DZIEDZICZNY OBRZEK NACZYNIORUCHOWY TYPU | (HAE-1)

Stanowi okoto 80 do 85% przypadkdédw HAE. Stezenie inhibitora C1 jest znacznie ponizej normy, ze wzgledu na uszko-
dzenie genu na chromosomie 11. Obrzgk naczynioruchowy wystepuje zwykle u cztonkdw rodziny, lecz wiele przypad-
kéw zwigzanych jest ze spontaniczng mutacjq genu.

Nie reaguje na leki przeciwhistaminowe i kortykosteroidy.

Obrzgk moze obejmowacé konczyny, brzuch, gardto i inne narzqdy. Obrzek drég oddechowych moze zagrazaé zy-
ciu. Obrzgk w obrebie brzucha zwykle zwigzany jest z bélem, wymiotami i biegunkq. Objawy zwykle wystepujg we
wczesnym okresie zycia, najczesciej przed osiggnigciem wieku 13 lat, i po pokwitaniu mogq ulega¢ nasileniu. Epizody
choroby mogq mie¢ charakter spontaniczny lub mogq by€ wywotywane urazem fizycznym lub napigciem emocjo-
nalnym.

Niskie stezenie inhibitora C1. Stezenie C4 jest niemal zawsze niskie. Stezenia C1, C3 i Clq w normie. Nieprawidtowosci
dopetniacza sq takie same, niezaleznie od tego, czy choroba jest dziedziczna, czy samoistna.

Sterydy anaboliczne (okreslane takze mianem androgendw), takie jak danazol, oksandrolon i stanozolol sq, histo-
rycznie, najczesciej przepisywanymi lekami zapobiegajgcymi HAE. Cho€ wykazano uzytecznos¢ steryddw anabo-
licznych, wiele kobiet nie toleruje ich i wykazano ich bezposredni zwigzek z dziataniem toksycznym na wqtrobe. Mogq
takze powodowa¢ wzrost stezenia cholesterolu. Dodatkowo, lekéw tych nie nalezy stosowaé w leczeniu dzieci, ktére
- co tragiczne - bywajg powaznie dotknigte chorobq i cierpiqg na czeste napady choroby. Badania wskazujq, ze pa-
cjenci leczeni sterydami anabolicznymi mogqg doswiadczaé przetomowych napadéw dotyczgcych gardta lub jamy
brzusznej, wymagajgcych hospitalizacji. Obecnie do leczenia HAE FDA zatwierdzita pie€¢ nowych lekéw, w tym dwa
z inhibitorem CJ, jeden z inhibitorem kalikreiny, oraz jeden z antagonistq receptora bradykininy. Pacjenciiich lekarze
majq obecnie do dyspozycji opcje zastosowania planu leczenia HAE bez zastosowania steroidéw, dostosowanych
do indywidualnych wymagan pacjenta.

Berinert® Nazwa handlowa ludzkiego Cl-Inhibitora esterazy podawanego we wstrzyknieciu dozylnym, zatwierdzonego do stosowania w leczeniu na
zqdanie poprzez samodzielne podawanie. Produkt leczniczy zarejestrowany przez FDA (US Food and Drug Administration) ze wskazaniami do lecze-
nia ostrych napadéw HAE we wszystkich grupach wiekowych. Rejestracja EMA (European Medicines Agency) obejmuje wskazania do stosowania
w ostrych napadach HAE w pediatrii, jak i u pacjentéw dorostych.

Cinryze™ Nazwa handlowa ludzkiego Cl-Inhibitora esterazy podawanego we wstrzyknigciu dozylnym, zatwierdzonego do samodzielnego stosowa-
nia w warunkach domowych. Produkt leczniczy zarejestrowany przez FDA ze wskazaniami do stosowania w leczeniu zapobiegawczym napadom HAE
u pacjentéw dorostych, mtodziezy i dzieci w wieku 6 lat i starszych. Rejestracja EMA obejmuje wskazania do stosowania w leczeniu ostrych napadéw
HAE wystepujqgcych u dorostych, mtodziezy i dzieci powyzej 2 lat, jak rowniez obejmuje wskazania do leczenia w rutynowym zapobieganiu napadom
HAE u oséb dorostych, mtodziezy i dzieci powyzej 6 roku zycia.

Firazyr® Nazwa handlowa antagonisty receptoréw bradykininy podawanego we wstrzyknigciu podskérnym, zatwierdzonego do samodzielnego po-
dania. Produkt leczniczy zarejestrowany przez FDA ze wskazaniami w leczeniu ostrych napadédw HAE u pacjentéw dorostych w wieku 18 lat i starszych.
Rejestracja EMA obejmuje wskazania do stosowania w leczeniu ostrych napadéw HAE u os6b dorostych, mtodziezy i dzieci w wieku 2 lat i starszych.
Haegarda® Nazwa handlowa ludzkiego Cl-Inhibitora esterazy podawanego we wstrzyknigciu podskérnym, zatwierdzonego do samodzielnego po-
dania. Produkt leczniczy zarejestrowany przez FDA ze wskazaniami w leczeniu zapobiegawczym napadom HAE u dorostych i mtodziezy. Produkt nie
posiada centralnej rejestracji EMA i podlega indywidualnej rejestracji w krajach czitonkowskich Unii Europejskiej pod nazwq handlowq Berinert® 2000,
Berinert® 3000.

Kalbitor® Nazwa handlowa inhibitora kalikreiny podawanego we wstrzyknieciu podskérnym pod kontrolg pracownika stuzby zdrowia. Produkt leczni-
czy zarejestrowany przez FDA ze wskazaniami w leczeniu ostrych napaddéw HAE u pacjentéw w wieku 12 lat i starszych. Produkt nie posiada centralnej
rejestracji EMA i nie jest zarejestrowany poza granicami USA.

Ruconest® Nazwa handlowa rekombinowanego analogu ludzkiego Cl-Inhibitora esterazy podawanego we wstrzyknigciu dozylnym, zatwierdzonego
do samodzielnego podania (uwaga: na terenie RP produkt powinien byé podawany przez pracownika stuzby zdrowia). Produkt leczniczy zarejestro-
wany przez FDA ze wskazaniami w leczeniu ostrych napadéw HAE u pacjentéw dorostych i mtodziezy. Rejestracja EMA obejmuje wskazania do stoso-
wania w ostrych napadach HAE u oséb dorostych, mtodziezy i dzieci od 2 roku zycia.

Takhzyro™ Nazwa handlowa osoczowego inhibitora kalikreiny podawanego we wstrzyknieciu podskérnym, zatwierdzonego do samodzielnego po-
dania. Produkt leczniczy zarejestrowany przez FDA i EMA ze wskazaniami w leczeniu zapobiegawczym napadom HAE u pacjentéw powyzej 12 roku
zycia.

* Pacjenci, u ktérych wystepujq nawet najlzejsze objawy obrzeku gardia muszg zosta¢ poddani niezwtocznemu leczeniu, aby nie dopuscic do niedroznosci

drég oddechowych. Pismiennictwo medyczne i doswiadczenie lekarskie wskazujq, ze kortykosteroidy, leki przeciwhistaminowe i epinefryna nie sg skuteczne

w leczeniu obrzeku naczynioruchowego spowodowanego niedoborem inhibitora Cl. Jednakze, w niedawno opublikowanym badaniu odnotowano po-

mysiny wynik zastosowania wziewnej epinefryny w celu zapobiezenia catkowitej niedroznosci drég oddechowych. UWAGI: Obecno$¢ pokrzywki zwigzanej e

z obrzekiem naczynioruchowym zwykle wskazuje na rozpoznani inne, niz HAE lub AAE. PIEKNIE
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