Prednison na Duchennovu muskularnu dystrofiu

Pred asi dvadsiatimi rokmi boli zverejnené vysledky rozsiahlej Stadie v USA, ktoré
ukazali jednoznac¢né zlepSenie stavu u pacientov s Duchennovou muskularnou dystrofiou
(DMD) po uzivani lieku prednison. Podla tychto $tadii bola denna davka 0,75 mg/kg (denny,
kontinualny rezim uZivania, pozn. OMD) postacujica arovnako G¢inna ako dovtedajsi
Standard 1,5 mg/kg vahy. Svaly zosilneli v priebehu niekol’kych tyzdiov uzivania lieku a po
zlepsSeni svalovej sily nasledoval stav jej stabilacie (plateau). Avsak vedl'ajsie ucinky, hlavne
priberanie na vahe, prevazovali nad kladnymi ucinkami. Ztoho ddévodu vyskumnici
neodporucali steroidy (Prednison patri medzi kortikosteroidy, pozn. OMD) na dlhodobu
lieCbu muskularnej dystrofie.

V 1. 1991 som navrhol rieSenie, ako vyuzit’ prednost’ kortikosteroidov a zaroven znizit’
ich nepriaznivé vedlajSie GCinky: uzivanie prednisonu iba 10 dni kazdy mesiac
(alternativny reZim: prerusovany nizkodavkovy rozvrh uzivania, pozn. OMD). Je to dost’
dlha doba na =ziskanie kladného efektu asucasne dost’ kratka na vznik problému
s nadoblickami (Prednison ovplyviiuje cinnost nadobliiek a z toho vzikaju vedlajsie
neziaduce ucinky, pozn. OMD).

Vyskum s chlapcami s DMD vo veku nad 18 mesiacov ukazal podobné zlepSenie svalovej
sily ako povodné studie.

V d’al$ej studii na pohybu schopnych chlapcoch vo veku 4-5 rokov sa spozorovalo este vacsie
zlepSenie svalovej funk¢nosti u Styroch pacientoch, ktorym sme podévali nizku davku
0,75mg/kg vahy/denn pocas 10 dni a potom nasledovala 10 dni prestivka a opit’ 10 dni
podavanie (druha mozZnost’ alternativneho rezimu, pozn. OMD) tejto nizkej davky lieku.
Tento rezim znamenal zniZenie davky prednisonu na polovicu a pritom hmotnost’ a vyska
tychto chlapcov boli v norme.

Ked’Ze toxicky uc¢inok kortikosteroidov je kumulativny, nie je potrebné uzivat’ vyssie davky,
ked’ aj niz$ie sa ukéazali ako ucinné.

V poslednych rokoch boli uverejnené d’alSie dve studie, ktoré znova otvorili diskusiu.
Americka ,,Academy of Neurology“ vydala ,,Charakteristiku praxe® avnej podrobne
analyzuje  liecbu DMD kortikosteroidmi. Ide o vel'mi posobivy dokument, vytvoreny
skupinou skusenych klinickych lekarov a terapeutov, z ktorych sa niektori zucastnili
povodnych multicentralnych $tadii. Text podrobne rozobera tdaje zo 7 stadii prvej triedy
a niekol’ko §tadii niZSej triedy a prichadza k zaveru, Ze ,,u prednisonu sa ukazal prospeSny
efekt na svalovu silu a funkciu u chlapcov s DMD a mal by byt’ pontiknuty v davke 0,75
mg/kg ako lie¢ba.*

Co viak s vedlaj§imi uginkami?
Mozno ho podavat’ az v tak nizkych davkach ako 0,3 mg/kg a a treba sledovat’ jeho vyhody
anevyhody. Ale preCo neskusit vyhnut sa vedlaj§im ufinkom prednisonu pomocou
niektoré¢ho z alternativnych rezimov jeho uzivania, akym je preruSovany nizkodavkovy
rozvrh?

Dalsi nedavny dokument pomohol ukazat cestu do buducnosti V rozsahom mensej
Studii analyzujucej rezim prerusovaného nizkodavkového prednisonu sa hovori o tom, Ze boli
zistené znacné rozdiely v meraniach funkcii, kym pacienti uzivali prednison.



Avsak pacienti ¢akaju a je potrebné vypracovat’ konecnu, perspektivnu, multilateralnu,
porovnavaciu Studiu denny rezim s niektorym z alternativnych rozvrhov za u¢elom porovnat’
aké maju prednosti a aké vedl'ajsie ucinky. Toto bol zaver medzinarodnej konferencie, ktora
usporiadalo Eurdpske nervovosvalové centrum (European Neuromuscular Centre - ENMC).
Taktiez dospeli k odporucaniu, ze pacienti s DMD by mali byt’ lie¢eni vo v€asnom Stadiu
choroby, ¢im sa Sanca na dlhodobejsi efekt lieCby zvysuje. Pravdepodobne najschodnejSou
cestou bude spojenie oboch verzii rezimov: zacat' s kontinualnym (dennym) aplikovanim
nizkodavkového rozvrhu na 1 - 3 mesiace tak, aby sa nevyvinuli vedlajsie uc¢inky a potom
podla vlastnej vol'by prejst’ na preruSovany rezim, pripadne pokracovat’ v dennom rozvrhu.

V kazdom pripade, pediatrom ako aj rodicom by mala byt ponuknutd volba bud’
kontinualneho alebo prerusovaného rezimu. Ja len dufam, ze diskusiu na tato tému nebudeme
viest’ o d’alsich 10 rokov.
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Praktické doporucenia pre kortikosteroidnu medikaciu

= Nasadenie kortikosteroidov nie je mozné doporucit’ pausalne. U kazdého pacienta je nutné
individualne zvazit' pomer mozného prinosu a rizika! To takisto plati o vol'be vhodnej davky
a davkovacieho rezimu. Medikaciu indikuje Specialista — detsky neurolog.

Kedy uvaZovat’ 0 nasadeni medikacie?

= Ked uz pacient ukazuje znamky urcitej svalovej slabosti, ale pritom je eSte schopny
samostatnej bezproblémovej chodze. Tento stav zvy€ajne nastane okolo 6. az 9. roku veku.
V neskorSom obdobi, ked’ prichadza k vyraznejSej manifestacii svalovej slabosti, alebo je
pacient imobilizovany, sa o¢akava mensi efekt, ale eSte dostatocny napr. na zlepSenie funkcnej
kapacity pluc.

Ktoré preparaty su k dispozicii na Slovensku?

= Prednison 5 mg a 20 mg tablety
= Medrol (methylprednisolon) 4mg, 16 mg, 32 mg a 100 mg tablety

Aka je vhodna davka a davkovaci rezim?

=  Doporucena davka prednisonu je 0,75 mg/kg/den

= Uginok 5 mg prednisonu = 4 mg methylprednisolonu

» To znamend napr. u40 kg vaziaceho pacienta 30 mg prednisonu alebo 24 mg
methylprednisolonu (Medrolu) v 1 rannej davke

= Kazdy den v 1 rannej davke (najucinnejsi rezim , ale najviac neziaducich tcinkov)

Iné alternativy su:
=  Kazdy 2. den v 1 rannej davke (doporucené pre menej neziaducich Gc¢inkov, ale efekt moze
byt’ nizsi)
* 10 dni medikacia a d’alsich 10 dni vysadenie medikécie
= VSedné dni medikéacia a na sobotu a nedel'u vysadenie medikacie
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