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SUHRN

Obdobie poslednych 25 rokov prinieslo vyznamny pokrok v starostlivosti a lie¢cbe hemofilie a ostatnych vrodenych
krvacavych ochoreni. Prave zaciatok 90. rokov 20. storocia znamenal zaciatok modernej liecby hemofilie v Slovenskej
i Ceskej republike. Nevyhnutnou podmienkou radikélinej zmeny lie¢by bolo zavedenie bezpe¢nych virusovo inaktivova-
nych koncentratov a domacej liecby u vsetkych jedincov s tazkym stupnom hemofilie. Postupne sa zvysujlca dostupnost
koncentratov, dnes na Slovensku dosahujtica uroven FVIII 8,0 IU/kg/rok, umoznila zlep$ovanie komplexnej starostlivosti,
vratane planovanych operdacii, zavedenia profylaxie i manazmentu inhibitorov. Dosiahnuty vyznamny pokrok priviedol
sucasnu starostlivost o hemofiliu u nas na Uroven ostatnych rozvinutych krajin Europy.
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SUMMARY
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25 years in comprehensive care and treatment of haemophilia

Over the past 25 years, significant progress has been made in the treatment and comprehensive care for haemophilia
and other congenital bleeding disorders in Slovakia and the Czech Republic. The era of modern haemophilia treatment
began in the early 1990s. The most significant factor that led to a radical change in treatment was the introduction of
safe viral-inactivated concentrates and home therapy in all subjects with severe haemophilia. The gradually increasing
availability of concentrates, in Slovakia this is currently up to 8.0 IU/kg /year of FVIII, has helped improve comprehen-
sive care, including elective surgery; introduce prophylaxis and manage inhibitors. The significant progress achieved
has brought current haemophilia care in our countries to a level comparable with other developed countries in Europe.
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Obdobie ostatnych 25 rokov, ktoré mozno definovat
ako obdobie modernej liecby hemofilie u nas nadvazuje
na historické zaklady starostlivosti o pacientov s hemo-
filiou v naSich krajinach, polozené uz v 50. rokoch 20.
storocia. V stlade s trendom vo svete aj u nas uz v70.
rokoch vznikli prvé centra Specializovanej starostlivos-
ti o hemofiliu, na Slovensku na Klinike hematolégie
a transfuziolégie Fakultnej nemocnice v Bratislave
a v Ceskej republike v Ustave hematologie a krevni
transfuze v Prahe. Tieto pracoviska zalozili celondrodné
registre pacientov s hemofiliou a viodenymi krvacavy-
mi chorobami, ktoré boli v tom case jednymi z prvych
v Eurépe [1]. Hlavnou limitaciou liecby pred rokom 1990
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vSak bolo, rovnako ako v ostatnych krajinach strednej
Eurépy, pouzivanie Cerstvo zmrazenej plazmy, kryo-
precipitatu a tzv. frakcie PPSB (koncentrat faktorov
protrombinového komplexu). Nerovnomerna dostup-
nost, limitovana vyrobnymi moznostami transfiiz-
nych pracovisk bola absoliitne nedostato¢na (1-1,5IU
FVIII/1 obyvatela/rok). Akceptovanym argumentom
zdravotnickych autorit pre pouzivanie pripravkov
vyrobenych z plazmy od malého poctu darcov bola
snaha ochranit nasich pacientov pred importom kr-
vou prendSanych infekcii zo zahranicia koncentratmi
vyrobenymi z velkych zmesi (,poolov”) plazmy. Tato
politika skuto¢ne ochranila naSich pacientov pred
infekciou HIV (na Slovensku nebol infikovany ani
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jeden hemofilik), ale azZ 90 % tazkych hemofilikov bolo
infikovanych virusom hepatitidy C a v case dostupnosti
virusovo inaktivovanych koncentratov vo svete od po-
lovice 80. rokov tento argument nemal opodstatnenie.
Po politicko-ideologickych zmenach Eurépe vr. 1989 sa
stala imperativom zasadna zmena lieCby hemofilie na
vyhradne bezpecné, virusovo inaktivované koncentraty
koagulacnych faktorov (KKF). Zaciatkom 90. rokov eSte
pretrvavali snahy vtedajsich spracovatelov plazmy,
SEVAC v Ceskej republike a na Slovensku Imuna Sari§ké
Michalany o vyvinutie vlastnej vyroby koncentratov
z domadcich zdrojov plazmy. To sa v§ak nepodarilo,
neskorsie sa stalo alternativou spracovanie slovenskej
a Ceskej plazmy v renomovanych zahrani¢nych spraco-
vatelskych centrach (Grifols v Spanielsku a Imunno,
neskor Baxter v Rakasku). Snahy o budovanie narodnej
sebestacnosti v produkcii plazmy, ktora by vS§ak nemoh-
la pokryt zvySujuce sa poziadavky na liecbu hemofilie,
nastastie nenarusili zavedenie liecby kvalitnymi a bez-
pec¢nymi komerénymi pripravkami zo zahranicia, ¢o
sa na celom tizemi Slovenska podarilo dosiahnut uz
v rokoch 1991-1992.

ZAISTENIE BEZPECNOSTI LIECBY HEMOFILIE

Délezitym nastrojom pri dosiahnuti jednotnej do-
stupnosti virusovo inaktivovanych KKF vo vSetkych
regiénoch zaciatkom 90. tych rokov bola existencia
narodnych registrov hemofilie. Na Slovensku sme
v roku 1992 zaviedli plo$ny centralizovany nakup kon-
centratov FVIII a FIX a prestala sa pouzivat plazma
a kryoprecipitat. Spociatku sa zabezpecila dostupnost
koncentratu FVIII v mnozstve 30.000 IU na kazdého
hemofilika evidovaného v centralnom registri. To za-
bezpecilo FVIII na trovni 2,0 IU/obyv./rok a priemerni
spotrebu FVIII u tazkych a stredne tazkych hemofilikov
az 64.000 IU/rok [2]. V tom case bola vo svete kritériom
uspokojivej turovne liecby hemofilie rocna spotreba
50.000 IU. V priebehu nasledujtcich 25 rokov sme
postupne zvySovali dostupnost FVIII az na dneSnych
8,0 IU/obyv./rok, ¢o pri aktudlnom pocte 535 pacientov
predstavuje 83.000 IU/1 hemofilika a 135.000 IU/1 he-
mofilika so strednym alebo tazkym stupiiom choroby.
V rozvinutych Eurépskych krajinach bola v roku 2016
priemerna spotreba FVIII 5,8 IU/obyv./rok (4,8-10,4 IU/
obyv./rok [3]. Za poslednych 30 rokov nedo§lo k prenosu
virusov HIV a HCV koncentratmi koagula¢nych fakto-
rov, avsak pre mozné riziko prenosu parvovirusu 19,
pripadne doteraz neznamych patogénov sa v sti¢asnosti
preferuje pouzivanie rekombinantnych faktorov (rFVIII
arFIX). V krajinach bez limitovanych zdrojov sa rFVIII
zacal postupne pouzivat od zaciatku 90. rokov a rFIX
v roku 1998, dnes v tychto krajinach predstavuju re-

kombinantné pripravky 80-100 % liecby hemofilie. Na
Slovensku sme prvy rEVIII pouzili uz v roku 1997 v ramci
humanitirneho projektu (1 milién IU), ale do central-
neho nakupu sa rFVIII dostal aZ v roku 2008. V Ceskej
republike bol prvy rFVIII pouzity vr. 2003 a od r. 2006 je
lie¢ba rFVIII u deti sticastou narodnych odporuceni pre
lie¢bu hemofilie. V sti¢asnosti predstavuje podiel rFVIII
na Slovensku 34 % a v Ceskej republike uZ viac ako 60 %.

Narodné registre hemofilie, ktoré poskytuju idaje
o prevalencii, incidencii, regionalnej distribucii pa-
cientov s hemofiliou, mortalite a vyskyte komplika-
cii lieCby (virusové infekcie, inhibitory) umoznuju aj
kontrolu trovne liecby, vratane profylaxie vo vSetkych
regiénoch.

DOMACA LIECBA A PROFYLAXIA

Bezpecné KKF umoznili aj u nas okamziti imple-
mentaciu domdacej liecby, zameranej na rychlu kontro-
lu krvacani a zniZenie zavaznosti muskuloskeletalneho
postihnutia u jedincov s tazkym stupriom hemofilie.
Dnes je zlatym Standardom liecby hemofilie u deti
profylaxia. Prvé spravy o tejto liecbe, ktorej cielom je
zmena tazkej na stredne tazku hemofiliu (FVIII >1 %)
a prevencia spontannych krvacani do kibov a véasného
vyvoja hemofilickej artropatie, pochadzajui z konca 50.
rokov zo Svédska [4]. Zavedenie profylaxie v Eurépe vSak
bolo viazané na zvysenie dostupnosti KKF a potvrdenie
jej efektu. Vyznam profylaxie dokazali retrospektivne
Stidie najma zo Skandinavskych krajin [5] a v roku 2007
aj vysledky prvej prospektivnej randomizovanej Stadie
porovnavajucej profylaxiu a epizodicku liecbu u deti [6].
Primarna profylaxia je definovana ako pravidelna apli-
kacia FVIII/FIX, zacatd pred 2. rokom Zivota alebo v ¢ase
¢ipo prvom krvacani pocas najmenej 45 tyzdrov v roku.
Ako sekundarna sa oznacuje profylaxia zac¢ata neskor-
Sie, po 2. roku Zivota alebo po 1 krvicani do kibu [4].
V literattre sa vSak mozno stretniit s viacerymi modi-
fikaciami kritérii primarnej a sekundarnej profylaxie.
Na Slovensku sme zacali primarnu profylaxiu zavadzat
v roku 2004 pri irovni FVIII 4,0 IU/obyv./rok, dnes je
na profylaxii 95 % deti do 18 rokov. Prospektivne §tadie
potvrdili, Ze aj u jedincov s uZ existujicim kibnym
poskodenim moze profylaxia zlepsit stav muskuloske-
letdlneho aparatu a spomalit progresiu hemofilickej
artropatie [7]. TGto tzv. tercidrnu profylaxiu dnes v roz-
vinutych krajinach Eurépy vyuziva uz 30 % (Franctizsko)
az100 % (Belgicko, Svédsko) [8] a na Slovensku priblizne
35 % dospelych tazkych hemofilikov. Pre plné vyuzitie
profylaxie existuje viacero prekazok, vratane zlého
vendzneho pristupu, spoluprace (,compliance”) pacienta
a obmedzenej dostupnosti liekov [9]. Profylaxia v celej
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populdacii tazkych hemofilikov pri Standardnom davko- ktoré maju byt dostupné v kazdej eurdpskej krajine.
vani 30 IU/kg 3x do tyZdria by vyZadovala zabezpelenie Aj na Slovensku aj v Ceskej republike boli publikované
FVIII na Grovni 8,5-9,0 IU/obyv./rok. odporucenia pre lie¢cbu a komplexnt starostlivost o he-
i . R mofiliu [13,16-18]. Najnovsim vysledkom zasadania
KOMPLEXNA STAROSTLIVOST O HEMOFILIU  expertov eurépskych hemofilickych centier komplex-
Poskytovanie vysokej kvality starostlivosti o he-
mofiliu vyZaduje dostato¢nt erudiciu a skiisenost od
prvej diagnozy a pocas celého zivota hemofilikov [10]. |1 | Centrélna hemofilicka organizacia s podporou regiondlnych
Hemofilické centra komplexnej starostlivosti dosiahli skupin
vdaka sustredeniu velkého poctu pacientov a dlho- |2 | Narodny register hemofilie
rocnej praxi vysoky stupern expertizy na poskytovanie
Specializovanych sluzieb, vratane diagnostiky a liec-
by komplikovanych pripadov, elektivnych chirurgic-
kych, najma ortopedickych vykonov, genetického
poradenstva i prenatalnej diagnostiky. Na Slovensku
poskytuje zakladnt liecbu hemofilie 42 Hematologicko
transfuziologickych oddeleni a vyssie $pecializovani |6 | Pomaca liecba hemofilie
lie¢bu hemofilické centrd v Bratislave, Banskej Bystrici, |7 | Dostupnost profylaxie
Martine a KoSiciach. Narodné hemofilické centrum |7 | zabezpecenie $pecializovanych sluzieb a urgentnej
(NHC) v Bratislave je certifikovanym Eurépskym he- starostlivosti
mofilickym centrom komplexnej starostlivosti (EHCCC) |9 | Manazment inhibitorov
a Hemofilické centrum v Banskej Bystrici ma certifikat
Eurépskeho hemofilického liecebného centra (EHTC),
obidve centra su sucastou Eurdpskej siete hemofilic- L . .
. . .. e . . Tab. 2. Odporucenia zo IV. Kreuth mitingu eurdpskych expertov na
kych centier (EUHANET). Hlavnymi kritériami pre jieepy hemofilie v roku 2016 [20]
zaradenie do EUHANET je dostato¢ny pocet tazkych

hemofilikov v starostlivosti, komplexny profil poskyto-

vanych sluzieb a vysledky liecby [11]. NHC v Bratislave |1 | Definicia centier podia kritérii projektu EUHANET (EHCCC/

Tab. 1. Eurdpske principy starostlivosti a liecby hemofilie [19]

3 Centra komplexnej hemofilickej starostlivosti a hemofilické
liecebné centrad

4 Spolupraca pri zabezpecovani liecby hemofilie

5 Bezpecné a ucinné koncentraty pre poskytovanie optimalnej
Urovne liecby

10 | Vzdeldvanie a vyskum

v Narodnom registri vrodenych koagulopatii eviduje EHTO)
2800 pacientov, z nich 605 s hemofiliou A a B. NHC |2 | Narodné standardné postupy pre lie¢bu hemofilikov vy&sieho
aktivne dispenzarizuje 800 jedincov s krvacavymi cho- veku

robami. Substitu¢nu liecbu kazdorocne podavaviacako |3 | zabezpecenie FVIIl minimalne 4 IU/obyv./rok v kazdej krajine
250 pacientom, z nich 145 pacientom s hemofiliou Aa B
(108 s tazkym stupriom hemofilie), 45 pacientom s von
Willebrandovou chorobou a 25 pacientom s vrodenym
defektom FVII, zvySok tvori liecba jedincov s defektmi
fibrinogénu, FXI, FV a vrodenymi trombocytopatiami.
V CR pracuje 17 hemofilickych centier komplexnej |7 | Dostupnost Tl pre pacientov s inhibitormi
starostlivosti, z nich 8 centier lie¢i detskych hemofi- |8 | Pristup k planovanym operaciam pre pacientov s inhibitormi

4 | Zabezpecenie FIX minimalne 0,51U/obyv./rok v kazdej krajine

Dostupnost liec¢by hepatitidy C priamou antivirusovou lie¢bou
pre vsetkych hemofilikov

6 | Dostupnost genetickej analyzy a genetického poradenstva

likov. Sest hemofilickych centier je v sieti EUHANET, v $pecializovanych centrach
znichjedno centrumvPrahea Ostravea2centravBrne |9 | Narodné aregionalne tendre pre koncentraty s G¢astou
maju certifikdt EHCCC a centra v Plzni a v Liberci maja odbornikov na hemofiliu a pacientskej organizécie
certifikat EHTC [12]. 10 | Dokumentécia vysledkov liecby: HRQoL, ABR, mortality, HJHS,
- . absencia v skole/v préci
STANDA.RDNE POS'[UPY 11| Koncentréty s predizenym Gcinkom: individualizacia liecby,
PRE LIECBU HEMOFILIE zvysenie minimalnej hladiny/krvacavy fenotyp

Ll?Cb‘a 4 St,amStl}VO.Stvo hemOﬁl{u S,a riadi n-fedz.lnaj 12 | Inhibitory u PUPs - R6zna incidencia medzi produktami. Dalsi
rodnymi a narodnymi Standardnymi odporuceniami vyskum a minimalizacia rizika,
[13-18] : Za/kladom S,u El:ll'Op’Sk’e prlnc1’py hEbe hemoﬁ}le EHCCC - European Hemophilia Centre of Comprehensive Care; EHTC - European
vytvorené odbornikmi velkych eurdpskych hemofilic- Hemophilia Treatment Centre; ITI - imunotoleranéné indukcia; HRQoL - Health related

i 3 2 L9 4 s * quality of life (kvalita Zivota v zdvislosti na zdravi); ABR - Annual Bleeding Rate (ro¢ny
l(YCh Centler’ vratane nasho praCOVlSka [19] y Tabulka 1 vyskyt krvacania); HJHS - Hemophilia joint health score (skore kibneho zdravia hemofilie);

prezentuje zakladné pl’il’lCipY sﬁéasnej lleéby hemofilie , PUPs - previously untreated patients (doposial nelieceni pacienti).
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nej starostlivosti z 36 krajin (IV. Kreuth Meeting 2016)
bolo vydanie odporuceni, ktorych cielom je odstranit
rozdiely v irovni liecby medzi Eurépskymi krajinami,
Standardizovat starostlivost pre vSetkych pacientov
a zaistit rovnaky pristup ku komplexnej starostlivosti
v kazdej krajine Eurépy (tab. 2.) [20].

POKROKOVE SPOSOBY LIECBY HEMOFILIE

Operacna lie¢ba je neodmyslitelnou sii¢astou ma-
nazmentu pacientov s hemofiliou. Zvysujtca sa do-
stupnost KKF umoznila vykon aj tych najnaro¢nejsich
operacii a vdaka profylaxii viedla k posunu elektivnych
ortopedickych operacii od synovektémii, zameranych
na zniZenie frekvencie kibnych krvacani, ku rekon-
Struk¢énym operdcidm velkych kibov. NHC v Bratislave
bolo jednym z prvych pracovisk vo svete, ktoré zaviedlo
farmakokineticky riadent kontinualnu infaziu u pa-
cientov s hemofiliou i von Willebrandovou chorobou
(VWCH), ktorda ma vyznamny klinicky aj ekonomicky
benefit [21, 22]. Od roku 1993 sme kontinualnou infa-
ziou KKF manazovali viac ako 160 operacii a vykonali
sme viac ako 80 totalnych artroplastik kolennych a be-
drovych kibov s dobrym efektom [23].

Pri profylaxii sa dnes preferuje individualizovany
pristup, pri ktorom volba reZimu (davkovanie a intervaly
liecby) zohladnuju krvacavy fenotyp, fyzické aktivity
pacienta a zivotny Styl rodiny, udrzatelnost hladiny
EVIII >1 % a faktory spoluprace na liecbe (,adherencie”).
Zanajmoderne;jsi sposob sa povazuje farmakokineticky
riadena profylaxia, ktora sa opiera o vySetrenie farma-
kokinetiky (PK) s vyuzitim viacerych komputerovych
programov, ktoré urcia idedlne davkovanie a intervaly
pre konkrétneho pacienta. VySetrenie PK mozZno vykonat
na zaklade kompletného odberu série 9-11 vzoriek po
podani koncentratu [24], pripadne na zaklade nového
pristupu na urcenie individualnej PK informacie s vyu-
zitim Bayesovho odhadu a populacnej PK (PopPK) [25].

Novu éru v profylaxii predstavuja koncentraty rFVIII
a rFIX s prolongovanym biologickym tcinkom, ktory
mozno dosiahnut pegylaciou alebo fiziou rFVIII a rFIX s Fc
fragmentom IgG a faziou rFIX albuminom. Pri rFVIII to
znamenal,5nasobné a pri rFIX aZ 4,8-5,3 nasobné predi-
Zenie biologického polcasu. Tieto lieky budd mat vyznam
predovsetkym u malych deti, jedincov so zlym Zilovym
pristupom, individudlne krat§im biologickym pol¢asom
a potrebou vysSej minimalnej hladiny FVIII [26]. tFVIIIFc
a rFIXFc sme na Slovensku zacali pouzivat v roku 2018.

INHIBITORY

Inhibitory FVIII a FIX v sicasnosti predstavuju naj-
zavaznejSiu komplikaciu liecby s incidenciou 20-30 %
u hemofilikov A taZkého stupna a nizSou incidenciou

pri hemofilii B (3-5 %). Prevalencia inhibitorov FVIII
u tazkych hemofilikov (t.j. pacienti s perzistujicim
inhibitorom bez alebo po zlyhani imunotolerancnej
liecby) sa v Eurépskych krajindch pohybuje medzi
2,5-6,7 %, na Slovensku je prevalencia inhibitorov
2,5 %. Inhibitory spésobujii neti¢innost Specifickej
lie¢by a znemoznuju efektivnu profylaxiu. Morbidita
aj mortalita jedincov s inhibitoromi je signifikantne
vyss§ia ako bez inhibitorov, riziko timrtia na krvacanie
je vySSie az 070 % [27].

Diagnostika a manazment inhibitorov sa robi v he-
mofilickych centrach komplexnej starostlivosti. V lie¢-
be krvacania sa pouzivaju ,bypasové“ aktivity (BPA),
ako su rekombinantny FVIIa (rFVIIa) a koncentrat
aktivovanych faktorov protrombinového komplexu
(aPCC). Profylaktické pouzitie tychto liekov vSak nie
je Standardizované. Novou nadejou pre profylaxiu
u pacientov s inhibitormi je novy liek emicizumab,
biSpecificka protilatka proti FIXa a FX, ktord supluje
FVIII v hemostaze a aplikuje sa s. c. raz za tyzden.
Klinické skusky potvrdili vynikajticu G¢innost profy-
laxie tymto liekom, zaistujlicu absenciu spontannych
krvacani [28]. VySetrenia FVIII, inhibitorov a aktivity
emicizumabu vSak vyzaduja Specidlne laboratérium
a reagencie. Emicizumab predchddza krvacaniu, ale
vzniknuté krvacanie nelie¢i. Na lie¢bu krvacania sa
pouziva rFVIIa. Pre obavy z trombogenity a pozorova-
nie niekolkych pripadov trombotickych komplikacii
po liecbe krvacania s aPCC u pacientov uzivajtcich
emicizumab sa odporii¢a vyhybat sa aplikicii aPCC,
ten sa mozZe pouzit len v nevyhnutnych pripadoch
a v davke nepresahujtcej 100 IU/kg/deni. Emicizumab
ako novy liek podlieha prisnej farmakovigilancii a jeho
indikacia a sledovanie pacientov st viazané na EHCCC
s adekvatnou nonstop 24 hodinovou sluzbou [29]. V SR
sa emicizumab zacne pouzivat uz zac¢iatkom roka 2019.

Délezitym cielom je eradikicia inhibitora pomocou
indukcie imunologickej tolerancie FVIII/FIX (ITI), pri
ktorej sa denne aplikuji stredne az velmi vysoké davky
koncentratu FVIII alebo FIX. Manazment pacientov
s inhibitormi je velmi naro¢ny a vyZaduje zabezpecenie
FVIII na arovni 1-1,5 IU/obyvatela rocne. Na Slovensku
je ITI dostupna pre vSetkych pacientov s novo vzniknu-
tym inhibitorom a vhodnych pacientov s dlhotrvajacim
inhibitorom. Od roku 1993 sme vykonali celkom 29
ITI u 25 pacientov s inhibitormi s efektivitou az 84 %,
u troch pacientov ITI eSte pokracuje.

Pri¢iny vzniku inhibitorov nie st dodnes jasné. S pa-
cientom suvisiace faktory, ako napr. stupen hemofilie,
velké génové mutacie alebo vyskyt inhibitora v rodine
nemozno ovplyvnit. V poslednych rokoch sa intenziv-
ne diskutuje najma vplyv typu koncentratu FVIII na
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vznik inhibitorov, zavery st vSak kontroverzné. Prva
randomizovana prospektivna stiidia SIPPET (Survey
of Inhibitors in Plasma-Products Exposed Toddlers)
u predtym neliecenych pacientov (PUPs) odhalila vyssi
vyskyt inhibitorov po rFVIII s HR (hazard ratio):1,87;
95% K1:1,15-3,03 [30]. Podobnt stvislost potvrdili aj dal-
Sie Stadie, vratane sledovania vyskytu inhibitorov u 59
PUPs s tazkou hemofiliou v SR v rokoch 1997-2016 [31]
avysledkov najnovsie publikovanej stidie z Franctizska
[32]. Na druhej strane, iné Stadie [33-34] a metaanalyzy
[35] tiito suvislost nepotvrdili a otdzka typu pouZiva-
ného koncentratu u PUPs ostava otvorenou. Faktom
vSak je, ze adjustované riziko vzniku inhibitorov v ro-
koch 2005-2009 sa oproti obdobiu rokov 1990-1994
signifikantne zvysilo az 2,4 (1,42-4,92) nasobne [36].
Ulohu nepochybne zohrava pouZivanie intenzivnejsich
liecebnych postupov a vysoko purifikovanych koncen-
tratov. Snaha o redukciu vzniku inhibitorov sa preto
musi ststredit na ovplyvnenie tzv. modifikovatelnych
rizikovych faktorov, ako sl v€asna intenzivna liecba
vysokymi davkami FVIII, typ koncentratu, operacie.
Vyskyt inhibitorov méZe zniZit véasna profylaxia niz-
kymi davkami FVIII [37].

Medzinarodna spolupraca

Poslednych 25 rokov prinieslo moznosti medzina-
rodnej spoluprace v odbornych pracovnych skupinach
i medzinarodnych hemofilickych organizaciach, ako
st WFH (World Federation of Hemophilia), EAHAD
(European Alliance of Hemophilia and Allied Disorders)
a EHC (European Hemophilia Consortium). NHC
v Bratislave ziskalo cenu WFH za pokrok liecby hemo-
filie v 90. rokoch a vysledky odbornej spoluprace s part-
nerskym Narodnym hemofilickym centrom v Tel Avive
a participovalo aj na tvorbe Eurépskych principov liecby
hemofilie [19]. Doc. Blatny, vedtici HCCC v Brne, je
¢lenom Vykonného vyboru EAHAD a prof. Batorova dve
funkéné obdobia pracovala vo Vykonnom vybore WFH
a toho ¢asu posobi ako jeden zo 4 clenov Medicinskeho
vyboru EHC. Viaceré hemofilické centrd v SR aj CR st
zapojené do dolezitého programu EUHASS (European
Hemophilia Safety Surveillance), ktory monitoruje
vsSetky vedlajSie a neziaduce i¢inky lieCby hemofilie.

Nové perspektivy liecby hemofilie

V sticasnosti ocakavame vysledky klinického sku-
Sania novych liekov, ¢i uz nefaktorovej liecby so zasa-
hom do inhibitorov koagulacie (TFPI a antitrombin)
alebo nové KKF a BPA s predlZzenym t¢inkom. Slubné
vysledky najnovsich studii génovej terapie hemofilie
A aj hemofilie B potvrdzuju progres aj v génovej liecbe
hemofilie [38-39]. I ked existuji mnohé nezodpovedané
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otazky a potencidlne rizika génového transferu (mu-
tagenicita, imunogenicita), sii¢asné vysledky davaju
dobrii nadej na perspektivne definitivne vylieCenie
hemofilie.
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