Uvod

Tato brozura je urCena nejen pro pacienty, u nichz byla diagnostikovana
amyloidoza, ale také pro jejich rodinu a pratelé. Poskytuje zdkladni ptehled
o tomto onemocnéni a 1écbé.
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Co je amyloido6za?

Amyloidéza patii mezi vzacné nenddorové onemocnéni, které je charakteris-
tické ukladanim amyloidu (bilkoviny v abnormalni formé) do mezibunééného
prostoru a do okoli cév rtiznych organt (srdce, ledviny, aj.). Protoze tyto
abnormalni bilkoviny muze télo jen velmi pomalu odbourdvat, miize amyloid
v postizenych tkanich a organech tvofit loziska a naruSovat tak jejich strukturu
a funkci. Nové bylo zjisténo, ze amyloid ma v nékterych ptipadech i pfimy
toxicky vliv na tkdné a organy.

Co je AL amyloidoza?

AL amyloidéza (z anglického light chain amyloidosis) je nejcastéjsi formou
amyloidézy vznikajici z diivodu pfitomnosti abnormélnich plazmatickych
bunék. Plazmatické bunky (také plazmocyty) jsou bilé krvinky specializované
na produkci protilatek (proteinti). Vyskytuji se v kostni dieni a jsou soucasti
imunitniho systému organismu.

U AL amyloidozy plazmatické bunky vytvafi abnormadlni proteiny, které se

mohou uklddat v nékterych organech a tkanich a nasledné je poskozovat (obr. 1).
AL amyloiddza nepostihuje mozek.

srdce ledviny jatra travici trakt jazyk autonomni a periferni
nervovy systém

Obr. 1: Souhrn mozného poskozent orgdnil, tkani a systémil pfi onemocnéni AL amyloiddzou
AL amyloid6zou muze byt postizen pouze jeden (lokalizovana AL amyloid6za),
anebo vice organti (systémova AL amyloiddza). Mezi nejcastéji poskozené
organy patii srdce a ledviny.

Odhadovana incidence vyskytu AL amyloidozy je 8 — 9 pacientti na mili-
on obyvatel za rok, pfi¢emz u muzi se vyskytuje o néco Castéji nez u Zen
(v poméru asi 3:2).

Pticiny AL amyloidozy

Priciny vzniku AL amyloidozy nejsou doposud zndmy. AL amyloiddza neni mezi
lidmi pfenosna a nebylo prokdzano, Ze by se jednalo o dédi¢né onemocnéni.



AL amyloid6za a myelom

AL amyloidoéza byva ¢asto spojena s mnohocetnym myelomem (s nadorovym
onemocnénim kostni dfen€).

Myelom je typ nddorového onemocnéni, které vznikd z plazmatickych
bunék, kdy se jedna defektni bunka zacne nekontrolované mnozit
(délit) v mnoho stejnych, klonalnich plazmatickych bunék. Tyto abnormalni
bunky, kterym se fika také myelomové, nasledné produkuji abnormalni
protilatky (oznacované jako paraprotein), které se mohou vyskytovat v krvi
a mocdi.!

Asi u 10 - 15 % pacientt, u kterych byl diagnostikovan myelom, se vyskytuje
(nebo pozdéji vyskytne) AL amyloiddza. V takovém piipadé je zpravidla
oznacena jako ,asociovand AL amyloidoza”. Naopak u pacient(i, u kterych
byla diagnostikovana AL amyloidoza, se nasledné myelom objevuje jen velmi
vzacné. Méné Casto se amyloiddza objevuje i pfi dalSich krevnich nddorovych
onemocnénich (napf. lymfom, chronicka lymfaticka leukémie).

Jaké jsou symptomy AL amyloidozy?

Mezi bézné piiznaky AL amyloiddzy patii:

¢ Unava a slabost

* Hubnuti

e Ztrata chuti k jidlu

Ptiznaky souvisejici s mistem ukladani amyloidnich fibril (amyloidnich vlaken):
¢ Otoky kotniki

* Dusnost

* Brnéni v prstech nebo necitlivost v koncetinach
¢ Prijjem

* Pocit sytosti (i po malém jidle)

Modfiny
* ZvétSeni jazyka

! Vice informaci muiZete nalézt v brozufe Ceské myelomové skupiny , Jak zit s myelomem. Infor-

mace pro nemocné a ty, ktefi o né pecuji”.
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Jak se AL amyloidéza diagnostikuje?

K diagnostice a rozsahu postizeni AL amyloiddzy se vyuziva celé fady testt.

Mezi né patrfi:

* Tkanova biopsie (ke zjiSténi pfitomnosti amyloidovych vlaken, nejjednodussi
je biopsie podkozniho tuku)

* Odbér vzorku kostni dfené (ke zjiSténi pfitomnosti abnormalnich plazmatic-
kych bunék)

¢ Testy k vysSetfeni krve a moci (ke zjisténi vyskytu abnormalnich proteinti)

* Specialni zobrazovaci metody (magneticka rezonance, pocitacova tomografie,
vySetfeni ultrazvukem,...)

* Echokardiografie a elektrokardiografie — EKG (vySetfeni poskozeni srdce),
elektromyografie - EMG (pro vySetfeni poskozeni periferniho nervového
systému)

* Jind specializovana vysetfeni v pfipadé potieby

Lécba
Cilem 1écby je zlepSeni vitality pacienta, zabranéni poskozeni tkani a orgdnti
anebo zlepseni funkce jiz poskozenych tkani a organd.
Lécba se konkrétnéji zamétuje na dva cile, a to na:
1. Abnormalni plazmatické buriky
2. Zmirnéni ptiznaka AL amyloidozy
1. Abnormadlni plazmatické buiiky

Cilem je odstranéni nebo sniZeni poctu plazmatickych bunék, které produkuiji
abnormalni amyloidové proteiny tvofici amyloidové fibrily vedouci k poskozeni
tkani a organti. V fadé pfipadi tak miize u poskozenych tkani a organt dojit
ke zlep$ent jejich funkce.

K tomu se vyuziva:

* Chemoterapie

Pod pojmem chemoterapie se rozumi podavani léki s cytotoxickym tcinkem,
jejichz ikolem je znicit plazmatické buriky produkujici patologické bilkoviny.
Léky jsou podavany v cyklech, a to bud injekcné, nebo formou tablet.

I kdyz je 1écba zaméfena na zniceni abnormalnich plazmatickych bunék,
chemoterapie mtiZe ovlivnit i normalni zdravé buriky v kostni dfeni a dalSich
castech téla. Lécba tak mtze mit i své vedlejsi negativni ucinky. Ty se lisi
pacient od pacienta a v zavislosti na pouzitych lécich.



K ¢astym nezaddoucim tc¢inkiim chemoterapie patfi nevolnost, infekce, bolest
v ustech a ztrata vlasti. Méné casté nezadouci ucinky jsou necitlivost nebo
brnéni v koncetinach. Chemoterapie také ovliviiuje plodnost.
Ptilécbé AL amyloidozy chemoterapii jsou bézné uzivany tyto léky:

* Melfalan

* Cyklofostamid

* Adriamycin

* Biologicka lécba — ve vybranych piipadech
Glukokortikoidy

Glukokortikoidy jsou hormony, které jsou lidskym télem pfirozené vytvafeny
v nadledvinach a ovliviiuji mnoho procesti odehravajicich se v lidském
organismu. Zapojuji se napiiklad do regulace latkové pfemény bilkovin
a tukd, tisi zanétlivé, alergické ¢i fyziologické reakce imunitniho systému.
Glukokortikoidy mohou byt také synteticky vyrdbény. Tyto laboratorné
vytvorené latky dokdzi napodobit, ¢i pIné nahradit funkce nadledvin v piipadé,
Ze je jejich pfirozend produkce nedostatecnd. Glukokortikoidy maji vyrazny
tlumivy efekt na vyvoj a zrani lymfocytt, zejména pak plazmatickych bunék.
Mezi synteticky vyrabéné glukokortikoidy vyuZzivajici se pfi lé¢bé AL amy-
loidézy patii:

* Dexametazon

* Prednison

* Metylprednison

Pti lécbé AL amyloiddzy se glukokortikoidy podavaji samostatné nebo
v kombinaci s chemoterapii.

Pravdépodobnost vyskytu vedlejsich tucinkt souvisejicich s uzivanim gluko-
kortikoid se zvysuje s délkou lécby a s davkou uzivaného léku. Mezi vedlejsi
ucinky pfilécbé glukokortikoidy patfi: zadrzovani tekutin, zvySena nachylnost
k infekcim, zvySeni hladiny cukru v krvi, bolesti kloubti a pocity tzkosti ¢i
deprese.?

Vysokodavkovana chemoterapie a transplantace kmenovych krvetvornych
bunék

U nékterych pacientti velmi dobfe zabira podani vysoké davky chemoterapie
s naslednou autologni (vlastni) transplantaci kmenovych bunék, které byly
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Vice informaci mtiZete nalézt v brozute Ceské myelomové skupiny , Dexametazon a jiné stero-

idy. Zakladni informace pro nemocné”.
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ziskany od téhoz pacienta. Podani vysoké davky chemoterapie dava Sanci na
zniceni vétsiho poctu abnormalnich plazmatickych bunék. Po transplantaci
kmenové buriky znovu osidli kostni dfen (znicenou chemoterapii), zacnou
produkovat krevni buriky a obnovovat tak jeji porusenou funkci.
Vysokodavkovana terapie s naslednou transplantaci kmenovych bunék
s sebou nese vyssi rizika nez klasicka chemoterapie, proto volba této 1écby
zavisi na faktorech jako je vék pacienta a rozsah jeho onemocnéni.
* Transplantace organt

Zpomaleni nebo zastaveni tvorby amyloidu nemusi samo o sobé vést k obnové
funkce poskozenych organd. Jestlize jsou organy trvale poskozeny, je ve
vyjimecnych piipadech moZna jejich transplantace. Po transplantaci je ovsem
nutné, aby se zabranilo tvorbé amyloidu v novém organu (nejlépe podanim
vysokodavkované chemoterapie a transplantace kmenovych krevnich bunék).

2. Zmirnéni priznakii AL amyloiddzy

Ke zmirnéni ptiznaki AL amyloidézy (kteréjsou pro kazdého pacienta specifické)
se vyuziva tzv. podptirna lécba.

Podptirna 1écba zahrnuje:

¢ Specidlni diety (pokud jsou postizeny ledviny a srdce)

* Diuretické pfipravky (k odvodnéni organismu)

* Léky urcené k 1écbé nizkého tlaku

Léky ke kontrole prijm

Léky na bolest

Dialyza (v pfipadé, Ze je funkce ledvin velmi Spatna)

Progndza pacientti s AL amyloidézou

Diky vcasnéjsimu zachytu onemocnéni se vyhled pro pacienty s AL amyloidézou
v poslednich letech posunul nadéjnym smérem. Vcasnd diagndza je klicem
ke zvladnuti tohoto onemocnéni, umozni vc¢asnou lécbu a muiize tak zabranit
katastrofalnim nésledkiim zptisobenym ukladdnim amyloidu do tkani a organtl.
Lécba je pak pro télo mensi zatézi. Progndza u pacientt bez 1écby neni pfizniva.

Klinické studie

Pfi vyvoji novych 1ékt uréenych k 1é¢bé amyloiddzy hraji velmi dilezitou roli
klinické studie. Ucelem téchto studii je stanovit ucinnost a bezpecnost novych
lécebnych protokold.



V pfipadé, Ze pacient splituje podminky nutné ke vstupu do studie, mize mu
byt lékafem navrzena ucast v klinickém hodnoceni. Lékai pacienta nejprve
seznami s informacemi o 1é¢bé, planu lécby, ucelu studie, zmini také i potencidlni
nezadouci ti¢inky. Na zakladé téchto informaci se poté pacient mtize rozhodnout,
zda do studie vstoupi ¢i nikoliv. Rozhodnuti o vstupu do klinického hodnoceni
je pouze na pacientovi, ke vstupu jej nemiize nikdo nutit.

Pacienti, ktefi se rozhodnou klinického hodnoceni ucastnit, jsou peclivé
sledovani (na kontroly zpravidla dochdzeji Castéji nez pacienti podstupujici
standardni lécbu).

V ptipadé, Ze se pacient rozhodne tcast ve studii ukoncit, mtze to udélat
kdykoliv, a to bez udani ditvodu.’?

Jak zit s AL amyloiddézou

Vyrovnat se s diagnézou AL amyloiddzy mtize byt pro pacienta velmi narocné,
a to jak po fyzické, tak i psychické strance. Mnoho pacientii proziva deprese,
pocity strachu, tuzkosti a smutku, které se stfidaji s obdobim optimismu. Za
tyto pocity neni proc se stydét, ale v ptipadé, Ze pretrvavaji delsi dobu, je nutné
informovat lékare.

Pokud jste pacient, u kterého byla diagnostikovana AL amyloiddza, nebojte
se 0 své nemoci mluvit s Vasi rodinou a prateli a hlavné o sebe nezapominejte
pecovat. Je pro Vas dulezité dodrzovat zdravy Zivotni styl — spravné a zdravé
jist, cvicit a mit dostatek potfebného odpocinku.*

3 Vice informaci miiZete nalézt v brozufe Ceské myelomové skupiny , Klinické studie a myelom.
Zakladni informace pro nemocné”.

4 Vice informaci miiZete nalézt v brozufe Ceské myelomové skupiny , Jak Zit s myelomem. Infor-
mace pro nemocné a ty, ktefi o né pecuji”.
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Centra specializovana na 1é¢bu amyloidézy v Ceské republice

¢ Fakultni nemocnice Brno - Interni hematologicka a onkologicka klinika

¢ Fakultni nemocnice Hradec Kralové - IV. interni hematologicka klinika

¢ Fakultni nemocnice Kralovské Vinohrady — Interni hematologicka klinika

¢ Fakultni nemocnice Olomouc - III. interni klinika — nefrologicka, revmatolo-
gicka a endokrinologicka

¢ Fakultni nemocnice Ostrava — Klinika hematoonkologie — Centrum pro dia-
gnostiku a 1é¢bu amyloidozy

* Vseobecna fakultni nemocnice v Praze - L. interni klinika — Klinika hematologie

* VSeobecna fakultni nemocnice v Praze - Klinika nefrologie
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Seznam informacnich brozur pro pacienty vydanych
Ceskou myelomovou skupinou

* Dexametazon a jiné steroidy

¢ Jak zit s myelomem. Informace pro nemocné a ty, ktefi o né pecuji

Klinické studie a myelom. Zakladni informace pro nemocné

Lécba revlimidem

Lécba thalidomidem. Zakladni informace pro nemocné

Lécba Velcade. Zakladni informace pro nemocné

* Mnohocetny myelom. Stru¢ny prtivodce pro pacienty a jejich blizké

Vyse uvedené brozury byly ptivodné vytvofeny pro nemocné s mnohocetnym
myelomem. Nicméné pii [é¢bé AL amyloiddzy se rovnéz vyuzivaji stejné léky
jako u mnohocetného myelomu a také obecné informace (napf. o klinickych
studiich) jsou pIné vyuzitelné i pro pacienty s AL amyloiddzou.

Brozury lze nalézt na webovych strankéch Ceské myelomové skupiny:

http://www.myeloma.cz/index.php?pg=informace-pro-nemocne--informace-
pro-nemocne-informacni-brozury
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Pozndmky a otdzky:
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Pozndmky a otdzky:
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Pozndmky a otdzky:
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Tato brozura vznikla v rdmci projektu ,Amyloidéza — narodni kooperacni
a mezinarodni integracni akéni plan pro Ceskou republiku”.

Projekt je podporovin grantem MZ CR, edukaénim grantem spolecnosti
Janssen-Cilag s.r.0., Ceskou myelomovou skupinou a jejim nadacnim fondem.
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PROHLASENI: Informace v této brozufe nemaji nahradit doporucent
odbornikii Vaseho oSetfovatelského tymu. Pravé oni jsou nejlepSimi
osobami, kterym muZete polozit jakékoliv otazky tykajici se VaSeho stavu.
Tyto informace jsou vysledkem konzultace s nemocnymi a jsou ovéfeny
zdravotnickymi odborniky.
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