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Material a metodika

Na zabezpecCenie komplexnej starostlivosti o pacientov s HAE su na Slovensku zriadené viaceré
Centra pre hereditarny angioedém. Centrum pre hereditdrny angioedém v Martine (Univerzitna
nemocnica Martin a Jesseniova lekarska fakulta UK, Klinika deti a dorastu), ako hlavné centrum,
zbiera a vedie aj narodny register pacientov s HAE centralne pre celé Slovensko, ktory odborne
koordinuje prof. MUDr. Milo§ Jesenidk PhD., MBA (Centrum pre hereditarny angioedém v Martine,
Univerzitnd nemocnica Martin a Jesseniova lekarska fakulta UK). Centrum pre hereditarny
angioedém dostalo Statut expertizneho pracoviska MZ SR pre zriedkavé choroby, ¢o ho stavia do
pozicie Narodného centra pre tito chorobu.

Dalsie dve spolupracujiice centra sidlia v Univerzitnej nemocnici Bratislava (ambulantna ¢ast -
sucast Centra pre hereditdrny angioedém UN Martin) a na Onkologickom udstave sv. Alzbety v
Bratislave (zabezpecenie diagnostiky HAE na Slovensku - od laboratérnej aZ po genetickd).

V registri pacientov s hereditirnym angioedémom (HAE), ktory je pod spravou centier, su v
databazovej forme sumarizované individualne nestruktirované a unikatne idaje o pacientoch s
HAE v riadkovom zapise. PoCet registrovanych pacientov sa vztahuje kdatumu 31.12.2021,
pricom v priebehu realizacie projektu boli jednotlivé zdznamy doplnené a dodatocne
konzultované. Datum finalnej uzavierky databazy bol 15.10.2022.

Na zaklade plne anonymizovanych zaznamov z registra pacientov s na Slovensku sa aktualizovala
deskriptivna prierezova databazova stadia (1; 2), ktorej cielom bolo identifikovat Zijucich
pacientov, zistit velkost populdcie obyvatelov SR s HAE a dalej analyzovat dostupné
epidemiologické parametre, ako napr. frekvenciu ochorenia vzh'adom na pohlavie, vek, jednotlivé
typy ochorenia, laboratérne parametre, frekvenciu a zavaznost zachvatov a ich zmeny po
profylaxii. Predmetom predkladaného zhrnutia je sumarizacia zastipenia jednotlivych druhov
profylaktickej liecby a deskriptivny popis efektu liecby na priebeh ochorenia HAE v sledovanom
obdobi.

Zregistra boli pre ucCely analyzy spristupnené vylu¢ne anonymizované agregované data pacientov
bez moznosti akejkolvek identifikacie jednotlivca ¢i dispenzarizujiceho lekara a k dispozicii
neboli ani Ziadne osobné ddaje pacientov s vynimkou veku v ¢ase stanovenia diagndzy a pohlavia.
Pre takyto typ retrospektivnych analyz registrov sa nevyZaduje suihlas Etickej komisie.

Zozbierané udaje sa analyzovali pomocou Standardnych met6d deskriptivnej Statistiky.

Kategoridlne premenné sa celkovo analyzovali na troch réznych skupinach z kohorty vSetkych
registrovanych pacientov s HAE k 31.12.2021 avysledky sa vyjadrili vo forme frekven¢nych
tabuliek. V predkladanom reporte tvorilo hodnotenu kohortu 128 pacientov, i$lo o kohortu
chorych s HAE odistenu o jednoznacne mftvych. Z toho poctu preZivalo 126 chorych a dvaja
pacienti nemali Ziaden zdznam o vitdlnom stave, tzn. nemali uréeny datum dmrtia ani zaznam
o tom, Ze ziju. V analyzach zostali zachovani.



Profylakticka liecba

Zo vsetkych 128 zivych pacientov bolo na profylaktickil liecbu nastavenych 74 (57,81 %)
pacientov, n=41 chorych (32,03 %) bolo bez profylaxie, dvaja pacienti liecbu neuzivali (1,59 %)
au 11 pacientov nebol zdznam o profylaktickej liecbe (8,59 %). Sibor zloZeny zo 74 pacientov na
profylaxii sa d'alej analyzoval podl'a druhu predpisaného lieciva, pricom lieCivom berotralstat bolo
lie¢enych n=8 pacientov (10,81 %) a lie¢ivom lanadelumab n=16 pacientov (n=21,62 %) (Tabul'ka
1).

Tabulka 1: Profylaxia u pacientov s hereditdrnym angioedémom.

Profylaxia Pocet pacientov Proporcia
danazol 45 60,81%
lanadelumab 16 21,62%
berotralstat 8 10,81%
kyselina tranexamova 3 4,05%
pdC1-INH 1 1,35%
rhC1-INH 1 1,35%
Spolu 74 100,00 %

Profylakticku liecbu berotralstatom tolerovalo dobre 50,00% pacientov (n=4), neziaduce ucinky
uviedlo 25,00% pacientov (n=2) a zvySni pacienti nemali idaj o tolerancii liecby berotralstatom
uvedeny. Ako neziaduce ucinky lieCby bola uvedené nefropatia, virilizacia a krvacanie. Vsetci
pacienti na profylaktickej liecbe lanadelumabom mali dobru toleranciu liecby bez neziaducich
ucinkov (Tabulka 2).

Tabulka 2: Tolerancia profylaktickej lieCby berotralstatom a lanadelumabom.

Tolerancia liethy Berotralstat Lanadelumab
(n=8) (n=16)
Dobra 50,00 % 100,00%
Pritomnost neziaducich ucinkov 25,00 % 0,00 %
Neuvedené (neznamy udaj) 25,00 % 0,00 %
Spolu 100,00 % 100,00 %

Vsetci pacienti lieceni lanadalumabom uviedli efekt liecby ako ,vyborny*. Liecbu berotralstatom
takto zhodnotilo 87,50 % lieCenych pacientov a jeden pacient (12,50 %) uviedol efekt liecby ako
»mierny“ (Tabulka 3).

Tabul'ka 3: Efekt profylaktickej lieCby berotralstatom a lanadelumabom.
Efekt lietby Berotralstat Lanadelumab

(n=8) (n=16)
Vyborny 87,50 % 100,00%
Mierny 12,50 % 0,00%
Spolu 100,00 % 100,00 %

Vplyv profylaxie na frekvenciu zachvatov podl'a typu profylaktickej lieCby sumarizuje Tabul'ka 4.
U vsetkych pacientov sa po zacati profylaktickej liecby (berotralstatom alebo lanadelumabom)
pozorovala redukcia frekvencie zachvatov o viac ako 80 %. Redukcia o viac ako 90% bola ¢astejsie
pozorovana u pacientov na liecbe lanadelumabom (93,33 %) v porovnani s pacientmi na liecbe
berotralstatom (50,00 %).



Tabulka 4: Redukcia frekvencie zdchvatov podla profylaktickej liecby.

Redukcia frekvencie zachvatov Ber(o;:zl)stat Lan(aI:i:il;;nab
menej ako 90% 50,00% 6,67%
90% a viac 50,00% 93,33%
Spolu 100,00 % 100,00 %

Pozn.: Un=2 pacientov liecenych berotralstatom a un=1 pacienta lieceného lanadelumabom nebolo mozné vycislit
zmenu z dévodu nedostupnosti tdajov.

Zaver

V predkladanom reporte bola porovnana liecba berotralstatom a lanadalumabom vychadzajuca z
celoslovenskej deskriptivnej prierezovej epidemiologickej Studie, v ktorej sa zistovali pocCetnosti
a vybrané charakteristiky registrovanych pacientov s hereditarnym angioedémom.
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