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Recenzja rozprawy doktorskiej mgr Ewy Gredowskiej pt ,,Ocena kosztéw zwigzanych
z opieka nad pacjentem z rdzeniowym zanikiem migsni 5q przed i po wtaczeniu terapii
nusinersenem”

Merytoryczna ocena pracy

Jako cel pracy (cze$¢é V rozprawy) doktorantka okreélita poréwnanie kosztéw wydatkowanych
na opieke nad pacjentem z SMA przed i po wdrozeniu leczenia Nusinersenem, na podstawie
dostepnych wycen procedur przyjetych przez Uniwersyteckie Centrum Kliniczne (UCK) w
Gdarisku, jak réwniez kosztéw ponoszonych na opieke i raportowanych przez rodzicow i
opiekunow.

W okresleniu celu pracy niefortunnym wydaje sie sformutowanie ,Celem biezgcej pracy jest
uwzglednienie poprzednich doniesiert [143,144]...,Proponowatabym je pominac.

Dla punktu 1V czesci (cel pracy): ,Wycena swiadczen opieki zdrowotnej w programie lekowym
B.102” bardziej wtasciwym miejscem jest czes¢ dotyczaca metodyki badan.

Trafnos¢ podjetej pracy i jej oryginalnosé

Rdzeniowy zanik mies$ni 5q jest najczesciej wystepujgcym genetycznie uwarunkowanym
schorzeniem nerwowo- mie$niowym , nalezagcym do duzej grupy choréb rzadkich. Wiek
wystgpienia pierwszych objawéw i dalsza dynamika rozwoju choroby s3 zréznicowane. SMA
jest przyktadem choroby nerwowo-miesniowej, ktérej fenotyp i wiek ujawnienia pozwalajg na
dosé precyzyjne rozpoznanie wstepne i celowang diagnostyke genetyczng. Do osiowych
objawéw naleza zanik i ostabienie miesni, zwfaszcza proksymalnych, przykurcze, deformacje
kregostupa; ponadto u czesci pacjentdw zaburzenia opuszkowe i zaburzenia oddychania. Chory
z SMA wymaga wielodyscyplinarnej opieki. Wage tego problemu jednoznacznie okresla fakt, iz
schorzenie to jest jedng z najczestszych przyczyn Smiertelnosci niemowlat, z reguty w
mechanizmie niewydolnosci oddechowe;.

Do niedawna u zdiagnozowanego pacjenta z SMA mozliwe bylo jedynie postepowanie
objawowe. Po wielu latach bardzo intensywnych i zaawansowanych badan nastapit przetom w
terapii, ktéry sprawit, ze schorzenia nerwowo-mig$niowe staly sie grupa choréb, ktére
przezywajg w ostatnich latach absolutng rewolucje. Pierwszy z wprowadzonych i stosowanych
lekéw to podawany, w ramach programu lekowego, Nusinersen, ktéry w rdzeniowym zaniku
miesni wydaje sie by¢ lekiem bardzo skutecznym. Kryterium wykluczenia z tego programu jest
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wynik obiektywnej oceny stanu zdrowia pacjenta wskazujacy na to, ze nastapito pogorszenie.
Takich chorych w Polsce nie odnotowano.

Terapia Nusinersenem jest dtugotrwata i bardzo kosztowna. Dlatego wszelkie doniesienia,
ktére uzupetniajg publikacje opisujgce merytorycznie pierwszoplanowe efekty medyczne o
perspektywe finansowg sg bardzo istotne. Pierwsze doniesienia dotyczgce zmiany naturalnego
przebiegu choroby przy pomocy podawanego drogg dokanatowg Nusinersen pojawily sie w
drugiej dekadzie biezacego stulecia. Od 2017 roku w ramach procedury wczesnego dostepu
lek stosowany jest w Polsce.

W dostgpnym pismiennictwie fachowym niemato prac dotyczy symptomatologii, naturalnego
przebiegu i ewolucji w badaniach diagnostycznych. Niewiele natomiast ogniskuje sie na
kosztach. Tego typu badania sg nie do przecenienia zaréwno ze wzgledu na potencjat naukowy
jak i praktyczny, albowiem moga by¢ miedzy innymi bardzo przydatne dla luminarzy polityki
zdrowotnej.

Wymienione wyzej racje przemawiajg za tym, ze wybdr problematyki badawcze] jest
oryginalny i bardzo trafny.

2. Poprawnos¢ metodologiczna , wyniki i sposéb przedstawienia pracy
2a. Poprawno$¢ metodologiczna

Doktorantka objeta analizg wydatki zwigzane z procedurami medycznymi realizowanymi w
ramach programu lekowego B.102 (nie uwzgledniajgc kosztéw leku) u 25 dzieci z SMA
hospitalizowanych w Oddziale Neurologii Rozwojowej UCK w Gdarisku, w latach 2016-2022.
Dla kazdego pacjenta uwzgledniono dane z 12 miesiecy przed wiaczeniem Nusinersenu i 12
miesiecy po jego wiaczeniu. Kryteria wigczenia i wytaczenia bylty zgodne z kryteriami
obowigzujacymi w programie lekowym. Analizom poddano dane pochodzace z dwéch
niezaleznych Zrédet. Pierwsze to raporty Dziatu Rozliczeh Ustug Medycznych UCK w Gdarisku.
Obejmowaty one wycene ustug zrealizowanych u pacjentéw z rozpoznaniem gtéwnym G12,
G12.0iG 12.1 (zgodnie z ICD-10). Drugim zrédtem byty wyniki ankiety przeprowadzonej wsréd
rodzicow/opiekundw dzieci z SMA. Ankieta dotyczyta wydatkdw rodzicow dzieci z
rozpoznanym SMA przed wigczeniem Nusinersenu i po jego wigczeniu. W kontekscie specyfiki
dokonywanej oceny za najwtasciwszg uznano analize kosztow posrednich. W obliczeniach
zastosowano wycene $wiadczen opieki zdrowotnej w programie lekowym B.102 zgodnie z
zarzgdzeniem Prezesa NFZ z dnia 16 pazdziernika 2020 roku.

Ocene kosztéw i konsultacji specjalistycznych przewidzianych w programie lekowym B 102
przedstawiono dla poszczegélnych typow choroby w postaci sredniej, mediany, kwartyli.

Otrzymane rezultaty

Analiza kosztéw opieki nad pacjentami z SMA hospitalizowanymi w ww. oddziale
poniesione w okresie 12 miesiecy przed i 12 miesiecy po rozpoczeciu leczenia Nusinersenem
wskazuje na wzrost wydatkéw na kazdego pacjenta. Najwiekszy wzrost w wysokosci srednio



7720 zt na rok /osobe jest widoczny w przypadku pacjentéw z typem I. W typie Il i lll rdznica
przed i po wigczeniu pacjenta do programu lekowego wzrasta odpowiednio o 1234 i 2202 zt
na rok/ osobe.

Na podstawie badania ankietowego wyrézniono kilka istotnych grup kosztéw,
ponoszonych przed i po wigczeniu leczenia, w tym te zwigzane z wydatkami na konsultacje
specjalistyczne, fizjoterapie, zakup sprzetdw rehabilitacyjnych i koszty posrednie ponoszone
przez rodzicow na dostosowanie mieszkania czy tez samochodu do potrzeb pacjenta.

W przypadku SMA typu |, koszt prywatnych, specjalistycznych konsultacji wzrasta po
wtaczeniu do programu prawie 2-krotnie. Warto przy tym zauwazy¢, ze koszty ponoszone w
tym zakresie przed przystapieniem pacjenta do leczenia, sa najniisze ze wszystkich. W
przypadku typu I, trend jest odwrécony i wydatki zwigzane z wyzej wymienionymi
konsultacjami, po wigczeniu pacjenta do leczenia malejg ponad 1,5-krotnie. Znacznie wzrosty
koszty fizjoterapii: odpowiednio 6,5-krotnie, 8-krotnie i prawie 2-krotnie dla typu I, Il i llI.

W wydatkach ponoszonych prywatnie przez rodzicéw/opiekunéw na zakup sprzetéw
rehabilitacyjnych po wigczeniu do programu lekowego najwiekszy, bo 2,5-krotny wzrost widac
dla pacjentéw z typem |. Najwieksze wydatki na sprzety rehabilitacyjne, zaréwno przed
wtagczeniem leczenia jak i po, ponosili rodzice pacjentéw z typem Il. Wydatki na sprzety
rehabilitacyjne nie rosng w kazdym z typéw SMA. Dla typu Il wydatki te, po rozpoczeciu
leczenia Nusinersenem ulegaja spadkowi o okoto 30%. Jak oszacowano, wydatki na sprzety
rehabilitacyjne, z budzetu pfatnika publicznego po wiaczeniu pacjentéw do programu réwniez
rosna.

W zakresie kosztéw posrednich wydatkéw ponoszonych przez rodzicéw pacjentéw na
dostosowanie mieszkania czy tez samochodu na potrzeby chorego, u pacjentéw z typem |
koszty te znacznie spadajg po wigczeniu do leczenia. Wydatki w tym zakresie dla typu Il i Il
rosng odpowiednio 1,5-krotnie i 6-krotnie po wtgczeniu do leczenia.

Wyniki przedstawiono zaréwno w postaci tabel jak i rycin co zwigksza przejrzystos¢ i

klarownos¢ skumulowanego materiatu liczbowego.
2b. Poprawnos¢ uktadu pracy i struktury podziatu

Dysertacja ma w zasadzie uktad typowy. Wprawdzie wstep jest dos¢ dtugi, ale proporcje wydaja
sie¢ zachowane, albowiem objetos¢ rozdziatu w ktérym zawarte sg wyniki jest taka sama.
Nazbyt dluga jest czesé, w ktérej przedstawiono wnioski, tym bardziej, ze tylko czes$é z nich
koresponduje z podanym przez autorke celem pracy. Refleksje zawarte w tym rozdziale sg
stuszne i moga miec istotne praktyczne znaczenie. Aby uznac iz w petni koresponduja z celem
i/lub hipoteza badawczg warto bytoby dookreslic cel pracy i/lub umiesci¢ dodatkowo hipoteze
wstepng/pytania badawcze

W opinii recenzenta korzystnym bytoby umieszczenie uwag dotyczacych Narodowego Planu
dla Chordb rzadkich w rozdziale : Dyskusja.
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2 c. Dobér literatury, umiejetnos$¢ wykorzystania Zrédet

Doktorantka powotuje sie na 164 publikacje w wiekszosci anglojezyczne, ponad jedna trzecia
to pozycje z ostatnich 5 lat. Wprowadzenie i dyskusja sa przedstawione ciekawie i rzeczowo,
Swiadczg o duzej i nowoczesnej wiedzy zaréwno co do jednostki chorobowej bedacej
przedmiotem dysertacji jak i zasad polityki zdrowotnej , zwtaszcza zasad finansowania
SwiadczeA medycznych. Autorka ze swadg i przekonywujgcg znajomoscia rzeczy powotuje sie
na trafnie dobierane pozycje pismiennictwa.

2 d. Jezyk, btedy, nietrafne sformutowania, sposéb przedstawienia

Praca w wiekszosci jest napisana poprawnym jezykiem, jakkolwiek doktorantka nie ustrzegta
sie pewnych btedéw i niefortunnych sformutowan. Na przyktad , Toksycznosc z nadekspresja
SMN to nowo zdiagnozowany aspekt biologii SMN, ktére ma znaczenie kliniczne w zwigzku z
obecnie stosowanym leczeniem wykorzystujgcym wektor AAV-9”; , Dzieci z typem 1 SMA nie
unoszg glowy, ich ptacz jest chichy, kaszel bardzo slaby, nieefektywny”; ,Po wigczeniu do
leczenia rozktad konsultowanych specjalizacji jest bardziej zréinicowany i precyzyjniej
odzwierciedla potrzeby pacjenta, ktére szczegétowo omawiajg miedzynarodowej wytyczne
opieki interdyscyplinarnej”

Praca nie jest w petni przyjazna czytelnikowi. Powszechnie przyjetg i stosowang zasadg jest
umieszczenie tytutu nad tabelg i pod rycing; niekomfortowe jest dzielenie tabel, zwtaszcza w
przypadku kiedy mieszczg sie na jednej stronie; niejednokrotnie opisy tabel/ rycin zlewajg sie
z tekstem.

Inne uwagi

Catoksztatt pracy doktorskiej, w tym ocen wydatkéw umozliwiajgcych przeprowadzenie
poréwnan ich wartosci przed i po wigczeniu do programu leczenia Nusinersenem wydajg sie
przemawiac za szerszym ujeciem tytutu.

Podsumowanie

Wymienione wyzej uchybienia nie wazg na wartosci merytorycznej pracy. Rozprawa mgr Ewy
Elzbiety Gredowskiej jest oryginalnym dorobkiem naukowym i spetnia wymogi okreslone w
ustawie o stopniach i tytule naukowym oraz stopniach i tytule w dziedzinie sztuki.

Mam przyjemnosc¢ przedtozy¢ wniosek o dopuszczenie magister Ewy Elzbiety Gredowskiej do
dalszych etapdéw przewodu doktorskiego.

Z powazaniem Ewa Emich-Widera
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