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Chronická myelomonocytová leukemie (CMML) je 
klonální hematologické onemocnění, které má některé 
rysy myelodysplastických syndromů (MDS) a chronic-
kých myeloproliferativních onemocnění. Má velmi 
variabilní klinický průběh s výraznými rozdíly v cel-
kovém přežití (OS) a rizikem transformace do akutní 
myeloblastické leukemie (AML). Různé studie identifi-
kovaly důležité prognostické faktory a některé vytvořily 
prognostické systémy. Žádný z nich však nebyl široce 
přijat. Cílem studie uvedených autorů bylo vyvinout 
nový pro CMML specifický prognostický systém 
(CPSS), který by identifikoval nezávislé prognostické 
faktory pro OS a vývoj do AML na velkém souboru pa- 
cientů s CMML. Dalším cílem bylo určit prediktivní ka-
pacitu tohoto CPSS a porovnat ji s jinými prognostický-
mi systémy pro CMML. Retrospektivní studie analyzo-
vala data až dosud největšího počtu 558 pacientů v první 

Syndrom Hurlerové (HS) je nejtěžší fenotyp ve spek-
tru mukopolysacharidózy typu I (MPS I), typu lyzozo-
mální střádavé choroby. Neléčený HS syndrom vede 
k progresivnímu a konečnému fatálnímu multisysté-
movému zhoršení, včetně psychomotorické retardace, 
těžkých kostních deformit a život ohrožujících kardiál-
ních a plicních komplikací. Transplantace hematopoe-

zaváděcí fázi u  pacientů s  CMML („trainig cohort“). 
Nezávislý ověřovací soubor tvořilo 274 pacientů („vali-
dation cohort“). Práce podrobně popisuje charakteris-
tiku a výsledky získané univariantní a multivariantní 
analýzou obou souborů. Potvrzuje dříve známý pro-
gnostický dopad podtypů podle WHO a FAB klasifikace 
a specifických chromozomálních abnormalit. Poprvé 
zjišťuje relevanci závislosti na transfuze erytrocytů při 
diagnóze CMML. Výsledkem celé studie je definice 4 
rizikových skupin pacientů pro celkové přežití a vývoj 
do AML. Zatím nový specifický prognostický systém 
CPSS představuje snadno proveditelný a užitečný způ-
sob pro určení prognózy, plánování terapie a vhodnost 
pro budoucí klinické studie u pacientů s CMML.
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tických kmenových buněk (HSCT), zavedená u těžkého 
typu HS I v roce 1980, se stala celosvětově nejčastější 
transplantovanou chorobou v rámci vrozených poruch 
metabolismu. Samotná léčba pomocí náhrady deficit-
ního enzymu (alfa-L-iduronidázy) neochrání centrální 
nervový systém u  těžké formy HS před deteriorací. 
Přes velké úspěchy transplantačního přístupu zůstává 
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řada otázek spojených s  indikací, nejvýhodnějším 
dárcovským zdrojem, transplantační charakteristikou 
a souvisejícími celkovými výsledky, komplikacemi a se-
lháním. Autoři proto provedli kooperativní retrospek-
tivní analýzu výsledků a rizikových faktorů po HSCT 
u pacientů s HS, léčených v mnohočetných centrech na 
světě podle hlášení v evropském a mezinárodním cen-
tru pro transplantace kostní dřeně (EBMT, CIBMTR). 
Podrobně referují o výsledcích analýzy u 258 dětí s HS 
po myeloablativním přípravném režimu z let 1995–2007. 
Medián věku při transplantaci byl 16,7 měsíců a medián 
doby sledování 57 měsíců. Potvrdili, že časné provedené 
HCT s  nejlépe HLA shodným dárcem dávají nejlepší 

předpoklad pro pětileté celkové přežití a  přežití bez 
selhání. HCT s dobře shodnou nepříbuzenskou jednot-
kou pupečníkové krve je zvláště atraktivní, protože je 
rychle dosažitelná. Autoři podrobují diskusi některé 
otázky pro další studie, včetně přípravného režimu, 
chimérismu, sledování posttransplantačních hladin 
enzymu a profylaxe GVHD. K práci se vztahuje velmi 
zasvěcený komentář: Better BMT for Hurler syndro-
me – on the level? Michael A. Pulsipher, University 
of Utah School of Medicine, ve stejném čísle časopisu 
Blood, pp. 3785–3787.
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Autoři předkládají první výsledky zatím největšího 
souboru dospělých pacientů s nově diagnostikovanou 
primární imunitní trombocytopenií (ITP), kteří byli od 
začátku léčby randomizováni do dvou srovnatelných 
podskupin:
a) �s léčbou dexametazonem samotným (DXM),
b) �s  léčbou kombinací dexametazon plus rituximab.

(RTX+DXM).
Jedná se o otevřenou studii fáze 3 na celkovém počtu 

133 pacientů z 9 hematologických oddělení v Dánsku 
od roku 2006 do roku 2011. Soubor je uzavřen a finální 
zpráva o výsledcích dlouhodobého sledování se očekává 
v  r. 2015. Podmínky pro zařazení do studie, léčebná 
schémata v  obou podskupinách, způsoby sledování 
a  vyhodnocení rozdílů ve výsledcích jsou podrobně 
popsány. Primárním konečným cílem byla trvající par-
ciální nebo kompletní odpověď po 6 měsíců trvajícím 
sledování. Sekundární konečné cíle zahrnovaly dobu 

do relapsu, dobu do záchranné léčby a počet splenek-
tomií. Medián doby sledování byl 922 dní. Primární 
konečný cíl byl dosažen u 58 % pacientů v podskupině 
RTX+DXM proti 37 % pacientů v podskupine DXM. Doba 
do relapsu byla delší a též delší byla doba do záchranné 
léčby u podskupiny s RTX+DXM. Velmi důležitou částí 
je odstavec zachycující vedlejší nežádoucí účinky. Byla 
zjištěna zvýšená incidence vedlejších nežádoucích účin-
ků v podskupině RTX+DXM. Všechny nežádoucí vedlejší 
účinky byly již dříve popsány u souboru informací k RTX  
a k DXM. Pozornost zasluhuje sledování hladin séro-
vých Ig. Souborně uzavírá studie, že RTX+DXM dává 
lepší výsledky než monoterapie DXM. Autoři navrhují, 
aby RTX byl brán v  úvahu časně v  léčebné fázi nově 
diagnostikované ITP, včetně před splenektomií.
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