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Pasje, doswiadczenia, refleksje

Leki przyczynowe w mukowiscydozie -
moje doswiadczenia

Potowa grudnia 2020 roku

Po kilkunastu dniach oczekiwania mo-
gtem zazy¢ pierwszg dawke lekéw
przyczynowych, tj. Kaftrio i Kalydeco
(w USA funkcjonuja pod nazwg Trika-
fta). | czekatem na tak zwane ,to cos$"
LAle co?” — mégtby mnie kto$ zapytad.
Juz ttumacze. W taki sposéb pacjenci
z mukowiscydozg, ktérzy mieli juz oka-
zje przyjmowac wyzej wymienione leki,
opisujg szybki, a w niektorych przypad-
kach natychmiastowo zauwazalny efekt
ich dziatania. Tak m.in. o tym ,czyms”
mowita 31-letnia Marta Szerszen, ktora
jako pierwsza osoba w Polsce zaczeta
zazywac lek Kalydeco (jeden z czterech
dostepnych na catym $wiecie lekéw
przyczynowych stosowanych u oséb
chorych na mukowiscydoze):,Po trzech
dniach od zazycia leku poczutam to
«C0os», co trudno poczatkowo byto mi
okredli¢. Pewna ulge...? Kiedy miesiecz-
na kuracja cudownym lekiem sie skon-
czyta, poczutam te réznice. To «co$» to

"

byt komfort oddychania bez wysitku"'.

Sierpien 2020

Pierwsze informacje o Kaftrio zostaty mi
przekazane pod koniec sierpnia 2020,
kiedy przebywatem na dwutygodnio-
wym dozylnym przeleczeniu w klinice
Thoraxklinik w Heidelbergu (Niemcy),
w ktérej sie lecze. Po konsultacji z le-
karzem prowadzacym okazato sie jed-
nak, ze moja druga mutacja, nalezaca
do bardzo rzadkich, nie znajduje sie
na liscie producenta leku. To oznacza,
ze chorzy z t3 mutacjg nie brali udzia-
tu w badaniach klinicznych nad lekiem,

' Kinga Jazwinska, O Magicznym leku
i komforcie oddychania, [w: ,Mukowiscydo-
za"59/2020, s. 22.

a co za tym idzie, nie jest pewne, czy
takie osoby moga ten lek przyjmowac.
Rozmowa stanefa na tym, ze wyniki mo-
ich badan genetycznych zostang wysta-
ne do USA do producenta leku i to on
zdecyduje, co dalej.

Decyzja na ,tak” z matym
»ale”..

Na 26 listopada 2020 r. przypadt termin
standardowej wizyty kontrolnej w po-
radni mukowiscydozy. M&j dwczesny
stan zdrowia byt, uzywajac tagodnych
stow, bardzo kiepski. Tego dnia nie liczy-
tem na nic. Ani na pobtazanie i, gfaskanie
po gfowie"ze strony lekarki prowadzacej,
ani na pozytywny wynik spirometrii, kté-
ra — jak sie pézniej okazato — byta gtow-
nym wyznacznikiem planu na kolejne
dni.
pierwszosekundowa (FEV,) spadfa do

Natezona objetos¢ wydechowa

51%, co byto moim najgorszym wyni-
kiem, ktory kiedykolwiek odnotowata
aparatura pomiarowa. Réwniez znacznie
podwyzszone CRP stanowito oznake to-
czacej sie w moim organizmie walki,do-
bra"ze,ztem" - tj. zdrowia z choroba.

Nie podejmowatem Zzadnej dys-
kusji z lekarka ze wzgledu na zbyt duzy
spadek wartosci FEV, w stosunku do po-
przednich wynikéw, i to w tak krétkim
czasie. O ile pod koniec sierpnia, w dniu
rozpoczecia wczesniejszego dozylnego
przeleczenia, FEV, wynosito 60%, a po
dwodch tygodniach (4 wrzesnia) 75%,
o tyle pod koniec pazdziernika podczas
badania u lekarza rodzinnego nastapito
obnizenie spirometrii do 63%. Tak wiec
spadek o kolejne ponad 10 punktéw
procentowych podczas wizyty kontrol-
nej w klinice mowit sam za siebie. Bytem

zaflegmiony po przystowiowe uszy i nie

miatem juz kontroli nad przewlektym
stanem podgorgczkowym i bélami sta-
wow. Szczerze méwiac, nie radzity sobie
z nimi nawet leki przeciwzapalne i an-
tybiotyki doustne, ktére bratem krétko
po zakonczeniu ostatniego dozylnego
przeleczenia.

W trakcie rozmowy z lekarka dowie-
dziatem sie, ze producent leku dopuscit
— 7e tak to nazwe — mojg drugg mutacje
do kuracji. Tym samym otrzymatem zie-
lone $wiatto, ale... No wiasnie, z matym
,ale” ze strony lekarki. Nie byto mowy
o tym, abym rozpoczat kuracje w takim
stanie zdrowia i z tak stabymi parametra-
mi czynnosci ptuc. Dla 0s6b spoza $rodo-
wiska mukowiscydozy nalezy wyjasnic,
ze gtownym zadaniem lekow przyczy-
nowych jest poprawa funkcjonowania
wadliwego biatka CFTR, ktére u chorych
na mukowiscydoze nie dziata prawidto-
wo i powoduje m.in. gromadzenie sie
gestego $luzu w ptucach czy tez trzustce.

Gdy zacznie sie przyjmowac leki
przyczynowe, wada ta jest natych-
miast ,naprawiana”’. Co wiec zadziatoby
sie u mnie, gdybym rozpoczat kuracje
w tak kiepskiej formie? Pograzytbym sie
jeszcze bardziej. Nagte przywrocenie

Kaftrio, Kalydeco i broszura informacyjna
o lekach (fot. 1-2 z archiwum autora)
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funkcji biatka CFTR spowodowatoby
koniecznos¢ oczyszczenia ptuc z wy-
dzieliny, jaka w nich zalegata, co w prak-
tyce  skutkowatoby  kilkudniowym,
uporczywym kaszlem az do momentu,
kiedy ptuca oczyscityby sie z tej wiasnie
wydzieliny. A im bardziej zaflegmione
drogi oddechowe, tym jest gorzej. Bo
przeciez w jakis sposéb wydzielina ta
musi z nich ,wyjs¢”. Po prostu fizycznie
mogtoby mnie to jeszcze bardziej osta-
bi¢. Dlatego decyzja lekarza byta taka:
najpierw przeleczenie dozylne anty-
biotykami, zeby poprawit sie mdj stan
zdrowia, a dopiero potem wdrozenie
lekow Kaftrio i Kalydeco. W tym mo-
mencie z lekarka nie dyskutowatem, bo
jej decyzja byta jak najbardziej stuszna.
Swiadomos¢ tego, ze przeleczenie jest
moja przepustka do kuracji nowymi
lekami, sprawita, iz na bok odfozytem
swoje ego oraz dyskusje typu: ,A moze
jeszcze sprobowac sie ratowac antybio-
tykami doustnymi’, ,A moze to, a moze
tamto i nie wiadomo, co jeszcze”. Przed-
stawiony plan dziatania wydawat sie
sensowny, a do szpitala miatem sie udac
tak szybko, jak bedzie to tylko mozliwe.
W Zargonie medycznym powiedziatoby
sie: na cito. Zatem pierwszego grudnia
trafifem do szpitala i rozpoczatem do-
zylne leczenie, ktére miato by¢ prze-
pustkq do czegos nowego, dotad mi
nieznanego.

Do biegu... gotowi... start!

Po kilkudniowym pobycie w szpitalu
wrocitem do domu i przeleczenie konty-
nuowatem w ramach domowej dozylnej
antybiotykoterapii. Leki przyczynowe
zaczatem bra¢ 12 grudnia. Wczesdniej
zapoznatem sie szczegdtowo z ulotkami
zataczonymi do obydwu lekow. Szczerze
MOwIgc, pierwszy raz w zyciu przeczyta-
tem tres¢ takiej ulotki od przystowiowej
,deski do deski” Ponadto w Internecie
przesledzitem relacje pacjentéw z Nie-
miec, ktorzy te leki juz stosowali.

Przez pierwsze dni kuracji prowa-
dzitem réwniez szczegdtowe notatki
zwigzane z samopoczuciem i dziata-
niem lekow, ktére po dwodch tygodniach
zostaty wystane mailem do lekarki z od-
dziatu mukowiscydozy, aby byto wiado-
mo, czy wszystko ze mng w porzadku.
Fragmenty notatek zamieszczam w po-
nizszej tabeli.

Kazdy kolejny dzieri byt lepszy od
poprzedniego i powoli zauwazatem,
Ze wracajg mi sity do zycia. Jedynymi
problemami, jakie mi doskwieraty, byta
senno$¢ za dnia i brak ochoty na spa-
nie w nocy. Po prostu zasypiatem coraz
pdZniej, a w ciggu dnia coraz wiecej
spatem. Doprowadzito to do sytuadji, ze
w nocy z 30 na 31 grudnia nie spatem
w ogdle. Po konsultacji z lekarzem za-
lecono mi przestawienie godzin brania
lekow. To znaczy przyjmowane do tej
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Méj pierwszy rachunek za Kaftrio i
Kalydeco

pory rano Kaftrio zaczatem brac wieczo-
rem, a przyjmowane wieczorem Kalyde-
co —rano. Po kilku dniach opisany wyzej
problem zniknat, przy czym do potowy
stycznia miatem jeszcze dwie nieprze-

Spane noce.

Gdzie sie podziato ,to cos"?!

A gdzie sie podziato wspominane na
samym poczatku ,to cos”? W sumie ni-
gdzie sie nie podziato, bo w ogéle takie-
go czegos w moim przypadku nie byfo.
W zwiazku z tym, Ze leki przyczynowe
zaczatem bra¢ pod koniec dozylne-
go przeleczenia, moj stan zdrowia byt
wowczas stabilny. Dlatego nie odczu-
tem tak duzej roznicy w momencie roz-
poczecia kuracji. Tak jak pisatem wyzej,
przez pierwsze dni drogi oddechowe
oczyszczaty sie jeszcze z zalegajacej

Dzien 1.

Dostownie kilka godzin po porannej dawce z gtebokich partii ptuc odrywata sie wydzielina w kolorze
zielonym, a nawet ciemnozielonym. Po kolejnych kilku godzinach zaczeta sptywac rowniez wydzielina
7 zatok, co trwato do konca dnia. Dla utatwienia sprawy co kilka godzin robitem inhalacje z soli hiperto-
nicznej.

Dzien 2.

Tego dnia z ptuc odrywato sie jeszcze wiecej wydzieliny. Przez caty dzien sptywata nadal wydzielina
z zatok. Miatem zachrypniety gtos, jak ma sie zazwyczaj podczas kataru albo zapalenia zatok, co spowo-
dowane byto oczyszczaniem sie gérnych drég oddechowym. Poza tym nie zauwazytem zadnych innych
probleméw czy tez skutkéw ubocznych brania lekéw (béle gtowy, wymioty itp.).

Dzien 3.

W ciggu catego dnia dokuczaty mi mdtosci oraz dziwne uczucie ucisku w zotgdku. Ponadto bytem osta-
biony i spigcy.

Dzien 4.

Caty dzien towarzyszyto mi uczucie pieczenia, takie jak zazwyczaj ma sie przy refluksie, ale to odczuwal-
ne przeze mnie umiejscowione byto w dolnych partiach ptuc, pod mostkiem. | na pewno nie miato nic
wspolnego z refluksem.

Dzien 5.

Od piatego dnia wszystkie opisane wyzej problemy ustapity. Czutem sie dobrze. Nos i zatoki byty oczysz-
czone i nie sptywata z nich wydzielina, a podczas inhalacji w ogdle nie kaszlatem.
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w nich wydzieliny i po tych kilku dniach
wszystko wrdcito do normy.

Wyniki bardziej oficjalne
Chociaz z mojego punktu widzenia moj
stan zdrowia sie polepszyt, jednak waz-
nym elementem byto przeprowadzenie
badan kontrolnych u lekarzy prowadza-
cych. Pierwsza kontrole wykonatem w lu-
tym: badanie krwi u lekarza rodzinnego
oraz USG watroby u gastrologa. Wyniki,
ktore otrzymatem, potwierdzity, Zze or-
ganizm dobrze toleruje kuracje lekami
przyczynowymi. Wszystkie parametry
byty w najlepszym porzadku. W potowie
marca przyszedt czas na kontrolng wizyte
w poradni mukowiscydozy. Wartos¢ FEV,
wzrosta o jeden litr — do 76%. Na ponad
50 badanych parametrow we krwi, tylko
dwa byly poza normami. Jedyng rzecza,
ktora przekroczyta norme, byt jeden ze
wskaznikéw spirometrii — tzw. RV — choc
nie ulegt on zmianie i byt na takim samym
ztym poziomie jak przed rozpoczeciem
kuracji. Wskaznik RV pokazuije, ile powie-
trza zostato jeszcze w ptucach po maksy-
malnym wydechu nabranego wczesniej
powietrza. Im wiekszy, tym gorzej. Powdd
takiego stanu rzeczy byt wtedy nieznany.
Zeby sie go pozby(, zalecono mi przyjmo-
wanie przez kolejne miesigce silniejszych
lekow wziewnych. A ponadto fizjoterapie
i ruch na $wiezym powietrzu. Tego dnia
dowiedziatem sie, ze moge odstawic Pul-
mozyme, ACC i stabsze leki wziewne, kto-
re zamieniono na te mocniejsze. Cata za$
reszta pozostata bez zmian.

Trzeba trzymac reke na pulsie

Jakkolwiek dobrze leki przyczynowe by
nie dziataly, zawsze trzeba trzymac reke
na pulsie. Okazuje sie, ze jest grupa cho-
rych, u ktérych powoduja one zbyt wie-
le skutkdw ubocznych, a to na dtuzsza
mete staje sie ucigzliwe i obniza jakos¢
zycia. Przewlekte bole glowy, bole brzu-
cha, drzenie rak, wysypka czy tez suchos¢
oczu - to tylko kilka z takich problemdw;
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Ryc. 2. Wartos¢ CRP w latach 2015-2021 (mg/l)

niektére z nich mogg sta¢ sie powodem
do przerwania kuracji. Jesli o mnie cho-
dz, to ze wzgledu na wystapienie dwodch
ostatnich problemdw mam juz za sobg
konsultacje u okulisty, a w planach wizy-
te u dermatologa. Najwazniejszym ba-
daniem w trakcie przyjmowania lekéw
przyczynowych jest kontrola parametrow
krwi pod katem czynnosci watroby. Ich
ewentualne pogorszenie sie moze byc
réwniez powodem do przerwania kuracji.

Z racji tego, ze kuracja lekami przy-
czynowymi — w przypadku ich tolerandji
przez organizm — trwa cate zycie, nigdy
nie mamy stuprocentowej pewnosci,
jak dtugo bedziemy te leki tak naprawde
przyjmowac. Trzeba mie¢ na uwadze to,
7e obecnie poza badaniami klinicznymi
nie ma tak naprawde danych, ktére poka-
zatyby ewentualne skutki uboczne brania
lekéw przez kilkanascie, albo i kilkadziesigt
lat. Jesli na przykfad kto$ z moim dwcze-
snym stanem zdrowia zaczat brac leki, to
zamiast szacowanych wczesniej 40-45 lat

zycia (na warunki zachodnie), moze teraz
postawi¢ sobie poprzeczke znaczniej wy-
zej — 50, 60, 70... a moze i wiecej lat. To
bedzie stwarzato pewne nowe i nieznane
do tej pory problemy w sferze leczenia
mukowiscydozy. Jednak problemy sg
przeciez po to, zeby je rozwigzywac. | na
to przyjdzie rowniez czas.

Epilog

Osobiscie nigdy bym sie nie spodziewat,
ze doczekam chwili, w ktorej bede mogt
odetchnag¢ i po prostu odpocza¢ od
ciagtego chorowania i od mukowiscy-
dozy, z ktérg zyje 34 lata. Choc¢ choroba
W pierwszej potowie mojego zycia prze-
biegata raczej tagodnie, to juz od drugiej
pofowy zaczeto by¢ inaczej. Najbardziej
data mi sie we znaki ostatnia dekada,
z naciskiem na minione 3-4 lata. Do dzis
pamietam swoje przemyslenia sprzed
kilkunastu lat, kiedy czytatem artykuty
i opracowania na temat terapii geno-

wych w leczeniu mukowiscydozy. Tych
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czaséw jeszcze nie dozylismy, ale docze-
kalismy lekow, ktére dziatajg na przyczy-
ne choroby. To, co jeszcze przed dekada
byto nie do pomyslenia, teraz stato sie
rzeczywistoscia i ciesze sie, ze moge by¢
CzesCig tej rzeczywistosci.

Wielka zastuge w tym majg na
pewno moi rodzice, ktorzy w realiach
lat 80. 1 90. ubiegtego wieku nie mieli ta-
twego zadania do wykonania. A mimo
wszystko im sie udato. Gdy w wieku
kilku miesiecy zdiagnozowano u mnie
mukowiscydoze, dr Krystyna Karczew-
ska z Poradni Gastroenterologicznej dla
Dzieci w Szpitalu Klinicznym Nr 1 w Za-
brzu - jak opowiadajg rodzice — dawa-
ta mi kilka procent szans na przezycie.
Wtedy sie udato! Teraz do tych kilku
procent moge dotozy¢ pozostate, tak
aby w miare mozliwosci zy¢ na 100%
i wréci¢ do normalnosci, jakiej przez

ostatnie lata nie miatem: do zycia pet-
nego energii. Pozwole sobie zacytowac
fragment tytutu przeczytanej niedawno
ksigzki o $p. ksiedzu Janie Kaczkowskim
-,Zycie na petnej petardzie™.

W tym miejscu dziekuje wszystkim,
ktérzy przyczynili sie do tego, ze mimo
choroby, jakg jest mukowiscydoza,
i mimo przeciwnosci losu — doszedtem
w Zyciu tam, gdzie obecnie jestem.
Przede wszystkim chciatbym podzie-
kowa¢ Moim Rodzicom za wytrwatos¢
i wole walki o moje zdrowie i zycie. Po-
dziekowania nalezg sie rowniez wszyst-
kim lekarzom, ktorych spotkatem na
i prace wtozona w mojg osobe. Dzieku-
je rowniez kazdemu, kto w jakikolwiek

7 Ks. Jan Kaczkowski, Piotr Zytka, Zycie
na petnej petardzie. Czyli wiara, poledwica
i mifos¢, wyd. WAM, 2015.

Jacy jesteSmy?

sposéb przyczynit sie do tego, ze jestem
tu, gdzie jestem.

A wszystkim tym, ktorzy z nadzie-
jg oczekujg na pozytywny efekt staran
fundadji, stowarzyszen i organizacji dzia-
tajacych na rzecz chorych na mukowi-
scydoze w Polsce w kwestii refundadji
lekow przyczynowych, zycze doczekania
momentu, w ktorym dzieki lekom przy-
czynowym mogliby namacalnie poczu¢
to, co w jednym z wywiaddw powiedzia-
ta prof. Dorota Sands, kierownik Centrum
Leczenia Mukowiscydozy im. Dzieci War-
szawy w Dziekanowie Lesnym, prezes
Polskiego Towarzystwa Mukowiscydozy:
,Mukowiscydoza moze sta¢ sie chorobg
przewlekiy, a nie chorobg $miertelng’.
| oby ,wasza” mukowiscydoza tez taka
w najblizszej przysztosci sie stafa.

Robert Hellfeier

Ksigzka na lata, nie na lato

Zlamane serca, poswiecenie, genetyka
ifilantropia spotecznosciowa — w tej
ksigzZce jest wszystko

Heidi Ledford, z recenzji dla
magazynu,Nature”

Na poczatku 2021 r. za sprawg rekomen-
dacji zamieszczonej na blogu Billa Gate-
sa trafita w moje rece wydana w Stanach
Zjednoczonych ksiazka pt. Breath from
Salt: A Deadly Genetic Disease, a New Era
in Science, and the Patients and Families
Who Changed Medicine Forever (Stony
oddech. Rzecz o smiertelnej chorobie ge-
netycznej, nowej erze w nauce i ludziach,
ktorzy zmienili medycyne na zawsze)
autorstwa Bijal P. Trivedi. Jezeli wpadty
Ci w rece ksigzki Siddharthy Mukher-
jee Gen. Ukryta historia i Cesarz wszech
choréb. Biografia raka (polskie wydania
Wydawnictwo Czarne), wiesz, ze o trud-

nych tematach mozna opowiadac
w sposob porywajacy i przystepny, ale
nie trywialny. Nie ma przypadku w tym,
7e wszystkie te pozycje znalazty uzna-
nie juroréw konkursu organizowanego
przez Miedzynarodowe Stowarzyszenie
Pisarzy PEN Club.

Breath from Salt to co$ wiecej niz
tylko historia rozwoju tych obszaréw
medycyny, ktére zajmujg sie mukowi-
scydoza, to przede wszystkim fascy-
nujgca opowies¢ o sile ludzi, ktorych
ta choroba bezposrednio dotkneta.
Autorka ukazujac rézne perspektywy —
pacjentéw, rodzin, lekarzy, naukowcow
i przedsiebiorcow — prowadzi czytelnika
przez kolejne etapy poszukiwan i poka-
zuje, jak niewielka grupa zdesperowa-
nych, ale zdeterminowanych rodzicow
pomimo braku kierunkowego wyksztat-
cenia, czesto takze pieniedzy, ale z wiarg

Bijal Trivedi, autorka ksigzki Breath from
Salt; dostep: https://www.bijaltrivedi.com

i nadzieja ptynaca z niezgody na petna
cierpienia i rychtg $mier¢ ich dzieci, za-
poczatkowata nowy sposéb dziatania
i pomogta stworzy¢ jedng z najbardziej
wpltywowych organizacji non-profit na
Swiecie. Organizacja ta stata sie pionie-
rem w dziedzinie filantropii spoteczno-
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