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Uvod:
Eculizumab je monoklonalni protilatka, ktera intjjskomplement na Urovni C5. Autdéto studie
zkoumali jeho bezpmost a dinnost u pacierits paroxysmalni i hemoglobinurii (PNH).

Metodika:

Do studie bylo z&azeno celkem 97 paciéns PNH (median &ku 41 let, median trvani PNH 4,9
let), ktai v poslednich 2 letech vyZzadovali alespednu transfuzi krve, ot vice nez 10%
zastoupeni PNH klonu erytroéyt30x10/l trombocyfi a LD nad 1,5n&sobek horni hranice normy.
Eculizumab byl podavan v 25-45minutovych i. v. mifth. Indukni faze |€éby obsahovala 4 davky
600 mg kazdych 7 dni a byla po dalSich 7 dnech esh@m davkou 900 mg. Udrzovaci fazi pak
predstavovalo podavani 900 mg eculizumabu kazdyainifo dobu 52 tydn

Byla hodnocena bezpeost a dinnost I&by. Hlavnim cilem byla z4stava hemolyzy, sledovana
podle hodnoty LD. VedlejSimi cili pak zlepSeni ktsalZivota, nafist procenta PNH klonu
erytrocyti, hladiny hemoglobinu a pokles peby transfuzi.

Vysledky:
Nezadouci &inky béhem I&€by eculizumabem byly mirné a u vice nez 76 % nepytkazana
souvislost se studiovou medikaci. Pouze&ipaxh nezadoucichdinka stupré 3 nebo 4 souviselo s
eculizumabem: febrilie, bolest hlavy, distenzéchm, virova infekce, anxieta a renalni selhani.
VétSina pacient proctlala alespd jednu infeRni komplikaci, ¥tSinou vSak mirného nebo
sttredniho stupti a v 91 % pipadi bez prokdzané souvislosti se studiovou medikagiskyt
trombotickych komplikaci poklesl o 92 %hem I&by oproti stavu fed jejim zahajenim. Nebyl
pozorovan vznik aplastické anémie, myelodysplaétick syndromu ani jiné hematologické
malignity.
NejdalezitejSi vysledky |€by eculizumabem shrnuje nasledujici tabulka:

zastava hemolyzy 100 %,; u 91,8 % pacieittrvajici cely 14denni interval

pokles LD (pfimér) | z 9,9 na 1,3nasobek horni hranice normy; p < 0,001
vzestup Hb (median)z 93 na 102 g/l; p < 0,001
vzestup PNH ery (median) 33,5 na 55,7 %; p < 0,001

redukce transfuzi (median)| z 8,0 n@,0 TU/rok; p < 0,001

ZlepSeni kvality Zivota bylo pozorovano jiz od pitva tydne a trvalo celych 52 tyétécby.

Zawer:

V této studii byla prokazana bezpest a dinnost eculizumabu v &&¢ pacient s paroxysmalni
nocni hemoglobinurii. Zastava hemolyzy se projevil@stapem hladiny hemoglobinu, zlepSenim
kvality Zivota a snizenim pi@by transfuzi. Studie ro¥a ukazala efekt by u pacient s tiznym
stuprem hemolyzy a vstupni trombocytopenie.
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