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Rozpoczynamy ten numer od krétkiej relacji z konferencji zwigzanej z Dniem Chorych na
Hemofilie [1, 2]. Szczegdlnie mito mi, Ze mozemy napisac o wreczeniu Orderu Usmiechu
aktualnemu prezesowi naszego Stowarzyszenia, Bogdanowi Gajewskiemu. Powod tej rado-
Sci jest podwdjny. Po pierwsze, to uhonorowanie dziatalno$ci na rzecz chorych na hemofilie,
zZwtaszcza dzieci, ktorej nasz Prezes poswieca sie z wielkim oddaniem. Po drugie, nasze
Stowarzyszenie jest jedng z bardzo nielicznych polskich organizacji spofecznych (a moze
jedyng?), ktora ma w swoim gronie trzech kawalerow tego wspaniatego Orderu.

Fachowe grono medyczne przygotowato dla nas materialy poswiecone inhibitorom [4],
zasadom podawania i przechowywania czynnikéw krzepniecia [5], a takze planom zabiegéw
ortopedycznych przewidywanych w najblizszej przysztoSci w Krakowie [8].

Warto takze zapoznac sie z artykutami zaczerpnietymi z ciekawej publikacji kanadyjskiej,
czasopisma ,Hemophilia Today”, m.in. o problemach starzenia sie z hemofilig [6], perspek-
tywach leczenia hemdfilii [7] i o kanadyjskich odszkodowaniach dla 0séb zakazonych przez
krew lub produkty krwiopochodne [10]. Jest tez o naukowej rewelacji dotyczgcej szczegotow
,krolewskiej choroby” [11].

Mity jubileusz 60-lecia Kliniki Hematologii Collegium Medicum Uniwersytetu Jagiellon-
skiego przybliza relacja kolegéw z Krakowa [9]

Adam Sumera

[1] DZIEN CHORYCH NA HEMOFILIE

Dramatyczne wypadki 10 kwietnia i okres zatoby narodowej po katastrofie samolotowe;j
sprawity, ze Dzien Chorych na Hemodfilie, przypadajgcy 17 kwietnia, byt w tym roku obcho-
dzony w naszym kraju z opdéznieniem. 18 maja br. w Warszawie odbyta sie konferencja pod
hastem ,Choroba kroléw, czyli przetamywanie mitéw o hemdfilii”. W konferencji wzieli udziat
znani nam wszystkim eksperci w dziedzinie hemofilii — doc. Anna Klukowska, doc. Jerzy
Windyga, doc. Jarostaw Peregud-Pogorzelski — oraz dr Piotr Zbikowski, specjalista ortopedii
i traumatologii narzadu ruchu z Centralnego Szpitala Klinicznego MSWiA w Warszawie. Za-
proszeni byli réwniez przedstawiciele Ministerstwa Zdrowia, Narodowego Funduszu Zdrowia
i Narodowego Centrum Krwi. Na spotkanie licznie przybyli dziennikarze.

Podczas konferencji przedstawiono krétki film o chorych na hemofilie, ktérzy — wbrew
stereotypom — zyjg aktywnie. Mowiono takze o szansach na operacje ortopedyczne, ktére
przywracajg sprawnos¢ — chodzi tu o operacje wszczepienia endoprotez, zabiegi, z ktérych
wykonywaniem byto w ostatnim czasie wiele probleméw, nie wynikajgcych wcale z powodéw
natury medycznej. Sporo uwagi poswiecono rowniez roli rehabilitacji i sportu w zyciu oséb
chorych na hemofilie.

Wazng czescig konferencji byta uroczystos¢ wreczenia Orderu Usmiechu kol. Bogdanowi
Gajewskiemu. Szerzej piszemy o tym ponizej.

(as)



[2] ORDER USMIECHU DLA BOGDANA GAJEWSKIEGO

Podczas konferencji prasowej z okazji $wiatowego Dnia Chorych na Hemofilie, ktéra od-
byta sie w Warszawie 18 maja 2010 r., Bogdan Gajewski, prezes Polskiego Stowarzyszenia
Chorych na Hemofilie, otrzymat Order Usmiechu.

Order Usmiechu to jedyne na $wiecie odznaczenie nadawane dorostym przez dzieci — za
okazywane im serce, przyjazn, dobroé i cierpliwosé.

Kandydature Bogdana Gajewskiego zgtosity dzieci i mtodziez chore na hemofilie, ktére
napisaty do Kapituty Orderu Usmiechu listy w tej sprawie. Dzieki staraniom Polskiego Sto-
warzyszenia Chorych na Hemofilie od 2008 r. dzieci w Polsce od 0 do 18 roku zycia zostaty
objete leczeniem profilaktycznym, dzieki czemu diametralnie zmienita sie jakos¢ ich zycia.
Unikajg wiekszosci powiktan hemofilii, ktére byly i wcigz sg codziennoécig dla dorostych
chorych w Polsce: bolesnych krwawien do miesni i stawéw oraz nieodwracalnego ich nisz-
czenia.

.10 dzieki panu Bogdanowi Gajewskiemu nareszcie mamy wprowadzong profilaktyke.
Musze czesto robi¢ sobie zastrzyki, ale dzieki temu moge gra¢ w pitke, jezdzi¢ na rowerze.
Bez obaw, ze mama bedzie sie martwic, ze cos mi sie stanie. Zapominam, ze jestem chory
i czuje sie, jak inni moi koledzy — czyli zdrowy. (...) Bogdan Gajewski jest dla mnie autoryte-
tem. Chciatbym by¢ kiedys taki, jak On" — napisat w jednym z listow dziesiecioletni Konstanty

Bogdan Gajewski jest jednym z zatozycieli Polskiego Stowarzyszenia Chorych na Hemofi-
lie, a od 2007 r. petni funkcje prezesa. Wczesdniej zatozyt m.in. forum internetowe dla chorych
na hemofilie w Polsce, na ktérym jest zarejestrowanych ponad 600 oséb, a takze forum dla
krajow Europy $rodkowej i Wschodniej. Prowadzi strone internetowg (www.hemofilia.of.pl),
ttumaczy na jezyk polski i publikuje materiaty edukacyjne poswiecone hemofilii — ksigzki
i ptyty DVD. Sg one adresowane zaréwno do dzieci, jak ich rodzicéw oraz dorostych chorych.
Do tej pory zostato wydanych ponad 20 publikacji, a kolejne sg w przygotowaniu. Dzieki
dziatalnosci PSCH, pisaniu licznych listéw oraz petycji adresowanych do Ministerstwa Zdro-
wia, postow, senatoréw, w ostatnich latach bardzo poprawit sie standard leczenia hemofilii
w Polsce.

Order Usmiechu jest odznaczeniem niezwigzanym z zadng organizacjg spoteczng czy
polityczng. Wéréd Kawaleréw Orderu Usmiechu sg m.in.: Ojciec Swiety Jan Pawet II, Dalaj-
lama, Matka Teresa z Kalkuty, ks. Jan Twardowski, Anna Dymna, Ewa Btaszczyk, prof. Zbi-
gniew Religa, ks. Arkadiusz Nowak, prof. Anna Chybicka, Marek Kotanski

Kawalerami Orderu Usmiechu sg rowniez dwaj inni cztonkowie Polskiego Stowarzyszenia
Chorych na Hemofilie: Zbigniew Sendutka (poprzedni prezes PSCH) oraz Zdzistaw Grzelak
(obecny wiceprezes PSCH).

— Bardzo sie ciesze, bo Order Usmiechu zostat przyznany przez dzieci chore na hemofilie.
Wiem, co czujg, z jakimi ktopotami sie borykajg, bo sam przez to przeszedtem. Dzieki lecze-
niu profilaktycznemu mogg zy¢ bez cierpienia i kul, tego wszystkiego, co dla dorostych cho-
rych na hemofilie w Polsce wcigz byto i jest codziennoscig — moéwi Bogdan Gajewski. — Nie
wszystko jednak wyglgda jeszcze tak, jak powinno. Bedziemy walczy¢, by leczeniem profi-
laktycznym zostali objeci miodzi ludzie do 25. roku zycia, a w przysziosci takze dorosli.
Chcemy tez, by w Polsce wreszcie pojawity sie najbezpieczniejsze leki, nieprodukowane
Z krwi, a takze by wiasciwg opiekg zostali otoczeni chorzy z hemofilig powiktang inhibitorem.

Katarzyna Pinkosz

[3] O HEMOFILII W MEDIACH

Konferencja z okazji Dnia Chorych na Hemofilie¢ przyniosta owoce w postaci zaintereso-
wania medidw problemami leczenia hemofili. W sobotni wieczér 22 maja, przez blisko go-
dzine w | programie Polskiego Radia o wielu sprawach zwigzanych z hemofilig, m.in. o le-
czeniu profilaktycznym dzieci, o bezpieczenstwie czynnikéw krzepniecia, o perspektywach
leczenia — a nawet moze wyleczenia — hemofilii méwili Bogdan Gajewski i doc. Jerzy Win-
dyga. Natomiast w niedzielny poranek 23 maja, o godz. 9.45, telewizyjna stacja Polsat News



przeprowadzita pietnastominutowg rozmowe z rodzicami matego Kazika Zdrodowskiego,
chtopca chorego na hemofilie, ktéry jeszcze nie rozpoczat leczenia profilaktycznego, ale ma
juz za sobg pierwsze wylewy. Rodzice Kazika walczg o zapewnienie mu profilaktyki przy
zastosowaniu czynnikéw rekombinowanych.

Materialy o leczeniu profilaktycznym dzieci chorych na hemofilie wyemitowano takze
29 maja w telewizyjnej Panoramie i Teleexpressie.

Ten numer Biuletynu zamykamy na samym poczatku czerwca, wiec lista bezposrednich
efektéw majowej konferencji zapewne nie jest jeszcze kompletna.

(as)

[4] CZY MOZNA UNIKNAC POWSTANIA INHIBITORA?

Najbardziej problematyczng komplikacjg hemofilii A jest powstanie inhibitora czynnika VIIl.
W odpowiedzi na podawany dozylnie czynnik krzepniecia, organizm zaczyna produkowaé
przeciwciata, ktére wigzg sie z nim i neutralizujg jego dziatanie. U takich chorych podanie
koncentratu nie zatrzymuje krwawienia, dlatego muszg otrzymywac inne leki, ktére omijajg
klasyczng kaskade krzepniecia. Niestety, te leki czesto stabiej wzmacniajg skrzep, przez to
chorym trudniej wyleczy¢ wylew i sg oni bardziej narazeni na pogtebienie artropatii. Nalezy
réwniez podkresli¢, ze leki omijajgce sg kilkakrotnie drozsze od klasycznych.

Inhibitor rozwija sie u 20-50% chorych z ciezkg postacig hemofili. Mechanizmy jego po-
wstawania sg dopiero poznawane. Wedtug aktualnego stanu wiedzy mozna je podzieli¢ na
dwie grupy: niemodyfikowalne oraz modyfikowalne. Do pierwszej nalezg: czynniki dzie-
dziczne — predyspozycja do wytworzenia inhibitora u cztionkdéw rodziny; ciezka, rzadziej
umiarkowana postaé przede wszystkim hemofili A; rasa czarna; niektére mutacje genu
czynnika (duze delecje, inwersje, zwlaszcza intronu 22 i stop mutacje). W drugiej nalezy
wymieni¢ czynniki immunologiczne: charakterystyka i oddziatywanie miedzy limfocytami T
i B; duze dawki czynnika krzepniecia podawane w czasie zabiegdw chirurgicznych i powaz-
nych krwawien; stan zapalny i duze urazy; pierwsze 20-50 dni ekspozycji na czynnik. Wy-
mieniane sg tu réwniez szczepienia ochronne wykonywane w tym samym dniu, co podanie
czynnika. Rodzaj stosowanego koncentratu (rekombinowany, osoczopochodny, wysoko-
oczyszczony, zawierajgcy czynnik von Willebranda) wydaje sie nie miec¢ istotnego znaczenia,
jednakze doniesienia te wymagajg dalszych badah. Z pewnoscig regularna profilaktyka
zmniejsza ryzyko inhibitora.

Najwyzsze ryzyko jego powstania wystepuje w ciggu pierwszych 20 dni ekspozycji u
dziecka (czyli 20 wstrzyknie¢). Jesli pacjenta mozna przeprowadzi¢ przez ten ryzykowny
okres bez rozwiniecia inhibitora, to prawdopodobienstwo jego ujawnienia sie w pdzniejszym
czasie jest mniejsze.

W pilotazowym programie przeprowadzonym w Klinice Uniwersyteckiej w Monachium
i innych klinikach na terenie Niemiec i Austrii pod kierownictwem Karin Kurnik, w ciggu 20-50
dni ekspozycji zastosowano model profilaktyki z uwzglednieniem unikania niebezpiecz-
nych sygnatow immunologicznych. Jego celem byla indukcja tolerancji na podawany
czynnik VIIl i zmniejszenie ryzyka ujawnienia sie inhibitora.

W badaniu wzieto udziat 26 dotychczas nieleczonych pacjentéw (PUPs) z ciezkg postacig
hemofilii, u ktérych zastosowano nowy schemat profilaktyki i porbwnano z grupg kontrolng 30
PUPs leczonych standardowg profilaktykg (40-50 jedn./kg masy ciata 3 razy w tygodniu).
Nie byto istotnych réznic miedzy grupg badang i kontrolng (ta sama rasa — kaukaska, posta¢
hemodfilii, ciezko$¢ mutacji genu czynnika VIl oraz rodzaj koncentratu i wiek pierwszej eks-
pozycji, a takze model szczepien i zabiegi chirurgiczne).

W grupie badanej podawano 25jedn./kg masy ciata (ok. 250 jedn.) raz w tygodniu w mo-
mencie pojawienia sie tendencji do siniakdw, nawet niewielkich krwawien do tkanek migk-
kich, miesni. Srednio pierwsze wstrzykniecie wykonywano ok. 10 miesigca zycia. Nie im-
plantowano portu naczyniowego. Stopniowo zwigkszano czesto$¢ podan i wielkos¢ dawek
wraz ze zwiekszaniem intensywnosci krwawien, to jest do 2 razy w tygodniu po 250 jedn.



i docelowo w momencie pojawienia sie krwawien srodstawowych do 25-50 jedn./kg masy
ciata 3 razy w tygodniu.

Wyniki badania wskazujg, iz minimalizacja niebezpiecznych sygnatéw immunologicznych
w czasie 20 pierwszych dni ekspozycji moze zredukowac pojawienie sie ryzyka inhibitora. W
grupie kontrolnej inhibitor powstat u 14 z 30 chorych, natomiast w grupie badanej tylko
u jednego pacjenta na 26.

To wstepne doniesienie wymaga dalszych szerszych badanh, ktére — jesli sie potwierdzg —
mogg istotnie zmodyfikowaé dotychczasowe modele profilaktyki i uchroni¢ duzg grupe cho-
rych przed tym groznym powiktaniem leczenia.

Dwie ponizsze tabele przedstawiajg w zwieztej formie najwazniejsze tezy artykutu.

Czynniki ryzyka wystapienia inhibitora

Niemodyfikowalne Modyfikowalne

1. Ciezka posta¢ hemofilii, « Oddziatywanie miedzy limfocytami T i B
zwlaszcza A o Duze dawki czynnika krzepniecia podawane w

2. Predyspozycja rodzinna czasie zabiegow chirurgicznych i powaznych

3. Rasa czarna krwawien

4. Mutacje genu czynnika e Burzai stres immunologiczny zwigzany z zabiegiem
(duze delecje, inwersje, chirurgicznym (np. implantacja portu naczyniowego)
zwlaszcza intronu 22 i stop « Pierwsze 20-50 dni ekspozycji na czynnik
mutacije) e Duzy uraz, stan zapalny

Czynniki zmniejszajace ryzyko wystapienia inhibitora

« Unikanie zabiegdw chirurgicznych (w tym implan- « Mala liczba podan na zgda-
tacji portu naczyniowego) w czasie pierwszych 20 nie przed rozpoczeciem
dni ekspozycji profilaktyki?
« Unikanie podawania szczepionki w dniu « Mate dawki/czestotliwosé
wstrzykniecia koncentratu czynnika krzepniecia wstrzyknie¢ w ramach profi-
« Podawanie szczepionki tylko podskérnie laktyki?
« Wczesne leczenie krwawienia wiasciwg dawkg « Miody wiek rozpoczecia profi-
czynnika, w celu unikniecia podawania duzych laktyki?
dawek przez dtugi okres
« Unikanie podawania pierwszej dawki czynnika
w czasie duzego krwawienia i infekciji

Na podstawie: New early prophylaxis regimen that avoids immunological danger signals can reduce
FVIIIl inhibitor development. K. Kurnik, C. Bidlingmaier, W. Engl, H. Chehadeh, B. Reipert and G. Au-
erswald. ,Haemophilia” (2009), 1-7

lek. med. Michat Jamrozik

[5] ZASADY PODAWANIA | PRZECHOWYWANIA CZYNNIKOW KRZEPNIECIA

Pielegniarka pracujgca w osrodku leczenia skaz krwotocznych odgrywa wazng role

w opiece nad pacjentem chorym na hemofilie. Opieka ta polega gtéwnie na:

- podawaniu czynnikdw krzepniecia (doraznie w czasie wylewu lub profilaktycznie);

- pobieraniu krwi do badan (wizyty kontrolne w poradni hematologicznej);

- wykonywaniu opatrunkéw w razie skaleczen, urazéw;

- statej wspotpracy z lekarzem hematologiem;

- sprowadzaniu na oddziat/do poradni czynnikdw krzepnigcia (oraz ich odpowiednim prze-
chowywaniu);

- sprawowaniu nadzoru nad tym, aby w osrodku stale byt odpowiedni zapas czynnika oraz
istniata mozliwos¢ jego podania (w razie nagtych wypadkoéw, réwniez poza godzinami
pracy poradni);



- edukowaniu pacjentéw (nauka samoiniekcji, wydawanie broszur itp.);

- zapewnieniu mozliwosci kontaktu telefonicznego lub mailowego w nagtych wypadkach;

- prowadzeniu dokumentacji szpitalnej (ksigzka przetoczen oraz ksigzka infuzji) i indywid u-
alnej pacjenta (uzupetnianie zeszytu przetoczen);

- uczestnictwie w spotkaniach z pacjentami;

- uczestnictwie w szkoleniach doksztatcajgcych.

Pielegniarka z osrodka leczenia skaz krwotocznych petni niezwykle istotng role w zakresie
edukacji pacjentow i ich rodzin. Powinna ona nie tylko posiada¢ duzg wiedze na temat hemo-
filii, ale réwniez umiec jg przekazaé choremu. Odpowiednia edukacja pacjentéw ma funda-
mentalne znaczenie dla skutecznosci leczenia, poniewaz chorzy zazwyczaj samodzielnie
podajg sobie czynnik w warunkach domowych.

Koncentraty czynnikdw krzepniecia nalezy transportowac i przechowywac w temperaturze
zalecanej przez producenta (zwykle 2—-8°C). Przed podaniem ogrzewa si¢ je do temperatury
pokojowej badz wyjmuje z lodéwki na godzine przed podaniem. Nalezy pamieta¢ o tym, ze
lekéw tych nie mozna rozpuszcza¢ w roztworze soli fizjologicznej, tylko w rozpuszczalniku
dotgczonym do opakowania z lekiem, tj. w wodzie do wstrzyknie¢. Rozpuszczony czynnik
krzepniecia nalezy nabra¢ do strzykawki za pomocsy igty z filtrem (dotgczonej do opakowa-
nia) i podawac¢ powoli z maksymalng predkoscig 2—3 ml/min.

Dziatania niepozadane po podaniu koncentratu czynnika wystepujg bardzo rzadko. Moz-
liwe objawy to: pokrzywka, rumien skory, swigd, duszno$¢, bol i zawroty gtowy, bdl w klatce
piersiowej, gorgczka, wzmozona potliwos¢ oraz zaburzenia rytmu serca. Nalezy wtedy nie-
zwtocznie skontaktowac sie z lekarzem hematologiem.

Zatgczone do Biuletynu tabele (patrz wktadka) przedstawiajg dane na temat podawania
i przechowywania czynnikow krzepniecia.

piel. mgr Halina Jonczyk,
Katedra i Klinika Hematologii CM UJ w Krakowie

[6] STAROSC Z HEMOFILIA

Wszyscy ludzie zyjg teraz diuzej i cieszg sie lepszym zdrowiem. W wiekszosci krajéw od-
setek oséb powyzej 60 roku zycia rosnie szybciej niz w przypadku innych grup wiekowych;
w rezultacie wzrasta srednia dtugos¢ zycia, a zmniejsza sie przyrost naturalny. W 2006 r. na
Swiecie byto pot miliarda oséb powyzej 65 roku zycia. Przewiduje sie, ze do 2030 r. ta liczba
sie podwoi.

Dobra wiadomos$¢ brzmi: ta tendencja dotyczy tez oséb ze skazami krwotocznymi — wielu
chorych na hemofilie wchodzi obecnie w zaawansowany wiek. Postepy w leczeniu hemofilii
rozpoczete w latach pieédziesigtych przyczynity sie do wydtuzenia sie sredniej dtugosci zycia
i do poprawy jakosci zycia. Wczesniejsze pokolenia chorych na hemofilie A lub B umieraty
przedwczesnie wskutek komplikacji zwigzanych z wylewami i krwotokami, poniewaz nie byto
jeszcze koncentratow czynnikow Kkrzepniecia; pozniej pojawity sie tez komplikacje zwigzane
z zakazeniem HIV i HCV.

Chociaz dtugos¢ zycia chorych na ciezkg posta¢ hemofilii nadal jest mniejsza niz wsrod
zdrowych 0sob, to jednak coraz bardziej zbliza sie do Sredniej wartosci dla ogdtu mezczyzn
(badania Dolana i in., 2009). W rezultacie nalezy sie spodziewa¢, ze chorzy na hemofilie
bedg mie¢ problemy wynikajgce z zaawansowanego wieku, do tej pory nie obserwowane
w tej grupie pacjentdw; pojawig sie takze odlegte skutki istniejgcych schorzen, np. ktopoty
z watrobg bedace konsekwencjg wirusowego zapalenia watroby, a takze problemy z poru-
szaniem sie spowodowane artropatig hemofilowa.

Wydtuzenie dtugosci zycia stawia nowe wyzwania przed lekarzami opiekujgcymi sie cho-
rymi na hemofilie. Wazne jest, by to wydtuzone trwanie zycia bra¢ pod uwage juz na poczat-
ku opieki nad takim pacjentem. By¢ moze leczenie profilaktyczne zyska nowe znaczenie,
jesli pacjent zda sobie sprawe z tego, ze stawy bedg musiaty sprawnie mu stuzy¢ i po
osiemdziesigtce. W przypadku pewnych schorzen do tej pory nie pojawiajgcych sie w tej
grupie chorych moze nie by¢ jeszcze stosownych wytycznych postepowania. Konieczna be-



dzie wspotpraca specjalistow z réznych osrodkow, zeby stworzy¢ baze danych pozwalajgca
na oparcie leczenia na konkretnych dowodach medycznych (evidence-based). Musimy nadal
wspieraC naszych pacjentow w ich staraniach o uzyskanie jak najlepszej opieki medycznej
i socjalnej. PowinniSmy dgzy¢ do edukowania specjalistow w takich dziedzinach, jak geron-
tologia, onkologia, kardiologia i opieka pielegniarska w domu pacjenta, poniewaz specyfika
skaz krwotocznych moze by¢ im jeszcze nieznana. Pewna pacjentka opisuje to tak: ,Ponie-
waz mam 72 lata i jestem kobietg cierpigcg na rzadki niedoboér czynnika V, razem z opieku-
jacymi sie mng lekarzami starannie rozwazam ryzyko i korzysci zwigzane z mozliwo$ciami
leczenia niedawno zdiagnozowanego u mnie schorzenia kardiologicznego. Przy wyborze
leczenia nalezato uwzgledni¢ skutki uboczne niektérych lekbw mogace prowadzi¢ do zwigk-
szonego krwawienia”.

Musimy wspdlnie stawi¢ czoto tym nowym problemom i pomdoc pacjentom ze skazami
krwotocznym osiggnac¢ staros¢ w dobrym zdrowiu. A pamigtajmy, ze starzenie zaczyna sie
przy urodzeniu!

Lucie Lacasse,
pielegniarka w Regionalnym Centrum Leczenia Hemofilii w Ottawie
(,Hemophilia Today”, marzec 2010, thum. as)

[7] PERSPEKTYWY LECZENIA HEMOFILII

Wielkg zmiang w leczeniu hemofilii w poprzednim dziesiecioleciu byfa rosngca $wiado-
mos¢é, ze jesteSmy w stanie zapobiegaé przewlektemu niszczeniu uktadu migsnio-
wo-stawowego przez profilaktyczne podawanie koncentratu czynnika krzepniecia. To z kolei
wptyneto na rozwdj poszukiwan, jak zapewni¢ utrzymanie odpowiedniego poziomu czynnika
we krwi bez koniecznosci czestych przetoczeh. Taki cel mozna osiggngé na dwa sposoby:
dzieki wytworzeniu czynnika o przedtuzonym czasie poitrwania albo przez wprowadzenie do
organizmu genu odpowiedzialnego za produkcje czynnika na odpowiednim poziomie przez
dtuzszy czas.

Czas pottrwania to okres, po ktérym potowa podanego czynnika zostaje usunieta z krwio-
biegu. Czas péttrwania czynnika VIII u chorych na hemofilie A wynosi srednio 12 godzin;
w przypadku czynnika IX u chorych na hemofilie B ten czas jest zblizony do 24 godzin.

Obecnie trwajg intensywne prace nad wytworzeniem czynnikdéw krzepniecia o przedtuzo-
nym czasie péttrwania. Kilka firm farmaceutycznych w USA i w Europie juz zaczeto lub
wkrétce zacznie badania kliniczne z dtuzej dziatajgcym czynnikiem VIII, IX i Vlla. Jesli te ba-
dania okazg sie pomysine, mozna bedzie zmniejszy¢ czestosc profilaktycznego podawania
czynnika, np. w przypadku hemofilii A z trzech wstrzyknie¢ tygodniowo do jednego w tym
samym okresie.

Jak na razie wyglada na to, ze w wyscigu prowadzi czynnik o przedtuzonym dziataniu. Nie
nalezy jednak zapomina¢ o probach z inzynierig genetyczng. Choé¢ na razie sukcesy osig-
gnieto jedynie w probach na myszach i psach, trwajg badania kliniczne z udziatem ludzi. Te-
rapia genowa przyniosta juz dramatyczny przetom w leczeniu pewnych innych chorob prze-
wlektych, cho¢ nie zawsze obeszto sie bez powaznych komplikacji.

David Page
(,Hemophilia Today”, marzec 2010, ttum. i oprac. as)

W uzupemtieniu tego artykutu warto przytoczy¢ niezbyt pomysing informacje z 25 stycznia
br.: Firma Bayer ogtosita wstrzymanie miedzynarodowej drugiej fazy badania klinicznego
majgcego na celu pordwnanie eksperymentalnego rekombinowanego czynnika VIII o prze-
dfuzonym dziataniu BAY 79-4980 ze stosowanym obecnie czynnikiem rekombinowanym
Kogenate FS. Firma stwierdzita, Ze wczesne wyniki wskazujg, iz leczenie okazafo sie mniej
skuteczne niz oczekiwano.

(as na podst. ,Hemophilia Today”, marzec 2010)



[8] ZABIEGI ORTOPEDYCZNE W KRAKOWIE

Dzieki nawigzanej niedawno wspotpracy miedzy Klinikg Hematologii Szpitala Uniwersy-
teckiego a Krakowskim Centrum Rehabilitacji (www.krc.pl) chorzy na hemofilie i inne wro-
dzone skazy krwotoczne zyskali szanse na profesjonalng opieke ortopedyczng w Krakowie.
Z inicjatywy dr. Jerzego Mirostawa Jaworskiego, Dyrektora ds. Lecznictwa KCR, ktory wy-
kazat zainteresowanie i zrozumienie dla szczegdinych problemoéw ortopedycznych tej grupy
chorych, w najblizszym czasie zostang wykonane pierwsze zabiegi endoprotezowania sta-
wow u chorych na hemofilie.

7 maja br. odbyto sie spotkanie Kierownika Kliniki Hematologii, prof. Aleksandra B. Skot-
nickiego z dyrekcjg KCR oraz ordynatorami oddziatéw (Ortopedyczno-Urazowego, Rehabili-
tacji oraz Dziatu Anestezjologii), podczas ktérego oméwiono wszystkie istotne kwestie zwig-
zane z kwalifikacjg do operaciji, przebiegiem zabiegu, opiekg w okresie pooperacyjnym oraz
zabezpieczeniem hematologicznym.

Pracownicy KCR z ogromnym zaangazowaniem przygotowujg sie do planowanej wspot-
pracy. 28 kwietnia br. odbyto sie szkolenie zespotu pielegniarskiego; w trakcie szkolenia po-
za czesScig teoretyczng (wyktad lekarza i pielegniarki z Kliniki Hematologii) miaty miejsce
warsztaty praktyczne, podczas ktérych trzech chorych na ciezkg hemofilie A podato sobie
samodzielnie koncentrat czynnika VIII. Panie pielegniarki wykazaty bardzo duze zaintereso-
wanie problemami chorych, szybko zaznajomity sie z technikg podawania czynnikéw, za-
gadnieniami zwigzanymi z opiekg nad chorymi w okresie pooperacyjnym i w czasie rehabili-
tacji.

Zabezpieczenie planowanych zabiegdw w odpowiednie preparaty czynnikow krzepniecia
zostato uzgodnione z dyrekcjg RCKiK w Krakowie. Zabiegi bedg réwniez prowadzone w Sci-
stej wspotpracy z Pracownig Hemostazy Il Katedry Chordb Wewnetrznych, kierowanej przez
prof. Jacka Musiata. W Pracowni wszystkie niezbedne oznaczenia aktywnosci czynnikow
oraz testy w kierunku inhibitora bedg wykonywane przez dr Terese lwaniec w trybie cito
(bezposrednio po dostarczeniu prébki do laboratorium), co jest niezbednym warunkiem do
tego, aby zapewni¢ bezpieczenstwo pacjentom poddawanym tak rozlegtym i skomplikowa-
nym zabiegom operacyjnym.

Obecnie w Poradni Ortopedycznej KCR zakwalifikowanych do zabiegu endoprotezowania
stawu jest siedmiu chorych na hemofilie. Pierwsze trzy zabiegi odbedg sie pod koniec
czerwca br.

dr Joanna Zdziarska oraz mgr Halina Jonczyk,
Klinika Hematologii CMUJ w Krakowie

[9] JUBILEUSZ KLINIKI HEMATOLOGII W KRAKOWIE

W dniach 21 i 22 maja br. Klinika Hematologii Collegium Medicum UJ swietowala swoje
60-lecie. Kierownik Kliniki, prof. Aleksander Skotnicki zaprosit do udziatu w uroczystosciach
wszystkie Stowarzyszenia dziatajgce przy Klinice, w tym nasze, Polskie Stowarzyszenie
Chorych na Hemdfilie.

Tu trzeba powiedziec, ze Koto Krakow, ktére powstato w 1991 r., zawsze miato w osobie
pana Profesora gorgcego oredownika. Do tej pory wspiera wszelkie nasze dziatania i inicja-
tywy.

Pigtek 21 maja rozpoczat sie przed potudniem spotkaniem pacjentéw po przeszczepieniu
szpiku kostnego. Byto to juz trzynaste spotkanie tej grupy chorych. Na czes¢ oficjalng
w Teatrze Stowackiego zostali zaproszeni przedstawiciele wszystkich grup chorych i funda-
cji, lekarze, pielegniarki i goscie z kraju i zagranicy. Rozpoczeta jg sesja naukowo-
-wspomnieniowa. Pigkna sceneria Teatru Stowackiego, z kurtyng Henryka Siemiradzkiego
w tle, dodawata majestatu podniostej uroczystosci. A poprzedzit jg hejnat odegrany przez
hejnaliste. Profesor Skotnicki, organizator obchodéw, powitat zaproszonych gosci, wsrdd
ktérych byli: Anna Kaminska — Dyrektor Departamentu Polityki Zdrowotnej w Ministerstwie
Zdrowia, prof. Wiestaw Jedrzejczak — Krajowy Konsultant ds. Hematologii, prof. Wojciech



Nowak — Prorektor CM UJ, Kazimierz Bujakowski — wiceprezydent Krakowa, prof. Jerzy
Hotowiecki oraz goscie z Ukrainy.

Profesor Aleksander Skotnicki w swojej prelekcji ,Postep w leczeniu pacjentéw z choro-
bami krwi w ciggu ostatnich dwudziestu lat” sporo miejsca poswiecit chorym na hemofilie
i dziatajgcemu w Krakowie Polskiemu Stowarzyszeniu Chorych na Hemofilie. Dzieki prezen-
tacji wszyscy goscie mogli zobaczyé zdjecia z turnuséw rehabilitacyjnych i fotografie
z wernisazu zdjeé, a takze zapoznac sie z tytutami broszur i publikacji wydanych przez
PSCH.

Profesor odebrat mnéstwo zastuzonych gratulacji. Gtos zabierali kolejno zaproszeni go-
Scie i pacjenci. Pani Anna Kaminska wreczyta odznaki ,Dawca Przeszczepu”. Cze$¢ oficjal-
ng zakonczyto zrobienie wspolnego zdjecia, na ktorym znalazty sie osoby po przeszczepie
ze swoimi Dawcami. Byta to bardzo wzruszajgca chwila. Bohateréw publicznosé nagrodzita
owacjg na stojgco.

Nastepnie po poczestunku w foyer Teatru odbyt sie koncert pod nazwg ,Leopold Koztow-
ski (Ostatni Klezmer Galicji) i jego przyjaciele: Rodzynki z migdatami”. Koncert prowadzit
Jacek Cygan.

W sobote 22 maja miejscem uroczystosci byt Malty Rynek w Krakowie. Po odegranym
hejnale, teraz z Wiezy Mariackiej, ,Dzien krwi” zainaugurowata krétka prelekcja prof. Skot-
nickiego o roli i znaczeniu krwi w organizmie czlowieka. Potem na scenie krélowata muzyka.
Przerwy miedzy wystepami ubogacat gospodarz obchodow prelekcjami na temat wskazan
do leczenia preparatami krwiopochodnymi oraz roli transplantacji szpiku w leczeniu choréb
szpiku kostnego. Sporo miejsca poswiecit tez hemofilii. Po tej prelekcji, piszacy te stowa
w imieniu wszystkich chorych podzigkowali i ztozyli gratulacje Panu Profesorowi.

Wszyscy chorzy obecni w tym dniu na uroczystosciach, w koszulkach z okoliczno$ciowym
nadrukiem przemaszerowali przez Maty Rynek. ,Pochdd” prowadzit Profesor. (krétka relacja
byta transmitowana w ,Kronice krakowskiej” o godz. 21:45).

Podczas gdy na scenie odbywaly sie koncerty roznych zespotow, wszyscy chetni mieli
mozliwo$¢ zrobienia bezptatnego badania morfologii krwi. W namiocie RCKIiK przeprowa-
dzono akcje honorowego oddawania krwi. Krew oddato w tym dniu okoto 140 oséb. Nato-
miast do namiotu pozyskiwania dawcow szpiku zgtosito sie ponad 200 oséb.

Koto Krakéw w namiocie RCKIiK zaprezentowalo plakat o dziatalnosci Stowarzyszenia
i 0 istocie choroby.

Na zakonczenie odbyt sie koncert Jacka Wojcickiego i Anny Szatapak.

Caly dzien towarzyszyt nam Lajkonik, ktory kogo trzeba zdzielit na szczescie butawa.
A i szczescie dopisato, bo fadna pogoda wytrzymata prawie do konca uroczystosci. Zresztg
nawet deszcz podczas ostatniego w tym dniu koncertu nie wystraszyt zgromadzonych ttu-
mow, bo czyz co$ moze przeszkodzié, gdy na scenie wystepuja Jacek Wajcicki i Anna Sza-
tapak?

Catos¢ obchodéw prowadzita pani Lidia Jazgar.

Anna i Andrzej Zdziarscy — Koto Krakéw
Joanna Zdziarska — Klinika Hematologii CM UJ

[10] ODSZKODOWANIA W KANADZIE

Parlament kanadyjskiej prowincji Quebec (poszczegdlne prowincje majg tam sporg auto-
nomie) przyjgt wazng ustawe przewidujgcg odszkodowania dla oséb poszkodowanych za
sprawg lekow rozprowadzanych przez Hema-Quebec, organizacje non-profit odpowiedzialng
w tej prowincji za dystrybucje krwi i lekéw krwiopochodnych. Co istotne, ustawa nie wymaga
od poszkodowanego udowodnienia winy dystrybutora. Akt prawny wzywa ministra zdrowia
do zapewnienia odszkodowania ,niezaleznie od stwierdzenia winy, wszystkim osobom, ktore
doznaty uszczerbku na zdrowiu wskutek zakazenia patogenem, wczesniej znanym lub nowo
ujawnionym, obecnym w produkcie dystrybuowanym przez Hema- -Quebec”. Ustawa jest
oparta na sugestiach zawartych w raporcie tzw. Komisji Krevera, ktéra badata stan stuzby
krwi w Kanadzie. Sedzia Krever stwierdzit m.in., Zze zgodnie z obowigzujgcym systemem



prawnym na poszkodowanym cigzy obowigzek udowodnienia winy sprawcy, lecz jest to
uktad niezadowalajgcy, zwlaszcza jesli poszkodowany jest powaznie chory lub umierajgcy.
W konkluzji sedzia Krever napisat: ,Przesuniecie akcentu z udowodnienia winy na zapew-
nienie odszkodowania dla poszkodowanej strony nie wptynie negatywnie na bezpieczenstwo
krwi. Przeciwnie, bezpieczenstwo dostarczanej krwi najlepiej zapewni¢ dzieki wymagajgce-
mu prawu”.

(oprac. as na podst. ,Hemophilia World”, marzec 2010)

[11] ,KROLEWSKA CHOROBA” TO HEMOFILIA B

Naukowcy z uniwersytetu moskiewskiego i uniwersytetu w Massachusetts zidentyfikowali
przyczyne ,krolewskiej choroby”, ktdrg brytyjska krélowa Wiktoria (1819—1901) przekazata
krélewskim rodom w Wielkiej Brytanii, Rosji, Niemczech i Hiszpanii.

Badania niedawno odkrytych fragmentéw kos$ci cztonkéw rodziny Romanowodw, zamor-
dowanych podczas rewolucji w Rosji, wykazaly, ze carewicz Aleksy cierpiat na hemofilie B,
a jego matka, Aleksandra, oraz jego siostra, Anastazja, byty nosicielkami.

Analiza DNA udowodnita, ze u cztonkdéw rodzin krolewskich zwigzanych z krélowg Wikto-
rig wystepowata mutacja A>G w obrebie intronu genu czynnika IX, zlokalizowana w odlegto-
8ci 3 par zasad od eksonu 7 (granica intron/ekson IVS3-3A>G). Taka mutacja jest niezwykle
rzadka. W swiatowej bazie danych mutacji czynnika IX zarejestrowane sg tylko trzy takie
przypadki.

Do tej pory powszechnie przypuszczano, ze ,krolewska choroba” to hemofilia A, poniewaz
wystepuje ona o wiele czesciej.

(as na podst. ,Hemophilia Today”, marzec 2010)

[12] A W KANADZIE...

Od stycznia br. w Kanadzie preparat Advate (rekombinowany czynnik VIII trzeciej genera-
cji) bedzie dystrybuowany réwniez w buteleczkach zawierajgcych 3000 jednostek. Dzigki
temu lek bedzie dostepny w szesciu rodzajach opakowan — po 250, 500, 1000, 1500, 2000
i 3000 jednostek.

Do rekombinantéw nam jeszcze — niestety — daleko. Mysle jednak, ze ta informacja moze
zainteresowac kolegéw, ktérym przyszio podawac sobie 2000 lub 2500 jednostek czynnika
w opakowaniach po 250 jednostek...

(as)

BIULETYN INFORMACYJNY Polskiego Stowarzyszenia Chorych na Hemdfilie.

Do uzytku wewnetrznego.

Opracowat Adam Sumera. Wspétpraca: Zdzistaw Grzelak, Robert Prencel.

Korespondencje prosimy kierowa¢ pod nastepujagcy adres: tddzkie Koto Terenowe Polskiego Stowa-
rzyszenia Chorych na Hemofilie przy Klinice Hematologii UM, Szpital im. M. Kopernika, ul. Pabianicka
62, 93-513 Lodz.

Nasz kontakt internetowy: rpren2@gmail.com; psch_lodz@interia.pl;

Strona kofa t6dzkiego: www.pschlodz.prv.pl



Tabele do artykulu piel. mgr Haliny Jonczyk ,,Zasady podawania i przechowywania czynnikéw krzepniecia”, Biuletyn Informacyjny PSCH nr 2/2010

Nazwa czynnika krzepnigcia
Hemofilia A (czynnik VIII)

Szybko$¢ podania

OKkres waznosci

Przechowywanie

OCTANATE 250: 250 j.m.

OCTANATE 500: 500 j.m.
OCTANATE1000:1000 j.m.

Posta¢ farmaceutyczna: proszek i rozpusz-
czalnik do sporzadzenia roztworu do infuzji
dozylnych

- powoli dozylnie
z szybkoscia
2-3 ml/min

- 2 lata
- po rozpuszczeniu zuzy¢ natychmiast

- lodéwka (2°C-8°C)

- nie zamrazac

- chroni¢ od $wiatta

- w miejscu niedostgpnym dla dzieci

IMMUNATE Baxter 250 j.m.
IMMUNATE Baxter 500 j.m.
IMMUNATE Baxter 1000 j.m.

Posta¢ farmaceutyczna: proszek i rozpusz-
czalnik do sporzadzenia roztworu do infuzji
dozylnych

- powoli dozylnie
z szybkoscia
2 ml/min

- 2 lata

- po rozpuszczeniu zuzy¢ natychmiast

- wykazano stabilno$¢ fiz. i chem. roztworu
po sporzadzeniu przez 3 godz. w temp.
pokojowej (woéwczas podanie na odpowie-
dzialnos$¢ uzytkownika)

- przygotowanego produktu nie umieszczaé
ponownie w lodowce

- lodéwka (2°C-8°C)

- nie zamrazaé

- chroni¢ od $wiatta

- w miejscu niedostgpnym dla dzieci

- w okresie waznosci produkt mozna przecho-
wywacé w temp. pokojowej (do 25°C) przez
okres do 6 mies. (zanotowa¢ na opakowaniu
produktu czas przechowywania, pod koniec
tego okresu nie wolno ponownie umieszczaé
produktu w lodowce, nalezy go zuzy¢ lub wy-
rzucic)

FANHDI 250 j.m.

FANHDI 500 j.m.

FANHDI 1000 j.m.

Posta¢ farmaceutyczna: proszek i rozpusz-
czalnik (w amputko-strzykawce) do sporza-
dzenia roztworu do infuzji dozylnych

- powoli dozylnie
z szybkoscia
3 ml/min,
nigdy nie przekra-
czajac 10 ml/min.

- 3 lata

- po rozpuszczeniu zuzy¢ natychmiast

- wykazano stabilno$¢ fiz. i chem. roztworu
po sporzadzeniu przez 12 godz. w temp.
25°C

- jesli po rozpuszczeniu produkt nie zostat
zuzyty natychmiast, moze by¢ przechowy-
wany nie dluzej niz 24 godz. w temp. 2°C-
—8°C (podanie na odpowiedzialnos¢ uzyt-
kownika, roztwér musi by¢ przygotowany
W sposob jatowy)

- nie przechowywac¢ w temp. powyzej 30°C
- nie zamrazac




Nazwa czynnika Kkrzepniecia
Hemofilia B (czynnik 1X)

Szybkos$¢ podania

OKkres waznos$ci

Przechowywanie

OCTANINE F500: 500 j.m.

OCTANINE F1000: 1000 j.m.

Posta¢ farmaceutyczna: proszek i rozpuszczalnik
do sporzadzenia roztworu do infuzji dozylnych

2-3 ml/min

- powoli dozylnie
z szybko$cig nie
przekraczajaca

-2 lata

- po rozpuszczeniu zuzy¢ natychmiast

- temp.2°C-8°C (w lodowce)
- nie zamrazac,
- chroni¢ od $wiatla

IMMUNINE 600 j.m.

Posta¢ farmaceutyczna: proszek i rozpuszczalnik
do sporzadzenia roztworu do infuzji dozylnych

wlew

- nie podawac
szybciej niz

- podawac powoli
dozylnie poprzez
wstrzyknigcie lub

- 2 lata
- po rozpuszczeniu zuzy¢ hatychmiast

czng do 3 godz. w temp. 20°C-25°C

cia odpowiada podajacy lek

- wykazuje stabilno$¢ chemiczng i fizy-

- jezeli nie zostanie natychmiast zuzyty,
za przechowywanie do momentu uzy-

- temp.2°C-8°C (w lodowce)

- nie zamrazac,

- mozna przechowywac przez okres 3 miesiecy w temp.
ponizej 25°C

- okres przechowywania w temp. pokojowej nalezy odno-
towac ponizej daty waznosci podanej na opakowaniu

produktu

2 ml/min - gotowego roztworu nie umieszczac - po przechowywaniu leku w temp. pokojowej nie nalezy
ponownie w lodowce ponownie umieszcza¢ go w lodowce (lek zuzy¢ lub wy-
rzucic)
Preparat Wskazania OKkres trwalosci Przechowywanie
FEIBA TIM 4 IMMUNO | - hemofilia A powiktana inhibito- | - 2 lata - 2°C-8°C (lodowka)
- 500 j. rem czynnika VIII - po rozpuszczeniu poda¢ natychmiast - nie zamrazad
-1000 j. - hemofilia B powikfana inhibito- - po rozpuszczeniu nie traci wiasciwosci fiz. i chem.,
rem czynnika 1X moze by¢ przechowywany do 3 godz. w
- nabyta hemofilia temp.20°C-25°C (podanie na odpowiedzialno$é
uzytkownika)
- w ciagu okresu waznosci lek moze by¢ przechowywa-
ny przez 6 mies. w temp. pokojowej (15°C-25°C), na
opakowaniu napisac date, od ktorej lek byt przecho-
wywany poza lodowka
NovoSeven - hemofilia A powiktana inhibito- | - 2 lata
-1mg rem czynnika VIII - po rozpuszczeniu poda¢ natychmiast, - proszek i rozpuszczalnik przechowywaé w temp. po-
-2mg - hemofilia B powiktana inhibito- jezeli nie jest zuzyty natychmiast, czas nizej 25°C
-5mg rem czynnika 1X i warunki przechowywania przed ko- - proszek i rozpuszczalnik chroni¢ przed $wiattem

- nabyta hemofilia

- wrodzony niedobor czynnika VII

- trombastenia Glanzmanna w
przypadku opornosci na koncen-

trat ptytek

lejnym uzyciem sg odpowiedzialno$cia
uzytkownika, i nie powinny przekra-
cza¢ 24 godz. w temp. 2°C-8°C

- nie zamrazac

- roztwor po rozpuszczeniu wykazuje stabilno$¢ pod
wzgledem chemicznym i fizycznym przez 6 godz.
w temp. 25°C i 24 godz. w temp. 5°C

- nie nalezy przechowywac rozpuszczonego produktu
w plastikowych strzykawkach




