OBJETIVOS:

Eculizumab es un anticuerpo monoclonal humanizado recombinante que, por su mecanismo de accién, restablece
la regulacion del complemento e inhibe la hemdlisis intravascular.

Tras el diagnéstico de un caso de Hemoglobinuria paroxistica nocturna (HPN) en nuestro hospital, se aprob6 en
Comision de Farmacia y Terapéutica un protocolo de uso y seguimiento de la eficaciay seguridad de Eculizumab.

MATERIAL Y METODOS:

Se consider6 paciente candidato al tratamiento si cumplia:

a) Vacunacion previa a meningococo

b) Haber recibido al menos 4 transfusiones en el Gltimo afio con requerimiento de > 13 CHF
c) >10% de hematies tipo Ill confirmado por citometria de flujo

d) >100.000 plaguetas/mm?3

e) Lactato deshidrogenasa (LDH) >3 veces el limite superior de la normalidad.

En la evaluacién de la eficacia y sequridad, los parametros objetivo fueron:

1) Minimizacién de los eventos clinicos (trombosis, infeccion, hemalisis);

2) Estabilizacion de los valores de Hemoglobina (Hb);

3) Reduccidn significativa y estabilizacién del grado de hemoélisis medida a través de la concentracién sérica de LDH,
4) Reduccién de reticulocitos;

5) Aumento de haptoglobina;

6) Registro de reacciones adversas (infusionales y otras).

RESULTADOS

Paciente de 56 afios diagnosticada de HPN en 1987 que ha cursado con anemia hemolitica crénica
intravascular (Hb 7-9) requiriendo soporte transfusional por crisis hemoliticas de aproximadamente 2 CHF
cada 2 meses en los ultimos 2 afios.

14/07/10: Inicio tratamiento con Eculizumab. Datos de laboratorio previos al inicio del tratamiento
LDH: 3530 UI/L (240-480 UI/L); Hb: 7,4 g/dL (12-16 g/dL); Haptoglobina: 28 mg/dL (30-200 mg/dL);
Reticulocitos: 6.5 % (0,5-1,5 %), Plaguetas: 93000 uL (120000-400000 uL). Esquema segun Ficha técnica.

6/04/2011, (22 dosis de Eculizumab), la paciente ha requerido 1 trasfusion con 2 CHF (28/12/2010). Se han
estabilizado los valores de Hb en torno a 8 g/dL y reducido significativamente los valores de LDH (417 UI/L).
Persisten los reticulocitos elevados (5,1%), haptoglobina baja (7,56 mg/dL) y plaguetas bajas (70000 uL).

La paciente ha referido notoria mejora en su calidad de vida, con menos cansancio y astenia, sin episodios
tromboticos ni otros efectos adversos. El COSTE asociado ha sido de 275.458,56 €.

CONCLUSIONES

Es necesario establecer criterios que prioricen de manera eficiente y equitativa el
uso de Eculizumab y de innovaciones terapéuticas de alto coste a través de
decisiones compartidas por los actores implicados.

CONFLICTO DE INTERESES: No.






