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Wykaz skrótów i akronimów 

AChE acetylocholinoesteraza (ang. acetylcholinesterase) 

AChE-I inhibitor acetylocholinoesterazy (ang. acetylcholinesterase Inhibitor) 

AChR receptor acetylocholiny (ang. acetylcholine receptor) 

AChR-Ab przeciwciała przeciwko receptorowi acetylocholiny (ang. acetylcholine receptor 

antibodies) 

AHSCT autologiczny przeszczep komórek krwiotwórczych (ang. autologous hematopoietic 

stem cell transplantation) 

AOTMiT Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji 

APD Analiza Problemu Decyzyjnego 

ASE niepożądane skutki uboczne (ang. adverse side effects) 

AWMSG Walijska agencja HTA (ang. All Wales Medicines Strategy Group) 

AZA azatiopryna 

b.d. brak danych 

CDA-AMC Kandadyjska agencja HTA (ang./fr. Canada’s Drug Agency/l’Agence des 
médicaments du Canada) 

ChPL charakterystyka produktu leczniczego 

CI przedział ufności (ang. confidence interval) 

CSA cyklosporyna A 

EFG efgartigimod alfa 

EMA Europejska Agencja ds. Leków (ang. European Medicines Agency) 

EOMG miastenia gravis o wczesnym początku (ang. early-onset Myasthenia Gravis) 

FcRn receptor noworodkowy typu Fc (ang. neonatal Fc receptor) 

G-BA Niemiecka agencja HTA (ger. Gemeinsamer Bundesausschuss) 

GKS glikokortykosteroidy 

gMG uogólniona postać miastenii (ang. generalized Myasthenia Gravis) 

GRADE System oceny dowodów i zaleceń (ang. Grading of Recommendations Assessment, 

Development and Evaluation) 

HAS Francuska agencja HTA (fr. Haute Authorite de Sante) 

HNS Hellenic Neurological Society 

HTA ocena technologii medycznych (ang. health technology assessment) 

IA immunoadsorpcja 

INFARMED portugalski urząd ds. leków i produktów zdrowotnych –; 

IQWIG Niemiecka agencja HTA (niem. Institut für Qualität und Wirtschaftlichkeit im 
Gesundheitswesen) 

IV dożylny (ang. intravenous) 

IVIG immunoglobulina podawana dożylnie (ang. intravenous immunoglobulin) 

jMG młodzieńcza postać miastenii (ang. juvenile Myasthenia Gravis) 

LOMG miastenia gravis o późnym początku (ang. late-onset Myasthenia Gravis) 

LRP4 białko 4 związane z receptorem lipoprotein o małej gęstości (ang. low-density 
lipoprotein receptor-related protein 4) 

MG Miastenia Gravis 
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MG-ADL Miastenia Gravis – Aktywności Życia Codziennego (ang. Myasthenia Gravis 

Activities of Daily Living) 

MGC Kompleks Miastenia Gravis (ang. Myasthenia Gravis Composite) 

MG-QoL-15r Zrewidowana 15-punktowa Skala jakości Życia w Miastenii Gravis (ang. revised 15-

item Myasthenia Gravis Quality of Life Scale) 

MMF mykofenolan mofetylu 

MRI rezonans magnetyczny (ang. Magnetic Resonance Imaging) 

MTX metotreksat 

MuSK-Ab przeciwciała przeciwko kinazie specyficznej dla mięśni (ang. muscle-specific 
kinase antibodies) 

MuSK-MG miastenia gravis związana z przeciwciałami przeciwko kinazie specyficznej dla 

mięśni (ang. Muscle-Specific Kinase Myasthenia Gravis) 

MZ Ministerstwo Zdrowia 

n.d. nie dotyczy 

n.r. nie raportowano 

NCPE Irlandzka agencja HTA (ang. National Centre for Pharmacoeconomics) 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

NICE Brytyjska agencja HTA (ang. National Institute for health and Care Excellence) 

NIHR Brytyjski narodowy instytut badawczy (ang. National Institute for Health 
Research) 

NSIST  niesteroidowe leczenie immunosupresyjne (ang. non-steroidal immune-
suppressive treatment) 

NT‑rådet Rada ds. Nowych Terapii, szwedzki organ ekspercki regionów wydający 

rekomendacje (szw. Rådet för nya terapier) 

oMG oczna postać miastenii (ang. ocular Myasthenia Gravis) 

P istotność statystyczna 

PBS Australijska agencja HTA (ang. Pharmaceutical Benefits Scheme) 

PE plazmafereza 

PFS ampułkostrzykawka (ang. pre-filled syringe) 

PICOS populacja, interwencja, komparator, wyniki zdrowotne i typ badań 
(ang. population, intervention, comparison, outcomes, study) 

QALY rok życia skorygowany o jakość (ang. quality‑adjusted life year). 

QMG Ilościowa Miastenia Gravis (ang. Quantitative Myasthenia Gravis) 

QoL jakość życia (ang. Quality of Life) 

RCT randomizowane badanie kliniczne z grupą kontrolną (ang. randomised controlled 
trial) 

RNS elektrostymulacyjna próba nużliwości (ang. repetitive nerve stimulation) 

RSA porozumienie dotyczące podziału ryzyka, (ang. Risk Sharing Arrangement) 

RSS schemat podziału ryzyka (ang. risk sharing scheme) 

SC podskórny (ang. subcutaneous) 

SFEMG elektromiografia pojedynczego włókna mięśniowego (ang. single-fibre 

electromyography) 

SNS portugalski publiczny system ochrony zdrowia (port. Serviço Nacional de Saúde) 

SSN Spanish Society of Neurology 

TGA Therapeutic Goods Administration 
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TK tomografia komputerowa 

TLV Szwedzka Agencja Oceny Technologii Medycznych i Świadczeń Farmaceutycznych 

(szw. Tandvårds‑ och läkemedelsförmånsverket) 

UK Zjednoczone Królestwo, Wielka Brytania 
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Streszczenie 

Cel 

Celem analizy jest zdefiniowanie problemu decyzyjnego dla raportu oceny technologii medycznej 
przygotowywanego w związku z wnioskiem o finansowanie w ramach środków publicznych 
efgartigimodu alfa (Vyvgart®) w postaci roztworu do wstrzykiwań w ampułkostrzykawce stosowanego 
w leczeniu dorosłych pacjentów z uogólnioną postacią miastenii z obecnością przeciwciał przeciwko 
receptorowi dla acetylocholiny (AChR-Ab+), stosujących standardową terapię zgodnie z zapisami 
programu lekowego B.157. Leczenie chorych z uogólnioną postacią miastenii (G.70.0). 

Problem zdrowotny 

Miastenia gravis (MG) jest nabytą chorobą autoimmunologiczną należącą do grupy chorób nerwowo-
mięśniowych. U większości pacjentów w wyniku nadmiernej aktywacji układu immunologicznego 
przeciwciała kierowane są przeciwko receptorom acetylocholiny (AChR-Ab). Autoprzeciwciała IgG 
stanowią podstawowy czynnik w patogenezie MG. Zaburzają przekaźnictwo nerwowo-mięśniowe 
poprzez wiązanie się z receptorami acetylocholiny (AChR), kinazą tyrozynową swoistą dla mięśni 
(MuSK) lub białkiem 4 związanym z receptorem lipoprotein o małej gęstości (LRP4). 

Epidemiologia 

Miastenia jest chorobą rzadką, zgodnie z definicją UE (częstość <1/2000). W Polsce zapadalność na 
miastenię wynosi 2,36/100 000 osób rocznie (częściej u kobiet: 2,54/100 000 vs. 2,16/100 000 
u mężczyzn). Rozpowszechnienie choroby w populacji ogólnej oceniono na 22,65/100 000, wyższe 
u kobiet (27,3/100 000) niż u mężczyzn (17,69/100 000). Średni wiek zachorowania jest niższy u kobiet 
niż u mężczyzn (59,2 vs. 64,1 roku). 

Metody leczenia 

Aktualne leczenie gMG opiera się na czterech głównych strategiach terapeutycznych: 

Leczenie objawowe 

• Podstawowym postępowaniem w przypadku łagodnych objawów jest stosowanie inhibitorów 
cholinoesterazy, które zwiększają stężenie acetylocholiny w obrębie złącza nerwowo-
mięśniowego. 

• Leczenie to umożliwia czasową poprawę stanu klinicznego, jednak jego skuteczność jest 
ograniczona i najczęściej ma charakter przejściowy. 

Leczenie immunosupresyjne 

• W przypadku braku odpowiedzi na inhibitory cholinoesterazy stosuje się leczenie 
immunosupresyjne. 

• Najczęściej używane są glikokortykosteroidy (np. prednizon) oraz azatiopryna. W przypadku 
ich nieskuteczności mogą być stosowane inne leki immunosupresyjne, m.in. cyklofosfamid, 
cyklosporyna A, metotreksat, czy mykofenolan mofetylu. 

• Kortykosteroidy i inne leki immunosupresyjne charakteryzują się istotnym ryzykiem działań 
niepożądanych, zależnych od dawki i czasu terapii (m.in. powikłania metaboliczne, 
hepatotoksyczność, mielotoksyczność, zwiększona podatność na zakażenia oraz ryzyko 
nowotworów). 

Leczenie immunomodulujące 

• Stosowane w szczególnych sytuacjach klinicznych: przełomie miastenicznym, 
w przygotowaniu do tymektomii lub jako terapia pomostowa. 

• Obejmuje plazmaferezę oraz dożylne wlewy immunoglobulin (IVIG). 
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Leczenie biologiczne 

Leczenie biologiczne gMG jest obecnie jednym z najdynamiczniej rozwijających się obszarów terapii 
tej choroby. Biologiczne leki celowane są stosowane u pacjentów z ciężką, uogólnioną postacią 
miastenii, którzy nie odpowiadają na standardowe leczenie. 

W Polsce od kwietnia 2024 uruchomiony został program lekowy B.157, który obejmuje leczenie 
chorych z uogólnioną postacią miastenii. W ramach tego programu refundowane są następujące leki:  

• efgartigimod alfa — postać dożylna; 

• rytuksymab (w wytycznych dotyczących leczenia miastenii uogólnionej często klasyfikowany 
jako terapia immunosupresyjna); 

• rawulizumab; 

• rozanoliksyzumab. 

Leczenie miastenii, szczególnie hospitalizacje i procedury specjalistyczne (plazmafereza, IVIG), 
generuje znaczne koszty systemu ochrony zdrowia. Nowoczesne leki biologiczne mają potencjał 
zmniejszenia kosztów powikłań, hospitalizacji oraz poprawy jakości życia pacjentów.  

Sytuacja refundacyjna 

Zgodnie z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia w sprawie wykazu leków refundowanych w Polsce na 
dzień 1 lipca 2026 r. wymieniony jest efgartigimod alfa (Vyvgart®) w postaci koncentratu do 
sporządzania roztworu do infuzji dożylnej. Wnioskowana postać leku — roztwór do wstrzykiwań 
w ampułkostrzykawce nie jest refundowany.  

Do potencjalnych korzyści wynikających z refundacji postaci podskórnej (ampułkostrzykawki) można 

zaliczyć: 

• Łatwiejsze podanie — możliwość samodzielnego podawania leku przez pacjenta lub opiekuna, 
co ogranicza konieczność wizyt w ośrodku szpitalnym czy ambulatorium. 

• Oszczędność czasu i zasobów — brak konieczności przygotowania infuzji i obecności personelu 
medycznego przez kilka godzin, co zmniejsza obciążenie systemu ochrony zdrowia. 

• Większa wygoda dla pacjenta — krótszy czas podania (20-30 sekund zamiast 1-godzinnej 
infuzji), większa mobilność i komfort w codziennym życiu. 

• Poprawa jakości życia — redukcja częstych hospitalizacji i związanych z nimi kosztów 
pośrednich (dojazdy, absencja w pracy, obciążenie opiekunów). 

• Potencjalne zwiększenie adherencji — prostszy schemat leczenia zwiększa szanse na 
systematyczne przyjmowanie leku. 

• Bezpieczeństwo — ograniczenie ryzyka powikłań związanych z dostępem dożylnym (np. 
infekcje wkłucia, powikłania naczyniowe). 

Refundacja podskórnej postaci efgartigimodu alfa mogłaby zatem przełożyć się zarówno na korzyści 
kliniczne i jakościowe dla pacjentów, jak i na optymalizację wykorzystania zasobów systemu ochrony 
zdrowia. 

Schemat PICOS  

Określony w ramach niniejszej analizy problemu decyzyjnego schemat PICOS (ang. population, 
intervention, comparison, outcome, study type) obejmuje: 

• (P) populację docelową, którą stanowią dorośli pacjenci z uogólnioną postacią miastenii 
z obecnością przeciwciał przeciwko receptorowi dla acetylocholiny (AChR-Ab+), stosujących 
standardową terapię zgodnie z zapisami programu lekowego B.157; 

• (I) wnioskowaną interwencję, którą stanowi Vyvgart® (efgartigimod alfa) w postaci roztworu 
do wstrzykiwań w ampułkostrzykawce, jako leczenie dodane do standardowego postępowania 
leczniczego; 
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• (C) komparatory, do których należą: 

o efgartigimod alfa (Vyvgart®) w postaci koncentratu do sporządzenia roztworu do 
infuzji dożylnej; 

o rawulizumab (Ultomiris®); 

o rozanoliksyzumab (Rystiggo®); 

• (O) wyniki zdrowotne, które obejmują:  

o wyniki z zakresu skuteczności klinicznej: 

▪ zmiana wartości pod względem wyników ciężkości choroby wg MG-ADL; 

▪ zmiana wartości pod względem wyników ciężkości choroby wg QMG; 

▪ odsetek pacjentów, którzy wykazali odpowiedź pod względem MG-ADL; 

▪ odsetek pacjentów, którzy wykazali odpowiedź pod względem QMG; 

▪ odsetek pacjentów, którzy osiągnęli minimalny poziom objawów (MSE, ang. 
minimal symptom expression); 

o parametry farmakodynamiczne: 

▪ zmiana całkowitego poziomu IgG względem wartości wyjściowej; 

▪ zmiana poziomu przeciwciał przeciwko receptorowi acetylocholiny; 

o wyniki z zakresu jakości życia; 

o zdarzenia niepożądane; 

• (S) typ badań, tj.: 

o opracowania pierwotne:  

▪ randomizowane badania kliniczne z grupą kontrolną lub w przypadku ich 

braku — badania obserwacyjne; 

o opracowania wtórne: 

▪ przeglądy systematyczne lub metaanalizy spełniające kryteria przeglądu 
systematycznego; 

o badania efektywności praktycznej: 

▪ jakiekolwiek opracowania oceniające efektywność leku w warunkach 
rzeczywistej praktyki klinicznej.  
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1 Cel analizy 

Celem analizy jest zdefiniowanie problemu decyzyjnego dla raportu oceny technologii 

medycznej przygotowywanego w związku z wnioskiem o finansowaniem w ramach środków 

publicznych efgartigimodu alfa (Vyvgart®) w postaci roztworu do wstrzykiwań podskórnych 

w ampułkostrzykawce. Wskazanie terapeutyczne dotyczy leczenia dorosłych pacjentów 

z uogólnioną postacią miastenii z obecnością przeciwciał przeciwko receptorowi dla 

acetylocholiny (AChR-Ab+), stosujących standardową terapię zgodnie z zapisami programu 

lekowego B.157. 

Celem analizy problemu decyzyjnego jest opis zagadnień kontekstu klinicznego według 

schematu PICOS (ang. population, intervention, comparison, outcomes, study type) 

w odniesieniu do zastosowania efgartigimodu alfa w docelowej populacji chorych: 

• populacja, w której dana interwencja ma być stosowana (P), 

• interwencja (I), 

• komparatory (C), 

• rodzaj badań klinicznych (S).  

W niniejszej analizie problemu decyzyjnego (APD) uwzględniono następujące aspekty:  

• opis problemu zdrowotnego; 

• przegląd aktualnych standardów postępowania terapeutycznego (ang. practice 

guidelines) wraz z uwzględnieniem klasy zaleceń oraz poziomu wiarygodności zgodnie 

z gradacją dowodów naukowych, a także uwzględnieniem pozycji analizowanego 

preparatu w wyżej wymienionych wytycznych klinicznych; 

• przegląd rekomendacji wybranych agencji oceny technologii medycznych 

(ang. health technology assessment, HTA); 

• prezentację analizowanego produktu leczniczego; 

• wybór opcji terapeutycznych, z którymi należy porównać analizowany produkt 

w ramach oceny technologii medycznych, a także zestawienie danych 

farmakologicznych dla alternatywnych opcji terapeutycznych; 

• prezentację efektów zdrowotnych związanych z leczeniem danej jednostki 

chorobowej i jej przebiegu oraz istotnych z perspektywy chorego; 

• prezentację aktualnego statusu finansowania ze środków publicznych analizowanych 

substancji leczniczych; 

• wskazanie propozycji sposobu finansowania analizowanej technologii w ramach 

środków publicznych; 

• schematyczny opis zagadnień kontekstu klinicznego według schematu PICOS. 
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2 Problem zdrowotny 

2.1 Definicja problemu zdrowotnego 

Miastenia gravis (MG) jest nabytą chorobą autoimmunologiczną należącą do grupy chorób 

nerwowo-mięśniowych. U większości pacjentów z MG (ok. 85%) w wyniku nadmiernej 

aktywacji układu immunologicznego przeciwciała pacjentów kierowane są przeciwko 

receptorom acetylocholiny (AChR-Ab), a reszta pacjentów określana jest jako 

seronegatywna. U znacznej części tych pacjentów wykrywa się przeciwciała przeciwko 

mięśniowo-specyficznej kinazie tyrozynowej (MuSK-Ab, ang. muscle specific tyrosine 

kinase). Czynniki te prowadzą do zaburzenia przekaźnictwa nerwowo-mięśniowego, 

skutkiem czego jest osłabienie mięśni różnych części ciała, co ma bezpośredni wpływ na 

motorykę oczu, przełykanie, mowę oraz czynności oddechowe [Sobieszczuk 2021, 

Howard 2021, Stelmasiak-Kozłowska 2016]. 

Znaczna część pacjentów przed 50. rokiem życia ma przetrwałą grasicę, a u niektórych 

diagnozowany jest grasiczak. Jest to najprawdopodobniej spowodowane produkcją 

przeciwciał anty-AChR przez limfocyty grasicy i limfocyty obwodowe stymulowane przez 

komórki grasicy [Kostera-Pruszczyk 2013, Stelmasiak-Kozłowska 2016]. 

Jeżeli objawy ograniczają się do oczu, tj. opadających powiek (ptoza), nawracającego lub 

stałego podwójnego widzenia (diplopia), to mówi się o postaci ocznej miastenii. U większości 

pacjentów z miastenią pierwotnie ograniczoną do postaci ocznej, w ciągu 2 lat dochodzi do 

uogólnienia objawów, rozszerzających osłabienie mięśni na mięśnie opuszkowe, mięśnie 

kończyn górnych i dolnych lub mięśnie osiowe (karku) i oddechowe [Kostera-Pruszczyk 2013]. 

Miastenia często współwystępuje z innymi chorobami autoimmunologicznymi i częściej 

dotyka młodych kobiet. Przebiega z okresami zaostrzeń i poprawy objawów [Stelmasiak-

Kozłowska 2016]. 

2.2 Etiologia i patogeneza 

W miastenii dochodzi do degradacji AChR, w czym pośrednicze wiązanie 2 sąsiednich 

cząsteczek receptora przez przeciwciała dimerowe. U ok. 75% chorych stwierdza się 

przetrwałą grasicę lub jej przerost, u ok. 10% – grasiczaka. W rdzeniu grasicy wykryto AChR 

na komórkach podobnych do komórek mięśniowych, a w ośrodkach rozrodczych stwierdza 

się pobudzone limfocyty B. Miastenia często współistnieje z innymi chorobami 

autoimmunologicznymi, takimi jak choroba Gravesa i Basedowa, reumatoidalne zapalenie 

stawów, toczeń rumieniowaty układowy, zapalenie wielomięśniowe [Szczeklik 2022]. 

Miastenia gravis jest chorobą wieloczynnikową i jej początek najprawdopodobniej związany 

jest z kombinacją czynników genetycznych i środowiskowych [Berrih-Aknin 2014]. 

Predyspozycje genetyczne powiązane są z regionem MHC klas I. i II., podjednostką AChR-α, 

łańcuchem ciężkim i łańcuchem lekkim IgG, FccRII oraz genami TCR. Mimo postulatów, 

że infekcje mogą powodować inicjację większości chorób autoimmunologicznych poprzez 

uszkodzenie tkanek, ekspozycję autoantygenu i aktywację autoreaktywnych limfocytów T, 

rozpoznających homologiczne sekwencje drobnoustrojów za pomocą mimikry molekularnej, 

nie ma jednoznacznych dowodów na to, że infekcje bakteryjne mogą powodować przewlekłą 
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trudnościami z gryzieniem i przełykaniem jedzenia. W zaawansowanych przypadkach 

choroby pacjenci mają problemy nie tylko z przyjmowaniem twardych pokarmów, ale nawet 

z połykaniem śliny [Kostera-Pruszczyk 2013]. 

Objawy kończynowe wiążą się z osłabieniem sobnych grup mięśni kończyn górnych i dolnych, 

co w najgorszych przypadkach uniemożliwia samodzielne poruszanie się. Z kolei osłabienie 

mięśni oddechowych powoduje duszność po wysiłku fizycznym, niewielką lub nasiloną, aż do 

ostrej niewydolności oddechowej (przełom miasteniczny). Objawy te często pociągają za 

sobą osłabienie mięśni osiowych — gównie karku, z opadaniem głowy [Kostera-Pruszczyk 

2013]. 

Znaczący jest także związek miastenii z chorobami grasicy, gdyż u około 10-20% osób 

chorujących na miastenię występują również guzy grasicy, a 60-70% osób cierpi na grasicę 

przetrwałą. Jest to spowodowane najprawdopodobniej produkcją przeciwciał przeciwko 

AChR przez limfocyty grasicy i limfocyty obwodowe stymulowane przez komórki grasicy 

[Stelmasiak-Kozłowska 2016]. 

Miastenia jest chorobą zmienną, w której na natężenie objawów wpływa wiele czynników 

zewnętrznych, takich jak stres, infekcje, niektóre leki czy zaburzenia hormonalne. U części 

pacjentów dochodzi do samoistnej remisji w ciągu pierwszego roku choroby. Jest ona trwała 

lub tymczasowa, co uniemożliwia długookresowe planowanie terapii [Kostera-

Pruszczyk 2013]. 

Naturalny przebieg MG wskazuje, że po upływie pierwszych dwóch lat u 57% chorych 

obserwuje się ogólną poprawę, a u 13% remisję. Mimo to ciężkie osłabienie mięśni może 

wiązać się z wysoką śmiertelnością. U 20% pacjentów stan kliniczny pozostaje bez zmian, 

a śmiertelność związana z chorobą wynosi 5–9%. Pogorszenie po pierwszych dwóch latach 

dotyczy jedynie 4% pacjentów, którzy przeżyli ten okres [Trouth 2012]. Poprawa dostępności 

do skutecznego leczenia w II połowie XX wieku znacznie zredukowała śmiertelność z powodu 

miastenii i obecnie chorzy na miastenię w większości mogą prowadzić zwykły tryb życia, 

włączając w to pracę zawodową [Trouth 2012, Stelmasiak-Kozłowska 2016]. Nie mniej 

w dalszym ciągu śmiertelność pacjentów z miastenią jest wyższa od tej obserwowanej 

w populacji ogólnej. W ogólnokrajowym badaniu pacjentów z AChR-Ab+ gMG w Danii ogólna 

śmiertelność u pacjentów z gMG w latach 1985-2005 była istotnie wyższa niż w populacji 

ogólnej (współczynnik śmiertelności [MRR]: 1,4 [95% CI: 1,2, 1,6]), szczególnie w ciągu 

pierwszych 5 lat od rozpoznania (MRR: 1,7 [95% CI 1,4; 2,0] [Hansen 2016]. Dodatkowo należy 

podkreślić, że część pacjentów, która słabo odpowiada na standardowe leczenie (patrz 

rozdział 2.8), często wymaga stosowania wysokich dawek leków immunosupresyjnych, w tym 

glikokortykosteroidów co może prowadzić do potencjalnych groźnych powikłań zdrowotnych, 

w tym takich, które mogą wpływać na zwiększone ryzyko zgonu. 

2.6 Epidemiologia i obciążenie chorobą 

Dane epidemiologiczne dla Polski oszacowano w oparciu o publikację: Myasthenia Gravis in 

Poland: National Healthcare Database Epidemiological Study [Sobieszczuk 2021]. Zgodnie 

z tymi danymi, zapadalność na miastenię wyniosła 2,36/100 000 (95% CI: 2,2-2,51), przy czym 

dla kobiet wynosiła ona 2,54/100 000 (95% CI: 2,32-2,76), a dla mężczyzn 2,16/100 000 (95% 

CI: 1,95–2,37). Ponadto średni wiek zapadalności jest dla kobiet niższy niż dla mężczyzn 
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wystarczającej odpowiedzi na leczenie stąd większość pacjentów wymaga terapii 

glikokortykosteroidami i NSIST [Sanders 2016, Mehndiratta 2014]. Immunosupresja z kolei 

często prowadzi do zdarzeń niepożądanych i niewystarczającego złagodzenia objawów. 

Długotrwałe stosowanie immunosupersji naraża pacjentów na poważne zdarzenia 

niepożądane, które mogą obejmować toksyczność dla wątroby i szpiku kostnego, nowotwory 

złośliwe i zwiększone ryzyko zakażenia [Sanders 2016, MGFA 2021]. 

Niezaspokojona potrzeba medyczna dotyczy również zapewnienia pacjentom szerszego 

dostępu do nowoczesnych terapii celowanych w ramach obowiązującego programu 

lekowego. W Polsce od kwietnia 2024 r. funkcjonuje program lekowy B.157 „Leczenie chorych 

z uogólnioną postacią miastenii”, w ramach którego refundowane są wybrane terapie 

biologiczne, w tym efgartigimod alfa w postaci dożylnej. Jednak postać podskórna 

efgartigimodu alfa pozostaje nierefundowana, mimo że odpowiada na istotne potrzeby 

praktyczne pacjentów wymagających przewlekłego leczenia. 

Z perspektywy chorego oraz organizacji opieki zdrowotnej istotne znaczenie ma nie tylko 

skuteczność leczenia, ale również sposób jego podawania. Postać podskórna może stanowić 

odpowiedź na potrzeby pacjentów, dla których długotrwałe leczenie dożylne wiąże się 

z dodatkowym obciążeniem organizacyjnym i czasowym. Zgodnie z charakterystyką produktu 

leczniczego, po odpowiednim przeszkoleniu kolejne podania mogą odbywać się w warunkach 

domowych przez pacjenta lub opiekuna, a samo wstrzyknięcie trwa około 20–30 sekund. 

W porównaniu z podaniem dożylnym może to oznaczać większą wygodę terapii, mniejsze 

obciążenie ośrodków realizujących program lekowy oraz ograniczenie niedogodności 

związanych z koniecznością regularnych wizyt w placówce medycznej. 

Tym samym niezaspokojona potrzeba medyczna w gMG obejmuje obecnie zarówno potrzebę 

stosowania terapii skutecznych, dobrze tolerowanych i ukierunkowanych na mechanizm 

choroby, jak i potrzebę poprawy dostępności leczenia w formach bardziej dogodnych dla 

pacjenta i systemu ochrony zdrowia. W szczególności dotyczy to chorych, którzy mimo 

stosowania standardowej terapii pozostają objawowi, źle tolerują leczenie 

immunosupresyjne lub wymagają rozwiązań terapeutycznych lepiej odpowiadających 

długoterminowemu, przewlekłemu charakterowi choroby. 

2.8 Aktualne postępowanie medyczne 

2.8.1 Leczenie objawowe 

Terapię celowaną w miastenię zazwyczaj rozpoczyna się od leczenia objawowego, 

preparatami będącymi inhibitorami acetylocholinoesterazy. W Polsce dostępny jest jeden 

taki preparat: Mestinon® (bromek pirydostygminy) w postaci tabletek działających przez 3-

4h od przyjęcia. W przypadku braku zadowalających efektów leczenia maksymalną dawką 

lub gdy objawy cholinergiczne nie pozwalają na kontynuację leczenia inhibitorami 

acetylocholinoesterazy, zaleca się podjęcie leczenia immunosupresyjnego [Kostera-

Pruszczyk 2013]. 
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2.8.2 Leczenie immunosupresyjne 

Terapia immunosupresyjna w przypadku leczenia miastenii trwa przez co najmniej 6 miesięcy 

do zazwyczaj 1-2 lat. Jednak przy ciężkim przebiegu choroby może trwać ona całe życie 

pacjenta. Najczęściej stosowanymi immunosupresantami są: 

• glikokortykosteroidy — leki pierwszego wyboru w leczeniu immunosupresyjnym, 

gdy leczenie objawowe okazało się nieskuteczne lub u pacjentów z nasilającymi się 

objawami opuszkowymi bądź kończynowymi; także u pacjentów przygotowujących 

się do tymektomii lub u pacjentów po tymektomii która nie przyniosła poprawy; 

najczęściej stosowany jest prednizon; 

• azatiopryna — zalecana pacjentom nie mogącym stosować glikokortykosteroidów 

z różnych powodów zdrowotnych, ale też podawana jest łącznie z nimi, kiedy nie 

udaje się uzyskać wystarczającej kontroli objawów poprzez monoterapię 

glikokortykosteroidami lub aby zredukować wysokie ich dawki; 

• cyklofosfamid — stosowany u pacjentów z miastenią o ciężkim przebiegu;  

• metotreksat i mykofenolan mofetylu — rzadko stosowane leki [Kostera-Pruszczyk 

2013]. 

2.8.2.1 Steroidooporność w miastenii 

Istnieje grupa pacjentów z miastenią, którzy mają słabą odpowiedź kliniczną. Dwa duże 

badania przekrojowe wykazały, że istniała grupa pacjentów, którzy nie osiągnęli 

minimalnego statusu manifestacji objawów choroby (MMS, ang. Minimal manifestation 

state), pomimo wysokich dawek prednizonu [Kaminski 2022]. Jak dotąd nie poznano cech 

predykcyjnych steroidooporności u pacjentów [Imai 2015]. 

Oporność na leczenie może wynikać z trzech szerokich i potencjalnie nakładających się 

powodów: 

• brak wpływu glikokortykosteroidów na podstawowe mechanizmy choroby; 

• nadmierna podatność na działania niepożądane kortykosteroidów, które upośledzają 

zdolność do osiągania dawek terapeutycznych; 

• zmienność fenotypowa wśród pacjentów, która ogranicza odpowiedź biologiczną na 

kortykosteroidy. 

Grupę pacjentów ze steroidoopornością stanowi 20–30% pacjentów z miastenią 

[Kaminski 2022]. 

2.8.2.2 Powikłania steroidoterapii przewlekłej 

Miastenia jest zwykle chorobą przewlekłą przez co skutki uboczne ekspozycji na długotrwałe 

stosowanie steroidów lub innych leków immunosupresyjnych mogą dramatycznie wpłynąć na 

długość lub jakość życia [Alhaidar 2022]. 

Stosowanie przewlekłej kortykosteroidoterapii charakteryzuje się niekorzystnym profilem 

bezpieczeństwa, w tym przede wszystkim metabolicznych działań ubocznych. Powikłania 

przewlekłego stosowania steroidów zależą od dawki oraz czasu leczenia, co w przypadku 
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miastenii stanowi poważny problem terapeutyczny. Z powodu niekorzystnego profilu działań 

niepożądanych steroidoterapię często stosuje się w skojarzeniu z innym lekiem 

immunosupresyjnym umożliwiającym redukcję dawek steroidów [Baranowski 2019]. 

Według publikacji dotyczącej powikłań przewlekłej kortykosteroidoterapii wymienionych 

jest szereg skutków ubocznych tej terapii (powikłań). Nadmiar steroidów wywołuje 

hiperkortyzolemię i zespół Cushinga. Glikokortykosteroidy (GKS) zmniejszają zużycie glukozy 

w tkankach, nasilają glukoneogenezę, co prowadzi do zwiększenia stężenia glukozy we krwi, 

tj. hiperglikemii. Wstrzymują syntezę białek w organizmie, a nasilają ich rozkład. Pod 

wpływem glikokortykosteroidów rozbiciu ulegają białkowe kompleksy immunologiczne, co 

jest przyczyną ich działania immunosupresyjnego. GKS zmniejszają wchłanianie wapnia 

z jelit, a nasilają jego wydalanie z moczem, co może powodować zaburzenia w układzie 

kostnym takie jak osteoporoza czy złamania patologiczne. Przebudowują również tkankę 

tłuszczową, powodując charakterystyczne przemieszczenie się jej depozytów, co może 

skutkować m. in. występowaniem bawolego karku, otyłości brzusznej, chudych kończyn, 

nazywanych też otyłością typu Cushinga. W większych stężeniach GKS wywołują zaburzenia 

elektrolitowe — zatrzymanie w organizmie wody i jonów sodu prowadzące do obrzęków 

i wzrostu ciśnienia tętniczego. Długotrwałe podawanie może doprowadzić do zaniku tkanki 

limfatycznej, osłabiania działania węzłów chłonnych i zmniejszenia liczby limfocytów, 

a w rezultacie do wyraźnego spadku odporności organizmu. Długotrwała terapia 

kortykosteroidami może doprowadzić do zaniku nadnerczy, który może utrzymywać się przez 

lata po wstrzymaniu podawania leku. Nagłe odstawienie kortykosteroidów może 

doprowadzić do ostrej niewydolności nadnerczy, spadku ciśnienia, czy nawet śmierci. 

Poprzez silne działanie immunosupresyjne osłabiona zostaje naturalna odporność organizmu 

co sprawia, że pacjent jest bardziej podatny na wszelkiego typu infekcje bakteryjne, 

grzybicze i wirusowe. W okresie stosowania GKS zdarzają się zaburzenia funkcji powiązanych 

z hormonami płciowymi oraz zaburzenia miesiączkowania. Częste są również zmiany 

neurologiczno-psychiatryczne, tj. euforia, drażliwość, bezsenność, koszmary, napady szału, 

depresja, myśli samobójcze, skłonność do poirytowania i agresji oraz reakcje psychotyczne. 

Pod wpływem stosowanych kortykosteroidów mogą pojawić się także bóle mięśniowe, 

zaburzenia lipidowe prowadzące do otyłości, a także jaskra [Skrobich 2017, Janiec 2006]. 

Z powikłań stosowania przewlekłej steroidoterapii u pacjentów z miastenią szczególnie 

niepożądana jest miopatia posterydowa (katabolizm mięśni skutkujących nasileniem już 

obecnych niedowładów) [Baranowski 2019]. 

Jako najczęściej występujące działania niepożądane leczenia kortykosteroidami wymieniane 

w publikacji dotyczącej leczenia miastenii są: zwiększenie masy ciała, zaburzenia 

miesiączkowania (występujące u 25% pacjentów); osteoporoza (występująca u 20% 

pacjentów); zespół Cushinga (występujący u 15% pacjentów) oraz infekcje, półpasiec, 

nadciśnienie tętnicze (występujące u 10% pacjentów). Rzadziej występującymi działaniami 

niepożądanymi są złamania kości, owrzodzenie żołądka, zaburzenia psychiczne (dotyczące 

3% pacjentów i zaćma (dotyczące 1% pacjentów) [Strugalska-Cynowska 2006]. 

Według danych retrospektywnego badania dotyczącego niepożądanych skutków ubocznych 

(ASE, ang. Adverse side effects) zgłaszanych jako związane z leczeniem kortykosteroidami 

u 39 pacjentów z uogólnioną miastenią, którzy byli leczeni doustnymi kortykosteroidami 

przez ponad 1 rok, mediana liczby ASE wyniosła 2 na pacjenta. Najczęściej występującymi 
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ASE były stan przedcukrzycowy oraz przyrost masy ciała (występujące u 43,6% pacjentów). 

Do innych często występującymi ASE zaliczały się: obrzęki, bezsenność, siniaki, osteopenia, 

drażliwość oraz osteoporoza [Johnson 2021]. Wyniki badania retrospektywnego pokrywają 

się w dużym stopniu z wyżej przytoczonymi danymi literaturowymi. 

Szczegółowe wyniki dla poszczególnych ASE przedstawiono na poniższym wykresie 

(patrz Rys. 1) 

Rys. 1. Liczba pacjentów z danymi ASE z badania Johnson 2021. 

 

2.8.3 Leczenie immunomodulujące 

U chorych na miastenię stosuje się także leczenie immunomodulujące, w którym wyróżnia 

się plazmaferezę oraz podawane dożylnie preparaty immunoglobuliny ludzkiej (IVIG). 

Wskazaniem do rozpoczęcia tego typu leczenia jest: przełom miasteniczny, przygotowanie 

do tymektomii pacjentów ze znacznym nasileniem objawów opuszkowych bądź terapia 

pomostowa poprzedzająca stosowanie immunosupresantów [Kostera-Pruszczyk 2013]. 

2.8.4 Zabiegi chirurgiczne 

Do zabiegów chirurgicznych wyróżnianych w leczeniu miastenii zalicza się tymomektomię 

(usunięcie grasiczaka) oraz tymektomię (usunięcie grasicy). Tymektomia zalecana jest 

u pacjentów z uogólnioną miastenią o wczesnym początku [Kostera-Pruszczyk 2013]. 

2.8.5 Leczenie biologiczne 

Leczenie biologiczne w miastenii jest obecnie jednym z najdynamiczniej rozwijających się 

obszarów terapii tej choroby. Biologiczne leki celowane są stosowane u pacjentów z ciężką, 

uogólnioną postacią miastenii, którzy nie odpowiadają na standardowe leczenie (inhibitory 

acetylocholinoesterazy, klasyczne leki immunosupresyjne, sterydy). 
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Najważniejsze leki biologiczne stosowane w gMG [Gerischer 2025] — poniżej wymieniono 

głównie substancje zarejesrtowane w leczeniu miastenii: 

• Modulatory receptora FcRn (neonatal Fc receptor): 

o Efgartigimod alfa (Vyvgart®) [neurocor.pl]: 

▪ Fragment przeciwciała IgG1, który wiąże się z receptorem FcRn, 

przyspieszając degradację patogennych przeciwciał IgG. 

▪ Powoduje szybki spadek stężenia autoprzeciwciał IgG 

odpowiedzialnych za objawy miastenii. 

▪ Dostępna postać dożylna (refundowana w Polsce od kwietnia 2024 r.) 

i podskórna (ampułkostrzykawka — jeszcze nierefundowana). 

▪ Charakteryzuje się dobrą tolerancją i możliwością stosowania 

w schemacie okresowym. 

o Rozanoliksyzumab (Rystiggo®): 

▪ Rozanoliksyzumab to przeciwciało monoklonalne, które również 

oddziałuje na receptor FcRn, zmniejszając poziom patogennych 

przeciwciał IgG.  

▪ Jest stosowany u pacjentów z miastenią z obecnością przeciwciał 

przeciwko receptorowi acetylocholiny (anti-AChR) lub białku MuSK.  

▪ Rozanoliksyzumab jest refundowany w Polsce od 1 lipca 2026 roku 

w ramach programu lekowego B.157. 

• Inhibitory dopełniacza (C5) 

o Ekulizumab (Soliris®): 

▪ Przeciwciało monoklonalne wiążące składnik C5 dopełniacza, blokuje 

aktywację kaskady dopełniacza. 

▪ Zarejestrowany w UE do leczenia dorosłych pacjentów z gMG 

z dodatnimi przeciwciałami przeciwko receptorowi 

acetylocholinowemu (AChR+). 

▪ Wysoka skuteczność, ale bardzo kosztowna terapia, wymaga 

profilaktycznego szczepienia przeciw meningokokom. 

▪ Aktualnie substancja nie jest refundowana w Polsce we wnioskowanym 

wskazaniu. 

o Rawulizumab (Ultomiris®): 

▪ Przeciwciało o podobnym mechanizmie jak ekulizumab, ale 

o wydłużonym czasie działania (podawane co 8 tygodni zamiast co 

2 tygodnie). 

▪ Zarejestrowany w UE do leczenia gMG AChR+. 

▪ Ułatwia leczenie dzięki mniejszej częstości podawania. 
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▪ Rawulizumab jest refundowany w Polsce od 1 stycznia 2025 roku 

w ramach programu lekowego B.157. 

o Zilukoplan (Zilbrysq®): 

▪ Nowoczesny lek biologiczny stosowany w leczeniu uogólnionej 

miastenii gravis (gMG) u dorosłych pacjentów z dodatnimi 

przeciwciałami przeciwko receptorowi acetylocholiny (AChR).  

▪ Działa poprzez inhibicję składnika C5 układu dopełniacza, co prowadzi 

do zmniejszenia aktywacji dopełniacza i poprawy funkcji 

mięśniowych. 

▪ Aktualnie Zilbrysq® nie jest refundowany w Polsce, jednak w 2026 r. 

przeszedł pełną ocenę HTA i uzyskał pozytywną warunkową 

rekomendację Prezesa AOTMiT w ramach programu lekowego B.157.  

•  Terapie anty-CD20 

o Rytuksymab 

▪ Przeciwciało monoklonalne przeciwko CD20 na limfocytach B. 

▪ Stosowane off-label u pacjentów z gMG, szczególnie w miastenii. 

▪ Wytyczne dotyczące leczenia miastenii uogólnionej często klasyfikują 

rytuksymab jako terapię immunosupresyjną [Gilhus 2024]. Na przykład 

Międzynarodowy Konsensus Ekspertów z 2020 r., wskazuje, że 

rytuksymab jest zalecany jako wczesna opcja leczenia u pacjentów 

z oporną na leczenie miastenią uogólnioną, szczególnie u tych, którzy 

nie odpowiedzieli na inne terapie immunosupresyjne. W związku 

z tym, mimo że rytuksymab jest lekiem biologicznym, w kontekście 

leczenia miastenii uogólnionej często jest klasyfikowany jako terapia 

immunosupresyjna. 

2.9 Rekomendacje i wytyczne kliniczne 

Wyszukiwanie przeprowadzono w dniu 30.06.2026 r. Przeszukano strony towarzystw 

naukowych i agencji opracowujących wytyczne praktyki klinicznej. Zidentyfikowano 

następujące dokumenty wytycznych praktyki klinicznej, ograniczone do tych najbardziej 

aktualnych, opublikowanych w ciągu ostatnich 5 lat: 

• Międzynarodowy Konsensus Ekspertów z 2020 r. (ang. International Consensus 

Guidance for Management of Myasthenia Gravis 2020 Update), stanowiący 

aktualizację wytycznych z 2016 r. [Sanders 2016], International MG Working Group 

(IMGWG) [Narayanaswami 2020]; 

• Konsensus Polskich Ekspertów 2023 - raport Miastenia jako problem kliniczny 

i społeczny. Wyzwania dla optymalizacji opieki nad pacjentem w Polsce [Raport 

Miastenia 2023]; 

• Wytyczne The Association of British Neurologists (ABN), stanowiące aktualizacje 

wytycznych z 2025 roku [ABN 2025]; 
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W stanach nagłych, takich jak przełom miasteniczny, kluczową rolę odgrywa plazmafereza 

i dożylne immunoglobuliny, zapewniające szybką poprawę kliniczną. 

Efgartigimod alfa w wytycznych klinicznych 

W analizowanych wytycznych efgartigimod alfa jest wymieniany jako terapia ukierunkowana 

na receptor FcRn, stosowana jako leczenie dodane do terapii standardowej u dorosłych 

pacjentów z uogólnioną miastenią, przede wszystkim w populacji AChR+ gMG 

z niedostateczną kontrolą choroby pomimo leczenia objawowego i immunosupresyjnego. 

Efgartigimod nie został uwzględniony w najstarszych dokumentach międzynarodowych, tj. 

Sanders 2016 oraz Narayanaswami 2020, co wynika z faktu, że dokumenty te poprzedzały 

rejestrację efgartigimodu i publikację kluczowych danych klinicznych dla tej technologii. 

W nowszych wytycznych efgartigimod jest już wymieniany jako jedna z terapii 

zaawansowanych, obok inhibitorów dopełniacza oraz innych modulatorów FcRn. 

W dokumentach Bleecker 2024, Gilhus 2024, Konsensusie Ekspertów Polskich 2023 oraz HNS 

2025 lek jest uwzględniany jako opcja terapeutyczna, jednak bez odrębnego wyodrębnienia 

postaci podskórnej, przy czym opis często odnosi się przede wszystkim do postaci dożylnej. 

Postać podskórna efgartigimodu została natomiast jednoznacznie wyszczególniona 

w nowszych rekomendacjach: ABN 2025, Cruz 2026, Fionda 2026, GNS 2024 oraz SSN 2025. 

W dokumentach tych przedstawiono ją obok postaci dożylnej jako formę podania tej samej 

terapii ukierunkowanej na receptor FcRn. Wytyczne te zasadniczo nie wskazują odrębnych 

klinicznych kryteriów wyboru postaci podskórnej względem dożylnej. Wyjątek stanowią 

portugalskie rekomendacje Cruz 2026, w których podano praktyczne aspekty wyboru drogi 

podania. Zgodnie z tym dokumentem wybór pomiędzy efgartigimodem IV, efgartigimodem 

SC oraz rozanoliksyzumabem SC powinien być indywidualizowany z uwzględnieniem 

preferencji pacjenta dotyczących drogi i częstości podania, a także przewidywanego 

przestrzegania zaleceń terapeutycznych. 

2.10 Wybór populacji docelowej 

Zgodnie z uzgodnionym projektem programu lekowego (patrz Aneks 1 —szczegółowe kryteria 

włączenia) populację docelową stanowią pacjenci: 

• wiek: 18 lat i powyżej; 

• rozpoznanie miastenii uogólnionej, według Myasthenia Gravis Foundation of America 

(MGFA): klasa II, III lub IV; 

• całkowity wynik w skali MG-działania życia codziennego (MG-ADL) ≥ 5, w tym 

minimum 50% uzyskanych punktów z objawów pozaocznych; 

• adekwatna wydolność narządowa określona na podstawie wyników badań 

laboratoryjnych krwi zgodnie z zapisami aktualnej ChPL; 

• brak istotnych chorób współistniejących stanowiących przeciwskazanie do terapii 

stwierdzonych przez lekarza prowadzącego w oparciu o aktualną ChPL; 

• wykluczenie okresu ciąży lub karmienia piersią 

Wszystkie kryteria muszą być spełnione łącznie. 
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Tak zdefiniowana populacja docelowa jest węższa niż populacja zgodna z zarejestrowanym 

wskazaniem, podanym w ChPL, która obejmuje leczenie uzupełniające do standardowej 

terapii dorosłych pacjentów z uogólnioną miastenią rzekomoporaźną (gMG), u których 

stwierdzono obecność przeciwciał przeciwko receptorowi acetylocholiny (AChR).  
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pacjenta lub opiekuna po odpowiednim przeszkoleniu w zakresie techniki wykonywania 

wstrzyknięć podskórnych. 

Zalecana dawka to 1 000 mg w postaci wstrzyknięć podawanych podskórnie w cyklach raz 

w tygodniu przez 4 tygodnie. Kolejne cykle leczenia należy podawać zgodnie z oceną 

kliniczną. Częstotliwość cykli leczenia może się różnić w zależności od pacjenta 

W programie badań klinicznych najwcześniejszy czas rozpoczęcia kolejnego cyklu leczenia 

wynosił 7 tygodni od pierwszego wlewu w poprzednim cyklu. 

U pacjentów otrzymujących obecnie efgartigimod alfa dożylnie można alternatywnie 

zastosować roztwór do wstrzykiwań podskórnych. Taką zmianę postaci produktu leczniczego 

zaleca się wprowadzać na początku nowego cyklu leczenia. Brak danych dotyczących 

bezpieczeństwa i skuteczności u pacjentów zmieniających produkty w tym samym cyklu. 

Pominięta dawka  

Należy zachować odstęp co najmniej 3 dni między dwoma kolejnymi podaniami. Jeśli 

podania nie mogą zostać wykonane w zaplanowanym punkcie czasowym, należy je wykonać 

tak szybko, jak to możliwe i co najmniej 3 dni przed następnym podaniem. Jeśli do 

następnego podania pozostało mniej niż 3 dni, pominiętą dawkę należy opuścić, a kolejną 

dawkę należy podać w zaplanowanym punkcie czasowym. 

Populacje specjalne  

Osoby w podeszłym wieku 

Nie ma konieczności dostosowania dawki u pacjentów w wieku 65 lat i starszych. 

Zaburzenia czynności nerek  

Dostępne są ograniczone dane dotyczące bezpieczeństwa stosowania i skuteczności 

u pacjentów z łagodnymi zaburzeniami czynności nerek. Nie ma konieczności dostosowania 

dawki u takich pacjentów. Dane dotyczące bezpieczeństwa stosowania i skuteczności 

u pacjentów z umiarkowanymi lub ciężkimi zaburzeniami czynności nerek są bardzo 

ograniczone. 

Zaburzenia czynności wątroby  

Dane dotyczące pacjentów z zaburzeniami czynności wątroby nie są dostępne. Nie ma 

konieczności dostosowania dawki u pacjentów z zaburzeniami czynności wątroby. 

Dzieci i młodzież 

Nie określono dotychczas bezpieczeństwa stosowania ani skuteczności efgartigimodu alfa 

u dzieci i młodzieży. Dane nie są dostępne. 

Sposób podawania 

Ten produkt leczniczy należy podawać wyłącznie poprzez wstrzyknięcie podskórne. Nie 

podawać dożylnie. 

Po wyjęciu ampułkostrzykawki z lodówki należy odczekać co najmniej 30 minut przed 

wstrzyknięciem, aby roztwór osiągnął temperaturę pokojową. Do ampułkostrzykawki należy 

podłączyć igłę z systemem osłaniającym, która nie jest dołączona do opakowania. Podczas 
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obchodzenia się z ampułkostrzykawką i w trakcie podawania należy stosować technikę 

aseptyczną. Nie wstrząsać ampułkostrzykawką.  

Podczas początkowych podań efgartigimodu alfa należy przygotować do natychmiastowego 

użycia odpowiednie środki stosowane w razie wystąpienia reakcji na wstrzyknięcie i reakcji 

nadwrażliwości. Zalecane miejsca wstrzyknięć (brzuch) należy zmieniać i nie wolno 

wstrzykiwać produktu leczniczego w znamiona, blizny lub miejsca, gdzie skóra jest tkliwa, 

zasiniona, zaczerwieniona albo stwardniała. Produkt leczniczy należy wstrzyknąć w ciągu 

około 20 do 30 sekund. Wstrzyknięcie można spowolnić, jeśli pacjent odczuwa dyskomfort. 

Pierwsze samodzielne wstrzyknięcie należy zawsze przeprowadzić pod nadzorem pracownika 

służby zdrowia. Po odpowiednim przeszkoleniu w zakresie techniki wstrzyknięć podskórnych 

pacjenci lub opiekunowie mogą wstrzykiwać produkt leczniczy w domu, jeśli pracownik 

służby zdrowia uzna, że jest to właściwe. Należy poinformować pacjentów lub ich 

opiekunów, aby wstrzykiwali produkt leczniczy Vyvgart zgodnie ze wskazówkami podanymi 

w ulotce dla pacjenta. Pełna instrukcja podawania produktu leczniczego znajduje się 

w instrukcji użycia zawartej w ulotce dołączonej do opakowania. 

Grupa farmakoterapeutyczna: Leki immunosupresyjne, selektywne leki immunosupresyjne, 

kod ATC: L04AA58 

Mechanizm działania  

Efgartigimod alfa to fragment ludzkiego przeciwciała IgG1 skonstruowany w taki sposób, aby 

zwiększyć jego powinowactwo do noworodkowego receptora Fc (FcRn). Efgartigimod alfa 

wiąże się z FcRn, co powoduje zmniejszenie stężenia przeciwciał IgG w krążeniu, w tym 

patogennych autoprzeciwciał IgG. Efgartigimod alfa nie wpływa na stężenie innych 

immunoglobulin (IgA, IgD, IgE lub IgM) i nie zmniejsza stężenia albumin. 

Autoprzeciwciała IgG stanowią podstawowy czynnik w patogenezie chorób 

autoimmunologicznych zależnych od IgG. 

W MG zaburzają one przekaźnictwo nerwowo-mięśniowe poprzez wiązanie się z receptorami 

acetylocholiny (AChR), kinazą tyrozynową swoistą dla mięśni (MuSK) lub białkiem 

4 związanym z receptorem lipoprotein o małej gęstości (LRP4). 

3.1.4 Przeciwwskazania 

Nadwrażliwość na substancję czynną lub na którąkolwiek substancję pomocniczą. 

3.1.5 Przedawkowanie 

Nie są znane specyficzne objawy przedmiotowe i podmiotowe przedawkowania 

efgartigimodu alfa. W razie przedawkowania nie oczekuje się, że działania niepożądane będą 

różnić się od tych obserwowanych przy zalecanej dawce. Należy monitorować pacjentów 

pod kątem działań niepożądanych i rozpocząć odpowiednie leczenie objawowe 

i wspomagające. Nie ma swoistego antidotum w przypadku przedawkowania efgartigimodu 

alfa. 
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najwyższa w pierwszym cyklu leczenia, kiedy zgłoszono je u 36,3% (61/168) pacjentów, 

a następnie, w drugim, trzecim i czwartym cyklu leczenia, malała do, odpowiednio, 20,1% 

(30/149), 15,4% (18/117) i 12,5% (10/80) pacjentów. W zbiorczym zestawie danych z 2 badań 

klinicznych przeprowadzonych u pacjentów z CIDP, którym podawano w sposób ciągły 

efgartigimod alfa w postaci podskórnej, częstość występowania reakcji w miejscu 

wstrzyknięcia wynosiła 26% (61/235). Analiza w odstępach 3-miesięcznych wykazała, że 

odsetek uczestników z reakcjami w miejscu wstrzyknięcia był najwyższy w pierwszych 

3 miesiącach leczenia (73 [22,2%] uczestników) i zmniejszał się w kolejnych 3-miesięcznych 

odstępach (zakres: od 0 do 17 [6,8%] uczestników) 

Zakażenia  

W badaniu ARGX-113-1704 kontrolowanym placebo, w którym efgartigimod alfa podawano 

dożylnie, najczęściej zgłaszanymi działaniami niepożądanymi były zakażenia, przy czym 

najczęściej zgłaszano infekcje górnych dróg oddechowych (u 10,7% [n = 9] pacjentów 

leczonych efgartigimodem alfa podawanym dożylnie i 4,8% [n = 4] pacjentów otrzymujących 

placebo) oraz infekcje dróg moczowych (u 9,5% [n = 8] pacjentów leczonych efgartigimodem 

alfa podawanym dożylnie i 4,8% [n = 4] pacjentów otrzymujących placebo). Zakażenia te 

miały nasilenie łagodne do umiarkowanego u pacjentów, którzy otrzymywali efgartigimod 

alfa dożylnie (≤ stopnia 2. zgodnie z kryteriami Common Terminology Criteria for Adverse 

Events). Ogółem zakażenia związane z leczeniem zgłoszono u 46,4% (n = 39) pacjentów 

leczonych efgartigimodem alfa podawanym dożylnie i 37,3% (n = 31) pacjentów 

otrzymujących placebo. Mediana czasu od rozpoczęcia leczenia do wystąpienia zakażenia 

wynosiła 6 tygodni. Częstość występowania zakażeń nie wzrastała w kolejnych cyklach 

leczenia. Z powodu zakażenia leczenie przerwano lub czasowo wstrzymano u mniej niż 2% 

pacjentów.  

Ból głowy związany z zabiegiem  

Ból głowy związany z zabiegiem zgłoszono u 4,8% pacjentów leczonych efgartigimodem alfa 

podawanym dożylnie i u 1,2% pacjentów otrzymujących placebo. Ból głowy związany 

z zabiegiem zgłaszano, gdy uznano, że ból głowy jest czasowo związany z wlewem dożylnym 

efgartigimodu alfa. Wszystkie przypadki bólu głowy były łagodne lub umiarkowane, 

z wyjątkiem jednego zdarzenia, które zgłoszono jako ciężkie (stopień 3). 

Wszystkie inne działania niepożądane były łagodne lub umiarkowane, z wyjątkiem jednego 

przypadku bóli mięśniowych (stopień 3).  

3.1.7 Kompetencje personelu 

Leczenie musi być rozpoczęte i nadzorowane przez lekarza doświadczonego w leczeniu 

pacjentów z zaburzeniami nerwowo-mięśniowymi. Pierwszy cykl leczenia i pierwsze podanie 

drugiego cyklu leczenia musi wstrzykiwać pracownik służby zdrowia lub odbywać się pod 

jego nadzorem. 

3.2 Status refundacyjny w Polsce 

Zgodnie z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia w sprawie wykazu refundowanych leków, 

środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych 

na dzień 1 lipca 2026 r., efgartigimod alfa w postaci roztworu do wstrzykiwań 
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4 Technologie opcjonalne 

4.1 Wybór technologii opcjonalnych 

dla wnioskowanego wskazania 

Zgodnie z Rozporządzeniem Ministra Zdrowia z dnia 24 października 2023 r. w sprawie 

minimalnych wymagań, jakie muszą spełniać analizy uwzględnione we wnioskach o objęcie 

refundacją i ustalenie ceny zbytu netto, o objęcie refundacją i ustalenie ceny zbytu netto 

technologii lekowej o wysokiej wartości klinicznej oraz o podwyższenie ceny zbytu netto 

leku, środka spożywczego specjalnego przeznaczenia żywieniowego i wyrobu medycznego, 

które nie mają odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu, porównanie technologii 

wnioskowanej należy przeprowadzić z refundowanymi technologiami opcjonalnymi, 

a w przypadku braku refundowanych technologii opcjonalnych – z innymi technologiami 

opcjonalnymi [Rozporządzenie MZ 2023]. 

Zgodnie z Wytycznymi oceny technologii medycznych (HTA): Komparatorem dla ocenianej 

interwencji w pierwszej kolejności musi być istniejąca (aktualna) praktyka medyczna, czyli 

sposób postępowania, który w praktyce medycznej prawdopodobnie zostanie zastąpiony 

przez ocenianą technologię [AOTMiT 2016]. 

W chwili obecnej w Polsce pacjenci z wnioskowanym wskazaniem leczeni są w ramach 

programu lekowego: B.157. W ramach powyższego programu refundowane są następujące 

substancje: 

• rytuksymab; 

• efgartigimod alfa w postaci roztworu do infuzji dożylnej; 

• rawulizumab; 

• rozanoliksyzumab. 

Efgartigimod alfa w postaci koncentratu do sporządzania roztworu do infuzji 

Jak wspomniano powyżej, efgartigimod alfa w postaci koncentratu do sporządzania roztworu 

do infuzji dożylnej jest obecnie objęty refundacją w ramach programu lekowego B.157. 

Wnioskowana podskórna postać preparatu zawiera tę samą substancję czynną co postać 

dożylna oraz posiada to samo wskazanie rejestracyjne [ChPL Vyvgart], różniąc się wyłącznie 

drogą podania. W związku z tym dożylny efgartigimod alfa stanowi technologię opcjonalną 

względem wnioskowanej postaci podskórnej. 

Należy podkreślić, że postać dożylna stanowi główny komparator dla postaci podskórnej: 

• Obie formulacje zawierają tę samą substancję czynną – efgartigimod alfa – co 

oznacza, że ich działanie terapeutyczne w odniesieniu do leczenia uogólnionej 

miastenii jest zasadniczo porównywalne. Różnica pomiędzy nimi dotyczy jedynie 

drogi podania. Podskórna forma preparatu oferuje pacjentom bardziej wygodną 

i elastyczną metodę podania, w tym możliwość samodzielnego stosowania 

w warunkach domowych, bez konieczności każdorazowej wizyty w placówce 

medycznej. 



 

 

 

53 

• Dostępne dane kliniczne wskazują, że obie postacie leku charakteryzują się 

porównywalnym profilem skuteczności i bezpieczeństwa. W konsekwencji można 

oczekiwać, że w praktyce klinicznej będą one traktowane jako równoważne opcje 

terapeutyczne, a wybór pomiędzy nimi będzie w dużej mierze zależał od preferencji 

pacjenta oraz organizacji procesu leczenia. Wprowadzenie postaci podskórnej nie 

zmienia zatem miejsca terapii w ścieżce leczenia, lecz stanowi alternatywny sposób 

podania tej samej technologii lekowej. 

• Podskórna postać efgartigimodu alfa może dodatkowo ograniczyć konieczność wizyt 

w ośrodku oraz procedur związanych z infuzją dożylną, co potencjalnie zmniejsza 

obciążenia organizacyjne zarówno dla pacjentów, jak i dla systemu ochrony zdrowia. 

W praktyce klinicznej należy zatem oczekiwać, że wprowadzenie postaci podskórnej 

będzie prowadzić przede wszystkim do zastępowania obecnie stosowanej postaci 

dożylnej efgartigimodu alfa. 

• Zjawisko takie obserwowano również w przypadku innych terapii biologicznych 

stosowanych w chorobach autoimmunologicznych, w których wprowadzenie postaci 

podskórnej prowadziło do stopniowego przechodzenia pacjentów z postaci dożylnych 

na podskórne, przy zachowaniu ogólnego wolumenu terapii. Przykładem jest 

rytuksymab, dla którego wprowadzenie postaci podskórnej (np. MabThera SC) w 

leczeniu chłoniaków nieziarniczych oraz reumatoidalnego zapalenia stawów wiązało 

się ze zmianą preferencji pacjentów i lekarzy na rzecz tej formy podania, głównie ze 

względu na krótszy czas podania i większą wygodę stosowania [Jang 2021]. 

Rawulizumab 

Zgodnie z Charakterystyką Produktu Leczniczego [ChPL Ultomiris], rawulizumab jest 

zarejestrowany do stosowania m.in. jako terapia dodatkowa do standardowego leczenia 

dorosłych pacjentów z uogólnioną miastemią, u których występują przeciwciała przeciw 

receptorowi acetylocholiny (AChR). Lek objęty jest refundacją w ramach programu lekowego 

B.157 „Leczenie chorych z uogólnioną postacią miastenii (G70.0)”. Zgodnie z zapisami 

programu lekowego, kwalifikacja do leczenia rawulizumabem obejmuje pacjentów 

seropozytywnych (AChR+), u których utrzymują się objawy mimo wcześniejszej terapii. 

Dokumentacja medyczna powinna potwierdzać: 

• stosowanie doustnych kortykosteroidów przez co najmniej 6 miesięcy, w tym 

minimum 3 miesiące w dawce odpowiadającej co najmniej 30 mg prednizonu na 

dobę, 

• leczenie dwoma niesteroidowymi lekami immunosupresyjnymi (co najmniej jeden 

przez 12 miesięcy, drugi przez minimum 6 miesięcy), 

• obecność utrzymujących się objawów istotnie wpływających na codzienne 

funkcjonowanie (co najmniej stopień IIa w klasyfikacji MGFA) oraz ciężkiego 

zaostrzenia wymagającego zastosowania terapii ratunkowej (IVIg lub plazmafereza) 

lub wystąpienia przełomu miastenicznego w ciągu ostatniego roku, 

lub przeciwwskazania do stosowania powyższych terapii, 
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Kwalifikacja obejmuje również pacjentów, u których udokumentowano przeciwwskazania do 

stosowania powyższych terapii albo brak ich tolerancji zgodnie z aktualną Charakterystyką 

Produktu Leczniczego. 

Kryteria kwalifikacji do leczenia efgartigimodem alfa i rawulizumabem w ramach programu 

lekowego są spójne pod względem klinicznym. 

Uwzględniając powyższe, a także fakt, że wytyczne kliniczne pozycjonują obie substancje 

na zbliżonym etapie schematu terapeutycznego (po niepowodzeniu leczenia 

standardowego), rawulizumab również uznano za technologię opcjonalną dla wnioskowanej 

substancji.  

Rozanoliksyzumab 

Zgodnie z Charakterystyką Produktu Leczniczego [ChPL Rystiggo], rozanoliksyzumab jest 

zarejestrowany do stosowania w terapii dodanej oprócz standardowej terapii w leczeniu 

uogólnionej miastenii u dorosłych pacjentów z dodatnim wynikiem badania na obecność 

przeciwciał przeciwko receptorowi acetylocholiny (AChR) lub przeciwciał skierowanych 

przeciw mięśniowo-specyficznemu receptorowi kinazy tyrozyny (MuSK). Lek ten od 1 lipca 

2026 r. został objęty refundacją w ramach programu lekowego B.157 „Leczenie chorych z 

uogólnioną postacią miastenii (G70.0)”. Zgodnie z zapisami programu lekowego, kwalifikacja 

do leczenia rozanoliksyzumabem obejmuje pacjentów posiadających dodatni wynik badania 

na obecność przeciwciał przeciwko receptorowi acetylocholiny (AChR) lub przeciwciał 

przeciwko swoistej dla mięśni kinazie tyrozynowej (MuSK), z utrzymującymi się objawami 

miastenii pomimo dotychczasowego leczenia, u których w wywiadzie udokumentowano: 

• stosowanie doustnych kortykosteroidów przez co najmniej 6 miesięcy, w tym przez 

minimum 3 miesiące w dawce dobowej odpowiadającej co najmniej 30 mg 

prednizonu, 

• stosowanie dwóch niesteroidowych leków immunosupresyjnych, z których jeden był 

stosowany przez co najmniej 12 miesięcy, a drugi przez co najmniej 6 miesięcy, 

• utrzymywanie się objawów istotnie ograniczających codzienne funkcjonowanie 

(MGFA ≥ IIa) oraz wystąpienie ciężkiego zaostrzenia wymagającego leczenia 

ratunkowego (dożylne immunoglobuliny – IVIg lub plazmafereza) albo przełomu 

miastenicznego w ciągu roku poprzedzającego rozpoczęcie terapii dostępnej w 

ramach programu lekowego, 

lub u których udokumentowano przeciwwskazania do stosowania powyższych terapii albo 

brak ich tolerancji zgodnie z aktualną Charakterystyką Produktu Leczniczego. 

Kryteria kwalifikacji do leczenia efgartigimodem alfa i rozanoliksyzumabem w ramach 

programu lekowego są spójne pod względem klinicznym. Ponadto wytyczne kliniczne często 

wymieniają rozanoliksyzumab obok efgartigimodu alfa jako lek ukierunkowany na receptor 

FcRn, stosowany jako leczenie dodane do terapii standardowej u pacjentów z uogólnioną 

miastenią po niepowodzeniu leczenia standardowego. Istotne jest również, że 

rozanoliksyzumab, podobnie jak wnioskowana postać efgartigimodu alfa, jest podawany 

podskórnie.  

Uwzględniając powyższe, rozanoliksyzumab został uznany za technologię opcjonalną dla 

wnioskowanej substancji. 
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Rytuksymab 

Zgodnie z danymi zamieszczonymi w charakterystyce produktu leczniczego [ChPL Riximyo, 

ChPL Ruxience, ChPL Truxima], rytuksymab nie jest obecnie zarejestrowany w leczeniu 

miastenii. Wszelkie zastosowania rytuksymabu w leczeniu tej jednostki chorobowej mają 

charakter pozarejestracyjny (ang. off-label).  

W analizowanych wytycznych klinicznych rytuksymab jest pozycjonowany przede wszystkim 

jako terapia biologiczna ukierunkowana na limfocyty B, znajdująca zastosowanie głównie 

u pacjentów z miastenią MuSK-Ab+ oraz w wybranych przypadkach choroby opornej na 

leczenie standardowe. Nie jest on natomiast konsekwentnie wskazywany jako preferowana 

terapia celowana w populacji pacjentów z uogólnioną miastenią AChR-Ab+, dla której 

wytyczne częściej rekomendują leczenie ukierunkowane na receptor FcRn lub układ 

dopełniacza, w tym efgartigimod: 

• Zgodnie z Międzynarodowym Konsensusem Ekspertów z 2020 r. rytuksymab może być 

rozważany jako wczesna opcja terapeutyczna u pacjentów z MuSK-MG, u których nie 

uzyskano satysfakcjonującej odpowiedzi na początkową immunoterapię. 

W dokumencie podkreślono wysoką skuteczność rytuksymabu w tej podgrupie 

chorych, co znajduje również odzwierciedlenie w polskich rekomendacjach. 

Odmiennie przedstawia się jego rola w populacji AChR-Ab+, w której skuteczność 

rytuksymabu pozostaje niejednoznaczna. W tej grupie lek może być rozważany 

przede wszystkim u pacjentów z chorobą oporną na inne leki immunosupresyjne lub 

u chorych nietolerujących terapii standardowej. 

• Wytyczne GNS 2024 wyraźnie różnicują postępowanie terapeutyczne w zależności od 

statusu przeciwciał. W przypadku wysoko aktywnej AChR-Ab+ gMG wskazywane są 

inhibitory dopełniacza oraz modulatory FcRn, natomiast rytuksymab zachowuje 

szczególnie istotną pozycję w leczeniu MuSK-Ak+ MG, gdzie jest uznawany za 

ugruntowaną opcję terapeutyczną. GNS 2024 dopuszcza rozważenie rytuksymabu 

także w AChR-Ab+ MG, jednak nie pozycjonuje go na równi z terapiami 

zarejestrowanymi dla AChR-Ab+ gMG, tj. inhibitorami dopełniacza i modulatorami 

FcRn. Podobne podejście prezentują wytyczne belgijskie, greckie, włoskie 

i portugalskie, w których rytuksymab rekomendowany jest przede wszystkim 

u pacjentów z MuSK-Ab+ MG albo jako opcja off-label w wybranych przypadkach 

AChR-Ab+ gMG, najczęściej w sytuacji choroby opornej lub nietolerancji leczenia 

standardowego. 

• Wytyczne hiszpańskie SSN 2025, odnoszące się bezpośrednio do populacji AChR+ gMG, 

wskazują, że efgartigimod alfa oraz rawulizumab powinny być priorytetyzowane 

względem rytuksymabu. Uzasadnieniem dla takiego podejścia jest mniejsza ilość 

dostępnych dowodów naukowych dotyczących stosowania rytuksymabu u pacjentów 

z AChR+ gMG, a także większa częstość występowania działań niepożądanych 

w przypadku tej terapii. 

• Relatywnie silniejszą pozycję rytuksymabu w leczeniu uogólnionej miastenii nadają 

wytyczne nordyckie Gilhus 2024 oraz brytyjskie ABN 2025. W dokumencie nordyckim 

rytuksymab wskazano jako alternatywną opcję immunosupresyjną pierwszej linii 

u pacjentów z AChR-Ab+ gMG. Z kolei w wytycznych brytyjskich podkreślono 
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Zgodnie z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia w sprawie wykazu refundowanych leków, 

środków spożywczych specjalnego przeznaczenia żywieniowego oraz wyrobów medycznych 

na 1 lipca 2026 r. [Obwieszczenie MZ], obecnie w leczeniu miastenii finansowane ze środków 

publicznych w Polsce są: 

• w ramach programu lekowego B.157: 

o rytuksymab; 

o efgartigimod alfa; 

o rawulizumab; 

o rozanoliksyzumab; 

• w ramach programu lekowego B.67: 

o immunoglobulina ludzka normalna; 

• w ramach refundacji aptecznej w ramach zarejestrowanego wskazania: 

o bromek pirydostygminy; 

• w ramach refundacji aptecznej w ramach wskazania pozarejestracyjnego: 

o takrolimus; 

o prednizon; 

o mykofenolan mofetylu. 

Zgodnie z powyższym obwieszczeniem ustalono zatem, że w chwili obecnej w Polsce, 

pacjenci z miastenią leczeni są w ramach programów lekowych B.157 Leczenie chorych 

z uogólnioną postacią miastenii i B.67. Leczenie immunoglobulinami chorób 

neurologicznych. W ramach programu B.67 leczy się pacjentów w stanie zaostrzenia, 

z niestabilną chorobą lub w stanie zagrożenia życia, a więc w innej sytuacji klinicznej niż 

wnioskowana. Bromek pirydostygminy wchodzi w skład leczenia standardowego, natomiast 

takrolimus, prednizon i mykofenolan mofetylu nie są zarejestrowane we wskazaniu, jakim 

jest miastenia, a ich zastosowanie u pacjentów z miastenią nie jest uregulowane prawnie. 

Określenie sposobu i poziomu finansowania  

W Tab. 12 zestawiono sposób i poziom finansowania leków refundowanych obecnie w Polsce 

w leczeniu miastenii — dane z aktualnego Obwieszczenia MZ. Uwzględniono jedynie te 

substancje, które stanowią technologie opcjonalne dla wnioskowanego leku. 
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W programie badań klinicznych najwcześniejszy czas rozpoczęcia kolejnego cyklu leczenia 

wynosił 7 tygodni od pierwszego wlewu w poprzednim cyklu.  

U pacjentów o masie ciała 120 kg lub większej zalecana dawka wynosi 1 200 mg (3 fiolki) na 

wlew.  

Pominięta dawka  

Jeśli zaplanowany wlew nie jest możliwy, leczenie można podać do 3 dni przed zaplanowaną 

datą lub do 3 dni po niej. Następnie należy wznowić pierwotny schemat dawkowania, aż do 

zakończenia cyklu leczenia. Jeżeli konieczne jest opóźnienie podania dawki o więcej niż 3 

dni, nie należy podawać dawki, aby zapewnić zachowanie co najmniej 3 dniowego odstępu 

między dwoma kolejnymi dawkami.  

Populacje specjalne 

Osoby w podeszłym wieku  

Nie ma konieczności dostosowania dawki u pacjentów w wieku 65 lat i starszych.  

Zaburzenia czynności nerek  

Dostępne są ograniczone dane dotyczące bezpieczeństwa stosowania i skuteczności 

u pacjentów z łagodnymi zaburzeniami czynności nerek. Nie ma konieczności dostosowania 

dawki u takich pacjentów. Dane dotyczące bezpieczeństwa stosowania i skuteczności 

u pacjentów z umiarkowanymi lub ciężkimi zaburzeniami czynności nerek są bardzo 

ograniczone.  

Zaburzenia czynności wątroby  

Dane dotyczące pacjentów z zaburzeniami czynności wątroby nie są dostępne. Nie ma 

konieczności dostosowania dawki u pacjentów z zaburzeniami czynności wątroby.  

Dzieci i młodzież  

Nie określono dotychczas bezpieczeństwa stosowania ani skuteczności efgartigimodu alfa 

u dzieci i młodzieży. Dane nie są dostępne.  

Sposób podawania  

Ten produkt leczniczy należy podawać wyłącznie poprzez wlew dożylny. Nie podawać we 

wstrzyknięciu dożylnym ani we wstrzyknięciu bolusa. Przed podaniem produkt należy 

rozcieńczyć roztworem chlorku sodu 9 mg/ml (0,9%) do wstrzykiwań.  

Ten produkt leczniczy należy podawać przez 1 godzinę. Przed podaniem efgartigimodu alfa 

należy przygotować do natychmiastowego użycia odpowiednie środki stosowane w razie 

wystąpienia reakcji na infuzję i reakcji nadwrażliwości. Jeśli wystąpi reakcja na infuzję, 

wlew należy spowolnić, przerwać albo zaprzestać leczenia tym produktem.  

Podawanie  

• Przed podaniem sprawdzić wzrokowo roztwór pod kątem obecności cząstek stałych.  

• Podać poprzez wlew łącznie 125 ml rozcieńczonego produktu leczniczego w ciągu 

1 godziny, z użyciem filtra 0,2 µm. Podać cały roztwór, na końcu przepłukując linię 

roztworem chlorku sodu o stężeniu 9 mg/ml (0,9%) do wstrzykiwań.  
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• Produkt leczniczy Vyvgart należy podawać niezwłocznie po rozcieńczeniu, a wlew 

rozcieńczonego roztworu należy zakończyć w ciągu 4 godzin od rozcieńczenia.  

• Wykazano stabilność chemiczną i fizyczną w trakcie użytkowania przez 24 godziny 

w temperaturze od 2 °C do 8 °C. Z punktu widzenia mikrobiologii produkt należy 

niezwłocznie zużyć, chyba że metoda rozcieńczania wyklucza ryzyko 

zanieczyszczenia mikrobiologicznego. Jeśli produkt nie zostanie niezwłocznie zużyty, 

za czas i warunki przechowywania w trakcie użytkowania odpowiada użytkownik. Nie 

zamrażać. Przed podaniem rozcieńczony produkt leczniczy powinien osiągnąć 

temperaturę pokojową. Wlew należy zakończyć w ciągu 4 godzin od wyjęcia 

z lodówki. Rozcieńczonego produktu leczniczego nie należy podgrzewać w żaden inny 

sposób niż poprzez odczekanie, aż osiągnie temperaturę otoczenia.  

• W razie wystąpienia reakcji na infuzję, wlew należy spowolnić, przerwać albo 

zaprzestać leczenia tym produktem leczniczym.  

• Nie należy wstrzykiwać do portów bocznych infuzji ani mieszać z produktem Vyvgart 

innych produktów leczniczych.  

4.3.1.3 Mechanizm działania 

Grupa farmakoterapeutyczna: Leki immunosupresyjne, selektywne leki immunosupresyjne, 

kod ATC: L04AA58  

Efgartigimod alfa to fragment ludzkiego przeciwciała IgG1 skonstruowany w taki sposób, aby 

zwiększyć jego powinowactwo do noworodkowego receptora Fc (FcRn). Efgartigimod alfa 

wiąże się z FcRn, co powoduje zmniejszenie stężenia przeciwciał IgG w krążeniu, w tym 

patogennych autoprzeciwciał IgG. Efgartigimod alfa nie wpływa na stężenie innych 

immunoglobulin (IgA, IgD, IgE lub IgM) i nie zmniejsza stężenia albumin. Autoprzeciwciała 

IgG stanowią podstawowy czynnik w patogenezie MG. Zaburzają przekaźnictwo nerwowo-

mięśniowe poprzez wiązanie się z receptorami acetylocholiny (AChR), kinazą tyrozynową 

swoistą dla mięśni (MuSK) lub białkiem 4 związanym z receptorem lipoprotein o małej 

gęstości (LRP4). 

4.3.1.4 Przeciwwskazania 

Nadwrażliwość na substancję czynną lub na którąkolwiek substancję pomocniczą. 

4.3.1.5 Przedawkowanie 

Nie są znane specyficzne objawy przedmiotowe i podmiotowe przedawkowania 

efgartigimodu alfa. W razie przedawkowania nie oczekuje się, że mogące wystąpić działania 

niepożądane będą różnić się od tych, które można zaobserwować przy zalecanej dawce. 

Należy monitorować pacjentów pod kątem działań niepożądanych i rozpocząć odpowiednie 

leczenie objawowe i wspomagające. Nie ma swoistego antidotum w przypadku 

przedawkowania efgartigimodu alfa. 
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W przypadku pominięcia zaplanowanej infuzji rozanoliksyzumab można podać do 4 dni po 

zaplanowanym terminie. Następnie należy wznowić pierwotny schemat dawkowania, aż do 

zakończenia cyklu leczenia. 

Szczególne grupy pacjentów 

Pacjenci w podeszłym wieku  

Dostosowanie dawki nie jest wymagane. 

Zaburzenia czynności nerek 

Dostępne są ograniczone dane dotyczące bezpieczeństwa stosowania i skuteczności 

u pacjentów z łagodnymi do umiarkowanych zaburzeniami czynności nerek (eGFR>45 

ml/min/1,73 m2). Brak danych dotyczących pacjentów z ciężkimi zaburzeniami czynności 

nerek. Dostosowania dawki nie uznaje się za konieczne, ponieważ jest mało prawdopodobne, 

aby na farmakokinetykę rozanoliksyzumabu miały wpływ zaburzenia czynności nerek. 

Zaburzenia czynności wątroby  

Brak danych dotyczących pacjentów z zaburzeniami czynności wątroby. Dostosowania dawki 

nie uznaje się za konieczne, ponieważ jest mało prawdopodobne, aby na farmakokinetykę 

rozanoliksyzumabu miały wpływ zaburzenia czynności wątroby.  

Dzieci i młodzież  

Nie określono bezpieczeństwa stosowania ani skuteczności rozanoliksyzumabu u dzieci 

i młodzieży w wieku poniżej 18 lat. Dane nie są dostępne.  

Sposób podawania 

Podanie podskórne. 

Zaleca się podawanie rozanoliksyzumabu podskórnie, najlepiej w dolny prawy lub dolny lewy 

kwadrant brzucha, poniżej linii pępka. Infuzji nie należy podawać w miejscach, gdzie skóra 

jest tkliwa, zaczerwieniona lub stwardniała. 

Podczas podawania pierwszego cyklu leczenia i podawania pierwszej dawki drugiego cyklu 

leczenia rozanoliksyzumabem należy dysponować zestawem leków do podania w wypadku 

wystąpienia reakcji związanych ze wstrzyknięciem lub reakcji nadwrażliwości. 

Produkt leczniczy Rystiggo można podawać: 

• stosując pompę infuzyjną (zwaną również jako pompa strzykawkowa), lub 

• ręcznie, korzystając ze strzykawki 

Produkt leczniczy Rystiggo może być podawany samodzielnie przez pacjenta lub przez 

opiekuna zgodnie z instrukcją użycia i po uprzednim przeszkoleniu w zakresie podawania 

infuzji podskórnych przeprowadzonym przez pracownika służby zdrowia. 

Infuzja z użyciem pompy 

Należy stosować pompy infuzyjne, strzykawki i zestawy infuzyjne odpowiednie do 

podskórnego podawania produktów leczniczych. 
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W przypadku zastosowania pompy bez funkcji programowania przed podaniem należy 

dostosować objętość produktu w strzykawce do przepisanej dawki. 

W przypadku pompy infuzyjnej rozanoliksyzumab należy podawać przy stałej prędkości 

przepływu nieprzekraczającej 20 ml/h. 

Wstrzyknięcie podawane ręcznie za pomocą strzykawki 

Należy stosować strzykawki i zestawy infuzyjne służące do podskórnego podawania 

produktów leczniczych. 

Przed podaniem należy dostosować objętość produktu w strzykawce do przepisanej dawki. 

Podawanie rozanoliksyzumabu za pomocą strzykawki powinno być prowadzone z komfortową 

dla pacjenta prędkością przepływu. W badaniach klinicznych czas trwania infuzji podawanej 

ręcznie wahał się od 1 do 30 minut, przy medianie wynoszącej 5 minut na pacjenta. Ten 

zakres czasu trwania infuzji może być wskazówką dla pacjenta lub opiekuna podczas 

szkolenia. 

4.3.3.3 Mechanizm działania 

Grupa farmakoterapeutyczna: leki immunosupresyjne, inhibitory noworodkowego receptora 

fragmentu krystalizującego (FcRn), kod ATC: L04AL02. 

Rozanoliksyzumab jest humanizowanym przeciwciałem monoklonalnym IgG4, które obniża 

stężenie IgG w surowicy poprzez hamowanie wiązania IgG z FcRn, receptorem, który 

w warunkach fizjologicznych chroni IgG przed degradacją wewnątrzkomórkową i przywraca 

IgG z powrotem na powierzchnię komórki.  

Dzięki temu samemu mechanizmowi rozanoliksyzumab obniża stężenie patogennych 

autoprzeciwciał IgG związanych z gMG. Dane kliniczne dotyczące rozanoliksyzumabu nie 

wykazały klinicznie istotnego wpływu na stężenie albuminy, która wiąże się w innym miejscu 

z FcRn. 

4.3.3.4 Przeciwwskazania 

Nadwrażliwość na substancję czynną/substancje czynne lub na którąkolwiek substancję 

pomocniczą. 

4.3.3.5 Przedawkowanie 

Brak danych dotyczących objawów związanych z przedawkowaniem. Pojedyncza dawka 

podskórna do 20 mg/kg.mc. (2162 mg) i cotygodniowe dawki podskórne ≈10 mg/kg mc. (1120 

mg) przez okres do 52 tygodni były podawane zgodnie z protokołem w badaniach klinicznych 

bez wystąpienia toksyczności ograniczającej dawkę.  

W przypadku przedawkowania zaleca się uważne monitorowanie pacjentów pod kątem 

wszelkich działań niepożądanych i niezwłoczne podjęcie odpowiednich działań 

wspomagających. 
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najczęściej po pierwszej infuzji rozanoliksyzumabu i w ciągu 1 do 4 dni po infuzji. 

Z wyjątkiem 1 przypadku (1,6%) ciężkiego bólu głowy, wszystkie pozostałe bóle głowy miały 

nasilenie łagodne (28,1% [n=18]) lub 8 umiarkowane (18,8% [n=12]) i nie zaobserwowano 

zwiększenia częstości występowania bólu głowy przy powtarzanym leczeniu cyklicznym. 

4.3.3.7 Kompetencje personelu 

Leczenie powinno zostać rozpoczęte i nadzorowane przez specjalistów posiadających 

doświadczenie w leczeniu pacjentów z zaburzeniami nerwowo-mięśniowymi lub 

neurozapalnymi. 
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5 Efekty zdrowotne 

W wyborze efektów zdrowotnych uwzględnionych w ramach analizy efektywności klinicznej 

kierowano się wytycznymi Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji [AOTMiT 2016], 

zgodnie z którymi ocenie powinny być poddane efekty zdrowotne, które stanowią istotne 

klinicznie punkty końcowe, odgrywające istotną rolę w danej jednostce chorobowej 

w zakresie skuteczności i bezpieczeństwa zastosowanego leczenia. 

Istotne klinicznie punkty końcowe mające szczególne znaczenia dla pacjenta (ang. Clinically 

important endpoint, clinically relevant endpoint, patient important outcome, patient-

oriented endpoint) to parametry lub wyniki, których zmiana pod wpływem zastosowanego 

leczenia sprawia, że analizowane leczenie będzie pożądane przez docelową grupę chorych. 

Istotnym jest również fakt, iż punkty końcowe zawarte w analizie efektywności klinicznej 

(skuteczności klinicznej i profilu bezpieczeństwa) powinny: dotyczyć ocenianej jednostki 

chorobowej oraz jej przebiegu, odzwierciedlać medycznie istotne aspekty problemu 

zdrowotnego i jednocześnie umożliwiać wykrycie potencjalnych różnic między 

porównywanymi interwencjami, a także mieć zasadnicze znaczenie dla podejmowania 

racjonalnej decyzji (punkty krytyczne danego problemu zdrowotnego). 

Mając na uwadze powyższe wytyczne oraz dostępność danych klinicznych ocenę skuteczności 

przeprowadzono w oparciu o następujące punkty końcowe: 

• z zakresu skuteczności: 

o zmiana wartości pod względem wyników ciężkości choroby wg MG-ADL; 

o zmiana wartości pod względem wyników ciężkości choroby wg QMG; 

o odsetek pacjentów, którzy wykazali odpowiedź pod względem MG-ADL; 

o odsetek pacjentów, którzy wykazali odpowiedź pod względem QMG; 

o odsetek pacjentów, którzy osiągnęli minimalny poziom objawów; 

• parametry farmakodynamiczne porównujące efgartigimod alfa podskórny 

i dożylny: 

o zmiana całkowitego poziomu IgG względem wartości wyjściowej;  

o zmiana poziomu przeciwciał przeciwko receptorowi acetylocholiny; 

• jakość życia; 

• z zakresu bezpieczeństwa: 

o zdarzenia niepożądane. 

Przedstawione powyżej efekty kliniczne są w sposób jednoznaczny związane z ocenianą 

jednostką chorobową i jej przebiegiem oraz odzwierciedlają medycznie istotne aspekty 

problemu zdrowotnego, jak również pozwolą na ocenę efektywności klinicznej 

porównywanych schematów leczenia. Wyselekcjonowane skale oceny natężenia choroby są 

skalami zwalidowanymi i powszechnie stosowanymi w ocenie miastenii.  
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6 Rodzaj i jakość dowodów 

Do analizy klinicznej zostaną włączone poprawnie zaprojektowane, randomizowane badania 

kliniczne z grupą kontrolną (badania RCT, ang. randomized controlled trial) bezpośrednio 

porównujące efgartigimod alfa z uwzględnionymi technologiami opcjonalnymi lub 

w przypadku braku ww. doniesień — badania obserwacyjne. Uwzględnione zostaną również 

opracowania wtórne spełniające kryteria przeglądów systematycznych (tj. prace, w których 

przeszukiwania co najmniej dwóch baz danych dokonało co najmniej dwoje badaczy) 

oraz opracowania dotyczące efektywności praktycznej, tj. badania przeprowadzone 

w warunkach rzeczywistej praktyki klinicznej, w których oceniano stosowanie efgartigimodu 

alfa w analizowanej populacji pacjentów. 
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