U’'C CHE LA GI?

Xuat ban badi Lién doan Hemophilia thé gidi (WFH)




MUC LUC

UPC CNE LA G172 ettt et e e et e e et e et ereeaeereeens 2
Ai c6 nguy co xuat hién chat P ché? ......ccovevveevievececee e, 4

Cé nhirng yéu t6 nao khac cé thé anh hudng dén

nguy co Xuat hién chat C ChE? ......ooovuvviiiiiieeeee e, 5
Nhitng dau hiéu va triéu chirng clia e ché .......ccooeeeevvvveiveieen. 6
Uc ché duwgc chan dodn nh thE NA0? weveeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeeee e, 6
Cac phuong phap diéu tri cho ngudi bénh bi trc ché ................... 8
Giai cdm rng mién dich hoat ddng nhw thE NA0? ....eeevvvvveen. 11

Nhitng yéu té nao anh huwdng dén két qua cla

liéu phap gidi cAm &Ng MIEN dICh? v, 12



U'C CHE LA GI?
U'c ché 1a mot van dé y khoa nghiém trong cé thé xay ra khi nguwdi mac hemophilia
c6 phan &rng mién dich véi diéu tri bang y&u t& déng mau co dic.

Hé th&ng mién dich bdo vé co thé khdi nhirng vi trung va vi-rat gay hai. Poi khi trong
trwong hop cé chat (e ché, hé thdng mién dich clia mdt ngwdi phan &ng vai cac
protein trong yéu t6 cd dic giéng nhu phan &ng véi cac chat la gay hai bdi co thé
chua bao gi¢r thdy chung trudc day. Khi xay ra diéu nay, cac chat &rc ché (con goi la
khang thé&) hinh thanh trong mau dé chdng lai cic protein yéu t6 la. Piéu nay ngan
chan yéu t6 ¢ dac khdc phuc van dé chay mau.

Cdch chét tre ché vé hiéu héa cdc sGn phdm diéu tri

Chay mdau & ngudi mac hemophilia rat khé dé kiém soat khi xuat hién chat tc ché.
Nguwdi cd chat trc ché& phai chju chdy mau va dau dén nhiéu hon béi khong thé diéu
tri bang yéu t6 cd ddc. Néu chdy mau & co va khép (loai chdy mdau phd bién nhat &
hemophilia) khdng duoc kiém sodt, nguwdi bénh cé kha ndng sé& bj tén thuong khép
vinh vién.

Diéu trj trc ché 1a mét trong nhirng thach thirc Ién nhat trong viéc chdm sdc ngudi
bénh hemophilia hién nay. Chat &rc ché c6 thé duoc loai bo bang phuong phap giai
cdm (ng mién dich (xem trang 11). Tuy nhién, phwong phap diéu tri ndy can cé
chuyén moén y té chuyén sau, tén kém va mat nhiéu thoi gian.

Cac tac nhan duong tat cé thé duoc sir dung xung quanh cac chat trc ché va giup
déng mau.



Al CO NGUY CO XUAT HIEN CHAT U’C CHE?

Uc ché xay ra thuong xuyén hon & nhitng ngwdi mac hemophilia mirc dd nang so
vdi & nhitng ngudi mac mirc d6 trung binh hodc nhe (xem théng tin vé mic do
nang nhe dudi day). Hau hét chat &rc ché xuat hién & ngudi bénh trong vong 75 lan
ti€p xuc véi yéu td c¢d dac dau tién, vdi nguy co cao nhat la gitra 10-20 lan diéu tri
dau tién. Piéu nay cé nghia 1a chat &c ché chl y&u xuat hién & tré em mac
hemophilia m&rc d6 ndng, mac du chdng cling cé thé xuat hién sau nay & nhirng
ngudi mac bénh hemophilia mirc 6 nhe hodc trung binh sau khi diéu tri.

Murc dé nghiém trong cia bénh hemophilia
Mrc d6 nghiém trong phu thudc vao luvgng yéu td
déng mau bij thi€u trong mau cia mét nguoi.

HEMOPHILIA NHE e (o6 thé chay mau trong thoi gian
5% —40% hoat tinh cla yéu t& dong dai sau khi phau thuat hoac chan
mau binh thuwong thuong nang
e (6 thé khdng bao gio c6 van dé
chay mau

e Khong chay mau thuong xuyén
e Khong chay mau trir khi bi thwong

HEMOPHILIA TRUNG BINH e (o6 thé bj chay mau trong mot thoi
1% —5% hoat tinh cla y&u t& dong mau gian dai sau khi phau thuat, chan
binh thuwong thuwong nang hoac lam rang

e (o6 thé chdy mau khodng mot lan
mot thang

e Hiém khi chdy mau ma khong cé ly
do rd rang

HEMOPHILIA NANG e Chay mau thudng xuyén & co hoic

It hon 1% hoat tinh cla yéu t& déng khdp

mau binh thuwong e (6 thé chdy mau mot hodc hai lan
moi tuan

e (6 thé chdy mdu ma khéng cé ly
do rd rang

Khoang 25-30% tré em bi hemophilia A (thi€u yéu té VIII) mic d6 ndng phat trién
cac chat &rc ché. S8 lwong ngwdi mac hemophilia B (thi€u hut yéu td 1X) phat trién
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chat &rc ché it hon - khoang 1-6%. Vi ly do nay, cd it thdng tin hon vé nguy co chat
trc ché lién quan dén yéu to IX cd dac. Mot sé ngudi bénh hemophilia B cé chat trc
ché& cé thé bj di rng nghiém trong néu ho tiép tuc nhan yéu té IX cd dic, goi la sbc
phan vé. Vi su nguy hiém nay, diéu rat quan trong d6i v&i nhitng ngudi mac
hemophilia B la phai duoc diéu trj tai trung tdm diéu tri, dac biét 1a 10-20 lan diéu
tri dau tién, vdi yéu té IX cod dac.

T6t nhat, tré em va ngudi Idn méi dugc chan dodn hemophilia nén dugc kiém tra
chat (rc ché thuong xuyén tlir ngay th&r 1 dén ngay th&r 50 cta dot diéu tri. Ngay ca
sau ngay diéu tri thir 50, ho nén dugc kiém tra it nhat hai [An mot ndm cho dén khi
nhan dugc 150-200 liéu va it nhat mot lan modt ndm sau dé. Kiém tra chat (rc ché
cling nén dwoc thyc hién trudc bat ky cudc phau thuat Ién nao.

cO NHU'NG YEU TO NAO KHAC O THE ANH HUONG PEN
NGUY CO XUAT HIEN CHAT U'C CHE?

Mot s6 dieu khdc cd thé lam tang nguy co phat trién chat (rc ché cdia mdt cd nhan
la:

e Tién s c6 chat &rc ché trong gia dinh.

e Cac khiém khuyét nghiém trong trong gen san xuat yéu té déng mau.

e To tién chau Phi.

e Diéu tri manh, s&m vdiliéu cao yéu td cd dic (dac biét trong 50 liéu dau tién).

M6t s& nghién clru d3 chi ra rang nhitng ngudi duoc diu tri thudng xuyén véi yéu
t& c6 dac dé ngidn nglra chdy mau (dv phong hodc diéu tri duw phong) cé it co hoi
phat trién cac chat rc ché hon. Ngudi ta con biét rat it vé viéc liéu loai yéu té cd
dac (tai t6 hop hodc cé ngudn goc tir huyét turong) duwoc st dung co dong vai tro gi
hay khéng, nhwng van cé nhitng nghién clru dang dién ra dé lam sang té van dé
nay.



NHO’NG DAU HIEU VA TRIEU CHU'NG CUA U'C CHE

Mot ngudi mac hemophilia cé chat rc ché s& khdng thuyén gidm sau khi diéu tri
tiéu chuan vdi yéu td c¢d dac. Bénh nhan cé thé bi nghi ngd xuat hién chat (rc ché
khi ngudi d6, cac thanh vién trong gia dinh hodc nhan vién y t€ nhan thay rang viéc
diéu tri kém hiéu qua hon trwdc day. Cac diu hiéu va triéu chirng cha chat e ché
bao gébm:

e Chay mau khong dugc kiém soat kip thoi vdi liéu luvgng yéu té cd dac thong
thuong.

e Diéu trji binh thuwong cé vé ngay cang kém hiéu qua.

e Tinh trang chdy mau ngay cang nhiéu va khé kiém soat.

Chan dodn dya trén cidc dau hiéu va triéu chirng clia chat trc ché nén duoc xac nhan
lai bang cac xét nghiém I3p lai trong phong xét nghiém. Dbi khi, chat &rc ché duoc
phat hién trong mét cudc kiém tra théng thuwdng trong phong xét nghiém.

’C CHE BPU'Q'C CHAN POAN NHU THE NAO?

Ngudi bénh thudng bi nghi ngd xuat hién chat &rc ché trong qua trinh xét nghiém
mau dinh ky dwoc goi 1a xét nghiém thoi gian thromboplastin hoat hda tirng phan
(APTT). Xét nghiém APTT do thoi gian dé mau déng. Khi cé chat trc ché, mau mat
nhiéu thoi gian dé déng hon va khéng déng hoan toan, ngay ca khi d3 tron voi
huyét twong binh thudng. Dé chan dodn (e ché, ngudi ta thuc hién xét nghiém
Bethesda hodc mot ban stra ddi clia né la phuong phdp Nijmegen. Xét nghiém nay
c6é thé xac dinh d6 manh (hiéu gid) cha chat (c ché. Tuy nhién, phuong phép
Bethesda/Nijmegen khéng cé san trong nhiéu phong xét nghiém vi né doi hoi
chuyén mon chuyén sau.

Murc d6 chat (e ché thay déi tir ngudi nay sang ngudi khac va cling cé thé thay déi
trong cuing mot ngudi theo thoi gian. Lugng chat (e ché trong mau dwoc do bang
don vj Bethesda (BU) va duogc goi la “hiéu gid cao” (hon 5 BU) hodc “hiéu gia thap”
(dudi 5 BU). Néi chung, chat (rc ché hiéu gid cao hoat ddng manh dé& nhanh chéng
vO hiéu héa cac chat c6 dac yéu td dugc truyén vao, trong khi chat trc ché hiéu gia
thap yéu hon va hoat ddng cham hon. Tuy nhién khong phai la ludn ludn nhu vay.
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Cac chat e ché cling dwoc phan loai theo “dap rng thap” hodc “dap &ng cao” theo
muc do manh mé cta phan &ng cla hé thdng mién dich va&i cac yéu t6 co dic dua
trén tri nhé tir nhirtng [an truyén yéu té trwdc dé - day duoc goi la phan &ng nhd
lai. Nguoi dap rng cao la nguwdi cd hiéu gid vt qua 5 BU it nhat mot lan va tiép
xuc nhiéu [an v&i yéu t6 c¢d dac sé nhanh chdng kich hoat sy hinh thanh chat &rc ché
mai. Nguoi dap irng thap la ngudi cé hiéu gia chwa bao gio vwot qua 5 BU va nguoi
s& cO phan (rng rc ché yéu hon d6i vdi yéu t6 cb dac.

CHAT UrC CHE HIEU GIA CAO CHAT UrC CHE HIEU GIA THAP
>5 BU <5 BU
Chat rc ché hoat dong manh mé Chat &rc ché hoat dong yéu
Ching nhanh chéng vé hiéu hda yéu td | Chung tir tir vo hiéu hda yéu td
PAP ’NG CAO DAP ’NG THAP
Chat (rc ché vuot qua 5 BU it nhat mot | Chat (e ché khdng bao gio vurot qud 5
lan BU
Tiép xuc nhiéu 1an vdi yéu t6 s& nhanh | Tiép xuc vdi yéu t6 sé kich hoat cac
chéng kich hoat céc chat (rc ché mdi chat &c ché mdi chdm hon

CAC PHU'O'NG AN DIEU TRI
CHO NGU'O1 BENH B] U'C CHE

Ngudi bénh cé chat (rc ché khé quan ly va diéu tri hon nhitng ngudi khéng cé chat
(rc ch&. C6 mét sb cach khac nhau dé tiép can van dé nay. Cac quyét dinh lién quan
dén diéu tri phai tinh dén hiéu gid chat &rc ché va phan &rng nhd lai cia ngudi bénh,
vi tri va mirc d6 nghiém trong ctia chay mau, va liéu ngwdi dé da bat dau hodc dang
du dinh bat d4au liéu phap giai cdm &ng mién dich (xem trang 11). T6t nhat, mot
ngudi mac chirng bénh e ché nén dugc diéu tri tai trung tdm diéu tri hemophilia
c6 chuyén mon sau.

e YEU TO €O PAC LIEU CAO: Tiém yéu t6 cd dic lidu cao va/hoidc khoang cach
gitta cac lieu ngan hon 1a phwong phdp diéu tri wu tién cho xuat huyét cap
tinh & nhirtng ngudi dap trng thap. Nong do yéu té clia nguwdi bénh nén duoc
do ngay sau mdi lan truyén dé dam bao rang dat dwgc mirc tiéu chuan. Viéc
truyén yéu t6 lién tuc cling c6 thé cé hitu ich. YEu t6 cb dic liéu cao cling |3
lwa chon diéu tri wu tién cho xuat huyét cap tinh & nhirng ngudi dap &rng cao
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truwdc day vai hiéu gid &rc ché thap & hién tai - tuy nhién, mét diéu vo cung
quan trong |a phai tinh dén phan rng nhd lai cda nguwdi bénh s& manh hon
trong vong 5 dén 7 ngay, tai thoi diém dé diéu tri nén dugc chuyén sang cac
tdc nhan dudng tat.

CAC TAC NHAN PUONG TAT: Céc tic nhan dudng tit, nhu 13 phirc hop
prothrombin cd ddc hoat héa (APCC) va yéu td Vlla tai té hop (rFVila), duwoc
str dung dé diéu tri chdy mdau cép tinh & nhirng ngudi cé hiéu gia rc ché cao.
Tuy nhién, nhitng san pham diéu tri nay kha tdn kém va khéng phai qudc gia
nao cling cé san.

o APCC nhu tac nhan dudng tat tc ché yéu t6 tam (FEIBA®) duoc sinh ra
tlr huyét twong ngudi va chira mét lwong khac nhau cac yéu t6 déng
mau nhu yéu t6 VII, yéu td IX va yéu t6 X. Viéc diéu tri dwgc thuc hién
thuong xuyén (thuong tlr 8 dén 12 gio mét [an) nhung phai gidi han téi
dalandm liéu lién ti€p. Dieu nay ciing c6 thé dan dén nguy co hinh thanh
cuc mau dong.

o Yé&u td Vlla tai t6 hop (rFVila, NovoSeven®) 1a mét sdn pham téng hop
cling duoc tiém thuong xuyén (thuong 1a hai dén ba gid mét lan), cé
thé dan dén cac van dé vé tiém tinh mach.

AXIT TRANEXAMIC: Axit tranexamic |a mét loai thuéc chéng tiéu soi huyét
c6 thé duoc sir dung nhu mét liéu phap bé sung dudi dang thudc vién hoac
tiém dé gitp ngan cuc mau déng bi phd v&. N6 dc biét hitu ich cho viéc chay
mau lién quan dén niém mac nhw & mii hodc miéng. Tuy nhién, né khéng
nén duoc st dung két hop véi APCC.

AXIT EPSILON AMINCAPROIC (AMICAR ™): Axit Epsilon amino-caproic la mot
loai thuéc chéng tiéu soi huyét cé thé duwoc s dung nhu mét liéu phap bé
sung & dang thudc vién hodc bang cach tiém dé giup giltt cuc mau déng tai
mdt s& bo phan nhat dinh cla co thé, chang han nhu miéng, bang quang, va
tl cung.

PHAN TACH HUYET TUO'NG: Phan tach huyét twong 1a mot qué trinh loai bo
cac chat (rc ché khéi mau cla ngudi bénh. Qua trinh thwdng dwoc thue hién
khi hiéu gid chat &c ché can duoc ha xuéng nhanh choéng (vi du, truwdce khi
phau thuat |&n hodc trong trudng hop chay mau nghiém trong ma khong
duwoc kiém soat tot bang tac nhan duong tat).

LIEU PHAP GIAI CAM U'NG MIEN DICH: Liéu phép gidi cdm ¢ng mién dich
(IT1) bao gébm viéc cho ngudi bénh mang chat &rc ché str dung yéu t6 cd dac
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vdi lidu lvong thudng xuyén trong vai thang, hodc doi khi vai ndm, dé huan
luyén co thé nhan biét sdn pham diéu tri ma khéng phan (ng vdi nd. Qua
trinh nay dwoc goi la gidi cdm &ng. Néu mot ngudi du dinh sir dung liéu phap
gidi cdAm (ng mién dich nhung van chua bat dau, t6t hon 13 khéng nén sl
dung cac san pham yéu t6 dé diéu tri cadc dgt chdy mau cap tinh trwdce khi bat
dau vi ching cé kha nang lam ting hiéu gid chat &rc ché.

GIAI CAM U'NG MIEN DICH HOAT DONG NHU THE NAO?

V@i liéu phap giai cdm &rng mién dich, y&u t6 c¢d dic duwoc dwa ra thuwdng xuyén
trong mét khoang thoi gian cho dén khi co thé dwoc hudn luyén dé nhan biét san
pham diéu tri ma khdng phan &ng véi néd. Khi gidi cdm rng mién dich thanh cong,
cac chat (rc ché bién mat va phan &ng clia ngudi bénh vai yéu té c6 dac tré lai binh
thuong. Pa s6 nhirng ngudi trai qua liéu phap ITI s& thay cdi thién trong vong 12
thang, nhung nhirng trwdng hop khé hon cé thé mat hai ndm hodc lau hon.

Khdi niém vé gidi cdm trng

Cac lich trinh khac nhau hién dang duoc st dung cho liéu phap ITI, va lich trinh t6t
nhat dé loai bd chat rc ché van chuwa duoc xac dinh. Hang ngay, yéu té c6 dic lidu
cao cé thé gay ra s dung nap nhanh hon, nhung loai phac d6 nay dat hon va mang
lai nhirng rdi ro khac so va&i céc lich trinh truyén yéu t6 cd dac it hon va it thwong
Xuyén hon.



Mot nghién ctru dang dién ra duwoc goi 1a Nghién ciru Gidi cdm ¢ng mién dich
(www.itistudy.com) dang c8 gang so sanh hiéu qua va do an toan cla cac phac do
khac nhau. K&t qua clia nghién clru nay sé gilp cai thién liéu phdap ITI cho nhirng
ngudi bi rc ché& yéu t8 VIIl & ca cdc nwdc phat trién va dang phat trién.

NHO’NG YEU TO NAO ANH HUONG PEN KET QUA CUA
LIEU PHAP GIAI CAM U'NG MIEN D|CH?

Ngudi ta van chua rd tai sao liéu phap ITI hoat ddng tét hon & mot s& ngudi bénh
so v&i nhirng ngudi khdc. Cac yéu té lién quan dén sy thanh cong cda liéu phap ITI
bao gém:

e B3t dau liéu phap ITI & nhitng ngudi cd mirc chat e ché& dwdi 10 BU/mL va
ly twong la dudi 5 BU/mL.

e B3t dau liéu phap & nhirng ngudi c6 mirc chat e ché chua bao gidr cao hon
200 BU/mLva ly tuéng la & dudi 50 BU/mL.

e B3t dau liéu phap trong vong 5 nam ké tir khi ngudi bénh dugc chan doan
c6 chat trc ché.

Ngirng diéu tri s&m hodc tam dirng trong diéu tri (liéu bi bd 1&) cé thé can trd su
thanh céng cla ITI va/hodc lam ting th&i gian nguwdi mang chat &rc ché cé kha ndng
duwoc giai.

Cac nha nghién ctru cling dang xem xét liéu loai hodc nhan hiéu cha yéu td cd dic
(yéu tb cb dac tinh khiét trung binh hodc d6 tinh khiét cao ¢ ngudn géc tir huyét
tuong hodc cac san pham téi t6 hop) duoc sir dung trong ITI cé thé anh hudng dén
si thanh céng cuta liéu phap hay khong. Cho dén nay, ngudi ta da thu duoc ty 1é
thanh cdng gidng nhau & ca san pham tdi td hop va san pham c6 ngudn gdc tir huyét
tuong.
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Dé biét thém thong tin vé
trc ché, hay truy cap trang web cla
Lién doan Hemophilia Thé gidi
tai www.wfh.org.
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