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Przedmowy

Przedmowy

Dr Juozas Olekas, MEP
Cztonek MEP Heart Group

Europa musi pilnie zajg¢ sie problemem choréb uktadu
krgzenia (ChUK). Lacznie ChUK zabijajg wiecej ludzi
niz jakakolwiek inna grupa chorob, kosztujgc
europejskie systemy opieki zdrowotnej i spoteczenstwa
setki miliardow euro rocznie. Podjecie tej kwestii jest
kluczowe dla poprawy sytuacji pacjentéw i ich rodzin,
jak réwniez wzmocnienia systemow opieki zdrowotnej i
spoteczenstw.

Niektére ChUK sg powszechnie znane i doktadnie
zbadane, inne nie. Jako lekarz i cztonek MEP Heart
Group w Parlamencie Europejskim nie mam watpliwosci,
ze Plan dziatania "Cardiomyopathies Matter" jest
niezbedny w celu zwrdcenia uwagi politykéw na te czesto
pomijang grupe ChUK.

Kardiomiopatie majg czesto podtoze genetyczne, przez
€O nie mozna im zapobiega¢. Tymczasem mogg
zwiekszac ryzyko przedwczesnej $mierci, wywotywac
uniemozliwiajgce normalne funkcjonowanie objawy i
obnizac¢ jakos$¢ zycia pacjentéw i ich rodzin. Ich koszty
systemowe i spoteczne bywajg bardzo wysokie,
szczegolnie w przypadku pacjentow wymagajacych
hospitalizaciji.

Niniejszy plan dziatania wskazuje najwazniejsze
wyzwania i niezaspokojone potrzeby terapeutyczne w
leczeniu kardiomiopatii, ktore wymagajg rozwigzania
poprzez wdrozenie odpowiednich polityk na poziomie
krajowym i ogélnoeuropejskim. Do priorytetéw nalezy
szybkie i doktadne rozpoznawanie, rozwijanie leczenia
w oparciu o wytyczne, poprawa statusu pacjentéw i.ich
rodzin oraz wspieranie badan i innowacji.

Dzieki dostrzezeniu kwestii ChUK w Unii Europejskiej
mamy nareszcie mozliwos¢ osiggniecia tych celow.
ChUK traktowane sg priorytetowo w inicjatywie

Healthier Together oraz programie EU4Health, by
wymieni¢ tylko niektére przyktady. Te i inne inicjatywy
mogg zyskac dzieki uwzglednieniu kardiomiopatii, a
takze innych rzadkich i trudnych w zapobieganiu
rodzajow ChUK.

Ostatecznie to jednak panstwa cztonkowskie muszag
podja¢ kroki zmierzajgce do zapewnienia odpowiedniego
miejsca w systemach opieki zdrowotnej dla tej
niespetnionej potrzeby terapeutycznej i objecia wtasciwg
opieka pacjentdw cierpigcych na kardiomiopatie.
Niniejszy Plan dziatania wskazuje najpilniejsze
wyzwania i zalecenia w tym zakresie.

Jest zasadniczo zbiezny z postulatami innych
zainteresowanych stron, domagajgcych sie wdrozenia
planéw dziatania w dziedzinie choréb uktadu krgzenia na
szczeblu UE i krajowym. Popieram to podejscie oraz
przedstawiony w omawianym Planie postulat
poswiecenia w takich inicjatywach szczegdlnej uwagi
kardiomiopatiom. Co wiecej, niniejszy Plan wymienia
szereg sposobow na zapewnienie przez UE
skutecznego wsparcia dla inicjatyw krajowych,
szczegolnie poprzez opracowanie i ogtoszenie
najlepszych praktyk, na ktorych stosowaniu
skorzystatyby panstwa cztonkowskie.

Dziatania podjete w obliczu pandemii COVID unaocznity
nam wage i skutecznos¢ wspotpracy pomiedzy
panstwami UE w zaspokajaniu potrzeb zdrowotnych i
wzmacnianiu odpornosci systemow ochrony zdrowia.
Musimy kontynuowac wspdlne wysitki w celu zmierzenia
sie z najwiekszym zabojcg obywateli UE — chorobami
uktadu krgzenia, w tym takze kardiomiopatiami.
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Przedmowy

Prof. Maria da Graga Carvalho,

postanka do PE
Wspétprzewodniczaca MEP Heart Group

Badania i innowacje maja kluczowe znaczenie dla
wzmocnienia systemow opieki zdrowotnej, a w
konsekwencji polepszenia standardéw opieki w Europie.
Cho¢ ChUK dotykajg ponad 60 milionéw Europejczykow i
sg przyczyng okoto jednej trzeciej zgondw, naktady na
poswiecone im badania sg mniejsze, niz w przypadku
innych typéw choroéb. Jako wspotprzewodniczgca MEP
Heart Group i cztonkini Komisji Przemystu, Badan
Naukowych i Energii, bezposrednio stykam sie z brakami
w tej dziedzinie. Szczegolnie istotne sg potrzeby w
dziedzinie badan nad dziedzicznymi chorobami serca,
takimi jak kardiomiopatie.

UE moze i powinna bra¢ udziat w tego typu inicjatywach.
Inicjatywa Pathfinder Challenge Europejskiej Rady ds.
Innowaciji (EIC) w dziedzinie kardiogenomiki, ktorej

celem jest transformacja wiedzy i postepowania
terapeutycznego w wybranych ChUK, w tym
kardiomiopatii, jest krokiem we wiasciwym kierunku, ale
krokiem niewystarczajacym.

Projekt rozporzadzenia w sprawie Europejskiej przestrzeni
danych dotyczacych zdrowia (EHDS) stanowi
bezprecedensowg okazje do poprawy sposobdéw
wykorzystywania danych wtérnych w badaniach nad
kardiomiopatig przy jednoczesnym wzmocnieniu statusu i
ochrony pacjentéw na przestrzeni catej sciezki leczenia.
EHDS moze wzmocni¢ istniejgce rejestry danych
dotyczacych uktadu krgzenia w celu promowania wymiany
wiedzy i informacji na temat rzadszych schorzen.

Jestem goracg zwolenniczka cyfryzacji systeméw opieki
zdrowotnej w Europie, ktéra przyniesie istotne korzysci dla

wszystkich zainteresowanych dziedzing ChUK, w tym takze

dla pacjentéw cierpigcych na kardiomiopatie.

Plan dziatania ,Cardiomyopathies Matter” prowadzi nas we
wiasciwym kierunku, proponujgc konkretne rozwigzania

szeregu problemow i niezaspokojonych potrzeb dotyczacych

kardiomiopatii. Zalecenia wspélnotowe i krajowe,
wykorzystujgce istniejgce regulacje i wskazujgce kierunek
dalszych rozwigzan legislacyjnych, stanowig kompleksowy
plan tego, jak powinno wyglgda¢ leczenie i badania nad
kardiomiopatig w przysztosci. Naszym zadaniem jest
sprawi¢, by zalecenia te przetozyty sie na zmiany polityki,
przynoszace konkretne korzysci pacjentom.

Brando Benifei, MEP
Wspétprzewodniczacy MEP Heart Group

Dzieki znacznym postepom w zapobieganiu i leczeniu choréb
w ostatnich dekadach obserwujemy wyrazny spadek liczby
przedwczesnych zgondw z powodu choréb uktadu krgzenia.
Nadal jednak stanowig one istotny problem dla chorych i
spoteczenstw. Cho¢ rzadsze ChUK, takie jak kardiomiopatie,
w duzej mierze przyczyniajg sie do obecnej sytuaciji, to nie
poswieca sie im odpowiedniej uwagi w inicjatywach
europejskich i krajowych.

W tym kontekscie niezbedne sg konkretne i majgce
zastosowanie w praktyce zmiany polityki. Wsrod wielu
wyzwan dotyczacych kardiomiopatii wymieni¢ nalezy btedy
diagnostyczne, pézne rozpoznawanie, a czesto brak
wiasciwego rozpoznania. Szczegdlnie duze ryzyko braku
diagnozy wystepuje u pacjentéw mtodszych i sportowcow.
Sprawiajg oni wrazenie zdrowych, a mimo to
kardiomiopatie sg jedng z gléwnych przyczyn nagtej
Smierci sercowej w tych grupach.

Poprawa diagnostyki w kardiomiopatii umozliwitaby
odpowiednio szybkie wdrozenie wtasciwego leczenia i
przekazanie porad dotyczgcych stylu zycia.

Wymaga to upowszechnienia wiedzy i edukac;ji
zawodowej w szeroko rozumianym systemie opieki
zdrowotnej, wdrozenia procedur szybkiego kierowania
do specjalistéw w dziedzinie kardiologii, a takze
dostepu do zalecanych metod i badan
diagnostycznych.

Omawiany Plan dziatania ,Cardiomyopathies Matter”
stanowi istotne narzedzie dla decydentow w UE i
poszczegolnych panstwach cztonkowskich, dzieki ktéremu
mogg wprowadzi¢ zmiany korzystne dla chorych na
kardiomiopatie. Zawiera wybiegajace w przysztos¢ zalecenia
nie tylko w zakresie wczesnego rozpoznawania tych choréb,
ale takze ich leczenia, wieloptaszczyznowego wsparcia,
poprawy statusu pacjentow, jak rowniez badan i innowacji.

Jako wspotprzewodniczgcy MEP Heart Group mam
zaszczyt bra¢ udziat w tych dziataniach i zamierzam z
petnym zaangazowaniem promowac¢ wspomniane zalecenia
w Parlamencie Europejskim we wspotpracy z innymi
postankami i postami. Jestem przekonany, ze przyszte
wysitki w dziedzinie leczenia kardiomiopatii bedg korzystne
nie tylko dla pacjentéw, ale tez dla catych systemow opieki
zdrowotnej i spoteczenstw.
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Wyjasnienie skrétow

Wyjasnienie skrotow

ARVC arytmogenna kardiomiopatia prawej komory

CMR rezonans magnetyczny serca

ChUK choroby uktadu krazenia

DCM kardiomiopatia rozstrzeniowa

EACH Europejski sojusz na rzecz zdrowia uktadu krazenia
ECG Elektrokardiografia

EHDS Europejska przestrzen danych dotyczacych zdrowia
EIC Europejska Rada ds. Innowacji

ERN GUARD-Heart The European Reference Network on Rare and Low

Prevalence Complex Diseases of the Heart (GUARD: Gateway
to Uncommon And Rare Diseases of the Heart)

ESC Europejskie Towarzystwo Kardiologiczne

UE Unia Europejska

EU4Health Najwiekszy program UE dotyczacy zdrowia

EUPATI Europejska Akademia Pacjentdw w obszarze Terapii
Innowacyjnych

GDPR Ogodlne rozporzadzenie o ochronie danych osobowych
HTA ocena technologii medycznych

HCM kardiomiopatia przerostowa

ICD Implantowany kardiowerter-defibrylator serca

MEP Poset do Parlamentu Europejskiego

NCD Choroba niezakaZzna

PROM Ocena wynikdéw leczenia przez pacjenta

QoL jakos¢ zycia






Streszczenie

1. Wprowadzenie

Grupie choréb miesnia sercowego okreslanych mianem
kardiomiopatii poswiecano stosunkowo mato uwagi,
pomimo powodowanych przez nie znacznych obcigzen,
ktére mozna ograniczy¢ dzigki promowaniu wiedzy,

a takze usprawnieniu diagnostyki i leczenia.

Plan dziatania "Cardiomyopathies Matter" ma na celu
rozwijanie wiedzy o kardiomiopatiach i zwrocenie na
nich wtasciwej uwagi decydentéw w obszarze systemow
opieki zdrowotnej, jak rowniez lideréw opinii na szczeblu
UE i poszczegdinyeh panstw cztonkowskich. W tym celu:

+ tlumaczy, czym s3 kardiomiopatie i jaki jest ieh wptyw
na-pacjentow, ich rodziny, systemy opieki zdrowotnej
i spoteczenstwo

+ okresla najwazniejsze wyzwania i niezaspokojone

potrzeby medyczne na catej Sciezce opieki nad
pacjentem

» przedstawia zalecenia dotyczgce polityki wspolnofowej
i krajowej zmierzajace do rozwigzania wskazanych
probleméw i poprawy efektéw leczenia.

2, Co warto
wiedziec¢ o
kardiomiopatii?

Na kardiomiopatie cierpi ok. 1 na 330 Europejczykow,

a choroba moze ujawnic si¢ w kazdym wieky.
RozpowszZechnienie kardiomiopatii i zwigzane z tg
chorobg ohcigzenie stale rosnie, a mimo to powszechnie
wystepuje problem braku rozpoznania, ptednych diagnoz i
rozpoznan zbyt péznych. Niektére typy kardiomiopatii
czesto lub zazwyczaj majg podtoze w dziedziczonych
patogennych mutacjach genetyczpych: przyczyne
genetyczng stwierdza sie w okofo 20-60% przypadkow
czterech/najwazniejszych rodzajéw kardiomiopatii.

Wplyw na pacjentOw i ich rodziny

Kardiomiopatie czgSto powodujg niewydolno$¢ serca,
ktora moze znaCznie ogranicza¢ sprawnos¢ fizyczng.
Moga tez wyWwotywac zaburzenia rytmu serca, w tym
potencjalni€ zagrazajgce zyciu.

Kardiomiopatie moga w znacznym stopniu obnizyé
jakos¢ zycia warunkowang stanem zdrowia,
ograniczajgc mozliwosci wykonywania czynnosci
zycia codziennego i negatywnie wptywajgc na
dobrostan psychiczny. Majg tez wptyw na kariere
zawodowa, finanse i wyksztatcenie.

Konsekwencje ponosza tez rodziny i nieformalni opiekunowie,
ktorych mozliwosci pracy zostajg znacznie ograniczone przez
obowigzki opiekuncze i obcigzenia finansowe.

Koszty spoteczne i dla stuzby zdrowia

Kardiomiopatie s3 jedng ze sktadowych ogromnych
kosztéw chordb uktadu krgzenia, stanowigcych
najwiekszg pozycje kosztowg sposrod wszystkich
obszaréw terapeutycznych. Kardiomiopatie generujg
wysokie koszty opieki zdrowotnej w przeliczeniu na
pacjenta, gtéwnie w zwigzku z koniecznoscig
hospitalizacji w przypadku powiktan. Nalezy tez wzig¢
pod uwage posrednie koszty socjoekonomiczne
wynikajgce z utraty produktywnosci.

3. Wyzwania i
niezaspokojone potrzeby
terapeutyczne

Dziatania podejmowane w ramach polityk sg warunkiem
sprostania wyzwaniom i niezaspokojonym potrzebom
terapeutycznym na catej $ciezce leczenia
kardiomiopatii, w tym w zakresie rozpoznawania,
postepowania terapeutycznego i wsparcia
wieloptaszczyznowego. Niezbedne s3 tez rozwigzania
legislacyjne i naktady finansowe w celu poprawy
statusu pacjentow i opiekunéw oraz tworzenia zachet
dla badan i innowacji w omawianej dziedzinie.

4, Wnioski
iwezwanie do
dziatania

Decydenci w zakresie systemu opieki zdrowotnej na
wszystkich poziomach powinni zda¢ sobie sprawe

z powaznych konsekwencji kardiomiopatii dla
pacjentow, rodzin, opieki zdrowotnej i spoteczenstw,
i podja¢ w zwigzku z tym odpowiednie dziatania.
Niezaspokojone potrzeby wystepuja na catej Sciezce
terapeutycznej, dlatego wzywamy decydentéw do
podjecia dziatan zgodnych z przedstawionymi
zaleceniami, we wspotpracy ze wszystkimi
zainteresowanymi stronami.
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Streszczenie

Zalecenia:

Na szczeblu UE i w kazdym z panstw cztonkowskich nalezy opracowac i wprowadzi¢ szczegoétowy plan
dzialania na rzecz zdrowia uktadu krazenia, ze szczeg6lnym naciskiem na kardiomiopatie. Zalecenia
przedstawione w niniejszym Planie dziatania i podsumowane ponizej nalezy wprowadzi¢ w ramach lub w zwigzku
z obowigzujgcymi w UE i poszczegdlnych krajach Planami dziatania na rzecz zdrowia uktadu krgzenia.

Decydenci na szczeblu krajowym
powinni wprowadzi¢:

UE powinna zapewni¢ wsparcie poprzez:

Rozpoznanie na wczesnym etapie

e Edukacja zawodowg i narzedzia wspierajgce podejmowanie decyzji (w
tym w ramach opieki podstawowej)

e Regularne kontrole zdrowia uktadu krgzenia wedtug podejscia
zgodnego z cyklem zycia

e Badania genetyczne po zatrzymaniu akcji serca lub nagtej $mierci
sercowej (u pacjentéw <50 r.z.)

e Badania przesiewowe w kierunku kardiomiopatii cztonkéw bliskiej
rodziny pacjentéw (w tym testy genetyczne, poradnictwo i wsparcie)

o Kroki zmierzajace do podniesienia Swiadomosci spotecznej w zakresie
niewydolnosci serca i charakterystycznych aspektéw obrazu
kardiomiopatii

o Projekty finansowane przez UE (np. EU4Health)

o Wspieranie wymiany najlepszych praktyk (inicjatywa Healthier
Together i portal najlepszych praktyk UE)

e Upowszechnianie informacji o epidemiologii i wynikach
badan klinicznych w dziedzinie kardiomiopatii

e Kampanie majgce na celu podnoszenie $wiadomosci finansowane
przez UE

Dostepnos¢ specjalistycznej opieki kardiologicznej

o \Wymiana najlepszych praktyk w zakresie skutecznych $ciezek
kierowania pacjentéw, modeli organizacyjnych, zasobdéw ludzkich i
infrastruktury cyfrowej w celu zapewnienia wszystkim chorym na
kardiomiopatie szybkiego dostepu do multidyscyplinarnej opieki pod
kierownictwem kardiologéw wyspecjalizowanych w leczeniu
kardiomiopatii

» Wspieranie wymiany najlepszych praktyk

e Petniejsze wykorzystanie mozliwosci ERN GUARD-Heart, EHDS i
dyrektywy w sprawie praw pacjentéw w ramach transgranicznej
opieki zdrowotnej w sposéb utatwiajgcy transgraniczny dostep do
specjalistycznej opieki w kardiomiopatii

Postepowanie terapeutyczne

e Dziatania wspierajgce wdrozenie wytycznych dotyczacych
kardiomiopatii i ich przestrzeganie (edukacja, narzedzie wspierajgce
podejmowanie decyzji, audyty i analizy poréwnawcze)

e Zapewnienie odpowiednich srodkow dla kadr i infrastruktury oraz
pokrycie kosztéw odpowiednich badan (w tym rezonansu
magnetycznego serca i badan genetycznych) oraz podejs¢
terapeutycznych

» Wspdlne dziatania stuzace okresleniu najwazniejszych przeszkod we
wdrazaniu i stosowaniu wytycznych

o Rozszerzenie dziatan ERN GUARD-Heart

o Utworzenie Europejskiego Obserwatorium Zdrowia Ukfadu
Krazenia, poswiecajgcego szczegdlng uwage kardiomiopatiom

o Wykorzystanie rejestrow danych o kardiomiopatii w catej EHDS

Wsparcie holistyczne

Kroki majgce na celu:

e Zapewnienie pacjentom i opiekunom dostepu do holistycznej oceny
konsekwenc;ji kardiomiopatii

e Zapewnienie dostepu do wiasciwej opieki dodatkowej, w tym wsparcia
psychospofecznego i pokrycia kosztéw interwencji psychologicznej

e Promocja dziatan organizacji pacjentéw

o Projekty finansowane przez UE (np. EU4Health)

» Wspieranie wymiany najlepszych praktyk

e Uwzglednienie psychologicznych konsekwencji kardiomiopatii w
biezacych i przysztych inicjatywach UE dotyczacych zdrowia
psychicznego

Wzmocnienie statusu pacjentéw i opiekunow

Kroki wspierajgce:

¢ \Wspdlne podejmowanie decyzji oraz samoopieke pacjentow i
opiekunéw (poprzez edukacje, poprawe komunikacji pacjent-lekarz,
programy opieki przejsciowej i cyfrowe narzedzia prozdrowotne dla
konkretnych choréb)

e Zapewnienie pacjentom dostepu i kontroli nad elektronicznymi danymi
osobowymi dotyczacymi zdrowia

e Udziat pacjentéw i opiekunéw w podejmowaniu decyzji dotyczgcych
badan naukowych (np. w ramach komisji bioetycznych)

e Udziat pacjentéw i opiekunéw w podejmowaniu decyzji w zakresie
polityki dotyczgcej opieki zdrowotnej, $wiadczen i technologii

e ERN GUARD-Heart

o Projekty finansowane przez UE (np. EU4Health)

o Wspieranie wymiany najlepszych praktyk

e EHDS

e Wspdlny system HTA UE — wigczenie pacjentéw na szerszg skale
o EUPATI

Badania i innowacje

e Wsparcie dla badan i innowacji w zakresie kardiomiopatii poprzez projekty
badawcze realizowane w okreslonych obszarach priorytetowych

® Projekty finansowane ze srodkéw UE

e Misja w dziedzinie Zdrowia uktadu krgzenia wspierajgca zaproponowany
Plan dziatania UE w dziedzinie zdrowia uktadu krgzenia

e Odpowiednie elementy infrastruktury badawczej (np. rejestry)

e Ogolnoeuropejska harmonizacja danych i ich wykorzystywanie dzigki
EHDS

e Utworzenie Europejskiego Centrum Wiedzy na temat Zdrowia Uktadu Krazenia

e Odpowiednie procedury wymiany danych utatwiajace prowadzenie badan w
dziedzinie zdrowia we wspdtpracy z wszystkimi istotnymi interesariuszami

® Rozwigzanie problemu istniejgcej niespdjnosci i zréznicowania krajowych
implementacji przepiséow RODO UE

10
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Cardiomyopathies Matter 1.

Plan dziatan zmierzajgcych do poprawy
diagnostyki i leczenia kardiomiopatii w Europie

1. Wprowadzenie

Kardiomiopatie stanowig grupe choréb migsnia
sercowego.'Czesto dziedziczone, tgcznie dotykaja ok. 1
na 330 os6b?, co przektada sie na okoto 1,5 miliona
mieszkancow Unii Europejskiej (UE), Wielkiej Brytanii i
Norwegii.

Choroby ukfadu krgzenia (ChUK) sg najwiekszym
zabdjcg w Europie®, przez co zwracajg uwage rosngcej
liczby decydentow w zakresie polityki zdrowotnej UE.
ChUK stanowig jeden z priorytetowych watkéw inicjatywy
,2Healthier Together” (Zdrowsi razem), wspierajgcej
panstwa cztonkowskie w zwalczaniu choréb
niezakaznych.* Do innych

waznych inicjatyw UE zaliczy¢ mozna EU4Health,
Horizon Europe (w tym European Innovation Council
Pathfinder Challenge), jak rowniez European Reference
Network on Rare and Low Prevalence Complex Diseases
of the Heart (ERN GUARD-Heart). Skupiajgcy wiele grup
interesariuszy Europejski sojusz na rzecz zdrowia uktadu
krgzenia (EACH) zaapelowat ostatnio do UE o podjecie
bardziej zdecydowanych krokéw poprzez stworzenie
dedykowanego Planu dziatania na rzecz zdrowia uktadu
krazenia i Misji w dziedzinie zdrowia uktadu krgzenia.®

Zasadniczo inicjatywy dotyczgce ChUK skupiajg sie na
zawatach serca i udarze z uwagi na ich powszechne
wystepowanie i konsekwencje, a takze mozliwosci
zapobiegania. Za mato uwagi poswieca sie ChUK
wystepujgcym rzadziej i takim, w ktérych nie mozna
zastosowacé dziatan zapobiegawczych (np. z uwagi na
dziedziczny charakter choroby).

Plan dziatania "Cardiomyopathies Matter" ma na celu

rozwijanie wiedzy o kardiomiopatiach i zwrdcenie na

nie wtasciwej uwagi decydentow w obszarze systemow

opieki zdrowotnej, jak réwniez lideréw opinii na

szczeblu UE i poszczegolnych panstw cztonkowskich.

W tym celu:

o ttumaczy, czym sg kardiomiopatie i jaki jest ich wptyw
na pacjentéw, ich rodziny, systemy opieki zdrowotnej i
spoteczenstwo

© okresla najwazniejsze wyzwania i niezaspokojone
potrzeby medyczne na catej $ciezce opieki nad
pacjentem, szczegolnie w odniesieniu do wczesnego
rozpoznawania, optymalnego postepowania
terapeutycznego, wsparcia holistycznego, badan i
innowacji

© przedstawia zalecenia dotyczgce polityki
wspolnotowej i krajowej zmierzajgce do rozwigzania
tych probleméw i poprawy efektéw leczenia.

Choroby te wigzg sie z powaznymi konsekwencjami, ktére
mozna ograniczy¢ dzieki promowaniu wiedzy, a takze
poprawie diagnostyki i leczenia. Jesli w przysztosci wysitki
zmierzajgce do zapobiegania ChUK okaza sie skuteczne,
choroby uktadu krgzenia, ktérym nie mozna zapobiegac,
stanowi¢ bedg wiekszy odsetek schorzen z tej grupy.
Kardiomiopatie jako istotna grupa ChUK nie poddajg sie w
wiekszosci dziataniom zapobiegawczym, ale wczesne
rozpoznanie i leczenie prowadzone na podstawie oceny
ryzyka moze znacznie poprawi¢ efekty uzyskiwane przez
pacjentow.® Ostatnio kardiomiopatie wymienione zostaty w
inicjatywach Healthier Together oraz Pathfinder Challenge
Europejskiej Rady ds. Innowac;ji.

Co wazne, w inicjatywach tych wskazano mozliwosci
zaspokojenia niespetnionych potrzeb poprzez wczesne
wykrywanie, badania genetyczne chorych i ich rodzin,
Scislejsze przestrzeganie wytycznych, a takze wykorzystanie
innowacii.*’

»,Kardiomiopatia to choroba, ktéra towarzyszy

nam przez cate zycie i cho¢ czasem trudno jest

is¢ do przodu, nie ma innej opcji niz jakos sie
trzymac”.

Chory na kardiomiopatie, Hiszpania

Poprawa jakosci opieki w ChUK ma szczegodlne

znaczenie w nastepstwie pandemii COVID-19, ktéra
doprowadzita do powaznych zaktécen w swiadczeniach
zdrowotnych®®, zwiekszyta spoteczne koszty ChUK i
uwypuklita potrzebe wzmocnienia odpornosci systemow

opieki zdrowotnej i zorientowania ich na pacjentéw.

Réwny dostep takze ma kluczowe znaczenie: inicjatywa
EACH wskazuje na ,ogromne nieréwnosci” — zaréwno
pomiedzy krajami UE, jak i w obrebie systemow krajowych —w
dostepie pacjentéw cierpigcych na choroby uktadu krgzenia do
odpowiedniej opieki®, zas wyniki ankiety ATLAS Europejskiego
Towarzystwa Kardiologicznego pokazaty wielkie réznice pod
wzgledem dostepnosci $wiadczen kardiologicznych'.

Metodologia

Plan dziatania opracowano w oparciu o
1) przeglad publikacji i szarej literatury
tematu oraz 2) konsultacji z ekspertami
(zob. strona 3) w dziedzinie kardiologii,
opieki pielegniarskiej w chorobach serca,
ekonomii oraz grup wsparcia chorych na
kardiomiopatie, przeprowadzonych
podczas warsztatoéw online,
indywidualnych spotkan i recenzji
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Cardiomyopathies Matter

Plan dziatan zmierzajgcych do poprawy
diagnostyki i leczenia kardiomiopatii w Europie

2. Co warto wiedzie¢ o kardiomiopatii?

1. Co nalezy wiedziec
o kardiomiopatiach?

2.1 Jak czesto wystepuja kardiomiopatie?

Cztery gtéwne rodzaje kardiomiopatii réznig sie pod wzgledem chorobowosci — niektére wystepuja stosunkowo
powszechnie, inne za$ zalicza sie do chordb rzadkich (Ramka 1).

RAMKA 1. Cechy podstawowych typéw kardiomiopatii.

Kardiomiopatia Cecha’ Szacunkowa Szacunkowy %
chorobowos¢ w przypadkow ze
populacji ogélnej!! stwierdzong mutacija

Przerostowa Zgrubienie miesnia 1:500 30-60%

Rozstrz Powiekszone serce i 1:250 20-50%

zaburzona czynnos¢
skurczowa*
Arytmogenna prawej/ Miesien sercowy zastepuje 1-2000- 5000 50-60%

lewej/ obu komér tkanka bliznowata lub

Restrykcyjna Zesztywnienie miesnia Bardzo rzadka Nieokreslony (by¢
moze do 60%)

*Moze wystapi¢ pod koniec cigzy lub w ciggu pierwszych miesigcy po rozwigzaniu (kardiomiopatia potogowa).13

Wsréd pozostatych kardiomiopatii nalezy wymieni¢ kardiomiopatie z niescalenia migsnia lewej komory i kardiomiopatie takotsubo
(zazwyczaj przejsciowg, zwigzang z obcigzeniem emocjonalnym lub fizycznym).

Ogolna warto$¢ obcigzenia chorobowego kardiomiopatii mierzona liczbg rozpoznan i wywotanych nimi zgonow i lat
zycia skorygowanych niesprawnoscig (DALY) rosnie (Rycina1)."*Powszechnie uwaza sig, ze znaczny odsetek
przypadkow kardiomiopatii pozostaje nierozpoznany, stad powyzsze wskazniki stanowig ,wierzchotek géry
lodowej”.

Kardiomiopatie wystepujg u pacjentow w kazdym wieku. Najczesciej rozpoznawane sa u dorostych, jednak
niektore typy — czesto te najpowazniejsze — wystepuja u dzieci.'?

12



Cardiomyopathies Matter 2. Co warto wiedzie¢ o kardiomiopatii

Plan dziatan zmierzajgcych do poprawy
diagnostyki i leczenia kardiomiopatii w Europie

RYCINA 1. Rosngcy wskaznik obcigzenia chorobowego w zwigzku z kardiomiopatiami.

Chorobowosé

Inne kardiomiopatie u obu pici, wskaznik chorobowosci/100 tys., lata 2000-2019
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Cardiomyopathies Matter 2. Co warto wiedzie¢ o kardiomiopatii?
Plan dziatan zmierzajgcych do poprawy
diagnostyki i leczenia kardiomiopatii w Europie

m—— Dow.wiek === Wedtug wieku Zacienione przedziaty niepewnosci oznaczajg goérny i dolny margines btedu podanych danych.

Dane przedstawiajg chorobowos$¢, zgony i lata zycia skorygowane niepetnosprawnoscia (DALY) w kardiomiopatii (z wytgczeniem
kardiomiopatii alkoholowej) na obszarze Europy.'® Zrédto: Institute for Health Metrics and Evaluation (IHME). Wykorzystano za zgodg
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Plan dziatan zmierzajgcych do poprawy
diagnostyki i leczenia kardiomiopatii w Europie

2. Co warto wiedzie¢ o kardiomiopatii

2.2 Jakie sa przyczyny kardiomiopatii?

Podtozem niektérych kardiomiopatii czesto lub zazwyczaj
sg dziedziczne mutacje genetyczne. Przyczyne
genetyczng stwierdza sie w okoto 20-60% przypadkéw
czterech najwazniejszych rodzajéw kardiomiopatii
(Ramka 1).

Kardiomiopatie sg najpowszechniej wystepujgcymi
dziedzicznymi chorobami serca. Wedtug rejestru
kardiomiopatii ESC niemal dwie pigte chorych ma w
rodzinie inne przypadki tej choroby.=Z kardiomiopatig
taczono tysigce patogennych wariantéw genetycznych,
przy czym niektére z nich wigza sie ze ztym
rokowaniem, natomiast inne nie korelujg w
jednoznaczny sposoéb z przebiegiem choroby u
pacjentow.?

W wielu przypadkach nie mozna jednoznacznie okresli¢
patogennego wariantu genetycznego.

Kardiomiopatie rozstrzeniowe wywotywa¢ moga tez
niektdre zakazenia wirusowe, schorzenia uktadu
wydzielniczego i immunologicznego, leki
kardiotoksyczne (w tym niektére leki
przeciwnowotworowe), toksyny i alkohol, natomiast
przyczyna kardiomiopatii przerostowych mogg by¢
rozmaite rzadkie choroby, jak amyloidoza czy
glikogenozy i lizosomalne choroby spichrzeniowe.:

2.3 Jakie sa objawy i zagrozenia dla pacjentow?

Skutkiem kardiomiopatii czesto bywa zmniejszenie zdolnosci serca
do pompowania krwi krazgcej w organizmie i w konsekwencji
niewydolno$¢ innych narzadéw. Nasilenie objawdw i przebieg
choroby bywajg jednak rézne. U wigkszosci zdiagnozowanych
pacjentdw wystepujag objawy ze strony serca (takie jak
niewydolno$¢ i arytmie) (Rycina 2)'%, ktére z czasem mogg ulegaé
nasileniu. Mogg one mie¢ powazne konsekwencje dla pacjentow,
zwiekszac ryzyko wczesnej Smierci sercowo-naczyniowej i
wymagac leczenia stosowanego przez cate zycie, o ile jest ono
dostepne (Ramka 2). U innych pacjentéw objawy sg nieliczne lub
nie wystepujg wcale, za$ kardiomiopatia bywa nierozpoznana, o ile
nie spowoduje powiktan prowadzacych do $mierci.Najwazniejsze
objawy kardiomiopatii zwigzane s z niewydolnoscig serca i
zaburzeniami jego rytmu.'6

« Objawy niewydolnosci serca obejmujg zmeczenie, bl w
klatce piersiowej, dusznosci i zmniejszenie wydolnosci
wysitkowej, powodujac powazne ograniczenie sprawnosci
pacjentdw. Moze tez wystapi¢ obrzek kostek nég, zaleganie
ptynu w jamie brzusznej i zmniejszenie apetytu.
Niewydolno$¢ serca ma powazne konsekwencje dla jakosci
zycia, wptywajac na jego wymiar zawodowy, spoteczny i
rodzinny. Z czasem objaw ten powoduje pogorszenie
rokowania i zwieksza ryzyko $mierci.'”:1

RYCINA 2. Kardiomiopatii
czesto towarzyszy
niewydolnos$¢ i palpitacje
serca."

serca

*Stopien II-IV w skali NYHA

Niewydolnos¢

wystepowata u
niemal 3/4*

727%

¢ Zaburzenia rytmu serca (czyli arytmie, takie jak
czestoskurcz komorowy, migotanie komér i migotanie
przedsionkéw) moga powodowac palpitacje, zawroty gtowy,
utrate przytomnosci i nagta $mier¢ sercowg. Zaburzenia rytmu
serca u pacjentéw z kardiomiopatig stanowig drugg
najczestszg przyczyne zatrzymania pracy serca poza
szpitalem
— wywotujgc 40% z tych czesto prowadzgcych do $mierci powiktan. .
Migotanie przedsionkéw zwieksza ryzyko powstawania skrzepow
krwi, ktére mogg spowodowac niebezpieczne dla zycia powiktania,
w tym udar..

Ryzyko nagtej $mierci sercowej jest dla pacjentéw najbardziej
niepokojgcym aspektem kardiomiopatii, obok wystepujgcych
objawéw i ograniczenia sprawnosci. Jest tez istotnym czynnikiem
w ocenie ryzyka i wyborze leczenia zapobiegajgcego.

Kardiomiopatie sg czesto przyczyng nagtej $mierci sercowe;j,
nawet u osob niezdiagnozowanych (kiedy zatrzymanie pracy serca
moze by¢ pierwszym objawem choroby), a takze u ludzi mtodych i
aktywnych.

Co istotne, kardiomiopatie stanowig gtéwng przyczyne nagtej Smierci
sercowej u mtodych sportowcow???, a jej przypadki u znanych
zawodnikéw przyciggaja powszechng uwage i stanowig podstawe dla
zalecen dotyczacych badan przesiewowych.?223

Palpitacje

wystepowaty
u ponad 1/3

37%
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RAMKA 2. Postepowanie terapeutyczne w kardiomiopatii

Leki Urzadzenia wszczepiane chirurgicznie
stosowane w zwigzku z objawami tj. implantowane kardiowertery-
niewydolnosci i zaburzen rytmu defibrylatory (ICD) — czasem w
serca potgczeniu ze stymulatorem

resynchronizujgcym
(rozrusznikiem) poprawiajacym
czynnosc¢ serca — w celu
wyeliminowania niebezpiecznych
dla zycia zaburzen rytmu serca i
zapobiegania nagtej Smierci
Sercowej

Zabieg chirurgiczny lub 4//53 & Czasem niezbedny
|

interwencyjny (np. ablacja jest przeszczep serca lub

cewnikowa) stuzgca zastosowanie urzadzenia
odizolowaniu nieprawidtowo wspomagajgcego prace
funkcjonujgcego obszaru komér — kardiomiopatie sg

tkanki serca, eliminacji arytmii
lub niedomykalnosci
zastawek serca

gtéwna przyczyng
przeszczepow serca?®?’

Zmiana stylu zycia
w celu utrzymania optymalnego stanu zdrowia (w
tym zmiana diety, pilnowanie masy ciata,
ograniczenie uzywek, unikanie rywalizacji
sportowej) oraz stosowanie lekow modyfikujgcych
przebieg choroby

»Jakos¢ mojego zycia nie ulegta zmianie, ale rzeczywiscie zaszty w nim daleko idqgce zmiany, bo z dnia na
dzien musiatam zrezygnowac z niektorych rzeczy i byta to zmiana drastyczna ze wzgledu na moj mtody wiek.

Musiatam przestac uprawiac sport, co mnie bardzo zaskoczyto, bo bytam osobg bardzo wysportowang. Na
szczescie psychicznie radzitam sobie dobrze, do czasu wszczepienia ICD, kiedy zdatam sobie w petni sprawe z
mojej przypadtosci...’

Pacjentka z kardiomiopatiq przerostowaq, Hiszpania
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2. Co warto wiedzie¢ o kardiomiopatii

2.4 Jak kardiomiopatia wptywa na jakos¢ zycia?

Kardiomiopatie mogg wptywac¢ negatywnie na jakosc
zycia pacjentow warunkowang stanem zdrowia i ich
dobrostan psychiczny (Rycina 3).=«Mogg one:

« utrudnia¢ wykonywanie czynnosci zycia
codziennego, w tym zwigzanych z pracg, zyciem
spotecznym i rodzing, a takze sportu oraz innych
wymagajacych wysitku czynnosci,

» prowadzi¢ do leku i depresji. Problemy psychiczne
moga wynika¢ z odczuwanych objawdw, progresiji
choroby, ryzyka powikian, w tym nagtej $mierci
sercowej, a takze faktu, ze choroba ma charakter
dziedziczny.

Silnie wptywajg na pacjentéw hospitalizacje,
szczegolnie jesli sg nieplanowane i wynikajg z
ostrych powiktan.«

Metody inwazyjne z zastosowaniem implantowanych
urzgdzen czesto wywotujg daleko idgce konsekwencije
psychospoteczne u pacjentéw, pomimo niewatpliwych
korzysci.swu

— Na przyktad wszczepienie kardiowertera-
defibrylatora (ICD) moze by¢ przyczyna leku i
depres;ji.«

Inne trudnosci pacjentow z kardiomiopatig: =«

» problemy z uzyskaniem ubezpieczenia na zycie i
kredytu hipotecznego

» koszty wtasne, np. podrozy do osrodkéw i
koszty aspektéw leczenia nieobjetych
refundacjag (badan diagnostycznych,
zalecanych suplementéw diety, a takze
psychoterapii)

» stabsze osiggniecia szkolne u dzieci i mtodziezy

» ograniczenia dotyczgce szkolen zawodowych i
zatrudnienia, np. dotyczgce dostepnych profesii,
mozliwosci wykonywania obowigzkow, czasu
poswigconego na leczenie i rehabilitacje, co moze
prowadzi¢ do wykluczenia zawodowego i
wczesniejszego przejscia na emeryture.

Negatywne konsekwencje ponoszg tez rodziny i

nieformalni opiekunowie, np. w postaci niemoznos$ci pracy

w petnym wymiarze z powodu czynnosci opiekunczych,
presji finansowej*’, a takze gtebokiej traumy rodzinnej
spowodowanej nagtg $miercig sercows.

,,Zycie z kardiomiopatia, wszczepiony defibrylator,
przyjmowanie lekow przeciwarytmicznych,
ograniczenie aktywnosci fizycznej, regularne badania
kardiologiczne - przyzwyczajenie sie do tych zmian
zabiera sporo czasu, ale mozliwos¢ dzielenia sig
swoimi doswiadczeniami z innymi chorymi sprawia, ze
czuje sie mniej samotny”.

Chory na kardiomiopatie, Hiszpania

,Niestety czesto rodzina po raz pierwszy styka sie z
kardiomiopatiq z powodu nagtej smierci matego
dziecka, tak jak to sie stato w naszym przypadku.
Bardzo trudno poradzi¢ sobie ze $wiadomoscig, ze

przyczyng tej przedwczesnej $mierci jest rzadka
choroba, na ktérg w dodatku mogag cierpie¢ inni
cztonkowie rodziny - i ze jest to choroba przewlekfa,
wymagajgca stosowania lekéw i postepujaca.”

Matka, ktérej syn zmart nagle z powodu
kardiomiopatii arytmogennej; oboje rodzice
posiadajg wariant genu mogacy wywofac
chorobe, Hiszpania
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2. Co warto wiedzie¢ o kardiomiopatii?

Czy wiesz, ze...?

Niewydolnos¢ serca, bedaca czestym nastepstwem kardiomiopatii, moze
powodowac gtebsze konsekwencje fizyczne dla jakosci zycia niz czeste

powazne choroby przewlekte, takie jak przewlekta choroba ptuc i zapalenie
stawow.® Pogorszenie jakosci zycia u pacjentow z niewydolnoscia serca
niezaleznie koreluje z umieralnoscia i wskaznikiem hospitalizacji.*

RYCINA 3. Niepewnos¢, obawy i doswiadczenia niemieckich chorych na
arytmogenng kardiomiopatie prawej komory (ARVC) dotyczace
konsekwencji choroby.«

“Will | even manage to
find a job with this condition?”

“By and large,
| felt like my life
was over.”

11 - "What quality
“Can | get rehabilitation or Wh at |S of life do | have left?”

re-education and who pays for it?" the p rOba bl | |ty

“What does ‘no sports’ . .
mean? What about hiking, that I Wl” dle “Will | pass the

jogging, biking, yoga, gym?” early?” mutation on to

my children?”

“Is anyone else in my family dying

because of this disease?’

e e aniig “I hardly dare to leave the house

aseect” — for fear of the next cardioverter

“What restrictions do

| have to live with?" defi bril Iator ShOCk” “Can | still work full time?"

“Can | get life insurance to provide financial security
for my loved ones if | die of sudden cardiac death?"

« . “What does this disease mean for
Can I Stl” dO my my normal everyday life — in the

strenuous short, medium and long term?”
job?”
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2. Co warto wiedzie¢ o kardiomiopatii

2,5 Jakie koszty generuja kardiomiopatie?

Koszty opieki zdrowotnej

ChUK generujg wieksze koszty niz jakakolwiek inna grupa chordb»— okoto 110.8 miliaréw euro rocznie w UE (Rycina

4).0

rRyciNa 4. Choroby uktadu krazenia
kosztowaty UE 210 miliardow euro w
roku 2015.#

45,1 mid.
Nieformalne koszt

Utrata

Bezposredni
produkty e koszty
wnosci z opieki

pow. zdrowotnej:
chorow 110,8 mid.
wspotistn euro
22,6 mld euro
Utrata
produktywnosci

z powodu
umieralnosci:
31,6 mid. euro

Na catym $wiecie kardiomiopatie majg istotny udziat
w ogromnych kosztach zwigzanych z niewydolnos$cig
serca. Niewydolno$¢ serca pochtania 1-2%
budzetéw na ochrone zdrowia® i jest gtdwng
przyczyna hospitalizacji pacjentéw >65 roku zycia.=
Udziat kardiomiopatii w tych kosztach jest
niedoszacowany, poniewaz choroby te sg czesto
nierozpoznane u pacjentow z niewydolnoscig serca.=
Pozostate koszty obejmujg wydatki na intensywng
opieke i rehabilitacje pacjentéw po zatrzymaniu
pracy serca spowodowanego kardiomiopatig.

W kilku prowadzonych w Europie badaniach wykazano, ze
kardiomiopatie generujg wysokie koszty opieki zdrowotnej,
szczegolnie z powodu hospitalizacji.

« W Francji pacjenci z kardiomiopatig stanowig okoto
11,3% hospitalizacji z powodu niewydolnosci
serca, 33% przypadkéw wszczepien
defibrylatoréw, 38% przypadkéw mechanicznego
wspomagania krazenia i 51% przeszczepow
serca.»

* W Niemczech kardiomiopatia jest przyczyng 65%
przeszczepow serca ogotem i 70% przeszczepow
serca u dzieci ponizej 15 roku zycia.~

* We Wioszech okoto 1 na 3 pacjentéw z
kardiomiopatig przerostowg (HCM) leczonych
w jednym z osrodkéw wymagat hospitalizacji

w okresie 6 lat — czesto nieplanowanych i
spowodowanych ostrymi powiktaniami choroby.«

* Najnowsze dane z Niemiec®? i Wielkiej Brytanii53 pokazuja, ze
HCM z zawezeniem stanowi powazne obcigzenie ekonomiczne,
ktore rosnie gwattownie wraz z postepujgcg niewydolnoscig
serca, gtéwnie z powodu kosztéw hospitalizaciji.

»Istotnym kierunkiem ograniczenia obcigzen
zwiqzanych z chorobgq sq strategie zapobiegajqce
hospitalizacjom”

Ciabatti et al.«

Koszty spoteczno-ekonomiczne

Koszty opieki zdrowotnej stanowig tylko czes¢ obcigzenia
w przypadku kazdej choroby; nalezy tez bra¢ pod uwage
posrednie koszty spoteczno-ekonomiczne. Sg to:

* utrata produktywnosci z powodu $mierci i choréb
pacjentéw w wieku produkcyjnym, szczegdlnie ze
kardiomiopatie sg czesto dziedziczne i mogg
ujawni¢ sie u pacjentéw w dowolnym wieku

» koszty ponoszone przez opiekunoéw sprawujgcych nieformalng,
nieodptatng opieke nad pacjentami.

Te posrednie koszty kardiomiopatii w Europie nie
zostaty doktadnie policzone, ale zasadniczo stanowig
one niemal potowe tgcznych kosztow ChUK
ponoszonych przez spoteczenstwa UE (Rycina 4).«
Dane wskazujg, ze ICD redukujg koszty z perspektywy
spotecznej, gdyz koszty leczenia rwnowazone sg
przez zyski dla produktywnosci dzieki uratowanym
zyciom®, $wiadczac o znaczeniu brania pod uwage
kosztéw spotecznych przy ocenie zasadnosci
interwenciji terapeutycznych w kardiomiopatii.

Ze wzgledu na braki publikowanych danych priorytetem badawczym
jest okreslenie korzystania z zasobow opieki zdrowotnej i kosztéw
spotecznych zwigzanych z kardiomiopatiami, co zapewni
decydentom doktadniejszy obraz prawdziwych kosztow
kardiomiopatii przy podejmowaniu decyzji o wprowadzaniu
innowacyjnych technologii medycznych (zab. tez punkt 3.6).
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3. Wyzwania i
niezaspokojone potrzeby
medyczne

Dziatania podejmowane w ramach polityk sg warunkiem sprostania wyzwaniom i niezaspokojonym potrzebom
terapeutycznym na catej Sciezce leczenia kardiomiopatii, w tym w zakresie rozpoznawania, postepowania
terapeutycznego i wsparcia wieloptaszczyznowego. Niezbedne s3 tez rozwigzania legislacyjne i naktady finansowe,
majgce na celu poprawe statusu pacjentéw i opiekunéw oraz promocjg badan i innowacji w omawianej dziedzinie.

W tej czesci przedstawiamy zalecenia dotyczgce polityki na szczeblu UE, krajowym i lokalnym (Rycina 5), z
przywotaniem konkretnych rozwigzan UE wskazanych w Ramce 3, w potgczeniu z wyttumaczeniem istotnych
niezaspokojonych potrzeb i uzasadnieniem. Wiele z rekomendacji dotyczy probleméw wspdinych dla innych
przewlektych, rzadkich choréb o podtozu genetycznym, co stwarza mozliwosci synergii w ksztattowaniu polityki w tym
zakresie.

RYCINA 5. Na szczeblu UE i krajowym nalezy wdrozy¢ Plan dziatania w dziedzinie zdrowia uktadu
krazenia
— ze szczegollnym uwzglednieniem wskazanych obszaréw istotnych dla kardiomiopatii.

Rozpoznanie na wczesnym etapie Wsparcie holistyczne
« Profesjonalne ksztatcenie i i » Ocena holistyczna
narzedzia wspierajgce * Wsparcie dodatkowe

podejmowanie decyzji = Wspieranie organizacji pacjentow
* Regularne badania

zdrowia uktadu

krazenia
- Badania przesiewowe Wzmachianie statusu
w rodzinach . ~
« Badania genetyczne po paCJentOW
zatrzymaniu akcji » Wspolne podejmowanie decyzji
serca/nagtej Smierci sercowej « Dostep i kontrola nad danymi cyfrowymi
+ Swiadomosé spoteczna « Podejmowanie decyzji w
sprawie badan, polityki,
Dostepnos’é $wiadczen i technologii w
s . szerszym gronie
specjalistycznej
opieki Badani
«  Wymiana najlepszych praktyk adania
i innowacje
POStonwanie + Wsparcie finansowe w kluczowych obszarach
te rapeutyczne  Infrastruktura badawcza

* Procedury wymiany danych
« Wdrozenie i przestrzeganie
wytycznych
e Zasoby: kadry, infrastruktura i
refundacja
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Zalecenie nadrzedne

Na szczeblu UE i w kazdym z panstw czionkowskich nalezy opracowac i wprowadzi¢ szczego6towy plan
dziatania na rzecz zdrowia ukfadu krazenia (zgodnie z wymaganiami EACH), ze szczeg6lnym naciskiem na
kardiomiopatie.

Cho¢ obowigzujace polityki UE pozwalajg na prowadzenie Nastepujgce przedstawione w niniejszym planie nalezy wprowadzi¢
wielu dziatan zalecanych w niniejszym Planie dziatania, w ramach lub w zwigzku z obowigzujgcymi w UE i poszczegdinych
zmierzenie sie z najwiekszym zabdjcg Europy wymaga krajach Planami dziatania na rzecz zdrowia uktadu krgzenia.

wprowadzenia dedykowanego Planu dziatania na rzecz
zdrowia uktadu krgzenia oraz Misji na rzecz zdrowia
uktadu krgzenia.s

rRaMkA 3. Najwazniejsze narzedzia polityk UE

Niniejszy Plan dziatania odnosi sie na nastepujacych inicjatyw UE istotnych dla
poprawy sytuacji chorych na kardiomiopatie w Europie:

Y Inicjatywa Healthier Together ERN GUARD-Heart

@ Instrument majgcy wesprzec¢ kraje |E Europejskie sieci referencyjne to
w okreslaniu i wdrazaniu skutecznej wirtualne struktury poswiecone rzadkim i
polityki i dziatah zmierzajgcych do ztozonym chorobom, wymagajgcym
zmniejszenia obcigzen zwigzanych z specjalistycznego leczenia i wiedzy.
chorobami niezakaznymi. ERN GUARD-Heart jest europejskg
Uktad krazenia jest jednym z jej pieciu siecig referencyjng dedykowang
kluczowych obszaréw, zapewniajgc rzadkim, ztozonym schorzeniom serca,
mozliwosci korzystnych rozwigzan da stanowigcym istotng platforme wsparcia
pacjentow z kardiomiopatig. Inicjatywa w dziedzinie postepowania w rzadkich
Healthier Together koncentruje sie na rodzajach kardiomiopatii. Sie¢ tgczy 44
przysztosciowych dziataniach, polityce, specjalistycznych swiadczeniodawcow
wytycznych i najlepszych praktykach, w 16 krajach UE.

ktdére panstwa cztonkowskie mogg
wprowadzi¢ dzigki finansowaniu z UE.*
Wspiera jg portal najlepszych

praktyk UE, umozliwiajgcy rzadom i Europejska przestrzen danych

instytucjom pozarzadowym skfadanie dotyczacych zdrowia (European

propozycji najlepszych praktyk. Health Data Space; EHDS) Wspdlnie z
Dj E:ﬂ OgoIinym Prawodawstwem

Farmaceutycznym i Urzedem ds.
Gotowosci i Reagowania na Stany
Zagrozenia Zdrowia stanowi kluczowy
element Europejskiej Unii Zdrowotne;.
Dzieki niej dane dotyczace zdrowia majg
przyczynia¢ sie do badan i prac
rozwojowych nad innowacyjnymi
terapiami.

Horizon Europe

Jako najwiekszy program finansowania
badan i innowacji w UE, Horizon
Europe stanowi kluczowe narzedzie
UE wspomagajgce prowadzenie badan
naukowych w dziedzinie kardiomiopatii.
W ramach Horizon Europe dziata
Europejska Rada ds. Innowacji
(EIC), ktéra prowadzi obecnie
inicjatywe Pathfinder Challenge w
zakresie kardiogenomiki, majagcg na
celu poszerzenie wiedzy na temat
kardiomiopatii i ich leczenia.

Dyrektywa UE w sprawie praw
pacjentéw w ramach
transgranicznej opieki

zdrowotnej
AL =LAl _ _ _ Jako fundament ERN GUARD-Heart,
Gtéwny program fl_nansowa_nla zc?rowm EHDS i innych inicjatyw moze byé
= ofgrUJacy \_N'ele_ mozllw030| o wykorzystana do dalszego rozwoju
usprawnien w dziedzinie wykrywania i transgranicznego dostepu do
leczenia kardiomiopatii. specjalistycznego leczenia

kardiomiopatii.
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3. Wyzwania i niezaspokojone potrzeby

3.1 Rozpoznanie na wczesnym etapie

Zalecenia

Decydenci na szczeblu krajowym powinni wprowadzic:

UE powinna zapewni¢ wsparcie poprzez:

e Edukacje zawodowg i narzedzia wspierajace
podejmowanie decyzji usprawniajgce wczesne kliniczne
wykrywanie kardiomiopatii (w tym na poziomie opieki
podstawowej) i utatwiajgce kierowanie pacjentow do
kardiologa

e Regularne kontrole zdrowia uktadu krgzenia wedtug
podejécia zgodnego z cyklem zycia

e Badania genetyczne w kierunku kardiomiopatii i innych
dziedzicznych choréb serca po zatrzymaniu akcji serca lub
nagtej Smierci sercowej (u pacjentéw <50 r.z.)

e Prowadzenie badan przesiewowych w rodzinach
pacjentéw zgodnie z wytycznymi, w tym zapewnienie
odpowiednich srodkéw i refundacji w zwigkszenia
dostepnosci testow genetycznych, doradztwa i wsparcia
psychospotecznego

e Kroki zmierzajgce do podniesienia Swiadomosci
spotecznej w zakresie niewydolnosci serca i
charakterystycznych aspektéw obrazu kardiomiopatii (w
tym nagtej $mierci u sportowcow)

e Projekty finansowane ze srodkéw UE (np. program
EU4Health)

e \Wspieranie wymiany najlepszych praktyk (inicjatywa
Healthier Together i portal najlepszych praktyk UE)

e Upowszechnianie informacji o epidemiologii i wynikach
badan klinicznych w dziedzinie kardiomiopatii w panstwach
cztonkowskich (np. w drodze corocznych aktualizacji)

e Kampanie majgce na celu podnoszenie swiadomosci
finansowane przez UE

Rozpoznawanie kardiomiopatii na wczesnym etapie jest
bardzo wazne, bo umozliwia szybkie wdrozenie leczenia
i wprowadzenie zmian stylu zycia.s=

Tymczasem kardiomiopatie czesto pozostajg
nierozpoznanes=lub zostajg zdiagnozowane po6zno,
kiedy doszto juz do znacznych uszkodzen lub
powaznych powiktan. Brak rozpoznania i btedy w
diagnozie szczegodlnie czesto dotyczg pacjentow
mtodszych i sportowcow. Z uwagi na fakt, ze chorzy
na kardiomiopatie sg czesto mtodzi i wydajg sie
zdrowi, ich objawy nie brane na powaznie.

Badania genetyczne i sekcja zwlok majag kluczowe
znaczenie po zatrzymaniu pracy serca i nagtej $mierci
sercowej u mtodych pacjentow, gdyz umozliwiajg
wykluczenie jako przyczyny kardiomiopatii i innych choréb
serca o podtozu genetycznym.»z

Wspieranie wczesnego
wykrywania przez lekarzy

Kardiomiopatia moze zosta¢ rozpoznana po raz
pierwszy w roznych placoéwkach i przez lekarzy réznych
specjalnosci. W zwigzku z tym niezbedna jest
popularyzacja wiedzy i Swiadomosci problemu wsrod
pracownikéw stuzby zdrowia (w tym lekarzy,
pielegniarek, farmaceutéw i psychologéw), co pozwoli
na jak najwczesniejsze rozpoznanie oznak tej choroby.

,»Wystano mnie z moimi problemami (z arytmiq)
do psychiatry! Powiedziano mi, ze cierpie na
zaburzenia psychiczne. Diagnostyka réznicowa (w
tym w kierunku kardiomiopatii) nie zostata wzieta
pod uwage.”

Pacjenci z ARVC, Niemcy-

Zazwyczaj to lekarze pierwszego kontaktu i pediatrzy
jako pierwsi stykajg sie z pacjentami, u ktérych moze
wystepowac niestwierdzona wczesniej kardiomiopatia.
Niestety, wiekszo$¢ z nich ma niewielkie doswiadczenie
w rozpoznawaniu i leczeniu tej choroby. Dane ze
Szwecji wskazujg, ze braki w wiedzy wystepujg takze
wsrdd lekarzy i pielegniarek w osrodkach medycyny
wewnetrznej i kardiologii.= W dodatku objawy
kardiomiopatii sg czesto niespecyficzne i tatwo pomyli¢
je z innymi schorzeniami.

Obecnie obraz dodatkowo zaciemnia tzw. ,long COVID”.#
W kardiomiopatie bywajg btednie rozpoznawane, co
opodznia skierowanie pacjentéw do kardiologa.
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Przyspieszy¢ moze ten proces edukacja zawodowa i
narzedzia wspierajgce podejmowanie decyzji
usprawniajgce wczesne kliniczne wykrywanie
kardiomiopatii, kierowane takze do lekarzy opieki
podstawowe;j.

Coroczne badanie w placéwce opieki podstawowej
(obejmujgce szczegotowy wywiad rodzinny) moze
zwiekszy¢ wczesne wykrywanie kardiomiopatii w
grupach ryzyka, co podkreslono w inicjatywie
Healthier Together.

Takze EACH wysuwa postulat zastosowania podejscia
zgodnego z cyklem zycia w badaniach przesiewowych
metabolicznych i dziedzicznych czynnikow ryzyka,
wykrywaniu i diagnostyce okotoporodowej (w tym
badaniach przesiewowych noworodkéw w kierunku

dziedzicznych choréb metabolicznych), w okresie
dziecinstwa oraz na odpowiednich etapach dorostosci,
wskazujgc ich potrzebe w programie European
Cardiovascular Health Check.s

Procedura ta powinna obejmowac rodziny dotkniete
dziedziczng kardiomiopatia.

,»Moj lekarz po raz pierwszy miat
do czynienia z pacjentem z ARVC!”

Pacjenci z ARVC, Niemcy-

Badania przesiewowe w rodzinach

W przypadku rozpoznania kardiomiopatii zaleca sie
stworzenie drzewa genetycznego w celu oceny
obcigzenia chorobg w rodzinie i wykonania badan
przesiewowych u bliskich krewnych, co pozwoli na
rozpoznanie kolejnych przypadkéw na wczesniejszym
etapie. Badania przesiewowe moga obejmowac testy Heli6 i in. 2020
kliniczne i genetyczne; te drugie opisano dokfadniej w

,Doradztwem i badaniami genetycznymi
objeto znaczny odsetek pacjentéw, jednak
wykonywano je rzadziej niz zalecajq to
wytyczne europejskie”.

punkcie 3.3.=== Pomimo kluczowego znaczenia
sytuacja z badaniami przesiewowymi w rodzinach
bywa rézna w poszczegolnych krajach UE.ss«

Tam, gdzie sg one wykonywane, konieczne jest
zachecanie krewnych do ich wykonywania, np.
poprzez przekazywanie odpowiednich informaciji
przez swiadczeniodawcow.=Lekarze pierwszego
kontaktu majg do odegrania istotng role w
zachecaniu do badan przesiewowych ze wzgledu na
bliskie relacje z rodzinami.

Badania genetyczne wymagajg tez interpretaciji
specjalisty, doradztwa genetycznego i wsparcia
psychospotecznego. Nalezy wdrozy¢ procedury, dzigki
ktérym osoby, u ktérych stwierdzone zostang patogenne
warianty genéw wywotujgce kardiomiopatie zostang objeci
obserwacjg kliniczng zgodnie z wytycznymi.szz

W tym kierunku zmierza inicjatywa Healthier Together,
zalecajac panstwom UE wdrozenie badan przesiewowych
i regularnych badan kontrolnych w rodzinach z
obcigzeniem genetycznym. Ponadto zaleca poprawe
wczesnego wykrywania zaburzen budowy serca (w tym
kardiomiopatii).
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3. Wyzwania i niezaspokojone potrzeby

3.2 Dostepnosc¢ specjalistycznej opieki kardiologicznej

Zalecenia

Decydenci na szczeblu krajowym powinni wprowadzi¢: UE powinna zapewni¢ wsparcie poprzez:

*  Wymiane wewnatrz panstw UE i pomiedzy nimi
najlepszych praktyk w zakresie skutecznych Sciezek
kierowania pacjentéw, modeli organizacyjnych,
zasobow ludzkich i infrastruktury cyfrowej w celu
zapewnienia wszystkim chorym na kardiomiopatie
szybkiego dostepu do multidyscyplinarnej opieki pod
kierownictwem kardiologéw wyspecjalizowanych w
leczeniu kardiomiopatii

Optymalna opieka w kardiomiopatii prowadzona musi by¢ pod
kierunkiem kardiologéw wyspecjalizowanych w tej grupie choréb,
ale wymaga tez udziatu innych specjalistow i $wiadczeniodawcow,
stad czesto zaleca sie podejscie multidyscyplinarne. 519 21256162

Wystepujg znaczne réznice modeli organizacyjnych postepowania w
kardiomiopatii.-Istniejg dane, wedtug ktorych niektére aspekty opieki
(np. badania genetyczne) powinny by¢ $wiadczone w
wyspecjalizowanych, multidyscyplinarnych specjalistycznych
osrodkach.%2563-86 Ogrodki te mogg jednak nie posiadac¢ zdolnosci
do zapewnienia opieki wszystkim chorym na kardiomiopatie, dlatego
w niektérych systemach opieki zdrowotnej uwarunkowania
praktyczne wymagaja zastosowanie podejscia
zdecentralizowanego. -

Niezaleznie od stosowanego modelu organizacyjnego:

* w przypadku wszystkich pacjentéw i rodzin nalezy postepowac
wedtug przyjetych wytycznych miedzynarodowych'® (zob. punkt
3.3)

* pacjenci i opiekunowie muszg by¢ wiaczani w decyzje
dotyczgce leczenia poprzez przekazywanie im odpowiednich
informacji i komunikacje z zespotem prowadzacym terapig (zob.
punkt 3.5).

* wymagana jest wielopoziomowa koordynacja opieki pomiedzy
réznymi pracownikami stuzby zdrowia i $wiadczeniodawcami. Na
przyktad pacjenci hospitalizowani z powodu kardiomiopatii
wymagajg skoordynowanej obserwaciji klinicznej po wypisaniu ze
szpitala w celu zmniejszenia ryzyka ponownego przyjecia.

Dwa rozwigzania poprawiajgce koordynacje opieki i wzmacniajgce
pozycje pacjentéw i opiekunéw obejmuija:

*  Wspieranie wymiany najlepszych praktyk (inicjatywa
Healthier Together i portal najlepszych praktyk UE)

*  Pefniejsze wykorzystanie mozliwosci ERN GUARD-Heart,
Europejskiej przestrzeni danych dotyczgcych zdrowia
(EHDS) i dyrektywy w sprawie praw pacjentow w ramach
transgranicznej opieki zdrowotnej w sposéb utatwiajacy
transgraniczny dostep do specjalistycznej opieki w
kardiomiopatii

Udziat pielegniarek wyspecjalizowanych w opiece nad
chorymi z kardiomiopatia i niewydolnoscia serca,
odgrywajgcych wazna role zaréwno w koordynacji opieki
multidyscyplinarnej, jak i wspieraniu pacjentéw i ich rodzin.

¢ Korzystanie z cyfrowych narzedzi zwigzanych ze
zdrowiem w celu zwigkszenia skutecznosci, dostepnosci i
jakosci opieki.?”%® Przyktadem jest elektroniczna
dokumentacja medyczna, umozliwiajgca lepszg wymiane
informacji i koordynacje opieki. Zastosowanie telemedycyny
i urzadzen noszonych przez pacjentéw zapewnia wiele
funkcjonalnosci, w tym obserwacje pacjenta w domu,
selekcje chorych i rehabilitacje oraz samoopiekeg®°, cho¢
nie sg one w stanie zastgpi¢ w petni bezposredniej oceny
pacjenta.
Wykorzystanie potencjatu cyfrowych narzedzi w dziedzinie
zdrowia wymaga inwestycji infrastrukturalnych (np. w osrodki
przetwarzania danych) oraz szkolen i wdrozenia rozwigzan
refundacyjnych.

UE moze wspomagac zwiekszanie dostepu pacjentéw do opieki
specjalistycznej poprzez

* wspieranie wymiany najlepszych praktyk

¢ ufatwianie dostepu do opieki transgranicznej za posrednictwem
ERN GUARD-Heart i EHDS (ta ostatnia zapewnia ciggto$¢ opieki
i refundacje jej kosztéw poniesionych za granicg). Dyrektywa UE
w sprawie praw pacjentéw w ramach transgranicznej opieki
zdrowotnej potozyta podwaliny pod te i inne inicjatywy, dlatego
nalezy jg wykorzysta¢ do dalszej poprawy transgranicznego
dostepu do specjalistycznej opieki kardiologicznej.
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RAMKA 4. Sieci osrodkoéw specjalistycznych: przyktady dobrych praktyk z Francji i Hiszpanii

Francja
Krajowy osrodek referencyjny Cardiogen

W 2014 r. francuskie Ministerstwo Zdrowia
utworzyto Cardiogen, krajowg sie¢ referencyjng
dla rzadkich i dziedzicznych choréb serca, w tym
kardiomiopatii (www.filiere-cardiogen.fr).
Finansowana ze srodkéw ministerstwa sie¢
zapewnia fundusze (np. dla wyspecjalizowanych
pielegniarek, na badania genetyczne i doradztwo)
dla 64 akredytowanych osrodkéw w catej Franciji,
w tym 21 zajmujgcych sie wytgcznie chorymi na
kardiomiopatie.

Misja Cardiogen obejmuje 1) przedstawianie
zalecen i dostarczanie materiatéw edukacyjnych,
2) opracowywanie badan klinicznych i tworzenie
uzytecznej bazy danych, 3) stymulowanie
komunikacji na temat rzadkich i dziedzicznych
choréb serca.

W powszechnej opinii projekt przyniost poprawe
leczenia standardowego pacjentéw z
kardiomiopatig we Francji oraz zapewnit
pacjentom i pracownikom stuzby zdrowia
swobodny dostep do:

* Materiatéw edukacyjnych adresowanych
zarowno do pacjentéw, jaki i pracownikow
stuzby zdrowia

» Bogatej bazy danych usprawniajgcej system
skierowan, umozliwiajgcej zbieranie danych z
centrow referencyjnych i specjalistycznych w
dedykowanej dokumentacji medycznej
pacjenta

« Danych kontaktowych odpowiednich
pracownikow stuzby zdrowia, placowek
i organizacji pacjentow

» Osrodka zasobéw psychologicznych
utatwiajgcego pacjentom dostep do
wsparcia psychologicznego

» Darmowg comiesieczng konsultacje online
umozliwiajgcg pacjentom i rodzinom
przekazywanie informacji zwrotnych na temat
zycia z rzadkimi i dziedzicznymi chorobami
serca.
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=== Hiszpania
R

CSUR: Hiszpanskie Narodowe Osrodki
Swiadczen, Swiadczenia i Jednostki
Referencyjne

Ministerstwo Zdrowia Hiszpanii przyznaje
akredytacje osrodkom, $wiadczeniodawcom i
jednostkom referencyjnym (Centres, Services and
Units of Reference; CSUR) zachowujgcym
odpowiednie standardy, w tym dotyczace
poszanowania praw pacjentéw, wdrozenia
programu zapewnienia jakosci, czy przygotowania
corocznego planu audytu.»

Obecnie funkcjonuje siedem CSUR w
dziedzinie dziedzicznych choréb serca.
Osrodki CSUR muszg wykazywac sie bogatg
wiedzg i doswiadczeniem w postepowaniu z tg
grupg chordb serca i dowies¢, ze posiadajg
odpowiednie wyposazenie i personel
niezbedny do zapewnienia pacjentom
wysokiej jakosci opieki.

Ponadto majg obowigzek:

» Obejmowac dziatalnoscig caty obszar kraju i
Swiadczy¢ ustugi pacjentom na rownych
warunkach, niezaleznie od ich miejsca
zamieszkania

» Zapewnia¢ opieke multidyscyplinarnego
zespotu obejmujgca: opieke zdrowotng,
wsparcie w potwierdzeniu rozpoznania,
okreslenie strategii leczenia i obserwacji
klinicznej oraz petnienie roli konsultacyjnej dla
oddziatéw standardowo zajmujgcych sie tg
grupg pacjentow

» Zapewniac ciggtosc¢ opieki na
poszczegolnych etapach zycia pacjenta i
poziomach opieki zdrowotnej

» Oceniac¢ efekty leczenia

» Zapewnia¢ szkolenia dla innych pracownikéw stuzby zdrowia
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3.3 Postepowanie terapeutyczne

Zalecenia

Decydenci na szczeblu krajowym powinni wprowadzi¢: UE powinna zapewni¢ wsparcie poprzez:

e Dziatania promujace wdrozenie i przestrzeganie zalecen e Wspdlne dziatania panstw UE (finansowane z programu
dotyczacych kardiomiopatii poprzez edukacje i narzedzia EU4Health) stuzace okresleniu najwazniejszych przeszkod we
wspierajgce podejmowanie decyzji, jak rowniez wdrozy¢ procesy wdrazaniu i przestrzeganiu wytycznych dotyczacych chorob
audytu i analiz poréwnawczych praktyk zgodnie ze uktadu krazenia, w tym kardiomiopatii

zharmonizowanymi standardami
e Rozszerzenie dziatan ERN GUARD-Heart stuzace zapewnieniu

¢ Zapewnienie odpowiednich srodkéw dla kadr i infrastruktury wysokiej jakosci, dostepnej i efektywnej kosztowo opieki
oraz pokrycie kosztéw odpowiednich badan (w tym rezonansu zdrowotnej, np. poprzez regularne analizy poréwnawcze,
magnetycznego serca i badan genetycznych) oraz podej$¢ wymiane dobrych praktyk i danych

terapeutycznych (medycznych, interwencyjnych i chirurgicznych)

e Utworzenie Europejskiego Obserwatorium Zdrowia
Uktadu Krazenia, poswiecajacego szczegdlng uwage
kardiomiopatiom w celu promocji wymiany dobrych
praktyk i wspierania ich wdrozenia za posrednictwem
krajowych planéw dziatania na rzecz zdrowia uktadu
krazenia, zgodnie z zaleceniami EACH:

e Wykorzystanie rejestrow danych dotyczgcych kardiomiopatii za
posrednictwem europejskiej przestrzeni danych dotyczacych
zdrowia w celu wymiany poréwnywalnych danych utatwiajgcych
prowadzenie analiz poréwnawczych i badan

Badania

) - N . »Wyniki ... wskazujg na potrzebe wdrozenia
W celu potwierdzenia diagnozy kardiomiopatii, oceny wytyycznych dotyczégych galecansch badari w

zagrozen i personalizacji leczenia zaleca sie ocenie i obserwacji klinicznej pacjentéw z
wykonanie réznych testéw i badan. sz kardiomiopatiq.”
Przeprowadzone ostatnio przez ESC badania

wykazaty, ze w praktyce nie wszystkie z nich sg

wykonywane sssers
Gimeno et al.s

Obecnie dostepne sg mozliwosci wykorzystujgce

nowoczesne technologie. Tym niemniej warunkiem

skierowania pacjenta na wyrafinowane badania jest
podejrzenie choroby przez klinicyste. Ogoélne wskazania
dla badan prowadza do zastosowania ogdinych (i czesto
niepotrzebnych) swiadczen zdrowotnych, co moze
wigza¢ sie z marnowaniem $rodkéw. Dlatego na strazy diagnostyce.”
tych Sciezek diagnostycznych sta¢ powinni lekarze-
klinicysci z bogatym doswiadczeniem w dziedzinie

“Poprawa w zakresie dostepnosci, szkolen i refundacji
jest warunkiem rozszerzenia stosowania CMR w

Mizia-Stec et al.~

kardiomiopatii.

Badania obrazowe

wysokich kosztow, brakéw w refundacji, ograniczonej
dostepnosci aparatow do obrazowania serca, a takze
niewystarczajace;j liczby wykwalifikowanego personelu.

Rezonans magnetyczny serca (CMR) odgrywa wazng
role w leczeniu kardiomiopatii,»»a mimo to wedtug
miedzynarodowego rejestru danych o kardiomiopatii
prowadzonego przez ESC, CMR wykonano wyjsciowo
lub w ciggu 1 roku u zaledwie 29,4% pacjentéw.»CMR
stosowano w niewystarczajgcym zakresie we wszystkich
typach kardiomiopatii (Rycina 6).

Odnotowano tez wyrazne réznice w stosowaniu CMR
pomiedzy poszczegolnymi krajami UE (Rycina 7), cho¢
badanie dotyczyto gtéwnie osrodkow trzeciego stopnia i
szpitali uniwersyteckich.=Zbyt rzadkie wykonywanie CMR
prawdopodobnie wynika z ograniczen lokalnych, tj.
stosunkowo

Ré&znice odnotowano tez w stosowaniu innych badan,
takich jak Holter EKG i préby wysitkowe.s:
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RYCINA 6. Rezonans magnetyczny serca
(CMR) i badania genetyczne sg w
réznym stopniu stosowane za rzadko
we wszystkich najwazniejszych
typach kardiomiopatii.

RYCINA 8. R6znice w stosowaniu badan
genetycznych w Europie.

North
Arytmogenna prawej komory 100%
100%
55,6% 51.0% 34.6%
West \ East
36,4% 100%  40.4% 15.2% 100%
’ 18,6%
Restrykcyj 5 Rozstrzeniowa
na 100%  43,6% \ 20,6% 100%
33,8% 49.7%
48,8%
[] Bad.cMr 100%
I:l Badania South
100% genetyczne
Przerostowa
Dane pokazujg odsetek pacjentéw (N=2963 pacjentéw i krewnych)
w rejestrze danych o kardiomiopatii ESC, u ktérych wykonano
badania genetyczne w poszczegdlnych regionach Europy.=*
*Definicje: Europa Pdtnocna = Dania, Finlandia, Wielka Brytania,
Dane pokazujg odsetek pacjentéw w rejestrze danych o Litwa, Szwecja; Europa Wschodnia = Biatoru$, Czechy, Wegry,
kardiomiopatii ESC, u ktérych wykonano wyjsciowo CMR Polska, Rumunia; Europa Potudniowa = Macedonia Pétnocna,
(N=3208) lub badania genetyczne (N=296 pacjentéw)=z Grecja, Wiochy, Portugalia, Serbia, Hiszpania; Europa Zachodnia =
podziatem na typy kardiomiopatii. Austria, Francja, Niemcy, Holandia.

RYCINA 7. R6Znice w stosowaniu rezonansu
magnetycznego serca w Europie.
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Romania (217)
Germany (146)
Finland (158)
Lithuania (118)
Poland (432)
Netherlands (127)
Portugal (84)
Czech Republic (42)
France (208)
Great Britain (185)
Greece (106)

Dane pokazujg odsetek pacjentéw w rejestrze danych o kardiomiopatii ESC, u ktérych wykonano CMR wyjsciowo lub w ciggu 12
miesiecy.”® Wartosci w nawiasach = tgczna liczba pacjentéw w badaniu.
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Badania genetyczne

Wykonanie badan genetycznych jest przydatne i zaleca wsparcia pacjentow i rodzin w radzeniu sobie z

sie je w celu potwierdzenia przyczyny kardiomiopatii, konsekwencjami psychologicznymi, spotecznymi,
wyjasnienia rokowania i ryzyka powiktan oraz jako zawodowymi, etycznymi i prawnymi.'>2%% Uznanie
wskazowke dla decyzji terapeutycznych. 121920255874 |ch wariantu genu za majgcego ,nieokreslone znaczenie”
wyniki moga tez poméc w decyzjach dotyczacych u pacjenta wymaga ponownej regularnej oceny
planowania rodziny i wspoméc prace badawcze. w zwigzku ze stale poszerzang wiedzg na temat ich

znaczenia klinicznego.'>%°
Testy genetyczne s tez istotne z punktu widzenia

badan przesiewowych w kierunku dziedzicznej Pomimo kluczowej roli badania genetyczne sg w Europie
kardiomiopatii u najblizszej rodziny pacjentéw (punkt stosowane w niedostatecznym stopniu, a w dodatku
3.1). Badania genetyczne czlonkéw rodziny moga istniejg roznice regionalne. Wedtug rejestru ESC badania
przyniesé¢ oszczednosci w diuzszej perspektywie dzieli genetyczne wykonano u 13_7'_3% wszysfkicr’\ Pacjentéw,
wykluczeniu obecnosci mutacji wywotujgcych przy czym stwierdzono roznice w zaleznosci od typu
kardiomiopatie i w rezultacie wyeliminowaniu kardiomiopatii (Rycina 6) i regionu Europy (Rycina 8).%°
koniecznosci wykonywania regularnych badan Doradztwo genetyczne przeprowadzono w przypadku
kontrolnych u tych osdb.587677 60,8% ogotu pacjentow, przy czym tez odnotowano

réznice w zaleznosci od typu kardiomiopatii (39,2-75,4%).
Badania genetyczne wymagajg skorzystania z

wykwalifikowanego laboratorium oraz interpretaciji
przez eksperta, jak rowniez

RYCINA 9. Pacjenci z kardiomiopatia sa RYCINA 10. W Europie widoczne s3g znaczne
obciazeni ryzykiem ciezkich réznice w zakresie praktyki postepowania
incydentow sercowo-naczyniowych i w kardiomiopatii.
$mierci.
Pétnocna
North

40%

27,3%

7.6%

21% 37,2% o 8.0%\17.1%

Zach: i 0% W;
_ 13.1% achodnia h:g
West East nia

4.3%
100% 89% . 9,7%

1.8%

5.4%
26,7% [[] stymulator serca

O Kardiowerter-defibrylator

Potudniowa

South [[] Total cardiovascular death

[ Major cardiovascular event

Dane pokazujg wskazniki powaznych incydentéw sercowo-
naczyniowych ($mier¢ sercowo-naczyniowa lub hospitalizacja w
trybie pilnym w zwigzku z sercem) i catkowitg liczbe zgonéw
sercowo-naczyniowych po 12 mies. obserwaciji klinicznej pacjentéw
z kardiomiopatig w réznych regionach Europy reprezentowanych w
rejestrze danych dotyczacych kardiomiopatii ESC.s

Dane pokazujg odsetek pacjentéw, ktérym wyjsciowo wszczepiono
kardiowerter-defibrylator lub stymulator serca w poszczegéinych
regionach Europy wedtug rejestru danych dotyczacych
kardiomiopatii ESC.1s*
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Leczenie

Funkcjonujg wytyczne europejskie i krajowe dotyczace
leczenia kardiomiopatii i zwigzanej z nig niewydolnosci
serca i arytmii'®2025%874 gle wymagajg aktualizacji, a
leczenie tej grupy choréb nadal napotyka na szereg
problemoéw.

1/ Efekty leczenia sg niedostateczne i niejednorodne

— u wielu pacjentéw nadal rozwija sie niewydolnos¢ serca i
arytmie; sg tez narazeni na zwigkszone ryzyko smierci.®1778

W rejestrze ESC ciezkie incydenty sercowo-naczyniowe
wystapity u 7,9% pacjentéw w ciggu 1 roku obserwaciji
klinicznej; wskaznik ten wahat sie od 5,4% w Europie
Potudniowej do 13,1% w Europie Wschodniej (Rycina 9).°6
Przyczyng ztych efektéw leczenia jest czesto potgczenie
pbdznego rozpoznania i ciezkiego przebiegu choroby.

2/ W leczeniu stosuje sie rozne praktyki — np. w zakresie
stosowania implantowanych defibrylatoréw-kardiowerteréw,
stymulatoréw resynchronizujgcych, stymulatoréw, ablacji
cewnikowej i leczenia zapobiegajgcego powstawaniu
skrzepéw krwi (Rycina 10).5%5 Niezbedne jest doktadniejsze
opisanie i wyeliminowanie réznic pomiedzy zaleceniami
towarzystw specjalistycznych a praktyka kliniczng, zaréwno w
testach diagnostycznych, jak i w leczeniu,’® przy czym nalezy
uwzgledni¢ czynniki ekonomiczne oraz strukturalne i
organizacyjne."® Braki wiedzy uniemozliwiajg zapewnianie
pacjentom opieki zgodnie z najnowszymi wytycznymi opartymi
na wiedzy naukowej.56i

Nalezy wspiera¢ rozszerzenie dziatan ERN GUARD-Heart
stuzgcych zapewnieniu wysokiej jakosci, dostepnej i
efektywnej kosztowo opieki zdrowotnej, np. poprzez
regularne analizy poréwnawcze, wymiane dobrych praktyk i
danych.

EACH zalecit tez utworzenie Europejskiego Obserwatorium
Zdrowia Uktadu Krazenia, ktérego zadaniem bytoby
utatwienie wymiany dobrych praktyk i wspieranie ich
wdrazania za posrednictwem krajowych Planéw dziatania na
rzecz zdrowia uktadu krgzenia.5

Konkretnych dziatan wymaga tez zniwelowanie nieréwnosci
w Europie w zakresie wskaznikow przeszczepéw serca w
przypadku schytkowej kardiomiopatii® — a takze innych
transplantacji — zgodnie z zapisami opracowanego przez
wielu interesariuszy Planu dziatania dotyczacego roznych
chorab, opublikowanego w roku 2021.7°

3/ Braki w danych naukowych: W danych naukowych na
poparcie obowigzujgcych wytycznych dotyczgcych
kardiomiopatii istniejg powazne luki, wynikajace miedzy
innymi z braku randomizowanych badan z grupg kontrolng
(zob. punkt 3.6).» Problemy badawcze wynikajg z
istnienia wielu roznych przyczyn genetycznych
kardiomiopatii i niedostatecznej liczby odpowiedniej
jakosci rejestréw. Zasadniczo im rzadsza choroba, tym
ubozsze sg dane naukowe na jej temat.

»Poprawa rokowan pacjentéw z kardiomiopatiq wymagac
moze zatem doktadniejszych badarn stuzqcych okresleniu
przyczyny choroby, bardziej szczegotowej klasyfikacji
ryzyka z uwzglednieniem swiezych wynikow badan
obrazowych RM i genetycznych, a takze lepszego
wykorzystania dostepnych lekow.

Innym sposobem wydaje sie by¢ tworzenie
,Multidyscyplinarnych zespotéw leczenia kardiomiopatii”
..., zajmujagcych sie réznymi aspektami tej grupy choréb,

w tym postepowaniem ukierunkowanym przez etiologie.”

Gimeno i in.°

Niektore kardiomiopatie (np. formy przerostowe) cechujg
obcigzajgce objawy przy niewielkim odsetku zdarzen klinicznych
w postaci $mierci sercowo-naczyniowej. Oznacza to, ze ocena
wynikow i korzysci ptyngcych z danej interwencji terapeutycznej
wymaga bardzo diugiej obserwacji.

A zatem przeszkoda w badaniach jest brak ‘zastepczych’ miar,
ktére mogtyby postuzy¢ do przewidzenia wynikow uzyskiwanych w
dtuzszej perspektywie.®

4/ W niedostatecznym stopniu wykorzystuje sie miary wynikéw
zgtaszane przez pacjentéw (PROM - ang. Patient-reported
outcome measures): Wyniki PROM dostarczajg waznych danych
na temat objawow, funkcjonowania i jakosci zycia pacjentow.%®!
Obecnie dane PROM nie sg wykorzystywane w dostatecznym
zakresie podczas podejmowania decyzji dotyczgcych opieki
klinicznej ani przy ocenie i refundaciji terapii i Swiadczen. Niezbedne
jest opracowanie i walidacja PROM we wspotpracy z organizacjami
pacjentow, przy czym muszg to by¢ narzedzia niezbyt obcigzajace,
bo tylko takie beda faktycznie stosowane i wspierane przez
pacjentow.

5/ Konieczna jest integracja postepowania z chorobami
wspotistniejgcymi: U chorych z kardiomiopatig czesto wystepuja
czynniki ryzyka ChUK oraz choroby wspétistniejgce.® Z ciezkimi
postaciami kardiomiopatii istotnie wigza sie czynniki ryzyka ChUK (w
tym nadci$nienie tetnicze, cukrzyca i otyto$¢).®?

Wynika stad potrzeba wspierania integracji oceny i postepowania z
tymi czynnikami ryzyka i chorobami wspétistniejgcymi.

6/ Braki w personalizacji leczenia: Z réznorodnosci kardiomiopatii
wynika potrzeba stosowania spersonalizowanych strategii i

doktadniej celowanych terapii. W zwigzku z tym zwiekszenie precyzji
leczenia kardiomiopatii wymaga wielu badan naukowych (punkt 3.6)

Inicjatywa Healthier Together zaleca panstwom UE priorytetowe
potraktowanie leczenia strukturalnych choroéb serca (do ktérych
naleza kardiomiopatie).®
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3.4 Wsparcie holistyczne

Zalecenia

Decydenci na szczeblu krajowym powinni UE powinna zapewni¢ wsparcie poprzez:
podja¢ dziatania w celu:

e Zapewnienia pacjentom i opiekunom dostepu do e Projekty finansowane ze $rodkéw UE (np. program
holistycznej oceny konsekwencji kardiomiopatii EU4Health)

e \Wspieranie wymiany najlepszych praktyk
e Zapewnienia dostepu do wiasciwej opieki dodatkowe;j, (inicjatywa Healthier Together i portal najlepszych
w tym wsparcia psychospotecznego i pokrycia kosztow praktyk UE)

interwencji psychologicznej
2 £ ! e Uwzglednienie psychicznych konsekwencji kardiomiopatii

e Wspierania pracy organizaciji pacjentéw (poprzez w biezacych i przysztych inicjatywach UE dotyczgcych
promocje treéci, wspétprace, informacje w mediach zdrowia psychicznego
spotecznosciowych, finansowanie itp.)

,,Na szczescie istniejq organizacje pacjentéw umozliwiajqce nawiqgzanie kontaktu z ekspertami wsréd pacjentéw, ktorzy
chetnie dzielq sie swoimi doswiadczeniami. Ponadto oferujq wsparcie psychologiczne, utatwiajqce radzenie sobie z lekiem i
niepokojem, zaburzeniami snu, brakiem energii, poczuciem izolacji i checiq ptaczu.”

Chorzy na kardiomiopatie, Hiszpania

Kardiomiopatie wywotujg réznorodne, czesto powazne Poradnictwo i wsparcie pomagajace chorym i
konsekwencje dla zdrowia i jakosci zycia chorych. W rodzinom poradzi¢ sobie z wptywem kardiomiopatii na
efekcie ich potrzeby bywajg ztozone i z czasem mogg aktywnos¢ fizycznag, rekreacje, czynnosci zycia
ulega¢ zmianie.«e codziennego, a takze w zakresie dobrostanu,

finanséw, wyksztatcenia, prowadzenia samochodu i

Potrzeby pacjentow i opiekunow nalezy oceniac o
zatrudnienia.

catosciowo i odpowiadac na nie poprzez udostepnienie

odpowiednich $wiadczen, informacji i narzedzi. Nalezy Wzmacnianie organizacji pacjentéw, ktore odgrywaja
przy tym uwzgledni¢ miedzy innymi: istotng role w dostarczaniu informacji i zasobéw
pacjentom i ich rodzinom, np. w zakresie samoopieki,
grup wsparcia oraz optymalnego korzystania z
dostepnych swiadczen.«

Wykorzystanie PROM do oceny jakosci zycia i
samopoczucia pacjentéw i opiekundéw w praktyce
klinicznej.=

Opieka paliatywna — czesto zaniedbywana, wedtug
wytycznych powinna stanowi¢ integralng czesc¢ opieki
i obejmowac opanowanie objawow oraz wsparcie dla

Zindywidualizowang rehabilitacje pomagajaca
pacjentom jak najlepiej funkcjonowac.

Swiadczenia z zakresu psychologii i zdrowia rodzin i opiekundw.«
psychicznego dla chorych i opiekunéw, w tym wsparcie

w okresie zatoby w przypadku nagtej Smierci sercowej.
»Szokujqcy jest fakt, ze wsparcie psychologiczne
Doradztwo w zakresie planowania rodziny i ciazy W

niektérych przypadkach diagnostyka genetyczna
zarodkéw w potgczeniu z zaptodnieniem in vitro moze
poméc unikng¢ przekazania mutacji genetycznej Ruth Biller (Przewodniczgca), ARVC-Selbsthilfe
potomstwu. Metoda ta nie jest jednak powszechnie e.V., Niemcy

stosowana w wszystkich typach kardiomiopatii, a jej

oferowano zaledwie 15% pacjentéw, cho¢ az 68%
pragnetoby z niego skorzystac.”

dostepnosc jest rézna w roznych krajach UE.e
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RYCINA 11. Niemieccy pacjenci z arytmogenng kardiomiopatiag prawej
komory (ARVC) méwia o obawach i doswiadczeniach zwigzanych z
radzeniem sobie z choroba.«

,Kto
poprowadzi mnie przez chaos?”

LZupetnie nie
rozumiatem,
0 czym
,Czy bedzie mnie mowi ten

sta¢ na lekarz!”
psychoterapie”

~Przydataby mi sie
informacja o grupie
wsparcia lub forum
pacjentow”

»Znikad konkretnych.
rzetelnych informac;ji”

~okad moge uzyskac  Przydataby sie zacheta ze strony lekarza,
wsparcie?” zeby starac sie jak najlepiej zy¢ z tg
chorobg”

4Kto pomoze mi
,CO moge we wtasnym zakresie  nauczy¢ sie zyé
zrobi¢, zeby zatrzymaé 213 choreba?
postepy choroby?”
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3.5 Wzmocnienie statusu pacjentéw i opiekunéw

Zalecenia

Decydenci na szczeblu krajowym powinni
podja¢ dziatania w celu:

UE powinna zapewni¢ wsparcie poprzez:

e Promowania wspolnego podejmowania decyzji i
samodzielno$¢ chorych na kardiomiopatie i opiekunéw na
cafej $ciezce opieki poprzez inicjatywy edukacyjne,
poprawe komunikacji pacjent-lekarz, programy opieki
przejsciowej i cyfrowe narzedzia prozdrowotne
opracowane dla konkretnych choréb

e Zapewnienia pacjentom i opiekunom lepszego
dostepu i kontroli nad elektronicznymi danymi
osobowymi dotyczgcymi zdrowia

e Rozszerzenia udziatu pacjentéw i opiekunéw w
podejmowaniu decyzji dotyczgcych badan naukowych
(np. w wyznaczaniu priorytetéw i w ramach komisji
bioetycznych)

e \Wigczenia pacjentow i opiekunéw w podejmowanie
decyzji w zakresie polityki dotyczacej opieki zdrowotnej,
Swiadczen i technologii

e Organy promujace edukacje pacjentow, ERN GUARD-
Heart, Europejska Akademie Pacjenta w dziedzinie
Innowaciji Terapeutycznych

o Konkretne projekty finansowane ze srodkéw
UE (np. program EU4Health)

e Wspieranie wymiany najlepszych praktyk (inicjatywa
Healthier Together i portal najlepszych praktyk UE)
o Wykorzystanie europejskiej przestrzeni danych

dotyczacych zdrowia w celu poprawy dostepnosci
danych

e Wykorzystanie nowego systemu wprowadzonego
Rozporzadzeniem UE w sprawie ocena technologii
medycznych (HTA) w celu zwigkszenia udziatu
pacjentow w HTA

Pacjenci pragng zy¢ tak normalnie, jak to mozliwe i by¢ traktowani z szacunkiem jako partnerzy w kontekscie oferowanej
im opieki. Wzmacnianie statusu pacjentéw mozna zdefiniowa¢ jako ,proces pomagajacy ludziom odzyska¢ kontrole na
wiasnym zyciem i zwiekszy¢ zdolnos¢ dziatania w obszarach, ktére sami uznajg za istotne”.» Osiggnigcie tych celow
wymaga potgczenia podejs¢ obejmujgcych wspodlne podejmowanie decyzji, samodzielno$¢ i wiedze na temat zdrowia.

Wspolne podejmowanie decyzji oznacza, ze decyzje
dotyczace zdrowia podejmujg wspdlnie lekarze i pacjenci po
omowieniu dostepnych opcji, potencjalnych korzysci i zagrozen,
biorgc pod uwage wartosci i preferencje pacjenta®® — przyktadem
moze by¢ decyzja dotyczaca wszczepienia kardiowertera-
defibrylatora.25

Samoopieka obejmuje przestrzeganie przez pacjentow i
opiekunoéw wytycznych dotyczgcych stosowania lekow,
diety i trybu zycia, monitorowanie objawéw oraz
reagowanie na kazde pogorszenie stanu zdrowia.®

Stawianie na wspdlne podejmowanie decyzji i samoopieke w
kontekscie zajmowania sie chorymi na kardiomiopatie stanowi
sedno podej$cia zorientowanego na pacjenta i klucz do poprawy
wynikéw leczenia. W przypadku decydentéw oznacza to
wsparcie dla:

Poszerzania wiedzy na temat zdrowia poprzez inicjatywy
edukacyjne w celu zapewnienia chorym i opiekunom dostepu
do podanych w sposéb przystepny informacji (w tym napisanych
z mysla o pacjentach wersji wytycznych klinicznych). Prace ERN
GUARD-Heart mozna wykorzysta¢ na szczeblu krajowym, gdyz
sie¢ ta juz obecnie oferuje pacjentom informacje w réznych
jezykach europejskich i organizuje sympozja edukacyjne dla
pacjentow, rodzin i stowarzyszen. Do ksztatcenia pacjentéw i
rodzin nalezy tez w miare mozliwosci wykorzysta¢ media
spofecznosciowe.
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Poprawy komunikacji pomiedzy pacjentem a lekarzem
wsrdd pracownikéw stuzby zdrowia, pacjentow i opiekundéw, w
tym zapewnienie odpowiedniego czasu i mozliwosci do
komunikacji podczas konsultacji.®®

Programow opieki przejsciowej: Nastoletni pacjenci z
kardiomiopatig wymagaja szczegolnego wsparcia w procesie
przejécia od opieki pediatrycznej do opieki dla oséb

petnoletnich, poniewaz wigze sig to z rozszerzeniem znaczenia
samoopieki. Istniejg europejskie i miedzynarodowe wytyczne
dotyczace opieki przejsciowe;j,® cho¢ nie dotycza konkretnie
chorych na kardiomiopatie.

W rodzinach dotknietych kardiomiopatig dorosli i dzieci oraz
nastolatkowie cierpigcy na te chorobe powinni by¢ pod opieka tego
samego lekarza.

Cyfrowe narzedzia prozdrowotne mogace ufatwi¢
samoopieke®! majg szczegding role do odegrania w
kardiomiopatii. Inicjatywa Healthier Together pokazuje
inspirujgce dobre praktyki stosowania narzedzi cyfrowych w celu
wzmochnienia statusu pacjentéw i opiekundéw poprzez utatwienie
wspolnego podejmowania decyzji, promowanie samodzielnosci i
zapewnianie dostepu do aktualnych wytycznych opartych na
wiedzy naukowej.5 W tym celu nalezy tez wykorzysta¢ EHDS,
zapewniajgc poszczegdlnym osobom szerszy cyfrowy dostep do
ich osobowych danych dotyczacych zdrowia i wieksze
mozliwosci sprawowania kontroli nad tymi danymi.
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Organizacje pacjentéw, petnigce wazng role w
przekazywaniu informacji i zapewnianiu wsparcia oraz
apelowaniu o usprawnienia systemow stuzby zdrowia, w
tym w zakresie opieki skupionej na potrzebach pacjenta.

»Stowarzyszenia rowniez uczestniczq w

Wzmocnienie statusu pacjentéw z kardiomiopatig i ich
opiekunow oznacza tez zwiekszenie ich roli w
podejmowaniu decyzji dotyczgcych badan (np. w
zakresie priorytetéw badawczych i w ramach komisji
bioetycznych oceniajgcych badania kliniczne) oraz
wigczenie w szerszym kontekscie w podejmowanie
decyzji na temat polityki zdrowotnej, Swiadczen i
technologii. Europejska Akademia Pacjentéw w
obszarze Terapii Innowacyjnych (EUPATI) zapewnia
edukacje umozliwiajgcg przedstawicielom pacjentow
wspotprace z interesariuszami w tym zakresie.
Wspdlny system oceny technologii medycznych UE
(HTA,; rozwiniecie inicjatywy EUnetHTA) stanowi
okazje do wzmocnienia roli pacjentow w HTA w catej
Europie.

3.6 Badania i innowacje

Zalecenia

popularyzacji wiedzy poprzez organizowanie
konferencji dla pacjentdw i lekarzy
wyspecjalizowanych w zajmowaniu sie rodzinami
dotknietymi problemem kardiomiopatii oraz
oferowanie kursow szkoleniowych z dziedziny
kardioprotekcji”.
Chorzy na kardiomiopatie, Hiszpania

Decydenci na szczeblu krajowym powinni

UE powinna zapewnic¢

e \Wspieranie badan i innowacji w dziedzinie
kardiomiopatii poprzez projekty badawcze dotyczace
okreslonych obszaréw priorytetowych (Ramka 5)

e Projekty finansowane ze srodkéw UE, np. program
Horizon Europe, w tym Innovative Health Initiative (IHI) i
EIC Pathfinder Challenges

e Misje badawcza w dziedzinie zdrowia ukfadu krgzenia,
wzorowang na misji dotyczacej choréb nowotworowych, w
celu wspierania wspolnotowego Planu dziatania w
dziedzinie zdrowia uktadu krazenia i tworzenia zachet dla
dalszych badan dotyczacych kardiomiopatii

e Odpowiednie elementy infrastruktury badawczej

e \Wykorzystanie Europejskiej przestrzen danych
dotyczacych zdrowia jako bodzca dla
ogdlnoeuropejskiej harmonizacji i wykorzystania
danych na temat opieki w kardiomiopatii

e Utworzenie Europejskiego Centrum Wiedzy na temat
Zdrowia Uktadu Krazenia tgczacego funkcjonujgce
rejestry, platformy elektronicznej dokumentacji

e Odpowiednig polityke wymiany danych, utatwiajacg
prowadzenie badan w dziedzinie zdrowia we wspétpracy

e Rozwigzanie problemu istniejacej niespdjnosci i
zréznicowania krajowych implementacji przepiséow
RODO UE
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Finansowanie badan

Wydatki na badania dotyczgce ChUK sg znacznie w dziedzinie kardiomiopatii nalezy zapewni¢ za
mniejsze, niz w przypadku chorob nowotworowych, cho¢ posrednictwem Horizon Europe, z uwzglednieniem

to wtasnie ChUK stanowig najwieksze wyzwanie dla Innovative Health Initiative i EIC Pathfinder Challenges.
zdrowia w Europie.~ Przyktadem moze by¢ brak W podejmowaniu decyzji na temat priorytetow
priorytetowego potraktowania ChUK w poprzednim badawczych uczestniczy¢ powinny organizacje
programie badawczym UE o nazwie Horizon 2020. W pacjentow.

dziedzinie tej prowadzonych jest zdecydowanie mniej

projektéw finansowanych przez UE niz w innych
obszarach=, nie istnieje tez zaden program porownywalny ,Jesli nie istnieje skuteczna
z Europejskim programem walki z rakiem.

Pobudzanie badan i innowacji powinno stanowi¢ kluczowy
element dziatan na szczeblu europejskim i krajowym Pacjent z ARVC,
zmierzajgcych do poprawy zdrowia ukfadu krgzenia,: ze Niemcy4x
szczegolnym uwzglednieniem wyzwan i niezaspokojonych

terapia, to co z badaniami?”

potrzeb terapeutycznych (Ramka 4). Selektywne
finansowanie

RAMKA 5. Priorytety dla badan i innowacji w dziedzinie kardiomiopatii

Choroba Postepowanie

Randomizowane badania z grupg
kontrolng opcji leczenia

Epidemiologia (fenotypy kliniczne i
czestosc¢ wystepowania)

Badania rejestrowe w warunkach
naturalnych nad skutecznoscig i
optacalnoscia opcji leczenia

Mechanizmy (genetyczna,
epigenetyczna i nabyta)

Przebieg (niewydolnos¢ serca, arytmie,

przewlekta, zaawansowana) Opracowanie i wykorzystanie miar oceny

wynikow leczenia przez pacjenta

Opracowanie dokfadniejszych ocen
ryzyka (z uwzglednieniem rezonansu
magnetycznego serca, badan
genetycznych i rozwigzan cyfrowych)

Obciazenie

Pacjenci, opiekunowie i
rodziny: szczegdlnie jakosé

zycia Innowacyjna diagnostyka, rokowanie i
leczenie, ze szczegdlnym

Systemy opieki zdrowotnej: uwzglednieniem medycyny

korzystanie z zasobow opieki spersonalizowanej (w tym terapie DNA

zdrowotnej i koszty i RNA)

Spoteczenstwo: posrednie koszty Innowacyjne metody oferowania opieki

spoteczno-ekonomiczne (np. cyfrowe narzedzia prozdrowotne i

telemedycyna)
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RAMKA 6. Studia przypadkow badan i innowacji w dziedzinie kardiomiopatii.

CureHeart: miedzynarodowa wspétpraca wielu
grup interesariuszy

@CureHeart

HOME ABOUT - WHO WE ARE

Projekt CureHeart (https://cureheart.web.ox.ac. uk)
taczy badaczy z Wielkiej Brytanii, Stanow
Zjednoczonych i Azji oraz partneréw z sektora
komercyjnego i rzecznictwa pacjentéw w celu
opracowania skutecznych terapii genetycznych
zapobiegajgcych kardiomiopatii. Projekt jest czescig
,Big Beat Challenge” — miedzynarodowej nagrody
badawczej, ufundowanej z myslg o rozwigzywaniu
najpilniejszych probleméw pacjentéw z chorobami
serca i uktadu krazenia. W ramach CureHeart badacze
stawiajg sobie za cel naprawe wadliwych genéw w
sercu poprzez prosty zastrzyk w ramie. Projekt
finansuje kwotg 30 milionéw funtéw British Heart
Foundation.

Infrastruktura i polityka

Inwestycje na szczeblu krajowym i wspolnotowym majg
kluczowe znaczenie dla wdrozenia cyfrowych systemow
gromadzenia, analizowania i udostepniania wysokiej
jakosci zharmonizowanych danych w sposob
umozliwiajacy ciggte podnoszenie standardéw analiz
poréwnawczych, praktyki klinicznej i efektéw leczenia.«

Szczegolnie istotne sg rejestry, dostarczajgce na
biezgco danych z praktyki klinicznej dotyczgcych
obcigzen zwigzanych z kardiomiopatig, schematéw
leczenia i zwigzanych z nimi efektow i kosztéw oraz
stanowigc rozszerzenie dziatan miedzynarodowego
rejestru danych o kardiomiopatii prowadzonego przez
ESC+ jak réwniez rejestrow krajowych.

Wazny przyktad wspotpracy w zakresie tworzenia
podobnej platformy gromadzenia pochodzacych z
praktyki klinicznej rejestrowych danych o ChUK
stanowi inicjatywa EuroHeart ESC.

Na szczeblu UE:

Nalezy w petni wykorzysta¢ EHDS w sposob
zapewniajgcy ogolnoeuropejskg harmonizacje i
korzystanie danych z korzyscig dla chorych na
kardiomiopatie.

Niemcy: finansowanie badan
nad kardiomiopatig ze
srodkéw publicznych

W niemieckim Centrum Badan Choréb Uktadu
Krazenia (DZHK) prowadzonych jest kilka
interdyscyplinarnych programéw dotyczgcych
przyczyn genetycznych, modulacji epigenetycznej i
terapii genowych dla okreslonych typow
kardiomiopatii.

Ogodlnokrajowy rejestr pacjentéw z kardiomiopatig
(TORCH) zgromadzit juz ponad 2500 doktadnie
opisanych przypadkéw.

EACH zalecit utworzenie ,Europejskiego Centrum Wiedzy na
temat Zdrowia Uktadu Krgzenia” stanowigcego potgczenie
istniejgcych rejestréw, elektronicznych platform dokumentacji
medycznej, danych wygenerowanych przez pacjentow i
obywateli oraz powigzanych inicjatyw w dziedzinie ChUK w
jedno wspdline przedsiewziecie®, ktére powinno tez
uwzglednia¢ kardiomiopatie.

EACH rekomenduje ponadto prowadzenie misji badawczej w
dziedzinie zdrowia uktadu krgzenia, wzorowanej na misji
dotyczacej choréb nowotworowych, w celu wspierania
wspolnotowego Planu dziatania w dziedzinie zdrowia uktadu
krazenia i tworzenia zachet dla dalszych badan dotyczacych
kardiomiopatii. Wedtug EACH misja ,powinna skoncentrowac¢
sie na przetozeniu wynikéw badan i danych empirycznych na
tworzenie i wdrazanie polityki zdrowotnej na szczeblu UE”.

Kluczowe znaczenie obok infrastruktury ma tworzenie
wiasciwej polityki wymiany danych, utatwiajgcej prowadzenie
badan w dziedzinie zdrowia. Rozwigzania wymaga problem
niespojnosci i zréznicowania krajowych implementac;ji
przepisow RODO UE®%,
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4, Wnioski 1 wezwanie do dziatania

Decydenci w zakresie systemu opieki zdrowotnej na Przedstawione zalecenia stanowig realizacje i
wszystkich szczeblach powinni zda¢ sobie sprawe z uzupetnienie pilnych dziatarn wymaganych do
powaznych skutkéw kardiomiopatii dla pacjentow, zmniejszenia obcigzenia ChUK i osiggniecia celu 3.4
rodzin, opieki zdrowotnej i spoteczenstw, a takze z zrownowazonego rozwoju ONZ w zakresie choréb
niespetnionych potrzeb terapeutycznych na kazdym niezakaznych. Stuzg tez intensyfikacji dziatan na rzecz
etapie ich leczenia, i podjg¢ w zwigzku z tym zwiekszenia ogolnej wytrzymatosci i wzmocnienia
odpowiednie dziatania. Wzywamy decydentéw do zrownowazonego rozwoju systeméw opieki zdrowotnej
podjecia — we wspotpracy ze wszystkimi poprzez koncentracje na wczesnym wykrywaniu choréb,
zainteresowanymi stronami — dziatan réwnym dostepie do opieki skupiajgcej sie na
rekomendowanych w prezentowanym Planie dziatania i pacjentach, a takze poprzez wykorzystanie innowac;ji i
deklarujemy gotowos¢ wigczenia sie w dialog dotyczacy cyfrowych systemoéw zdrowotnych w celu zapewnienia
wspierania tych dziatan. lepszych wynikéw leczenia pacjentow.
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