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Wykorzystanie danych z praktyki klinicznej (ang. Real-World
Evidence, RWE) w optymalizacji farmakoterapii w wybranych

jednostkach chorobowych

Streszczenie w jezyku polskim

Dowody oparte o dane z praktyki klinicznej (RWE) to preznie rozwijajgca sie dziedzina nauk o
zdrowiu publicznym, poniewaz oferujg niespotykane dotad bogactwo opisu stanu zdrowia populacji i
ich walki z réznymi chorobami. Na catym s$wiecie popularnos¢ RWE wzrasta, cho¢ ich catkowity
potencjat zdecydowanie przewyzsza ich aktualne wykorzystanie. W dalszym ciggu dowody z praktyki
klinicznej sg stosowane relatywnie wasko, a ich najwieksza popularno$é¢ czesto ogranicza sie do
rejestracji produktéw farmaceutycznych lub decyzji refundacyjnych. Jednoczesnie kluczowy obszar ich
faktycznego wptywu na wyniki zdrowotne i zachowania pacjentéw jest zbyt rzadko mierzony,
analizowany i wykorzystywany w procesach decyzyjnych. Szersze uzycie RWE, m.in. w optymalizacji
farmakoterapii w warunkach praktyki klinicznej zapewnia bardziej catosciowe i praktyczne zrozumienie
wynikéw leczenia, kosztéw i implikacji w Swiecie rzeczywistym, dostarczajgc cennych spostrzezen do
podejmowania decyzji w oparciu o dowody i opracowywania polityki w warunkach systemu opieki
zdrowotne;.

Niniejsza rozprawa doktorska przedstawia wybrane aspekty wykorzystania danych RWE w
kontekscie spotecznych implikacji farmakoterapii w Polsce, podkreslajac rownoczesnie jej potencjat
jako kluczowego narzedzia dla planistéw polityki zdrowotnej. W rozprawie zwrécono uwage na
wieloaspektowy wptyw farmakoterapii, wykraczajacy poza opieke zdrowotng, a rozciggajacy sie na
takie obszary jak dobro pacjenta, produktywnos¢ pracownikéw i zrbwnowazony rozwdéj gospodarczy.
Kluczowga kwestig poruszong w rozprawie jest znaczenie wykorzystania dostepnych Zrédet danych do
skutecznego planowania, monitorowania i oceny wynikéw interwencji farmakologicznych w celu
optymalizacji alokacji zasobdw i uzyskania maksymalnych korzysci z jej stosowania.

Rozprawa sktada sie z czterech powigzanych tematycznie artykutéw naukowych
opublikowanych w recenzowanych czasopismach. W artykule 1 przedstawiono kwestie choroby
rzadkiej, badajgc jej wptyw na pacjentdéw, opiekundw, placéwki opieki zdrowotnej i system
finansowania publicznego. Na podstawie studium przypadku rdzeniowego zaniku miesni (ang. spinal
muscular atrophy, SMA) w artykule opisano efekty wdrozenia programu opieki nad pacjentami, ktory

wptynagt na uzyskanie poprawy wynikdow klinicznych pacjentéw przy jednoczesnym utrzymaniu



catkowitych kosztéw na przewidywalnym poziomie. Zostato to osiggniete rowniez poprzez inicjatywy
takie jak program badan przesiewowych noworodkdéw, czyli potozenie nacisku na proaktywne
podejscie do opieki zdrowotnej. W artykule 2 zbadano zwigzek miedzy konsumpcjg $rodkéw
farmaceutycznych a produktywnoscig pracownikéw, szczegdlnie w kontekscie pandemii Covid-19.
Podkresla on rozbiezno$¢, w przypadku ktérej pomimo znaczgcych zmian w zachowaniach
pracownikéw spowodowanych pandemia, wykorzystanie lekdw nie zmienito sie w znaczacy sposéb.
Eksponuje to problem polityki zdrowia psychicznego i sugeruje potrzebe dalszych badan i dziatan
politycznych w celu zaadresowania potrzeb pacjentéw w tym aspekcie. W artykule 3 omdéwiono
potencjalne korzysci z substytucji lekow generycznych jako narzedzia polityki wywierajgcego
pozytywny wptyw na pacjentéw i ptatnika. Podobnie Artykut 4 ukazuje wyzszo$¢ terapii skojarzonej
pod wzgledem kosztow i przestrzegania zalecen przez pacjenta w poréwnaniu z podejsciami
alternatywnymi.

Praca jest zwienczona praktycznymi implikacjami, opowiadajac sie za wykorzystaniem danych
do optymalizacji farmakoterapii w celu osiggniecia korzysci spotecznych, takich jak zmniejszenie
kosztow dla pacjentéw i ptatnika publicznego, poprawa wynikéw zdrowotnych, lepsze stosowanie sie
do zalecen lekarskich i zwiekszona produktywnos¢ pracownikéw. Kluczowe rekomendacje obejmuja
wieksze wykorzystanie RWE w ksztattowaniu polityki zdrowotnej i optymalizacji farmakoterapii,
zwiekszanie dostepu do opieki i diagnostyki, promowanie optymalnego wyboru terapii i jej
przestrzegania, zwiekszanie $wiadomosci na temat korzysci ptyngcych z farmakoterapii oraz
inwestowanie w inicjatywy takie jak badania przesiewowe noworodkéw pod katem chordb rzadkich.
Podsumowujac, praca ta podkresla znaczenie optymalnej farmakoterapii w ksztattowaniu polityki
zdrowotnej i oferuje wglad w to, w jaki sposéb mozna wykorzysta¢ dane, aby stawic czota

wyzwaniom spotecznym i poprawic¢ efektywnos¢ opieki zdrowotnej w Polsce.



