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Nocna napadowa hemoglobinuria (PNH, pa-
roxysmal nocturnal hemoglobinuria) jest ciężką, 
zagrażającą życiu chorobą, wynikającą z somatycz-
nej mutacji w genie PIG-A (phosphatidylinositol 
glycan A) w krwiotwórczej komórce macierzystej, 
co prowadzi do zaburzeń syntezy glikozylofosfa-
tydyloinozytolu (GPI) [1–4]. Wynikiem niedoboru 
GPI jest częściowy niedobór lub całkowity brak 
białek wiążących się za pomocą GPI (GPI-AP, 
GPI associated proteins) z błoną różnych komórek. 
Wśród niedoborowych białek znajdują się białka 
hamujące funkcje układu dopełniacza. Na ery-
trocytach chorego na PNH brakuje CD55 (DAF, 
decay-accelerating factor) i CD59 (MIRL, membrane 
inhibitor of reactive lysis), co prowadzi do prze-
wlekłej, niekontrolowanej aktywacji dopełniacza, 
której wynikiem jest hemoliza [4]. 

Wewnątrznaczyniowa hemoliza prowadzi 
do uwolnienia wolnej hemoglobiny, wtórnego 
niedoboru tlenku azotu z następową wazokon-
strykcją, aktywacją leukocytów, płytek krwi 
oraz endotelium. Opisane zjawiska są głównymi 
mechanizmami rozwoju powikłań zakrzepowo-
zatorowych u chorych na PNH [5]. Nocna napa-
dowa hemoglobinuria jest uważana za najcięższą 
nabytą trombofilię [6].

Nocna napadowa hemoglobinuria rozwija się 
najczęściej około 30. roku życia [3]. W obrazie kli-
nicznym dominuje hemoliza z ujemnym odczynem 
Coombsa i wysokimi wartościami dehydrogenazy 
mleczanowej (LDH, lactate dehydrogenase), niewy-
dolność szpiku, która najczęściej manifestuje się 
jako jedno-, dwu- lub trzyliniowa cytopenia oraz żyl-
na i tętnicza choroba zakrzepowo-zatorowa. Cha-
rakterystycznymi cechami zakrzepicy w przebiegu 
PNH jest nietypowe umiejscowienie, obejmujące 
zwłaszcza żyły trzewne, oraz brak odpowiedzi na 
leczenie przeciwkrzepliwe [6, 7].

Największy postęp w leczeniu chorych na 
PNH odnotowano z chwilą wprowadzenia do lecz-
nictwa przeciwciała monoklonalnego blokującego 
składową C5 układu dopełniacza — ekulizumabu 
[8, 9]. Lek ten prowadzi do zatrzymania hemolizy 
wewnątrznaczyniowej u chorych na PNH, wydat-
nie zmniejsza częstość epizodów zakrzepowo-
-zatorowych i przyczynia się do poprawy jakości 
życia zależnej od zdrowia w tej grupie pacjentów. 
Obecnie w Unii Europejskiej zarejestrowano kolej-
ne przeciwciało monoklonalne blokujące składową 
C5 dopełniacza — rawulizumab [9–12]. Jest to 
„ulepszona” cząsteczka ekulizumabu, która dzięki 
modyfikacjom we fragmencie Fab i Fc wykazuje 
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dłuższy czas półtrwania w krwiobiegu, nie tracąc 
przy tym nic ze swojej skuteczności w hamowaniu 
C5. Rawulizumab może być podawany co 8 tygodni, 
a nie jak ekulizumab co 2 tygodnie [10, 11].
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