NAR ETT BARN MED
HEMOFILI UTVECKLAR
ANTIKROPPAR MOT
BEHANDLINGEN




FOR ER | BARNETS NARHET

Denna information riktar sig till dig som har ett barn i din niarhet med
hemofili. Kanske har du ett barnbarn med hemofili, ett syskonbarn eller
kanske jobbar du inom forskola eller sjukvard och moter barn med
hemofili. Vanligen har barnets forialdrar eller virdnadshavare tillsammans
med sjukvarden bra kontroll 6ver barnets situation tack vara modern
behandling. Men ibland reagerar barnets kropp mot behandlingen

och bildar sa kallade antikroppar. Da forindras situationen. Denna
information tar upp vad antikroppar ér och vad det innebir for barnet

och for er runt omkring barnet om siddana antikroppar skulle bildas.

VAD AR HEMOFILI2

Ni har sdkert redan tagit till er en del information om hemofili sedan dagen ni fick reda pa
att ert barnbarn eller ett barn i er niarhet har hemofili. Denna informationsskrift fokuserar pa

situationen dé sa kallade antikroppar utvecklas mot behandlingen. Men f6rst kort om hemofili.

Blodarsjuka ar ett samlingsnamn pé sjukdomar dar blodet har svart att levra sig (koagulera).
Hemofili dr en av de vanligare formerna av blodarsjuka och drabbar nistan bara pojkar.

I Sverige finns idag cirka 900 manliga patienter och nagra enstaka kvinnliga med hemofili.
Att blodet inte kan levra sig innebar att barnen vid skada bloder langre tid och dirmed mer
vid ytliga sar men framforallt vid sa kallade inre blodningar. Anledningen till varfor blodet
inte kan levra sig dr en brist pa ett sarskilt iamne som ar viktigt f6r den process i kroppen som
styr levringen. Detta &mne ar en sa kallad koagulationsfaktor. Flera koagulationsfaktorer ar
involverade nir blodet ska levra sig, till exempel vid en skada. Har man brist pa faktor 8 (VIII)
kallas det for hemofili A och har man brist pa faktor 9 (IX) kallas det hemofili B. Hemofili A ar
vanligast, en av fem personer med hemofili har hemofili B.



IMMUNFORSVARET
— ETT KOMPLEXT SYSTEM

Vart immunforsvar ar ett komplext system
som bestar av olika typer av celler och
proteiner som arbetar tillsammans for att
skydda oss mot virus, bakterier och andra
organismer som kan gora oss sjuka, s&
kallade patogener. Detta ar ett skydd pé flera
olika nivaer och sker pé fler olika satt. En
celltyp som ar involverad i immunforsvaret
ar sé kallade lymfocyter. Under séarskilda
omstiandigheter utvecklas de till si kallade
plasmaceller som bildar antikroppar, vilka
ar en viktig del i att skydda kroppen mot

fraimmande smittoAmnen.

NAR KROPPEN VANDER SIG
MOT BEHANDLINGEN

Immunforsvaret kdanner igen &mnen som inte
ar kroppsegna och neutraliserar dem. Vid
behandlingar med vissa typer av lakemedel
kan immunforsvaret reagera mot lakemedlet
och péaverka dess effekt. Kroppen har upp-
fattat att lakemedlet inte dr kroppseget och

forsoker neutralisera det.

ANTIKROPPAR MOT HEMOFILIBEHANDLINGEN

Hemofili A och B behandlas genom substitution av, det vill siga ersiattning

av, koagulationsfaktor 8 respektive 9. Det éir dessa som barn med hemofili

har brist pa. Koagulationsfaktorerna ir proteiner som det finns en risk

att immunforsvaret ser som icke kroppsegna och forsoker neutralisera.

Denna risk finns for alla preparat for behandling av hemofili A och B, vare

sig det ir koagulationsfaktorer som framstillts med hjialp av genteknik

(rekombinant teknik) eller koagulationsfaktorer som utvunnits ur

blodplasma. Om detta sker bildar kroppen antikroppar som kommer att

hamma, inhibera, effekten av koagulationsfaktorerna. Dirfor kallas dessa

antikroppar ocksa for inhibitorer. Effekten av likemedlet forsamras och

kan helt upphora.

Hur ska ni hantera en situation da detta har hiant barnet i er narhet?

Las mer i de kommande avsnitten.




Ol

Hur kan man veta att antikroppar har utvecklats? Om man mirker att

VAD HANDER NU2

barnet far fler blamiérken in tidigare eller likaren noterar att allt hogre
doser av koagulationfaktor 8 eller 9 kravs for att behandla en blodning,
eller om det fortsitter att bloda efter behandling, kan man misstinka att
antikroppar har utvecklats. Da ska man omgaende kontakta sin likare.
Nedan kan du ldsa vad som hinder da och hur man hanterar en siddan

situation.

HUR VANLIGT AR DET?

Efter behandlingsstart med koagulationsfaktorer uppkommer antikroppar hos cirka 30 procent
av patienterna som har svar hemofili A och som tidigare dr obehandlade. Men det &r inte alls
lika vanligt hos de med mild eller medelsvéar hemofili A. Det vanliga &r att antikroppar
uppkommer tidigt i behandlingen, inom de forsta 20 behandlingsdagarna, men de kan i

ovanliga fall upptrada nir som helst i livet.

Vid hemofili B ar forekomsten av antikroppar mycket lagre, men ungefar hilften av de som
far antikroppar reagerar ocksa med starka allergiska reaktioner som kan vara livshotande.
Vid hemofili A ger antikroppar inga allmadnna symtom. Man har inte lika stor erfarenhet av
antikroppar vid hemofili B pa grund av att det inte finns lika manga patienter. Men man har
samlat uppgifter i ett dataregister och rapporter utifrdn dessa uppgifter visar att férekomsten
av antikroppar vid svar hemofili B 4r 1—3 procent. Dessa siffror kan dock variera mellan olika

lander.



VARFOR FAR INTE ALLA
ANTIKROPPAR?

Det kan tyckas markligt att inte alla reagerar
pa samma sitt nar de far likadan behandling.
Det kan till och med kidnnas orittvist. Varfor
det dr sd hir vet man inte idag. Men man har
funnit nagra sa kallade riskfaktorer som talar

for att man har en okad risk att drabbas.

Sadana riskfaktorer for barn med hemofili A

kan vara:

«  En sirskild typ av mutation (fordndring)
i genen for faktor 8 (arvsmassan som styr
hur faktor 8 bildas).

Arftliga skillnader i immunforsvaret.
e Hur intensiv behandling barnet far.

Déremot har man inte kunna pavisa nagra
sdkra skillnader i uppkomsten av antikroppar
mellan olika typer av koagulationsfaktor-

preparat.

Erfarenheten om inhibitorer vid hemofili B
ar som sagt mer begriansad och eventuella
riskfaktorer har inte studerats i samma

utstrackning.

&

LAGA OCH HOGA NIVAER

Hur vet man hur mycket antikropparna
kommer att paverka effekten av hemofili-
behandlingen? Man maéter nivderna av
antikroppar i blodet och brukar da tala om
14g respektive hog titer. Det innebar helt
enkelt 1ag eller hog halt antikroppar i blodet.
Utav de med hemofili A som utvecklar
antikroppar far cirka tva tredjedelar

hoga halter. Hos de med hemofili B och
antikroppar har cirka 80 procent hoga halter.

Vid léga halter kan 6kade doser av
koagulationsfaktor vara tillrackligt for att
kontrollera eventuella akuta blodningar.
Men situationen ar svarare vid hoga halter.
Samtidigt kan antikroppar forsvinna
spontant hos vissa barn utan 6kade doser

eller andra behandlingsétgarder.




MEDICINSK BEHANDLING - HUR
HANTERAR MAN AKUTA BLODNINGAR?

Vid hemofili A och B:

Om ett barn har utvecklat antikroppar sa ér risken storre for blodningar.
Den forebyggande behandlingen har da inte lika god effekt som innan,

i vissa fall ingen effekt alls. Hos barn med laga halter antikroppar kan
akuta blodningar kontrolleras med hogre doser av koagulationsfaktorn.

De med hoga halter behover en annan behandling. I dessa fall behandlar
man med sa kallad by-passing agents. Det ir liikemedel som inte innehaller
den koagulationsfaktor som det ar brist pa (faktor 8 eller 9), utan man

gar ”forbi” den faktorn och tillfor istillet en eller flera andra faktorer
nodvandiga for att blodet ska koagulera. Dessa liikkemedel ar en god hjilp
vid behandling av akuta blodningar. Men det ér éinda svarare att fa kontroll

pa blédningarna jimfort med innan antikropparna utvecklades.



MEDICINSK BEHANDLING
— HUR BLIR VI AV MED ANTIKROPPARNA?

Vid hemofili A:

Som vi har namnt tidigare sa forekommer
det fall dd man har noterat antikroppar vid
en provtagning men vid nésta prov kan de
inte pavisas. De har gétt tillbaka spontant,
utan sarskild behandling. Vid laga halter
antikroppar kan det rdcka med att man i den
forebyggande behandlingen hojer dosen for
att antikropparna efter en tid ska forsvinna.

Vid hoga halter maste man forsoka bli av med
antikropparna med en annan metod. I forsta
hand brukar man da starta en behandling
som péa engelska kallas Immmune Tolerance
Induction (ITT). Den syftar till att “trotta

ut” immunforsvaret sé att det inte ska bilda
antikroppar mot koagulationsfaktorn. Detta
gbor man genom att dagligen ge hoga doser av
den aktuella faktorn. Man kan likna det vid
s kallad hyposensibilisering vid allergi, da
man utsitter kroppen for det man ar allergisk
mot for att vinja immunforsvaret sa det inte

reagerar pa amnet i fortsattningen.

Man har noterat att denna behandling

har bast resultat om man kan starta
behandlingen nar halten har nétt under en
sarskild niva. Man kan inte utifrdn bara ett
prov sdga hur hog halten kommer att bli.
Darfor foljer man halten med nagra prover
innan man startar ITT-behandlingen. Skulle
det dock vara sa att barnet har mycket
blodningar sa startar man behandlingen
tidigare, d&ven om halten inte ar i 6nskvard
niva. Det ar naturligtvis viktigt att sa tidigt
som majligt kunna aterga till den vanliga
forebyggande behandlingen.

Samtidigt som ITI-behandlingen pagar
utvirderar man effekten genom provtagning
en gang i manaden eller varannan méanad.
Resultaten av dessa prover styr hur linge
man forsoker fa bort antikropparna.

I genomsnitt kravs ett ars behandling for ett
lyckat resultat. Man brukar rikna med att

tre fjardedelar av barnen har gott resultat av
behandlingen och kan &terga till den normala

forebyggande behandlingen.

Eftersom barnen som behandlas med ITI
oftast ar sma finns det tydliga svarigheter att
dagligen injicera i venerna (blodkérlen som
for blodet i riktning mot hjartat). Man kan
lagga in en dosa, som har forbindelse med
vensystemet (port-a-cath), under huden och
injicera i den.

Skulle man inte se nagot positivt svar pa
ITI-behandlingen mot slutet av behandlings-

perioden, s& utvirderar man fortsatt

behandling individuellt for varje patient.

Om behandlingen mot antikroppar 4nda inte
ger Onskat resultat kan, som tidigare namnts,
akuta blodningar behandlas med andra

ldkemedel (by-passing agents).

Vid hemofili B:

I princip anvinder man sig av samma
metoder dd man forsoker bli av med
antikroppar hos barn med hemofili B.
Daremot ar det fler aspekter att ta hansyn
till och det &ar svarare att né bra resultat.
Behandlingen kommer darfor att redan fran

borjan vara individualiserad.



OM ANTIKROPPARNA STANNAR KVAR

Livet blir annorlunda for barnet, forialdrarna och andra i barnets nirhet
om antikropparna kvarstar. Den forebyggande behandling ger inte
samma skydd som tidigare. Detta gor att man far vara extra uppmirksam
pa tecken som tyder pa en blodning och da reagera snabbare. Man

kan da behandla blodningen med siirskilda liikemedel (by-passing
agents) och de grundliggande metoder som man hade till buds innan
koagulationsfaktorpreparat var tillgingliga sidsom stillhet, hoglige och
kyla. Det ar naturligtvis viktigt att minska risken for skada och att en

blodning uppstar.
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VAD KAN NI HJALPA
TILL MED?

For foraldrarna till ett barn med hemofili
som har utvecklat antikroppar férandras
levnadssituationen — igen. Kanske har

man just borjat kdnna att man har bra
kontroll 6ver situationen med behandlingen
av hemofilin. Pl6tsligt blir den mer eller
mindre verkningslos. Detta innebir en stor
péfrestning pa fordldrarna saval psykiskt
som socialt men dven praktiskt. Oron for
svarbehandlade blodningar kan gora att
fordldrarna inte vagar slippa barnet i samma
utstrackning som tidigare. Perioden innebar
dagliga injektioner och fler sjukhusbesok,
vilket inte bara tar tid utan ocksa en hel del

kraft fréan foraldrarna.

For dig som ar en del av natverket runt
barnet ar det da viktigt att erbjuda din hjalp.
Det finns flera sitt att stotta fordldrarna pa.
Om du kianner en 6kad oro infor att ta hand
om barnet tdnk pa att om det finns syskon
till barnet s& kan du ta hand om dem. Det
avlastar foraldrarna och det ar inte ovanligt
att syskon till barn i denna situation blir
“bortglomda”. Du kan ocksé hjalpa till med
andra praktiska goromal som familjen
behover hjalp med. Sddana saker som annars
kan ligga som stressande bordor pé redan

anstriangda axlar.

VAD AR DET SOM
GALLER NU?

Koagulationsmottagningen som barnet och
foraldrarna ar kopplade till ar ett stort stod
for familjen men ocksa for er i natverket runt
barnet. Mycket av den information ni far
kommer via fordldrarna som har fatt grundlig
information av ldkare och sjukskoterskor pa

mottagningen.

I vissa fall kan sjukskoterskor fran
mottagningen folja med till barnets forskola
for att informera och lamna skriftlig
information om antikroppar, vad det innebar
att behandlingen inte fungerar som tidigare
och hur man ska hantera situationen da en
bl6dning uppkommer. Denna information
behdver man ge igen om personalen pa
forskolan fornyas. Tillsammans kan man
formulera en handlingsplan. Finns det
tillgang till specialistpedagoger ar det en
fordel om de kan vara en del av processen.
Till forskolepersonal dr det ocksa viktigt att
framhiva den praktiska borda som dagliga
injektioner innebar for foraldrarna. Till
exempel ges behandlingen pa morgonen och
det kan hinda att barnet lamnas for sent pa

forskolan.



FORSOK ATT INTE BLI LASTA

Trots 6kad forsiktighet, som &ar en normal reaktion pa den 6kade oron for blodningar, maste
man tilldta barnet att leka och rora pa sig. Det dr dessutom viktigt att de ror pa sig for att
utveckla sin motorik och ddrmed minska fallrisken. Tank ocksa pa att det finns behandlingar
som fortfarande i de flesta fall ger tillfredsstillande kontroll 6ver akuta blodningar. Dessa
ldkemedel ska barnet alltid ha hemma. Virdmottagningar som tar emot barnet, om det ar langt

till koagulationsmottagningen, ska ocksa ha tillgéng till dessa.
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INFORMATION FRAN FORALDRARNA

Foraldrar till barn med hemofili som har utvecklat antikroppar mot

behandlingen ar oftast mycket valinformerade och kunniga om barnets

situation. Det ar framfor allt via foraldrarna som ni andra i barnets

narhet far er information.

Ni bor fa allman information:

om barnets hemofili (ibland kan det vara viktigt att understryka att
hemofili inte smittar) och om antikroppar.

om symtomen pa en blédning i leder eller muskler — kan vara att barnet
inte anvander en led som vanligt, vilket medfor att barnet far ett annat
rorelsemonster.

om vad barnet tycker om att gora. Om det finns nadgot som han eller hon
inte ska gora.

Praktisk information bor ta upp:

att barnet inte ska ges ladkemedel med acetylsalicylsyra, exempelvis Treo®,
Magnecyl® eller Albyl®, eftersom de gor att blodet far svéarare att levra sig.
Barnet ska heller inte ges sa kallade NSAID—preparat (till exempel Ipren®
(ibuprofen)) men lakemedel med paracetamol (till exempel Alvedon®)
kan ges.

att barnet inte ska fa intramuskuléra injektioner (till vardpersonal som
kommer i kontakt med barnet).

kontaktuppgifter med telefonnummer till foraldrar och
koagulationsmottagning.
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OVRIGT ATT TANKA PA

I 6vrigt galler samma forsiktighet som for alla barn med den skillnaden att man
maste veta vad som ska goras om nagot hander. En tydlig handlingsplan ger ett

siakrare omhandertagande vid eventuell blodning.

Barnet ska, som tidigare namnts, ha sitt lakemedel for behandling av akut
blodning (by-passing agent) hemma och om barnet till exempel ska sova over

hos nagon ska likemedlet tas med.

Barnet ska ocksa alltid ha med sig sitt "Blodningsriskkort” med information om
diagnos, behandling och kontaktuppgifter till det hemofilicentrum barnet ar
kopplat till. Detta ska alltid visas i kontakt med sjukvarden (eller tandvarden).

Om ni beh6ver mer information kan ni i forsta hand vanda er till barnets
foraldrar. Vid behov har koagulationsmottagningen som barnet ar knutet till

resurser att hjilpa till och kontakt med mottagningen fas, i sddana fall, via

foraldrarna.




Denna text och mer information om hemofili finns pa

www.minhemofili.se
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