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WSTEP

Niniejsza ulotka wyjasnia r6znorodnos¢ czynnikoéw, ktore pacjenci z pierwotnymi
niedoborami odpornosci (PNO) powinni rozwazy¢ i omowi¢ ze swoim lekarzem,
dokonujac wyboru terapii substytucyjnej immunoglobulinami.

Pierwotne niedobory odpornosci (PNO) to rzadkie choroby, wystepujace, gdy poszczegdlne
elementy uktadu odpornosciowego nie funkcjonujg poprawnie lub po prostu ich brak.
Istnieje ponad 280 r6znych typow pierwotnych niedoboréw odpornosci poczawszy

od objawéw przebiegajacych w tagodny sposob, a skonczywszy na potencjalnie
zagrazajacych zyciu. Najczestsze PNO powodujg brak biatek zwanych immunoglobulinami
(IG). Poniewaz |G zazwyczaj pomagajg ukladowi immunologicznemu rozpoznawac i
neutralizowa¢ infekujgce zarazki (mikroorganizmy takie jak: bakterie, wirusy lub grzyby),
brak IG powoduje, ze ludzie sg podatni na infekcje. Terapia immunoglobulinami ma na celu
ochrone przed infekcjami jest zatem najwazniejszg terapig dla pacjentéw z PNO. |G moze
takze pomo6c w zmniejszeniu objawdw autoimmunologicznych, wywotanych, gdy uktad
odpornoéci wytwarza przeciwciata skierowane przeciwko wtasnym tkankom. Terapia
substytucyjna IG trwa przez cate zycie, ratuje zycie pacjenta i musi by¢ wykonywana
regularnie.

Produkty IG sg wytwarzane z ludzkiego osocza (jasnozoéttego ciektego sktadnika krwi,
pobranego od zdrowych dawcéw) i innych sktadnikéw. Produkty IG sg niejako rodzajem
L,biologicznego” leku. Produkty IG okazaty sie skuteczne i majg bardzo dobry profil
bezpieczenstwa. Wybierajgc leczenie substytucyjne |G nalezy wzigé pod uwage wazne
czynniki takie jak: dawkowanie oraz metode, miejsce i czestotliwos¢ leczenia. Obecnie
jest wiele dostepnych rodzajow produktéw IG w zalezno$ci od miejsca twojego
zamieszkania. Réznig sie one pod wzgledem sktadnikoéw i sposobu ich wytwarzania,

a to moze mie¢ wplyw na reakcje pacjentéw na nie. Dlatego kazdy produkt IG powinien by¢
wybierany indywidualnie, zgodnie z potrzebami i preferencjami kazdego pacjenta.
Natomiast, zmiana produktu moze by¢ wskazana dla pacjentéw, ktérzy nie reaguja dobrze
na dany produkt lub majg ktopotliwe efekty uboczne przy korzystaniu z okreslonego
produktu.

Jesli jestes pacjentem, powinienes$ zna¢ dostepne opcje i omowi¢ je z lekarzem, ktéra jest
najbardziej odpowiednia dla ciebie. Rodziny i opiekunowie pacjentéw powinni rowniez
bra¢ udziat w podejmowaniu tych decyzji. Niniejsza broszura wyjasnia czynniki wyboru
preparatu IG, koncentrujgc sie na trzech waznych pytaniach:

* Infuzja dozylna lub podskérna?

* Terapia w szpitalu lub w domu?

* Ktory preparat jest dla mnie najlepszy?

Pamietaj, ze rozne produkty IG nie sg wymienne ani mieszalne. Dlatego po dokonaniu
wyboru terapii substytucyjnej IG nalezy upewni¢ sie, ze doktadnie wiesz, ktérego produktu
uzywasz, aby zawsze otrzymac ten wybrany dla ciebie. Kazda zmiana terapii moze by¢

dokonana jedynie po konsultacji z lekarzem prowadzacym.
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TERAPIA DOZYLNA CZY PODSKORNA?

Immunoglobulina moze zosta¢ podana dozylnie (jako kropléwka) lub podskérnie (pod skoére
uda, brzucha lub ramienia). Obie metody sg réownie efektywne cho¢ kazda z nich posiada
zalety i wady w zaleznosci od indywidualnych preferencji pacjenta. Wybor terapii moze
wptyng¢ na to, czy terapia musi by¢ udzielona w poradni lub szpitalu czy tez mozna

ja poda¢ w domu (patrz ponizej).

Terapia dozylna (1V)

Giowng zaletg wlewu dozylnego jest to iz umozliwia podawanie duzych dawek |G, co moze
by¢ bardzo wazne dla niektorych pacjentéw. Ponadto wlew dozylny odbywa sie co

3-4 tygodnie. Niektorzy pacjenci wolg dtuzszy czas pomiedzy kolejnymi dawkami.
Jednakze wadg jest jednak to, ze kazda infuzja dozylna trwa 2-4 godziny lub dtuzej,
zwykle w szpitalu lub klinice z udziatem lekarza lub pielegniarki. Czasami wlewy dozylne
moga by¢ podawane w domu w obecnosci pielegniarki lub wyszkolonego cztonka rodziny.
Ta metoda wymaga dostepu do odpowiedniej zyty. Ponadto niektorzy pacjenci mogg
poczuc¢ sie zle w trakcie lub po infuzji (patrz ponizej).

W pewnych przypadkach podczas terapii dozylnej wprowadza sige rodzaj rurki (cewnika)

do zyly i pozostawia w niej na state, aby umozliwi¢ tatwiejszy dostgp do tego rodzaju terapii.
Jest to tzw. cewnik ,wszczepiany” lub ,wszczepialny”. Mimo tego ze cewniki zatozone

na statle mogg by¢ przydatne w niektorych sytuacjach, niestety zwiekszaja ryzyko infekc;ji

i zakrzepow krwi, mogg zawies¢ i wymagajg wymiany. Nie sg wiec odpowiednie

do rutynowego stosowania u 0s6b z PNO.

Infuzja podskérna (SC)

To jest rodzaj terapii, w ktérej podaje sie |G pod skére nogi, brzucha lub ramienia za pomocg
igly i przeno$nej pompy infuzyjnej lub recznej szybkiej techniki ,rapid push” czyli ,pchania”
ttoku strzykawki.

Infuzje podskérne trwajg tylko 1-2 godziny, wiec moga by¢ wygodniejsze. Jednak mozna
podawac tylko mate dawki IG. Oznacza to, ze wiekszo$¢ infuzji podskérnych musi byé
podawana czesciej niz wlew dozylny - zwykle co najmniej raz w tygodniu. Wigksze dawki
immunoglobuliny mozna podawac¢ podskérnie za pomoca wigcej niz jednego miejsca
wstrzyknigcia. Nowy rodzaj infuzji podskérnej zawiera rekombinowang ludzkg hialuronidaze,
aby zwiekszy¢ przeptyw immunoglobuliny do tkanki podskoérnej i krwioobiegu. Znany jako
utatwiony SCIG (lub FSCIG), pozwala pacjentom na infuzje podskoérne co trzy lub cztery
tygodnie, podobnie jak w przypadku infuzji dozylnych.

Technika ,rapid push” jest preferowana przez niektérych pacjentéw, poniewaz moze
oferowac jeszcze wigksza wygode i elastycznos¢ niz wlewy za pomocg pompy infuzyjne;.
Ta metoda wykorzystuje strzykawke do przepchniecia roztworu |G przez rurke i pod skore
w miejscu wstrzyknigcia za pomocg igty. Technika ,rapid push” zazwyczaj wykorzystuje
mniejszg dawke |G przyjmowang codziennie i zajmuje tylko kilka minut. Jednak nie wszyscy
pacjenci sg fizycznie w stanie to zrobié.

Terapia podskoérna lub metoda ,rapid push” sg przydatne, gdy wystepujg problemy

z podawaniem wlewow dozylnych, na przyktad, gdy odpowiednia zyta nie jest dostepna.
Terapie podskérne mogg by¢ wykonywane w domu przez samych pacjentéw lub przez
rodzicéw i opiekunéw, gdy zostang odpowiednio przeszkoleni. W dodatku, istnieje mniejsze
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prawdopodobienstwo wystgpienia pewnych skutkédw ubocznych w przypadku stosowania
metody podskornej w poréwnaniu z metodg dozylng (patrz ponizej).

Jesli metoda podawania IG zostanie zmieniona z terapii dozylnej na podskoérng lub
odwrotnie, catkowita dawka IG moze wymagac korekty - to jest wazna rzecz wymagajgca
omowienia z lekarzem.

TERAPIA W SZPITALU CZY W DOMU?

Oczywiscie wazne jest, aby rozwazyé, czy terapia substytucyjna IG ma by¢ udzielona
w szpitalu, klinice czy w domu, by¢ moze nawet przez ciebie, twojego rodzica lub opiekuna.

SZPITAL, LECZENIE KLINICZNE

Personel medyczny moze by¢ pomocny, zwtaszcza jesli uzna, ze pacjent wymaga
monitorowania, takze wéwczas kiedy rozpoczyna terapie I1G lub gdy ma kilka probleméw
zdrowotnych, ktére wymagajg szczegolnej troski i opieki. Jest to rowniez odpowiednia terapia,
jesli trudno jest przetamac niepokéj zwigzany z rozpoczeciem terapii samemu w domu lub
jesli nie ma mozliwosci wykonania terapii w domu przez rodzica/opiekuna.

SAMODZIELNA TERAPIA DOMOWA

Po ustabilizowaniu poziomu IG wielu pacjentéw woli otrzymywaé przeciwciata w domu zamiast
w klinice lub szpitalu. Terapia w domu moze by¢ bardziej elastyczna i umozliwia¢ pacjentom
wigkszg niezalezno$¢ podczas planowania wtasnej opieki. Oznacza to réwniez, ze pacjenci

nie muszg opuszczaé pracy lub szkoty z powodu terapii IG. Terapia domowa moze by¢ rowniez
uzyteczng opcja dla pacjentow, ktérzy maja trudnosci z dotarciem do kliniki z powodu

odlegtosci lub problemy z mobilnoscig.

Dzieki wsparciu dorostych, miodzi ludzie, a nawet dzieci mogg nauczy¢ sie wykonywania
wlewoéw podskérnych w domu. Twoj personel medyczny nauczy cie, jak to zrobi¢ i mozesz
uzyskac informacje na stronie internetowej Miedzynarodowej Organizacji Pacjentow ds.
Pierwotnych Niedoboréw odpornosci (IPOPI) (patrz broszura ,Wlewy podskérne - praktyczny
przewodnik dla pacjentéw” na stronie www.ipopi.org). Jednak IG musi by¢ podawana
ostroznie w prawidtowej dawce regularnie i ta forma podawania nie jest odpowiednia

dla wszystkich, szczegélnie jesli wystapig problemy z przestrzeganiem zalecen lub dziatania
niepozgdane. Dawke |G oblicza sie indywidualnie dla kazdego pacjenta, a wiec nalezy tego
doktadnie przestrzegac¢ tak, jak to zalecono. Dawke |G nalezy podawac¢ we wtasciwym tempie
(tj. przez odpowiedni okres czasu) i nie nalezy jej zwigksza¢, poniewaz moze zwiekszy¢

to ryzyko wystagpienia dziatan niepozgdanych. Bardzo wazne jest, aby pacjenci regularnie
stosowali infuzje IG zgodnie z zaleconym schematem, aby poziom IG we krwi byt
wystarczajgcy do ochrony przed infekcjami.

Pacjenci, rodzice lub opiekunowie muszg mie¢ mozliwos¢ przeszkolenia w zakresie
przygotowywania i podawania wlewu zgodnie z zaleconym schematem dawkowania,

jak réwniez w zakresie niezbednych aspektéow higieny, przechowywania i usuwania infuzji
oraz odpaddéw medycznych. Pacjenci i opiekunowie muszg rowniez zgtasza¢ wszelkie
problemy personelowi medycznemu i prowadzi¢ rejestr swojej terapii. Niektore aplikacje
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komputerowe pomagajace pacjentom w zarzadzaniu terapig i prowadzeniem dokumentacji
staly sie ostatnio popularne. Terapia domowa moze nie by¢ odpowiednia dla pacjentéw,
ktorzy maja skomplikowane potrzeby medyczne lub u ktérych w przesztosci wystepowaty
reakcje niepozadane na wlewy.

Niezaleznie od tego, czy terapia w domu i samodzielna terapia s3 dla ciebie odpowiednie,
nalezy oméwi¢ to z lekarzem i pielegniarka.

MONITOROWANIE | DALSZE DZIALANIA

Nawet jesli terapia substytucyjna 1G jest wykonywana w domu, regularny kontakt

z personelem medycznym jest nadal wazny! Bez wzgledu na to, jaki jest twoj rodzaj terapii,
twoj personel medyczny bedzie musiat cie widzie¢ w regularnych odstepach czasu, aby
sprawdzi¢ skutki uboczne, oceni¢ technike samodzielnej terapii (jesli korzystasz z samoopieki)
i wykonac inne oceny w zaleznoéci od twoich indywidulanych potrzeb. Dawke 1G oblicza

sie poczatkowo indywidualnie dla kazdego pacjenta, zgodnie z masg ciata. Nastepnie mozna
jg dostosowac zgodnie z reakcjg pacjenta. W niektérych sytuacjach dawke mozna dostosowac
na podstawie pomiaru najnizszego poziomu IG we krwi pod koniec cyklu dawkowania, tj. przed
przyjeciem nastepnej dawki. Jest to znany termin jako ,najnizszy poziom”, a celem jest
zapewnienie wtasciwego poziomu ochrony pacjenta przed zakazeniem.

JAKI RODZAJ TERAPII JEST DLA MNIE NAJLEPSZY?

Niektérzy pacjenci z PNO nie odczuwajg skutkow ubocznych terapii substytucyjnej
immunoglobulinami. Jednak u innych moga wystgpi¢ dziatania niepozgdane, takie jak bol
gtowy, uczucie pustki w glowie, dreszcze, gorgczka i bole stawéw. W niektérych przypadkach
efekty uboczne sg tagodne. W rzadszych przypadkach moga wystapi¢ ciezkie skutki, w tym
aseptyczne zapalenie opon mézgowo-rdzeniowych (powazny stan zapalny w wysciotce
mozgu), a nawet anafilaksja (rodzaj ciezkiej reakcji alergicznej).

Te dziatania niepozgdane wystepuja rzadziej podczas stosowania terapii podskornej

w poréwnaniu z terapig dozylng. Dzieje sig tak dlatego, ze te efekty sg zwigzane z poziomem
IG we krwi. Dlatego podawanie podskérne moze by¢ bardziej odpowiednie dla pacjentow,
ktorzy wezesniej dodwiadczyli skutkow ubocznych lub ktérzy sg bardziej narazeni na ich
wystgpienie. Z drugiej strony, infuzje podskérne moga powodowaé obrzek i bol w miejscu
wstrzykniecia, jak rowniez inne efekty uboczne (podane powyze;j).

To, czy dany produkt IG jest odpowiedni dla ciebie, moze zaleze¢ od jego skfadnikéw i sktadu.
Czynniki, ktére nalezy uwzgledni¢ przy wyborze produktéw obejmuja:

* Objetos¢ infuzji: nalezy unika¢ preparatéw o wiekszej objetosci ptynu u pacjentow, ktérzy
muszg ograniczy¢ przyjmowanie ptynéw (na przykitad z powodu niewydolnosci serca,
wysokiego ci$nienia krwi lub choroby nerek) oraz u niemowlat.

« Stezenie IG: stgzenie |G w produktach waha sie od 3% do 20%, w zaleznoéci od tego, ktore
produkty sg dostepne w twojej lokalizacji. Wieksze stezenia mogg by¢ przydatne, gdy
konieczne jest podanie wigkszych dawek. Jednak nalezy unika¢ wysokich stezen IG

u pacjentdw z ryzykiem choroby sercowo-naczyniowej.
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* Poziom immunoglobuliny A: powinien by¢ tak niski, jak to mozliwe zwtaszcza u pacjentéw
z ciezka reakcjg nadwrazliwosci w wywiadzie, w tym z anafilaksjg. U niektorych pacjentow
z niedoborem immunoglobuliny A mogg wystapic¢ ciezkie reakcje na immunoglobuling A.

« Stabilizatory: te sktadniki (najczesciej cukry) dodaje sie, aby mie¢ pewnosé¢, ze 1IG
pozostaje rozpuszczona w roztworze do infuzji. Rodzaj i stezenie stabilizatoréw stosowanych
w produktach IG moze mie¢ wptyw na ich przydatnos¢ dla niektorych pacjentow.

- Sacharoza: nalezy unika¢ u pacjentéw narazonych na powiktania nerek.

- Glukoza: nalezy unikac u pacjentéw z cukrzyca.

- Maltoza: systemy monitorowania poziomu glukozy we krwi moga fatszywie rozpozna¢
maltoze jako glukoze, zaktdcajgc odczyty glukozy.

- Sorbitol: IG zawierajace sorbitol nie powinny by¢ stosowane u 0s6b z cukrzyca i oséb

z nietolerancjg fruktozy.

- Aminokwasy (L-prolina i glicyna): produkty zawierajgce L-proling (jeden z blokow
aminokwasow, z ktérych organizm wytwarza biatka) nie powinny by¢ stosowane u pacjentéw,
ktorzy juz majg wysoki poziom proliny we krwi (zwany hiperprolinemia). Glicyna moze
powodowac mdtosci, wymioty, nadmierng potliwosc¢, bél glowy i gorgczke. Ogdlnie rzecz
biorgc, nalezy unika¢ aminokwasow u pacjentéw z cigzkimi reakcjami alergicznymi

w wywiadzie oraz z niektérymi zaburzeniami metabolicznymi, ktére wymagajg ograniczenia
spozycia okreslonych aminokwasow.

* Sod: produkty IG zawierajg niewiele sodu - jest to wazne, aby zminimalizowaé ryzyko
wystgpienia dziatan niepozgdanych zwigzanych z chorobami uktadu krgzenia i nerek.
Preparat: produkty IG sg najczesciej przedstawiane jako roztwory, ale niektére sg

w postaci liofilizowanej (rodzaj liofilizacji) i nalezy ich uzywa¢ zgodnie z instrukcjami
producenta.

» Osmolarnos¢ lub osmolalno$¢ (miara ilosci chemikaliéw rozpuszczonych w roztworze)

i pH (miara kwasowosci lub zasadowosci roztworu): czynniki te moga wptywac na efekty
uboczne IG, chociaz wiekszo$¢ produktéw jest podobna w sktadzie.

* Alergie: powinienes$ upewnic sie, ze twoj lekarz wie o twoich alergiach, szczegolnie jesli
kiedykolwiek miate$ ciezkg reakcje na produkt 1G.

CENA | DOSTEPNOSC

Produkty |G sg dostepne w wielu krajach, chociaz zakres dostepnych produktow jest rozny.
Liste produktow dostepnych w kazdym kraju wraz z ich sktadnikami i wlasciwosciami mozna
znalez¢ na stronie www.ipopi.org.

Terapie substytucyjng IG czesto zapewniajg osrodki specjalizujgce sie w leczeniu PNO.
Sposoéb, w jaki terapia |G jest optacana lub refundowana przez system opieki zdrowotnej,
rézni sie w zaleznosci od kraju i ubezpieczenia zdrowotnego. Co wiecej, zasady dotyczace
kosztow i refundaciji mogg sie rézni¢ w zaleznosci od terapii IG. Pacjenci, rodzice

i opiekunowie powinni sprawdzi¢ swojg sytuacje lokalng i plan opieki zdrowotnej i zasiggnac¢
porady od swojego lekarza. Pacjenci mogg réwniez skontaktowac sie z krajowg organizacjg
pacjentow (za posrednictwem www.ipopi.org) w celu uzyskania dalszych informaciji.

IPOPI uwaza, ze pacjenci z PNO powinni mie¢ staty i rowny dostep do mozliwie
najszerszego zakresu bezpiecznych i skutecznych terapii IG. Lekarze przepisujacy lek
powinni zawsze mie¢ mozliwo$¢ wyboru najbardziej odpowiedniej terapii dla poszczeg6inych
pacjentow.
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POZOSTALE INFORMACIJE | WSPARCIE

Ulotka wyprodukowana przez International Patient Organisation for Primary Immunodeficiencies
(IPOPI). Dostepne takze inne ulotki z tej serii. Wiecej szczegotéw na temat naszej funkcjonujacej
w 56 krajach panstwach organizacji znajdziesz na naszej stronie internetowej www.ipopi.org.
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