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Mielofibroza zaliczana do nowotworéw
mieloproliferacyjnych BCR/ABL-ujemnych
jest niezwykle heterogennym schorzeniem.
Poznanie molekularnego podtoza klonalnej
proliferacji megakariocytéw nie wyjasnito
zmiennosci przebiegu choroby u poszcze-
golnych pacjentéw. Mielofibroza pierwotna,
bez wzgledu na rodzaj stwierdzonej mutacji
(JAK2, CALR, MPL), szczegdlnie gdy rozpozna-
nia dokonano w fazie prefibrotycznej, moze
przebiegac przez wiele lat bez objawéw
klinicznych, by nastepnie w krétkim czasie
rozwing¢ sie do petnoobjawowej choroby.
W odréznieniu od postaci pierwotnej trans-
formacja mielofibrotyczna nadptytkowosci
samoistnej i czerwienicy prawdziwej jest
schytkowa postacia tych schorzen i charakte-
ryzuje sie nieco bardziej powolnym przebie-
giem. Pomocne w przewidywaniu przebiegu
choroby i rokowania sg skale prognostyczne,
ktoére pozwalajg nie tylko na oszacowanie
czasu przezycia, ale ufatwiaja réwniez po-
dejmowanie decyzji terapeutycznych. We
wprowadzonych w ostatnim dwudziestole-
ciu wskaznikach — International Prognostic
Scoring System (IPSS) i jego modyfikacjach:
Dynamic International Prognostic Scoring Sys-
tem (DIPSS) oraz DIPSS Plus — uwzgledniono,
odpowiednio, dynamike choroby i dodatkowe
czynniki prognostyczne, a we wskazniku MY-
SEC — odmiennos¢ przebiegu mielofibrozy
w przebiegu czerwienicy i nadptytkowosci.
Jedyna metoda pozwalajaca na petne wyle-
czenie choroby pozostaje przeszczepienie
szpiku. Ze wzgledu na obciazenia wynikajace

z transplantacji jest to metoda zarezerwowa-
na dla chorych mtodszych, bez powaznych
schorzen wspétistniejgcych. Dla pozostatych
pacjentéw do niedawna pozostawato jedynie
leczenie objawowe (gtéwnie przetoczeniami
skfadnikéw krwi) oraz terapie o niewielkiej lub
krétkotrwatej skutecznosci. Wprowadzenie do
leczenia mielofibrozy pierwszego inhibitora
kinazy JAK — ruksolitynibu stanowito szanse
nie tylko na tagodzenie objawéw choroby
i ograniczenie splenomegalii, ale réwniez
wydtuzenie okresu przezycia. Ocenie obja-
wow klinicznych stuzy formularz Myeloproli-
ferative Neoplasm Symptom Assessment Form
Total Symptom Score (MPN-SAF-TSS). Jest to
zobiektywizowane narzedzie, ktére pozwala
réwniez okresli¢ skutecznosc¢ leczenia inhibi-
torami kinazy JAK.

Potwierdzenie skutecznosci ruksolitynibu
w leczeniu mielofibrozy oraz poznanie mecha-
nizmu jego dziatania dato podstawy do badan
nad zastosowaniem tego leku réwniez w in-
nych terapii innych probleméw klinicznych,
takich jak na przyktad potransplantacyjna
choroba przeszczep przeciwko gospodarzowi.
Ruksolitynib zapoczatkowat takze wiele dal-
szych badan klinicznych nad nowymi aktyw-
nymi czasteczkami, stwarzajgcymi nadzieje na
przedtuzona kontrole choroby.
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