057_TH_0213.indd 119

VYBER Z TISKU A ZPRAVY O KNIHACH

Safety and efficacy of eltrombopag for treatment of chronic immune
thrombocytopenia: results of the long-term, open-label EXTEND study

Mansoor N. Saleh, James B. Bussel, Gregory Cheng, et al.

Georgia Cancer Specialists, Marietta, GA; Weill Medical College of Cornell University, New York, NY;
The Chinese University of Hong Kong, Shatin, Hong Kong; et al.

Prace predklada vysledky dlouhodobého podava-
ni latky eltrombopag pri 1é¢bé chronické imunit-
ni trombocytopenie (ITP) trvajici vic nez 6 mésici.
Jde o prfedbéznou analyzu v rdmci dlouhodobé studie
EXTEND tj. bézici globalni multicentrické oteviené
studie. Je zaméfena na bezpecnost a u¢innost eltrom-
bopagu, prvniho perordlniho nepeptidového agonistu
trombopoetinového receptoru (TPO-R), podavaného
u 299 pacientl s chronickou ITP az 3 roky. Podminky
pro zafazeni do studie, predchozi 1é¢ba, trvani 1é¢by
eltrombopagem, metody klinického a laboratorniho
sledovani v pribéhu 1é¢by, kumulativni a pribézné
hodnoty i rizika vedlejsich nezadoucich projevii jsou
v praci podrobné rozvedeny. Studie EXTEND byla za-

v

hajena v ¢ervnu r. 2006 a bézi v zemich, kde eltrom-
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bopag neni zatim komercné dostupny. V praci uvedena
data byla ziskdna na 299 pacientech az do inora 2010.
Median trvani 1lé¢by eltrombopagem byl 100 tydnt
(698,5 dni; rozmezi 2-1267). V zavéru predbézné ana-
Iyzy u 299 pacientli povazuji autofi eltrombopag jako
ucinny, bezpecny a dobfe tolerovany pii dlouhodobém
podavani az do 3 rok{i u pacientt s drive netispésné 1éce-
nou chronickou ITP. Data z této analyzy a budouci data
ze 2 dalSich studii u pediatrické ITP pomohou lékatim
pfi rozhodovani, u kterych pacientti a kdy v pribéhu
nemoci by bylo vhodné zavést 1é¢bu agonisty TPO-R
do 1é¢by v zajmu maximalniho klinického benefitu
a minimalizace rizik.

Prof. MUDr. Otto Hrodek, DrSc.

Extramedullary relapse of acute myeloid leukemia following allogeneic
hematopoietic stem cell transplantation: incidence, risk factors and outcomes

Andrew C. Harris, Carrie L. Kitko, Daniel R. Couriel, et al.

Blood and Marrow Transplant Program, University of Michigan, Ann Arbor, M| ; Department of Biostatistics,
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Extramedularni relaps po alogenni transplantaci he-
matopoetickych kmenovych bunék (HSCT) pro akutni
myeloidni leukemii pfispiva k potransplanta¢ni morta-
lité. Rizikové faktory pro vznik a vysledky 1é¢by nejsou
dosud dobte charakterizovany. Proto provedli autofi
podrobnou retrospektivni analyzu pacientti, kteii se
podrobili HSCT pro AML v uvedeném transplantacnim
centru University v Michiganu v dobé od ledna 2001 do
kvétna 2008. Cilem bylo identifikovat predisponujici
faktory pro extramedularni relaps a analyzovat celkové
postrelapsové vysledky 1é¢by. Do analyzy byla zahrnuta
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data 257 pacientdi, u nichz byla podrobné vyhodnocena
incidence a charakteristika extramedularniho relapsu
pred HSCT a extramedularni relapsy po HSCT. Pétileta
kumulativni incidence izolovaného extramedularniho
relapsu byla 9 %, zatimco izolovany relaps v kostni dfe-
ni byl ve 29 %. Podrobné rozebrany relapsy post HSCT,
jejich incidence, lokalizace, 1é¢ba a celkové 1écebné
vysledky. Klicovym ndlezem této studie je zlepSené
pochopeni zfetelné odlisné charakteristiky relapst
v extramedularnich mistech ve srovnani v kostni dfeni.
Extramedularni leukemie se sama manifestuje mno-

TRANSFUZE HEMATOL. DNES 19, 2013

19

7/29113 9:37:02 AM



VYBER Z TISKU A ZPRAVY O KNIHACH

120

057_TH_0213.indd 120

hem pozdéji po HSCT, neZ je tomu u relapsti v kostni
dreni. Prace definuje rizikové faktory pro vznik extra-
medularnich relapst po HSCT. Akutni GVHD neméla
protektivni vztah proti dferiovému relapsu nebo relapsu
v extramedularni lokalizaci. Podil celkového preziti po

extramedularnim relapsu byl 30 % v jednom roce a12 %
ve 2letech. Praci ukoncuje pohled na 1é¢ebnou strategii
a budouci efektivni strategie.

Prof. MUDr. Otto Hrodek, DrSc.

Characteristics and outcome of early-onset, severe forms

of Wiskott-Aldrich syndrome
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Tato retrospektivni studie vychazi z celonarodni
francouzské databaze 160 pacientd s Wiskottovym-
Aldrichovym syndromen (WAS), zahrnuych ve
Francouzském narodnim centru pro primarni imuno-
deficience (CEREDIH). Tato narodni sit 58 1é¢ebnych
zafizeni shromazduje zkuSenosti s péci pediatrickych
a dospélych pacientl s primarni imunodeficienci (PID).
Mutace WAS genu vedou k §irokému spektru choroby
od lehké formy (XLT, vrozena trombocytopenie vizana
na X chromozom) az po tézkou formu (angl. v praci:
»archetypal phenotype“). Klinicka zavaznost WAS je
vyjadrena stupném dle Ochsovy §kaly: 1-3 pro XLT
(pacienti s lehkou formou) a 4-5 (pacienti se zavaznou
formou). Tézka, zivot ohrozujici manifestace u malych
déti je zvlasté narocny lécebny problém. Autofi provedli
podrobnou analyzu celonarodniho souboru pacient
s cilem 1épe identifikovat poskupinu malych déti se sig-
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nifikantné pfesnéjsim zarazenim do tézkého fenotypu
WAS (Ochsovo skore 5). Revidovali klinicka, imunolo-
gicka a geneticka data, véetné sekvenové analyzy WAS
genu. Stanovili kumulativni pravdépodobnost zafazeni
do Ochsova skoére 5. Vysledkem studie je identifikace
odlisné podskupiny malych déti s asnym zacatkem (ve
véku pod 2 roky) a tézkymi zivot ohrozujicimi projevy
(Casto tézkou refrakterni trombocytopenii, autoimu-
nitni hemolytickou anémii a vaskulitidou). Kurativni
strategii u téchto pacientd je transplantace hematopo-
etickych kmenovych bunék (HSCT), provedena casné
v zZivoté, i kdyzZ chybi plné shodny darce. Komentar
k praci: Luigi D. Notarangelo: In WAS syndrome, pla-
telet count matters. Blood 28 February, Vol. 121, No. 9,
Pp. 1484-1485.
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