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Nyt behandlingsprincip ved talassaemi

Fase 2-studie viser godt behandlingsrespons pa mitapivat, som er en oral
pyruvatkinaseaktivator, hos patienter med ikketransfusionskraevende talassaemi.

Talasszemier er en gruppe arvelige haemoglobinopatier, hvor produktionen af a- eller B-globin er nedsat.
Forekomsten i Danmark er stigende pa grund af gget antal personer med etniske rgdder i Afrika, Mellemgsten,
Middelhavsomradet, Indien og Sydestasien. I sveere grader er sygdommen meget alvorlig, endda ofte letal uden
blodtransfusion og livslang jernchelering. Veekstretardation og knoglemisdannelser ses ofte og selv hos lettere
ikketransfusionskraevende tilfeelde, og der ses ud over mikrocyteer aneemi komplikationer som bensar,
osteoporose, ekstramedulleer haematopoiese, leverpévirkning og hjertesvigt. Et nyt abent fase 2-studie afprever
effekten af mitapivat, som er en oral pyruvatkinaseaktivator over 24 uger hos 20 patienter med
ikketransfusionskraevende talasseemi med et heemoglobinniveau pa under 6,2 mmol/l. Forfatterne rapporterer et

godt behandlingsrespons hos 16 af patienterne, bedemt pa en stigning i heemoglobinniveau pa over 0,6 mmol/l.

Klinisk lektor, leder af Videnscenter for Heemoglobinsygdomme Andreas Glenthgj, Afdeling for Blodsygdomme,
Rigshospitalet, kommenterer: »Modne erytrocytter har ingen mitokondrier og er fuldt afheengige af glykolyse for
energidannelse (ATP) og overlevelse. Ved haamolytiske tilstande er erytrocyttens ATP-dannelse oftest
utilstreekkelig. @gning af glykolysens ATP-dannelse gennem aktivering af pyruvatkinase er et banebrydende
koncept for alle typer haemolytiske anaemier. Det aktuelle stof, mitapivat, kender vi i Danmark fra behandling af
patienter med pyruvatkinasemangel, hvor responsraten er noget lavere grundet de medfedte fejl i
pyruvatkinasegenet. Ved talasseemi er pyruvatkinasegenet intakt, og dette kan forklare den hgje responsrate pa
80%. Lige sé glaedeligt er det, at studiet inkluderer patienter med a-talassaemi, for de har hidtil manglet
protokollerede tilbud. Stoffet lader til at vaere veltolereret, og drop-out-raten er lav i de hidtidige studier. Dette
giver en vis optimisme for de globale fase 3-studier for patienter med transfusionskraevende og

ikketransfusionskraevende talasseemi, som ogsa skal forlgbe i Danmark«.
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