BIULETYN INFORMACYJNY

Polskiego Stowarzyszenia Chorych na Hemofilie

NUMER SPECJALNY 17 KWIETNIA 2007

“Biuletyn Informacyjny” dociera do rak cztonkow Polskiego Stowarzyszenia Chorych na
Hemofilie mniej wiecej raz na kwartat, przynoszac roznorodne materiaty zwigzane z hemofiliq
i innymi wrodzonymi skazami krwotocznymi. Mozna tam znalezé omdwienia najnowszych
zdobyczy medycyny dajgcych szanse na poprawe sytuacji chorych. Sq porady praktyczne,
przydatne zwtaszcza dla mfodych rodzicow, jeszcze niezbyt wprawionych w radzeniu sobie
w nowej sytuacji — opiece nad dzieckiem chorym na hemofilie. Wartosciowe uzupetnienie
stanowig wiesci z kot terenowych Stowarzyszenia, podejmujgcych roznorodne dziatania skie-
rowane do 0séb z hemofiliq i ich rodzin w poszczegolnych regionach.

Tym razem jednak przedstawiamy numer specjalny, zawierajgcy gars¢ informacji doty-
czacych roznych aspektow hemofilii, adresowany do 0sob, ktdre nie miaty jeszcze dotgd
mozliwos$ci dowiedzenia sie zbyt wiele na temat tego schorzenia.

Mamy nadzieje, ze to specjalne wydanie “Biuletynu’, przygotowane z okazji Swiatowego
Dnia Chorego na Hemofilie, choc troche przyblizy paristwu problemy 0séb na co dzien zma-
gajacych sie z przeciwnos$ciami losu spowodowanymi “chorobg krélewskg”.

Adam Sumera

CZYM JEST HEMOFILIA?

Hemofilia to skaza krwotoczna spowodowana przez niedob6r w krwi jednego z biatek od-
powiedzialnych za jej krzepniecie — czynnika VIII (hemofilia A) lub czynnika IX (hemofi-
lia B). Hemofilia objawia sie sktonnoscig do siniakéw, krwawien do stawéw, miesni, narzg-
doéw, a czasem rowniez osrodkowego uktadu nerwowego. Krwawienia wewnetrzne sg na-
stepstwem urazu lub wystepujg samoistnie. Poniewaz moga by¢ powazne i dtugotrwate, pa-
cjent wymaga natychmiastowej pomocy medycznej.

Hemofilia jest zwigzana z btedem w chromosomie X, dlatego tez chorujg na nig niemal
wytgcznie mezczyzni (majacy jeden chromosom X i jeden chromosom Y, podczas gdy kobie-
ty majg dwa chromosomy X).

Pokrewne hemofilii skazy krwotoczne, powodowane wrodzonym niedoborem innych
czynnikdw krzepniecia (np. choroba von Willebranda), wystepuja z réwng czestoscia u kobiet
i mezczyzn.

HEMOFILIA W POLSCE

Czestos¢ wystepowania hemofilii w Polsce ocenia sie na 1:12.300 mieszkancow (83/1
min). Aktualnie zarejestrowanych jest 2069 chorych z hemofilig A i 354 z hemofilig B (a za-
tem prawdopodobnie ok. 25% przypadkow nie zostato jeszcze rozpoznanych). Postac¢ ciezka
choroby stanowi 60% przypadkow hemofilii A i 57% przypadkéw hemofilii B. 156 chorych
(153 z HA i 3 z HB) wytworzyto inhibitor (przeciwciata przeciwko czynnikowi VIII badz IX)
i wymaga specjalnego leczenia.



Wskaznik zuzycia czynnika VIl (w jednostkach na glowe statystycznego obywatela
kraju) w ostatnich latach:

Niemcy - 6,0
Wegry - 59
Stowacja - 3,6
Polska - 1,56 (1,65 w 2004 r.; 1,85 w 2005 r.; w 2007 wedtug zatozen

wskaznik powinien wreszcie przekroczy¢ 2)

HEMOFILIA NA DWORACH KROLEWSKICH

Krolowa Anglii Wiktoria (1819—1901) wyszta za ksiecia Alberta w 1840 r. w Londynie.
Z tego zwigzku urodzito sie dziewiecioro dzieci — czterech syndw i pie¢ corek. Sposrdd tych
dzieci jeden syn, Leopold, byt hemofilikiem. Dwie cérki, Beatrycze i Alicja, byty nosicielkami
hemofilii. Za posrednictwem tych ksiezniczek i ich corek hemofilia trafita na dwory monar-
choéw Hiszpanii i Rosji. Zapewne najbardziej znanym chorym na hemofilie byt urodzony w
1905 r. Aleksy, syn cara Mikotaja Il.

POLSKIE STOWARZYSZENIE CHORYCH NA HEMOFILIE

Polskie Stowarzyszenie Chorych na Hemofilie powstato w 1988 r. Obecnie zrzesza
ok. 800 cztonkéw, zgrupowanych w 12 kotach terenowych. W Stowarzyszeniu dziatajg za-
rowno chorzy na hemofilie i inne pokrewne skazy krwotoczne, jak i cztonkowie ich rodzin,
zwitaszcza rodzice. Stowarzyszenie Scisle wspotpracuje ze swojg Radga Medyczng, ztozong
z hematologdw i lekarzy innych specjalnosci majacych duze doswiadczenie w leczeniu he-
mofilii.

LECZENIE DOMOWE

Podstawowg zasadg w nowoczesnych metodach leczenia hemofilii jest podanie czynnika
krzepniecia w jak najwczesniejszym stadium krwawienia do stawu lub miesni. Nie dopuszcza
sie w ten sposéb do rozwoju krwawienia wewnatrz organizmu i do wystgpienia negatywnych
konsekwenciji, a jednoczesnie najczesciej wystarcza podanie tylko jednej dawki leku.

We wczesnych stadiach krwawienia do stawu mogg nie wystepowac¢ zadne widoczne
objawy zewnetrzne. Chorzy na hemofilie sg wdrazani do wczesnego rozpoznawania takich
standéw na podstawie odczuc¢ rozpierania, bolu, ciepta itp. — sg to objawy dostepne dla pa-
cjenta, ale niewidoczne dla lekarza (mozna tu wskazaé na pewna analogie do migrenowych
béléw gtowy — tam réwniez pacjent czesto wie z pewnym wyprzedzeniem, ze zbliza sie na-
pad, i przyjmujac leki moze sttumi¢ migrene w zarodku; w obu wypadkach te pierwsze symp-
tomy okresla sie terminem “aura”). Jezeli zachodzi podejrzenie krwawienia do stawu, ko-
nieczne jest jak najszybsze rozpoczecie leczenia przez podanie czynnika krzepnigcia.

Zardéwno ze wzgledéw medycznych (unikniecie gorszych nastepstw), jak i ekonomicznych
(oszczednos¢ wynikajgca z koniecznosci podania dwoch lub wiecej dawek leku) kazdy chory
na ciezkg posta¢ hemofilii powinien mie¢ w lodéwce pewien zapas czynnika krzepniecia, by
moc poda¢ sobie lek natychmiast po stwierdzeniu pojawienia sie pierwszych objawéw
krwawienia do stawu (aury).

LECZENIE PROFILAKTYCZNE

W przypadku hemofilii leczenie profilaktyczne polega na podawaniu czynnika krzepniecia
co 2-3 dni, niezaleznie od tego, czy chory ma jakie$ krwawienie czy nie. W ten sposéb pa-
cjent jest chroniony przed wystgpieniem krwawien samoistnych lub spowodowanych drob-
nymi urazami. Jest to szczegdlnie istotne w dziecinstwie i wieku mtodzienczym, gdy rozwija-
jacy sie organizm jest szczegéblnie podatny na zmiany zwyrodnieniowe.



Dzieki profilaktyce chory moze normalnie funkcjonowac¢ w spoteczenstwie. Jest to takze
bardzo istotne dla jego rodzicow i rodzenstwa, poniewaz opieka nad chorymi na hemofilie
nekanymi czestymi krwawieniami do stawdéw wymaga od ich bliskich duzego poswiecenia
i wielu wyrzeczen.

WEZWANIE DO DZIALANIA

Hemofilia wcale nie musi skazywa¢ na cierpienie i niepetnosprawnosé.

Chorzy na hemofilie i inne wrodzone osoczowe skazy krwotoczne zyjacy w Polsce majg
wiele probleméw, wynikajacych m.in. z wcigz niedostatecznej ilosci lekow czy ze zbyt stabej
wiedzy lekarzy na temat tych schorzen, zwtaszcza w mniejszych osrodkach. Chcielibysmy
jednak, by dzisiejsze spotkanie, odbywajace sie w specjalnym dniu, Swiatowym Dniu Chore-
go na Hemofilie, nie byto li tylko roztrzasaniem ewidentnie istniejacych niedostatkéw i trud-
nosci, lecz by stato sie jednym z etapow konstruktywnego dziatania na rzecz poprawy sytu-
acji chorych na wrodzone skazy krwotoczne w Polsce. Pragniemy przedstawi¢ program ra-
dykalnej poprawy losu tej grupy chorych, ktérej najtatwiej pom6c — mamy na mysli dzieci
chore na hemofilie.

Cho¢ moze wzbudzi to zdziwienie, nalezy wyraznie powiedzieé, ze nie jest to wcale pro-
blem dotyczacy jedynie jakiej$s wyizolowanej grupy oséb. Kazdy z obecnych na tej sali mo-
ze zostac¢ ojcem lub matka dziecka chorego na hemofilie. Jeden ze stereotypéw na te-
mat hemofilii funkcjonujacych nie tylko w naszym spoteczenstwie to stwierdzenie, ze jest to
choroba kréléw. Przytoczmy anegdote opartg na faktach: do szpitala w jednym ze stanow
USA zgtosit sie Murzyn chory na hemofilie. Lekarz nawet go nie badat, spojrzat tylko na kolor
jego skory i stwierdzit: “To niemozliwe, zeby pan miat hemofilie, bo to wszystko wywodzi sie
od krélowej Wiktorii”. Rzeczywiscie w gronie potomkéw krélowej Wiktorii byto kilku hemofili-
kow — najbardziej znany to carewicz Aleksy. Ale hemofilia nie jest tylko chorobg dziedziczng
— w znacznej liczbie przypadkoéw pojawia sie samoistnie, w wyniku btedu genetycznego.
W rezultacie kazdy mtody rodzic wraz z informacjq, ze ma syna, moze uzyskac¢ druga: ze ten
syn jest chory na hemofilie.

Inny stereotyp gtosi, ze jesli chory na hemofilie nawet lekko sie skaleczy, to wykrwawi sie
na smier¢. To nieprawda, cho¢ oczywiscie powazne rany stanowig istotne zagrozenie. Gene-
ralnie krwawienia zewnetrzne stosunkowo tatwo mozna opanowac. Prawdziwym problemem
w hemofilii sg natomiast krwawienia do wnetrza ciata, w tym do stawoéw. Krwawienie do sta-
wu to problem w danej chwili — bo staw puchnie, niekiedy bardzo, i po prostu strasznie boli;
jest to jednak takze problem na przyszto$¢, bowiem dochodzi przy okazji do uszkodzenia
stawu. Skutki wielokrotnych krwawien do stawu dajg sie porowna¢ do zmian artretycznych,
wystepujacych zwykle w podesztym wieku. W Polsce kilkunastoletni hemofilicy czesto majg
stawy siedemdziesieciolatkdw.

A przeciez noworodek z hemofilig jest niemal zdrowy — wskutek defektu w jednym z ge-
néw jego organizm nie jest tylko w stanie samodzielnie produkowa¢ jednego z biatek: czyn-
nika VIII w hemofilii A lub czynnika IX w hemofilii B. Wystarczytoby dostarczy¢ mu ten braku-
jacy czynnik i juz niemal po chorobie. Medycyna zna juz stosowne metody — wystarczy po-
da¢ choremu odpowiedni preparat. Na razie preparaty maja stosunkowo krétki czas dziatania
— ok. dwéch-trzech dni, jednak juz niedtugo wprowadzone zostang leki, ktére wystarczy po-
dawac co dziesie¢-dwanascie dni.

W wielu krajach europejskich, wsréd nich w panstwach wcale nie odbiegajacych pozio-
mem ekonomicznym od Polski — w Czechach, Stowacji, na Wegrzech — powszechnie stosuje
sie profilaktyke u dzieci chorych na hemofilie. Takie dzieci otrzymujg brakujacy czynnik
krzepniecia trzy razy w tygodniu i dzieki temu moga prowadzi¢ normalne zycie. Moga nor-
malnie sie bawi¢, uprawia¢ sporty (cho¢ oczywiscie bez dyscyplin narazajacych na czeste
urazy, jak sporty walki czy sporty ekstremalne), chodzi¢ do szkoty.

Te leki kosztuja, to prawda. Ale paradoksalnie to sie optaca — trzeba tylko rzetelnie
przeprowadzi¢ rachunek ekonomiczny. Na jednej szali potézmy koszty leku podawanego
profilaktycznie, a na drugiej — najpierw koszty materialne: wielokrotne pobyty w szpitalu,



koszty leku, ktory i tak trzeba bedzie poda¢ w trakcie krwawien, zabiegi chirurgiczne nie-
zbedne czesto juz u trzydziestolatkbw, w tym operacje wszczepienia sztucznych stawow,
renty inwalidzkie; a potem to, co juz trudniej przeliczy¢ na pieniadze: bdl i cierpienie, nie-
przespane noce, wyizolowanie ze spoteczenstwa, trudnosci w uzyskaniu odpowiedniego
wyksztatcenia wskutek probleméw z poruszaniem sie, niemoznos$¢ realizacji aspiracji zycio-
wych... A przeciez to jeszcze nie koniec tej listy, bo nie wspomnieliSmy o rodzicach i rodzen-
stwie, ktdrych zycie rowniez ulega istotnej zmianie.

Postulat profilaktyki pierwotnej dla dzieci zostat juz uwzgledniony w przyjetym przez Mini-
sterstwo Zdrowia Narodowym Programie Leczenia Hemofili na lata 2005-2011 — ktopot
w tym, Zze praktycznie nie jest realizowany. Polskie dzieci chore na hemofilie zastugujg na to,
by uzyska¢ prawidtowe leczenie. Zastuguja tez na to, by uzyskac leczenie w petni bezpiecz-
nymi lekami. W latach siedemdziesigtych srodowisko chorych na hemofilie w wielu krajach
zostato zdziesigtkowane. Przyczyng byty grozne wirusy, dotychczas nieznane, wsrdd nich
wirus HIV. Dzi$ takie wirusy jak HIV czy wirus zapalenia watroby typu C (HCV) stanowig juz
duzo mniejsze zagrozenie w przypadku lekow wytwarzanych z krwi, jesli te sq poddane od-
powiedniej inaktywacji. Prawdziwym niebezpieczenstwem sg natomiast te drobnoustroje,
ktorych rozprzestrzenianie sie droga krwiopochodng nie jest do konca zbadane. Ostatnio
kazdy rok przynosi informacje o obecnosci we krwi nowych patogenéw — a to wirus Zachod-
niego Nilu, a to priony mogace wywota¢ wariant choroby Creutzfelda-Jakoba... Nie wiemy, co
przyniesie jutro. Trudno jednak zaktadac¢, ze nagle ustang wszelkie mutacje i ze nie bedg
nam juz zagraza¢ nowe patogeny. Nowy, nieznany jeszcze wirus moze okazac sie bardzo
niebezpieczny. Chorzy na hemofilie musza czesto przyjmowac leki. Jesli jakas partia lekéw
okaze sie zakazona, moze bardzo szybko doj$¢ do zainfekowania duzej grupy pacjentow.
Dodajmy takze, ze wyptacane przez rzady wielu krajéw odszkodowania dla chorych na he-
mofilie zakazonych groznymi wirusami stanowity niebagatelne sumy — 750 min dolarow
w USA czy 1,1 mld dolaréw w Kanadzie.

Logiczne jest, ze powinnismy szczegOlnie chroni¢ tych pacjentéw, ktérzy jeszcze nigdy
w swoim zyciu nie zetkneli sie z lekami wytwarzanymi z ludzkiej krwi. Taka szanse dajq leki
produkowane metodami biotechnologii — sg to leki rekombinowane. Rekombinowane czynni-
ki krzepnigcia najnowszej, trzeciej generacji nie zawierajg w ogo6le biatek innych niz konkret-
ny czynnik krzepniecia i dzieki temu sg wolne od wszelkich wirusow czy prionéw mogacych
wystepowac w ludzkiej krwi.

Dlatego dzisiaj, 17 kwietnia, w Swiatowym Dniu Chorego na Hemofilie, zwracamy sie
z apelem do Ministerstwa Zdrowia: zrealizujmy wreszcie leczenie profilaktyczne wszystkich
dzieci z ciezkg postacig hemofilii. A tym sposrdd nich, ktore jeszcze w ogole nie otrzymywaty
lekéw, zapewnijmy leczenie w petni bezpiecznymi czynnikami krzepniecia niewytwarzanymi
juz z krwi. Rzetelnie przeprowadzone obliczenia wykazg, ze wydane na to pienigdze przy-
niosg w koncowym rozrachunku oszczednosci, poniewaz zawsze taniej jest zapobiegaé niz
ptaci¢ za leczenie powiktan i komplikacji.

Hemofilia wcale nie musi skazywac¢ na cierpienie i niepetnosprawnos¢. Dajmy dzie-
ciom chorym na hemofilie szanse na normalne, godziwe zycie.

Polskie Stowarzyszenie Chorych na Hemofilie

ZRODLA INFORMACJI O HEMOFILII

Ksigzki:
- Roma Rokicka-Milewska, Hemofilia u dzieci
- Jerzy Windyga, Skazy krwotoczne

Ksiazeczki informacyjne wydawane przez Polskie Stowarzyszenie Chorych na Hemofilie:
- Michat Jamrozik, Jak zy¢ z hemofilig

- Hemofilia i ja

- Hemofilia i szkota




- Wsparcie emocjonalne w hemofilii

- Zycie z artropatia hemofilowg

- Zapobieganie wylewom dostawowym

- Jak dbac o miejsca zastrzykdéw dozylnych

- Praktyczne rady dla chorych na hemofilie

- Hemofilia w ilustracjach

- Jak dbac o naczynia krwiono$ne? Migjsca zastrzykow dozylnych

Wydawany kwartalnie “Biuletyn Informacyjny”

Strony internetowe:

http://www.hemofilia.of.pl

http://republika.pl/forum_psch

http://hemofilia.webpark.pl

http://www.idn.org.pl/hemofilia/biuletyn.html[archiwalne numery “Biuletynu Informacyjnego”]

BIULETYN INFORMACYJNY Polskiego Stowarzyszenia Chorych na Hemofilie.

Do uzytku wewnetrznego.

Opracowat Adam Sumera.

Korespondencje prosimy kierowa¢ pod nastepujacy adres: Ldédzkie Koto Terenowe Polskiego Stowarzyszenia
Chorych na Hemofilie przy Klinice Hematologii UM, Szpital im. M. Kopernika, ul. Pabianicka 62, 93-513 £6dz.
Nasz kontakt internetowy: rpren@uml.lodz.pl; psch_lodz@interia.pl;

Strona kota tédzkiego: www.pschlodz.prv.pl



