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PNO i osoczopochodne produkty lecznicze

Wstep

Niniejsza broszura opisuje terapie oparte na produktach osoczopochodnych
stosowanych w leczeniu pierwotnych niedoboréw odpornosci.

Pierwotne niedobory odpornos$ci (PNO) sa grupg rzadkich schorzen spowodowanych
niewtasciwym funkcjonowaniem niektérych elementéw uktadu odpornosciowego (gtéwnie
komorek i biatek). Zdrowy uktad odpornosciowy pomaga chroni¢ organizm przed infekcjami
spowodowanymi przez mikroorganizmy, takie jak bakterie, wirusy czy grzyby. Osoby
cierpigce na PNO sg wiec w wigkszym stopniu narazone na infekcje niz ludzie zdrowi.

Wiekszo$¢ pierwotnych niedoboréw odpornosci jest zwigzana z faktem, ze organizm
wytwarza zbyt mato czynnych immunoglobulin (IG), zwanych takze przeciwciatami lub nie
wytwarza ich wcale. Immunoglobuliny sg wazng czescig uktadu odpornosciowego, poniewaz
rozpoznajg i atakujg mikroorganizmy powodujace infekcje.

Terapie oparte na produktach osoczopochodnych nalezg do terapii ratujgcych zycie i sg
wykorzystywane do leczenia réznych rzadkich schorzen, wigcznie z PNO. Produkty lecznicze
w nich stosowane wytwarzane sg z osocza pobranego od dawcdw. Leczenie substytucyjne
preparatami immunoglobulin jest gldwnym rodzajem terapii preparatami osoczopochodnymi
stosowanym w leczeniu PNO. Preparaty zawierajg immunoglobuliny od zdrowych dawcéw,
ktore pomagaja chroni¢ przed wieloma infekcjami i zmniejszajg objawy autoimmunologiczne.
Taka terapia stosowana jest w leczeniu réznych pierwotnych niedoboréw odpornoséci, na
przykfad:

* Pospolity zmienny niedobdr odpornosci (CVID)

» Agammaglobulinemia sprzezona z chromosomem X (XLA)

* Zespdt hiper-IgM sprzezony z chromosomem X (hyper IgM)

* Zespdt Wiskotta-Aldricha (WAS)

» Ciezki skojarzony niedobér odpornosci (SCID) i inne skojarzone niedobory odpornosci.

Leczenie substytucyjne preparatami immunoglobulin jest dozywotnig terapig ratujaca
zycie, ktéra musi by¢ prowadzona regularnie, poniewaz pierwotne niedobory odpornosci sg
schorzeniami przewlektymi. Wazne jest, aby nie pomija¢ kolejnych dawek, poniewaz kazde
podanie leku zapewnia jedynie tymczasowg ochrone przed infekcjami.

Inny rodzaj terapii opartej na produktach osoczopochodnych jest wykorzystywany do
leczenia pacjentdw z dziedzicznym obrzekiem naczynioruchowym (HAE). U os6b, ktére
zyja z tym schorzeniem, brakuje sktadnika uktadu immunologicznego zwanego inhibitorem
C1 (C1-INH) lub nie dziata on w prawidtowy sposéb, dlatego pacjentom przepisywany jest
osoczopochodny koncentrat C1-INH, ktory zapobiega i leczy objawy zapalenia zwigzanego
z HAE.

Weczesna diagnoza i dostep do odpowiedniej terapii pozwala wielu pacjentom z PNO
prowadzi¢ normalne, aktywne zycie.
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Dlaczego wazny jest wybor lekarza i
preferencje pacjenta

Terapie PNO sg zwykle dostepne w o$rodkach specjalizujacych sie w diagnozie i leczeniu
0s6b z PNO. Wybor rodzaju terapii zalezy od wielu czynnikdw, jak rodzaj PNO i
wspdtistnienie innych schorzen.

Dostepnych jest kilka terapii opartych o produkty osoczopochodne i poniewaz sg to produkty
biologiczne, majg one wyjgtkowe cechy. Wszystkie terapie sg skuteczne, jednak r6zne
sposoby ich wytwarzania wptywajg na przyktad na to, czy sg one odpowiednie dla danego
pacjenta, na czas podawania oraz na potencjalne skutki uboczne. Osoczopochodne
produkty lecznicze nie sg lekami generycznymi.

Wazne jest aby by¢ swiadomym wszystkich opcji leczenia i oméwi¢ najbardziej odpowiednig
terapie ze swoim lekarzem. Rodziny i opiekunowie powinni takze uczestniczy¢
w podejmowaniu tych decyzji.

W podejmowaniu decyzji o rodzaju terapii nalezy rozwazy¢ nastepujgce aspekty:
* skutecznos¢

« okresy pomiedzy kolejnymi dawkami

« skutki uboczne

* czas podawania

+ podawanie w domu lub w szpitalu/przychodni

» mozliwo$¢ samodzielnego podawania po odpowiednim przeszkoleniu

* fatwo$¢ stosowania

* bezpieczenstwo

* bolesnosé.

Leczenie substytucyjne preparatami immunoglobulin

Leczenie substytucyjne preparatami immunoglobulin prowadzone jest w formie wlewu
dozylnie lub podskémie.

Podanie dozylne: oznacza podanie immunoglobulin bezposrednio do krwiobiegu przez zyte.

Gtéwng zaletg tej drogi podania jest to, ze mozna podawac wieksze dawki immunoglobulin
w poréwnaniu z drogg podskorng, wiec wystarczy to robi¢ tylko co 3 lub 4 tygodnie. Jednak
kazdy wlew zajmuje ok. 2-4 godzin i jest zwykle wykonywany przez lekarza lub pielegniarke
w szpitalu lub przychodni. Pielegniarka lub odpowiednio przeszkolony opiekun moze takze
zrobi¢ to w domu pacjenta. W trakcie lub po podaniu dozylnym moga pojawi¢ sie tagodne
skutki uboczne (szczegdty znajduja sie w rozdziale na temat skutkdw ubocznych).

Podanie podskoérne: ta droga podania polega na infuzji pod skére ramienia, brzucha, ud
lub pos$ladkéw, z wykorzystaniem przenos$nej pompy infuzyjnej (pompy strzykawkowej) lub
metodg szybkiego wstrzykniecia. Metoda szybkiego wstrzykniecia to prosty sposob podania
immunoglobuliny pod skore za pomocg strzykawki, w wygodnym dla pacjenta tempie.

Kazde podanie podskdrne zajmuje mniej czasu (1-2 godziny) niz dozylne, wiec tatwiej jest
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je wpasowac w codzienne obowigzki i moze by¢ bardziej wygodne. Jednak poniewaz tg
droga mozna podawac jedynie niewielkie dawki immunoglobulin, muszg one by¢ zwykle
wykonywane przynajmniej raz w tygodniu. Wigksze dawki mozna podawac w kilka miejsc
jednoczesnie. Pacjent lub opiekun moze dokonywac wlewéw podskoérnych w domu, po
przeszkoleniu przez personel medyczny. Decydujgc si¢ na terapie domowag, pacjenci i ich
opiekunowie powinni umie¢ przestrzega¢ dawkowania oraz prowadzi¢ dziennik terapii, co
jest kluczowe przy podejmowaniu decyzji czy jest to najlepsza droga podania dla danego
pacjenta.

Dlugos¢ wlewu 2-4 godziny Pompa infuzyjna: 1-2 godziny
Szybkie wstrzykniecie: 5-20
minut

Czestotliwos¢ Co 3—4 tygodnie Pompa infuzyjna: Przynajmniej
raz w tygodniu (co 2—-3 tygodnie
w przypadku matych dzieci i
niemowlat)

Szybkie wstrzykniecie: czesciej

Miejsce Zwykle w szpitalu W domu

Skutki uboczne Niektorzy pacjenci moga Czasami bdl i opuchlizna w

odczuwac zte samopoczucie miejscu wstrzyknigcia
w trakcie lub bezposrednio po
zabiegu

Mozliwe skutki uboczne

Wiekszos¢ pacjentéw nie odczuwa powaznych skutkéw ubocznych podczas leczenia
substytucyjnego preparatami immunoglobulin, jednak niektérzy z nich mogg doswiadczaé
ponizszych objawdw:

* bole glowy

« zawroty gtowy, omdlenia lub ostabienie

« dreszcze, gorgczka

* nudnosci lub wymioty

* swedzenie, zaczerwienienie skory

* bole stawow

* przyspieszona akcja serca.

Te skutki uboczne sg rzadsze przy podaniu podskérnym niz dozylnym. Wlewy podskérne
moga jednak wywota¢ opuchlizne lub bdl w miejscach wstrzykniecia.

Wigkszos¢ skutkdw ubocznych ustepuje po zmniejszeniu tempa wlewu i dobrym nawodnieniu
organizmu przed i podczas podania (aby unikng¢ odwodnienia nalezy ograniczy¢ spozycie
alkoholu).
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Skutki uboczne sg czestsze, jesli wspdfistnieje infekcja wymagajgca leczenia. Dlatego bardzo
wazne jest poinformowanie lekarza o ztym samopoczuciu.

Powazniejsze skutki uboczne, jak aseptyczne zapalenie opon mézgowo-rdzeniowych,
zmniejszenie ilosci czerwonych krwinek (niedokrwisto$¢ hemolityczna), incydenty
zakrzepowo-zatorowe (skrzepliny) oraz powazne reakcje alergiczne, sg niezwykle rzadkie.

Podroéze
Do kazdej podrézy zagranicznej nalezy odpowiednio sie przygotowac¢ i oméwic
plany wyjazdowe ze swoim lekarzem z dostatecznym wyprzedzeniem.

Dziedziczny obrzek naczynioruchowy

Dziedziczny obrzek naczynioruchowy jest chorobg spowodowang przez zbyt niski poziom
biatka C1-INH lub jego nieprawidtowe funkcjonowanie. Biatko C1-INH pomaga organizmowi
w zwalczaniu zapalen poprzez kontrole inhibitora C1, ktéry jest pierwszym sktadnikiem
uktadu dopetniacza (czes$cig uktadu odpornosciowego). Choroba powoduje napady obrzeku,
ktéry moze obejmowac roézne czesci ciata, jak dtonie, stopy, twarz, drogi oddechowe czy
jelita. Obrzeki te moga utrzymywac sie kilka dni. Szczegodlnie niebezpieczny jest obrzek
drég oddechowych, ktéry wymaga natychmiastowego leczenia. Niektore osoby majg napady
obrzeku raz lub dwa razy w roku, inne co kilka dni. Chociaz czynniki wyzwalajgce napady
HAE nie sg doktadnie poznane, wiadomo ze mogg je wywotywac drobne urazy, infekcje i
stres.

W zapobieganiu i leczeniu atakow HAE stosowane sg produkty osoczopochodne zawierajgce
czynnik C1-INH, ktére sg wstrzykiwane lub podawane za pomocg infuzji dozylnej w szpitalu
lub w domu. Pacjent lub opiekun moze je wykonywac¢ po odpowiednim przeszkoleniu
medycznym. Dostepny jest rowniez rekombinowany czynnik C1-INH, opracowany dzieki
inzynierii genetyczne;j.

PNO i osoczopochodne produkty lecznicze

Opcje terapeutyczne

Immunoglobuliny sg dostepne w wiekszosci krajéw a Migdzynarodowe Zrzeszenie Pacjentow
z Pierwotnymi Niedoborami Odpornosci (IPOPI) przygotowato wyczerpujgce zestawienie
produktéw immunoglobulin dostepnych w réznych krajach, ktére mozna znalez¢ pod
adresem www.ipopi.org. Kazdy produkt ma nieco inng charakterystyke, wiec jedne produkty
moga by¢ bardziej odpowiednie dla danego pacjenta niz inne. Przed podjeciem decyzji

0 rozpoczeciu danej terapii nalezy omowi¢ dostepne opcje leczenia ze swoim lekarzem.
Charakterystyczne cechy produktéw immunoglobulin, ktére nalezy rozwazy¢ sg nastepujace:

Poziom IgA Poziom powinien by¢ jak najnizszy u pacjentéw
z historig ostrych reakcji alergicznych

Droga podania Droga podskérna moze by¢ bardziej odpowiednia dla
pacjentow, ktérzy wolg leczenie prowadzone w domu
lub u pacjentéw z trudnym dostepem do zyt.

Droga dozylna moze by¢ bardziej odpowiednia dla
niektorych dorostych pacjentéw z powodu dtuzszych
przerw miedzy podaniami leku, lub u pacjentéw, ktorzy
nie chca przyjmowac leku sami.

Pacjenci, ktérzy majg inne problemy zdrowotne
lub ktérym trudno jest dotrzymac harmonogramu
dawkowania, mogg skorzystac z leczenia w szpitalu.

Obcigzenie ptynami Unika¢ u pacjentéw wymagajacych ograniczenia
ptynéw i u niemowlat

Stabilizatory Cukier i aminokwasy sg dodawane do immunoglobulin
w celu stabilizacji

Sacharoza Unika¢ u pacjentéw zagrozonych komplikacjami
nerkowymi

Glukoza Unikac¢ u pacjentéw z cukrzycg

Aminokwasy Unika¢ u pacjentdw z historig ostrych reakcji

alergicznych i niektérymi chorobami metabolicznymi

Sad Unikac¢ u pacjentéw z ryzykiem chordéb sercowo-
naczyniowych

Wysokie stezenie Unikac¢ u pacjentéw z ryzykiem chordéb sercowo-
naczyniowych i niemowlat

This translation was created by an entity other than IPOPI. As such, while every effort
is made to ensure the accuracy of the translation IPOPI does not warrant the accuracy,
reliability, or timeliness of any information translated and shall not be liable for any losses
caused by reliance on the accuracy, reliability, or timeliness of such information.



Pierwotne niedobory odpornosci

Jak wytwarzane sg preparaty immunoglobulin?

Preparaty immunoglobulin sg wytwarzane z ludzkiego osocza pobranego od zdrowych
dawcow. U ludzi zdrowych poziomy immunoglobulin mogg by¢ rézne, wiec osocze pobiera
sie od duzej liczby dawcow w celu otrzymania wysokiego stezenia przeciwciat.

Poniewaz preparaty immunoglobulin pochodzg z krwi lub osocza dawcéw, bardzo wazne
jest, aby byty bezpieczne i wolne od mikroorganizméw, ktére mogg powodowac infekcje.
Chociaz wszystkie produkty biologiczne niosg ze sobg niewielkie ryzyko infekcji, leczenie
immunoglobulinami jest bardzo bezpieczne, dzigki ponizszym krokom:

Selekcja dawcow: Procedury wyboru dawcow gwarantuja, ze sg oni zdrowi;
Badania: Materiat pobrany od dawcéw jest badany a zanieczyszczone partie sg odrzucane;

Eliminacja wiruséw: Dodatkowe kroki podczas procesu produkcyjnego zapewniajg
dezaktywacje lub usunigcie wirusow..

Dalsze informacje i wsparcie

Niniejsza broszura zostata opracowana przez Miedzynarodowe Zrzeszenie
Pacjentow z Pierwotnymi Niedoborami Odpornosci (IPOPI). Dostepne sg rowniez
inne broszury z tej serii. Wiecej informacji odnosnie organizacji zrzeszajacych
pacjentéw z niedoborami odpornosci w 47 krajach na catym Swiecie znajdg
Panstwo pod adresem www.ipopi.org.
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