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Ocena rozprawy doktorskiej

Lekarz Karoliny Aragon-Gawiriskiej

pL.: ,Ocena skutecznosci i ograniczer terapii nusinersenem pacjen

zanikiem miesni — dane z rzeczywistej praktyki klinicznej (real-world e

dla Rady Dyscypliny Nauk Medycznych Warszawskiego Uniwersytetu Medyczr

Uzasadnienie wyboru tematu

Rdzeniowy zanik migéni, bedacy heterogenng fenotypowo, genel
choroby prowadzaca w wiekszoéci przypadkdw o wezesnym poczg
niepetnosprawnosci ruchowe;j, niewydolnosci oddechowej i zgonu.

W 2wigzku w wprowadzeniem do leczenia skutecznych lekéw, zap,
niepetnosprawnodci istotne jest monitorowanie skutecznodci, bezpieczen
stosowania, Nusinersen jest pierwszym lekiem opracowanym na sSwiecie
leczenia rdzeniowego zaniku rlniqéni, ktory zostat dopuszczony do stosow
Europejskiej od 2017r.)., ktorego dziatanie polega na podniesieniu w motoney
SMN, ktérego niedobor lezy u podtoza rdzeniowego zaniku miesni. Dzieki zwiek
degeneracja motoneuronéw zatrzymuje sie i choroba oraz niepetnosprawn
postgpowad. Jesli u chorego nie doszio do Zaawansowanego zaniku miesni, to 2
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Odroczenie otrzymania wlasciwej pomocy prowadzi do pogorszenia stanu f nkcjonalnego chorych

oraz upoSledzenia ich aktywnosci i uczestnictwa. Z tego powodu wybér t
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Karoliny Aragon-Gawinskiej nalezy uznaé za wiasciwy. Przeprowadzona zal ocena skutecznodci i

ograniczen terapii nusinersenerL pacjentdw z rdzeniowym zanikiem miesni
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Ocena formalnej strony pacy

Tekst dysertaciji rozpoczyna sie tytutem, stowami kluczowymi, podziek

pDwaniami oraz wykazem

3 publikacji oryginalnych bedacych podstawa cyklu tematycznego pracy doktorskiej oraz

podsumowaniem pozostatego dorobku naukowego.

Cykl prac stahowigcych podstawe pracy doktorskiej obejmuije 3 artyku

ty oryginalne, w ktérych

Lekarz Karolina Aragon-Gawiriska jest pierwszym autorem i zostaty opublikowlane w latach 2018-2022

w czasopismach z punktacjg Ministerstwa Edukacii i Nauki (MEiN), a 2 z nich
wplywu (impact factor - IF):
- praca oryginalna z czasopisma ,Neurology” z 2018 roku — o wspétczynniku

punktacja ministerialng MEiN 45 pkt;

ake z wspotczynnikiem

yptywu IF = 8,689 oraz z

- praca oryginaina z czasopisma ,Developmental Medicine and Child Neurglogy” o wspétczynniku

wptywu IF = 5,449 oraz z punktacjg MEIN 100 pkt;
- praca oryginaina z czasopisma , Polski Przeglad Neurologiczny” z punktacja M

taczny wspdtczynnik wplywu artykutdw stanowiacych dysertacje wynosi
ministerialna MEiN - 185 pkt.

Warto zaznaczyc, ze nie funkcjonuje obecnie Ministerstwo Nauki i Szkol

punkty s przyznawane przez MEiN a nie przez MNiSW.

EiN 40 pkt.
14,138, za$ punktacja

nictwa Wyiszego —stad

W tej czgsci pracy poprzedzajacej wiaiciwg cze$¢ rozprawy znajduje ste takze podsumowanie

pozostatego dorobku naukowego.

Oceniana rozprawa ma 56 numerowanych stron wraz z pismiennicty

wedtug wzorca obejmujgcego: wykaz stosowanych skrotdw, streszczen
streszczenie w jezyku angielskim, wstep, zatozenia i cele pracy, kopie

podsumowanie i wnioski, bibliografia orz oéwiadczenia wspdfautoréw

indywidualny wkiad (udziat merytoryczny i procentowy) kazdego z nich w ich p

Zawarty w pracy spis tresci zamieszczony jest pomiedzy wykazem pu

cykl, a wykazem stosowanych skrétéw i nie zawiera odnoénikéw do nume

zamieszone sg poszczegllne czesci pracy. Takie zamieszczenie spisu tresci n

odnajdywania fragmentow pracy.

Ocena merytoryczna pacy

Wiasdciwa cze$¢ pracy tj. ta czesé, ktora zostata zamieszczona za séisen

pvem. Opracowana jest
e w jezyku polskim,
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przytoczonych skrotow oraz streszczeniami w jezyku poiskim i angielskim,
prawidtowo.

Wstep zostat napisany zwigzlym | prostym jezykiem oraz za
wprowadzajace czytelnika rozprawy w analizowane zagadnienie oraz wyjasni
podjefa sie opracowania wtaénie tego tematu badawczego.

W tej czesci znalazly sig takze kolejno oméwione wyniki i osiggniecia Y
w kolejnych publikacjach, a wilasciwie przedstawione skrécone wersje |
stanowigcych cykl. Informacje te s przedstawione rzeczowo i poprawnie pod \
Jednak jest dla mnie nieco niezrozumiate, dlaczego oméwienie uzyskanychio
znajduje si¢ przed przedstawieniem zatozen | celdw pracy, ktére D

W nastepnym rozdziale.

Cele pracy, ktérymi byty:
- analiza danych na temat bezpieczeristwa i skutecznoici klinicznej stq
pacjentéw z SMA typu 1 powyzej 7 miesigca zycia,
- okreslenie czynnikdw wplywajacych na osiagniecie pozycji siedzacej ¢
1 leczonych nusinersenem,
- analiza wplywuy pandemii COVID-19 na leczenie nusinersenem pacje
SMA — doswiadczenia Kliniki Neurologii WUM,
zostaly wskazane jednoznacznie i precyzyjnie.
Dobrze byloby podaé takze hipotezy badawcze, co obecnie jest juz

doktorskich z dziedziny nauk medycznych i nauk o zdrowiu.

W dalszej czgsci zamieszczone sy kopie opublikowanych prac. Zataczo
spéjny tematycznie cykl, zostaly opublikowane w czasopismach recenzow
szczegolowej ocenie merytorycznej przed dopuszczeniem do publikag
merytoryczng zawartos¢ ziozonych w dysertacji artykutow. Wszystkie prace
jasny, poprawnym jezykiem, ilustrowane dobrze opisanymi rycinami i ta
opracowane pod wzgledem edytorskim. Dobdr pismiennictwa zawartego w kaj
bardzo dobrg znajomos$é zagadnienia i merytoryczne przygotowanie Doktd
znajduje jednak wyttumaczenia dlaczego Autorka nie zmieécita ostatecznej

ktdra przeciez byta opublikowana juz w 2018 roku.
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wnioski, tak aby stanowity one wylacznie odpowiedzi na zatozone cele
odnosnikdw do weczesniej opublikowanego piSmiennictwa. Uwazam, zé

sformutowanie np.

pracy, a nie zawieraly

wystarczajgce bytoby

1. Lecenie nusinersenem pacjentéw z SMA typu 1 powyzej 7 miesigca zycia jest skuteczne
i bezpieczne, a obserwowanej u pacjentéw poprawy funkcjonalnej nie mozna bytoby
0siggna¢ bez zastosowanego leczenia.

2. Lepszy wyjsciowo status ruchowy oraz lepsza odpowied? na leczenie po 6 miesigcach sg
dobrymi czynnikami prognostycznymi uzyskania pozycji siedzacej.

3. Wprowadzenie odpowiednich dziatan organizacyjnych oraz mobilizacja $rodowiska

medycznego i priorytetowo$¢ nadawana leczeniu SMA U

optymalnego leczenia chorych takze w warunkach pandemii.

W pracy zawarta jest informacja o istotnym wktadzie Doktorantki w po
publikacji, jak i dostarczone wraz z dysertacja o$wiadczenia czesci wspotautord
indywidualny wktad Doktorantki w przeprowadzenie badan, zbieranie danych

wynikéw oraz przygotowanie manuskryptéw. Wprawdzie, w kazdej z prac Dok

mozliwia zapewnienie

wstanie poszczegSinych
w wskazujg na znaczacy
, przygotowanie analizy

orantka jest pierwszym

autorem, ale watpliwosci moje budzi fakt, ze nie znajdujg oswiadczen wszystkich wspéfautoréw

opublikowanych prac. W pracy pierwszej z cyklu jest 18 wspolautoréw, a oswigdczenia ztozyto tylko 6,

w pracy drugiej jest 9 wspdtautordw — zamieszczono o$wiadczenia tylko 4 z ny

ostatniej, trzeciej pracy zamieszczono o$wiadczenia wszystkich 5 wspotautoroy

Pidmiennictwo obejmuje tylko 9 pozycji anglojezycznych, wi

wykorzystanych, z ktdrych 4 to prace opublikowane w ostatnich 5 latach. Spis p

za skapy w stosunku postawionego problemu badawczego.

Dysertacja jest poprawna pod wzgledem jezykowo-stylistycznym ora

graficzng. Z obowigzku recenzenta dodam raz jeszcze, ze zawsze pomocne je

numeracji stron , ktéra pozwoli czytajgcemu na szybkie odnalezienie wiasciv

ktory chcemy poddad ocenie.

Podsumowanie
Reasumujac pragne stwierdzi¢, ze przediozona do recenzji rozprawa d

Aragon-Gawinskiej zostata przygotowana w formie spojnego tematycznie cykl
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ograniczeri terapii nusinersenem pacjentéw z rdzeniowym zanikiem miesni.
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Przedstawiona do recenzji praca doktorska wskazuje, ze lekarz Karolina Aragon-Gawinska byta
bardzo dobrze przygotowana merytorycznie i praktycznie do podjecia badarn naukowych w obranym
temacie. Z duzym uznaniem nalezy przyjac¢, ze Doktorantka podjeta prace badawczg w tym obszarze,
zastosowata poprawng metodologie badan i uzyskata interesujgce wyniki.

Przedstawione wczesniej drobne uwagi majg charakter marginalny i nie wptywaja na moja
wysokg ocene merytoryczng dysertacji, ani nie umniejszajg znaczacej wartosci przedstawionej mi do
recenzji pracy doktorskiej.

Przygotowana przez lekarz Karoline Aragon-Gawinskg rozprawa doktorska zdradza gotowosé
do kontynuacji dalszej samodzielnej pracy naukowej.

Celem rozprawy doktorskiej jest m.in. wykazanie sie: posiadang wiedzg teoretyczng kandydata
w danej dyscyplinie naukowej oraz zdolnoscia do przeprowadzenia pracy naukowej pod kierunkiem,
w szczegllnosci umiejetnoscia zaplanowania i realizacji badania oraz wyciggniecia wnioskow

z uzyskanych wynikow.

W mojej ocenie, recenzowana praca doktorska, przygotowana przez Panig lekarz Karoline
Aragon-Gawinska pt. ,Ocena skutecznosci i ograniczen terapii nusinersenem pacjentow z rdzeniowym
zanikiem miesni — dane z rzeczywistej praktyki klinicznej (real-world experience)” spetnia wszystkie
wymogi stawiane rozprawom doktorskim i spetnia kryteria okreslone w art. 187 Ustawy z dnia 20 lipca

2018 r. Prawo o szkolnictwie wyzszym i nauce (Dz. U. 2018 poz. 1668).

Zwracam sie do wysokiej Rady Dyscypliny Nauk Medycznych Warszawskiego Uniwersytetu

Medycznego w Warszawie o przyjecie rozprawy i dopuszczenie lekarz Karoline Aragon-Gawinskg do
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dalszych etapéw przewodu doktorskiego.







