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- PBC
okiem specjalisty, od diagnozy
do leczenia

Przewlekte zmeczenie, wykraczajace poza ramy fizycznego wyczerpania, oraz uporczywy swiad skory - to codziennosé
chorych na pierwotne zapalenie drég zétciowych (PBC). Dla tych, ktorzy nie odpowiadaja na pierwsza linie leczenia,

opracowano nowoczesne terapie - dostepne w Polsce, ale nierefundowane.
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(ERN RARE-LIVER)

Czym jest PBC i czym rézni si¢ od
innych choréb autoimmunologicznych
watroby?

PBC to rzadka, przewlekta autoimmu-
nologiczna choroba watroby — jesli
nie jest leczona, postepuje. Dochodzi
w niej do uszkadzania przewodzikow
z6tciowych, a akumulacja zotci
i metabolitéw w watrobie wywotuje
proces zapalny i postepujgce wtdknie-
nie narzadu. Na tym podtozu rozwija
sie marskosc i jej powiktania, tagcznie
z niewydolnoscig watroby, konieczno-
Scig transplantacji albo przedwczesna
Smiercia.

PBC wystepuje typowo u kobiet po
45. roku zycia. Czynnikami szybkiej
progresji choroby sg natomiast pte¢
meska i zachorowanie w mtodym
wieku, czesto przed 45. rokiem zycia.

Jakie sa typowe objawy PBC?

To przede wszystkim przewlekte
zmeczenie, ktore nie polega na
meczliwosci miesni. Mdéwimy tu
0 zmeczeniu centralnym, nieuste-
pujgcym nawet po przespanej nocy

u osoby mocno zmobilizowanej
do podjecia aktywnosci. Co trzeci
pacjent cierpi z powodu istotnego
Swigdu skory. Poniewaz te objawy
sg niespecyficzne, pacjenci czesto
nie majg odpowiednio ukierunkowanej
Sciezki diagnostycznej. Lekarze moga
szukac przyczyn zmeczenia w choro-
bach tarczycy, zaburzeniach krwi czy
chorobach reumatologicznych. Swiad
skéry w pierwszej kolejnosci kojarzy
sie natomiast ze zmianami dermato-
logicznymi, alergiami, a nie z chorobag
watroby. To znacznie wydtuza czas
do postawienia prawidtowego rozpo-
znania, czesto liczony w latach.

Jak wyglada proces diagnostyczny
PBC?

Pierwszym krokiem sg tanie badania
krwi — podstawowe proby watrobowe
(AST, ALT, ALP, GGTP oraz bilirubi-
na). W PBC wystepujg podwyzszone
parametry cholestatyczne (fosfa-
tazy zasadowej (ALP) i glutamylo-
transpeptydazy (GTTP) — w takim
przypadku pacjent jest kierowany na

USG jamy brzusznej. Te dwa etapy
diagnostyki sg dostepne u lekarza
POZ. Przewlekta cholestaza (pod-
wyzszona aktywnosé ALP i GGTP)
oraz prawidtowy obraz USG jamy

%

brzusznej powinny by¢ argumentem
za poszerzeniem diagnostyki (w tym
wykonanie autoprzeciwciat czy roz-
wazenie cholangio-MR). Moze by¢
to rowniez odpowiedni moment na
skierowanie do opieki specjalistycz-
nej hepatologa lub gastroenterologa.
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Kluczowe jest szybkie ustalenie przy-
czyny cholestazy i wdrozenie leczenia.

Jako osrodek referencyjny, czto-
nek ERN RARE-LIVER, skupiamy
pacjentow z catej Polski z rzadki-
mi chorobami watroby. W naszej
klinice opiekujemy sie ponad 800
pacjentami z PBC. Badania w gru-
pie pacjentéw z naszego osrodka
pokazuja, ze choroba dotyka coraz
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mtodszych pacjentéw, a ponad
10 proc. pacjentéw stanowig mez-
czyzni, co stanowi czynnik ryzyka
progresji choroby. Badajac perspek-
tywe pacjentéw z PBC, az 40 proc.

pacjentéw zgtasza przewlekte, istotne
zmeczenie, a ponad 30 proc. istotny
Swigd skory.

Czy PBC moze prowadzi¢ do wyklucze-
nia spotecznego?

Wspomniane objawy bardzo istotnie
wptywaja na jakos¢ zycia, zardbwno
fizyczng, jak i psychiczng. Regu-
larnie badamy ten aspekt wptywu
choroby przez specjalne kwestio-
nariusze, w ktérych poza $wigdem
i zmeczeniem pacjent ocenia wptyw
choroby na zdolnosci poznawcze,
funkcjonowanie spoteczne czy
objawy depresji. Sam sSwiad skoéry
bardzo mocno wyklucza spotecznie.
Pacjenci majg poczucie, ze sg oce-
niani przez s$rodowisko jako osoby,
ktére majg problemy z nalezyta
higieng. Z powodu zadrapan na ciele,
az do krwi, zarowno unikaja spotkan
towarzyskich, jak i maja niska jakosc¢
snu. Zmeczenie powoduje z kolei
wycofanie sie z zycia zawodowego,
a wspotwystepujgce zaburzenia snu
pogtebiajg poczucie wyczerpania.
Co wazne, poprawa wynikow badan
z krwi nie zawsze oznacza poprawe
objawdéw choroby.

Jakie sa najnowsze osiagnigcia w le-
czeniu pacjentéw z PBC?

0Od dawna w PBC stosujemy kwas
ursodeoksycholowy [UDCA - red],
na ktoéry odpowiada wysoki odsetek

pacjentow, okoto 65 proc. Dla pozosta-
tych 35 proc. chorych mamy terapie
opartg na fibratach, ktére nie sg zare-
jestrowane w tym wskazaniu i nie sa
refundowane, cho¢ sg tanie i dostepne.
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Pottora roku temu zostaty zarejestro-
wane nowe terapie PBC — selektywni
agonisci receptoréw PPAR. To leki roz-
wijane w tym wskazaniu, jako Il linia
leczenia PBC. Wyniki badan rejestra-
cyjnych pokazaty dobre wyniki terapii
elafibranorem i seladelparem, a kolejne
publikacje potwierdzajg skutecznosé
i pokazujg réowniez pewng poprawe
w leczeniu objawdw. Konieczne jest
wtgczenie ich do mozliwosci leczenia
u naszych pacjentow.

Ozytajwiecej na stronie:
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WAZNE

i dostepu
do nowoczesnych terapii

Cho¢ pierwotne zapalenie drdg zotciowych (PBC) uznawane jest za chorobe rzadka, w rzeczywistosci dotyczy tysigcy

0s6b w Polsce, gtownie kobiet po 40. roku zycia. Niespecyficzne objawy przez dtugi czas nie s3 taczone z dolegliwosciami

ze strony watroby, co opdznia rozpoznanie. O wyzwaniach diagnostycznych, terapeutycznych oraz o stereotypach,

z jakimi mierza sie chorzy, rozmawiamy z Barbarg Pepke, prezeska Fundaciji Gwiazda Nadziei.

Barbara Pepke
Prezes Fundagji
Gwiazda Nadziei, lider
Koalicji Hepatologicznej

W jaki sposob PBC wptywa na codzienne
funkcjonowanie pacjentéw?
Najczestsze objawy, na ktére skarza
sie pacjenci, to przewlekte zmeczenie,
ktdre nie ustepuje mimo odpoczynku
czy po przespanej nocy, oraz bardzo
uporczywy $wigd. W zaawansowanej
chorobie swedzi nawet skora miedzy
palcami. Dolegliwosci nasilajg sie wie-
czorem i utrudniajg sen. Niektorzy
pacjenci polewajg sie wtedy goragca
woda, co przynosi im chwilowg ulge.

Drapanie i $lady uszkodzen na
skorze nie pozostajg niezauwazo-
ne przez otoczenie i spotykajg sie
z krzywdzacymi ocenami. Pacjenci
sg posadzani o brak higieny. Poza
tym panuje przekonanie, ze na cho-
robe watroby trzeba sobie zastuzyc¢
- ze ma to zwigzek z naduzywaniem
alkoholu. Taka stygmatyzacja dziata
przygnebiajgco.

PBC to choroba nie tylko fizyczna,
ale tez mocno obcigzajgca psychike.
Czesto prowadzi do wycofania z zycia
zawodowego i spotecznego.

Jak wyglada obecna sytuacja pacjen-
tow w Polsce? Z jakimi najwiekszymi
wyzwaniami si¢ borykaja?

Problemem jest pézna diagnoza. PBC
dotyczy gtéwnie kobiet po 40. roku
zycia. Objawy choroby czesto sg
bagatelizowane i bywajg ttumaczone
okresem przekwitania. Zanim pacjent-
ka trafi do hepatologa, jest odsytana

do dermatologdw, psychiatréw i leka-
rzy innych specjalizacji. Droga do
diagnozy trwa nawet latami. Wsrod
podopiecznych naszej fundacji sa
panie, u ktorych PBC zdiagnozowano
dopiero w zaawansowanym stadium,
gdy doszto juz do marskosci watroby,
encefalopatii, wodobrzusza i koniecz-
ne byto przeszczepienie watroby.

Kolejnym wyzwaniem jest to, ze
dostepne leczenie nie przynosi efek-
téw u wszystkich chorych. Na obecnie
refundowang terapie [kwas ursode-
oksycholowy - red] reaguje tylko
50-60 proc. pacjentow. Nadziejg dla
pozostatych sg nowe czgsteczki, ktore
juz zostaty zarejestrowane, ale nieste-
ty nie sg jeszcze objete refundacja.
Co wazne, nie tylko spowalniajg one
postep choroby, ale mogg zmniejszy¢
najbardziej dokuczliwe objawy: zme-
czenie i swigd skory.

Jakie zmiany systemowe uwaza pani
dzi$ za najpilniejsze?

Priorytetowa jest refundacja nowych
opcji terapeutycznych dla pacjentow,
ktorzy nie odpowiadajg na dotych-
czasowe leczenie. Powazng barierg
systemowgq jest dostep do poradni
hepatologicznych. W niektérych regio-
nach na wizyte trzeba czekac¢ rok. Dla-
tego tak wazna jest edukacja lekarzy
réznych specjalnosci, aby wczesniej
kojarzyli niespecyficzne objawy z cho-
robami watroby.

W jaki jeszcze sposob Fundacja Gwiazda
Nadziei wspiera osoby z PBC?

Chorzy czesto nie mogg pracowac.
Mamy pod opieka pacjentki po
przeszczepach, zyjace z renty, obar-
czone wielochorobowoscig. Trudno im
zwigza¢ koniec z koricem. Fundacja
wspiera je finansowo ze srodkow
pochodzgcych z 1,5 proc. podatkuy,
ktore gromadza na swoich subkontach.
Refundujemy koszty lekdw, pokrywa-
my wydatki zwigzane z dojazdami
do lekarzy oraz dofinansowujemy
inne potrzeby wynikajace z procesu
leczenia.

2

Oprocz tego jestesmy gtosem
pacjentéw — ambasadorami chorych.
Zabiegamy o ich prawa, dostep do
nowoczesnych terapii, zwigekszamy
Swiadomos¢ na temat chordb watroby
wsrod lekarzy i catego spoteczenstwa,
np. poprzez najnowsza kampanie
,Zdrowa Watroba”".
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