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Stanowisko Zarzadu Polskiego Towarzystwa Wakcynologii w sprawie
szczepien BCG w zwigzku z wprowadzeniem terapii genowej SMA
(rdzeniowego zaniku mig¢$ni)

Rdzeniowy zanik mie$ni (SMA) jest autosomalng, recesywna chorobg
nerwowo-mig¢s$niows, ktéra charakteryzuje si¢ postepujacym ostabieniem i
zanikiem miesni. Przyczyng SMA jest homozygotyczna delecja lub mutacja
genu przezycia neuronu ruchowego 1 (SMNI1), ktéra skutkuje obnizona
ekspresja biatka SMN i w konsekwencji degeneracjg neuronéw ruchowych
w komoérkach rogu przedniego rdzenia kregowego i pnia mozgu.

Kluczowy dla niemowlat z SMA jest czas — zarbwno w odniesieniu do
postawienia rozpoznania, jak i mozliwie szybkiego wdrozenia leczenia
modyfikujgcego przebieg choroby.

W lutym 2021 roku decyzjg Ministra Zdrowia do aktualnego Programu
Badan Przesiewowych Noworodkéw dotgczono SMA i do 2023 roku
przesiew obejmie calg populacje noworodkéw w Polsce. Wprowadzenie
screeningu noworodkéw w kierunku SMA umozliwia szybkie rozpoznanie 1
wczesne rozpoczecie terapii genowej, ktéra poprawia rokowanie i zapobiega
powiktaniom choroby.

Wprowadzenie na rynek produktu leczniczego Zolgensma (onasemnogen
abeparwowek) stanowi przelom w leczeniu SMA typu I, aczkolwiek
zdajemy sobie sprawe, ze jest tez przyczyng wielu watpliwosci zwigzanych
z przewleklym stosowaniem glikokortykoidéw 1 bezpieczenstwem
szczepien w okresie noworodkowym. Onasemnogen abeparwowek jest
terapig genowa polegajaca na wprowadzeniu do komodrek funkcjonalnej
kopii genu SMN1, z wykorzystaniem ludzkiego adenowirusa (adenowirus
serotypu 9 - AAV9) jako nosnika/wektora. Po podaniu onasemnogen
abeparwowek obserwuje si¢ silng odpowiedz immunologiczng skierowang
przeciwko kapsydowi wektora wirusowego, ktéra moze skutkowaé
wzrostem aktywnosci aminotransferaz watrobowych, zwigkszeniem stezenia
troponiny lub zmniejszeniem liczby ptytek krwi. Aby sttumi¢ niekorzystng
reakcje immunologiczng zaleca sie zastosowanie leczenia
immunomodulujgcego za pomocg glikokortykoidéw (prednizolon w
dawce 1mg/kg mc/dobg, 24h przed i przez kolejnych 30 dni po podaniu
terapii genowej). Nastepnie przez 28 kolejnych dni dawke glikokortykoidow
nalezy stopniowo zmniejsza¢. W niektorych przypadkach dawka i czas
leczenia kortykosteroidami muszg by¢ indywidualnie dostosowane do
pacjenta.

Niniejsze stanowisko Polskiego Towarzystwa Wakcynologii bazuje na



dostepnej wiedzy oraz do$wiadczeniu klinicznym w zakresie szczepien
ochronnych. Aktualnie nie s dostepne dane oceniajace wptyw stosowanych
przewlekle kortykosteroidéw na bezpieczenstwo szczepien BCG u dzieci
otrzymujacych terapie genowe.

W zwigzku z powyzszym Zarzad Polskiego Towarzystwa Wakcynologii
rekomenduje:

1.

Prowadzenie szczepien BCG u wszystkich niemowlat w pierwszych
dniach zycia przed wypisaniem ze szpitala, zgodnie z zaleceniami
zawartymi w PSO na 2021 rok.

Wezesne leczenie choroby podstawowej (SMA), poniewaz korzysci z
leczenia przewazaja nad ryzykiem zwigzanym z ewentualnymi
powiklaniami szczepienia BCG.

Zachowanie minimum 2-tygodniowego odstgpu miedzy podaniem
szczepionki BCG, a terapia genowa laczong z terapig kortykosteroidami.
Przeprowadzenie rozszerzonej diagnostyki w przypadku niepokojacych
objawéw, po podaniu szczepionki BCG dziecku po terapii genowe;j.
Wykonywanie szczepien niemowlat poddanych terapii genowej, zgodnie
z wiekiem kalendarzowym.

Kontynuowanie szczepien za pomocg szczepionek inaktywowanych u
dzieci poddawanych leczeniu immunosupresyjnemu, o ile stan dziecka
na to pozwala.

Odroczenie szczepien wykonywanych za pomoca szczepionek zywych
(atenuowanych) w czasie terapii glikokortykoidami, w tym rozwazenie
zasadno$ci zastosowania szczepienia przeciwko rotawirusom u dzieci,
leczonych immunosupresyjnie, z uwagi na zwigkszone ryzyko powiktan.
Indywidualng kwalifikacj¢ do szczepien dzieci objetych terapig genowa.
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