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Drugi w tym roku numer Biuletynu zdominowaty dwa tematy. Pierwszy wynika
Z kalendarza. Od wielu lat na catym Swiecie 17 kwietnia to Miedzynarodowy Dzien
Chorych na Hemofilie. Rowniez nasze Stowarzyszenie zorganizowato kilka imprez
z tej okazji. Opisujemy, jak to wyglgdato w Warszawie i Poznaniu [1].

Bardziej uniwersalny charakter ma nasz drugi temat przewodni. Obszernie pi-
szemy o perspektywach leczenia hemofilii, przedstawiajgc trwajgce obecnie liczne
badania kliniczne nowych rekombinowanych koncentratow czynnikow krzepnigcia,
Jak rowniez metody terapii genowej [3 i 5]. Jak dotgd ten nadzwyczajny postep
w metodach leczenia hemofilii pozostaje zupetnie bez wptywu na sposoéb mySlenia
polskich decydentow odpowiedzialnych za kluczowe rozwigzania w tej dziedzinie,
dlatego zamieszczamy tez osobisty komentarz [4].

Zachecam rowniez gorgco do lektury pozostatych teksow. Dr Michat Jamrozik
opisuje kompleksowe leczenie skaz krwotocznych na Slgsku [2] — warto, by inne
oS$rodki wziety z tego przyktad. Dla poréwnania jest tez informacja o leczeniu hemofilii
we Francji [10]. Rodzicom polecam artykut o znaczeniu ruchu dla zdrowia dzieci [6],
a kobietom — artykuty [7] i [9]. O sztucznej krwi piszemy w tek$cie [12]. Rekomendu-
Jjemy rowniez najnowszg ksigzke wydang przez nasze Stowarzyszenie [11].

Nie zabrakto chwili relaksu — jolka na samym koncu numeru.

Adam Sumera

[11 SWIATOWY DZIEN CHORYCH NA HEMOFILIE

Warszawa

17 marca br. w Centrum Prasowym PAP przy ul. Brackiej odbyta sie zorganizowana przez
nasze Stowarzyszenie konferencja prasowa ,Leczenie hemofilii w Polsce: sukcesy i wyzwa-
nia”. Prezentacje wygtosili specjalisci — prof. Jerzy Windyga i dr hab. Anna Klukowska,
a swoimi problemami dzielili sie sami chorzy i ich rodzice.

Na zdjeciu chorzy na hemofilie Alan Gorski, Tadeusz Majzer i Pawet Kurp.



W dyskusji méwiono m.in. o ograniczonym dostepie do najbezpieczniejszych obecnie
lekéw — czynnikow rekombinowanych. Podkreslano koniecznosé jak najszybszego rozsze-
rzenia leczenia profilaktycznego, tak by objgé nim mtodych ludzi do 26 roku zycia, by da¢ im
mozliwos¢ niezaktbconego wylewami ukonczenia studiow i zdobycia zawodu. Zwracano
takze uwage na niskg wycene swiadczen medycznych zwigzanych z leczeniem hemofilii, co
powoduje, ze szpitalom po prostu nie optaca sie leczy¢ chorych na hemofilie.

Patronat honorowy nad konferencjg objeto Ministerstwo Zdrowia.

Poznan

17 kwietnia to Swiatowy Dzien Chorych na Hemofilie (World Hemophilia Day). W Polsce
jest on dobrg okazja, by przypomnie¢ o nierozwigzanych aspektach leczenia hemofilii w na-
szym kraju. W tym roku, rownolegle z warszawskg konferencjg i panelem dyskusyjnym
umozliwiajgcym wymiane osobistych doswiadczen z hemofilig, minikonferencja i towarzy-
szgca jej dyskusja odbyty sie takze w Poznaniu.




Po krotkiej prezentacji dziatalnosci Poznanskiego Kota Terenowego PSCH i najnowszych
publikacji Stowarzyszenia, swym doswiadczeniem w pomaganiu pacjentom z hemofilig po-
dzielita sie bardzo doswiadczona pielegniarka ze szpitala im. Strusia, pani Mariola Szajek,
korygujgc m.in. nieprawidtowe nawyki pacjentéw (wiekszos¢ chorych szczerze przyznata na
przyktad, ze nie weryfikuje dat waznosci na fiolkach i nie czyta etykiet). Wielkim zaintereso-
waniem cieszyt sie wyktad pani profesor Krystyny Zawilskiej, takze ze szpitala im. Strusia,
poswiecony aspektom leczenia pacjentéw dorostych. Najwazniejszg czescig spotkania dla
rodzicow dzieci chorych na hemofilie byto wystgpienie pani doktor Haliny Bobrowskiej i jej
nieocenione spostrzezenia wynikajgce z dtugoletniej pracy z matymi dzieémi chorymi na
hemofilie.

Szczegolnie duzo emocji wywotata zmiana lokalizacji szpitala im. Strusia, w ktérym lecze-
ni sg pacjenci dorosli. Sporo obaw budzi takze opieka nad pacjentami w czasie Euro 2012,
bowiem Poznan jest jednym z miejsc meczowych i jednoczesnie referencyjnym osrodkiem
leczenia chorych na hemofilie. Wspomniany temat podjety réwniez poznanskie media: radio
Merkury, ,Gazeta Wyborcza”, ,Gtos Wielkopolski”, a ostatnio dwukrotnie poznanski oddziat
TVP. Euro 2012 bedzie rowniez okazjg do konfrontacji poziomu leczenia hemofilii w naszym
kraju z opiekg medyczng gwarantowang w innych krajach.

Bernadetta Pieczynska

O hemofilii w mediach
Dzien Chorych na Hemofilie zaowocowat tez sporg liczbg artykutdw prasowych, audyciji
radiowych i telewizyjnych. Nie sposéb odnotowac tu ich wszystkich, wspomnimy wiec tylko
o jednej audyciji, wyemitowanej 15 kwietnia w stacji Polsat News. Wzieli w niej udziat dr hab.
Anna Klukowska, Bogdan Gajewski, Agnieszka Cybulska z synem Jasiem oraz Magdalena
i Arkadiusz Zdrodowscy z synkiem Kaziem. Mowiono przede wszystkim o kwestiach zwigza-
nych z leczeniem profilaktycznym w hemofilii, a koncowym przestaniem audycji byt apel
o wydtuzenie profilaktyki do 26 roku zycia, by umozliwi¢ mtodym ludziom ukonczenie studiow
i zdobycie zawodu.
(as)

[2] KOMPLEKSOWE LECZENIE SKAZ KRWOTOCZNYCH NA SLASKU

W dniach 20-21 kwietnia br. odbyla sie organizowana przez Klinike Hematologii
i Transplantacji Szpiku w Katowicach konferencja naukowa ,Zaburzenia krzepniecia —
wybrane zagadnienia” w ramach Slgskich Spotkan Hematologicznych. Wyktadowcami byli
wybitni polscy eksperci z dziedziny zaburzen krzepniecia krwi (m.in. prof. Krystyna Zawilska,
prof. Jerzy Windyga). Wsrod patronéw konferenciji byto Katowickie Koto Terenowe PSCH.

Oproécz tematdéw scisle dotyczgcych zagadnien hematologicznych (rozsiane krzepniecie
wewnagtrznaczyniowe, nabyta hemofilia, profilaktyka w hemofili wrodzonej) przedstawiono
panel dotyczgcy szeroko rozumianego kompleksowego leczenia hemdfilii.

Jednym z przestan konferencji bylo podsumowanie i przedstawienie aktualnych
mozliwosci diagnostycznych i dostepu do poszczegodinych elementéw opieki nad dorostym
chorym z wrodzong skazg krwotoczng na Slgsku.

Kluczowym elementem leczenia skaz krwotocznych jest sprawnie dziatajgca pracownia
hemostazy. Zostata ona w ostatnich tygodniach utworzona w Laboratorium Centralnym
Samodzielnego Publicznego Szpitala Klinicznego im. Andrzeja Mieleckiego Slgskiego
Uniwersytetu Medycznego przy ul. Francuskiej w Katowicach. Zakupiono nowy sprzet oraz
zestawy odczynnikow. Przeszkolony, mtody i bardzo zaangazowany personel pracowni
przeprowadza oznaczenia szerokiego wachlarza czynnikow krzepnigcia zaréwno do
diagnozowania swiezo rozpoznawanych skaz krwotocznych, jak i do monitorowania leczenia.
Dostepnos¢ do badan umozliwia wykonywanie badan u pacjentéw hospitalizowanych
w Klinice lub bedacych pod opiekg Wojewoddzkiej Poradni Hematologicznej. Istnieje rowniez
mozliwo$¢ przeprowadzania oznaczen w trybie nagtym u chorych hospitalizowanych
w dowolnym szpitalu na terenie wojewoddztwa, ktorzy wymagajg zabiegdw operacyjnych



pilnych i planowych.

Kolejnym bardzo waznym zagadnieniem jest leczenie artropatii hemofilowej u chorych
z postaciami ciezkimi i umiarkowanymi skaz krwotocznych. W pierwszym dniu konferenc;ji
odbyty sie warsztaty dla Poradni Rehabilitacyjnej w Zespole Wojewddzkich Przychodni Spe-
cjalistycznych w Katowicach przy ul. Powstancéw. Prowadzili je terapeuci z pobliskiego
Krakowskiego Centrum Rehabilitacji. Po wigczeniu krétkoterminowej profilaktyki wtornej
chorzy na hemofilie z wojewddztwa Slgskiego mogg skorzysta¢ z opracowywanych indy-
widualnie zestawow c¢wiczen. Mogg by¢ rehabilitowani zarbwno po zabiegach endoprote-
zowania stawodw, jak i w ramach leczenia zachowawczego.

U chorych z zapaleniem i przerostem btony maziowej stawow, zwtaszcza kolanowych, gdy
krwawienia nawracajg mimo leczenia profilaktycznego, mozna wykonywaé zabieg syno-
wektomii radioizotopowej. Celem wstrzykiwanego do jamy stawowej izotopu jest zniszczenie
przerosnietej btony maziowej. Po kwalifikacji przez ortopede i przygotowaniu hematolo-
gicznym pod ostong czynnika krzepniecia, synowiortezy wykonuje Zaktad Medycyny
Nuklearnej Clinica Medica w Tychach. Wojewodzka Poradnia Hematologiczna w Katowicach
wspotpracuje na biezgco z tyskim osrodkiem.

Z racji bliskiego sgsiedztwa Krakowskiego Centrum Rehabilitacji, swoje do$wiadczenia
dotyczgce wykonanych do tej pory zabiegdw omoéwit ordynator Oddziatu Ortopedii dr Jerzy
Mirostaw Jaworski oraz ordynator Oddziatu Rehabilitacji dr Konrad J. Bernacki. Wielu
dotychczasowych pacjentéw Centrum pochodzi ze Slgska; moga oni réwniez korzystaé z ka-
towickiej Poradni Rehabilitacyjnej. Chorych zakwalifikowanych do kolejnych zabiegéw bedzie
wstepnie przygotowywata Wojewddzka Poradnia Hematologiczna w Katowicach we wspot-
pracy z Poradnig Hematologiczng w Krakowie.

Uroczystym podsumowaniem Dnia Chorego na Hemofilie na Slasku byto spotkanie
Z chorymi zorganizowane 22 kwietnia br. przez Katowickie Koto Terenowe PSCH. Dotyczyto
zasad dziedziczenia skaz krwotocznych, objawdw i leczenia krwawien oraz probleméw psy-
chologicznych u kobiet. W czasie sesji dla dorostych, dzieci mogly pusci¢ wodze fantaziji,
tworzgc prace plastyczne pod opieka mamy jednego z chtopcow z hemofilig. Uczestnicy za-
je¢ malowali farbami akrylowymi na podobraziu, majgc do dyspozycji wtasng sztaluge, pale-
te, calg game kolorow, i bogactwo rozmiaréow pedzli. Poznali tureckg metode malowania na
wodzie Ebru, tworzac prace zastugujgce na miano matych dziet sztuki

Wiecej szczegotdbw na temat konferencji oraz organizacji leczenia na stronie
www.hemofilia.katowice.pl

Michat Jamrozik

[3] PERSPEKTYWY LECZENIA

Nigdy wczesniej nie trwaty rownoczesne prace nad tyloma réznymi rodzajami czynnikéw
krzepniecia. Za czasopismem ,Hemophilia Today” przytaczamy trzy zestawienia — osobno
dla czynnika VIII, czynnika IX i dla lekéw stosowanych przy inhibitorze (pierwsze dwie tabele
na osobnej wkiadce, trzecig w tekscie).

DoliczyliSmy sie, ze aktualne badania dotyczg 23 réznych rodzajéw terapii — dziewieciu
zwigzanych z hemofilig B (w tym mieszczg sie dwie obiecujgce metody terapii genowej),
o$miu dla hemofilii A i choroby von Willebranda, a takze sze$ciu terapii omijajgcych dla cho-
rych z inhibitorem. Niektdre z nich sg jeszcze w stadium przedklinicznym, kiedy to badania
prowadzi sie na myszach i innych zwierzetach, ale wiele jest juz w trzeciej fazie badan kli-
nicznych z udziatem pacjentéw — jest to ostatni etap przed wprowadzeniem produktu na ry-
nek. Jezeli wyniki badan okazg sie pomysine, sg szanse, ze niektore z nich bedg dostepne
w 2015 r.

Wydtuzony czas dziatania

Wprowadzenie czynnikow o dtuzszym dziataniu moze istotnie poprawic¢ leczenie hemofilii.
Potrzebne jest jeszcze potwierdzenie w badaniach klinicznych, ale dotychczasowe doniesie-
nia méwig o tym, ze czas pottrwania czynnika IX udato sie wydtuzy¢ trzykrotnie, czynnika VIII


http://www.hemofilia.katowice.pl/

— dwukrotnie, a rekombinowanego czynnika Vlla — az osmiokrotnie. To oznaczatoby, ze
czynnik bedzie mozna podawaé rzadziej; dodatkowo w leczeniu profilaktycznym mozliwe
bytoby podniesienie dolnej wartosci, do jakiej spada poziom czynnika w organizmie miedzy
przetoczeniami. Obecnie dazy sie do tego, zeby ta wartos¢ w kazdym momencie przekra-
czata 1% normy. Czy lekarze uznaja, ze 1% to wystarczajgco wysoka granica, czy tez moze
sprobujg zrewidowaé ten poglad?

Silniej dziatajgce leki

Niektore z opracowywanych czynnikbw majg silniej dziataC i skuteczniej przeciwdziata¢
wylewom. Jest to zwlaszcza istotne w przypadku chorych z inhibitorem — dostepne obecnie
metody leczenia tych pacjentdéw sg mniej skuteczne od metod stosowanych u chorych bez
inhibitora.

Rozszerzenie oferty firm farmaceutycznych

Kilka firm dgazy do rozszerzenia swojej oferty, tak by méc zaproponowac produkty we
wszystkich trzech kategoriach — hemofilia A, hemofilia B i leki omijajgce inhibitor, a nie tylko
w jednej czy dwéch, jak obecnie. To powinno doprowadzi¢ do wiekszej podazy i silniejszej
konkurencji. Na rynku $wiatowym, co roku rosngcym o 8 procent, jest to warto$ciowe zjawi-
sko. Chociaz nie wszystkie ze wspominanych tu produktéw dotrg do fazy produkcji, wiele
Z nich jest bardzo obiecujgcych.

Redakcja ,Hemophilia Today” deklaruje, ze bedzie zamieszcza¢ w sieci aktualizacje da-
nych, ktére tu przywotujemy. Adres, pod ktérym bedzie mozna znalez¢ te aktualizacje, to
www.hemophilia.ca/en/safe--secure-blood-supply

Trwajgce badania — czynnik VIl i czynnik von Willebranda (stan na styczen 2012 r.):

Nazwa Firma Typ Badania kliniczne
rEVIIFC Biogen Idec/Swedish rekombinowany | faze I/ll ukonczono w lipcu
(BIIBO31) Orphan Biovitrum (Sobi) | czynnik VIII 2011, faze Il rozpoczeto

pod koniec 2011

OPIS: metoda fuzji Fc tgczy czgsteczke czynnika VIl z czgsteczkg rekombinowanej ludzkiej
immunoglobuliny, by wydtuzy¢ czas pottrwania. W fazie I/ll wykazano wzrost tego czasu o
1,7 raza w poréwnaniu z preparatem Advate (Baxter).

Bax 111 Baxter rekombinowany | faze Ill rozpoczeto w paz-
czynnik vW dzierniku 2011

OPIS: rekombinowany czynnik von Willebranda

BAY81-8973 Bayer rekombinowany | faza Ill w przygotowaniu
czynnik VI

OPIS: czynnik VIII trzeciej generaciji, o czgsteczce peinej dtugosci, produkowany bez kon-
taktu z ludzkimi i zwierzecymi biatkami, o normalnym czasie péttrwania.

NC Novo Nordisk rekombinowany | faza Ill w przygotowaniu
0155-0000-0004 czynnik VIII
OPIS: czynnik VIII trzeciej generacji produkowany bez kontaktu z ludzkim biatkiem, o nor-
malnym czasie pottrwania.

Human-cl rhFVIIl | Octapharma rekombinowany | faza Ill w przygotowaniu
czynnik VI
OPIS: pierwszy rekombinowany czynnik VIl o czgsteczce poddanej modyfikacjom potrans-
lacyjnym, ktore upodabniajg jg do ludzkiego czynnika VIIl, niezawierajgcy pozostatosci bia-
tek chomika. Ma normalny czas pottrwania.

NNC Novo Nordisk rekombinowany | faza Ill w przygotowaniu
0129-0000-1003 czynnik VIl
(N8)

OPIS: glikopegylowany czynnik VIII; ma mie¢ wydtuzony czas poftrwania, co pozwoli na
rzadsze przetoczenia.




BAY94-9027

OPIS: pegylowany,

bumin. Celem jest wydtuzenie czasu poéttrwani

Bayer

rekombinowany
czynnik VIl

faze | zakonczono pod
koniec 2011

dtugo dziatajgcy czynnik VIIl o czgsteczce petnej dtugosci, wolny od al-
a, by zmniejszy¢ czestos¢ przetoczen.

Bax 855

Baxter

rekombinowany

czynnik VIl

rozpoczeto faze |

OPIS: pegylowany, dtugo dziatajgcy czynnik VIII o czgsteczce petnej dtugosci, wolny od al-
bumin. Celem jest wydtuzenie czasu péttrwania, by zmniejszy¢ czesto$¢ przetoczen.

Trwajace badania — czynnik IX (stan na styczen 2012 r.):

Nazwa Firma Typ Badania kliniczne
rFIXFc (BlIBO29) | Biogen Idec / Swedish rekombinowany | faze /1l zakornczono w lipcu
Orphan Biovitrum (Sobi) | czynnik IX 2010. Faze lll rozpoczeto

na poczatku 2011. Pacjen-
ci, ktorzy uczestniczyli w fa-
zie lll, wezma udziat w dal-
szym badaniu w lutym 2012

OPIS: metoda fuzji Fc fgczy czgsteczke czynnika IX z czgsteczkg rekombinowanej ludzkiej
immunoglobuliny, by wydtuzyé czas péttrwania. Badania w fazie I/ll wykazaty trzykrotnie
diuzszy czas poéttrwania w poréwnaniu z istniejgcymi lekami. Odzysk czynnika we krwi (re-
covery) byt porownywalny z osoczopochodnymi koncentratami czynnika IX.

IB 1001

Inspiration Biopharma-
ceuticals / Ipsen

rekombinowany
czynnik IX

faze Ill zakohczono w paz-
dzierniku 2011; zgtoszono
wniosek 0 dopuszczenie na
rynek europejski

OPIS: rekombinowany czynnik IX trzeciej generacji produkowany bez kontaktu z biatkiem
ludzkim i zwierzecym, o normalnym czasie pottrwania. Celem firmy jest zwiekszenie podazy
na swiecie i doprowadzenie do obnizki cen.

Bax 326

Baxter

rekombinowany
czynnik IX

faza lll w przygotowaniu

OPIS: rekombinowany czynnik IX trzeciej generacji produkowany bez kontaktu z biatkiem
m, 0 normalnym czasie péttrwania.

ludzkim i zwierzec

C255238539

Novo Nordisk

rekombinowany
czynnik IX

faza lll w przygotowaniu

OPIS: rekombinowany czynnik IX trzeciej generacji produkowany bez kontaktu z biatkiem
m, 0 normalnym czasie péttrwania.

ludzkim i zwierzec

rIX-FP

CSL Behring

rekombinowany
czynnik IX

faze Il/lll rozpoczeto w sty-
czniu 2012

OPIS: rekombinowany czynnik IX potgczony z rekombinowang albuming ludzka. Faza | wy-
kazafa bardzo obiecujgce wydtuzenie czasu pottrwania.

terapia genowa

Amsterdam Molecular
Therapeutics; St. Jude’s
Hospital, Tennessee;
University College Lon-
don

terapia genowa
w hemofilii B

zakonczono faze I/l

OPIS: terapia wykorzystuje wektor AAV. U pacjentéw utrzymyw.

po uptywie 6—16 miesiecy.

at sie poziom od 3% do 11%

40K pegylowany
rekombinowany
czynnik IX

Novo Nordisk

rekombinowany
czynnik IX

faza | w przygotowaniu

OPIS: pegylowany rekombinowany czynnik IX, ma mie¢ wydtuzony czas pottrwania.

Factor IX-CTP

Prolor Biotech

rekombinowany
czynnik IX

faza | planowana na 2012




OPIS: w tej metodzie do konca karboksylowego czgsteczki czynnika IX jest dotgczony do-
datkowy peptyd w celu wydituzenie czasu pottrwania. Badania przedkliniczne na myszach
wykazaty wydtuzony czas pottrwania.

Modyfikacje ge- | Sangamo terapia genowa | stadium przedkliniczne
nomu przy uzy- Biosciences w hemofilii B
ciu nukleaz z
motywem palca
cynkowego
(ZFN-mediated
Genome Editing)

OPIS: celem jest trwata zmiana wadliwego genu u dorostych myszy z hemofilig B przy uzy-
ciu nukleaz z motywem palca cynkowego (systemic delivery of zinc finger nucleases
(ZENS)).

Trwajace badania — inhibitory (stan na styczen 2012 r.):

Nazwa Firma Typ Badania kliniczne
OBI-1 Inspiration rekombinowany wie- | faze Ill rozpoczeto w
Biopharmaceuticals/ | przowy czynnik VI styczniu 2012
Ipsen
OPIS: alternatywna metoda leczenia dla pacjentéw z hemofilig A powiktang inhibitorem.
NNC Novo Nordisk rekombinowany faza Ill w przygoto-
0078-0000-0007 czynnik Vila waniu

OPIS: celem badania jest potwierdzenie bezpieczehAstwa i skutecznosci rFVlla u pacjentow
z wrodzong hemofilig powikfang inhibitorem. Preparat ma mie¢ wiekszg aktywnos$¢ od Nia-
Stase.

PF-05280602 Pfizer / Catalyst Bio- | rekombinowany faze | rozpoczeto w
sciences czynnik Vlla sierpniu 2011

OPIS: celem jest zbadanie bezpieczenstwa, tolerancji i farmakokinetyki tego produktu, wa-
riantu rekombinowanego czynnika Vlla (813d).

LA-rFVila Novo Nordisk rekombinowany ukonczono faze |
czynnik Vlla
OPIS: celem jest zbadanie bezpieczenstwa i farmakokinetyki aktywowanego rekombino-
wanego ludzkiego czynnika VIl o przedtuzonym czasie dziatania (LA-rFVlla) u pacjentéw
chorych na hemofilie.

CSL 689 rVlla-FP CSL Behring rekombinowany

czynnik Vlla

produkt byt w fazie
przedklinicznej latem
2011

Komisja Europejska przyznata mu miano leku sierocego (ODD). Da to firmie Behring prawo
do wylacznej sprzedazy w Europie przez 10 lat, o ile produkt w momencie skfadania wnio-
sku spetni wymagania stawiane lekom sierocym.

OPIS: rekombinant stanowigcy potaczenie czynnika Vlla z albuming; jest przeznaczony dla
pacjentow z hemofilig A i B powiktang inhibitorem. W badaniach przedklinicznych obserwo-
wano ponad o$smiokrotne wydtuzenie czasu pottrwania.

Czynnik Xa The Children’s Ho- | rekombinowany stadium przedklinicz-
spital of Philadelphia | czynnik Xa ne

OPIS: zmodyfikowana forma czynnika X ma by¢ bezpieczniejsza i skuteczniejsza w porow-
naniu z jego naturalng postaciag, ma tez duzo dtuzej pozostawac¢ w krwiobiegu. Mogtoby to
pozwoli¢ na wprowadzenie nowej metody leczenia omijajgcego w hemofilii.

Wyjasnienie podstawowych pojec:
Stadium przedkliniczne: badania prowadzone w laboratorium, niekiedy z udziatem zwie-
rzat; majg na celu sprawdzenie, czy nowy lek jest bezpieczny i skuteczny.




Faza | badania klinicznego: badanie prowadzone z udziatem niewielkiej liczby pacjentow
(ludzi); ma na celu sprawdzenie bezpieczenstwa leku.
Faza Il badania klinicznego: badanie z udziatem niewielkiej grupy pacjentow; sprawdza,
czy nowy lek jest bezpieczny i skuteczny.
Faza Il badania klinicznego: badanie prowadzone z udziatem wiekszej liczby pacjentow;
sprawdza, czy nowy lek jest bezpieczny i skuteczny, zwykle w porédwnaniu z istniejgcymi
lekami.
Faza IV badania (postmarketingowa): badanie przeprowadzane po wprowadzeniu leku na
rynek; ma na celu potwierdzenie wynikow badan klinicznych.

oprac. as na podst. artykutu Normana Page’a Products in the pipeline

w periodyku ,Hemophilia Today”, marzec 2012

[4] OSOBISTY KOMENTARZ

Chciatbym na chwile odtozy¢ na bok funkcje prowadzacego ,Biuletyn” i napisaé¢ kilka stéw
jako jeden z chorych na hemofilie. Nie ukrywam, ze nie mam wyksztatcenia medycznego, ale
doswiadczenie zdobyte przez wieloletnie zmagania z tym schorzeniem, wsparte rozlegtymi
lekturami ksigzek i innych publikacji poswieconych hemofilii (w tym tych wydawanych po an-
gielsku i jeszcze na polski nieprzettumaczonych) uprawnia mnie do sformutowania ponizszej
opinii.

Przedstawione w tym numerze ,Biuletynu” informacje o trwajgcych badaniach nad meto-
dami leczenia hemofilii pozwalajg stwierdzi¢, ze dostownie za progiem czekajg na nas rewo-
lucyjne zmiany. To prawda, ze zapewne niektére produkty okazg sie jeszcze niedoskonate
i bedg wymagac dalszych prac lub zostang zarzucone. Wystarczy jednak, ze choc¢ kilka
z tych nowych rozwigzan wejdzie do regularnego stosowania; wéwczas obraz naszego le-
czenia ulegnie catkowitej zmianie. Czynniki o przediuzonym czasie dziatania oznaczajg, ze
nawet przy profilaktyce bedziemy musieli ktu¢ sie tylko raz w tygodniu, a przy hemdfilii B
jeszcze rzadziej. Rownie atrakcyjne sg sformutowania o dazeniu do zwiekszenia podazy,
a przez to do obnizenia cen koncentratéw czynnikow.

Studiujgcym zatgczone do Biuletynu tabele ten element moze umkng¢, wiec chciatbym to
podkresli¢: wszystkie badania nad czynnikami o nowych wtasciwosciach dotyczg wylgcznie
czynnikdw rekombinowanych. Czynniki osoczopochodne po prostu nie dajg takich mozli-
wosci technicznych.

Mozna sie spodziewaé, ze w bliskiej przysztosci bogatsze kraje Unii Europejskiej zapewnig
swoim chorym czynniki o przedtuzonym czasie dziatania, a ubozsze bedg mogty zakupi¢ dla
swoich pacjentow duze ilosci o wiele tanszych niz dzis czynnikéw rekombinowanych o nor-
malnych wiasciwosciach.

Czynniki osoczopochodne odegraty w historii leczenia hemofilii bardzo istotng role. To
dzieki nim uzyskalismy mozliwo$¢ leczenia domowego. Nalezy jednak oczekiwac, ze juz nie-
dlugo bedg one musiaty ustgpi¢ miejsca lepszym lekom rekombinowanym, a przynajmniej
przegrajg konkurencje cenowg z czynnikami rekombinowanymi o podobnych do nich ce-
chach, ale produkowanymi na skale masowa.

Przysztosc¢ leczenia hemofilii nie wigze sie z osoczem.

Adam Sumera

[5] TERAPIA GENOWA

Naukowcy dokonali przelomowych badan w pracach nad terapig genowg u chorych na
hemofilie. Zespdt pracujgcy w Londynie pod kierownictwem doktorow Amita Nathwani
i Edwarda Tuddenhama opublikowat niepodwazalne dowody potwierdzajgce sukces w le-
czeniu hemofilii B (szczegéty mozna znalez¢ w ,New England Journal of Medicine” 2011).



Szedciu pacjentom chorym na ciezkg posta¢ hemofilii B wstrzyknieto wirus AAV bedacy
wektorem (nosnikiem) zdrowego genu odpowiedzialnego za wytwarzanie czynnika IX. U ca-
tej szostki zaobserwowano reakcje pozytywng, poniewaz po zastrzyku stwierdzano u nich
wyzszy poziom czynnika, a pacjenci w zyciu codziennym zuzywali mniejsze ilosci czynnika
albo w ogole go nie potrzebowali. U jednego z pacjentéw, ktory otrzymat najwiekszg dawke
wektora, przez ponad pét roku utrzymywat sie poziom czynnika IX o wartosci 8—12%. Bada-
nie trwa nadal.

Od lat wiemy, ze terapia genowa w hemdfilii jest mozliwa, poniewaz w badaniach na my-
szach i psach uzyskiwano efekty diugoterminowe. U pséw z hemofilig pozytywne skutki
w postaci wytwarzania czynnika krzepniecia utrzymywaty sie przez ponad osiem lat po jed-
nym tylko podaniu wektora. Wyzwanie polegato na powtdrzeniu tego u ludzi.

Metoda zastosowana w tym badaniu byta prosta: prawidtowy gen odpowiedzialny za wy-
twarzanie czynnika IX dostarczono przez wstrzykniecie wektora do zyly obwodowej. Wekto-
rami sg niewielkie wirusy atakujgce ludzi lub inne naczelne, ale nie wywotujgce zadnych
chordb. Istniejg rézne rodzaje wiruséw AAV, a kazdy z nich kieruje sie do konkretnych ludz-
kich tkanek, np. do watroby. Strategia polega na wstrzyknieciu zmodyfikowanego AAV za-
wierajgcego gen czynnika IX do zyty pacjenta; wirus wedruje do watroby i dostarcza do jej
komodrek zdrowy gen. Wtedy komérki watroby zaczynajg wytwarza¢ czynnik IX, a poziom
czynnika we krwi pacjenta wzrasta.

Wczesniejsze proby zastosowania AAV u ludzi z hemofilig B przyniosty pewien wzrost
poziomu czynnika. Uzywano wtedy czgstek wirusa AAV2 w bardzo duzych ilosciach, ponie-
waz efektywnos¢ ich wnikania do komorek watroby byta mata. Jednak efekty byty krétko-
trwate (4—6 tygodni), a produkcja czynnika szybko sie konczyta, poniewaz ludzki uktad od-
pornosciowy niszczyt komorki watroby zawierajgce wirus. Co wiecej, poniewaz wiekszos¢
ludzi miata wczesniej kontakt z tg postacig wirusa i posiada przeciwciata, takich oséb nie
mozna skutecznie leczy¢ przy uzyciu tego wirusa.

W najnowszym badaniu wykorzystano zmodyfikowany wektor AAV8. Ten wirus skuteczniej
wnika do komdrek watroby i pozwala na stosowanie mniejszych dawek, dzieki czemu mozna
unikng¢ silnej reakcji odpornosciowej obserwowanej we wczesniejszych préobach. Poniewaz
wiedziano juz, ze reakcja odpornosciowa moze okazac sie problemem, pacjentow starannie
monitorowano. Kiedy u dwéch stwierdzono objawy $wiadczgce o reakcji obronnej organizmu,
zastosowano krotkotrwatg terapie sterydowsg, by sttumic te reakcje; dzieki temu wartosci po-
ziomu czynnika nie spadty.

Dalszy rozwaj terapii genowej dla hemofilii B bedzie przebiega¢ podobnie jak w przypadku
badan nowych koncentratow czynnika krzepniecia. Szesciu uczestnikdw wspomnianej proby
bedzie nadal monitorowanych. Zostanie przeprowadzone kolejne badanie kliniczne, pod
nadzorem amerykanskich i europejskich organizacji kontrolnych; jego celem bedzie potwier-
dzenie skutecznosci i bezpieczenstwa metody oraz okreslenie optymalnej dawki. Jesli to
badanie zakonczy sie pomysinie, metoda zostanie zatwierdzona do stosowania w leczeniu.

Sukces w terapii hemofilii B sugeruje, ze podobnie mozna by leczy¢ hemofilie A. Jednak
gen odpowiedzialny za wytwarzanie czynnika VIl jest znacznie wiekszy i nie wiadomo, czy
zastosowany tu wektor datoby sie wykorzystaé do przeniesienia wiekszego genu czynnika
VIIl. By¢ moze potrzebny bedzie inny, wiekszy wektor. Ponadto problemem moze byc¢ reak-
cja immunologiczna wobec czynnika VIl (wytworzenie inhibitora).

Pacjenci, ktérzy na ochotnika zgtosili sie¢ do udziatu w tym badaniu klinicznym i we wcze-
$niejszych probach, potozyli ogromne zastugi dla leczenia hemofilii. Zacytujmy stowa Marka
Skinnera, prezydenta WFH: ,JesteSmy ogromnie wdzieczni badaczom prowadzacym te pio-
nierskie badania i pacjentom, ktérzy wzieli udziat w badaniach klinicznych”.

oprac. as na podst. artykutu Marka Brookera Gene therapy trial shows promising results,
w: ,Hemophilia World”, kwiecien 2012



[6] MALE DZIECI: ZALECANA JEST AKTYWNOSC FIZYCZNA

W mediach mozna znalez¢ wiele materiatow opisujgcych korzysci ptyngce z aktywnosci
fizycznej i negatywne skutki siedzgcego trybu zycia. Swiatowa Organizacja Zdrowia wydaje
specjalne poradniki promujgce aktywnosé fizyczng. Dotad jednak brakowato specjalnych
zalecen dla dzieci w wieku do pieciu lat.

Takie wskazéwki opublikowano ostatnio w Wielkiej Brytanii. Aktywnos$¢ fizyczna to wszel-
kie aktywne zachowania od zwykiego chodzenia do aktywnej zabawy, ¢wiczeh fizycznych
i sportéw. Siedzagcy tryb zycia obejmuje zachowania, podczas ktérych dziecko siedzi pod-
czas jazdy samochodem, oglgdania telewizji czy czytania. Jest wiele dowoddéw na to, ze ta-
kie bierne zachowania zwiekszajg ryzyko schorzenh serca, cukrzycy, otytosci, raka i depresji.
Natomiast aktywnos¢ fizyczna poprawia stan kosci, site miesni i funkcjonowanie stawow, co
jest szczegdlnie istotne u chorych na hemofilie.

Ogodlnie moéwigc, ruch to zdrowie. Wieksza aktywnos$¢ w dziecinstwie pozwala rozwingc
zdolnosci i nawyki przydatne w pdzniejszych latach — dlatego wazne jest, by przyzwyczajac
sie do duzej aktywnosci od matego.

Jak wyglada to w przypadku dzieci chorych na hemofilie? Kiedy rodzice dowiadujg sie, ze
dziecko ma hemcdfilie, niekiedy starajg sie je chroni¢ przed urazami, ograniczajgc mu mozli-
wos¢ swobodnej zabawy. Takie ograniczenia i zachecanie do siedzgcego trybu zycia sg
sprzeczne z naturalng skfonnoscig dzieci do aktywnos$ci i zmniejszajg ich szanse wzmocnie-
nia miesni oraz rozwoju koordynacji ruchowej i wyobrazni.

Brytyjskie zalecenia mozna ujg¢ w trzech punktach. Oto one:

Nalezy zachecaé do aktywnosci fizycznej juz od urodzenia, zwtaszcza w postaci za-
baw na poziomie podtogi i w wodzie, w bezpiecznym otoczeniu.

Pozwalanie dziecku na swobodne ruchy, sieganie, raczkowanie i zabawe na podtodze ma
zasadnicze znaczenia dla normalnego rozwoju zdolnosci motorycznych. Dzieciom z hemofi-
lig zaleca sie tez zabawy w wodzie, np. podczas wspolnego ptywania z mama lub tatg.

Dzieci w wieku przedszkolnym umiejace juz samodzielnie chodzi¢ powinny by¢ ak-
tywne fizycznie przynajmniej przez trzy godziny dziennie; wysitek powinien by¢ rozto-
zony na rézne pory dnia.

Chociaz moze sie wydawag¢, ze maly berbe¢ rusza sie przez caty czas, to brytyjskie bada-
nia wykazaty, ze wiekszos¢ trzy- i czterolatkdbw spedza dziennie na aktywnej zabawie tylko
120-150 minut, a przez 10—11 godzin tylko siedzi. Korzystne sg wszelkie zachowania zmu-
szajgce dzieci do uzywania wiekszych partii miesni, wykonywania réznorodnych ruchow,
postugiwania sie réznymi sprzetami i wymyslania wlasnych zabaw. Zamiast jechac z dziec-
kiem do znajomych samochodem, lepiej p6js¢ tam pieszo — bedzie to korzystne zaréwno dla
dziecka, jak i dla rodzica. Intensywnos¢ czynnosci nie jest istotna w tym wieku, a trzy godzi-
ny aktywnosci lepiej roztozy¢ na caty dzien. Rozciggniecie okreséw aktywnosci na rozne po-
ry dnia zmniejsza tez powstawanie okreséw dtugiego, nieprzerwanego siedzenia.

U wszystkich dzieci ponizej pigtego roku zycia nalezy ogranicza¢ czas trwania nie-
przerwanego bezruchu, np. siedzenia, lezenia (oczywiscie z wyjatkiem okresu snu).

Siedzacy tryb zycia nie jest normalny dla dzieci! Niestety, ostatnimi laty widzi sie sporo
,Skontenerowanych” dzieci, spedzajgcych dtuzsze odcinki czasu w fotelikach samochodo-
wych, w wozkach dzieciecych czy na krzesetkach. Chociaz wtedy fatwiej zadbac o bezpie-
czenstwo malca, to jednak dlugie okresy bezruchu sg fatalne w skutkach.

Warto, zeby rodzice dzieci z hemofilig pamietali o znaczeniu aktywnosci fizycznej w zyciu
ich malcow.

oprac. as na podst. artykutu K. Mulder, M. Thiessena i K. Wittmeier New physical activity
guidelines for young children
w: ,Hemophilia Today”, marzec 2012



[7] IRLANDIA: PORADNIA DLA KOBIET

Coraz mocniej uswiadamiamy sobie, ze skazy krwotoczne dotykajg takze kobiet. W Irlandii
powstata nawet specjalna poradnia zajmujgca sie tymi problemami. Poradnia zapewnia nie
tylko opieke medyczna, ale takze pomoc psychologa i pracownika socjalnego, a w przyszio-
$ci ma do tego zespotu dotgczy¢ takze ginekolog.

Najczestsze schorzenia to choroba von Willebranda, hemofilia (w tym przypadku gtéwnie
objawy u nosicielek), niedoboér innych czynnikow krzepniecia oraz zaburzenia zwigzane
z ptytkami krwi. Wrodzone skazy krwotoczne mogg by¢ problemem zwtaszcza dla dziewczat
i kobiet ze wzgledu na comiesieczne krwawienia menstruacyjne, a takze na ewentualng cia-
ze i pordd. Kitopoty zgtaszane przez kobiety to obfite miesigczki, krwawienie po porodzie,
przeciggajace sie krwawienia z nosa oraz przedtuzone krwawienie po usunieciu zeba czy po
zabiegach operacyjnych. Wiele kobiet nie zdaje sobie sprawy, ze takie objawy mozna le-
czy¢; niekiedy nie sg nawet pewne, czy tego typu przypadto$ci wymagaja leczenia.

Najczestszym problemem u kobiet ze skazg krwotoczng sg ciezkie krwawienia miesiecz-
ne. Najbardziej mogg by¢ dotknigte nastoletnie dziewczeta oraz kobiety po okresie meno-
pauzy. Utrzymujgce sie obfite miesigczki mogg prowadzi¢ do obnizenia jakosci zycia ze
wzgledu na ciggte zmeczenie i mozliwy niedobér zelaza. Kobiety wtedy czesto starajg sie
unika¢ wysitku w pracy, a takze stronig od sportu, podrdzy czy nawet wizyt. Moze dojs¢ do
nieobecnosci w szkole czy do unikania np. szkolnych wycieczek. Niekiedy skutkiem moze
by¢ nawet depresja. Opieka medyczna rozpoczyna sie od konsultacji hematologicznej; cza-
sem konieczna moze tez by¢ wizyta u ginekologa.

Planowanie rodziny i okres cigzy to rowniez okresy, kiedy przydatna jest opieka hemato-
loga. Do dublihskiej poradni kobiety zgtaszajg sie trzykrotnie podczas cigzy — chodzi 0 moni-
torowanie zmian krzepliwosci wystepujgcych w trakcie cigzy, a takze o zaplanowanie odpo-
wiedniej opieki podczas cigzy, porodu i potogu. Po kazdej wizycie odpowiednie uwagi sg
wysytane do lekarza pierwszego kontaktu, potoznika, lokalnego hematologa, a jesli zachodzi
taka potrzeba, takze do pediatry, by przygotowaé sie na przyjecie dziecka moggcego mieé
skaze krwotoczng. Przed porodem kazda kobieta otrzymuje wytyczne, jakie srodki bedg ko-
nieczne dla zagwarantowania bezpieczenstwa dziecka i jej same.

oprac. as na podst. artykutu Eadaoin O’Shea Women'’s clinics
w: ,haemophilia.ie”, kwiecien 2012

[8] DNI SPECJALNE W PORADNI HEMATOLOGICZNEJ

Ponizszy artykut zostat napisany przez Claudine Amesse, pielegniarke z kanadyjskiej Po-
radni Hematologicznej im. $w. Justyny. Warto zapoznac sie z zawartymi w nim cennymi ob-
serwacjami, z pewnoscig odnoszgcymi sie takze do polskich chorych. Szkoda, ze o niekto-
rych z opisywanych tu rozwigzan mozemy na razie tylko pomarzyc.

,Dni specjalne” to w naszej poradni terminy specjalnie wyznaczone dla wyznaczonych
lekarzy i okreslonych procedur. Pielegniarka koordynujgca grupuje pacjentéw przyjmowa-
nych w danym dniu wedtug wieku, jak rowniez wedtug rodzaju skazy krwotocznej i jej posta-
Ci.

,Dni specjalne” wprowadzilismy we wrzesniu 2010 r. Chodzito nam o poprawe jakosci na-
szej pracy. Zespot pracujgcy w naszym centrum hemostazy, ztozony z hematologow, piele-
gniarek, fizjoterapeutow, psychologdéw oraz opiekuna socjalnego, przez mniej wiecej rok
gromadzit obserwacje zbierane podczas praktyki. Oto one:

- Pacjenci wchodzg w wiek dojrzewania z niewielkg wiedzg na temat mechanizmow lezg-
cych u podtoza ich schorzenia.

- W okresie dojrzewania obserwujemy mniejsze stosowanie sie¢ do programu profilaktycz-
nego oraz wzrost liczby wylewéw dostawowych wynikajgcy z uprawiania dyscyplin spor-
towych o duzym poziomie ryzyka.

- Rodzice czesto mowig nam, jak trudno przekona¢ dzieci do przestrzegania regut doty-
czacych uprawiania sportu.



- Miodsze dzieci czesto wyrazajg ztoS¢ i frustracje wywotang liczbg koniecznych zastrzy-
kow.

- W naszej poradni personel czesto przekazuje informacje o charakterze edukacyjnym ro-
dzicom, a nie samym pacjentom, zeby oszczedzi¢ czas.

- Czesto trzeba dtugo czeka¢ miedzy wizytami u fizjoterapeuty, pielegniarki i hematologa.

- Dzieciom w wieku szkolnym czesto trudno zrozumie¢, dlaczego trzeba za wszelkg cene
unikac¢ wylewow.

- U wiekszosci starszych nastolatkéw, mimo dostepu do czynnika, dochodzi do powstania
artropatii, Srednio w jednym stawie lub w dwodch. Z zebranych przez nas informacji wyni-
ka, ze ma to wyrazny zwigzek przyczynowo-skutkowy z ryzykownymi dyscyplinami spor-
towymi i nieprzestrzeganiem leczenia profilaktycznego.

Istotne byty tez obserwacje psycholog Susanne Douesnard na temat mechanizméw
obronnych, takich jak negacja wiasnej choroby, prezentowanych przez chorych przewlekle.
Dzieki nim tatwiej mozna zrozumie¢, czemu pacjenci czasami nie przestrzegajg zalecen.

Wspdtpraca interdyscyplinarna wszystkich czionkéw naszego zespotu zaowocowata
wprowadzeniem ,dni specjalnych”. Uczestniczg w nich pacjenci w wieku od 0 do 18 lat oraz
ich rodzice. Utrzymalismy indywidualne wizyty u fizjoterapeuty, pielegniarki i lekarza, ale do-
daliSmy do tego trzy warsztaty — (1) dla pacjentéw, prowadzony przez pielegniarke, (2) dla
rodzicow, prowadzony przez opiekuna socjalnego i (3) dla dzieci, prowadzony przez psy-
chologa.

To nowe podejscie okazato sie bardzo efektywne. Pielegniarki mogg edukowaé pacjentéw,
dostosowujgc podejscie do poziomu zrozumienia prezentowanego przez chorych. Psycho-
lodzy majg okazje pomdc dzieciom w zrozumieniu emocji wynikajgcych z ograniczen narzu-
canych przez chorobe. Natomiast opiekun socjalny ma szanse wyposazenia rodzicéw
w metody potrzebne im do wychowania dziecka z przewlektg choroba.

Wprowadzone przez nas rozwigzania niosg ze sobg wiele korzysci dla mtodych pacjentéw
i ich rodzicéw; pomagajg tez w przetamywaniu izolacji, jakg odczuwa wielu chorych na he-
mofilie. Zgodnie z filozofig prezentowang przez Kanadyjskie Stowarzyszenie Chorych na
Hemofilie chorzy na hemofilie powinni mie¢ dostep do kompleksowej opieki zajmujgcej sie
wszelkimi aspektami ich zycia.

oprac. as na podst. artykutu C. Amesse Special clinics in comprehensive care,
w: ,Hemophilia Today”, marzec 2012

[9] KANADYJSKI PROGRAM DLA KOBIET

Przez ponad rok Kanadyjskie Stowarzyszenie Chorych na Hemofilie wraz z dr Rochelle
Winikoff z montrealskiego osrodka hematologii przygotowywato multidyscyplinarny program
CODErouge (co mozna przefozy¢ jako ,kod czerwony”) skierowany do kobiet ze skazami
krwotocznymi. Uroczysta premiera programu jest przewidziana na 25 maja br. podczas kon-
ferencji w Toronto.

Podstawowe cele tego programu to:

- zwiekszenie wiedzy o skazach krwotocznych wsréd niezdiagnozowanych kobiet majgcych
objawy takiej skazy;

- zwiekszenie wsréd osob odpowiedzialnych za zapewnienie opieki medycznej wiedzy
0 dziedzicznych skazach krwotocznych i zrozumienia dla takich chorych, a takze dosko-
nalenie procesu diagnozowania i dostepu do kompleksowego leczenia;

- poprawa dostepnosci kompleksowej opieki medycznej dla kobiet z dziedzicznymi skazami
krwotocznymi;

- upowszechnianie wsrod kobiet chorych na dziedziczne skazy krwotoczne wiedzy o do-
stepnych mozliwosciach leczenia.

oprac. as na podstawie artykutu Joanny Halliday
w ,Hemophilia Today”, listopad 2011



[10] JAK SIE LECZY HEMOFILIE WE FRANCJI?

Pod koniec maja br. miatam przyjemnos$¢ uczestniczyé w spotkaniu Terenowego Kota
Chorych na Hemofilie z francuskiego regionu Nord-Pas-de-Calais, zorganizowanym w cen-
trum kongresowym szpitala w Lille. Spotkanie poswigcone bytlo przede wszystkim proble-
mom rodzicow matych dzieci i ich konfrontacji z hemofilig czy z chorobg von Willebranda.
Przebiegato bardzo podobnie jak te, ktérych Swiadkami i uczestnikami jestesSmy u nas. Na
poczatek bardzo interesujgca prezentacja o aktualnym stanie leczenia hemofilii we francu-
skich realiach i o diagnostyce, takze prenatalnej. Potem hemofilia oczami doswiadczone;j
pielegniarki i wreszcie bardzo emocjonujgca czes¢ — wypowiedzi pacjentéw o pierwszych
chwilach z hemofilig. Pacjenci podkreslali zwtaszcza, jak wazne byto dla nich wsparcie psy-
chologa, ale niezbedne i nieocenione sg takze spotkania grupowe. Gdy poproszono takze
i mnie o gtos, wspomniatam, jak wazng role w naszym polskim przypadku, poza wymienio-
nymi wyzej formami wsparcia, odgrywa rowniez nasze forum, ktére dzieki swej specyficznej
formie jest aktywne przez 24 godziny na dobe, napomknetam tez o dziatajgcej infolinii.

Na zdjeciu znany z ,Biuletynu” Jas i jego nowy francuski przyjaciel, chory na chorobe von
Willebranda.

WSréd publikacji znaczng cze$c stanowity broszurki o niemowlectwie i wczesnym dziecin-
stwie, znalazt sie tez tam francuski odpowiednik naszej ksigzeczki ,Jas ma hemofilie” (po
francusku to ,Nicolas est hémophile”).

Z ciekawostek natury medycznej — we Francji to pacjent wspdlnie z lekarzem prowadza-
cym decyduje o wyborze najodpowiedniejszego dla niego czynnika, a takze o tym, od kiedy



i do kiedy chciatby by¢ objety leczeniem profilaktycznym. Podkresla sie przede wszystkim
spersonalizowang opieke medyczng i indywidualne podejscie do pacjenta. A pacjenci —
zwtaszcza ci mali — sg tacy sami, jak u nas; czasem zbuntowani i walczgcy z igietkg, czasem
wspotpracujgcy, ale przede wszystkim, jak to zwykle dzieci — spragnieni zwyczajnej zabawy.
Bernadetta Pieczynska

[11] NOWA KSIAZKA O HEMOFILII

Za posrednictwem lokalnego kota terenowego (najprawdopodobniej podczas najblizszego
zebrania ogdlnego, bo koszty wysytki tak grubej ksigzki bytyby duze) powinna dotrze¢ do
Panstwa wydana przez nasze Stowarzyszenie bezptatna ksigzka Wszystko o hemofilii: po-
radnik dla rodziny, liczagca az 376 stron. Poradnik opisuje kompleksowo wszelkie zagadnie-
nia zwigzane z hemofilig i pokrewnymi skazami krwotocznymi.

Wszystko

Poradnik

dla
rodziny

Zachecamy do lektury — naprawde warto!
(as)

[12] SZTUCZNA KREW - REWOLUCJA W TRANSFUZJOLOGII

Nieustanne zapotrzebowanie na krew oraz potrzeba sprostania wymogom bezpieczen-
stwa produktéw krwiopochodnych sg jedng z przyczyn poszukiwan innego rodzaju rozwig-
zan. W artykule Le sang artificiel, nouvelle réalité de la transfusion?, opublikowanym w pe-
riodyku Francuskiego Stowarzyszenia Chorych na Hemofilie, Marion Berthon-Elber podej-
muje temat aktualnego stanu badan nad sztuczng krwig. Przypomina w nim m.in. historie
z 2008 r., kiedy to sztucznie wytworzona hemoglobina okazata si¢ szkodliwa dla pacjentow,
ktérym jg podano, przyczynita sie bowiem do pojawienia sie u nich probleméw kardiologicz-
nych.

Ponad rok temu w amerykanskim czasopismie ,Blood” opublikowano wyniki badan na-
ukowcow pracujgcych pod okiem prof. Luca Douay z paryskiego szpitala Saint-Antoine. Ot6z
wspomniana ekipa badaczy wyekstrahowata komérki macierzyste z tkanki kostnej i na ich
bazie wyhodowata czerwone ciatka krwi. Podane drogg transfuzji pacjentom-wolontariuszom
,hodowlane” czerwone ciatka okazaty sie réwnie petnowarto$ciowe funkcjonalnie jak natu-
ralne czerwone krwinki. Hodowla takich sztucznych czerwonych ciatek trwa $rednio od 15 do
18 dni.



Pozostaje teraz etap weryfikacji, czy ten sukces badawczy uda sie wykorzysta¢ na skale
przemysfowg przy jednoczesnym zapewnieniu bezpieczenstwa pacjentow. Kluczem do tego
przemystowego etapu jest wykorzystanie krwi pepowinowej, ktorej wiasciwosci w zakresie
rozmnazania komorek sg korzystniejsze niz mozliwosci tkanki kostnej.

oprac. B. Pieczynska na podst. artykutu Marion Berthon-Elber
Le sang artificiel, nouvelle réalité de la transfusion?
w: ,Hémophilie et Maladie de Willebrand”, nr 195, wrzesieh 2011
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Okreslenia wyrazéw podano w zmienionej kolejnosci.

— chroni szyje przed chtodem — ramiona o$miornicy

— kupowane w aptece — towi dzwieki

— btyszczg na niebie — ptaska kos¢ w kolanie

— ssaki z szablami — fgczy psa z jego panem

— zawieja — mniejszy od drzewa

— ztosliwy zart — zwarcie elektryczne

— wzgérek ze sniegu — sfilmowana powie$¢ z Boryng
— damski kostium plazowy — tekst na opakowaniu

— fregata lub bark — panstwo z Bagdadem

— nad parterem — centrum

— kredens, stodt, krzesta — regularna optata za telefon
— kulinarny symbol niepowodzenia — potrzebne podejrzanemu
— pokonat wszystkich rywali — szczegot

— stan upadku — wonna roslina lecznicza

— amerykanski kuzyn zubra — najkrotszy miesigc

— moga polecie¢ w rajstopach

filtry w naszym organizmie
Adam Sumera

BIULETYN INFORMACYJNY Polskiego Stowarzyszenia Chorych na Hemofilie.

Do uzytku wewnetrznego.

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

Korespondencje prosimy kierowa¢ pod nastepujgcy 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: rpren2@gmail.com; psch_lodz@interia.pl;

Strona Stowarzyszenia: www.hemofilia.org.pl



