LEK NA CUKRZYCE

| NIEWYDOLNOSC SERCA

POMOZE W TERAPII CHORYCH
/ NIEDOBOREM ODPORNOSCI?

agrazajacy zyciu niedobor od-
pornosci, zwany neutropenia,
jest — obok spadku stezenia glu-
kozy we krwi — najgrozniejszym
problemem, z ktérym zmagajq sie chorzy
na glikogenoze 1b (GSD 1b) — rzadka wro-
dzong chorobe metaboliczng rozpozna-
wang zwykle w pierwszych miesigcach
zycia. Naukowcy z Instytutu ,,Pomnik
— Centrum Zdrowia Dziecka (IPCZD)
oraz Warszawskiego Uniwersytetu Me-
dycznego, rozpoczynajq badanie kliniczne
majace na celu poprawe sposobu leczenia
niedoboru odpornosci.

Grozny niedobér odpornosci
Neutropenia to obnizenie liczby neu-
trofili we krwi. Neutrofile odpowiadaja za
zapewnienie odpowiedniego poziomu od-
pornosci. Niedobér odpornosci moze sta-
nowi¢ powazne zagrozenie zycia chorego.
,U pacjentow z GSD 1b dochodzi
do czestych infekcji, gléwnie oddecho-
wych oraz skérnych. Nierzadko, ze wzgle-
du na zagrozenie zycia, taka infekcja
wymaga hospitalizacji” — méwi dr Piotr
Sobieraj z Katedry i Kliniki Choréb We-
wnetrznych, Nadci$nienia Tetniczego
i Angiologii Uniwersyteckiego Centrum
Klinicznego WUM, jeden z badaczy
w projekcie, ktérym kieruje dr Dariusz
Rokicki z Kliniki Pediatrii, Zywienia
i Choréb Metabolicznych Instytutu ,,Po-
mnik — Centrum Zdrowia Dziecka” roz-
poczyna unikalny projekt badawczy ma-
jacy na celu zminimalizowanie ryzyka

Prof. Zbigniew Gaciong (w srodku) wraz z dr Joannq Bidiuk i dr. Piotrem Sobierajem

zwigzanego z niedoborem odpornosci
w przebiegu glikogenozy 1b.

Trudnosci z leczeniem

Stosujac specjalna diete oparta na skro-
bi kukurydzianej, mozna zabezpieczy¢
chorego na glikogenoze 1b przed obnize-
niem stezenia glukozy we krwi.

,Do tej pory specjalisci nie mieli wielu
mozliwosci leczenia neutropenii u pacjen-
téw z GSD 1b. Stosowane leczenie bylo
ucigzliwe i niebezpieczne dla pacjenta,
ze wzgledu na ryzyko nowotworzenia. Te-
rapia wymagata wykonywania codzien-
nie zastrzykéw podskornych. Codzienne
i wykonywane latami naktucia sa nieprzy-
jemne” — méwi dr Piotr Sobieraj.

Przeprowadzone w ubiegtym roku ba-
dania otworzyly nowe perspektywy dla
pacjentow z GSD 1b. Wykazano, ze ob-
nizenie liczby neutrofili, a tym samym
pogorszenie odpornosci, wynika z nagro-
madzenia we krwi toksycznego zwiazku
o nazwie 1,5-anhydroglucytiol. Nadmiar
1,5-anhydroglucitiolu u chorych z glikoge-
noza 1b wywoluje grozny w skutkach nie-
dobér odpornosci. Naukowcy rozpoczeli
zatem poszukiwania takiego rozwiazania,
ktérego konsekwencja bytaby eliminacja
tego toksycznego zwigzku z organizmu.

Szansa na nowa terapie
»Wiosng zesztego roku w badaniu na
gryzoniach udowodniono, ze po podaniu
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~Projekt, ktorego
liderem jest Instytut
»Pomnik - Centrum
Zdrowia Dziecka” jest
najwiekszym tego typu
badaniem na swiecie.
Witaczonych zostanie
20 pacjentow, przy
czym jako jedyni
wiaczamy nie tylko
dzieci ale takze

pacjentow dorostych”
prof. Zbigniew Gaciong

empagliflozyny — leku zarejestrowanego
dla pacjentéw z cukrzycg i niewydolno-
$ciag serca — nastepuje wydalenie przez
nerki zwigzku 1,5-anhydroglucytiol.
Zmniejszenie jego stezenia pozwolito
na poprawe funkcji neutrofili” — mowi dr
Piotr Sobieraj. Co wiecej, leczenie powo-
duje ustgpienie innych powiktan choroby,
takich jak zapalenie jelit czy stawow.

,Pojawila sie zatem nadzieja, ze z nie-
doborem odpornosci poradzimy sobie
za sprawa leku pierwotnie przeznaczonego
do leczenia cukrzycy i niewydolnosci ser-
ca — empagliflozyng. Wymaga to jednak
przeprowadzenia badan klinicznych oce-
niajacych bezpieczenstwo i skutecznos¢
takiego leczenia. I takie wilasnie badanie
w dwoch o$rodkach w Polsce sie odbedzie.
W przypadku pozytywnych obserwacji
znaczaco poprawi sie jakos$¢ zycia pacjen-
tow, jako ze to wiasnie obnizenie odpor-
nosci jest odpowiedzialne za znaczaca
liczbe powik!an i probleméw w przebiegu
GSD 1b” — dodaje dr Dariusz Rokicki.

Jezeli stosowanie tego leku u chorych
na glikogenoze 1b przyniesie zamierzony
przez naukowcéw skutek, to poprawi sie
funkcja uktadu odpornosciowego, a cho-
rzy nie beda musieli stosowaé wczesniej-
szego, ucigzliwego leczenia.

Najwieksze tego typu
badanie kliniczne

Sposréd trzech zaplanowanych badan
z empagliflozyng u pacjentéw z GSD 1b,

badanie warszawskich naukowcéw zosta-
o zarejestrowane jako drugie na Swiecie.
Jednoczesnie jest najwiekszym badaniem
na Swiecie. Pozostale beda prowadzone
we Francji i w Hong Kongu.

»Projekt, ktorego liderem jest Instytut
»Pomnik — Centrum Zdrowia Dziecka” jest
najwiekszym tego typu badaniem na swie-
cie. Wiaczonych zostanie 20 pacjentow,
przy czym jako jedyni wlaczamy nie tyl-
ko dzieci ale takze pacjentow dorostych.”
— mowi prof. Zbigniew Gaciong z Katedry
i Kliniki Choréb Wewnetrznych, Nadci-
$nienia Tetniczego i Angiologii Uniwer-
syteckiego Centrum Klinicznego WUM.
~W wieku dorostym pacjenci rozwijaja
zmiany w roznych narzadach, co wymaga
zaangazowania do$wiadczonych klinicy-
stow o réznych specjalno$ciach medycz-
nych. Tylko nieliczne osrodki w Polsce
podejmujg sie opieki nad dorostymi pacjen-
tami z GSD 1b. W naszej Klinice zajmuje
sie nimi kierowany przeze mnie zespél,
w skiadzie: dr Piotr Sobieraj oraz dr Joanna
Bidiuk” — dodaje prof. Zbigniew Gaciong.

Rzadkie wystepowanie tej choroby
sprawia, ze w literaturze Swiatowej znalez¢
mozna jedynie dwa przypadki doniesien
naukowych na temat leczenia glikogenozy
empagliflozyna u dorostych pacjentéw. Za-
tem badanie kliniczne rozpoczete w War-
szawskim  Uniwersytecie Medycznym
i Instytucie ,,Pomnik — Centrum Zdrowia
Dziecka” moze znaczaco wzbogaci¢ wie-
dze na temat walki z ta choroba. ,,Mamy
ponad roczne doswiadczenie w leczeniu
empagliflozyna naszych pacjentéw. Juz
teraz moge powiedzie¢, ze obserwujemy
zdecydowane korzysci, takie jak: zmniej-
szone nasilenie objawow, mozliwos¢ od-
stawienia lekow i ogdlna poprawa jakosci
zycia” — méwi dr Piotr Sobieraj.

Projekt ,,Ocena skutecznosci i bezpie-
czenistwa empagliflozyny w leczeniu neu-
tropenii u pacjentéw z glikogenoza 1b”
(akronim: EMPAtia) otrzymat dofinanso-
wanie Agencji Badan Medycznych. Kie-
rownikiem projektu ze strony WUM jest
dr Piotr Sobieraj, za$ liderem i gtéwnym
badaczem — dr Dariusz Rokicki (IPCZD).

Glikogenozy - dziedziczne
choroby dzieci

Glikogenozy sa grupa rzadkich cho-
rob metabolicznych, na ktéra zapadaja
gtownie dzieci. Diagnozowane sg zazwy-

32 MEDYCYNA ¢ DYDAKTYKA ¢ WYCHOWANIE 2-4/2022

czaj w ciagu kilku pierwszych miesiecy
po urodzeniu. W zaleznosci od rodzaju
mutacji rozr6zniamy kilkanascie podty-
pow glikogenozy — a jednym z nich jest
glikogenoza 1b (GSD 1b).

~Mamy ponad roczne
doswiadczenie
w leczeniu
empagliflozyng
naszych pacjentow.
Juz teraz moge
powiedzied,
ze obserwujemy
zdecydowane korzysci,
takie jak: zmniejszone
nasilenie objawoéw,
mozliwos¢ odstawienia
lekéw i ogdlna
poprawa jakosci zycia”
dr Piotr Sobieraj

wPrzyczyna glikogenoz sa wrodzo-
ne deficyty enzymatyczne. Rodzimy sie
z takim defektem. Na szczeScie rzadko,
bo okoto raz na sto tysiecy urodzen. Po-
niewaz ten enzym odpowiada za kluczo-
we dla glukozy etapy przemian, objawy
pojawiaja sie juz w dziecinstwie. Kiedy$
byta to choroba wytacznie ,,pediatryczna”,
bo pacjenci umierali w pierwszych latach
zycia. Obecnie radzimy sobie z nig znacz-
nie lepiej, a pacjenci wchodza w doro-
stos¢, pracuja, zakladaja rodziny. Jednak
to nie oznacza, ze mozna te chorobe wyla-
czy¢ w potocznym rozumieniu tego stowa.
Leczenie trwa cate zycie, gtownie diete-
tyczne, wspomagajaco farmakologiczne”
— moéwi dr Dariusz Rokicki.

Obecnie pod opieka lekarzy z IPCZD
znajduje sie 13 pacjentéw chorujacych
na glikogenoze 1b, za$ Klinika Choréb
Wewnetrznych, Nadci$nienia Tetnicze-
go i Angiologii UCK WUM opiekuje sie
2 pacjentami. W Polsce leczonych jest
ok. 30 os6b chorych na glikogenoze 1b. l

Cezary Ksel, Marta Ewa Wojtach





