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ЕФЕКТИВНІСТЬ ТА ЕКОНОМІЧНІСТЬ: ПЕРСПЕКТИВА 

ЗАСТОСУВАННЯ БРІДЖ-ТЕРАПІЇ ЕКУЛІЗУМАБОМ  

У ПОЄДНАННІ З ТРАНСПЛАНТАЦІЄЮ ЧЕРВОНОГО 

КІСТКОВОГО МОЗКУ У ХВОРИХ НА ПАРОКСИЗМАЛЬНУ 

НІЧНУ ГЕМОГЛОБІНУРІЮ 

 

Пароксизмальна нічна гемоглобінурія (ПНГ) – рідкісне, розповсю-

дженістю у країнах Європи 1:70000, захворювання системи крово-

творення, що обумовлено спадковим дефектом білків-інгібіторів 

активації комплементу [1, c. 98]. Типовими клінічними проявами цієї 

патології є внутрішньосудинний гемоліз, тромботичні ускладнення, 

хронічна ниркова недостатність та легенева гіпертензія. Смертність серед 

пацієнтів впродовж 5 років з моменту встановлення діагнозу сягає 35%, 

та збільшується до 50% протягом 10 років [2, с. 62-73]. На сьогодні 

існують лише дві патогенетично обгрунтовані терапевтичні стратегії у 

лікуванні ПНГ, а саме – трансплантація червоного кісткового мозку 

(ЧКМ) та супресія системи комплементу за допомогою моноклональних 

антитіл (Екулізумаб) [1, с. 98].  

Першою з перелічених методик у клінічну практику прийшла 

трансплантація ЧКМ [5, c. 3699-3709]. Однак, за даними низки клінічних 

досліджень не було виявлено вірогідно вищу ефективність такої тактики 

порівняно із стандартною симптоматичною терапією. Ретроспективне 

дослідження Santarone S. et all, 2006 за участю 26 пацієнтів (16 чоловіків 

та 10 жінок; середній вік – 32 роки), яким було проведено алогенну HLA-

ідентичну трансплантацію ЧКМ показало досягнення повної клініко-

гематологічної ремісії лише у 15 з досліджених пацієнтів. Водночас у 

8% випадків відбулося повне відторгнення транспланту, (4% – первинна 
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та 4% – вторинна), гостра/хронічна реакція «трансплантант проти 

хазяїна» – 42%/50%, загальна смертність за весь період спостереження 

становила 42%, у тому числі за перші 6 місяців після проведення 

маніпуляції – 34% [4, c. 983-988]. 

Дослідження Peffault de Latour R. et all.,2008 охопило 454 пацієнти з 

діагнозом ПНГ. З них 52 особам було проведено трансплантацію ЧКМ. 

Середня тривалість клінічного спостереження за цими хворими склала 

6,8 ±0,5 років. Згідно отриманим результатам смертність у групі осіб 

після проведення трансплантації ЧКМ у цей термін склала близько 42% 

(n=22), проти 24% (n=96) серед пацієнтів, які знаходилися виключно на 

симптоматичному лікуванні [6, c. 3099 – 3106]. 

Отже, отриманий негативний досвід з застосування трансплантації 

ЧКМ у лікуванні ПНГ лімітував використання цієї методики у клінічній 

практиці та зумовив необхідність пошуку нових стратегії та засобів 

терапії цієї патології. 

Схвалення Європейським комітетом з лікарських засобів препарату 

гуманізованих моноклональних антитіл до термінального комплексу 

комплементу (С5) Екулізумабу стало потужним рушієм у вдосконаленні 

лікування хворих на ПНГ. Так, за даними Zuber J., Brodsky R., Jodele S. et 

all, 2015 застосування Екулізумабу асоційоване зі зменшенням частоти 

тромботичних подій на 94%, збільшенням кількості хворих, в яких 

лікування призвело до підвищення функції нирок до 95%, зниженням 

летальності від ускладнень, пов’язаних з ПНГ на 97,5% впродовж 1 року 

з моменту призначення терапії. Важливим ефектом виявилось зниження 

інвалідізації впродовж року на 86% та зменшення кількості госпіталізацій 

за невідкладними показаннями на 86%. За даними дослідження, 

проведеного American Food and Drug Administration Agency, застосування 

Екулізумабу у пацієнтів з ПНГ призводило до зниження рівня 

внутрішньосудинного гемолізу та потреби у переливанні еритроцитарної 

маси, зниженню частоти тромботичних подій порівняно зі станом до 

лікування. [7, c. 479 – 494]. 

Основною проблемою, лімітуючою застосування Екулізумабу у 

клінічній практиці, є вартість препарату, особливо з огляду на 

необхідність довічної безперервної терапії. Так, за даними National 

Institute for Health and Care Excellence, UK цей препарат був четвертим у 

списку найдорожчих препаратів на душу населення станом на 2015 рік. 
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Вартість 1 року лікування складала 430 000 євро для країн Європи та 

500 000 доларів США для Канади та США. [8, c. 56-61]. 

За данними дослідження DeZern A. E. прогресивною методикою, що 

дозволяє скоротити тривалість терапії Екулізумабом, зменшити пов’язані 

з нею фінансові витрати, а також прискорити настання ремісії є 

комбінація брідж-терапії Екулізумабом з трансплантацією ЧКМ. 

Передтрансплантаційну брідж-терапію Екулізумабом було проведено за 

схемою: індукція (600 мг кожні 7±2 дні, кількість доз – 4) та підтримка 

(900 мг кожні 14±2 дні, кількість доз – 1-3). Після проведення 

трансплантації ЧКМ терапія Екулізумабом не продовжувалася. Середня 

тривалість клінічного спостереження за пацієнтами становила 37 місяців. 

Згідно оцінювання результатів проведеного лікування 100% пацієнтів 

досягли повної елімінації ПНГ клону еритроцитів у ЧКМ незалежно від 

його чисельності. Впродовж періоду спостереження у жодного з 

пацієнтів не розвинулось трансплант-асоційованих ускладнень, а 

виживаємість становила 100% [3, c. 26-30]. 

Таким чином, застосування методики бридж-терапії Екулізумабом у 

комбінації з трансплантацією ЧКМ може стати компромісним рішенням, 

здатним поєднати у собі клінічну ефективність та економічність. Однак, 

необхідно акцентувати на необхідності додаткових досліджень цієї 

тактики лікування, сфокусованих на її відстрочених ефектах та 

ускладненнях, схильності таких хворих до рецидивів, швидкості 

виснаження транспланту та виживаємості пацієнтів впродовж 5-10 років з 

моменту досягнення ремісії. 
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