buducnosti®®.

Pacienti sa na druhej strane ¢asto ovela viac zaujimaju o kvalitu svojho Zivota ako o to, ako
pokracuje lieCba podla hodnbt biochemickych markerov. Niektoré aspekty kvality Zivota mézu
byt dokonca lepSie ako pred diagnézou, kedze ta méze viest [udi k uvedomeniu si toho, o je
pre nich naozaj délezité.
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Spoloéné rozhodovanie

“... nikto z lekarov nepodstupil chemoterapiu alebo transplantaciu. Preto je pri lieCbe
mnohopoc€etného myeldmu pacient délezitym zdrojom poznatkov pre lekara, rovnako ako
je lekar nenahraditefnym radcom pacienta...”

Slovenska myelémova spoloénost’, Klub pacientov

Rozhodnutia o lie€be musia brat ohlad na osobnost’ a priority jednotlivych pacientov. Kym
jednému vyhovuje menej intenzivna a paliativna starostlivost, ini budu volat’ po “kazdej liecbe,
ktoru mate”. Okrem toho, diagn6za méze ukon¢it dlhé obdobie neistoty o0 moznej pricine
problémov, prinasa konkrétne moznosti lie€by, ktora vedie k ufave od bolesti — o méze zlepSit
kvalitu zivota pacienta.

Dopad lieCby myeldmu na praktické aspekty zivota méze tiez prispievat k pocitom Uzkosti a
vyvolavat dalSie otazky a témy, s ktorymi pacient potrebuje pomoc presahujucu kompetencie
zdravotnickych pracovnikov.

Pacient si musi zvazit ¢i bude schopny pokracovat v praci, udrzat si prijem, udrzat’ si
dochodok, poistit sa, a ako to vSetko zasiahne jeho rodinu. Praktické problémy vyznamne
prispievaju k emocnej zatazi spatej s myelédmom. Podpora od pacientskych organizacii a
Statnych organov socialneho zabezpecenia je pre rieSenie tychto problémov klucova.

V mnohych krajinach je velky priestor na jej podstatné zlepSenie.

ESte citlivejSou je situacia dvojic, ktoré, hoci zasiahnuté myelomom, zvazuju pocCatie dietata.
Takéto pary potrebuju dalSie informacie, pomoc a rady o rizikach niektorych druhov lie€by vo
vztahu k plodnosti, a aj o antikoncep&nych metddach pocas lieCby thalidomidom a Revlimidom.
Co je tiez velmi ddlezité, v pripade straty &lena rodiny v désledku myelému, najma straty rodica,
bude potrebna podpora a pripadne aj psychologicka pomoc pre pozostalych ¢lenov rodiny.

Co stoji v ceste efektivnej komunikacie medzi lekarom a pacientom?

Nedostatok ¢asu

Jednou z bariér uspeSnej komunikacie so Specialistami je nedostatok ¢asu. Ten by v8ak
nemusel byt problémom ak by obaja, lekar aj pacient, dokazali vyuzivat’ Cas efektivne.

Dévera

Dévera pacienta k lekarovi je velmi dblezita?®. Pacient potrebuje verit, Ze lekarov Cas a
skusenosti su tu pre neho a su vyuzivané efektivne na poskytnutie spravnej miery informacii a
pomoci. Poskytovanie presnych informacii, zvazovanie uzitkov a rizik lieCby podporuje
informované prijimanie rozhodnuti, lepSie prijimanie lieCby, mensi stres, vacsi pocit kontroly a
spokojnosti s poskytovanou starostlivostou®”. Pocit nadmerného zahrnutia informaciami na
druhej strane vedie ku zmatku a obavam?.

Zdravotnici su zriedka Skoleni v oblasti komunikacénych zruénosti

Schopnosti jednotlivych lekarov komunikovat' s pacientmi sa velmi liSia. V idealnom pripade by
vycvik efektivnej komunikacie mal byt sucastou pripravy v zdravotnickych skolach. V ostatnych
rokoch sa stali dostupnymi napr. interaktivne internetové moduly, ktoré umozniuju
zdravotnickym pracovnikom zlepSovat ich komunikacné schopnosti®. Pre niektoré chronické
choroby bol vyvinuty cely rad pomdcok na zlepSenie komunikacie medzi lekdrom a pacientom.
Su nimi napr. Indexy pohody, akym je WHO-5, ktory pomaha urcit’ troven pacientovej
spokojnosti alebo uzkosti®°.
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Pacienti sa mé6zu citit’ neisti ako maju komunikovat’

Nie je prekvapenim, Ze pacienti vystaveni Soku z diagndzy, neistote z buducnosti ako celku a
jednotlivym skuskam, ktoré budu musiet vydrzat, sa Casto citia pretazeni svojou situaciou.
Potrebuju tiez spracovat velké mnozstvo informacii, mnoho z nich velmi komplexnych a
plnych neznamych slov, a to v8etko v €ase, ked su minimalne schopni formulovat zmysluplné
otazky a navrhy. Tato neistota sa odraza aj v rade od ludi, ktori uz maju myelém nejaky ten
Cas: zhromazdujte informacie a budte informovani €o najlepsie, no nie je to lahka cesta.

Uplné partnerstvo

Profesionalna a uprimna komunikacia, posudenie potrieb a stanovenie realistickych
kratkodobych a Casto revidovanych cielov, su pre diskusiu medzi pacientom a lekarom
kfuCové. Takyto vztah umoZzniuje vytvorenie partnerstva zalozeného na dévere a
rovnocennu ucast na lieCbe a zvladani rozhodnuti — Zivotne délezita cesta, ktora pacienta
povedie k schopnosti zvladat' svoju situaciu a nabrat’ silu Celit’ neistej buducnosti.

Lie€Cime osobu, nie myelém

Dévera medzi pacientom a lekarom je podstatna pre mnozstvo rozhodnuti, ktoré je potrebné
urobit, a partnerstvo je pre prijimanie tychto rozhodnuti najlepSim ramcom. Nejde iba o to, aku
lieCbu predpisat, lekar by mal brat do avahy celt osobnost’ chorého a to, ako pacient alebo
pacientka zvlada emocny stres z myelému.

Vo Velkej Britanii Narodny institut zdravia k klinickej znamenitosti (NICE) odporuca, aby vSetci
pacienti mali mozZnost vyhodnotit svoje holistické potreby, a to v ¢ase stanovenia diagndzy, po
uvodnej lieCbe a pocas dalSieho lieCebného procesu*. Pri tom ma byt pouzity kvantitativny
nastroj, umoznujuci pacientom hodnotit bolest, psychologicko - socialne, duchovné, finanéné
a iné problémy za pomoci Stvorbodovej verbalnej ano/nie hodnotiacej skaly*!, alebo za pomoci
“krizového teplomera” merajuceho celkovi nepohodu na numerickej Skale*?. Pravidelné
holistické meranie je idealom, ku ktorému sa r6zne krajiny Europy rézne priblizuju.

Vnimavost k preferenciam pacientov a ich dusevnému stavu je cestou dlhodobého
zlep$ovania komunikacie. Prehibenie pocitu dévery a porozumenia prinesie tiez prakticky
uzitok, pacient, ktori citi, ze mu lekar rozumie a suciti s nim, méze napriklad lepSie zvladat
lie€bu. Situaciami, v ktorych je potrebna velka miera porozumenia su:

Nacasovanie diagnozy

Mnohi pacienti zazivaju pred stanovenim diagndzy mesiace nejasnych symptomov Unavy a
bolesti kosti, pravdepodobne sprevadzané pocitom, Ze mrhaju lekarov ¢as. Ked déjde k
stanoveniu diagndzy, mo6zu sa citit oklamani, ze premrhali tolky Cas bez lieCby.

Diagnéza

Informacia o diagndze je pre vacsinu pacientov extrémne traumatickou skisenostou a pacienti
potrebuju €as, starostlivost a vnimavost k ich potrebam, aby tuto vaznu spravu spracovali. Na
prvom stretnuti pacient pravdepodobne nebude schopny zapamatat si vela detailov, takze to,
€¢o mu lekar povie, by malo byt kratke a uzito¢né. Je dblezité zdbraznit, Ze hoci myelom je
nevylieCitelny, je lie€itelny, Ze vyhliadky sa rychlo zlepSuju, a Ze je nadej na dlhSie preZitie,
najma pre mladsSich pacientov. Informacie podané ustne musia byt vzdy sprevadzané
pisomnymi informaciami, s rozdielnym stupfiom podrobnosti.
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»Pacienti v nasej podpornej skupine hovorio, ze

ich lekawri ss vel mi medicinsky zdatng, no-
niekedy opominaji emot v stranku. Pacient s

myeldmom uz nikdy nebude v poriadkw -
myeldw tw bude po- gvysok jeho- alebo-jef zivoto.

To yuz:,mola/vel’wwypea/ﬁoky psychologicky
pristup.”

Greetje Goossens, zastupkyna belgickych pacientskych skupin a ¢lenka Spravnej rady MPE

Liecba musi byt tou pravou pre daného jednotlivca

Pri diskusii a rozhodovani o volbe lie€by musi byt pacientom poskytnuty dostatok informacii o
jednotlivych moznostiach, ich prinose a vedlajSich ucinkoch. Délezité je, aby mali ¢as na
spracovanie tychto informacii. Potrebuju tiez kvalitnu diskusiu 0 mozZnostiach lie€by, cieloch
kazdej lieCby a pravdepodobnych vedlajsich u€inkoch.

Spolocné prijimanie rozhodnuti

Ak lekar nie je tej mySlienke nakloneny, aj pre vyborne informovaného pacienta méze byt
nesmierne zlozité nastolit rozhovor o moznostiach lie€by. Vo vSeobecnosti pacienti potrebuju
mat silnejSiu poziciu, nadobudnut sebaistotu a nebat sa poziadat o druhy nazor alebo Ziadat
o presunutie na Specializované pracovisko. Niektori pacienti popisuju, ze sa “museli cez
systém prebojovat”, museli sami hladat r6zne nazory predtym, nez im bola ponuknuta
konkrétna lie€ba. Pacienti by tieZ mali mat mozZnost rozhodnut’ sa medzi moznostami liecby
pokial si to zelaju. Ich nazor sa méze zmenit v zavislosti od toho, ako sa vyvija ich myelom,
napr. ak sa choroba rozvinie alebo sa zmenia ich osobné pomery.

Nie kazdy chce vSetky detaily

Nie v3etci pacienti sa chcu aktivne podielat na prijimani rozhodnuti a uprednostnia
prenechanie vSetkych detailov lekarovi. Tento postoj je CastejSi u starSich pacientov a
pacientov pochadzajucich z niektorych krajin (najma Vychodnej Eurépy) a populacii (napr.
afro-karibskej a azijskej), kde je akceptovanou tradiciou, ze rozhodnutia robi lekar.

Zaver

Efektivna komunikacia medzi lekarom a pacientom je délezita najma preto, aby si pacient
udrzal ¢o najvacsiu kontrolu nad svojim stavom. Myeldm prinaSa mnohé vyzvy, a ak su tak
pacient, ako aj lekar schopni zdielat informacie a porozumiet’ si, vyznamne to prispieva k
duSevnej vyrovnanosti pacientov a kvalite ich Zivota.
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Odporucania: Partnerstvo s profesionalmi

Pre pacientske organizacie

* Definujte o€akavania a potreby pacientov pri komunikacii s ich lekarmi a ostatnymi
zdravotnickymi pracovnikmi

* Povzbudzujte jednotlivych pacientov v rozvijani ich vedomosti a sebaistoty pri
budovani partnerstva s ich lekarmi pri rozhodovani o lieCbe, aby boli schopni
diskutovat’ odporucania a Standardne vyhladat’ druhy nazor

* Uvedomuijte si, Ze zmena postoja pacientov a lekarov vyZaduje ¢as
* Spolupracuijte s organmi socialneho zabezpecenia, organizatormi verejnych kampani
a médiami
Pre lekarske organizacie a univerzitné nemocnice

» Sustredte sa na viac holisticku starostlivost o pacientov, venujte rovnaku pozornost
emocnej pohode ako lie€be fyzickych priznakov

* ZlepSujte vedomosti o myelédme u mladych lekarov vstupujucich do primarnej
starostlivosti, aby sa zminimalizovali neakceptovatelné oneskorenia pri stanoveni
diagnoézy

* Prostrednictvom Eurépskej hematologickej spolonosti podporuijte akreditaciu
centier ponukajucich Skolenia v lie€be rakovin krvi a umoznite implementaciu
najnovSich liecob a Standardov

* Venujte vacsiu pozornost vzdelavaniu lekarov, vratane celozivotného vzdelavania, v
oblasti rozvoja komunikaénych zru€nosti, najma pri oznamovani diagnozy,
relativnych rizik a prinosov lie€by a poskytovani vhodnej miery informacii
individualnemu pacientovi

Pre kompetentné statne organy v zdravotnictve

* Podporujte zlepSenia vo vzdelavani lekarov v oblasti lepSich komunika¢nych
zruénosti a vnimavosti k emocnym potrebam pacienta

* Venujte pozornost zlepSeniu emoc¢nej a psychologicko-socialnej podpory pre
pacientov s myeldomom a osoby, ktoré sa o nich staraju
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4. Potreby pacientov maju stat v centre vyskumu

Hoci uz vieme mnoho o myeldme a jeho symptomoch, stale je potrebny dalSi vyskum na
zistenie jeho pricin, zmiernenie priznakov, obmedzenie progresu a napokon aj na najdenie
lieku, ktory myelom vylieCi. Vyskum myeldmu ako zriedkavej rakoviny trpi obmedzenymi
zdrojmi financovania, kedZe pocet pacientov s myeléomom je v porovnani s inymi chronickymi
ochoreniami a beznymi rakovinami pomerne maly. S ohfadom na devasta¢nu povahu
myeldomu su podpora vyskumu a dosah na jeho priority pre pacientov Zivotne délezité.

Tato kapitola skima vyzvy a obmedzenia, ktorym vyskum myeldmu €eli, zamysla sa nad tym,
¢o by mal vyskum pacientom prindSat a ako mdzu pacienti a organizacie zastupujuce ich
zaujmy tuto agendu ovplyvnit.

NajdolezitejSie informacie

« Skutocnost, Ze neexistuje liek, ktory by myeldm vylie€il znamena, Ze je potrebny
vyskum, ktory odhali jeho priCiny, prinesie nové ucinnejSie a bezpecnejsie lieky a
napokon aj liek, ktory myeldom vylie€i

* Potrebujeme kvalitné klinické Studie so Statisticky relevantnymi vysledkami, ¢o
najlepsSie vyuzivajuce obmedzené zdroje

* Mnohi pacienti chcu participovat’ na klinickych Stadiach a vyskume

» VSetci pacienti by mali byt informovani o vhodnych klinickych Stadiach a malo by im
byt umoznené sa na nich zu€astnit

* Tvorcovia zdravotnickeho zakonodarstva a pravidiel by mali sustavne monitorovat a
vyhodnocovat' vyskum, aby sa dosiahli ¢o najlepsie vysledky

» Organizacie pacientov by mali byt su¢astou procesu ur€ovania priorit a ciefov
vyskumu, aby obmedzené zdroje, ktoré su k dispozicii na vyskum, boli nasmerované
do oblasti zaujmu pacientov

* Organizacie pacientov, a aj pacienti samotni, by mali presadzovat lepSiu spolupracu
a koordinaciu vyskumnych projektov, ¢im sa zamedzi duplicita a lepSie sa vyuziju
zdroje a vysledky vyskumu

* Vyklad a aplikaciu legislativy je potrebné v ramci Eur6py zjednodusit' a zjednotit' —
aktualny navrh na vydanie smernice EU o klinickych $tudiach prinasa prileZitost na
vytvorenie jednoduchsich pravidiel, vacsiu transparentnost, ¢im dbéjde k minimalizacii
byrokratickej zataze spojenej so Studiami a umozni sa tak realizacia novych studii v
Eurdpe

* Postoje pacientov ku klinickym Studiam by mali byt zaznamenavané a zohladhované

Zohl'adnovanie potrieb pacientov s myeldmom

»--- Privedte mia a ostatnych pacientov naspat’ do trvalej remisie, kedy nemame symptomy
a nepotrebujeme lieCbu. A €o tak eliminacia periférnej neuropatie, vedlajSieho ucinku
lieCby? Zbavte ma vSetkej tej bolesti kosti spdsobenej myelémom, zlomenych kosti,
problémov s chrbtom. Tieto veci stale oslabuju pacientov s myelémom.

O a hlavne vylieéte tuto chorobu, to vyriesi véetko. Rad preto urobim hocio.*

Lou Ganim,
Pacient s myeldmom, USASS

88 Po prvy krat publikované v Myeloma Beacon 17. jula 201243
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Preco je vyskum pre pacientov s myelémom taky délezity?

Pacienti, ktorym bol diagnostikovany myelém — hoci len tlejuci myelém bez symptomoyv, vedia,
Ze neexistuje liek, ktory by ho vylieCil. Myeldm relabuje a vracia sa, preto je potrebné pochopit
mechanizmus, ktory spusta jeho rast.

LieCba moZze priniest velku ulavu od symptémov a do¢asne zabranit rozvoju myeldmu. Vyskum
ostatnych desiatich rokov vyustil do objavenia lenalidomidu (Revlimid®) a bortezomibu
(Velcade®), ktoré pri podavani s chemoterapiou zlep$uiju jej uginky. Dal$ie nové lieky napato
oCakavame.

Niektoré tradi¢né lieky maju nepriaznivé vedlajsie uc€inky. Aj preto je velmi potrebné pokracovat
vo vyskume. Pacienti s myeldomom sa navySe pohybuju v obmedzenom ¢asovom ramci. Chcu,
aby bol prudky pokrok vo vyskume ostatnych rokov pretaveny do liecby.

S akymi typmi vyskumu sa mézeme stretnut’?

Predmetom vyskumu su predovSetkym potencialne nové lieky a zmiernenie nepriaznivych
vedrajsich uginkov uz pouzivanych liekov. Dal$ie typy vyskumu st zamerané na vplyv myelému
na kvalitu zivota pacientov, systémy poskytovania zdravotnej starostlivosti a na spolo¢nost’ ako
celok. Takyto vyskum sa Casto realizuje prostrednictvom procesu nazvaného Hodnotenie
zdravotnych technik.

Zakladnou oblastou aktualneho vyskumu myeldému je genetika. Vyskumnici sa sustredia na
urCenie faktorov zodpovednych za vznik a rozvoj myeldomu, identifikaciu jeho podtypov a
faktorov veducich k relapsu a refraktérnemu myelému (t.j. myeldomu, ktory viac nereaguje na
urcitu liecbu). Je tiez pravdepodobné, ze genetické predpoklady urcitého ¢loveka ovplyviiuju
jeho citlivost’ voci rizikdam vonkajSieho prostredia a reakciu na ne, k definitivnym zaverom v tejto
oblasti vSak vedie eSte dlha cesta*4.

Nepozname ziadnu konkrétnu genetickl zmenu, ktora by predznamenavala nachylnost k
myelému?. Vyskumom sa v8ak priblizujeme k cielu prisposobit lie€bu na mieru jednotlivym
pacientom?¢. Preto je vyskum a vyvoj genetickych technik prave taky délezity ako vyskum
novych liekov.

Aktualne sa pokrok v oblasti tychto technik spaja s cytogenetickou analyzou chromozémov
myeldémovych buniek, ktora umozfiuje odhalit Useky, ktoré su zlomené a opatovne ich prepojit' s
ostatnymi chromozémami (translokacie) alebo najst’ myeléomové bunky, ktoré maju
nestandardny pocet chromozoémov alebo iné abnormality*’. Fluorescencna in situ hybridizacia
(FISH) plazmatickych buniek kostnej drene mdze objavit translokacie a iné zmeny
chromozdémoy, prili§ malé na to, aby ich bolo mozné zistit inym cytogenetickym testom*?, &im
umozni identifikovat’ pacientov s vysoko rizikovym myelémom. Profilacia génovej expresie
(GEP) je dalSou technikou, vdaka ktorej mé6zeme klasifikovat pacientov na nizko a vysoko
rizikovych#546, VV8etky tieto metddy ulahCuju vytvorenie presnejsej progndzy a volbu spravnej
starostlivosti.

Vysoko rizikovy pacienti (s o¢akavanou dobou prezitia menej ako tri roky) mézu vyuzit
intenzivnejSiu lieCbu, napriklad transplantaciu kmernovych buniek alebo zaradenie do studii
novatorskych experimentalnych kombinacii liekov*. Pacientom s nizkym rizikom (s
pravdepodobnou dobou prezitia 7-10 rokov alebo viac) mdze byt ponuknuta menej agresivna
lie€ba zamerana na minimalizaciu toxickych vedlajSich ucinkov a optimalizaciu kvality Zivota“®.
Takato volba vSak nie je pravidlom v kazdom pripade, ale sa vZzdy odvija od potrieb
konkrétneho pacienta. Tieto testy su vSak vzdy velmi naro¢né na interpretaciu a vyzaduju si
prisnu kontrolu, ktora este nie je vSeobecne dostupna*. Ocakava sa, ze vyvoj GEP technolégii
umozni presne urCit, ktora konkrétna liecba bude mat’ u daného pacienta najlepSie vysledky“S.
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Klinicky vyskum, napriklad vyskum spbésobu p&sobenia potencialneho nového lieku alebo
vyskum na stanovenie u€inku kombinacie liekov, prechadza tymito Stadiami:

Predklinicky laboratéorny vyskum

Potencialne noveé lieky sa najskér skumaju na myelémovych bunkach v kultivate a na
zvieratach, aby sa zistilo, ¢i dany liek mézZe ucinkovat bez spésobovania vyznamnych
vedlajSich u€inkov. Ak laboratérne vysledky oddvodiuju zaver, Ze kandidat na liek je sfubny a
bezpecny, postupi do fazy klinického skusania. V jeho ramci sa mézu skumat’ aj novée
kombinacie liekov alebo nové spdsoby ich aplikacie.
Klinické Studie
Ulohou klinickych $tudii je testovat G&innost a bezpeénost liekov alebo ich kombinacii. Zagina
sa malou pilotnou Studiou a postupuje sa k Studii zahffajucej niekolko stoviek a niekedy aj
viac pacientov. Prebiehaju podla presnych pravidiel (protokolov), schvalenych nezavislou
etickou komisiou pre vyskum, ochranujucou zaujmy ucastnikov Studie. V su€asnosti prebieha
v Eurdpe Siroka Skala Studii*®, skumajucich:
» Lieky pouzivané v su€asnosti, napr. botezomib (Velcade®), thalidomid, lenalidomid
(Revlimid®)
* Novsie proteazomoveé inhibitory, napr. carfilzomib a imunomodulatérne lieky, napr.
pomalidomid
* Nové cielené terapie, napr. protilatky, signalne transdukéné inhibitory, cielena
radioterapia a vakcinacie
» Oblasti podpornej starostlivosti — kostné komplikacie, infekcie, bolest

Klinické Studie sa obyc€ajne uskuto€niuju v nemocniciach. Su financované bud organom
verejného sektoru (napr. Ramcové vyskumné programy Eurdpskej unie, vo Velkej Britanii su
to programy Rady Velkej Britanie pre medicinsky vyskum), sukromnou nadaciou (napr.
International Myeloma Foundation), organizaciou financujucou vyskum (napr. Myeloma UK,
Multiple Myeloma Research Foundation alebo European Myeloma Network) alebo
farmaceutickymi spolo¢nostami.

Od polovice 90-tych rokov sa EU v rdmci svojich programov podielala na financovani 25
vyskumnych projektov skumaijucich rézne aspekty myeldmu. Aktualne projekty financované
EU sa venuju molekularnym priginam rezistencie na lieky (projekt je vedeny vyskumnym
timom v Belgicku), optimalizacii lieCob pri vysoko rizikovom myeléme (Rakusko) a ochoreniam
kosti vyvolanymi rakovinou (Velka Britania)*.

Readlne svetové udaje

Dalsim aspektom vyskumu je $tidium realnych udajov zo sveta a analyza myelémovych
registrov, zhromazdujucich data o epidemiologii myelomu v celej populacii. Analyza registrov
sa moéze stat zdrojom lepSieho porozumenia tomu, ako ochorenie postihuje velké mnozstvo
ludi — Co je obzvlast délezité pri zriedkavej chorobe akou je myeldm. Umoziuju vyskumnikom
skumat mozné vztahy medzi vyskytom a prevalenciou choroby, a jej enviromentalne alebo
populacné faktory.

Akym vyzvam a obmedzeniam ¢€eli vyskum myelému?

Financovanie a stanovovanie priorit

Vyskum by mal byt sustredeny na oblasti, kde je najvacsi potencial na zlepSenie zZivota
pacientov s myeldomom. Farmaceuticky priemysel, ktory financuje 79% vyskumnych projektov
realizovanych kazdoro¢ne v EU%, by mal prinasat najkvalitnej$ie vyskumné projekty,
dostatoCne velké na zabezpecenie Statistickej validity, s realnym potencialom zmenit’ Zivoty
pacientov.
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Organizacie pacientov mézu pomdct so stanovenim priorit a cielov vyskumu, a s
presadzovanim adekvatneho, prednostného financovania vo verejnom aj sukromnom sektore.
Tvorcovia zdravotnickeho zakonodarstva a pravidiel by mali sistavne monitorovat a
vyhodnocovat, €i su prostriedky investované do vyskumu zhodnocované ¢o najlepSimi
vysledkami.

»1rhova ekonomika nedokaze zabezpecit adekvatny vyskum pre vSetky druhy rakoviny. V
tejto oblasti méze preto Eurdpa preukazat svoju pridand hodnotu podporou akademického
a translacného vyskumu***. M6Zzeme pouzit zdroje Siedmeho ramcového programu na
nastartovanie vyskumu a inovacii v oblasti primarnej prevencie, skriningu a v€asnej
detekcie, ako aj v oblasti novych protirakovinovych liekov a lie€ob, najma pre zriedkavé a
tazko lieCitelné rakoviny, ktoré sa priemyslu neoplatia...mézeme revidovat' politické
pravidla a stimulovat’ buduci vyskum.®

Adamos Adamou poslanec Eurépskeho parlamentu
Jeden z predsedov iniciativy Poslanci proti rakovineftt, 10.april 2008

Legislativna kontrola

Klinické $tudie v EU st regulované Nariadenim EU o klinickych $ttdiachs?, ciefom ktorého je
zabezpecenie ochrany zaujmov ucastnikov Studii pred akoukolvek ujmou a zaistenie vedeckej
validity vysledkov. Prieskum pdsobenia tohto nariadenia v3ak preukazal, ze je v rozlicnych
Clenskych Statoch rézne interpretované a aplikované, pricom sa zdvojnasobili naklady na
prebiehajuce klinické Studie oproti stavu pred jeho prijatim a pocet Studii realizovanych medzi
rokmi 2007 a 2011 klesol 0 25%53.

Tieto tazkosti vyustili v juli 2012 do predlozenia navrhu nového pravneho aktu®* — tentokrat
smernice. Smernica ma v ¢lenskych Statoch priamu zakonnu silu, na rozdiel od nariadenia,
ktoré musi byt implementované do narodnych pravnych poriadkov, ¢o ¢asto vedie k
odliSnostiam v interpretacii jednotlivymi krajinami.

Navrhovana smernica prinesie jednoduchsie pravidla a vy$siu transparentnost. Uginnost by
mala nadobudnut v roku 2016. Eurépska komisia sa domnieva, Ze tato zmena povedie k
minimalizacii byrokratickej zataze spojenej s odliSnymi pravidlami pre Studie v jednotlivych
krajinach, ¢im sa v Eurdpe umozni realizacia va¢sieho mnozstva novych studii.
Obmedzovanie duplicity

V EU je vyskum rakoviny (v&etkych typov) a jej lie€by rozmanity a fragmentarny. Eurépska
komisia vyzyva na spolupracu a lepSiu koordinaciu vyskumu, ktora povedie k obmedzeniu

duplicity a rychlejSiemu napredovaniu®®. V ramci svojho Siedmeho ramcového vyskumného
programu EU financuje niekolko spolo&nych klinickych $tidiise.

Prenasanie vysledkov vyskumu do klinickej praxe

Pacientske organizacie mézu upozorfiovat kompetentné Statne organy na najsfubnejsie
vysledky klinickych Studii, a prispiet tym k ich rychlejSiemu preneseniu do klinickej praxe.
Nezavisi to v8ak iba od pacientskych organizacii, ich iniciativa mdze byt iba krok spravnym
smerom.

*** Translacny vyskum (translational research) spociva v prenasani poznatkov zakladného vyskumu do klinickej praxe a
v spatnom rieSeni klinicky vyznamnych problémov v onkoldgii vyuzitim experimentalnych pristupov in vitro a in vivo
na zvieracich modeloch. Pozn. prekladatelky

Tt MEPs Against Cancer
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Vyskum zriedkavych choréb

Myelédm jednou z najvzacnejSich foriem rakoviny, preto je trh liekov na jeho lieCbu maly a
motivacia na vyskumné projekty nizka. Nedostatok pacientov je na tarchu organizatorom studii,
usilujucich sa o $tatisticky hodnotné vysledky. Zastupcovia zaujmov pacientov viak nesmu
polavit v upozorfiovani na naliehavé terapeutické potreby ludi so zriedkavymi chorobami.

Inovativna medicinska iniciativa (IMI)¥* si kladie za ciel podporovat Studie venované
zriedkavym a opominanym chorobam?®’. Mieni sa sustredit na definovanie strategickych tém
majucich maximalny efekt, ako aj na myslienky, schopné zmenit pravidla hry, a na oblasti s ¢o
najvacsim poctom spolocnosti schopnych spojit’ svoje sily do koordinovaného vyskumus®8.
Postoj pacientov ku klinickym Studiam

Napriek tomu, Ze jednym z €lenov etickej komisie schvalujucej vyskumné projekty byva aj
pacient alebo zastupca organizacie pacientov, postoje pacientov su kvoli prisnym pravidlam
vedenia Studii zohladriované len malo. Vklad pacientov mdéze byt vyrazne vacsi — i uz
prostrednictvom pripomienkovania legislativy alebo zakotvenim faktoru vyznamu pre pacientov
ako jedného z meradiel vystupov Studie.

Dva aktudlne FP755 projekty financované EU56

» PatientPartner (Identifikacia potrieb pacientov ako partnerov v klinickom vyskume), ktory
mieni zapojit’ pacientske organizacie do lepSieho prispésobenia vyskumu potrebam
pacientov, a

+ PREDICT (ZvySovanie ucasti starSich pacientov v klinickych Stadiach) skima, preco su
starsi pacienti nedostatocne zastupeni v klinickych Stadiach, a ¢o je potrebné urobit na
zlepSenie ich participacie.

Vypocujme si aj zIé spravy

Negativne vysledky vyskumu financovaného farmaceutickymi spolo€nostami neboli v minulosti
vzdy zverejnené, no v sucasnosti dochadza k zmene. Pacientske organizacie a ostatni
vyskumni pracovnici maju pravo vediet nielen o pozitivnych, ale aj o negativnych vysledkoch
klinickych studii. Dozvedia sa tak, ktora lie€ba nie je u€inna alebo ma horsie vedlajSie ucinky a
vyhnu sa zbytoénej duplikécii neuzitoénych vyskumnych projektov. Pripravovana smernica EU
o klinickych stadiach obsahuje povinnost oznamit prislusnym statnym organom vysledky
vyskumu do jedného roka od jeho ukon&enia. Toto ustanovenie by mali pacientske organizacie
podporovat.

Zhruba od druhej polovice roka 2013 budu pozitivne aj negativne vysledky klinickych studii
zverejnované na web stranke www.clinicaltrialsregister.eu.

Pouzivanie biologického materialu

Pacienti, ktori poskytnu svoje tkanivo na laboratorne $tudie maju mat istotu, Ze bude pouzité v
zmysluplnom vyskume, z ktorého budu nakoniec tazit’ dalSi pacienti. Efektivne vyuzivanie
biologického materialu je rovnako délezité ako efektivne vyuzivanie financnych prostriedkov.

Priority pacientov

Nazor pacientov na to, €o je potrebné urobit vo vyskume myeldomu sa nie vzdy zhoduje s
nazormi vyskumnikov. Prioritou pre pacienta je, aby bol vyskum pro-pacientsky orientovany, v
idealnom pripade by mal priniest strategicky poznatok, z ktorého ma pacient priamy uzitok.

#t Ml je spoloénym projektom Eurépskej komisie a Eurépskej federacie farmaceutického priemyslu EFPIA, vytvarajuca
agendu strategického vyskumu v oblasti inovativnej mediciny so spolo€¢nym financovanim.

$§ FP7 je skratka pre Seventh Research Framework Programme - Siedmy ramcovy vyskumny program Eurdpskej Unie.
Pozn. prekladatelky
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Idealne priority klinickych studii z pohladu pacientov
* Najst praktické alternativy ku kortikosteroidom
» Definovat optimalnu lie€bu starSich pacientov s vysokym rizikom
* Najst rieSenie periférnej neuropatie — vedlajSieho ucinku postihujuceho viac ako
75% pacientov lie¢enych bortezomibom a thalidomidom

“x

* Umoznit, aby sa “Studie priatel'ské k pacientovi®, ktoré vychadzaju z potrieb
pacientov (bez ohladu na to, €i su iniciované farmaceutickou spolo¢nostou alebo
vyskumnikmi) stali vychodiskom pre schvalovanie liekov

» Publikovat aktualne informacie o Studiach
* Realizovat popri klinickych studiach aj psychologicky vyskum

Pacienti vel'mi ochotne participuju na klinickych studiach

Mnohi pacienti maju zaujem zuc€astnit’ sa na klinickych Stadiach, ktoré im mézu poméct lepSie
zvladat myeldm a zvysit' kvalitu zivota.

O zaradeni pacienta do klinickej Studie rozhoduje lekar. Mnohé webové stranky prinasaju
prehfad o prebiehajucich Studiach, do ktorych sa hladaju pacienti. Jednou z nich je aj stranka
Registra klinickych $tudii EU Clinical Trials Register, cez ktort sa da vstupit do databazy
EudraCT, vyuzivanej prislusnymi Statnymi organmi na pristup k udajom z klinickych studii, a aj
do databazy USA****.

Vysledky vyskumov maju byt informacnou bazou pre klinické a praktické rozhodnutia ¢i
pacientovi ponuknut nové lieky alebo lie¢bu nejakym sp6sobom modifikovanu, ktora zvySuje
nadej na remisiu alebo zmierriuje jeden alebo viac vedlajSich u€inkov. Takéto rozhodnutie by
malo byt etické, nekonkurenéné a prednostné.

Organizacie pacientov by mali mat’ kontakt s realizatormi Studie, vdaka ktorému sa uistia, ze
vyskumnici zdielaju tieto priority. Mnohi lekari vklad pacientskych organizacii ocefiuju, kedze
prave pacienti su ti, ktori lieCbu dostavaju a musia znasat jej vedlajSie ucinky.

Medzi priority pacientskych organizacii pri presadzovani orientacie vyskumu na pacienta by
malo patrit:

Najst praktické alternativy ku kortikosteroidom

Tyka sa to najma dexametazonu, v suasnosti hlavnej zloZky liecby, ktory vyvolava
neprijemné vedlajSie ucinky, ako su strata hmotnosti a ochabovanie svalov, alebo naopak
priberanie na vahe, nafukovanie, podrazdenost, osobnostné zmeny, hyperaktivita a
nespavost.

Urcit optimalnu liecbu starsich pacientov s vysokym rizikom

Starsi pacienti su obvykle v horSej kondicii a horSie zvladaju intenzivnu chemoterapiu, po
ktorej nasleduje transplantacia kmenovych buniek. Zvy€ajne im je preto ponuknuta menej
invazivna (a menej Uspesna) lieCba. Tato skupina pacientov naozaj potrebuje uspokojivejsiu
alternativu lieCby.

Najst riesenie periférnej neuropatie

Castym a rugivym symptémom myeldmu su bolest, brnenie a otupelost v rukach a chodidlach,

prameniace z periférnej neuropatie. M6ze sa vyskytovat uz v ¢ase stanovenia diagnozy a
postihuje viac ako 75% pacientov lie¢enych bortezomibom a thalidomidom?5°.

“ http://www.clinicaltrialsregister.eu/ and http://www:.clinicaltrials.gov/
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Flexibilita pri pouzivani schvalenych liekov v klinickych Studiach

Pacientské organizacie by v spolupraci s Eurépskou liekovou agenturou (EMA) mali pésobit
na vacsiu flexibilitu klinického vyskumu kombinacii novych liekov porovnavanych s
existujucimi schvalenymi liekmi (“referencny liek alebo komparator®), ktoré musia byt
podavané iba v davkach a podfa schémy, uréenych pri ich schvaleni na trh.

Casto sa vak stava, Ze pri pouzivani liekov sa zisti, Zze malé odchylky od schvéleného
davkovania alebo schémy podavania tohto referenéného lieku prinasaju mensie vedlajSie
ucinky pri rovnakej efektivite.

V ramci klinickej Studie je mozné skumat aj experimentalne podavanie schvaleného lieku, no
akakolvek odchylka od spdsobu davkovania musi byt v projekte Studie jasne odévodnena vo
vztahu k ucinnosti a bezpecnosti lieku pre pacienta zu€astriujuceho sa na stuadii. V tomto
Stadiu pripravy klinickej Studie méze byt velmi cennou interakcia s pacientskou organizaciou,
prinaSajucou realny pohlad na potreby pacienta.

Zverejiiovat’ aktudlne informacie o Studiach

Zverejnovanie informacii o planovanych Studiach a ich vysledkoch ma pre pacientov
nesmierny vyznam. Informacie o $tudiach v 28 &lenskych $tatoch EU uz st zverejfiované v
Registri klinickych studiitttt. KedZe nie kazda eurdpska krajina participuje na klinickych
$tudiach, zverejiiovanie vysledkov, vyzadované pripravovanou legislativou EU zaisti, Ze
pacienti s myeldmom a ich lekari sa mézu dozvediet o prebiehajucich Studiach a ich
vedeckych a klinickych zaveroch. Eurépska liekova agentura teraz skima a diskutuje
praktické otazky spojené so zverejiiovanim udajov, ktoré budu sluzit tak pacientom ako aj
kompetentnych organom verejného zdravotnictva®®.

Vyskum veduci k personalizovanej starostlivosti

Tento aspekt je velmi dolezity, kedZe reakcie jednotlivych pacientov na lieCbu, ba dokonca aj
reakcie na ten isty liek, podavany v rozlicnych stadiach rozvoja myelému, sa velmi liSia. Prave
z tohto dévodu su predmetom vyskumu aj genetické priciny myelému. Jednou z
najvyznamnejSich iniciativ v tejto oblasti je Genomicka iniciativa mnohopocetného myelému v
ramci Nadacie na vyskum myelému, ktora si kladie za ciel uplné zmapovanie gendému
myelému®! a Studie CoMMpassSM, zahffajucej 1000 novo diagnostikovanych pacientov, ktora
sa snazi rozpoznat molekularne a genetické zmeny poukazujlice na rozvoj choroby®?,

Psychologicky vyskum

Popri klinickych Studiach je potrebné realizovat’ aj kvalitativny vyskum emoc€nych a
psychologickych potrieb pacientov a ich pribuznych, ako aj vyskum stratégii na ich podporu.
Pacientske organizacie, ktoré dobre poznaju osobné skusenosti fudi zasiahnutych myelémom,

naliehavo volaju po vacsej aktivite v tejto oblasti. Je potrebné podporovat nacvik suvisiacich
zru€nosti a vacsiu vnimavost k tymto potrebdm medzi zdravotnickymi pracovnikmi.

Pozvat’ pacientske skupiny za stél

Pacienti a pacientske organizacie mézu v laboratornom a klinickom vyskume zohravat
obrovsku a mnohostrannu ulohu. Domnievame sa, ze ich prinos je malo vyuzivany,
pravdepodobne na Skodu ostatnych subjektov vyskumu. Pacienti a ich organizacie mézu
ovplyvhovat vyskum a pomahat mu mnohymi spésobmi, vratane:

Upozornovat’ na vyskum a zvySovat’ informovanost’

Dostupnost vhodnych klinickych studii sa v jednotlivych krajinach nepochybne rozni, v
zavislosti od existencie Specializovanych centier a lekarov podielajucich sa na vyskume.

Tt http://www.clinicaltrialsregister.eu/
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Uloha pacientskych organizacii spo&iva najma v tom, Ze vyskumnikom sprostredkuju pohlad
pacientov a informuju obe strany o praktickych problémoch pristupu k Studiam. Tie spocivaju v
miere iniciativnosti pacienta pri prehlfadavani internetovych databaz, zapojeni alebo absencii
zapojenia Specialistov do Studii, ¢i iba jednoducho v dostupnosti Stadie vhodnej pre pacienta v
spravnom Case na primerane dostupnom mieste.

Presadzovat’ zmeny pravidiel

Pacienti a ich zastupcovia su velkym prinosom v procese autorizacie klinického vyskumu —pri
praci etickych komisii, tvorbe projektov a pri schvalovani uvedenia lieku na trh.

Na eurdpskej Urovni su zastupcovia pacientov riadnymi ¢lenmi s plnym hlasovacim pravom v
Europskej liekovej agenture (EMA) a v mnozstve jej komisii tykajucich sa myelému, vratane
Komisie pre lieky na zriedkavé choroby, ktorej podpredsedom je zastupca pacientov®3, Komisie
pre pokrocilé lieCby a Komisie na hodnotenie rizika liekov.

Zastupcovia pacientov tiez pomahaju poradnym skupinam EMA pri propagacii vyvoja liekov,
poskytovani presnych informacii pacientom a pri presadzovani rovnakej dostupnosti liekov na
europskom a narodnom stupni.

Pacienti so zriedkavymi chorobami su v EMA vitani, aby ako znalci prispievali k vyvoju produktov
na ich chorobu, napr. pri priprave protokolov. Ugast pacientov na praci EMA v$ak nijako
neovplyvriuje pravidla pre stanovovanie cien liekov a ich uhradu, kedZe tieto otazky nepatria do
pbsobnosti EMA.

V ramci EU p6sobi Eurépskou liekovou agenturou vytvorena Pracovna skupina pacientov a
spotrebitelov, ktorej Clenmi su zastupcovia mnohych eurdpskych pacientskych organizacii.
NajlepSim prikladom prispevku pacientskych organizacii ku schvaleniu lieku je schvalenie
thalidomidu a lenalidomidu na lie€bu myeldmu v Eurépe. Dostupnost tychto liekov sa vSak aj po
schvaleni EMA v jednotlivych krajinach velmi liSi¢4.

Na narodnej urovni su medzi krajinami velké rozdiely v stalej u€asti zastupcu pacientov na praci
regulacnych komisii, pricom v mnohych krajinach nie je vibec mozna. Praca v takychto
komisiach poskytuje priestor pre presadzovanie jednotnych eurdpskych cielov a ovplyviovanie
pravidiel pre ur€ovania cien liekov a ich Uhradu.

Prijatie a implementacia vysledkov vyskumu

Dal3ou oblastou neocenitelného prinosu pacientov je oblast Hodnotenia zdravotnickych technik
(HTA), pouzivanych v mnohych eurépskych krajinach kompetentnymi organmi a organizaciami
na overovanie vysledkov réznych druhov lieCby a rozhodovanie o ich efektivite vo vztahu k
ucinnosti a vynalozenym finanénym prostriedkom. HTA vyhodnocuje vysledky vedeckych studii,
ktoré su doplnené informaciami od pacientov a ich opatrovatelov o ich realnej skusenosti s
lieCbou v praxi. Zameriavaju sa nielen na to, ¢i doSlo k zmierneniu symptémoy, ale aj do akej
miery, a €o to stalo vo vztahu k vedlajsim uc¢inkom a uGzitku lieCby, ktory by sa bez nej
nedosiahol®®.

Zaver

Vyskum je pre pacientov s myeléomom kfu¢ovou oblastou zaujmu. Prinos vyskumu v buducnosti
sa zda byt sfubnym, realitou pritomnosti su regulacie, vysoké naklady a nedostatok zaujmu o
pacienta. Pripravovana smernica EU o klinickych §tudiach ma znizit administrativnu zataz
kladenu na vyskumné projekty, a tym povzbudit vznik va¢sieho mnozstva klinickych studii v
Eurdpe, z ktorych budu profitovat eurdpski pacienti. Smernica ma nadobudnut’ ucinnost az v
roku 2016, potrva tak eSte roky, kym jej dopady pocitime. Kym sa tak stane, maju pacientske
organizacie dblezitu ulohu oboznamit kompetentné Statne organy, a subjekty realizujuce a
financujuce vyskum tak vo verejnom sektore, ako aj vo farmaceutickom priemysle, s naliehavymi
prioritami pacientov.
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Odporuc€ania: Vyskum

Pre vSetky zu€astnené subjekty

* Snazit’ sa o SirSiu spolupracu jednotlivych subjektov vyskumu a vytvorit tak stratégie
spajajuce ich odliSné ciele a minimalizujuce duplicitu vyskumnych projektov

* Podporovat’ a investovat do zdielaného vyskumu, napr. prostrednictvom spolo¢nych
projektov, spoluprace financovanej EU medzi priemyslom a univerzitami a projektov
ako je Inovativna medicinska iniciativa

* Presadzovat priamy vyskum, ktory prinesie fudom trpiacim myeldmom najvacsi
uzitok

Pre pacientske organizacie

* Upozorfiujte kompetentné organy na najsfubnejsie vysledky klinickych studii, aby sa
mohli ¢o najrychlejSie premietnut’ do Standardov liecby

+ Podporujte ciele pripravovanej legislativy EU o klinickych $tudiach umoziujicej
zabezpecenie lepSieho pristupu pacientov z celej Eurdpy ku klinickému vyskumu a
stimulujucej vyskumnikov, aby po zjednoteni pravidiel realizovali svoje projekty prave
v Eurépe

* Vyuzite prilezitost poskytnutu pripravovanou legislativou o klinickych Studiach na
presadenie vacsej uCasti zastupcov pacientov pri kontrole klinickych studii a na
zdéraznovanie nevyhnutnosti orientacie novych liekov na potreby pacientov a nie iba
na poziadavky pre schvalenie ich predaja

* Doérazne obhajujte nutnost vacsieho mnozstva vyskumnych projektov orientovanych
na psychologicku podporu pacientov, ako aj potrebu Skoleni a zvySovania vedomosti
zdravotnickych pracovnikov v oblasti emo&nych potrieb pacientov a ich blizkych
0s0b

Pre organy schvalujuce uvedenie liekov na trh

* Monitorujte a preverujte uroven vyskumnych studii, aby potreby pacientov boli
premietnuté do vysledku investicie

Pre medzinarodné nadacie podporujuce vyskum
* Pokracujte, a kde je to mozné rozsirte podporu klinického vyskumu v oblasti liecby a
napokon aj vylieCenia myelomu
* Pokracujte a rozS8irujte interakciu s pacientmi veducu k zdérazrovaniu
najdolezitejSich priorit financovania vyskumnych projektov v buducnosti
Pre farmaceuticky priemysel
+ Prehibte mechanizmy interakcie so zastupcami pacientov pri vytvarani klinickych
studii
* Uprednostnite Studie orientované na potreby pacientov

» Zverejiujte negativne zistenia rovnako ako pozitivne, aby bolo mozné rozpoznat,
ktora liecba neucinkuje alebo ma v porovnani s existujucou lie€bou horsie vedlajsie
ucinky
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5. Uginny pravny ramec liegby a starostlivosti o pacientov s
myeldmom

Eurdpska unia nie je sice priamo zodpovedna za systém zdravotnej starostlivosti alebo za jej
poskytovanie v ¢lenskych Statoch, zohrava vSak vyznamnu ulohu pri presadzovani opatreni
zlepsujucich verejné zdravie a pri koordinovani usilia jednotlivych &lenskych $tatov. Vplyv EU
na vytvaranie expertnych centier a eurépskej referencnej siete je obzvlast dolezity pre
zriedkavé ochorenia ako myelém, s obmedzenym poc¢tom pacientov a potrebou koncentracie
pripadov na Specializovanych pracoviskach s dostatoénymi skisenostami. Prepracovany
systém vymeny informacii a koordinacie starostlivosti by pomohol zlepSit' pristup k zdravotne;j
starostlivosti pacientom z vidieckych a odlahlych oblasti, ktori mézu mat tazkosti s
dostupnostou medicinskej opatery. V ramci agendy verejného zdravia EU je kladeny velky
doéraz na podporu vzniku narodnych planov boja proti rakovine a koordinaciu registrov a
databaz.

NajdolezitejSie informacie
» Zriedkavé ochorenia, vratane myelému, su jednou z priorit stratégie Eurdpskej

komisie pre oblast zdravotnictva v rokoch 2008-2013, obsahujucej opatrenia na
zlepSenie dostupnosti lieCby a podporu vyskumu tychto choréb

* Nie vSetky Clenské Staty garantuju uplnu dostupnost’ kazdého lieku na zriedkavé
ochorenia, bez ohladu na ich schvalenie Eurépskou liekovou agenturou

+ Kragovymi aspektami stratégie EU a &lenskych $tatov vo vztahu k myelému su:
o Rozpoznanie a podpora Specializovanych - expertnych centier a zlepSovanie
diagnostickych a lie€ebnych moznosti v ¢lenskych Statoch

o Vytvorenie eurépskych referencnych sieti s U¢astou narodnych expertnych
centier, ¢im sa pacientom umozni pristup k expertnej starostlivosti, informaciam,
diagnostike, starostlivosti, vzdelavaniu a vyskumu

Vytvorenie jednotnych narodnych planov boja proti rakovine
Vytvorenie Standardov pre lie€bu myelému

Zabezpecenie v€asného a spravodlivého pristupu k liekom
ZabezpecCenie transparentnej a regulovanej tvorby cien liekov
Hodnotenie zdravotnickych technik

O O O O O O

Prevadzkovanie komplexnych registrov a databaz

» Pacientske organizacie by mali aktivne vstupovat do tvorby Standardov lieCby, aby
zabezpedili u€innu implementaciu legislativy EU v ¢lenskych Statoch, ¢o povedie k:
o Zabezpeceniu spravodlivého pristupu k liecbe
o Zamedzeniu duplicity postupov
o Skorej dostupnosti liekov na zriedkavé choroby
o ZlepSeniu diagnostiky a starostlivosti
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Prehlad aktualneho pravneho ramca v Eurépe

V Eurépe zodpovedaju viady ¢lenskych Statov za tvorbu svojej zdravotnickej politiky a za
organizaciu a zabezped&enie zdravotnickych sluZieb a zdravotnej starostlivosti. Ulohou
Eurdpskej Unie je dopinat narodné stratégie a motivovat &lenské $taty na spoluprécu pri
zlepSovani verejného zdravotnictva, prevencii fyzickych a duSevnych choréb a pri
odstrafiovani zdrojov ohrozenia fyzického a du$evného zdravia®. EU pdsobi na starostlivost o
pacientov s myeldmom svojou legislativou, a aj nezavaznymi odporucaniami.

V oblasti zriedkavych choréb, vratane myelému, je EU aktivna od roku 1999. Tieto choroby
boli oznacené za prioritu aj v stratégii Europskej komisie pre oblast zdravotnictva v rokoch
2008-2013¢7. Aktualna stratégia EU, vyjadrena v komuniké Komisie z r. 2008 a v
odporucaniach Rady z r. 2009, podporuje narodné stratégie, vratane narodnych akénych
planov a povzbudzuje spolupracu a lepSiu vymenu informacii medzi Clenskymi Statmiss.

Akény plan EU vyzyva élenské $taty budovat expertné centra (na Grovni &lenskych $tatov
nazyvané aj referencné centra) a europske referencné siete, ktoré maju viest k univerzalnej
dostupnosti kvalitnej starostlivosti o pacientov trpiacich zriedkavymi chorobami®®. Eurépska
komisia v sulade s ¢lankom 12 Smernice o cezhrani¢nej zdravotnej starostlivosti vypracuva
podmienky a pravidla pre zakladanie a prevadzku expertnych centier a eurépskych
referencnych sieti.

Tieto kroky su posilnené opatreniami na zlep&enie pristupu k liekom na zriedkave
ochorenia®#** a moznymi stimulmi na podporu vyskumu vzacnych choréb a vyvoja liekov®,
V praxi vSak nie vSetky Clenské Staty garantuju upinu dostupnost’ kazdého lieku na zriedkavé
ochorenia schvaleného pre uvedenie na trh7°.

Odporudéania Rady EU pre boj so zriedkavymi ochoreniamissss pozaduju od &lenskych $tatov
vytvorenie narodnych planov boja proti zriedkavym chorobam najneskér do roku 2013,
zveladovanie informacnych zdrojov, rozpoznavanie potrieb a priorit vyskumu a podporu ucasti
v fiom, pomoc pri vytvarani expertnych centier, poskytnutie narodnych skusenosti do pripravy
europskych Standardov, Sirenie a zdielanie odporu¢anych postupov a posilfiovanie postavenia
pacientskych organizacii’'.

Komisia expertov Eurépskej unie na zriedkavé choroby (EUCERD*****) bola zaloZzena v roku
2009 na podporu eurdpskych aktivit v tejto oblasti. Europska komisia tiez v r, 2008-2011
podporovala Eurépsky projekt na podporu vytvarania narodnych planov boja proti zriedkavym
chorobam (EUROPLANTttT), V su€asnosti podporuje vytvorenie spolo¢ného akéného planu
¢lenskych Statov na boj so zriedkavymi chorobami (2012-2015), ktory posunie a doplni pracu
vykonanu v ramci EUROPLAN, a podpori kompetentné Statne organy ¢lenskych Statov v ich
usili vytvarat' a presadzovat narodné plany boja so zriedkavymi ochoreniami.

## Lieky na zriedkavé ochorenia su urc¢ené na diagnostiku, prevenciu alebo lie€bu zivot ohrozujuceho alebo trvalo
oslabujuceho stavu, ktory postihuje menej ako 5 oséb z 10 000.

8888  Odporucania Rady vyzyvaju na konkrétne kroky, no na rozdiel od nariadeni a smernic nie su pre ¢lenské Staty
zavazné.

R http://lwww.eucerd.eu/_PP__1.html

111 http://www.europlanproject.eu/_newsite_986987/project.html
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Kracové aspekty euréopskych a narodnych stratégii
Expertné centra

Napad vytvorit expertné centra sa v EU objavil v roku 2008. V roku 2010 bol podporeny
rezoluciou Eurépskeho parlamentu, podla ktorej je potrebné uskuto&nit’ Specialne kroky pre
zriedkavé a menej Casté druhy rakoviny.

Smernica EU o pravach pacientov pri cezhraniénom poskytovani zdravotnej starostlivosti
Specificky odkazovala na eurdpske referenéné siete a expertné centra vo svojom ¢lanku 12,
¢im sa stala prvou legislativnou zakladriou pre implementéaciu sieti a uznanie expertnych
centier na Urovni EU. Zmyslom tychto centier a sieti je zdielanie poznatkov s ostatnymi
centrami v celej EU a vytvorenie kanalov pre vymenu informécii, §im sa odborné vedomosti
stanu Siroko dostupnymi”2. Tieto centra, fungujuce podla prisnych pravidiel a podmienok (ktoré
v su€asnosti pripravuje Eurdpska komisia), budu poskytovat’ Specializované sluzby, napr. pre
jednu zriedkavu chorobu alebo jednu skupinu zriedkavych choréb.

V niektorych ¢lenskych Statoch su uz podobné systémy zavedené. Kritéria pre ich fungovanie,
hoci su v sulade s odporu¢aniami EUCERD?3, sa v jednotlivych krajinach liSia™.

Narodné expertné centra v Eurépe (december 2011)
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- EC su vytvarané podla narodného planu/stratégie boja proti zriedkavym ocho'reniam
[ EC nie st vytvarané podla narodného planu/stratégie boja proti zriedkavym ochoreniam
|| EC uznavané v réznej miere, no bez oficialneho oznagenia za EC
. | EC iba podla reputacie/sami seba za EC oznadujuce
= Krajiny, ktoré planuju urgit EC v narodnom plane/stratégii boja proti zriedkavym ochoreniam
Zdroj: Sprava Expertnej komisie EU pre zriedkavé ochorenia o aktivitach v boji proti zriedkavym chorobam v
Eurépe zr. 20127
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Eurépske referencné siete

V r. 2008 vyzval Eurdpsky parlament Eurépsku komisiu, aby pouzila peniaze zo Strukturalnych
fondov a Siedmeho ramcového vyskumného programu na vytvorenie a financovanie
referencnych sieti pre zriedkavé a tazko lieCitelné druhy rakoviny. Tieto referenéné siete mali
umoznit’ efektivne spojenie zdrojov a vedomosti na zlepSenie diagnostiky a lieCby™. Komisia
na tuto vyzvu reagovala vydanim dokumentu Eurdpske partnerstvo v boji proti rakovine na
roky 2009-2013%. Na ten ma nadvazovat novy spolocny plan boja proti rakovine (2013-2016),
dopifajuci uz vykonanu pracu.

Odporucania Komisie z r. 2009 vyzyvali Clenské Staty podporovat vytvaranie referenénych
sieti, spajajucich expertné centra venujuce sa zriedkavym chorobam a zlepsit tak pristup k
diagndze a kvalitnej zdravotnej starostlivosti. Eurdpska legislativa v oblasti cezhrani¢nej
zdravotnej starostlivosti’® si kladie za ciel prave prostrednictvom eurépskych referenénych
sieti zlepSovat pristup k diagnéze a SpiCkovej zdravotnej starostlivosti pre vSetkych pacientov,
ktorych stav si vyZaduje osobitnu koncentraciu zdrojov alebo vedomosti.

Tieto siete boli navrhnuté tak, aby zjednodusili vymenu informacii a spolupracu medzi
profesionalmi a expertnymi centrami. Zaroven su centrami medicinskych Skoleni a vyskumu,
Sirenia a hodnotenia informacii, najma v oblasti zriedkavych choréb. Nariadenie uklada
Komisii povinnost’ vytvorit podmienky a pravidla pre referenéné siete’. Z pohladu pacientov
su siete velmi hodnotnym krokom vpred, kedZe umoziiuju profitovat z poznatkov a skusenosti
vyskumnikov z inych ¢lenskych Statov.

V sucasnosti eSte neexistuju ziadne referencné siete venované prave myeldomu, prebieha viak
pilotné hodnotenie sieti 11 inych chordb, ktoré umozni urcit agendu dalSich sietis.

Je dblezité, aby pacientske organizacie zaujali aktivny postoj k budovaniu eurépskych
referencnych sieti v r. 2012 - 2014. Mali by vplyvat na vlady jednotlivych ¢lenskych Statov a na
Eurdpsku komisiu, aby pri tvorbe referenénych sieti zohladnili potreby pacientov, napr. v
oblasti vyskumu. Zapojenie vyskumnikov by malo mat prisne neutralne kritériami.

Narodné plany boja proti rakovine

Narodné plany boja rakovine, presadzované v stanovisku Eurdpskej komisie o boji proti
rakovine z r. 2009%, su iniciativy v oblasti verejného zdravia zamerané na znizenie vyskytu
rakoviny a umrtnosti na fu a na zlepSenie kvality Zivota pacientov s rakovinou. Na dosiahnutie
tohto ciela vyuZivaju dokazmi podloZzené kroky v oblasti prevencie, diagnostiky, lieCby,
paliativnej starostlivosti a vyskumu?. Jednym z ich najddleZitejSich cielov je podpora vyvoja
Standardov zdravotnej starostlivosti a zdérazfovanie vyznamu v€asnej diagnézy. Niektoré
Clenské Staty eSte ani nezacali s pracou na planoch boja proti rakovine, v inych ¢lenskych
$tatoch su iba v §tadiu pripravy. Stadia z r. 2009 venovana narodnym planom proti rakovine
zistila, ze iba 19 z 31 eurdpskych Statov ma funkény plan boja proti rakovine (pricom z tychto
19, 4 patrili krajinam ustavne v€lenenym do Velkej Britanie)’® a medzi jednotlivymi planmi su
signifikantné rozdiely. V mnohych boli zretelné hluché miesta v oblasti ich aplikacie, cielov,
¢asového ramca a financovania’@.

Dostupnost’ liekov na zriedkavé ochorenia

+ Dolezité lieky stale nie si dostupné. Lieky na zriedkavé ochorenia musia byt
dostupné za akceptovatelnt cenu. V EU je mnoho prikladov nedostatoénej dostupnosti
dolezitych liekov, napr. Rumunsko, kym napr. v Pol'sku dostupnost’ stale este zavisi od
vysledku jednania medzi farmaceutickou spoloénostou a kompetentnym Statnym
organom
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» Vyzva na zjednotenie cenovej politiky a pravidiel uhrady lie€by. Eurépska
organizacia zriedkavych choréb (EURORDIS) vyzvala v r. 2009 v spolupraci s
farmaceutickym priemyslom a vedeckymi kapacitami Eurépsku Komisiu a EMA na
vytvorenie pracovnej skupiny eurdpskej spoluprace, ktora by vedecky stanovila klinicku
pridanu hodnotu liekov na zriedkavé choroby’. Zamerom pritom bolo vytvorit’ spolo¢nu
bazu pre narodnu cenotvorbu a pravidla uhrady nakladov na takuto lieCbu.

» Tri dotaznikové studie realizované v r. 2004 — 2010 EURORDIS a Farmaceutickym
férom EU preukazali, Ze “rovnaky a v&asny pristup pacientov k schvalenym liekom na
zriedkavé choroby je stale problematicky a trhova dostupnost sa v ramci a medzi
Clenskymi Statmi znacne liSi“®0. Eurépska komisia zastreSila Studiu spolo€nosti Ernst &
Young, ktora sa stala zakladom odport¢ani Komisie expertov EU na zriedkavé choroby
v r. 201280, Odporucania zakotvuju mechanizmus vymeny informacii medzi lenskymi
Statmi, ktoré im maju poméct dospiet’ k informovanym rozhodnutiam v oblasti pristupu k
liekom na zriedkavé choroby a k preklenutiu nedostatku poznatkov v ¢ase schvalovania
uvedenia lieku na trh®',

» Je zdiel'anie rizika spravnou odpovedou? Jednou z odpovedi na problém dostupnosti
liekov na zriedkavé choroby je zdielanie rizika. Takyto pristup bol vyuzity pri povoleni
bortezomibu (Velcade®) na lieCbu myeldmu vo Velkej Britanii. Dohoda je taka, ze Stat
uhradi naklady na lie¢bu iba ak pacient dosiahne Uplnu alebo iasto¢nu remisiu po
Styroch cykloch lie€by. Ak ju nedosiahne, naklady hradi vyrobca. Takato koncepcia
umoznuje pacientovi pristup k lieCbe a minimalizuje naklady systému zdravotne;j
starostlivosti, jej prinos k zlepSovaniu dostupnosti novych liekov vSak eSte nie je presne
zhodnoteny?2.

* Vcasné schvalenie lieku pre vazne stavy, ktoré nie je mozné liecit’ dostupnou
lie€bou. Schvalovaci proces v ramci EMA je pre dostupnost liekov na myelom velmi
dolezity. ZvySeny tlak je vyvijany na skoré schvalenie lieku na vazne stavy, ktoré nie je
mozné lie€it’ dostupnou lie€bou?. Popri zvy€ajnom schvalovacom procese, EMA moze
liek schvalit podmienecne, na pouzitie v pripadoch, kde na zaklade predbeznych
dbékazov mozno predpokladat’ prinos lie€by. Takyto kazdoro¢ne obnovovany suhlas
prinasa povinnost zabezpe it Udaje poZadované v procese riadneho schvalenia lieku.
Pacientske organizacie sa mozu realizovat pri presadzovani SirSieho vyuzivania
podmienecného suhlasu, a to tak v Specifickych pripadoch, aj ako vSeobecného
principu.

Stanovovanie ceny liekov

+ Objektivne, nediskriminaéné stanovenie ceny lieku pri cezhrani¢nej zdravotnej
starostlivosti. Cena lieku je vysledkom vyjednavania medzi kompetentnym Statnym
organom a farmaceutickou spolo¢nostou. Legislativa v oblasti cezhrani¢nej zdravotnej
starostlivosti vyzaduje, aby informacie o cene lieku boli presné, a aby sa rovnaké
poplatky uplatfiovali vo€i domacemu obyvatelstvu a voci pacientovi z iného ¢lenského
Statu. Ak neexistuje porovnatefna cena pre domacich pacientov, cena musi byt
vypocitana s pouzitim objektivneho a nediskriminaéného kritéria.

+ Potreba legislativheho zakotvenia cezhrani¢nej dostupnosti lieku. Kedze
nariadenia o stanovovani ceny liekov je nutné vkomponovat do pravnych poriadkov
Clenskych Statov, vefmi zaleZi na efektivnej transpozicii a implementacii eurépske;j
legislativy. V krajinach, kde pacient musi zaplatit naklady na lie€bu, ktoré si mu neskor
preplatené, by sa mala zlepSit dostupnost lieCby pre chudobnejSich pacientov.
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Opatrenia na regulaciu cien liekov maju byt transparentné. V tejto oblasti je
dolezitym krokom navrh Dodatku z marca 20128 k Nariadeniu z r. 1989 o
transparentnosti opatreni pri regulacii ceny lieCiv. Pévodné Nariadenie zakotvuje pravo
Clenskych Statov urCovat ceny liekov. Navrhovany Dodatok zmeni v su¢asnosti uz velmi
neaktualne Nariadenie tym, Ze sprisni pravidla kontroly stanovovania cien liekov a
Uhrady nakladov na lieCbu tak, aby pokryvali hodnotenie zdravotnickych technik (vid
niz8ie) a skrati lehotu na vydanie rozhodnuti v oblasti tvorby cien a uhrady nakladov na
lie€bu na 60 dni, ¢im by malo dojst k zlepSeniu pristupu pacienta k novym liekom.

Hodnotenie zdravotnickych technik (HTA)

V Elenskych Statoch by sa mala uplatiovat’ metodika HTA. Nariadenie o
cezhraninej zdravotnej starostlivosti umoZzniuje Eurépskej komisii podporit dobrovolnu
siet spajajucu narodné organy zodpovedné za hodnotenie zdravotnickych technik
vytvorenych v jednotlivych Clenskych Statoch (vid 4. kapitola venovana vyskumu).
Takato siet by mala zabranit duplicite a podporit spolupracu &lenskych Statov pri
vytvarani a zdielani metodik hodnotenia zdravotnickych technik, vratane hodnotenia
relativnej u€innosti lieku”®.

Smernice pre liecbu a starostlivost’ o pacientov s myelémom

Potrebujeme jednotné klinické standardy, ktoré by viedli rozhodnutia pri diagnostike,
manazmente a lieCbe v Specifickych terapeutickych oblastiach, a boli by zaloZzené na
najlep$ich dostupnych poznatkoch. Tazkosti mézu vyvolavat odli$nosti v pristupoch
Cerpajucich z rozliénych zdrojov. Suc¢asné Standardy sa liSia kvoli zriedkavému vyskytu
myelému a odliSnym pravidlam tvorby cien liekov a ich uhrady. Hoci mame k dispozicii
viaceré pravidelne aktualizované eurdpske Standardy a suhlasné stanoviska v oblasti
lie€by myeldomu, ich po€etnost mdZze znizovat ich hodnotugés?,

Ulohou Myeloma Patients Europe je prispiet’ k vytvoreniu a aplikacii jednotnych
eurdépskych standardov optimalnej starostlivosti. Jednym zo zakladnych ciefov
organizacie je zabezpecit rovnako kvalitnu starostlivost’ pre pacientov z celej Eurdpy.
Najvacsou prekazkou dosiahnutia tohto ciela su rozdielne pravidla pre uhradu nakladov
na lieCbu v jednotlivych eurépskych Statoch, ktoré mézu obmedzit’ dostupnost tej ktorej
lieCby. Britska organizacia Myeloma Forum, ktora uz vytvorila délezité Standardy
diagnostiky a zvladania myeldmu a poskytovania podpornej starostlivosti mieni v
spolupraci s Narodnym instititom zdravia a klinickej znamenitosti (NICE) pripravit
Standardy NICE pre manazment myelému. Tie by mohli mat velky vplyv na pripravu
jednotnych eurdpskych Standardov.

Registre a databazy

Epidemiologickych udajov o jednotlivych zriedkavych rakovinach ako je myelom
je vePmi malo. Podla databazy Orphanet existuje v 15 &lenskych $tatoch EU 28
registrov pacientov s myelémoms8. Udaje o epidemioldgii myelému st podstatné pre
zistenie jeho vyskytu v ramci Eurdpy, odhalenie odchylok, rozpoznanie oblasti s lepSou
urovnou starostlivosti a zdielanie uc¢innych stratégii®®. Orphanet a dalSie databazy su
tiez neocenitelnym zdrojom informacii o aktualnych klinickych stadiach.
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Systémové rieSenia na odstranenie prekazok €o najlepsSej starostlivosti
o pacientov s myelomom

Napriek tomu, Ze bezpochyby existuje mnozstvo tak narodnych, ako aj eurépskych kampani,
nie vSetci pacienti sa teSia najlepSej moznej starostlivosti. Aké systémoveé rieSenia mozu prispiet
k prelomeniu prekazok dosiahnutia ¢o najlepSej lieCby a starostlivosti?

» Pristup k novym liekom — Bez spochybriovania prava kompetentnych Statnych organov
vytvarat svoje pravidla pre uhradu liekov, na trovni EU existuje priestor pre
zdéraznovanie nutnosti odstranit odchylky v pravidlach financovania lieCby medzi
jednotlivymi ¢lenskymi Statmi, ktoré negativne ovplyviuju perspektivu pacientov.
Povinnosti ma aj farmaceuticky priemysel: nestavat' lieky pre ich cenu mimo dosah
prislusnych Statnych organov v oblasti zdravotnictva.

* Pristup k optimalnej starostlivosti — Jednotné smernice na diagnostiku, zvladanie,
lieCbu a podpornu starostlivost, Siroko akceptované v ramci celej Europy, by boli velkym
prinosom pri zvySovani urovne a zabezpeceni spravodlivosti. Vo vacsine Clenskych Statov
su plany boja proti rakovine v $tadiu pripravy alebo realizacie, ich realne uplatfiovanie
vSak v mnohych smeroch zlyhava. Na to, aby boli t¢innymi, by sa nemali uspokojit’ iba so
stanovenim ciefov; nasledovat by malo pravidelné a nezavislé hodnotenie vysledkov ich
plnenia, aké vysledky sa dosiahli, ktoré ciele sa naplnili a ktoré nie.

+ Expertné centra a europske referencné siete su v rannom stadiu vyvoja a potrebuju
efektivnu koordinaciu, hodnotenie a rozSirovanie do dalSich oblasti, vratane rakovin krvi.
Napokon vSak tiez mozu prispiet k dostupnosti najlepsej lieCby pre pacientov. Ak v nejake;j
krajine pacient nemdze takéto centrum vyuzivat, pretoze tam neexistuje, referencné siete
by mali sprostredkovat pacientovi kompetentny personal, alebo minimalne aspon
elektronicku konzultaciu a expertizu. Dobra komunikacia medzi expertnymi centrami a
miestnymi Specializovanymi a neSpecializovanymi pracoviskami (napr. zabezpecujucimi
paliativnu starostlivost) je podstatna pre pacientov, ktori prave nedostavaju
Specializovanu starostlivost, no vyzaduju osobitnu pozornost (napr. pre slaby imunitny
systém).

* Pristup k cezhrani¢nej zdravotnej starostlivosti — Pacienti su radSej lie€eni v krajine,
kde Ziju, no ak to nie je mozné, alebo by diagnostikovanie a lie€ba trvali prili§ dlho, mézu
vyuZit pravo na cezhraniénu zdravotnu starostlivost’ (zakotvené v Nariadeni EU z r. 2004
o koordinacii systémov socialneho zabezpecenia® a cezhrani¢nej zdravotne;j
starostlivosti). Aj v tychto zlepSenych podmienkach, je stale na pacientoch, ktori sa idu
liecit do inej krajiny, aby si zistili informacie o potencialnej lieCbe a preukazali poistovni, ze
lie€ba sa naozaj realizuje a je riadne zdokumentovana®!. Podla udajov Eurépskej komisie
predstavuju celkové naklady na cezhrani¢nu zdravotnu starostlivost' 1% vSetkych
nakladov EU v oblasti verejného zdravotnictva®? — &o je sice nizky podiel, no pre
pacientov trpiacich zriedkavymi ochoreniami Zivotne ddlezity. Smernica o cezhrani¢nej
zdravotnej starostlivosti 2011/24 EU uklada &lenskym $tatom povinnost zvolit’ si
mechanizmus uhrady zdravotnej starostlivosti poskytnutej pacientom z inych ¢lenskych
Statov, a do r. 2013 ho zakotvit do svojej legislativy. Pacientske organizacie mali v Case
priprave tejto legislativy posobit na kompetentné Statne organy, aby tieto zvolili
mechanizmus priamej platby ¢lenského Statu, v ktorom ma pacient pobyt, ¢lenskému
Statu, v ktorom bola zdravotna starostlivost’ poskytnuta. Druhou moznostou je, Zze pacient
zaplati vopred, a nasledne ziada nahradu tejto platby vo svojom State##++,

* Pristup ku klinickym stadiam nie je v su€asnosti rovnaky v kazdej eurépskej krajine. Je
to spésobené raritnym vyskytom myelému a r6znou dostupnostou nemocnic,
realizujucich vyskum. Pripravovany navrh Nariadenia o klinickych Studiach medicinskych
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produktov pouzivanych ludmisssss (ktory ma po svojom schvaleni nahradit Nariadenie
2001/20/EC o klinickych Studiach) ma pdsobit’ na dalSiu harmonizaciu legislativy
Clenskych Statov v oblasti klinického vyskumu, zjednodusSujuc proces su€asnej realizacie
klinickej Studie vo viacerych €lenskych Statoch naraz, ¢im sa zlepSi mozZnost pacientov
participovat na Studiach v inych krajinach. NerieSi vSak obvyklé praktické problémy
suvisiace s cestovanim, nakladmi a odlu¢enim od rodiny/opatrovatela.

+ Vcasna diagnéza — Na zlepSenie povedomia o moznej diagnéze myeldmu je potrebné
vzdelavanie lekarov. Nakolko je myelom vzacny aj v celoZivotnej lekarskej praxi,

najlepSim rieSenim naozaj je neustale vzdelavanie lekarov a pravidelné pripominanie
strasnych dosledkov nespravnej diagnozy, ako aj vyskum diagnostiky.

* Priority pacientov maju byt’ zohl'adnené pri tvorbe systémovych rieSeni — hoci sa v
suCasnosti pacientske organizacie podielaju na praci mnohych etickych a regulacnych
komisii, tento trend je potrebné v Eurdpe nadalej prehlbovat. Na¢uvanie nazorom a
preferenciam pacientov sa stretava s urcitou zdrzanlivostou, no mame k dispozicii
mnozstvo dokazov, ze takato snaha prispieva k efektivite rozhodnuti kompetentnych
Statnych organov. Napriklad VIada Velkej Britanie sa vo svojej stratégii na zlepSenie
perspektiv pri rakovine pre rok 2011 zaviazala zabezpecit, ze nazor pacientov a
verejnosti na spésob, akym sa maju rozvijat' sluzby v oblasti rakoviny, bude vypoCuty®.

Pacienti potrebuji mat’ PRISTUP

Optimalna starostlivost zavisi na pristupe pacientov k:

* Novym liekom

» Efektivnej starostlivosti

» Cezhrani¢nej zdravotnej starostlivosti

* Expertize

* Jednotnym smerniciam

*  Klinickym stadiam

* VCasnej diagnoze

» Prilezitosti uplatnit’ priority pacientov pri tvorbe systémovych rieSeni

HHIV SR su tieto otazky rieSené v zakone €. 580/2004 Z. z. o zdravotnom poisteni. Novelou zakona boli do neho
doplnené ustanovenia §§9a — 9f, ktoré nadobudaju ucinnost’ 1.10.2013. Podla doplneného ustanovenia § 9a sa naklady
zdravotnej starostlivosti poskytnutej poistencovi verejného zdravotného poistenia v tretich krajinach hradia za neodkladnu
zdravotnu starostlivost do vysky Uhrady nakladov na uzemi Slovenskej republiky. Pri splneni kritérii ustanovenia § 9b ods.
10 by zdravotna poistoviia mohla uhradit’ aj planovanu zdravotnu starostlivost’ v tretich krajinach. Doplnené ustanovenie
§ 9b upravuje uhradu nakladov zdravotnej starostlivosti poskytnutej poistencovi v inom ¢lenskom $State. Podl'a uvedeného
ustanovenia ma poistenec pravo na uhradu nakladov (1) potrebnej zdravotnej starostlivosti poskytnutej v inom ¢lenskom
State, (2) zdravotnej starostlivosti v plnom rozsahu, ak ma poistenec bydlisko v inom ¢lenskom State a (3) zdravotnej
starostlivosti so sihlasom prislugnej zdravotnej poistovne. Uhradu nékladov zdravotnej starostlivosti poskytnutej
poistencovi iného ¢lenského Statu na uzemi Slovenskej republiky upravuje ustanovenie § 9c. Na uvedeného poistenca by
sa mal vztahovat rovnaky postup, ktory vyplyva aj z ustanovenia § 9b. Preplatenie nakladov cezhrani¢nej zdravotnej
starostlivosti poskytnutej poistencovi v inom ¢lenskom $tate upravuje doplnené ustanovenie § 9d. Cezhrani¢nou
zdravotnou starostlivostou sa v zmysle uvedeného ustanovenia rozumie zdravotna starostlivost poskytovana alebo
indikovana poistencovi v inom ¢lenskom $tate. Ustanovenie § 9d tiez zakotvuje pravo poistenca na preplatenie nakladov
cezhrani¢nej zdravotnej starostlivosti poskytnutej v inom Elenskom State u poskytovatela zdravotnej starostlivosti iného
Clenského $tatu. Narok vznika iba v pripade, ak poskytnuta zdravotna starostlivost patri do rozsahu zdravotnej
starostlivosti uhradzanej na zéklade verejného zdravotného poistenia v Slovenskej republike.

Poistenci, ktori chcu cestovat’ do iného ¢lenského Statu za uc¢elom vyuzitia konkrétnej zdravotnej starostlivosti,
by mali poziadat’ zdravotnu poist'oviiu o predchadzajuci suhlas podl'a ustanovenia § 9f. Zakon poistencovi
umoznuje poziadat’ aj o dodatocné vydanie suhlasu najneskér do 1 roka odo dia poskytnutia zdravotnej
starostlivosti. Zdravotna poist'oviia by potom bola povinna rozhodnut’ do 15 pracovnych dni od dna jej prijatia,
pri zavaznom ochoreni bude musiet’ rozhodnut’ bezodkladne. Proti rozhodnutiu navrh umoznuje poistencovi
podat’ odvolanie do 20 pracovnych dni odo dita doru¢enia rozhodnutia. Pozn. prekladatelky.

§§888 http://ec.europa.eu/health/files/clinicaltrials/2012_07/proposal/2012_07_proposal_en.pdf
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Odporucania: Tvorba pravidiel

Pre kompetentné statne organy

Vytvorit jasny narodny plan boja proti rakovine, v ramci ktorého budu zakotvené
presné zamery v oblasti diagnostiky, lieCby a zvladania myeldému, beruce za
zakladné vychodisko kvalitu Zivota pacienta

Ak uz je narodny plan vytvoreny, je potrebné ho presadzovat’ a vytvorit’ efektivne
pravidla pre jeho aplikaciu, financovanie a hodnotenie

Zaclenit indikatory kvality Zivota do dokumentov pre schvalovanie uvedenia liekov
na trh

Preskumat narodné kritéria ur€ovania cien a uhrady liekov na zriedkavé choroby a
zabezpedit, aby ich dostupnost pre pacienta nebola limitovana cenou

Pracovat na implementacii odporugani EU o expertnych centrach a eurépskych
referen¢nych sietach, najma vo vztahu k rakovinam krvi

Posobit na vytvorenie jednotnych smernic, jednotného pristupu k novym lieCbam,
jednotného systému uhrady nakladov a na vysoky Standard starostlivosti v Europe
Vytvorit alebo rozSirovat’ registre pacientov s rakovinou a osobitne s myelémom, a
ziskat tak okrem zakladnych epidemiologickych udajov aj dékazy o tom, ako zdravie
ovplyvhuje kvalitu Zivota

Pre pacientske organizacie

Pracovat na zvySeni informovanosti o narodnych a eurépskych pravidlach a
stratégiach a o moznej interakcii medzi odbornikmi a kompetentnymi Statnymi
organmi

Monitorovat vytvaranie eurdpskych referencnych sieti a presadzovat’ uplné
zohladnovanie potrieb pacientov

Monitorovat transpoziciu smernice EU o cezhraniénej zdravotnej starostlivosti
Clenskymi Statmi a presadzovat volbu mechanizmu priamej platby oproti
mechanizmu dodato¢nej uhrady nakladov pacienta

Presadzovat svoju u€ast v narodnych organoch pripravujucich zdravotnicku
legislativu, v komisiach spoluzodpovednych za schvalovanie klinickych studii,
prijimanie rozhodnuti o uhrade nakladov za lieky a hodnotenie vykonu zdravotnictva

Presadzovat jednotny Standard starostlivosti o pacienta (poskytujuci individualne
moznosti volby), s rovnakymi pravidlami uhrady nakladov v celej Eurépe

Presadzovat’ urychlenie procesu schvalovania liekov, alebo pripadne SirSi pristup k
liekom na baze podmienecného schvalenia alebo schvalenia za vynimo&nych
okolnosti, t. j. pred uplnym schvalenim uvedenia lieku na trh

Presadzovat moznost ucasti na klinickych Studiach realizovanych v inych krajinach,
umoznujucu pristup k novym liekom alebo kombinaciam v ¢ase medzi pilotnymi
Studiami a schvalenim uvedenia lieku na trh
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6. Sila pacientskej advokacie pri myeldme: ako na to

Pacientske organizacie su dnes znamym a uznavanym partnerom pre vSetky organy a
organizacie v oblasti zdravotnej starostlivosti. Disponuju potrebnymi poznatkami a volou na
prezentaciu pohladu pacientov a vynutenie si pozornosti, a tym aj dosiahnutie potrebného
zlepSenia. V Eurépe pozname vefla prikladov ich vydarenych akcii, no existuje aj mnoho
prilezitosti pre eSte vacsie uspechy. Dosiahnut ich mozno prostrednictvom pésobenia na
nazorovych lidrov v oblasti zdravotnej starostlivosti a politiky alebo prostrednictvom
poskytovania informacii a pomoci pacientom a ich blizkym. Asi najva¢Sou vyzvou pre
pacientske organizacie je poskytovanie profesionalnych sluzieb dobrovolnikmi s
obmedzenymi finanénymi prostriedkami a udrzanie svojej nezavislosti od ostatnych subjektov
zuc€astnenych na liebe myelomu.

NajdélezitejSie informacie
* Presadzovanie zaujmov pacientov (pacientska advokacia) existuje na:
o Propagaciu najvysSieho Standardu v lie€be myelédmu a starostlivosti o pacientov
ZlepSovanie lieCby a kvality Zivota pacientov s myeldGmom
Poskytovanie informacii a praktickej podpory pacientom a ich blizkym
ZlepSovanie pristupu pacientov k vyskumu a novym liekom

O O O O

Presadzovanie pohladu a skusenosti pacientov do tvorby pravidiel zdravotnej
starostlivosti

» Pacientske organizacie zavisia od pacientov, ich blizkych a inych podporovatelov ich
aktivit a projektov

* Pacientske skupiny maju délezity a dalekosiahly vplyv

* Prepojenia s profesnymi lekarskymi organizaciami otvaraju cestu k poznatkom a
zru€nostiam profesionalov, a umoznuju ucinnu interakciu medzi regulaénymi organmi
a platcami zdravotnej starostlivosti, politikmi a dalSimi zaujmovymi skupinami

* ZvySovanie povedomia o myeldme medzi vSeobecnymi lekarmi a ortopédmi vedie k

rychlejSiemu stanoveniu diagnézy a véasnému odoslaniu pacienta na Specializované
pracovisko

Ciele pacientskej advokacie

Cielom obhajovania zaujmov pacientov s myelédmom je vo vSetkych moznych smeroch
zlepSovat moznosti lieCby a celkovu kvalitu Zivota. Tento ciel mozno realizovat poskytovanim
informacii a praktickej podpory pre pacientov, pésobenim na lepSie prepojenie vyskumu a
lieCby, alebo zastupovanim pacientov a presadzovanim ich nazorov a skusenosti do tvorby
pravidiel zdravotnej starostlivosti. V Europe takéto usilie vyvijaju narodné a regionalne
organizacie pacientov, ale aj jednotlivi pacienti, zdravotnici a sponzori.

Myeloma Patients Europe (MPE) je organizaciou zastreSujucou pacientske organizacie a
individualnych podporovatelov. Vznikla v r. 2011 po fuzii dvoch organizacii — European
Myeloma Platform a Myeloma Euronet.
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Ciele Myeloma Patients Europe

Ukkkkkkx

» Spolupraca na projektoch prospeSnych “myelémovej komunite

* Vymena informacii a odporucani

* Rozvoj existujucich pacientskych organizacii a pomoc a podpora pre zakladanie
novych skupin

* Pomoc s vytvaranim vhodnych zdravotnickych politik a iniciativ na europskej a
narodnej Urovni

» Zabezpecenie v€asneého pristupu k novej lie€be pre pacientov z celej Eurdpy

» Stimulacia a podpora vyskumu a klinickych studii orientovanych na pacienta

* Vytvaranie silnej argumentacnej bazy pre potreby a zaujmy pacientov a pre podporu
ich ulohy vo vyskume

* Poskytovanie informacnych a vzdelavacich programov pre pacientske skupiny

Vacsinu prace v jednotlivych pacientskych organizaciach robia dobrovornici, ich blizki alebo ini
sympatizanti na dobrovolnej baze. Mézu byt pritom obmedzovani chorobou alebo svojimi
dalSimi povinnostami. Prave preto je také dblezité nadviazat spojenie s dalSimi organizaciami, a
ziskat tak pristup k vedomostiam a zru€nostiam zdravotnickych pracovnikov a dalSich
odbornikov.

Umozni sa tym efektivna a profesionalna interakcia so vSetkymi mnohymi skupinami a
organizaciami, ktoré maju zaujem a dosah na to, €o je naozaj ponukané pacientom s myelémom
— regulacné organy a organy zodpovedné za uhradu nakladov na lieCbu, farmaceuticky
priemysel, média a prostrednictvom nich aj verejnost.

Kazda pacientska organizacia by mala mat’ jasnu Strukturu, komunikaciu a kompetencie
vytvorené tak, aby mohla efektivne pracovat. Presadzovanie zaujmov pacientov a G¢ast v
regulacnych a etickych komisiach si vyzaduju uplné pochopenie vedeckych a medicinskych
aspektov problematiky a schopnost’ u€¢innym spésobom obhajovat’ pohlad pacientov.

Co uz dosiahli organizacie pacientov s myelémom?

Dotaznikovy vyskum realizovany v r. 2012 medzi zdravotnikmi a zastupcami farmaceutického
priemyslu preukazal, Ze eurdpske a narodné pacientske organizacie im su dobre zname®.
Polovica zdravotnickych pracovnikov a 42% zastupcov farmaceutického priemyslu sa
domnievalo, Ze ich vlastna Specializacia bola viadou dana do popredia v désledku kampani
pacientskych organizacii. Tym istym vyskumom bolo zistené, Ze tieto dve skupiny ludi pravidelne
pouzivaju webové stranky, internetové fora a stranky socialnych sieti pacientskych organizacii
ako zdroj informacii®.

V oblasti myeldmu bolo jednym z najvacsich uspechov pacientskeho hnutia praca niekolkych
pacientskych organizacii v Eurdpe na spolupraci so zdruzeniami zastupujucimi obete
thalidomidu. V USA je thalidomid (Thalidomid®) distribuovany za podmienok striktného planu
zvladania rizik a programu prevencie tehotenstva nazvaného STEPS. Podmienky programu
STEPS v8ak neboli vhodné pre podmienky EU a eurépskych pacientov s myelémom.

“ Napr. ako partner vo vyskumnych projektoch European Myeloma Network a projektoch EMA a zdruzeni obeti
thalidomidu v oblasti planov zvladania rizik a programov prevencie tehotenstva pre thalidomid, lenalidomid a
Coskoro aj pomalidomid.
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Spolupracujuce zdruzenia podpisali spolo¢né stanovisko, vyjadrujuce suhlas vSetkych
zucastnenych na vytvoreni efektivneho planu zvladania rizik (PZR) a programu prevencie
tehotenstva (PPT) pre pouzitie thalidomidu (eurépsky nazov lieku je Thalidomide Celgene®) na
lie€bu myeldmu v Eurdpe, ktory bude v klu€ovych aspektoch odlidny od amerického programu
STEPS96.%.

V nasledujucich rokoch prebehlo na péde Eurdpskej liekovej agentury niekolko stretnuti medzi
pacientskymi organizaciami, zdruzZeniami zastupujucimi obete thalidomidu a organmi
zodpovednymi za regulaciu liekov, po€as ktorych sa vytvoril zaklad eurdpskych pravidiel PZR
a PPT. Eurdpska liekova agentura si tieto pravidla osvojila a schvalila uvedenie liekov
Revlimid® (2007) a Thalidomide Celene® (2008) na eurdpsky trh. Odvtedy vSetky ¢lenské Staty
EU, kde sa tieto lieky predpisuju, dodrziavaju Eurépske pravidla PZR a PPT®,

Pacientske organizacie maju tiez dolezity dosah na obsah a koncepciu klinickych stadii.

Organizacie pacientov s myeldémom
Vysledky:
* Su dobre zname, ich webové stranky, internetové fora a stranky na socialnych
sietach vyuzivaju ako zdroj informacii mnohi odbornici
* Vyvinuli tlak na presadenie pravidiel PZR a PPT v Eurdpe, ktoré umoznilo schvalenie

liekov Revlimid® a Thalidomide Celgene® pre eurdpsky trh a viedlo v ostatnych
desiatich rokoch k prediZeniu celkového preZitia pacientov s myelémom

* Maju vyznamny vplyv na obsah a koncepciu klinickych stadii
Vyzvy:

» Ekonomické obmedzenia

* Narast mnozstva prace

» Udrziavanie nezavislého postavenia voci sponzorom/sympatizantom

* Komplexné a efektivne sluzby poskytuju pacienti a dobrovolnici s podporou
zdravotnickych pracovnikov
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Uspechy pacientskych organizacii — niekol’ko d’al$ich prikladov

Velka Britania: Kampan TAKE 2

Organizacia Myeloma UK vytvorila pre vSeobecnych lekarov jednoduchu pomécku na
diagnostikovanie myelému nazvanu Myeloma Diagnosis Pathway. Je navrhnuta tak, aby
minimalizovala oneskorenia v diagnostike myelému tym, Ze zvyrazriuje jeho znaky a
symptomy, ako aj vySetrenia, ktoré by mal vSeobecny lekar realizovat' pri podozreni na
myelém. Pomécka bola distribuovana viac ako 7 000 praktickym lekarom v celej Velkej
Britanii prostrednictvom pacientov, ich rodin a priatefov, ktori mali zaniest’ dve kdpie svojmu
praktickému lekarovi a poziadat dvoch priatelov nech urobia to isté. O tejto akcii bol
vytvoreny film spristupneny na internete. Prakticki lekari mali potom poskytnut spatnu
vazbu, do akej miery bola pre nich pomécka uzito¢na. Dr. Lynn Jones, vSeobecna lekarka z
Londyna hovori: ,Naozaj na mia zapésobilo, aka uzitoéna a informativna je Myeloma
Diagnosis Pathway. Teraz ju pouzivam vo svojej praxi a vyzyvam ostatnych kolegov, aby to
robili tiez.“ Myeloma UK teraz pracuje na v€leneni Myeloma Diagnosis Pathway do
existujuceho systému vzdelavania vSeobecnych lekarov a tréningovych programov v celej
Velkej Britanii.

Slovensko: Multimedialny vzdelavaci program

Slovenska myeldmova spolocnost’ je zdruzenie, ktorého cielom je zvySovat kvalitu zZivota
pacientov, pomdct im necitit sa osamotenymi so svojimi problémami a spolupracovat' s
pacientami, ich rodinnymi prislusnikmi a blizkymi osobami. Klub pacientov bol vytvoreny so
zamerom Sirit' informacii o diagnoze, liecbe a starostlivosti o ludi Zijucich s mnohopocetnym
myelémom a poskytovat’ pomoc ich rodinam. Jednym z hlavnych projektov Klubu pacientov
bolo vydanie multimedialneho CD s jednoduchym kurzom o myeléme a jeho liecbe pre
pacientov, sestry a dalSie osoby, ktorych sa tato diagnéza dotyka. CD vySlo v r.2007 v
slovencine a v r. 2011 v angli¢tine. Kurz vyuziva farebné snimky a animacie na vysvetlenie
informacii vizualnym a zrozumitefnym spésobom. CD bolo predstavené na lokalnych a
narodnych stretnutiach pacientov na Slovensku a na stretnutiach pacientskych organizacii
na eurdépskej urovni a pacientskych dnoch v Londyne, Viedni, Bruseli a Curychu.

Nemecko: Vytvaranie novych pacientskych podpornych skupin

Siet nemeckych regionalnych myelémovych skupin APMM (Arbeitsgemeinschaft
Plasmozytom, Multiples Myelom) podporuje vytvaranie novych svojpomocnych skupin vo
vSetkych regionoch. Ponuka im aj pomoc s organizaciou a financovanim Dni pacientov. Tie
sa vzdy uskuto€niuju v spolupraci s hematologickym oddelenim miestnej Universitatsklinik.
Vytvaranie svojpomocnych skupin je lekarmi velmi vitané, ¢im sa vytvara zaklad pre ich
neskorsiu podporu. Webova stranka APMM je pravidelne aktualizovana a obsahuje vsetky
najnovsie informacie o myeléme.

Spanielsko: Mnohoraké projekty na pomoc pacientom

AEAL je Spanielska skupina pre pacientov s lymfémom, myeldmom a leukémiou. Na
Ziadost’ velkého mnozstva pacientov s myelémom a ich blizkych hlfadajucich pomoc,
vytvorila AEAL v maji 2012 podskupinu Mieloma Espana, ktora zakratko po svojom zalozeni
prevzala na seba projekty prebiehajlice v materskej organizacii. Od r. 2006 AEAL
kazdoro€ne navstivi do desat’ Spanielskych miest, kde zvy3uje povedomie o myeléme.
Zucasthuje sa tiez na pravidelnom kongrese Spanielskych skupin pacientov s rakovinou v
Madride. Od r. 2010 sa uskuto€nuju internetové seminare, poskytujuce pacientom s
myelémom bezplatny interaktivny pristup k prezentaciam hematolégov, dostupnym na
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webovych strankach AEAL, GEPAC (Grupo Espariol de Pacientes con Cancer) a Myeloma
Esparia. AEAL okrem toho vyvinul internetovy vzdelavaci program nazvany e-Cancer
Campus, ponukajuci kurz o myeldéme pre pacientov a ich blizkych. AEAL poskytuje
pacientom aj psychologicku a socialnu podporu. V oblasti praktickej pomoci vynika projekt
AEAL Apoya, v ramci ktorého boli zabezpe&ené ortopedické postele pre pacientov s
tazkostami s kostami.

Vyzvy, ktorym celia pacientske organizacie

Financ¢né zdroje

Najvacsou vyzvou je udrzanie adekvatnej Urovne financovania v ¢ase ekonomickych
obmedzeni; ponukanie sluZieb napriek obmedzenym darom a moznostiam ziskavania
prostriedkov. Systémy zdravotnej starostlivosti su v su€asnosti pod vacsim tlakom ako
kedykolvek predtym. Pacienti na druhej strane maju ovela vaésie vedomosti a chcu sa aktivne
zapajat do vlastnej lie¢by. Coraz viac sa preto obracaju na pacientske zdruZenia a
dobrovolnicke skupiny pre informacie a povzbudenie. Vysledkom je narast pracovného
zatazenia pacientskych organizacii pri obomedzenom alebo klesajucom rozpocte.

Zachovanie nezavislosti

Farmaceuticky priemysel poskytuje cennu podporu niektorym projektom pacientskych
organizacii, zastupcovia pacientov si vSak musia zachovat svoju nezavislost’ a zabezpedit
Uplnu transparentnost svojich vztahov s tymito sponzormi. Tento princip je zakotveny aj v
Kodexe pre vztahy medzi farmaceutickym priemyslom a organizaciami prijatym Eurépskou
federaciou farmaceutického priemyslu (EFPIA) v r. 2007 a aktualizovanym v r. 2011%,
Clenovia EFPIA (narodné asociacie farmaceutického priemyslu) museli do decembra 2011
implementovat tento Kédex do viastnych narodnych pravidiel.

Kédex EFPIA pre vzt'ahy s pacientskymi organizaciami®

* Musi byt zaistena nezavislost pacientskych organizacii v oblasti ich politickych
postojov, programov a aktivit

* Vztahy medzi pacientskymi organizaciami a farmaceutickym priemyslom by mali byt
zalozené na vzajomnom reSpekte rovnocenne hodnotnych postojov a rozhodnuti
oboch stran

* Farmaceuticky priemysel nesmie pozadovat, ani pacientska organizacia nesmie
vykonavat, propagaciu urcitého lieku viazaného vyluéne na predpis

» Ciele a rozsah vSetkych vzajomnych vztahov musia byt transparentné. Finan¢na a
ina ako finanéna podpora poskytovana farmaceutickym priemyslom ma byt vzdy
jednoznacne odévodnena

* Farmaceuticky priemysel vita Siroku Skalu financovania pacientskych organizacii z
mnohych zdrojov
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Profesionalita

Tretia vyzva spociva v potrebe profesionality. V mnohych pacientskych organizaciach pracuju
dobrovolnici, ktori su ¢asto sami pacientmi, pri€om ulohy, ktoré su pred nich kladené su velmi
narocné. Ich sucastou byva aj nadvazovanie vztahov a vyjednavanie s odbornikmi v oblasti
mediciny, vyZadujuce vysoky stupen znalosti a porozumenia velmi komplexnému ochoreniu.
Niektoré organizacie maju tazkosti s najdenim jednotlivcov schopnych dostat tymto
poziadavkam. Maju potom dve moznosti- poziadat o pomoc profesionalne medicinske
organizacie alebo vyskolit’ svoj personal — ¢o je opat narocné na financie.

Sirenie zmeny zo zapadu na vychod

Hlavnym ciefom pacientskeho hnutia v Eurépe musi byt presadzovanie Spickovej starostlivosti
o pacientov s myeldomom vo vSetkych jej oblastiach a regiénoch. Z tejto Spravy su zrejmé
mnohé odchylky medzi najlepSou moznou starostlivostou a starostlivostou dostupnou v praxi,
a to predovsetkym v novsich vychodoeurépskych &lenskych $tatoch EU a vo vidieckych
oblastiach, z ktorych musia pacienti cestovat’ za Specializovanou zdravotnou starostlivostou.

Eurdpska unia si kladie za ciel zmiernit’ rozdiely medzi regionmi. Tato snaha je su€astou usilia
o zlepSovania ekonomickych a socialnych podmienok vo vSetkych €lenskych Statoch. Zdravie
je délezitou sucastou tohto procesu; zdravSia populacia prispieva k udrzatefnému
ekonomickému rastu a kladie mensie naroky na systém zdravotnej starostlivosti®.

EU sa tieZ zaviazala, Ze v rokoch 2007-2013 vynaloZi prostrednictvom Eurépskeho fondu
regionalneho rozvoja viac ako 5 miliard EUR na zlepSenie zdravotnej infrastruktury. Spomedzi
aktualnych projektov suvisiacich s myeldmom mozno spomenut temer 78 milionov EUR
poskytnutych na vybudovanie Centra preklinického vyskumu a technolégie (CePT) vo
VarSave, ktory sa bude sustredovat na zakladny vyskum, nové diagnostické metédy a novée
terapeutické pristupy a skoro 67 milionov EUR na skvalitnenie prace Severoestonskeho
medicinskeho centra v Taline, poskytujuceho pokrokovu lie€bu onkologickym pacientom a
pacientom so srdcovo-cievnymi ochoreniami00.101,

Prinos pacientskeho hnutia v Eurépskej unii

Na eurdpskej urovni je potrebné, aby organizacie pacientov s myelémom (ako aj pacientov s
rakovinou a zriedkavymi ochoreniami) boli v ¢ulom styku s organmi Eurdpskej komisie
starajucimi sa o zdravie a vyskum; aby monitorovali smerovanie eurdpskej politiky a
presadzovali priority pacientov. Délezité tiez je, aby udrziavali kontakty s relevantnymi
poslancami, skupinami a komisiami pésobiacimi v Eurépskom parlamente, ktori mézu
prostrednictvom polozenia formalnych otdzok Rade a Komisii a usporiadanim diskusnych for
upriamit pozornost politikov a tvorcov stratégii a systémovych rieSeni na otazky kritické pre
pacientov s myeldmom v Eurdpe. Poslanci Europskeho parlamentu uz prijali deklaraciu
vyzyvajucu na zlepSenie koordinacie vo vyskume rakoviny'02,

Europoslanci zo vSetkych politickych stran, zaujimajuci sa o tento problém, sa v minulosti
schadzali v ramci skupiny Poslanci proti rakovine. V sucasnosti participuju na iniciative
Koalicie eurdpskych pacientov s rakovinou nazvanej Eurépske forum proti rakovine (FACE).
FACE vie o problémoch viazucim sa ku zriedkavym rakovinam, tie by v8ak bolo dobré obohatit
o Specifické informacie o myeldme3,
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Co mézu robit’ zastupcovia pacientov?

Efektivna obhajoba zaujmov. M6zZe priniest podstatné a dalekosiahle vysledky. Ako
vyplyva z vy$Sie uvedenych prikladov, prispieva k prioritizacii myeldmu v narodnych
zdravotnych programoch a podpore vyskumnych projektov.

Zabezpecit’ odbornikov na obhajovanie zaujmov pacientov, schopnych prezentovat
potreby pacientov vSetkym zucastnenym subjektom — zdravotnickym pracovnikom na
miestnej urovni, regionalnym a narodnym organom zodpovednym za uhradu nakladov
na zdravotnu starostlivost’ a tvorbu systémovych pravidiel, odbornikom v etickych a
regulacnych komisiach, vyskumnym pracovnikom, zastupcom farmaceutického
priemyslu a médiam.

Rozpoznat’ a zapojit’ tvorcov verejnej mienky, ochotnych prijat informacie od
pacientskych organizacii a schopnych zlepsit starostlivost v oblasti myelému.

Poskytovat’ informacie, Skolenia a sprostredkuvat’ osobnu skisenost’ s
myelomom. Oblasti, ktoré su zastupcovia pacientov schopni obsiahnut, sa liSia v
zavislosti od okolnosti, kultury a kritickych problémov v tej ktorej krajine. M6ze medzi ne
patrit dostupnost klinickych studii, pristup ku Specialistom, uhrada nakladov na lie¢bu
alebo iny z mnohych aspektov zZivota s myelomom. Je zrejmé, Ze v niektorych krajinach
su vztahy medzi pacientom a lekarom a pacientom a organom verejného zdravotnictva
viac otvorené pre vstup zastupcu pacientov ako v inych.

Zabezpecovat' vzdelavanie vSetkych zastupcov pacientov. Ide o klu¢ovy ciel MPE,
ktora v su€asnosti ponuka narodnym pacientskym organizaciam Skolenia v oblastiach
vyzadujucich si Specialistov. Nie vSetci zastupcovia pacientov budu schopni predniest
najkomplexnejSie otazky, napr. ekonomicke suvislosti zdravotnej starostlivosti,
prislusnym organom. Idealom je vySkolit' a povzbudit zastupcov pacientov tak, aby
niektori boli schopni presadzovat’ zaujmy pacientov v oblasti klinickych Studii a
vyskumu, kym ini sa sustredia na regula¢nu politiku a Uhradu nakladov na lie€bu, napr.
budu presadzovat hodnotenie zdravotnych technik, dal8i zas méZu v mene organizacie
hovorit o zivote s myelomom.

Aktivna a Strukturovana spolupraca s lekarskymi organizaciami a vedeckymi
spolo¢nost’ami. Tieto organizacie mézu vyznamne napoméct zastupcom pacientov
nadviazat spolupracu s jednotlivcami, komisiami a rieSitelskymi timami, ktoré im mézu
poskytnut odbornu podporu a pomoc, napr. pri rokovani s kompetentnymi statnymi
organmi v oblasti regulacie a tvorby zdravotnickej politiky. Ugast na spoloénych
projektoch s profesionalnymi organizaciami povedie k zvySeniu zaujmu o postoje
pacientov.

Podel'te sa s ostatnymi organizaciami v oblasti myelému. Nie kazda pacientska
organizacia ma financné a personalne zdroje na to, aby mohla robit’ vietko, o by si
Zelala. Je v8ak vzdy mozné sa o svoje zdroje podelit, ¢i uz osobne alebo elektronickymi
prostriedkami. Niektoré z tychto organizacii disponuju velkym mnozstvom komplexnych
informacii, ktoré by mohli byt dostupné aj pre dalSie zdruzenia. Rovnakym principom sa
mozno riadit, ak nejaka organizacia nevie ziskat' ¢lenstvo v komisii: méze oslovit iného
Clena tejto komisie a snaZit' sa presadit’ svoje zaujmy nepriamo, jeho prostrednictvom.
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» Zdielajte informacie a rady. Pacientska organizacia moze na zvySovanie vSeobecnej
informovanosti alebo na presadzovanie konkrétneho ciela vyuzit' Siroku Skalu
prostriedkov, €i uz priamych alebo prostrednictvom informovania kli¢ovych tvorcov
verejnej mienky. Niektory ¢lenovia MPE maju vytvorené vyborne fungujuce stratégie, o
ktoré sa mbézu podelit s inymi ¢lenmi, rovnako mbézu zdielat aj informacie a rady. Vyuzit
pritom mozno:

«  Webové stranky s aktualitami, odbornymi ¢lankami, diskusnymi forami
- Stranky socialnych sieti

. Specialne podujatia, napr. diskusie za okrihlym stolom s odbornikmi a vybranymi
médiami
« SpoloCenské stretnutia miestneho vyznamu s pritomnostou médii

- Prispevky na medicinskych konferenciach a konferenciach venovanych socialne;j
starostlivosti, napr. prezentacie, postery

« Publikacie — ¢lanky v novinach a ¢asopisoch

* Vytvorte nové alebo pracujte s existujicimi informaénymi programami pre
zdravotnickych pracovnikov. Pre pacientske organizacie ide o mimoriadne cenny
zdroj poznatkov najma v oblasti diagnostiky, novej lie€by a psychologickej podpory.
Programy mézu mat podobu skupinovych tréningov alebo individualnych zdrojov na
internete, ako ponuka napr. vo Velkej Britanii Myeloma Academytttt, VV su€asnosti su
tieto zdroje Sité na mieru hematolégom a sestram, Coskoro by mali pokryt’ aj potreby
vSeobecnych lekarov a dalSich zdravotnickych pracovnikov. Su najlepSim praktickym
sprievodcom, ponukaju databazu vyvijanych liekov, obsahuju vyhlfadavac klinickych
Studii, detailné Standardy lieCby a najddlezitejSie publikacie.

+ Ziskavanie finanénych prostriedkov. Praca pacientskych organizacii ako
dobrovolnickych organizacii odhodlanych zlepSovat Zivot fudi s myelémom, zavisi od
usilia dobrovolnikov a finan¢nej podpore verejnosti. Pacientske organizacie sa rovnako
ako na priame ziskavanie finan€nych prostriedkov maju sustredit na zvySovanie
povedomia o finanénej narocnosti svojich aktivit a projektov, a na nadvazovanie
kontaktov s vplyvnymi organizaciami a Statnymi organmi.

111 http://www.myeloma-academy.org.uk/
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Odporucania: obhajoba zaujmov pacientov

Pre narodné pacientske organizacie

Rozpoznat, kontaktovat' a informovat klu€ovych tvorcov verejnej mienky, ktori maju
moznost ovplyvnit sluzby pre pacientov s myeldmom. Takéto osoby su medzi
vSetkymi subjektami u€astnymi na lieCbe myelému: zdravotnickymi pracovnikmi na
miestnej urovni, regionalnymi a narodnymi organmi zodpovednymi za uhradu
nakladov na zdravotnu starostlivost’ a tvorbu systémovych pravidiel, odbornikmi v
etickych a regulaénych komisiach, vyskumnymi pracovnikmi, zastupcami
farmaceutického priemyslu a médiami

Aktivne a systematicky spolupracovat’ s profesionalnymi lekarskymi organizaciami a
vedeckymi spolo¢nostami a ziskat' ich expertné rady a podporu pri jednani s
kompetentnymi Statnymi organmi

Rozvijat vedomosti a schopnosti ¢lenov pacientskych organizacii, vyuzivat pritom
informacné zdroje od ostatnych narodnych organizacii a prilezitosti na Skolenia v
oblasti efektivneho presadzovania zaujmov a obchodného manazmentu

Podporovat a skolit jednotlivych pacientov, ktori maju predpoklady stat' sa
expertnymi zastupcami zaujmov pacientov

Vyhladavat prilezitosti pre ucast zastupcov pacientov v klu€ovych regulacnych a
etickych komisiach a v organoch zodpovednych za pripravu klinickych studii
Vyhladavat prilezitosti na zvySovanie informovanosti o myeléme medzi
zdravotnickymi pracovnikmi a verejnostou, napr. prostrednictvom informacnych
workshopov

Rozvijat informacné a komunikacné zdroje inych narodnych organizacii a zdielat' s
nimi myslienky, ktoré bude mozné aplikovat v praxi

Pre Myeloma Patients Europe

Vzdelavat pracovnikov pacientskych organizacii o presadzovani zaujmov pacientov
v expertnych otazkach

Vytvorit' celoeurdpsku databazu informacnych zdrojov a UspesSnych iniciativ v oblasti
pacientskej advokacie a spristupnit’ ju pacientskym organizaciam

Predstavovat’ Skoliace programy projektu Myeloma Academy zdravotnickym
pracovnikom v ostatnych eurépskych krajinach

Pokragovat v interakcii a spolupraci s relevantnymi instittiiciami EU — s riaditel'stvom
Komisie pre otazky zdravotnictva a ochrany spotrebitela, Pracovnou skupinou
zdravotnictva v ramci Komisie zivotného prostredia, verejného zdravotnictva a
bezpecnosti jedla Eurépskeho parlamentu a s jednotlivymi poslancami Eurépskeho
parlamentu.
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Na ceste k dokonalej starostlivosti — pripadove Studie

Nemecko: Informovanost’ o klinickych studiach

Na Universitatsklinikum Heidelberg prebieha v spolupraci s regionalnou pacientskou
organizaciou projekt Lekar a pacient - ruku v ruke. V praxi to vyzera tak ze veduci
svojpomocnej skupiny pride na zavolanie zdravotnickeho personalu, spravidla lekara, za
pacientom kedykolvek a kamkolvek je to potrebné. Vdaka tomu veduci skupiny sprevadza
pacienta krok za krokom, vysvetluje mu/jej ¢o sa presne deje. Pre pacienta je tak
jednoduchSie prijat’ lieCbu a nevyhnutné procedury, a povzbudzuje ho to participovat na
ponuknutych klinickych Stuadiach.

Holandsko: Zistit’, ¢o pacient naozaj potrebuje

Holandské zdruzenie pre myeldm a Waldenstromovu chorobu CMWP poskytuje informacie
pacientom a ich opatrovatefom aj prostrednictvom pravidelne aktualizovanej priru€ky pre
pacienta, podpornych skupin, aktualnych informacii a kontaktnych oséb. Na pravidelnych
stretnutiach CMWP prednasajuci prezentuju najnovsie pokroky v lie€be, ako aj emocné
aspekty suvisiace s myeldmom.

V spolupraci s vyskumnikmi Maastrichtskej univerzity sa v su€asnosti pripravuje dotaznik pre
¢lenov CMWP, na ktory budu nadvazovat' cielené skupinové diskusie. Ciefom je zistit, aké
aspekty povazuju holandski pacienti za najdélezitejSie v buducom vyskume, a ktoré oblasti je
potrebné zlepsit. Zistenia budu analyzované spolu s odpovedami z dotaznikov. Vysledkom ma
byt zoznam priorit, vyuzitefny v buducich klinickych, vzdelavacich alebo informa¢nych
iniciativach zdruzenia, no predovsetkym vo vyskume.

Velka Britania: Myeloma Academy™ a Myeloma Nurse Programme™

Myeloma Academy je internetovy zdroj informacii vytvoreny tak, aby zodpovedal potrebam
zdravotnickych pracovnikov podielajucich sa na lieCbe a starostlivosti o pacientov s
myelomom. Obsahuje vzdelavacie materialy pre lekarov a sestry v nemocniciach, suc¢astou
ktorych su odporucania, schémy, navody a popisy zlozitych pripadov. Myeloma Academy v
sucasnosti navstevuje viac ako 300 zdravotnickych pracovnikov z celej Velkej Britanie, sestier,
vSeobecnych hematoldgov a klinickych hematolégov.

Jednym z materialov dostupnych v ramci Akadémie s Odporucania pre sestru, ktorych cielom
je zvysSit jej vedomosti, poucit’ ju o oSetrovatel'skej starostlivosti a povzbudit’ ju poskytovat
pacientom s myeléomom a ich rodinam najvyssi Standard starostlivosti. Odporucania boli
nedavno akreditované vysokou Skolou oSetrovatelstva Royal College of Nursing. Program pre
myelémové sestry Myeloma Nurse Programme realizovany v ramci britskych centier pre lieCbu
myelému, obsahuje informacie o Ulohe sestry, vzdelavani, zavadzani odporucani a vytvarani
lokalnych sluzieb pre pacienta. DalSie informacie su dostupné na http://www.myeloma-

academy.org.uk/
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O MPE

Co je Myeloma Patients Europe?

Myeloma Patients Europe (MPE) je organizacia zastreSujluca organizacie a zdruzenia
pacientov s mnohopo€etnym myelémom z celej Eurépy. MPE bola vytvorena v r. 2011 ako
vysledok fuzie medzi organizaciami European Myeloma Platform a Myeloma Euronet.

MPE je registrovana ako neziskova organizacia zriadena podla belgického prava so sidlom v
Bruseli.

Pri napifiani svojich cielov pracuje MPE priamo s zdravotnickymi pracovnikmi, organmi
zodpovednymi za rozhodnutia o uhrade nakladov na lieCbu a reguléaciu, politikmi,
farmaceutickymi spolo€nostami, médiami a dalSimi subjektami “myelémovej komunity“.

Co MPE robi?

MPE ma mnozstvo obsiahlych cielov, medzi ktoré patri:
« « Spolupraca na projektoch prospesnych “myelémovej komunite®
* Vymena informacii a odporu¢ani

* Rozvoj existujucich pacientskych organizacii a pomoc a podpora pri zakladani novych
skupin

+ Pomoc s vytvaranim vhodnych zdravotnickych politik a iniciativ na eurdpskej a narodne;j
arovni

« Zabezpecenie v€asného pristupu k novej lieCbe pre pacientov z celej Eurépy
+ Stimulacia a podpora vyskumu a klinickych studii orientovanych na pacienta

* Vytvaranie silnej argumentacnej bazy pre potreby a zaujmy pacientov a pre podporu ich
ulohe vo vyskume

» Poskytovanie informacnych, vzdelavacich programov pre pacientske skupiny

Aka je struktura MPE a kto do nej patri?

MPE pésobi ako organizacia zastreSujuca existujuce lokalne a narodné myeldmové zdruzenia
a jej Clenovia pochadzaju z temer 30 rozli€nych krajin.

Ma dva typy €lenov:

Riadni ¢lenovia akymi su pacientske skupiny a zdruzenia z eurdpskych krajin.

Pridruzeni ¢lenovia akymi su jednotlivi pacienti alebo zdravotnicky pracovnici, ako aj
obchodné spolocnosti zelajuce si darovat finanéné prostriedky alebo poméct inym spdsobom.

Za urCovanie stratégie a zabezpecovanie jej realizacie a financovania MPE zodpoveda
Spravna rada MPE. Sklada sa z odbornikov roznych profesii, minimalne 50% clenov je z
radov pacientov a ich blizkych.

Clenovia Spravnej rady MPE st dobrovolnici. V MPE pdsobi este personal bruselskej centraly
a expertna Medicinska poradna komisia.

Ak sa chcete stat clenom MPE, vypliite prosim prihlaSku dostupnu na
www.myelomapatientseurope.org alebo kontaktujte MPE so ziadostou o prihlasku na
adrese info@myelomapatientseurope.org.
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