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LEKI REKOMBINOWANE ZNACZ¥CYM
POSTÊPEM W LECZENIU HEMOFILII 

Leki rekombinowane, prepa-
raty lecznicze najnowszej gene-
racji, uwa¿ane s¹ za znacz¹cy
postêp w medycynie. Okreœle-
nie „rekombinowane” oznacza,
¿e powstaj¹ one metod¹ in¿y-
nierii genetycznej, w wyniku
fragmentacji i ³¹czenia nici
DNA pochodz¹cych od kilku
ró¿nych organizmów. Obecnie
dziêki technologii rekombino-
wanego DNA uzyskiwane s¹
bia³ka wykorzystywane w lecze-
niu nowotworów, alergii, cho-
rób autoimunologicznych i neu-
rologicznych, chorób krwi, in-
fekcji czy chorób genetycznych.

Jedn¹ z dziedzin, w której
znajduj¹ zastosowane leki re-
kombinowane, jest hemofilia,
w leczeniu której naœladuj¹ one
dzia³anie ludzkich bia³ek,
a jednoczeœnie dziêki proceso-
wi produkcji pozwalaj¹ na ca³-
kowite wyeliminowanie zagro-
¿eñ zwi¹zanych z nieznanymi
obecnie patogenami przeno-
szonymi przez krew. Niestety,
w Polsce pacjenci ci¹gle nie
maj¹ do nich dostêpu – mówili
lekarze, wybitni specjaliœci
w dziedzinie leczenia hemofilii
na konferencji prasowej w dniu
25 czerwca br. w Warszawie
zorganizowanej pod has³em:
„Leki rekombinowane – ocze-
kiwany postêp w medycynie”.
Wed³ug Narodowego Progra-
mu Leczenia Hemofilii pro-
gram profilaktyki z wykorzysta-

niem leków rekombinowanych
– us³yszeliœmy na konferencji –
ma siê rozpocz¹æ w Polsce
w roku 2010.

WRODZONA SKAZA
KRWOTOCZNA

Hemofilia to rzadkie, gene-
tycznie uwarunkowane zabu-
rzenie krzepniêcia krwi – zwa-
ne te¿ wrodzon¹ skaz¹ krwo-
toczn¹. Powoduje j¹ brak lub
obni¿enie poziomu bia³ka oso-
cza uczestnicz¹cego w procesie
krzepniêcia krwi. Osoby zdro-
we posiadaj¹ wszystkie czynni-
ki krzepniêcia, pocz¹wszy od
I do XIII. Osoby chore na he-
mofiliê nie maj¹ jednego z tych
czynników lub te¿ jego poziom
jest niewystarczaj¹cy. 

Najczêstsza postaæ hemofilii
– hemofilia A – jest efektem
zmniejszenia aktywnoœci czyn-
nika krzepniêcia VIII, a hemo-
filia B – czynnika IX. Poniewa¿
geny koduj¹ce te bia³ka s¹
sprzê¿one z p³ci¹, na hemofiliê
choruj¹ przede wszystkim mê¿-
czyŸni. Schorzenie ujawnia siê
zazwyczaj na prze³omie 1. i 2.
roku ¿ycia, gdy po zwyk³ym
skaleczeniu u dziecka wystêpu-
je przed³u¿one krwawienie. 

Najbardziej charakterystycz-
nymi objawami ciê¿kiej hemo-
filii s¹ samoistne krwawienia
do stawów, które zaczynaj¹ siê
miêdzy 3. i 4. rokiem ¿ycia.

W ci¹gu roku chory mo¿e do-
znaæ od 20 do 40 takich krwa-
wieñ, co prowadzi do zwyrod-
nienia stawów, które jest Ÿró-
d³em silnego bólu i stopniowo
prowadzi do kalectwa. W he-
mofilii dochodzi równie¿ do
krwawieñ do innych tkanek
i narz¹dów, jak miêœnie czy
mózg, co mo¿e byæ groŸne dla
¿ycia.

Wed³ug Informatora Krajo-
wego EHC w Polsce na hemo-
filiê choruje jedna na ok. 14
tys. osób, nieznana jest nato-
miast liczba nosicieli tej choro-
by. Uszkodzenie stawów powo-
dowane powtarzaj¹cymi siê
krwawieniami do stawów, zwa-
ne artropati¹ hemofilow¹, jest
jednym z najbardziej wynisz-
czaj¹cych i kosztownych na-
stêpstw hemofilii. Mo¿e ono
prowadziæ do d³ugotrwa³ego
procesu zapalnego oraz pogor-
szenia funkcji stawów, a w koñ-
cu do utraty jego ruchomoœci.

REKOMBINOWANE
CZYNNIKI KRZEPNIÊCIA 

Historycznym krokiem w kie-
runku zapewnienia chorym na
hemofiliê bezpiecznej terapii
i uchronienia ich przed zaka¿e-
niami przenoszonymi drog¹
krwiopochodn¹ by³o opracowa-
nie pierwszych osoczopochod-
nych koncentratów czynników
krzepniêcia, lecz mimo ogrom-
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nego postêpu w zakresie pro-
dukcji oraz inaktywacji wiru-
sów, bezpieczeñstwo ich stoso-
wania okaza³o siê niepe³ne.
Przez niemal dwadzieœcia lat
poszukiwano wiêc kolejnej ge-
neracji rekombinowanego
czynnika VIII tworzonego
z myœl¹ o ca³kowitym unieza-
le¿nieniu produkcji tej cz¹-
steczko od bia³ek ludzkich
i zwierzêcych. Rekombinowane
czynniki krzepniêcia VIII i IX
trzeciej generacji wprowadzono
na rynek na pocz¹tku XXI wie-
ku. W Polsce dotychczas ani je-
den preparat rekombinowane-
go czynnika VIII i IX nie by³
dostêpny.

Randomizowane badanie kli-
niczne opublikowane w NEJM
dostarczy³o silnych dowodów,
¿e zapobiegawcze, regularne
podawanie czynnika VIII
zmniejsza ryzyko wyst¹pienia
artropatii hemofilowej. Na tej
podstawie w sierpniu 2008 r.
wprowadzono w Polsce profi-
laktyczny program leczenia he-
mofilii dla dzieci z hemofili¹
A do 18. roku ¿ycia, które nie
mia³y jeszcze nieodwracalnego
uszkodzenia stawów. Polega
ona na regularnym (co 2-3 dni)
podawaniu czynnika krzepniê-
cia, niezale¿nie od tego, czy
wystêpuj¹ jakiekolwiek krwa-
wienia, co ma zapobiegaæ wyle-
wom krwi do miêœni i stawów,
a tym samym chroniæ dzieci
przed kalectwem. 

Jak oceni³ obecny na wspo-
mnianej wy¿ej konferencji pra-
sowej dr n. med. Jerzy Windy-
ga z Kliniki Zaburzeñ Hemo-
stazy i Chorób Wêwnêtrznych
Instytutu Hematologii i Trans-
fuzjologii w Warszawie, wpro-
wadzenie tego programu mo¿e
poprawiæ sytuacjê polskich

dzieci chorych na hemofiliê,
ale ci¹gle pozostaje jeszcze
wiele do zrobienia. 

Jednym z nierozwi¹zanych
problemów jest brak dostêpu
pacjentów do rekombinowa-
nych czynników krzepniêcia,
które s¹ uwa¿ane za bezpiecz-
niejsze ni¿ stosowane w Polsce
czynniki pochodz¹ce z osocza
krwi. 

– Leki rekombinowane uzy-
skuje siê przy u¿yciu metod in-
¿ynierii genetycznej w komór-
kach bakterii, grzybów, roœlin
lub ssaków. W przeciwieñstwie
do leków chemicznych s¹ to
kopie wystêpuj¹cych w natu-
rze, wytwarzanych przez ko-
mórki aktywnych bia³ek, takich
jak hormony, czynniki krzep-
niêcia krwi. Mamy wiec pew-
noœæ, ¿e bêd¹ dzia³a³y i bêd¹
bezpieczne – wyjaœnia³ pro-
blem dr hab. n. farm., in¿. che-
mii W³odzimierz Bialik, kie-
rownik Katedry i Zak³adu Far-
makoekonomiki i Farmacji
Spo³ecznej Wydzia³u Farma-
ceutycznego z Oddzia³em Me-
dycyny Laboratoryjnej Œl¹skie-
go Uniwersytetu Medycznego.
– Ich ogromn¹ zalet¹ jest to, ¿e
w przeciwieñstwie do leków
uzyskiwanych z ludzkiej krwi,
ze zw³ok ludzkich czy z orga-
nów zwierzêcych nie nios¹ ze
sob¹ ryzyka przeniesienia, zna-
nych i nieznanych czynników
zakaŸnych, w tym wirusów
(m.in. HIV, wirusy zapalenia
w¹troby typu B i C – HBV
i HCV) czy zakaŸnych bia³ek
prionów odpowiedzialnych za
chorobê „szalonych krów”
(BSE) – podkreœli³ dr Bialik.

Obecnie na œwiecie produku-
je siê rekombinowany czynnik
VIII oraz czynnik IX, które
wytwarza siê w komórkach

chomika chiñskiego, odpor-
nych na zaka¿enie wiêkszoœci¹
wirusów ludzkich. Zalicza siê
je do leków rekombinowanych
trzeciej generacji, gdy¿ przy
ich produkcji nie wykorzystuje
siê ju¿ bia³ek ludzkich i zwie-
rzêcych (w po¿ywce hodowla-
nej i przy oczyszczaniu pro-
duktu koñcowego).

– Uwa¿amy, ¿e pacjenci po-
winni mieæ dostêp do wszyst-
kich rodzajów leków, zarówno
rekombinowanych jak i oso-
czopochodnych – powiedzia³
dr Windyga. Jak przypomnia³,
obecnie leki uzyskiwane z oso-
cza s¹ uwa¿ane za bezpieczne,
gdy¿ poddaje siê procedurom
maj¹cym na celu eliminacjê wi-
rusów. – Pozostaje jednak pro-
blem prionów, czyli zakaŸnych
bia³ek odpowiedzialnych za
chorobê „szalonych krów”
(BSE) – tu przypomnia³ przy-
padek brytyjskiego pacjenta
z hemofili¹, leczonego pre-
paratami osoczopochodnymi,
u którego w lutym 2009 r. au-
topsja ujawni³a priony w œle-
dzionie. Ostatnio Agencja
Ochrony Zdrowia (Heath Pro-
tection Agency – HPA) oceni³a,
¿e wszyscy pacjenci, którzy
w latach 1980-2001 byli leczeni
w Wielkiej Brytanii czynnikami
uzyskiwanymi z osocza, maj¹
podwy¿szone ryzyko zachoro-
wania na nowy wariant choro-
by Creutzfeldta-Jakoba (ludzki
odpowiednik BSE).

Dr J. Windyga podkreœli³, ¿e
w Europie Zachodniej i USA
leki rekombinowane maj¹ po-
dobne ceny do leków osoczo-
pochodnych, a leki rekombino-
wane starszych generacji s¹ na-
wet tañsze. Zdaniem prezesa
Polskiego Stowarzyszenia Cho-
rych na Hemofiliê Bogdana ➤



CZASOPISMO APTEKARSKIE  Nr 8-9 (188-189) 200956

INFORMACJE FARMACEUTYCZNE

Gajewskiego, gdyby Minister-
stwo Zdrowia dopuœci³o firmy
produkuj¹ce preparaty rekom-
binowane do przetargu na rów-
ni z producentami leków oso-
czopochodnych, mo¿na by uzy-
skaæ korzystniejsze ich ceny.
Tymczasem – jak przypomnia³
dr Windyga – w zesz³ym roku
cena leku rekombinowanego
by³a u nas ni¿sza ni¿ osoczopo-
chodnego, ale mimo to Mini-
sterstwo Zdrowia wybra³o do
programu profilaktycznego lek
dro¿szy.

– Trzeba podkreœliæ, ¿e obec-
nie leki osoczopochodne s¹
bezpieczne, ale przysz³oœæ na-
le¿y do leków rekombinowa-
nych – powiedzia³ dr Bialik.
Przypomnia³, ¿e obecnie trwaj¹
prace nad tak¹ modyfikacj¹ re-
kombinowanych czynników
krzepniêcia (w tzw. procesie
pegylacji), aby d³u¿ej utrzymy-
wa³y siê one w krwiobiegu.
Dziêki temu mo¿na je bêdzie
rzadziej podawaæ pacjentom –
raz na tydzieñ zamiast 3 razy.
W przypadku 1,5-rocznego
ch³opca, który musi byæ k³uty
3 razy w tygodniu, ma to
ogromne znaczenie – zaznaczy³
dr Windyga. – U ma³ych dzieci
powstaj¹ bowiem zrosty, dlate-
go stosuje siê specjalne porty,
które umo¿liwiaj¹ d³ugotrwa³y
dostêp do ¿y³. Cena tych por-
tów jest jednak du¿a i zdaniem
Gajewskiego znacznie odgrani-
cza udzia³ dzieci z hemofili¹
w programie profilaktycznym.
Na specjalne ig³y do portów
i waciki rodzice musz¹ wydaæ
ok. 400-500 z³ miesiêcznie
i wielu na to nie staæ. Dlatego
obecnie tylko 58 proc. dzieci
korzysta z tego programu – wy-
jaœni³, przypominaj¹c, ¿e mini-

ster Ewa Kopacz i minister Ma-
rek Haber wielokrotnie pu-
blicznie obiecywali tak¹ mody-
fikacjê programu, by mo¿na
by³o obj¹æ nim jak najwiêksz¹
liczbê dzieci. – Na razie jednak
skoñczy³o siê na obietnicach –
podsumowa³.

EUROPEJSKIE STANDARY
OPIEKI NAD PACJENTAMI
Z HEMOFILI¥

W roku ubieg³ym ukaza³ siê
polski przedruk „Europejskich
zasad opieki nad chorymi na
hemofiliê” (European princi-
ples haemophilia care), opraco-
wanych przez miêdzydyscypli-
narn¹ grupê robocz¹ (Interdy-
sciplinary Working Group –
IDWG) z³o¿on¹ z 45 najwybit-
niejszych lekarzy zajmuj¹cych
siê hemofilia z 19 pañstw euro-
pejskich (by³ w niej m.in. dr n.
med. Jerzy Windyga) i sfinan-
sowanych z grantu naukowego
firmy Baxter, a opublikowa-
nych w nr. 2/2008 „Haemophi-
lia” – oficjalnego czasopisma
Œwiatowej Federacji Hemofilii
(World Federation of Haemo-
philia). Przez dwa lata grupa ta
analizowa³a obowi¹zuj¹ce
w krajach europejskich zasady
opieki i wytyczne, jak równie¿
ocenia³a potrzeby zarówno
osób sprawuj¹cych opiekê nad
chorymi na hemofiliê i ich le-
cz¹cych, jak i samych zaintere-
sowanych – pacjentów z hemo-
fili¹. Autorzy konsultowali siê
tak¿e z przedstawicielami orga-
nizacji zrzeszaj¹cych chorych
na hemofiliê oraz z personelem
specjalizuj¹cym siê w opiece
nad osobami z t¹ chorob¹.

W ten sposób powsta³o swo-
iste kompendium europejskich
zasad i wytycznych w opiece

nad pacjentem z hemofili¹ –
dokument, który odzwierciedla
opinie eksperckie klinicystów
specjalizuj¹cych siê w leczeniu
hemofilii dotycz¹ce przysz³oœci
opieki nad chorym na hemofi-
liê oraz terapii we wspó³czesnej
Europie. 

Szczególny nacisk k³adzie sie
w nim przede wszystkim na
dzia³ania zmierzaj¹ce do za-
pewnienia chorym na hemofi-
liê dostêpu do bezpiecznych te-
rapii i optymalnej opieki zdro-
wotnej we wszystkich krajach
europejskich, istnienie w ka¿-
dym z nich krajowej organizacji
pe³ni¹cej nadzór nad funkcjo-
nowaniem specjalistycznych
oœrodków opieki komplekso-
wej, udzielaj¹cych ca³ego spek-
trum œwiadczeñ klinicznych
i laboratoryjnych, na komplek-
sowoœæ tej opieki oraz na po-
trzebê programów edukacyj-
nych i badawczych dla ca³ego
personelu zajmuj¹cego siê cho-
rym na hemofiliê. 
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