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Gdy krew ptynie jak woda

Agata Domanska

Mowia o niej krolewska choroba, poniewaz upodobata sobie biekitng krew: cierpiat na nig
Aleksy, syn cara Rosji; dotkneta tez syna krolowej Wiktorii, a jej dwie cérki byly
nosicielkami. Hemofilia, bo to o niej mowa, nie ma jednak z przywilejami nic wspoélnego.

Hemofilia jest rodzajem skazy krwotocznej, uszkodzone sg mechanizmy krzepnigcia krwi. W
organizmie chorego brak lub za mato jest tzw. czynnika krzepnigecia (w przypadku hemofilii A
brakuje czynnika VIIl, w przypadku hemofilii B — czynnika 1X). To powoduje, ze gdy zostanie
uszkodzone naczynie krwionosne, krew nie krzepnie lub krzepnie bardzo powoli. Krwawienie z
uszkodzonego naczynia przedtuza sie, prowadzgc do wewnetrznego wylewu do stawéw, miesni
lub organéw wewnetrznych. Wylew taki jest bardzo bolesny i powoduje nieodwracalne czesto
zniszczenia wsréd tkanek ciata, najwieksze spustoszenie siejgc w obrebie narzadu ruchu.
Krwotoki mogg nastepowac nie tylko do miesni i stawoéw. Chorzy cierpig takze na krwotoki z
przewodu pokarmowego, z jezyka i tylnej sciany gardta, krwotoki zaotrzewnowe, krwiomocz, a
nawet wylewy srodczaszkowe.

Na te genetycznie uwarunkowang chorobe cierpig tylko chtopcy; kobiety sg natomiast
nosicielkami uszkodzonego genu i — jesli urodzg syna — przekazg mu hemofilie w ,spadku”.
Same nie majg zadnych objawéw choroby.

Mtodzi inwalidzi

W zalezno$ci od tego, czy czynnika krzepnigcia jest za mato, czy tez nie ma go wcale, mozemy
mowic o ciezkiej, $redniej lub tagodnej postaci choroby (w przypadku ciezkiej hemofilii czynnik
krzepniecia w ogole nie wystepuje we krwi). Ciezka posta¢ choroby jest szczegdlnie
niebezpieczna — chorym zdarzajg sie bowiem tzw. wylewy samoistne — nagte krwawienia, do
ktérych doszio bez zadnego urazu. Niektére z nich moga stanowi¢ nawet zagrozenie dla zycia
chorego. Ale najwiekszym i najpowszechniejszym ws$réd chorych problemem sg jednak
uszkodzenia narzadu ruchu. Chorego na hemofilie w naszym kraju mozna poznac po tym, ze
kuleje, porusza sie z trudem, uzywa kul lub jezdzi na wdzku. To, niestety, nasza polska
codziennos¢.

o W przypadku tagodnej postaci choroby krwawienia z regufy sg nastepstwem urazéw i
zabiegow chirurgicznych — méwi Jerzy Windyga, kierownik Kliniki Zaburzern Hemostazy i Choréb
Wewnetrznych Instytutu Hematologii i Transfuzjologii w Warszawie, cztonek Rady Medycznej
Polskiego Stowarzyszenia Chorych na Hemofilie. — Ta postac¢ choroby zazwyczaj ,omija” narzgd
ruchu, nie uszkadzajgc go. Jednak w przypadku hemofilii umiarkowanej po niewielkich urazach
dochodzi do krwawienia dostawowego i Srodmiesniowego, co prowadzi do tagodnej artropatii.
Ciezka posta¢ hemofilii, tgczgca sie z catkowitym brakiem czynnika Krzepniecia oznacza
samoistne wylewy, ciezkg artropatie i nierzadko trwafe inwalidztwo. Prawie wszyscy chorzy z
ciezkg postacig choroby i powyzej 18 roku zycia cierpig na artropatie, czesto zaawansowana.

Potwierdzajg to badania. W 2005 roku przebadano grupe chorych na hemofilie mtodych ludzi —
w wieku 20-30 lat. Oceniano fizykalnie i radiologicznie stawy kolanowe, fokciowe i skokowo-
goleniowe. Wyniki sg pesymistyczne: tylko u jednego chorego nie wykazano Zzadnych cech
artropatii w badaniu fizykalnym. Ponad jedna trzecia badanych stale lub okresowo korzysta z
zaopatrzenia ortopedycznego (np. uzywat kul), co czwarty chory zmuszony byt podda¢ sie
zabiegowi chirurgicznemu w zakresie ortopedii (np. wszczepieniu endoprotezy stawu). Prawie
40 proc. chorych w chwili badania z powodu ktopotéw z poruszaniem sie nie pracowato i
utrzymywato sie z renty.

Problemy z wylewami i poruszaniem sie to wcigz niejedyne ktopoty chorych na hemofilie.
Poniewaz ich leczenie wymaga stosowania preparatow krwiopochodnych, istnieje duze
niebezpieczenstwo zakazenia chorego wirusami, np. wirusem HIV, WZW typ B czy WZW typu
C.

W kolejnym badaniu sprawdzano we krwi chorych urodzonych przed 1991 rokiem obecnosc¢
markerow zakazenia zoftaczkg. | zndw pesymistyczny wynik: markery zakazenia HCV
wystepowaty we krwi 78 proc. badanych, WZW we krwi 70 proc. chorych. To wynik stosowania
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preparatow krwiopochodnych, ktére nie byly poddawane inaktywacji wiruséw i liofilizacji. Na
szczescie nauczylismy sie wykrywac i unieczynni¢ wirusa zapalenia watroby — wsrdod chorych,
urodzonych po 1991 r, zakazonych jest juz duzo, duzo mniej. Ale dawne zagrozenia to tylko
niektére z czynnikéw, wystepujgcych w ludzkiej krwi, ktére mozna przenie$¢ na chorego.
Pojawiajg sie nowe, niebadane przez stacje krwiodawstwa, sprawdzajgce probki krwi dawcéw
pod katem zdrowia, choéby wirus Zachodniego Nilu czy priony. Zakazenia tymi nowymi
drobnoustrojami takze mozna by unikna¢, gdyby w leczeniu hemofilii stosowane byty preparaty
rekombinowane.

Dobre leczenie

| tu dochodzimy do sedna problemu, ktéry nazywa sie ,dobre leczenie”. Sktadajg sie nan dwa
zjawiska: leczenie profilaktyczne i terapia odpowiednimi preparatami.

» W Polsce hemofilie leczy sie w systemie ,na zgdanie” — méwi Jerzy Windyga. — To znaczy,
kiedy do krwawienia juz dojdzie, choremu podawany jest Srodek, zawierajgcy czynnik
krzepniecia, ktorego mu brak, i usprawniajgcy mechanizm krzepniecia krwi. Czasem jest to
leczenie domowe: chory ma lek w domu i sam go sobie aplikuje. Czasem jednak konieczna jest
szybka wizyta w szpitalu, poniewaz chory nie ma w domu leku lub jego wystarczajgcej ilosci. Na
catym Swiecie celem leczenia hemofilii jest zapobieganie krwotokom, czyli podawanie leku
profilaktycznie, zanim dojdzie do krwawienia i spowodowanych przez nie zniszczen. U nas wcigz
to sie nie udaje. A szkoda.

Leczenie profilaktyczne polega na regularnym podawaniu brakujacego czynnika krzepnigcia, 2-3
razy w tygodniu, tak by krew chorego utrzymywata normalne parametry krzepniecia przez caty
czas. Jesli takg terapie sie rozpocznie przed pojawianiem sie zmian w stawach i bedzie sie
kontynuowac przez caly okres wzrostu (a najlepiej przez cate zycie), chory uniknie inwalidztwa.
Dlatego najbardziej warto bytoby wprowadzi¢ leczenie profilaktyczne wsrdd dzieci. Najnowsze
badania amerykanskie, pordwnujgce skuteczno$¢ leczenia profilaktycznego rekombinowanym
czynnikiem VIl z leczeniem ,na Zzadanie” wykazaty, ze ryzyko uszkodzenia stawéw jest az
szesciokrotnie mniejsze u dzieci leczonych profilaktycznie. Dodatkowo leczenie profilaktyczne
utatwitoby dzieciom i ich rodzinom normalne funkcjonowanie i zwrécitoby beztroskie dziecinstwo.

* Hemofilia u dziecka to zmiana i dezorganizacja zycia catej rodziny — méwi dr hab. med. Anna
Klukowska, adiunkt w Katedrze i Klinice Pediatrii, Hematologii i Onkologii AM w Warszawie,
kierownik referencyjnej Poradni Skaz Krwotocznych, prezes Fundacji Hemofilia. — Wymusza
czeste zmiany planéw, spowodowane niespodziewanymi wylewami i konieczno$cig wizyty w
Szpitalu o réznych porach dnia i nocy; powoduje niepewnoS$c, strach o Zycie i bezpieczerstwo
dziecka; ogranicza mozliwo$¢ pracy zawodowej matki. Podawanie czynnika krzepniecia
profilaktycznie pozwolitoby dziecku i jego rodzinie normalnie zyc¢. Leczenie na zgdanie nie
wystarcza. W przypadku cukrzycy nikt nie czeka, az chory zapadnie w Spigczke cukrzycows, by
podac¢ mu insuline. W przypadku hemofilii podobnie: nie powinnismy z podaniem leku czekac do
krwawienia.

Podawanie lekéw na zasadzie profilaktyki to sprawdzony i prosty sposob leczenia. Cze$¢ wiedzy
na temat terapii trzeba przerzuci¢ na rodzicéw: nauczy¢ ich przygotowywania preparatu i
dozylnego jego wstrzykiwania. Ale z do$wiadczen lekarzy wynika, ze nawet odmioletnie dziecko
moze sie¢ nauczyé, jak robi¢ zastrzyki, i moze samo sobie podawac¢ lekarstwo. Niestety, cho¢
matych dzieci

z ciezkg postacig hemofilii jest w tej chwili w Polsce tylko szesédziesiecioro, na razie nie
mozemy sobie pozwoli¢ na wprowadzenie petnej profilaktyki, ze wzgledu na zbyt matg ilos¢
lekéw, kupowanych przez panstwo. Zaktadajgc bowiem, Zze dziecko dostawatoby czynnik
krzepniecia trzy razy w tygodniu, w ciggu roku wyniostoby to 3 900 000 jednostek leku. A lek jest
drogi: jedna dawka kosztuje ok. 2 tys. zt. Ale oszczedzanie w tej kwestii wcale nie jest tanie...

o Wiegkszos$c¢ chorych na hemofilie w Polsce utrzymuje sie z rent — mow Bogdan Gajewski,
prezes Polskiego Stowarzyszenia Chorych na Hemofilie. — Panstwo je wypfaca, przez wiele lat,
czesto przez cate zycie chorego. Do tego trzeba dodac koszt szpitalnego leczenia krwawien i ich
skutkow, spowodowanych nimi powiktan. A takze koszt wszystkich zabiegéw i operacji
ortopedycznych, koniecznych, by umozliwi¢ chorym poruszanie sie. | cho¢ kosztuje to duzo
wiecej, niz dobre leczenie, nasz rzgd woli wyptacac renty, niz pokry¢ koszt odpowiednich lekow,
w odpowiednich ilo$ciach.

Dobry lek

Dobry lek sprawia, ze z hemofilig da sie normalnie zy¢, tak jak z inng chorobg przewlektg, np. z
cukrzyca. Co to znaczy ,dobry”? To liofilizowany, rekombinowany czynnik krzepniecia (jesli nie
jest rekombinowany, powinien by¢ poddany procesowi inaktywacji wiruséw). Skuteczny, a
zarazem bezpieczny. Przywracajgcy krwi jej witasciwe parametry i wolny od groznych
drobnoustrojow. Na s$wiecie stosuje sie takie preparaty od dawna, w Polsce zaczeto
wprowadzac je w potowie lat 90., lecz wcigz stanowig tylko czes¢ lekdw, stosowanych w terapii
hemofilii.

e Dzieki liofilizacji ta ilo$¢ czynnika krzepniecia, ktorg kiedys trzeba byto choremu przetaczac z
wieloma litrami krwi, mieSci sie w malenkiej buteleczce — moéwi Jerzy Windyga. — Dzigki
rekombinacji, czyli sztucznej, opartej na genetycznej technologii ,hodowli” czynnika, jest on
wolny od wszelkich biologicznych zagrozen i zanieczyszczen. Lek mozna przechowywac¢ w
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temp. 4 stopni i jest gotéw do uzycia w ciggu kilku minut.

Niestety, pod wzgledem standardu leczenia hemofilii Polska pozostaje daleko w tyle za Europa.
A nawet za krajami, ktére wcale nie sg od nas bogatsze, o podobnym przychodzie narodowym
na mieszkanca, np. za Wegrami, Czechami, Stowacjg — panstwa te kupujg dwa i p6t razy wiecej
lekéw na hemofilie niz Polska. Butgaria, cho¢ od Polski biedniejsza,

nie oszczedza, kupuje drozszy, ale bezpieczniejszy czynnik rekombinowany.

* W Polsce sytuacja jest czesto dramatyczna — moéwi Bogdan Gajewski. — Nawet w szpitalach
brakuje czynnikéw krzepniecia, zwtaszcza czynnika IX. Najgorzej przedstawia sie sytuacja w
todzi, wojewddztwie zachodniopomorskim i czestochowskim. W todzi zupetnie wstrzymano
leczenie domowe i z kazdym wylewem trzeba jecha¢ do szpitala. A przeciez nawet godzinna
zwioka moze byc fatalna w skutkach, chory wykrwawia sie do $rodka i wije sie z bolu.

Polska planuje przejs¢ na catkowite leczenie rekombinowanym czynnikiem w 2010 r. Na razie
panstwo obiecato chorym, ze w tym roku kupi 100 min jednostek nowoczesnego lekarstwa. Ale
zanim jeszcze do zakupu doszto, fundusze zostaty ograniczone. 20 proc. zamdwienia bedzie
musiato poczekaé, az znajda sie dodatkowe pienigdze.

Wszyscy w Irlandii sg leczeni lekami rekombinowanymi. Decyzja taka zostata podjeta
ponad 10 lat temu ze wzgledu na bezpieczenstwo chorych. Wszystkie dzieci i mtodziez majg
peten dostep do leczenia profilaktycznego.

Raj dla chorych na hemofilie

Tak $miato mozna okresli¢ Irlandie. | nie ma w tym ani grama przesady. Tutaj chory na hemofilie
co drugi dzien wstaje rano, robi sobie zastrzyk i... zyje normalnie.

e Dzieki wprowadzeniu nowoczesnych metod leczenia hemofilii w Irlandii zostat wyeliminowany
problem inwalidztwa ws$réd chorych — uwaza Brian O’Mahony, prezes Irlandzkiego
Stowarzyszenia Chorych na Hemofilie, byty prezes WFH (World Federation of Haemophilia),
agendy WHO, odpowiadajgcej za leczenie skaz krwotocznych na $wiecie. — U nas chorzy czujg
sie petnoprawnymi cztonkami spoteczenstwa i mogg w petni realizowac swoje cele Zyciowe i
marzenia. A dzieci sg przede wszystkim dzie¢mi, dopiero w drugiej kolejnosci chorymi na
hemofilie.

W catym kraju jest doskonale zorganizowany system leczenia: prowadzony jest krajowy rejestr
chorych na hemofilie; wdrozone zostaty specjalnie opracowane Narodowe Programy Leczenia;
w Cork, Dublinie i pieciu innych miastach znajdujg sie specjalistyczne osrodki leczenia; a dla
zarazonych wirusem WZW w catym kraju istnieje sie¢ osrodkéw hepatologicznych,
wyspecjalizowanych w leczeniu WZW typu C.

Co roku organizowany jest krajowy przetarg na zakup koncentratéw czynnika krzepniecia.
Przewodniczgcym komisji przetargowej jest gtéwny hematolog w kraju i dba przede wszystkim o
interesy chorych. Wybierane produkty muszg charakteryzowa¢ sie nie tylko niskg cena, ale
przede wszystkim wysokg jakoscig i bezpieczenstwem. Istnieje tez specjalne prawodawstwo,
dotyczace hemofilii — rzagd zdaje sobie sprawe, ze dawniej chorzy byli zakazani wirusami i nie
chce do tego znowu dopuscic.

e Pod wzgledem hemofilii sytuacja w Irlandii jest tak dobra, jak jeszcze nigdy do tej pory —
twierdzi Brian O’Mahony. — Dzi$ patrzgc na dzieci, obserwator nie jest w stanie powiedziec,
ktore z nich jest chore, a ktore nie. Jest tak dobrze, ze musielismy nagrac¢ specjalng ptyte DVD,
na ktorej starsi ludzie, chorujgcy 20-30 lat temu opowiadajg, jak dramatycznie wyglgdata ich
sytuacja — zeby pokazac to lekarzom, pielegniarkom i dzieciom. Dzi$ raz w miesigcu dzwoni kto$
Z kliniki do chorego na hemofilie i pyta, ile jednostek czynnika bedzie mu potrzebne. A potem
lekarstwo przysytane jest do domu.

Doktor O’Mahony przyjechat do Polski, by nas uczy¢, jak walczy¢ z hemofilia. | by zaapelowac:
nowe programy i nowe leki trzeba wprowadzi¢ jak najpredzej. Zwtaszcza w przypadku dzieci. Tu
nie mozna czekac kolejnych 10 lat, bo w tym czasie wigkszo$¢ dzieci bedzie miata zrujnowane
stawy i — by¢ moze — stanie w obliczu kalectwa. Nie ma wprawdzie co oczekiwac, ze sytuacja w
Polsce zmieni sie z dnia na dzien, ale rozsgdnie jest zaktadac, ze lekarze w porozumieniu z
chorymi powinni przekonac¢ rzad, ze dobre leczenie, cho¢ drozsze, na dtuzszg mete zwyczajnie
sie optaca. | ze na poczatek warto zajgé¢ sie przynajmniej najmtodszymi. Bo dobre leczenie
pozwala zapomnie¢ o chorobie. Zwraca wolnosg¢.

Na $wiecie trwajg eksperymenty, majgce na celu dalsze unowoczesnienie preparatéw,
zawierajgcych czynnik krzepniecia. Naukowcy chcg wyprodukowac lek

o przedtuzonym dziataniu, taki, ktéry bedzie trzeba podawac tylko raz na 7-10 dni. Pracujg takze
nad terapig genowg, umozliwiajgcg rzeczywiste wyleczenie choroby.
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