Pytania do prof. dr hab. Jacka Jaworskiego
1 Czyiczym réznig sie badania z rapamycyng dzieci i dorostych ludzi?

JJ: Przede wszystkim dziekuje za pytanie. Moze zanim na nie odpowiem, podkre$le, iz nie jestem
lekarzem, a w zwigzku z tym moja odpowiedZ moze nie powinna by¢ traktowana jako rodzaj
zalecen co do sposobu podawania rapamycyny ludziom. Podstawowg réznicg w podawaniu
rapamycyny jako leku dzieciom i osobom dorostym jest to, iz w przypadku tych pierwszych
podanie rapamycyny moze by¢ rozwazane tylko jesli s dostepne sg dane jej uzycia u
dorostych albo w przypadku jesli choroba dotyczy jedynie dzieci. W przypadku badan
klinicznych poprzedzajacych powszechne stosowanie danego leku u dzieci musi ono by¢
zaprojektowane tak aby uwzgledni¢ przedziaty wiekowe gdyz dzieci w ré6znym wieku moga
znaczaco sie roznic od siebie odpowiedzig. Np. przedziaty u dzieci sg nastepujace: noworodki,
wczesniaki, niemowleta do 1 miesigca zycia, mate dzieci, dzieci starsze, mtodziez. Jesli chodzi
o dawkowanie rapamycyny u dzieci i dorostych to wg. tego czego dowiedziatem sie od
klinicystéw, dawke ustala sie na podstawie uzyskania efektywnego stezenia leku we krwi czyli
okoto 4 a 10 ng/ml. Bezpieczenstwo uzycia rapamycyny u dorostych i u dzieci z tego co
obecnie wiadomo jest podobne i nie ma formalnie dolnej granicy. Warto jednak podkresli¢, iz
przynajmniej w przypadku leczenia padaczki (np. w stwardnieniu guzowatym) rapamycyna
zawsze jest stosowana wspomagajaco do gtéwnego leczenia (np. wigabatryng czy
operacyjnego). Z tego co mi wiadomo obecnie sg rozwazane badania kliniczne z
prewencyjnego stosowania rapamycyny w TSC, co oznacza podanie leku przed wystapieniem
wyraznych objawow klinicznych (napadéw drgawkowych). Jednak wg. mojej wiedzy takie
badania kliniczne jeszcze nie sg ani zarejestrowane ani tym bardziej prowadzone nie tylko w
Polsce ale réwniez w reszcie UE czy np. w USA. Jesli chodzi o poréwnanie stosowania
skutecznosci rapamycyny u dzieci i dorostych tu jest bardzo mato danych. W przypadku TSC
wydaje sie, ze jej stsosowanie wspomagajace leczenie padaczki u dzieci moze by¢ nieco
efektywniejsze. Natomiast w przypadku leczenia guzéw moézgu SEGA jest bardzo podobne.



