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Kohtauksittainen yollinen hemoglobiini-

virtsaisuus (PNH)

Kohtauksittainen yollinen hemoglobiinivirtsaisuus (paroxysmal nocturnal hemoglobinuria, PNH), on har-
vinainen luuytimen verisolujen hankinnaisesta mutaatiosta johtuva oireyhtyma. Taudinkuvaan kuuluu
klassinen triadi: krooninen suonensisdinen hemolyysi, verisuonitukostaipumus ja vaikeudeltaan vaihte-
leva luuytimen toimintahairio. Oireet johtuvat komplementin sdatelyhdiriosta, joka johtaa komplemen-
tin aktivaatioon solukalvoilla. Potilaiden taudinkuva vaihtelee paljon, ja taudin nimesta huolimatta vain
noin kolmanneksella potilaista esiintyy hemoglobinuriaa. Vaikeahoitoiset verisuonitukokset ovat taudin
vakavia komplikaatioita. Kymmenen viime vuoden aikana komplementin estohoito ekulitsumabilla on

parantanut potilaiden ennustetta.

NH on hankinnainen oireyhtymi, jonka

kliinisiin piirteisiin kuuluvat suonen-

sisiinen hemolyysi, laskimotukokset
sekd luuytimen toimintahirio. Kyseessi on hy-
vin harvinainen sairaus: vuosittain ilmaantuu
noin 1,3 tapausta miljoonaa asukasta kohden
(1). Suomessa diagnosoidaan vuosittain arviol-
ta 3—4 uutta tapausta, ja tunnettuja potilaita on
nykyisin noin 80. Eri aineistoissa tauti on to-
dettu keskimairin 35-4S vuoden idssi (2-4).
Keskimdiriinen elinajan odote diagnoosin saa-
misen jilkeen on noin 20 vuotta, mutta se vaih-
telee paljon (3).

Potilaiden oireet johtuvat komplementin
aktivaatiosta solukalvoilla. PNH-potilaiden
verisoluista puuttuu kaksi komplementin tir-
kedd suojamolekyylid, protektiini (CDS9) ja
DAF (decay accelerating factor, CDSS), joiden
tehtdvind on estid komplementin aktivaatiota
elimiston omien solujen pinnalla (5-7). CDS9
estdd C9-molekyylien polymerisaatiota ja solu-
kalvoa tuhoavan kompleksin (MAC) muodos-
tumista (kuva) (8). CDS9 ja CDSS kiinnitty-
vit normaalisti solukalvoon glykofosfoinositoli
(GPI)-ankkurilla. PNH-potilaille on tapahtu-
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KUVA. Komplementin lopputien saatelytekijoiden
puute johtaa kohtauksittaiseen yolliseen hemoglobii-
nivirtsaisuuteen (PNH). Normaalisti protektiini (CD59)
estdaa C9:n polymerisaatiota ja solukalvoa tuhoavan
kompleksin (membrane attack complex, MAC) muo-
dostumista. Ekulitsumabi estda C5:n aktivaation ja si-
ten myos MAC:n (C5b-9) muodostumisen.

nut mutaatio luuytimen kantasoluissa ankkuri-
molekyylin synteesiin tarvittavaa entsyymii
koodaavassa geenissi (PIG-A-geeni). Sen seu-
rauksena GPI-ankkurirakenne ja GPI-ankku-
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roidut molekyylit puuttuvat solujen pinnalta
(9). Kun suojaava tekiji puuttuu, komplement-
ti hyokkdd omia punasoluja vastaan ja aiheut-
taa suonensisdisen hemolyysin. Solut, joiden
pinnalta suojatekijit puuttuvat, muodostavat
PNH-kloonin. Tauti ei ole perinnéllinen.

Kirjallisuudessa on kuvattu my6s muutamia
PNH-potilaita, joiden taudin syy on CD59-
mutaatio (10,11). Tami korostaa CD59-mole-
kyylin oleellista merkitystd taudin synnyss,
silld yksistadn CDSS-puutos ei riitd aiheutta-
maan tautia. Synnynniisen CDS9-mutaation
seurauksena verisolujen lisiksi muutkin solut
ovat alttiita komplementtivaurioille. Niin tau-
tiin voi liittyd esimerkiksi multippeliskleroosin
kaltainen lapsuudessa alkava demyelinoiva neu-
ropatia (11).

Oireet ja loydokset

PNH:n oireet ja kliininen taudinkuva vaihtele-
vat suuresti. Osa potilaista on oireettomia, osan
arkieldmii ja toimintakykyd oireet rajoittavat
(TAULUKOT 1ja 2) (12).

PNH-potilailla esiintyy kroonista suonensi-
sdistd hemolyysid, jonka voimakkuus on yhtey-
dessi PNH-kloonin kokoon seki komplemen-
tin aktiivisuuteen. Tyypilliset laboratorioldy-
dokset esitetddn TAULUKOSSA 2. Osa potilaista
on kroonisesta hemolyysistd huolimatta oireet-
tomia. Jos luuydin tuottaa riittdvisti punasoluja
hajoavien tilalle, potilas ei ole aneeminen.

Hemolyysiin liittyvii oireita ovat yleinen uu-
pumus, paansirky seka siledn lihaskudoksen toi-
mintahdiriéstd johtuvat vatsa- ja selkikivut, pa-
hoinvointi, nielemiskipu tai -vaikeus seki erek-
tiohdiri6t. Siledn lihaskudoksen spasmi johtuu
typpioksidin puutteesta, joka puolestaan johtuu
siitd, ettd hemolyysissd vapautunut hemoglobii-
ni sitoo typpioksidia. Typpioksidin vajaus voi
aiheuttaa my6s keuhkoverenpainetaudin.

Hemolyysi kiihtyy komplementin aktivoi-
tuessa muun muassa infektioiden, leikkausten
ja vammojen yhteydessi. Hemolyyttiseen krii-
siin (PNH-paroksysmiin) voi liittyd akuutti
mutta usein ohimenevid munuaisten vajaatoi-
minta. Pitkdaikaisseurannassa jopa 65 %:lla po-
tilaista on todettu jonkinasteinen munuaisten
vajaatoiminta (13).

E-S. Korkama ym.

TAULUKKO 1. PNH:n luokittelu taudinkuvan ja 16yddsten
perusteella (12).

Klassinen PNH

Suonensisdinen hemolyysi: retikulosytoosi, suurentuneet
seerumin LD- ja bilirubiinipitoisuudet ja pieni hapto-
globiinipitoisuus

Ei viitettd muusta luuytimen sairaudesta

PNH muun luuydinsairauden yhteydessa

Tavallisimmin aplastinen anemia, myelodysplastinen
oireyhtyma

Muut myelooiset sairaudet

Subkliininen PNH

Potilaan PNH-klooni osoitettavissa, ei kuitenkaan labora-
toriokokein osoitettavaa hemolyysia

TAULUKKO 2. PNH-potilaiden oireita ja 10ydoksia.
Oireet

Yleinen uupumus
Paansarky

Vatsa- tai selkdkipu
Pahoinvointi

Nielemiskipu tai -vaikeus
Erektiohairio
Verisuonitukos
Keuhkoverenpainetauti
Munuaisten vajaatoiminta
Luuytimen toimintahairio

Laboratorioloydokset

Hemolyysi
Suora Coombsin koe negatiivinen
Retikulosytoosi

Suurentuneet LD- ja konjugoitumattoman bilirubiinin
pitoisuudet

Pieni haptoglobiinipitoisuus
Anemia
Hemoglobinuria

Virtsan hemoglobiini- ja hemosideriinindytteet
positiiviset

Taudin nimesti huolimatta vain osalla poti-
laista esiintyy hemoglobinuriaa. Hemoglobii-
nista vapautunut rauta hilseilee munuaisten
tubulussolujen mukana virtsaan hemosideriini-
nd. Voimakkaan hemolyysin yhteydessi myos
hemoglobiinia pidsee virtsaan, ja se tekee virt-
sasta tummaa, lihes mustaa.

Verisuonitukoksia esiintyy eri tutkimusten
mukaan 29-44 %:lla potilaista (14). Tukok-
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sia voi olla sekd valtimoissa ettd laskimoissa.
Alaraajojen syvien laskimotukosten ja keuhko-
embolian lisiksi tukoksia voi olla my6s epityy-
pillisissi paikoissa: iholaskimoissa (ihonekroosi,
purppura), vatsan alueen laskimoissa, maksalas-
kimoissa (Budd-Chiarin oireyhtyma) ja aivojen
laskimoissa (sinustromboosi) tai valtimoissa.

Tukostaipumus johtuu monesta eri teki-
jastd. Hemolyysin seurauksena pienentynyt
typpioksidipitoisuus ja suurentunut vapaan
hemoglobiinin madird lisddvat tukosriskid
muun muassa aktivoimalla verihiutaleita. My6s
endoteelin toimintahairié altistaa tukoksille.
Vapaa hemoglobiini aktivoi endoteelisoluja,
miki edelleen edistdd tulehdusta ja hyytymista.
Solukalvoa hajottavien kompleksien (MAC)
tuhoamista verihiutaleista vapautuu tukoksille
altistavia mikrovesikkeleita.

Komplementin aktivaatio voi itsessdankin
aktivoida hyytymistd. Hyytymis- ja komple-
menttijirjestelmien tiedetddn olevan tiiviissd
vuorovaikutuksessa. Trombiini muun muassa
aktivoi komplementin vaihtoehtoista reittid, ja
komplementtiproteiinit puolestaan aktivoivat
verihiutaleita ja hyytymisessd avainasemassa
olevaa kudostekijdd (15,16). Suuri tautiklooni
ja voimakas hemolyysi lisddvit tukosriskid ja
laskimotukokset ovat tavallisin PNH-potilai-
den kuolinsyy (3).

PNH:hon liittyy usein myds luuytimen toi-
mintahiirio, jonka vaikeus vaihtelee. Osalla po-
tilaista tauti ilmenee pdiasiassa sytopenioina.
Noin puolella potilaista on aplastinen anemia
ennen PNH:n kehittymisti. Osan potilaista
tauti voi kehittyd myelodysplastiseksi oire-
yhtymiksi (MDS) tai leukemiaksi (3). Toisaal-
ta myGs spontaaneja parantumisia on kuvattu

(17).

PNH-kloonin toteaminen

PNH:n diagnostiikassa mitataan GPI-ank-
kurimolekyyliin sitoutuneita proteiineja (esi-
merkiksi CD14, CD24 ja CDS9) tai ankkuriin
suoraan sitoutuvaa viriainetta (FLAER) neut-
rofiilien, monosyyttien ja punasolujen pinnal-
ta virtaussytometrialla. PNH-klooni voidaan
todeta, jos GPI-ankkurimolekyylin puutos on
osoitettavissa vihintddn kahdessa eri solulinjas-
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TAULUKKO 3. PNH-kloonin tutkimisen aiheita.

Hemolyyttinen anemia, kun Coombsin koe negatiivinen
Hemoglobinuria, melanuria

Aplastinen anemia

Pienen riskin myelodysplastinen oireyhtyma (MDS)
Epdselva sytopenia

Poikkeuksellinen tromboosi, esimerkiksi epatavallisessa
paikassa kuten vatsan alueella, vaikeahoitoinen, ei selity
tukostaipumustutkimuksissa, syopaselvittelyt tehty

sa. Koska PNH-kloonin koko miiriytyy gra-
nulosyyttien kloonikoon perusteella, on suo-
siteltavaa tutkia ensivaiheessa neutrofiilien ja
monosyyttien GPI-ankkurimolekyylin puute.

GPI-puutteisten solujen osuus (PNH-
klooni) ilmoitetaan prosentteina tutkittavasta
solupopulaatiosta. Punasoluista ilmoitetaan
erikseen tyypin 3 solut (tdydellinen GPI-puu-
tos) ja tyypin 2 solut (osittainen GPI-puutos).
Tyypin 2 solupopulaation arvellaan johtuvan
osittain puuttuvasta PIG-A-entsyymisti (18).
Tyypin 1 soluissa GPI-ankkuroidut molekyylit
ilmenevit normaalisti.

Klassisessa PNH:ssa GPI-puutteisten solu-
jen osuus on yleensi yli 10 %. Taudinkuva voi
ajan kuluessa muuttua. Potilaalle voi kehittya
seurannan aikana luuytimen toimintahiirié tai
alun perin luuytimen toimintahiirioon liittyva
PNH voi muuttua klassiseksi PNH:ksi, johon
liittyy hemolyysi (TAULUKKO 3). Jos PNH-soluja
on alle 1 % (pieni klooni), suositellaan varmis-
tamaan 16ydos ainakin kerran 6-12 kuukauden
kuluttua. Jos klooni on havinnyt tai tilanne on
stabiili ja potilas oireeton, seuranta voidaan
lopettaa. Punasolujen PNH-kloonin suurene-
minen ekulitsumabihoidon aikana on merkki
tehoavasta hoidosta, koska hemolyysi vihenee
komplementin eston my6ti ja CDS9-puutteiset
solut siilyvit verenkierrossa.

Suuren tukosriskin vuoksi diagnostisiin sel-
vittelyihin kuuluvat my6s muiden tukosriskite-
kijoiden (esimerkiksi aiempi tukos potilaan tai
suvun anamneesissa, ikd, tupakointi, ylipaino,
diabetes, hyperkolesterolemia, rasvamaksa,
uremia, lidkitys) kartoitus seki tukostaipumus-
selvittelyt laboratoriokokein.

Kohtauksittainen yo6llinen hemoglobiinivirtsaisuus (PNH)
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Ydinasiat

» PNH:ssa verisolujen pinnalta puuttuu
komplementin aktivaatiolta suojaava
molekyyli.

» Taudinkuvaan kuuluvat suonensisdinen
hemolyysi, luuytimen toimintahdirié ja
merkittava verisuonitukostaipumus.

» Vaikeaoireisen taudin hoitoon voidaan
kdyttdd monoklonaalista vasta-ainetta
ekulitsumabia, joka estda komplementin
loppureitin aktivaatiota ja siten suonen-
sisdistd hemolyysia ja sen komplikaatioita.

» Harvinaisen taudin hoidon ja seurannan
yhtendistamiseksi on luotu kansalliset
hoitosuositukset.

Hoito ja seuranta

PNH-potilaiden hoidossa kiytetddn punasolu-
jen siirtoja, foolihappo- ja rautakorvausta, eryt-
ropoietiinia, immunosuppressiivista hoitoa (esi-
merkiksi steroidit, siklosporiini) ja antikoagu-
laatiota. Ainoa parantava hoito on allogeeninen
kantasolusiirto, johon PNH-potilaiden osalta
liittyy kuitenkin huomattava kuolleisuus (19).

Ehkiisevii antikoagulaatiohoitoa tulisi har-
kita kaikille potilaille, joilla on suuri PNH-
klooni (yli SO %), todettu trombofilia tai muita
tukokselle altistavia tekijoiti. Runsaasti tyy-
pin 2 punasoluja sisiltivin kloonin on arveltu
erityisesti lisddvan tukosriskid, mistd ei kuiten-
kaan ole selkedd tutkimusnayttoa.

Ensisijaisesti suositellaan annettavaksi var-
fariinia tavoitteena INR-arvo 2-3 tai pienimo-
lekyylistd hepariinia painonmukaisena hoito-
annoksena. Asetyylisalisyylihappoa (100 mg/
vrk) tai pieniannoksista statiinia voidaan har-
kita (20). Suorien antikoagulanttien kiyttod
PNH-potilaiden hoidossa ei ole tutkittu, eiki
niita toistaiseksi voida suositella. Tukoksille al-
tistavissa tilanteissa, esimerkiksi sairaalahoidon
ja toimenpiteiden yhteydessd, tehokas ldak-
keellinen tromboosiprofylaksia on infektion tai
immobilisaation aikana aiheellinen. Tukoksen
sairastaneiden antikoagulaatiohoitoa jatketaan

pysyvisti (21).

E-S. Korkama ym.

Punasolusiirtoja annetaan mieluiten vain
yksi yksikko kerrallaan anemian aiheuttamien
oireiden lievittimiseksi niin, ettd siirtojen ly-
hytaikainen hy6ty huomioidaan. Mahdollista
raudan kertymisti seurataan, ja tarvittaessa
harkitaan rautakelaatiohoitoa.

Foolihappoa suositellaan kaikille potilail-
le, joilla on hemolyysid. Rautaa annetaan suun
kautta, mikali todetaan raudanpuute. Joidenkin
potilaiden, joiden seerumin erytropoietiinipitoi-
suus on suhteellisen pieni (alle 200-500 U/1),
osalta erytropoietiinihoito saattaa lievittdd he-
molyysistd aiheutuvaa anemiaa. Itse hemolyy-
siin se ei kuitenkaan vaikuta, eiki silld pida ta-
voitella liian suuria hemoglobiinipitoisuuksia.

Vuodesta 2007 alkaen PNH-potilaiden
hoidossa on kiytetty myds ekulitsumabia. Se
on humanisoitu monoklonaalinen CS-vasta-
aine, joka estid CS-komplementtiproteiinin
aktivaation. Tamin seurauksena estyvit seki
CSa-anafylatoksiinin muodostuminen ettd
komplementtikaskadin lopputien solukalvoa
tuhoavan kompleksin (MAC) muodostuminen
(kuva). Ekulitsumabi estdd siten PNH-puna-
solujen hajoamista sekd leukosyyttien ja veri-
hiutaleiden aktivaatiota (22). Ekulitsumabin
on osoitettu vahentdvin tehokkaasti PNH-poti-
laiden hemolyysid, anemiaa, punasolujen siirto-
tarvetta seki tukostapahtumia (23-25). Lisdksi
on havaittu suotuisa hoitovaste myés PNH:n
komplikaationa syntyneeseen munuaisten va-
jaatoimintaan (TAULUKKO 4) (13,25).

Suomessa yhdeksin potilasta on saanut eku-
litsumabia PNH:n hoitoon. Seitsemin potilaan
ladkitys on jatkuva. Yksi potilas sai ladketta ly-
hytaikaisesti akuutin sairastumisen yhteydes-
sd ja yhden potilaan lddke lopetettiin huonon
hoitovasteen ja taustalla olevan luuytimen sai-
rauden vuoksi.

Ekulitsumabin estimdd komplementin CS-
osatekijdd tarvitaan erityisesti Neisseria-infek-
tioiden torjunnassa (N. meningitidis, N. gonorr-
hoeae). Siksi ekulitsumabia saavat potilaat on
rokotettava meningokokkia vastaan. Rokotus
ajoitetaan ekulitsumabin antamisen yhteyteen,
ja lisiksi potilaan suojaamiseksi aloitetaan
vahintddn kahden viikon mikrobildakehoito
ennen rokotevasteen kehittymistd. Joissakin
maissa (muun muassa Isossa-Britanniassa)
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kiytetddn jatkuvaa suun kautta otettavaa mik-
robilddkeprofylaksia koko ekulitsumabihoidon
ajan, ja tdtd voidaankin harkita etenkin, jos po-
tilas ei ole saanut rokotetta meningokokki B:td
vastaan. Rokotteena kiytetddn nelivalenttista
konjugoitua meningokokkirokotetta, joka antaa
suojan serotyyppejd A, C, W135 ja Y vastaan.
Tehosteannos uusitaan kolmen vuoden vilein.
Lisdksi annetaan serotyyppid B vastaan suojaa-
va rokote (26,27).

Ekulitsumabia saaville potilaille suositellaan
kausi-influenssarokotetta vuosittain. Immuni-
saatiot suositellaan ajoitettaviksi ekulitsumabi-
infuusion yhteyteen, jotta rokote ei pahentaisi
komplementtivilitteisia PNH-oireita.

Raskaana olevien PNH-potilaiden kompli-
kaatioriski (etenkin tukosriski) on suurentunut
raskauden ja synnytyksen aikana seki lapsi-
vuodeaikana (14). Ekulitsumabin kiytosti
raskauden aikana on kertynyt kokemusta, ja
kansainvilisen kiytinnén mukaan raskaana
oleville PNH-potilaille suositellaan nykyisin
ekulitsumabihoitoa toisesta raskauskolmannek-
sesta alkaen niin, ettd sitd jatketaan vahintddn
3 kuukautta synnytyksen jilkeen (28).

Pieni osa potilaista paranee spontaanisti, ja
joissakin tapauksissa ekulitsumabihoito on voi-
tu lopettaa (Anita Hill, St. James’s University
Hospital, Leeds, henkilokohtainen tiedonanto).
Tauti voi mys kehittyd aplastisen anemian tai
myelodysplasian suuntaan, jolloin luuytimen
toimintahdirié on hallitseva kliininen ongelma.
Jatkuvan hemolyysin tiedetidn my6s voivan
johtaa kohde-elinvaurioihin, munuaisten vajaa-
toimintaan ja keuhkoverenpainetautiin.

Tarkkaan ei tiedeti, keiden riski saada vaka-
via tromboembolisia komplikaatioita tai elin-
vaurioita on suurin, ja siksi potilaiden sdinnél-
linen seuranta on tirkedd. Seurannan yhteydes-
sd arvioidaan hemolyysin ja anemian vaikeus,
kloonikoko, rautavarastot, merkit mahdollises-
ta luuytimen vajaatoiminnasta ja elinvauriosta,
oireet, mahdolliset tukokset sekd punasolujen
siirtotarve. Ekulitsumabia saavien potilaiden
osalta arvioidaan my6s hoidon teho ja mahdol-
lisen jaannoshemolyysin méidrd. Yleensd poti-
laiden tilannetta seurataan 3-12 kuukauden
vilein Kliinisen kuvan mukaan. PNH-kloonin
koko on hyvi tarkastaa 6-12 kuukauden vilein.
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TAULUKKO 4. Ekulitsumabihoidon aloituksen harkitse-
misen kriteerit ja ladkehoidon aloituksen vasta-aiheet (25).

Ekulitsumabihoidon aloituksen harkitsemisen
kriteerit

PNH-diagnoosi ja aktiivinen hemolyysi
Lisdksi vahintaan yksi seuraavista:
Tromboosi

Punasolujen siirtotarve > 6-8 yksikkéa/vuosi

Hemolyysista johtuva anemia: oireettoman potilaan
Hb-pitoisuus <70 g/l ja oireisen < 100 g/I

Hemolyysista tai tromboosista johtuva keuhkoveren-
painetauti tai keuhkojen vajaatoiminta: NYHA-luokka IlI

Hemolyysista johtuva munuaisten vajaatoiminta (glome-
rulusten suodatusnopeus < 60 ml/min)

Siledn lihaskudoksen spasmi (esim. nielemisvaikeus, vat-
sakivut, erektiohairiot)

Raskaus ja lapsivuodeaika (3 kk)

Ladkehoidon aloituksen vasta-aiheet (poissulku-

kriteerit)

PNH-klooni < 10 %

Kliininen harkinta, jos trombosyyttimaard <30 x 10%/I ja
neutrofiilimiara <0,5 x 10%/1

LD-pitoisuus < 1,5 x normaalin yldrajan

Hoitamaton Neisseria meningitidis- tai muu bakteeri-
infektio

Komplementin puutostila

Kantasolusiirron jalkitila

Yliherkkyys ekulitsumabille tai sen ainesosille
Potilaan huono hoitomyéntyvyys

PNH:n aktivoituminen akuuteissa tilanteis-
sa, kuten infektioiden ja leikkauksien yhteydes-
sd, suurentaa komplikaatioriski. Seka potilasta
ettd hoitavaa ladkaria neuvotaan ottamaan her-
kisti yhteys potilasta hoitavaan hematologiin
tai PNH-hoitoyksikko6n, mikali potilas jou-
tuu sairaalahoitoon syystd riippumatta. Tall6in
lidkkeellisen tromboosiprofylaksin tarve ar-
vioidaan tapauskohtaisesti, jos potilaan kiytos-
sé ei ole pysyvii antikoagulaatiohoitoa. Lisiksi
arvioidaan mahdollinen ekulitsumabin aloitta-
misen sekd ylimadraisen tai aikaistetun ekulit-
sumabiannoksen tarve.

Lopuksi

Koska kyseessd on harvinainen tauti, aiheesta
kiinnostuneet hematologit ja immunologit ovat
luoneet kansalliset hoitosuositukset hoidon ja
seurannan yhteniistimiseksi (PNH-ryhmi,

Kohtauksittainen yo6llinen hemoglobiinivirtsaisuus (PNH)
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29). Helsingin ja Uudenmaan sairaanhoitopii-
rissd toimii PNH-poliklinikka, jossa potilaita
hoidetaan keskitetysti hematologin ja hyyty-
mishdirioihin erikoistuneen lddkirin yhteis-
vastaanotolla. Usein potilaita hoidetaan yhteis-
tyossa paikallisen hematologin kanssa.

My6s kansainvilisti yhteistyotd tehddian
niin potilaita koskevien konsultaatioiden kuin
tutkimustyonkin saralla. Potilaan kirjallisel-
la suostumuksella keritidn Kkliinisid tietoja
kansainviliseen PNH-rekisteriin (30) ja Suo-
men hematologiseen rekisteriin (31). Tarkoi-
tuksena on saada epidemiologista tietoa harvi-
naisen taudin luonnollisesta kulusta, hoidosta
ja komplikaatioista.

Komplementin estohoidon myotda PNH-
potilaiden ennuste ja elinajan odote ovat pa-
rantuneet (32,33). Kéynnissi on uusia hoito-
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muotoja, esimerkiksi ihon alle annettavia ja
pitkdvaikutteisia valmisteita, koskevia kliinisid
ladketutkimuksia (34,35). Hoitoon liittyy myds
ongelmia. Ekulitsumabihoitoa on maailmanlaa-
juisesti rajoittanut lddkkeen kallis hinta, johon
liittyvid nakokulmia on Suomessakin jouduttu
pohtimaan (36). Osa potilaista ei pysty sitou-
tumaan kahden viikon vilein sairaalassa annet-
taviin infuusioihin, eikd komplementin esto ole
riskitonta infektioalttiuden takia.

PNH on harvinainen tauti, ja pienessd po-
tilasryhmissda taudinkuva vaihtelee suuresti
tavalla, joka ei selity ainoastaan PNH-kloonin
koolla. Lisitietoa tarvitaan vield taudin luon-
nollisesta kulusta, tukosriskitekijoistd seka joi-
denkin potilaiden spontaanista parantumisesta
tai taudin satunnaisesta pahanlaatuistumisesta
leukemiaksi. m
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Paroxysmal nocturnal hemoglobinuria (PNH)
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