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OBJETIVO

Descripcion de un caso de Hemoglobinuria Paroxistica Noctugil-¥( A7 [Tt TN LA WS dteetellddel tratamiento con Eculizumab.
MATERTIAL Y METODO
Revisidn de la historia clinica del paciente y registro delfs/ste ALY |a enfermedad (Hemoglobina, LDH y

nimero de actos transfusionales requeridos).
Andlisis de los marcadores antes y después del trata

La HPN es una enfermedad rara, con una prevalencia de 7,8-15,9 casos/millén/afio.
En Espafia se estima 300 afectados actualmente.

Es un trastorno clonal adquirido de la célula madre hematopoyética, portadora de una mutacién en el gen PIG-A (cromosoma X) que codifica una proteina
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involucrada en la sintesis del glicosilfosfatidilinositol (6PI), anclaje de proteinas a la membrana celular (CD55, CD59). Estas protegen a la célula de la accién
litica del complemento y su ausencia explicaria algunos sintomas de la enfermedad: hemdlisis intravascular, trombosis venosa y déficit hematopoyético
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{ Presenta evolucién progresiva y crénica siendo la trombosis la principal causa de mortalidad (el 50% muere en un plazo de 10-15 afios).

¥

Eculizumab es el dnico fdrmaco autorizado para la indicacién de HPN. La evidencia de su beneficio clinico se limita a pacientes con antecedentes
transfusionales. Es un anticuerpo monoclonal que se une especificamente a la proteina C5 del complemento e inhibe la lisis mediada por el complemento terminal.
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RESULTADOS -

Mujer de 52 afios, con anemia de 6 meses de evolucidn que se acompafia de ictericia y coluria. Antecedentes de TVP tratada con H

-Aumento trombopenia - Elevacion enzimas hepdticos Dadas las caracteristicas de la paciente y los escasos recursos
- Trombosis venosa profunda - Diagnéstico Sindrome BUDD CHIARI terapéuticos, inicié terapia con ECULIZUMAB en enero de 2008.
- Diagnéstico HPN

Pauta: fase inicial 5 semanas: 4 con 600 mg/semanales y 1 con 900

-Tto: anticoagulantes orales (warfarina) + ac. félico + hemoterapia mg/semanales. - 5
-En los dltimos 7 afios precisé hemoterapia (concentrado de hematies lavados) en |Fase de mantenimiento :900 mg/14 dias.
13 ocasiones. Requisito: Vacunacién previa frente a N. meningitidis

. Evolucién de Hb y LDH con Eculizumab,_
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A los seis meses de iniciar el tratamiento con
ECULIZUMAB se evidencia un aumento de los
niveles de la Hb y la normalizacion de la LDH y
enzimas hepdticas:
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Dosis

v'Nivel de Hb de 12,6 g/dl

v 60T 26 UL/l (N <31)
v'GPT 28 UI/I (N <31)

v/LDH 407 UT/I (N: 240-480) Evolucién de GOT y GPT
La calidad de vida (Escala Karnofsky) es
valorada con una puntuacién media de 90-

100 tras el tratamiento (previa 60-80).
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b se mostré seguro y eficaz en el tratamiento de la HPN,

1) Modificar dréstica y rdpidamente los marcadores bioquimicos de la enfermedad (LDH y niveles de Hb) por la reduccion de la hemélisis
intravascular.

2) Mejorar significativamente la calidad de vida de la paciente al reducir las necesidades transfusionales y mejorar la sintomatologia
derivada de la anemia.

Es necesario el seguimiento de la paciente para observar los resultados de la terapia a largo plazo, la incidencia de episodios trombéticos
y su repercusion en el pronéstico de la enfermedad. Debido al alto coste del tratamiento se deberdn seleccionar los pacientes que puedan
beneficiarse de esta terapia.
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