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Wspotczesne zasady organizacji leczenia chorych
z wrodzonymi skazami krwotocznymi

na podstawie wybranych materiatow prezentowanych w czasie
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Contemporary recommendations for organization of management of
patients with congenital bleeding disorders
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Zalozona w 1963 roku World Federation of
Haemophilia (WFH) jest instytucja non-profit,
Zrzeszajaca organizacje pacjentow ze 122 krajow.
Kraje czlonkowskie reprezentujg 95% S$Swiatowe;j
populacji.

Wedtug szacunkow WFH wrodzona skaza
krwotoczna wystepuje u 1 na 1000 mieszkafncow
naszego globu, co w przyblizeniu daje liczbe okolo
7 000 000 chorych na catym Swiecie. W tabeli 1
przedstawiono dane dotyczace liczby zarejestro-
wanych chorych na $wiecie, jak rowniez czestoSci
wystepowania poszczeg6lnych skaz krwotocznych.

Przez ostatnich 50 lat WFH odgrywata wiodaca
role w ksztaltowaniu i rozwijaniu opieki nad cho-
rymi z wrodzonymi skazami krwotocznymi, takimi
jak hemofilia, choroba von Willebranda, rzadko
wystepujace niedobory czynnikow krzepniecia
czy wrodzone zaburzenia plytek krwi. Dzialanie
WFH polega na:

1. szkoleniu ekspertow w zakresie diagnostyki
1 opieki nad chorymi z wrodzonymi skazami
krwotocznymi;

2. szeroko pojetej pomocy we wprowadzaniu do
leczenia bezpiecznych lekow;

3. prowadzeniu akcji edukacyjnej wsrod pacjen-
tow, ich rodzin 1 bliskich.

W ciaggu ostatnich 50 lat na Swiecie nastapit
ogromny postep w diagnostyce i leczeniu tej
grupy chorych. Na poczatku lat sze§édziesiatych
ubieglego stulecia do leczenia chorych na hemofi-
lie 1 inne wrodzone skazy krwotoczne stosowano
tylko osocze $wiezo mrozone. Poczawszy od 1964
roku, kiedy dr Judith Graham Pool opracowatla
metode otrzymywania koncentratu czynnika VIII
z osocza, chorych na hemofilie A mozna bylo le-
czy¢ krioprecypitatem 1 dla pacjentow z wrodzo-
nymi skazami krwotocznymi otworzyly sie nowe
perspektywy. Nastapil gwaltowny rozwdj metod
frakcjonowania osocza 1 otrzymywania najpierw
nisko oczyszczonych, liofilizowanych koncentratow
czynnikow krzepniecia (wezesne lata siedemdzie-
sigte XX w.) 1 koncentratéw omijajacych (p6zne
lata siedemdziesiate XX w.). Wprowadzenie metod
inzynierii genetycznej doprowadzito do wyproduko-
wania pierwszych rekombinowanych koncentratow
czynnikéw krzepniecia (czynnika VIII w 1989 r.,
czynnika VIIa w 1996 r. i czynnika IX w 1997 r.).

Niestety, tylko niewielka grupa chorych
z wrodzonymi skazami krwotocznymi leczona
jest w sposob prawidiowy. Okazuje sie, ze ponad
75% wszystkich osoczopochodnych koncentratow
czynnikow krzepniecia zuzywajg chorzy, repre-
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Tabela 1. Rodzaje skaz krwotocznych, czestos¢ ich wystepowania i szacunkowa liczba chorych

Table 1. Bleeding disorders: types, incidence rate, estimated number of patients

Rodzaj skazy

Szacunkowe dane opublikowane przez WFH*

Liczba chorych

Hemofilia A
Hemofilia B

Kobiety z hemofilig
(objawowe nosicielki)

Choroba von Willebranda
Czynnik | (afibrynogenemia)

Czynnik | (dysfibrynogenemia)

105 na 1 000 000* (czesciej w pismiennictwie 1 na 10 000)
28 na 1 000 000* (czesciej w pismiennictwie 1 na 50 000)
1,56 na osobe z hemofilig; u 50% ryzyko krwawienia

1000 na 1 000 000* (1 na 1000 z objawami krwawienia)
0,5 na 1 000 000#
1 na 1 000 000#

363 668
96 978
359 303

6 927 000
3464
6927
3464
6927
6927

13 854

Czynnik Il 0,5 na 1 000 000#
Czynnik V 1 na 1 000 000#
Czynnik V + VIII 1 na 1 000 000#
Czynnik VII 2 na 1 000 000#
Czynnik X 1 na 1 000 000#
Czynnik XI 10 na 1 000 000#
Czynnik XIl

Czynnik Xl 0,33 na 1 000 000#

Trombastenia Glanzmanna
Zespo6t Bernarda-Souliera
RAZEM

6927
69 270

2309

1584

323

7 868 924 (na 880)

WFH — World Federation of Haemophilia; *dane szacowane oparte na populacji 6 927 000 000 o0s6b [1]; *chorobowos¢; #zapadalnos¢

zentujacy regiony zamieszkate przez okoto 15%
populacji [2]. W ponad 40% krajow przesylajacych
dane do WFH nadal do leczenia tej grupy cho-
rych stosuje sie krioprecypitat 1 osocze Swiezo
mrozone [3].

Zatem, pomimo wspomnianych wcze$niej
dziatan prowadzonych od wielu lat na $wiecie,
wciaz jeszcze okolo 75% chorych z wrodzonymi
skazami krwotocznymi nie otrzymuje prawidlowe-
g0 leczenia badZ nie otrzymuje leczenia w ogole.
Odsetek ten jest nawet wyzszy w grupie chorych
z chorobg von Willebranda i rzadko wystepujacymi
niedoborami czynnikow krzepniecia.

Organizacja leczenia chorych

 World Federation of Haemophilia wspolnie ze
Swiatowga Organizacjg Zdrowia (WHO, World Health
Organization) zalecaja organizowanie wyspecjalizo-
wanych oSrodkow leczenia hemofilii 1 pokrewnych
skaz krwotocznych (HTC, Haemophilia Treatment
Centre), w ktorych wyszkolone zespoly hemato-
logow, pielegniarek, ortopedow, fizjoterapeutow,
psychologow, stomatologdéw 1 pracownikow socjal-
nych moglyby sprawowac opieke nad taka grupa
chorych [4].

Pierwszy wyspecjalizowany o$rodek leczenia
hemofilii zorganizowata dr Rosemary Biggs wraz
z kolegami w Oksfordzie, w Anglii. Dzieki zdo-
bytemu do$wiadczeniu lekarze z Oksfordu opra-
cowali spos6b postepowania w leczeniu ciezkich
krwawien 1 metody wspolpracy przy przeprowa-
dzaniu zabiegéw chirurgicznych u pacjentow ze
skazami krwotocznymi. Stwierdzili oni rowniez,
ze leczenie tej grupy pacjentow w wyspecjalizo-
wanym oS$rodku jest bardziej skuteczne i wyma-
ga mniejszych nakladéw. O$rodek taki nazwali
,Comperhensive Care Centre”, warunkiem jego
prawidlowego funkcjonowania byla wspoélpraca
hematologow, chirurgow, fizjoterapeutow oraz
personelu laboratorium [5].

Na poczatku lat 90. ubiegiego stulecia WFH
(wspolnie z WHO) opublikowala memorandum,
w ktorym rekomendowano miedzy innymi zor-
ganizowanie sieci o§rodkéw leczenia chorych na
hemofilie, w ktérych pacjenci znalezliby kom-
pleksowa opieke medyczng. Z kolei w 2011 roku
WFH opublikowata w czasopiSmie Haemophilia
WFH Fact Sheet 7 pt. Structure and Functions
of Comprehensive Hemophilia Treatment Centers,
w ktorej, niemal 60 lat od pierwszej publikacji dr
Biggs, przedstawione zostaly zasady organizacji
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1 nowoczesnej opieki nad chorymi ze skazami
krwotocznymi.

Program Global Alliance
for Progress (GAP)

W 2003 roku WFH oglosita rozpoczecie nowego,
,flagowego” programu GAP — 2003-2012, ktorego
celem mialo by¢ wprowadzenie lub usprawnienie
w ciggu 10 lat narodowego programu leczenia chorych
z hemofilig 1 pokrewnymi skazami krwotocznymi
w 20 krajach $wiata oraz zdiagnozowanie i zarejestro-
wanie 50 000 nowych chorych z hemofilig [6]. Do lipca
2012 roku 13 z 20 krajéw podpisato umowy z WFH
o utworzeniu narodowych programow, natomiast
liczba zdiagnozowanych chorych z hemofilig wzrosta
z 105 971 w 2003 roku do 162 751 w 2010 roku [7].

Celnowego programu GAP na lata 2013-2022
obejmuje wykrycie 50 000 nowych chorych z r6z-
nymi rodzajami wrodzonych skaz krwotocznych
oraz zapewnienie wykrycia 50% nowych chorych
w krajach ubogich [8].

Roznice w zakresie opieki nad chorymi
na hemofilie w krajach rozwinietych
1 rozwijajacych sie

Prawie 80% chorych z ciezka postacia hemofilii
to mieszkancy krajow rozwijajacych sie, w ktorych
Srodki finansowe przeznaczone na opieke medyczng
sg bardzo ograniczone. W wiekszo$ci tych krajow
nie funkcjonuja zadne systemy ubezpieczen zdro-
wotnych, a jezeli istniejg, to nie pokrywaja kosztow
diagnostyki 1 leczenia takich chorob jak hemofilia.
W Indiach na przykiad, gdzie liczba mieszkancow
przekracza 1 000 000 000, powinno by¢ zarejestro-
wanych 100 000 chorych z ciezka postacia hemofilii,
gdy tymczasem w rejestrze Haemophilia Federation
of India jest ich tylko 10 000. Liczby te obrazuja skale
niedorejestrowania chorych na hemofilie w tym kraju.

W krajach rozwijajacych sie dostep do kosz-
townego leczenia ma zaledwie niewielka grupa bar-
dzo bogatych mieszkancéw skupionych w duzych
aglomeracjach miejskich, w ktorych koncentraty
czynnikow krzepniecia sg dostepne w oSrodkach
specjalistycznych lub w szpitalach otrzymujacych
leki w darze. Diagnozowanie hemofilii 1 pokrew-
nych skaz krwotocznych wymaga przede wszyst-
kim wdrozenia programow szkoleniowych ulatwia-
jacych identyfikacje tych zespolow chorobowych.
Temu wiasnie sluzy wspomniany GAP.

W krajach rozwijajacych sie liczba jednostek
czynnika VIII przypadajacych na mieszkanca waha
sie od 0,1 do 3,0 jm., trudno zatem mowic o prowa-
dzeniu leczenia profilaktycznego u dzieci. Brakuje
koncentratow czynnikow krzepniecia do leczenia na
zadanie, a w przypadku wystapienia krwawienia, nie
ma mowy o systematycznej rehabilitacji/fizjoterapii.
Problem fizjoterapii w ostrej fazie choroby dotyczy
zreszta takze krajow rozwinietych, w tym krajow
Europy Zachodniej, co wynika z ostatniego raportu
WEFH za rok 2012. W ramach projektow WFH Glo-
bal Physiotherapy Initiative, prowadzonych ostatnio
w Rosji, krajach arabskich, batkanskich i nadbai-
tyckich, podjeto probe opracowania metody, ktéra
umozliwitaby wprowadzenie podstawowe; fizjoterapii
do o$rodkow leczenia hemofilii na catym Swiecie [9].

W ciagu ostatnich ponad 50 lat obserwowano
znaczacy postep w dziedzinie diagnostyki i leczenia
chorych na hemofilie 1 wrodzone skazy krwotocz-
ne. Chociaz dostep do nowoczesnego leczenia ma
nadal tylko okolo 20% chorych tej grupy, to nasze
rozumienie mechanizmow Kkrzepniecia, metod
leczenia skaz krwotocznych 1 zapobiegania nim
jest nieporownywalnie wieksze niz na poczatku
lat szeSCdziesigtych ubieglego stulecia. Wiadomo
obecnie, ze prawidlowo leczony chory na hemofilie
lub pokrewne skazy krwotoczne zyje w taki sam
sposob jak czltowiek zdrowy. Jest to jedno z wielu
osiagnie¢ wspolczesnej medycyny.
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