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Kas tas pastovus palaikomasis gydymas

(profilaktika)?

Pastovus palaikomasis hemofilijos gydymas — tai
reguliarus VIII arba IX kreséjimo faktoriaus skyrimas
numatant spontaninius kraujavimus ir norint jy iSvengti

Pastovus palaikomasis gydymas sumazina kraujavimo
epizody ir sgnariy pazeidimo rizikg

Pastovus palaikomasis gydymas taip pat sumazina
ilgalaikes neigiamas pasekmes ty kraujavimy, kurie vis
deélto jvyksta

Pastovus palaikomasis gydymas uztikrinamas reguliariai
skiriant kreSéjimo faktoriaus infuzijas | veng




Profilaktikos tikslas

e [Svengti pasikartojanciy spontaniniy kraujavimy
e Sustabdyti sgnariy pazeidimo progresavimg

e lIgalaiké (246 sav./metus)
e Trumpalaiké



Pastovus palaikomasis gydymas
skirstomas | 3 tipus:

e Pirmine profilaktika — ilgai trunkantis reguliarus nuolatinis
gydymas, pradedamas iki 2 m. amziaus arba iki to, kol jvyksta 2-ras
Kraujavimas | sgnarj

o Antrineé profilaktika — ilgai trunkantis nuolatinis reguliarus
gydymas, pradedamas po to, kai prasidéjo sgnariy pazeidimas (po
=2 jvykusiy kraujavimy | sgnarj arba > 2 m. amziaus)

e Trumpalaike protarpiné profilaktika — tai gydymas, pradétas
|vairiose didele rizikg kelianCiose situacijose: po traumos arba
chirurginés intervencijos, po dazny ir (arba) gyvybei grésmingy
Kraujavimy arba pries sportine veiklg



Pastovaus palaikomojo gydymo
nauda

o Didziausias profilaktikos privalumas lyginant su epizodiniu
gydymu tas, kad zenkliai sumazéja ilgalaikio sgnariy pazeidimo
tikimybé

Svez"ikas safﬂarys Kkéujavirr_i%s Kre:mzlés érozija | Skausmas ir pazeidimas, atsirandantis dél
' i$ sinovijos* padidéjusios trinties tarp sgnariniy pavirsiy

Kraujavimy | sgnarius prieZastis — fiziné apkrova, tenkanti daznai ,,naudojamiems” sgnariams,
(Ciurnos, kelio, ir alkinés). Dél kraujavimo sgnarys patinsta, atsiranda skausmas, sumazéja
sgnario judrumas. Pasikartojantys kraujavimai, jei neskiriamas tinkamas gydymas, gali nulemti
ilgalaikio sgnariy pazeidimo iSsivystyma.

(* membrana, dengianti vidinj sgnario kapsulés pavirsiy ir iSskirianti sgnario skystj)



Sanariy pazeidimas

e Sgnariai pazeidziami 90% pacienty, serganciy
sunkia hemofilija.

e Priezastis — pasikartojancios hemartrozes nuo
ankstyvos vaikystes

e Spontaninés

e po minimaliy traumy



Hemartrozes

e Pirmosios hemartrozes vaikams 1-2 mety amziuje.
e Hemartrozé galima bet kuriame sanaryje.

e Apie 80% pasikartojanciy hemartroziy — alkuniy,
keliy, Ciurny sgnariuose.



Hemofiline artropatija (HA)

e Dazniausia ir pagrindiné sunkios hemofilijos
klinikine israiska

e Letine, progresuojanti ir negrjztama liga
e HA daznis dideja su amziumi

e Pagrindineé sergamumo ir negalios priezastis tarp
sunkia hemofilija serganciy pacienty
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Hemofiline artropatija




Joint Outcome Study

JOINT

OUTCOME
STUDY

Tikslas:

Nustatyti, ar profilaktiSkai kas antrg dieng skiriamas FVIII
yra veiksmingesné priemoné uzkertant kelig kraujavimui |
sgnharius nei epizodinis gydymas

Manco-Johnson et al. NEJM 2007;357(6):535-44




Joint Outcome Study: dizainas

Randomizacija { Profilaktika (n = 32)

"7 L intensyvus epizocinis gydymas (n=33)

9-mety, multicentrinis, prospektyvus, atsitiktinés atrankos tyrimas

Gydymas:
- pradetas 6-30 men. ir testas iki 6 m. amziaus
— profilaktika: 25 TV/kg kas antrgq dieng; 40 TV/kg kraujavimo metu;

- epizodinis : 40 TV/kg kraujavimo metu ir 20 TV/kg praéjus 24 h bei 72 h
po pirmos dozes; testinis gydymas po 20 TV/kg kas antrg dieng iki 4 sav.
Pirminis tikslas
- Sagnariy (Ciurny, alkaniy ir keliy) struktdros iSsaugojimas, patvirtintas

rentgenu ar MRT
« Antriniai tikslai
- Sagnariy f-ja
— Kraujavimo | sgnarius skaiCius ar Kiti kraujavimai
- Ultilizacijos faktorius (infuzijy skaicius, FVIII TV)

Manco-Johnson MJ, et al. N Engl J Med. 2007;357:535-544. 88I'rNcT0ME

STUDY



Joint Outcome: kraujavimai

Lyginant vaikus, kuriems skirtas epizodonis gydymas su
profilaktiskai gydytais vaikais, pastarujy grupéje stebeéeta
zenkliai maziau kraujavimuy, taip pat ir kraujavimy | sgnarius

(p<0.01)
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STUDY



Joint Outcome : sanariy pazeidimas

‘Vaiky, kuriems buvo skiriama profilaktika, sanariai buvo
zenkliai geresnes bukles, remiantis mazesniais kauly ir
kremzlinio audinio pakenkimais (MRT) (p=0.002)
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Santrauka ir isvados

e Pirmasis tyrimas, palygines profilaktikg su epizodiniu
gydymu

e lIga stebéjimo trukme (vidut. >4 metai) ir didelis
pacienty skaicius (n = 65)

e Pacientai, kuriems buvo skiriama profilaktika, patyre
zenkliai maziau kraujavimo epizody ir jy sgnariai buvo
maziau pazeisti

e Nepastebéti (besimptomiai) mazi kraujavimai gali
sukelti sgnariy pazeidimus, kuriy galima isvengti

skiriant profilaktikg
QUTCOME
STUDY




Vaiky, serganciy sunkia hemofilija,
sgnariy bukles jvertinimas taikant HJHS

(Haemophilia Joint Health Score)
metoda Lietuvoje




Situacija Lietuvoje

e Pacienty, serganciy hemofilija, iki 18 m.: N=48
o Hemofilija A — 42
o Hemofilija B — 6

o Hemofilija A

o Sunki— 24 (57%)

o Vidutiné — 3 (7.1%)

o Lengva — 11 (26%)

o Inhibitoriné — 4 (9.5%)

o Epizodinis gydymas (n=43, 90%)
o Pirminé profilaktika (n=1)
o Antriné profilaktika (n=4)

o Gydymas rekombinantiniais prep. (n=9; 19%)



Pacientai

e 4-17 mety Lietuvos pacientai, sergantys sunkia
hemofilija A arba B (faktoriaus aktyvumas <1%)

e Be inhibitoriy (< 0.6 BU/mL)

o Gydomi epizodiskai



Pacientai pagal HJHS baly

skaicCiy ir amziy
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1 pav. Pacienty pasiskirstymas pagal amziy (Nr. 1 iki 7 pacientai 4-9 m; Nr. 8 iki 20 10-17 m).
LA, left ankle; RA, right ankle; LK, left knee; RK, right knee; LE, left elbow; RE, right elbow.
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Skirtumas tarp amziaus grupiy
(p=0.0002)
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2 pav. HJHS baly pasiskirstymas pagal amziaus grupes.



ISvados

e HJHS metodas yra veiksmingas hemofilija
serganciy ir epizodiskai gydomy pacienty sanariy
buklei vertinti

e Labiausiai isreiksti hemofilinés artropatijos
pozymiai atsiranda nuo 10 mety ir vyresniems
vaikams
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