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Uvod: Lésebné moznosti u paciénts paroxysmalni nmi hemoglobinurii (PNH) nejsou
uspokojivé. PNH je onemoeni, které prameni z expanze klonu &knjenZz ma mutovany
PI1G-A gen kdodujici kotvu (GPI kotvu) drzici na pola burgk antigeny, jez brani lyze bgi
komplementem. Chybi-li tyto antigeny, pak dochaddevsim k intravaskularni hemolyze
vlastnim komplementem nemocného. ¥agro pacienty s PNH iedstavuje inhibitor C5
slozky komplementu, protilatka eculizumab.

Metodika: Autori prace provedli dvojit zaslepenou randomizovanou studii faze 3.
Randomizovali pacienty s PNH détve s eculizumabem &twe s placebem. Eculizumab byl
podavan intravenozrv davce 600 mg tydncelkem 4x v tydennich intervalech. Poté byl

v dalSich tydnech davan v davce 900 mg kazdychmi4Zido tydne 26. Cilem studie byla
stabilizace hladin hemoglobinu, snizenégoatransfuzi u nemocnych a zlepSeni jejich kvality
Zivota.

Zasadni vysledkyCelkem bylo randomizovano 87 pacienvysledky I&by jsou uvedeny v
tabulce.

Stabilizace hladin hemoglobinu a p&ty transfuzi u pacienti s PNH
Pred I&bou Po |&bé
Placebo Eculizumab Placebo Eculizumab | Statisticka
vyznamnost
Nemocni se - - 0 49 p < 0,001
stabilizovanou
hladinou
hemoglobinu
(%)
Pocty
transfuzi
- median 8,5 9,0 10 0 p < 0,001
- rozpsti 7-12,5 6-12 6-16 0-16
- pramér 9,7 9,6 11 3,0
Celkem 417 413 482 131

Zavazné nezadouctiaky spojené s kEbou ntlo 9 pacieni v rameni s placebem a 4
v rameni s eculizumabem.

Interpretace se zéwy: Eculizumab je efektivnim lékem pro pacienty s PNHznamr
snizuje intravaskularni hemolyzu, snizuje frekven@nsfuzi a zlepSuje kvalitu Zivota
nemocnych.
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