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Streszczenie
Pierwotna małopłytkowość immunologiczna (ITP) to najczęstsza skaza krwotoczna u dzieci, 
definiowana jako izolowane obniżenie liczby płytek krwi poniżej 100 G/l. Choroba ma charakter 
autoimmunologiczny i wiąże się z produkcją autoprzeciwciał przeciwpłytkowych, odpowiedzialnych 
za niszczenie płytek krwi oraz hamowanie produkcji megakariocytów w szpiku kostnym. U blisko 
25% pacjentów dochodzi do rozwoju przewlekłej postaci ITP, którą rozpoznaje się wtedy, gdy czas jej 
trwania przekracza 12 miesięcy. Leczenie przewlekłej ITP (cITP) u dzieci budzi wiele kontrowersji, 
a decyzje terapeutyczne powinny być ustalane indywidualnie, z uwzględnieniem stanu ogólnego 
pacjenta, ryzyka krwawienia oraz wpływu leczenia na jakość życia. W terapii stosuje się dożylne 
immunoglobuliny, glikokortykosteroidy, leki immunosupresyjne, rytuksimab oraz splenektomia. 
Wdrożenie do leczenia nowych leków o charakterze agonistów receptora trombopoetyny, w tym 
eltrombopagu, wydaje się skuteczną oraz bezpieczną opcją terapeutyczną w strategii postępowania 
 u pediatrycznych chorych z cITP — zarówno w monoterapii, jak i w leczeniu skojarzonym.
Słowa kluczowe: przewlekła małopłytkowość immunologiczna u dzieci, cITP, leczenie,  
eltrombopag
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Abstract
Primary immune thrombocytopenia (ITP) is the most common bleeding disorder in pediatric 
population, defined as an isolated low platelet count below 100 G/l. ITP is an autoimmune disease, 
mostly associated with the presence of auto-antibodies against platelet membrane antigens. This 
mechanism leads to shorten platelets half-life and may also inhibit the platelets production in the 
bone marrow. Approximately 25% of patients develop chronic ITP (cITP), diagnosed if the throm-
bocytopenia lasts a minimum 12 months. Management of childhood cITP remains controversial 
and decision about treatment should be individualized, based on general condition, risk of bleeding 
and the impact on the quality of life. Therapeutic approach includes intravenous immunoglobu-
lins, corticosteroids, oral immunosuppressants, rituximab and splenectomy. New thrombopoietin 
agonists seem to be an efficacious and safe therapeutic option in the strategy of management of 
pediatric cITP, both in monotherapy and in combination with other drugs.
Key words: childhood chronic primary immunologic thrombocytopenia, cITP, treatment,  
eltrombopag
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Wprowadzenie

Pierwotna małopłytkowość immunologiczna 
(ITP, primary immunologic thrombocytopenia), 
charakteryzuje się izolowanym obniżeniem liczby 
płytek krwi (PLT, platelets) we krwi obwodowej 
poniżej 100 G/l [1–3]. Jest najczęściej występu-
jącą skazą małopłytkową u dzieci, rozpoznawaną  
z częstością 1,9–6 przypadków na 100 tys. rocznie 
[1]. Bezpośrednią przyczynę choroby stanowi nisz-
czenie PLT oraz megakariocytów w szpiku przez 
autoprzeciwciała przeciwpłytkowe skierowane 
przeciwko glikoproteinom powierzchniowym IIb/ 
/IIIa, rzadziej Ib/IX [1, 3]. W efekcie dochodzi do 
skrócenia czasu przeżycia trombocytów oraz zaha-
mowania ich wytwarzania w szpiku kostnym [2, 3]. 
Inne poznane mechanizmy to: względny niedobór 
trombopoetyny, upośledzona funkcja limfocytów B, 
nieprawidłowości profilu cytokinowego limfocytów 
T, zmniejszenie liczby limfocytów regulatorowych 
i pomocniczych (Th2), destrukcyjna rola stresu ok-
sydacyjnego na błony komórkowe PLT w przebiegu 
nadekspresji genu VNN-1 (Vanin-1) i inne [1].

Zgodnie z przyjętym w 2009 roku przez Mię-
dzynarodową Grupę Ekspertów (IWG, Internatio-
nal Working Group) kryterium czasu trwania mało-
płytkowości wyróżnia się: postać nowo rozpoznaną 
(ndITP, newly diagnosed ITP) — do 3 miesięcy 
trwania choroby, postać przetrwałą (pITP, persistent 
ITP) — od 3 do 12 miesięcy trwania choroby oraz 
postać przewlekłą (cITP, chronic ITP) — ponad  
12 miesięcy trwania choroby [4]. Według danych  
z piśmiennictwa postać przewlekła rozwija się  
u blisko 20–30% pacjentów, a częstość jej występo-
wania zwiększa się z wiekiem pacjenta [1].

Postępowanie terapeutyczne u chorych z cITP  
budzi wiele kontrowersji i nierzadko wymaga  
indywidualnego podejścia [2, 5]. Istnieją duże  

trudności w utrzymaniu trwałej i stabilnej liczby 
PLT ze względu na oporność na stosowane le-
czenie, a także krótkotrwały efekt po jego zasto-
sowaniu. Decyzję o leczeniu należy podejmować 
nie tylko na podstawie liczby PLT, ale także po 
rozważeniu stanu dziecka, indywidualnego ryzyka 
wystąpienia krwawienia oraz wpływu leczenia na 
jakość życia [2, 5, 6]. W leczeniu pierwszego rzu-
tu stosuje się wlewy dożylnych immunoglobulin 
(IVIg, intravenous immunoglobulin), a w przypad-
ku ich nieskuteczności — glikokortykosteroidy 
[1]. Te ostatnie powinny być stosowane w sposób 
krótkotrwały, aby uniknąć działań niepożądanych 
związanych z leczeniem. Do leczenia drugiego 
rzutu należą leki o działaniu immunosupresyjnym, 
takie jak cyklosporyna, azatiopryna, cyklofosfamid, 
mykofenolan mofetilu, sirolimus oraz rytuksymab, 
których zastosowanie wiąże się ze zwiększonym 
narażeniem na infekcje [1, 4, 5, 7]. W tabeli 1 przed-
stawiono farmakoterapię cITP z uwzględnieniem 
dawkowania. W przypadku nieskuteczności terapii 
farmakologicznej można rozważyć wykonanie 
zabiegu splenektomii [1, 3, 4, 8, 9]. Jednak, mimo 
70–80-procentowej skuteczności tej procedury, 
jej dużym ograniczeniem u dzieci jest zwiększone 
ryzyko zakażeń inwazyjnych po zabiegu. Z tego 
powodu splenektomii nie powinno się zalecać przed 
ukończeniem 6. roku życia [1, 4, 5].

Niewątpliwym postępem w leczeniu prze-
wlekłej małopłytkowości stało się wprowadzenie 
do leczenia analogów trombopoetyny, takich jak 
romiplostym (do stosowania podskórnego) oraz 
eltrombopag (stosowany doustne). Leki te, poprzez 
działanie na receptory trombopoetyny i szlaki kinaz 
JAK/STAT, stymulują produkcję megakariocytów  
w szpiku kostnym i zwiększają liczbę PLT [10, 11]. 
Ponadto charakteryzują się dużym profilem bezpie-
czeństwa i zazwyczaj są dobrze tolerowane [11].

Tabela 1. Leczenie przewlekłej małopłytkowości immunologicznej (na podstawie [1, 3, 4, 8, 9])
Table 1. Treatment of chronic immunological thrombocytopenia (based on [1, 3, 4, 8, 9])

Lek Dawkowanie

Immunoglobuliny dożylne 1,0–2,0 g/kg mc. przez 1–5 dni jednorazowo [1]

Prednizon 1–2 mg/kg mc. przez 2–3 tygodnie [1, 4]

Metyloprednizolon 30 mg/kg mc. przez 3 dni lub 20 mg/kg mc. przez 4 dni [1]

Immunoglobulina anty-D 50–75 µg/kg mc. jednorazowo [1, 4]

Cyklosporyna 6 mg/kg mc. wg stężenia we krwi [8]

Azatiopryna 1–3 mg/kg mc.; odstawić, jeśli brak efektu po 3 miesiącach

Rytuksymab 375 mg/m2, 4 dawki raz/tydz. [9]

Romiplostym 1–10 µg/kg mc. raz/tydz. [3]

Eltrombopag 12,5–75 mg raz/d. [1, 4]
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Od 2018 roku w Polce istnieje możliwość 
stosowania eltrombopagu w ramach programu le-
kowego B.98: „Leczenie pediatrycznych chorych 
na przewlekłą pierwotną małopłytkowość immu-
nologiczną”. Zgodnie z kryterium kwalifikacji do 
leczenia są włączani pacjenci między 1. a 18. ro- 
kiem życia, u których rozpoznano cITP (czyli ITP 
trwającą > 12 mies.) i stwierdzono nieskuteczność 
dotychczasowego leczenia. Zgodnie z charaktery-
styką produktu leczniczego dawkowanie eltrombo-
pagu należy dostosować do liczby PLT (tab. 2) [12]. 
Celem leczenia jest osiągnięcie stabilnej liczby 
PLT przekraczającej 50 G/l. Należy zaprzestać 
stosowania leku w przypadku wzrostu tej liczby 
powyżej 250 G/l.

W poniższej pracy przedstawiono wstępne 
doświadczenia w leczeniu cITP z zastosowaniem 
eltrombopagu u dzieci.

Opis przypadku 1.
U 17,5-letniej pacjentki pierwszy rzut mało-

płytkowości wystąpił w 2011 roku. W badaniach 
dodatkowych stwierdzono wówczas liczbę PLT wy-
noszącą 11 G/l. W badaniu przedmiotowym zwraca-
ły uwagę wybroczyny na kończynach i śluzówkach 
oraz podbiegnięcia krwawe podudzi i w miejscach 
po pobraniu krwi. Nie było cech aktywnego krwa-
wienia. Początkowo w leczeniu stosowano IVIg 
według standardowego schematu terapii (do 2,0 g/ 
/kg mc.), uzyskując krótkotrwałą odpowiedź.  
W latach 2011–2018 u pacjentki obserwowano 
około 6 nawrotów małopłytkowości rocznie z liczbą 
PLT poniżej 10 G/l. Ze względu na zagrażające życiu 
krwawienia miesięczne konieczne były 2-krotnie 
transfuzje koncentratu krwinek płytkowych (kkp) 
i jedno przetoczenie koncentratu krwinek czer-

wonych (kkcz). Ponadto w okresie od marca 2012 
roku do czerwca 2015 roku w leczeniu stosowano 
glikokortykosteroidy (prednizon, pulsy metylo-
prednizolonu) oraz cyklosporynę A. Od marca 2015 
roku do czerwca 2018 roku pacjentka otrzymywała 
romiplostym w ramach badania klinicznego. Liczba 
płytek w tym okresie była zmienna i utrzymywała 
się w przedziale 9–120 G/l. Natomiast w paź-
dzierniku 2018 roku chorą włączono do programu 
lekowego B.98: „Leczenie pediatrycznych chorych 
na przewlekłą pierwotną małopłytkowość im-
munologiczną”. Zastosowano dawkę początkową 
zgodnie ze schematem dla wieku (50 mg), jednak 
z powodu utrzymującej się małopłytkowość po 
kolejnych 4 tygodniach leczenia zdecydowano  
o zwiększeniu dawki do 75 mg. Trwały wzrost liczby 
PLT ponad 50 G/l uzyskano po 20 tygodniach lecze-
nia eltrombopagiem; po 16 tygodniach stosowania 
leku w maksymalnej dawce. W kwietniu 2019 roku 
chorą przekazano świadczeniodawcy dla dorosłych 
w związku z ukończeniem przez nią 18. roku życia.

Na rycinie 1 przedstawiono zmiany liczby PLT 
u opisanej pacjentki w trakcie leczenia eltrombo-
pagiem.

W trakcie stosowania leku u pacjentki liczba 
PLT wahała się między 35 a 180 G/l. Nie obser-
wowano nawrotów małopłytkowości wymagają-
cych zastosowania IVIg ani masywnych krwawień 
miesiączkowych, nie było także konieczności 
stosowania leczenia skojarzonego. Lek był dobrze 
tolerowany, nie obserwowano żadnych działań 
niepożądanych jego stosowania.

Opis przypadku 2.
W momencie kwalifikacji pacjentka miała 16 lat.  

Pierwszym epizod małopłytkowości nastąpił w paź-

Tabela 2. Dostosowanie dawki eltrombopagu u pacjentów z pierwotną małopłytkowością immunologiczną (źródło [12])
Table 2. Dose adjustment of eltrombopag in chronic immunological thrombocytopenia (source [12])

Liczba płytek krwi Dostosowanie dawki lub inne działania

< 50 000/µl po upływie ≥ 2 tygodni leczenia Zwiększyć dawkę dobową o 25 mg do maksymalnej dawki 75 mg/d.*

≥ 50 000/µl do ≤ 150 000/µl Stosować najmniejszą dawkę eltrombopagu i (lub) jednocześnie stosować 
inne produkty lecznicze stosowane w leczeniu pierwotnej małopłytkowo-
ści immunologicznej, w celu utrzymania liczby płytek krwi zapobiegającej 
krwawieniu lub zmniejszającej krwawienie

> 150 000/µl do ≤ 250 000/µl Zmniejszyć dawkę dobową o 25 mg. Odczekać 2 tygodnie, aby ocenić  
efekty tej i kolejnych korekt dawki**

> 250 000/µl Przerwać stosowanie eltrombopagu; zwiększyć częstość kontrolowania  
liczby płytek krwi do 2 razy w tygodniu. Kiedy liczba płytek krwi osiągnie 
wartość ≤ 100 000/µl, ponownie rozpocząć leczenie, stosując dawkę  
dobową zmniejszoną o 25 mg

*U pacjentów przyjmujących 25 mg eltrombopagu co 2. dzień dawkę należy zwiększyć do 25 mg podawanych raz/dobę; **u pacjentów przyjmujących 25 mg  
eltrombopagu raz/dobę należy rozważyć podawanie dawki 12,5 mg raz/dobę lub dawki 25 mg raz/2 doby
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dzierniku 2017 roku. Wywiad rodzinny chorej nie 
był obciążony; czynnie uprawiała sport (taekwon-
do). Od kilku miesięcy skarżyła się na nawracające 
dolegliwości bólowe stawów i kręgosłupa oraz 
osłabienie. Około 5 tygodni wcześniej wystąpiła  
u niej infekcja górnych dróg oddechowych. Stwier-
dzono wówczas dodatnie markery serologiczne  
w kierunku zakażenia wirusem cytomegalii (CMV, 
cytomegalovirus) (wynik pozytywny w klasie IgM). 
W chwili przyjęcia u pacjentki były widoczne wy-
broczyny i podbiegnięcia krwawe podudzi oraz 
w miejscach po ukąszeniach komarów, bez cech 
aktywnego krwawienia. Liczba PLT wynosiła wów-
czas 43 G/l. Wobec niejasnego obrazu klinicznego 
wykonano biopsję aspiracyjną szpiku kostnego, któ-
ra pozwoliła na wykluczenie choroby rozrostowej 
układu krwiotwórczego. Ze względu na dalszy spa-
dek liczby PLT (23 G/l) pacjentka otrzymała IVIg 
zgodnie ze standardowym schematem terapii, co 
pozwoliło uzyskać przejściowy efekt terapeutyczny. 
Przez kolejny rok obserwowano pięć nawrotów 
małopłytkowości wymagających zastosowania do-
żylnych preparatów immunoglobulin. W grudniu 
2018 roku chorą zakwalifikowano do programu 
lekowego B.98, stosując dawkę początkową leku 
zgodnie ze schematem dla wieku (50 mg). Po 3 ty- 
godniach leczenia możliwe było zmniejszenie 
dawki eltrombopagu do 25 mg ze względu na dobrą 
odpowiedź. Po 12 tygodniach leczenia konieczne 
okazało się ponowne zwiększenie dawki do 50 mg 
z powodu przemijającego, poinfekcyjnego obniżenia 
liczby PLT. Kolejna redukcja dawki była możliwa po 
następnych 5 tygodniach. Oczekiwany u pacjentki, 
trwały wzrost liczby PLT przekraczający 50 G/l 
uzyskano już po 3 tygodniach leczenia eltrombo-

pagiem, a po 18 tygodniach uzyskano wartość PLT 
ponad 100 G/l. W marcu 2020 roku chorą przeka-
zano świadczeniodawcy dla dorosłych w związku  
z ukończeniem przez nią 18. roku życia.

Na rycinie 2 ukazano wartości PLT u tej chorej 
w trakcie leczenia eltrombopagiem.

W wyniku stosowania eltrombopagu w mono-
terapii u pacjentki stwierdzono bardzo dobry efekt 
już po 3 tygodniach leczenia, nie doszło nawrotów 
małopłytkowości wymagających zastosowania 
immunoglobulin. Lek był dobrze tolerowany, nie 
obserwowano żadnych działań niepożądanych 
związanych z leczeniem.

Opis przypadku 3.
Trzynastoipółletnia pacjentka, z nieobcią-

żonym wywiadem rodzinnym, chorowała na ma-
łopłytkowość immunologiczną od marca 2016 
roku. W trakcie pierwszego epizodu w badaniu 
przedmiotowym zaobserwowano wybroczyny na 
klatce piersiowej i kończynach oraz podbiegnięcia 
krwawe podudzi, bez cech aktywnego krwawie-
nia. Liczba PLT przy przyjęciu wynosiła 23 G/l.  
W szpitalu pediatrycznym w miejscu zamieszkania 
chora otrzymała IVIg w dawce 1,0 g/kg mc., uzy-
skując krótkotrwałą odpowiedź. Z tego powodu, 
by pogłębić diagnostykę, dziewczynkę przyjęto 
do kliniki hematologii. Wykonana biopsja szpiku 
kostnego pozwoliła wykluczyć chorobę rozrosto-
wą układu krwiotwórczego. Pacjentka ponownie 
otrzymała preparat IVIg w dawce 2,0 g/kg mc.  
z przejściową poprawą. Do grudnia 2018 roku 
obserwowano 4–5 nawrotów małopłytkowości 
rocznie wymagających zastosowania immunoglobu-
lin. Liczba PLT w tym okresie oscylowała między  

Rycina 1. Pacjentka 1. W okresie leczenia liczba płytek wahała się w zakresie 35–180 G/l

Figure 1. Patient 1. Platelet count ranged between 35–180 G/l
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7 a 340 G/l. W grudniu 2018 roku chorą włączono do 
programu lekowego, stosując lek w dawce począt-
kowej zgodnie ze schematem dla wieku (50 mg). Po 
12 tygodniach leczenia zdecydowano o zwiększeniu 
dawki eltrombopagu do 75 mg ze względu na brak 
oczekiwanej odpowiedzi; od tego czasu nie było 
możliwości zmniejszenia dawki. W trakcie leczenia 
2-krotnie obserwowano nawrót małopłytkowości 
wymagający zastosowania immunoglobulin. Le-
czenie jest kontynuowane w maksymalnej dawce  
z różnym efektem; liczba PLT mieści się z prze-
dziale  7–260 G/l (zazwyczaj 20–60 G/l).

Na rycinie 3 zilustrowano liczbę PLT u tej 
pacjentki w trakcie terapii eltrombopagiem.

Na początkowym etapie leczenia u pacjentki 
obserwowano stopniowy wzrost liczby PLT do 
wartości ponad 50 G/l. Począwszy od 10. miesiąca 
terapii liczba ta utrzymuje się na niższym poziomie. 
W trakcie leczenia dwa razy obserwowano spadek 
liczby PLT do 7 G/l, co było powodem dołączenia 
do terapii eltrombopagiem wlewów IVIg (skoja-
rzenie eltrombopagu z IVIg). Odnotowano wy-
raźne zmniejszenie liczby hospitalizacji z powodu 
nawrotu (5 vs. 1/rok). Lek był dobrze tolerowany, 

Rycina 2. Pacjentka 2. Liczba płytek krwi wahała się w zakresie 80–200 G/l

Figure 2. Patient 2. Platelet count ranged between 80–200 G/l

Rycina 3. Pacjentka 3. Zmienna liczba płytek krwi utrzymująca się zazwyczaj w zakresie 20–60 G/l

Figure 3. Patient 3. Platelet The platelet value remains variable and amounts usually 20–60 G/l
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nie obserwowano żadnych działań niepożądanych 
związanych z jego podawaniem.

Dyskusja

Dobór optymalnego leczenia u pacjentów pe-
diatrycznych z cITP jest nierzadko bardzo trudny. 
Szczególnie problematyczne pozostaje podejście 
do pacjenta, u którego stosowano wiele różnych 
linii leczenia. Częste nawroty małopłytkowości 
lub stałe utrzymywanie się liczby PLT na niskim 
poziomie sprawia, że choroba ta wywiera duży 
wpływ na funkcjonowanie dziecka i jego rodziny. 
Poszukiwania skutecznej terapii, przy możliwe 
niewielkich działaniach niepożądanych związanych 
z leczeniem, stanowi wyzwanie w badaniach nad 
małopłytkowością. Analogi receptora trombopoety-
ny zajmują istotne miejsce w tej strategii postępo-
wania. Skuteczność tej grupy leków potwierdzono 
w wielu badaniach retrospektywnych i prospek-
tywnych [11, 13, 14], co ostatecznie zaowocowało 
włączeniem tych substancji do programu lekowego 
refundowanego przez Narodowy Fundusz Zdrowia 
(NFZ). Można je stosować zarówno w monotera-
pii, jak i w leczeniu skojarzonym z innymi lekami  
w terapii cITP [1, 10].

Skuteczność oraz bezpieczeństwo eltrombo-
pagu oceniono w dwóch randomizowanych, wielo-
ośrodkowych, kontrolowanych placebo badaniach, 
PETIT i PETIT2, z udziałem pediatrycznych 
chorych na cITP [13, 14]. Na podstawie prze-
prowadzonych analiz wykazano, że stosowanie 
eltrombopagu u chorych od 1. do 17. roku życia 
wiązało się z istotnym zwiększeniem liczby PLT, 
znacznym zmniejszeniem incydentów krwotocz-
nych, a także znaczącym ograniczeniem stosowa-
nia innych leków w terapii cITP [13, 14]. Ponadto 
potwierdzono, że lek charakteryzował się dużym 
profilem bezpieczeństwa i bardzo dobrą tolerancją. 
Do częstych działań niepożądanych związanych  
z leczeniem należały bóle głowy, infekcje górnych 
dróg oddechowych, biegunka oraz zwiększenie 
stężenia aminotransferaz wątrobowych, ale nie 
miały one znaczenia klinicznego [10, 13, 14].  
W badaniach oceniano także częstość rzadziej 
występujących powikłań związanych z leczeniem, 
takich jak hepatotoksyczność, włóknienie szpiku, 
zaćma oraz powikłania zakrzepowo-zatorowe. 
Hepatotoksyczność związana ze stosowaniem leku 
miała charakter łagodny i ustępowała po jego od-
stawieniu [10, 13, 14]. Rozwój zaćmy obserwowano 
niezwykle rzadko i dotyczył pacjentów, u których  
równocześnie stosowano glikokortykosteroidy 
[13, 14]. W badaniach na modelach zwierzęcych 

wykazano, że do włóknienia szpiku dochodzi 
pod wpływem czynnika wzrostu fibroblastów, 
którego uwalnianie z megakariocytów pod wpły-
wem stymulacji receptora trombopoetyny może 
być zwiększone [15]. Opierając się na doniesie-
niach dotyczących populacji pacjentów dorosłych,  
u większości pacjentów nie stwierdzono włóknie-
nia szpiku [16, 17]. Z kolei powikłania zakrzepo-
wo-zatorowe wynikające ze stosowania leczenia 
nie miały znaczenia klinicznego w populacji pedia-
trycznej i dotyczyły głównie dzieci obarczonych 
dodatkowymi czynnikami ryzyka, takimi jak 
unieruchomienie z powodu złamania kończyny, 
zespół antyfosfolipidowy czy stosowanie doustnej 
antykoncepcji hormonalnej [13, 14].

Ze względu na opisywane działania nie-
pożądane leku u wszystkich pacjentów przed 
włączeniem leczenia należy wykonać badania 
wstępne. Należą do nich morfologia krwi z roz-
mazem, badania służące ocenie funkcji wątroby 
(stężenie bilirubiny, aminotransferaz, fosfatazy 
alkalicznej), badanie okulistyczne oraz trepano-
biopsja z oceną histopatologiczną szpiku kostnego.  
U dziewcząt w okresie rozrodczym obowiązuje 
wykonanie testu ciążowego przed rozpoczęciem 
terapii (tab. 3). W trakcie leczenia, w celu mo-
nitorowania działań niepożądanych leku, pacjen-
ci są poddawani badaniom kontrolnym zgodnie  
z harmonogramem ustalonym w programie leczni-
czym (morfologia z rozmazem, badania czynności 
wątroby, okresowa kontrola okulistyczna; tab. 4).

Eltrombopag ma postać tabletek powlekanych 
do stosowania doustnego, bez możliwości dzielenia. 
Początkowe dawki leku ustala się według wieku 
pacjenta (25 mg raz/d. dla pacjentów w wieku 1– 
–5 lat oraz dla pacjentów pochodzenia wschodnio-

Tabela 3. Badania obowiązkowe przed rozpoczęciem lecze-
nia eltrombopagiem zgodnie z programem B.98
Table 3. Initial investigation before start eltrombopag 
therapy according to B.98 program

Badania przy kwalifikacji do leczenia eltrombopagiem

Morfologia krwi z rozmazem białokrwinkowym i liczbą 
płytek krwi

Parametry czynności wątroby (AlAT, AspAT, bilirubina  
całkowita, APTT, INR, albumina)

Badanie okulistyczne

Trepanobiopsja szpiku kostnego z barwieniem  
oceniającym włóknienie

Test ciążowy u kobiet w wieku rozrodczym, jeśli dotyczy

AlAT (alanine aminotransferase) — aminotransferaza alaninowa;  
AspAT (aspartate aminotransferase) — aminotransferaza asparaginianowa; 
APTT (activated partial thromboplastin time) — czas częściowej trombopla-
styny po aktywacji; INR (international normalized ratio) — międzynarodowy 
współczynnik znormalizowany
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azjatyckiego, 50 mg raz/d. dla pacjentów w wieku 
6–17 lat), a następnie modyfikowane w zależności 
od liczby PLT. Lek może być bezpiecznie stosowa-
ny u dzieci powyżej 1. roku życia. Istotne jest, aby 
nie podawać go łącznie z produktami zobojętniają-
cymi działanie kwasu solnego, zawierającymi wapń 
czy kationy wielowartościowe (magnez, żelazo, 
cynk). W tym przypadku należy zachować odstęp 
czasowy — pacjent powinien przyjmować lek  
4 godziny po spożyciu wspomnianych produktów 
lub 2 godziny przed ich spożyciem.

Eltrombopag stosowany u pacjentów z cITP, 
leczonych w ośrodku autorów niniejszej pra-
cy, charakteryzował się skutecznością zarówno  
w monoterapii, jak i leczeniu skojarzonym. W trak-
cie leczenia odnotowano zmniejszenie powikłań 
krwotocznych oraz ograniczenie stosowania leków 
immunosupresyjnych (brak lub znacząca redukcja 
dawki). W tabeli 5 zestawiono wybrane parametry 
oceny efektu leczenia eltrombopagiem u pacjentów 
w ośrodku autorów.

Lek w istotny sposób wpłynął na ogranicze-
nie częstości hospitalizacji z powodu nawrotów, 
był dobrze tolerowany, u żadnego z leczonych 
pacjentów nie wystąpiło poważne powikłanie,  
w tym uszkodzenie wątroby, zwłóknienie szpiku, 
epizody zakrzepowe czy rozwój zaćmy. Ze względu 
na występujące u niektórych chorych wahania liczby 
PLT istnieje potrzeba częstszych, niż przewidziano  
w programie, badań morfologii krwi.

U pacjentów, u których nie uzyskano zadowa-
lającej odpowiedzi na leczenie eltrombopagiem, 
można rozważyć kilka opcji terapeutycznych. Przed 
podjęciem decyzji o odstawieniu leku warto pod-
jąć próbę jego stosowania w skojarzeniu z innymi 
lekami [10, 18, 19]. Między innymi stosowanie  
w skojarzeniu z glikokortykosteroidami (najmniej-
sza skuteczna dawka prednizonu, okresowe pulsy  
z metyloprednizolonu) lub z lekami immunosupre-
syjnymi (azatiopryną, mykofenolanem mofetilu, cy-
klosporyną) [18, 19]. Inną strategią jest przewlekłe 
stosowanie leku w dawce zależnej od liczby PLT, 
w połączeniu z doraźną podażą IVIg [18]. Istnieją 
także wstępne doniesienia o dużej skuteczności 
leczenia skojarzonego eltrombopagiem z małymi 
dawkami rytuksymabu (100 mg/m2 pc./raz/tydz.) 
oraz glikokortykosteroidami [19].

W przypadku nieskuteczności eltrombopagu 
w monoterapii i w leczeniu skojarzonym można 
rozważyć wskazania do splenektomii, z ewen-
tualną kontynuacją stosowania leku po zabiegu, 
modyfikując dawkę w zależności od aktualnej liczby  
PLT [20].

Tabela 5. Podsumowanie efektu terapeutycznego u pacjentów leczonych eltrombopagiem
Table 5. Summury of treatment response among the patients during eltrombopag therapy

Pacjent Liczba tygodni, po 
których uzyskano 

trwały wzrost liczby 
PLT > 50 tys. [G/l]

Liczba PLT  
w trakcie terapii 

[G/l]

Liczba nawrotów rocznie  
wymagających stosowania IVIg

Działania  
niepożądane

Przed włączeniem 
eltrombopagu

Po włączeniu  
eltrombopagu

1. 20 35–180 6 0 Brak

2. 3 80–200 5 0 Brak

3. Nie uzyskano 7–260 4–5 1 Brak 

PLT (platelets) — płytki krwi; IVIg (intravenous immunoglobulin) — dożylne immunoglobuliny

Tabela 4. Badania kontrolne w trakcie leczenia eltrombopa-
giem zgodnie z programem B.98
Table 4. Temporary evaluation during the eltrombopag 
therapy according to B.98 program

Monitorowanie leczenia
Badanie przeprowadzane w pierwszych 4 tygodniach  
leczenia oraz w okresie występowania braku odpowiedzi:
• wykonywane co 1 tydzień:

—— morfologia krwi z rozmazem białokrwinkowym  
i liczbą płytek krwi

• wykonywane co 2 tygodnie:
—— parametry czynności wątroby (AlAT, AspAT,  

bilirubina całkowita, APTT, INR, albumina)
Badania przeprowadzane od 4. tygodnia leczenia  
u odpowiadających pacjentów
• wykonywane co 1 miesiąc:

—— morfologia krwi z rozmazem białokrwinkowym  
i liczbą płytek krwi

• wykonywane co 3 miesiące
—— parametry czynności wątroby (AlAT, AspAT,  

bilirubina całkowita, APTT, INR, albumina)
Badania przeprowadzane w przypadku wystąpienia  
nowych lub postępujących nieprawidłowości  
morfologicznych lub cytopenii:
• biopsja szpiku kostnego z barwieniem oceniającym  
   włóknienie
Badanie wykonywane co 6 miesięcy:
• okresowa kontrola okulistyczna
W przypadku przerwania leczenia z powodu wzrostu  
liczby płytek krwi > 250 G/l należy ją kontrolować 1 raz 
w tygodniu, aż do osiągnięcia wartość ≤ 100 G/l
AlAT (alanine aminotransferase) — aminotransferaza alaninowa;  
AspAT (aspartate aminotransferase) — aminotransferaza asparaginianowa; 
APTT (activated partial thromboplastin time) — czas częściowej trombopla-
styny po aktywacji; INR (international normalized ratio) — międzynarodowy 
współczynnik znormalizowany
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Podsumowanie

Eltrombopag stosowany u pediatrycznych 
pacjentów z cITP charakteryzował się dużą sku-
tecznością zarówno w monoterapii, jak i w leczeniu 
skojarzonym, przy jednoczesnym wysokim profilu 
bezpieczeństwa i wygodnej formie stosowania , co 
sprawia, że lek ten jest wartościową opcją terapeu-
tyczną w leczeniu cITP u dzieci.
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