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Objave

s POROCILA O SAMOZDRAVLJENJU

Vsi hemofiliki in drugi bolniki z motnjo v strjevanju krvi smo se ob prehodu na samozdravlje-
nje zavezali, da bomo na Register hemofilikov redno posiljali POROCILA O SAMOZDRAVLJE-
N]JU. Na spletnih straneh drustva www.dhs.si je na voljo Poroc¢ilo o samozdravljenju v wordovi
oz. PDF-datoteki; eno od njiju lahko shranite v ra¢unalnik in izpolnjeno posljete po elektronski
posti na naslov register. hemofilija@kclj.si ali pa jo natisnete in posljete z navadno posto na
naslov Register hemofilije, UKC Ljubljana — Pediatri¢na klinika, Bohori¢eva 20, 1000 Ljubljana.

Poro¢ilo o samozdravljenju na domu obvezno posiljamo redno vsak mesec zaradi zdravniSkega
nadzora o izvajanju predpisanega zdravljenja na osnovi Zakona o zbirkah zdravstvenih podatkov,
ki je pravna podlaga Registra hemofilikov. Neposiljanje poro¢€il pomeni nespostovanje zdravni-
kovih navodil in krSenje medsebojnega dogovora. Tudi v tem primeru ohranjamo pravico do
zdravljenja tako, da nam faktor za strjevanje krvi vbrizgajo v bolnisnici ali zdravstvenem domu.

IZOBRAZEVALNO SRECANJEV TERMAH ZRECE

Vabimo vas na izobraZevalno sre¢anje ¢lanov DHS s hemofilijo in drugimi motnjami v strjevanju
krvi, ki bo od 5. do 7. aprila 2024 v Termah Zrece. Ob izobraZevalnem delu bo tudi fizioterapija
v bazenu. Stevilo udeleZencev je omejeno. Prijave sprejemamo do zapolnitve mest, najpozneje
do 21. marca 2024.
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SVETOVNI DAN HEMOFILIJE IN DRUGIH MOTEN] V STRJEVAN]JU KRVI 2024

Svetovni dan hemofilije in drugih motenj v strjevanju krvi 2024 bomo praznovali prav posebno.
Zbrali se bomo v sredo, 15. aprila 2024, ob 17. uri v ljubljanski knjigarni Konzorcij na Slovenski
cesti 29 in predstavili knjigo Tajeva buska pisateljice Aksinje Kermavner.
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Slovenije ZVEZDA

SPOMINSKI DAN NA POLICI 2024

Tradicionalni spominski dan na Polici z maSo v spomin na vse umrle bolnike hemofilike bo letos
v soboto, 15. junija 2024, ob 11. uri v cerkvi sv. Jakoba. Po masi se bomo srec¢ali v Sormovem mal-
nu. Prijazno vabljeni tudi sorodniki pokojnih, da se spomnimo skupnih sre¢anj v bolniSnici, na
drustvenih prireditvah ali na spominskem dnevu.

Prispevke za objavo v Koncentratu — Koncentratu novic Drustva hemofilikov Slovenije posljite
na naslov info@dhs.si, besedila v wordovem formatu, fotografije pa v formatu jpg visoke lo¢ljivosti.
Veseli bomo vasih poro¢il, pobud, razmisljanj in pripomb.

Mojca Kralj, urednica

KONCENTRAT

Koncentrat novic Drustva hemofilikov Slovenije

Izdaja Drustvo hemofilikov Slovenije
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Oblikovanje, grafi¢na priprava in tisk: PARTNER GRAF, d. 0. o. hemofilije 2024 ~ Po predstavitvi
knjige Tajeva buska.
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# Janez Dolinsek

Uspesen sklep
mandata

Foto: Mitja Kav¢i¢

jem mandatnem obdobju. Spomladi letos se namre¢ za-
kljuCuje moje Sstiriinpolletno vodenje Drustva hemofilikov
Slovenije, zatorej ta uvod kot nekakSen pregled drustvenih
dejavnosti v preteklosti.

Vrokah imate zadnjo Stevilko naSe revije Koncentrat v mo-

Prekrmariti skozi ta turbulentni ¢as ni bilo preprosto, saj je
bilo velikokrat treba jadrati vse preblizu ¢eri. A z vztrajnostjo,
mocno voljo in v druzbi dobre ekipe sodelavcev smo prisli da-
le¢ in tudi do uspeha. Nestanovitno obdobje je zaznamoval iz-
stop nekaterih ¢lanov iz drustva in osnovanje novega ter pred-
vsem tezave z registracijo novega vodstva in pravil drustva
pri upravnem organu. Slednje so trajale dolga tri leta in na-
posled je bilo drustvo na upravni enoti potrjeno. Véasih sem
se posalil, da bom prvi predsednik, ki bo sklenil svoj mandat,
a pravzaprav ni bil nikoli uradno potrjen. K bolj zapletenemu
delovanju drustva je prispevala tudi epidemija kovida. Kljub
vsemu naStetemu nam je uspelo zaértati nekaj novih projek-
tov; do danes so uspesno zaZiveli. Eden izmed taksnih je go-
tovo Ze tradicionalno Letovanje mladih na Debelem rti¢u, ki je
namenjeno druZenju in izobraZevanju mladih €lanov, starejsi
¢lani pa se spomladi srecujejo in izobrazujejo v Termah Zrece.

Po nekajletnem premoru smo ponovno zacéeli izdajati
drustveno revijo Koncentrat — Koncentrat novic Drustva hemo-
filikov Slovenije. V novi grafiéni podobi Stirikrat letno prinasa
novice o delovanju drustva ter obves¢a o novostih pri zdra-
vljenju hemofilije in drugih motenj v strjevanju krvi. UdeleZu-
jemo se vseh konferenc Evropskega konzorcija za hemofilijo
(EHC), navzo¢i smo tudi na svetovnem prizoris$€u, na sre¢anjih
in skupscini Svetovne zveze za hemofilijo (WFH). Zavedamo
se, kako pomembno je vklju¢evanje mlajsih bolnikov v izo-
braZevanje. Tako vsako leto spodbudimo vsaj enega mladega
hemofilika, da prisostvuje izobraZevanju mladih za delovanje
znotraj drusStev hemofilikov (EHC Leadership Conference).
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Prihodnost se zdi obetavna, saj se mlajsi ¢lani bolniki dobro udejstvujejo in smo nanje lahko
ponosni. Priznanje, da delo dobro opravljamo, prihaja tudi iz mednarodnega okolja; to nam daje
Se poseben zagon za nadaljevanje uspesnih projektov.

Naj ob tem omenim, da je razstava Ziveti s hemofilijo, zasnovana ob Svetovnem dnevu hemofili-
je, na Gallusovem nabreZju v Ljubljani v javnosti doZivela zelo dober odziv. Namen razstave je bil
sporociti, da lahko hemofiliki kljub razli¢nim telesnim oviram in boleznim s pomoc¢jo sodobnega
zdravljenja Zivimo dokaj normalno Zivljenje in se raznovrstno poklicno in prosto¢asno udejstvu-
jemo, se ukvarjamo z raznovrstnimi konji¢ki in tudi na Sportnem podroc¢ju. Sanje so na dosegu,
le mnogo vztrajnosti, krepke volje ter optimistiénega duha je treba vloZiti vanje. Zelimo si, da bi
bili tudi mlajsi ¢lani naravnani k taksSni miselnosti, zato jih spodbujamo, naj hemofilijo sprejmejo
kot taksno, naj svoje bolezni ne skrivajo in se nauc¢ijo z njo ¢im bolj normalno Ziveti. Ko se tako
ozrem nazaj, menim, da smo na opravljeno delo lahko ponosni. Stevilne aktivnosti in organizacije
dogodkov seveda ne bi mogel izpeljati brez odli¢ne in sréne ekipe, ki mi je stala ob strani in mi
bila v pomo¢. Na nasSo sre¢o nam je za obsezno in zahtevno operativno in organizacijsko delo v
nasi pisarni uspelo pridobiti predano, zavzeto in ustvarjalno sodelavko Mirjano Zivi¢ Kavéié.

Naj se vsem zahvalim za podporo in pomoc¢ v tem mandatnem obdobju. Da je Drustvo hemofi-
likov Slovenije uspesno kljubovalo Stevilnim teZavam in izzivom ter se uveljavilo kot stabilno dru-
Stvo, gre izredna zahvala v prvi vrsti dolgoletnemu prejSnjemu vodstvu. Delo smo lahko zaradi
trdnih vsebinskih temeljev drustva nadaljevali po uspesni poti, ki jo je za¢rtal drugi in dolgoletni
predsednik drustva prof. Joze Faganel.V ledino je zaoral globoko in temeljito, mi pa smo se na
njej soo€ili s ¢ermi danasSnjega ¢asa. Drevesa z mo¢nimi koreninami ni mogoce kar tako podreti.
Naj bo to popotnica tudi nasSim najmlajSim ¢lanom in vsem zanamcem, saj nikdar ne vemo, v ka-
ksnih okolis¢inah se lahko znajdemo v prihodnosti.

Za uspesno delovanje drustva gre zahvala vsem ¢lanom drusStvenih organov in drugim sode-
lavcem, mnogim organizacijam tako na domacih kot tujih tleh in vsem naSim podpornikom in
donatorjem ter ne nazadnje tudi vsem vam, dragi bralci naSega Koncentrata. Vanj je vlozenega
veliko truda in pozornosti, za kar se zahvaljujem urednici Mojci Kralj in TomaZu Faganelu za ure-
dnisko in tehni¢no podporo. Trudimo se biti dostopni ¢im SirSemu krogu bralcev, zato smo vse
bolj dejavni tudi na druzbenih omrezjih. Za tovrstno obvesS¢anje smo hvalezni Mitji Kavéicu.

Nasemu drustvu Zelim tudi pri delovanju v novem mandatnem obdobju veliko uspeha.

Janez Dolinsek
predsednik Drustva hemofilikov Slovenije
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Evropski dan ozavesc¢anja
o von Willebrandovi bolezni

Ninakljucje, da se ravno po 100 letih od prxve-
ga zapisa o opazovanjih in raziskovanju kr-
vavitve pri Zenskah pojavlja svetovni prepo-
rod ozavesSc¢anja o von Willebrandovi bolezni
(v nadaljevanju vWb) s sloganom Narediti
nevidno vidno. 1. februarja, na rojstni dan
zdravnika dr. Erika Adolfa von Willebranda,
je bil v organizaciji odbora za vWb Evrop-
skega konzorcija za hemofilijo (EHC) na vrsti
prvi sklop spletnih dogodkov sicer celoletne-
ga izobraZevalnega projekta ozaveScanja o
von Willebrandovi bolezni.

HC si prizadeva, da bi bila razvojna pot

zivljenja z vWb za vsakega bolnika &im
bolj mehka in gladka. Na prvem spletnem
predavanju 1. februarja 2024 sta EHC in zdru-
Zenje EuroBloodNet (EBN) predstavila celole-
tni program ozaves¢anja o vWb. Predstavili so
logotip, slogan in letni spored. Javnost Zelijo
ozavestiti, da je vVWb najbolj razSirjena motnja
v strjevanju krvi, a je Se vedno spregledana.
Veliko ljudi, zlasti tistih, ki imajo lahko obliko
vWb, ne ve, da so bolni. Imajo izkuSnje s dalj-
Simi krvavitvami in menijo, da so normalne.
Taka oseba ne ve, kaksna je normalna krvavi-
tev, zato tudi ne iS¢e pomoci. Pogosto motnjo
v strjevanju krvi prepozna nakljuéno, npr. ob
izdiranju zob ali operativnih posegih. Zato
je namen programa doseganje enakoprav-
nosti pri postavljanju diagnoze in zdravstveni
obravnavi ter oskrbi za vse ljudi v Evropi, a
tudi globalno, ne glede na jezik, spol, starost,
nacionalnost, raso in vero.

IzhodiS¢e programa izhaja iz lanskega
evropskega projekta, in sicer serije umetni-
Skih fotografij modric, ki ga je izpeljalo tudi
Drustvo hemofilikov Slovenije. O dogodku
smo porocali v Koncentratu (2023, st. 80).

Mesecéno se bodo zvrstila razli¢na aktualna
predavanja z razpravo. Predavanja so name-
njena strokovnjakom zdravstvenim delavcem,
ki se sre€ujejo z ne tako redko vWb, organi-
zacijam, ki se zavzemajo za ljudi z motnjami v
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strjevanju krvi, in osebam, ki to bolezen imajo.
S predavanji Zeli prireditelj osvetliti Zivljenj-
ske izzive bolnika z vWDb, strahove, povezane
z boleznijo, kakovost Zivljenja, dostopnost do
diagnosticiranja bolezni in zdravljenja ter os-
krbo z vsemi medicinskimi storitvami, ki so v
Evropi na voljo.

Nadaljnji cilj tega programa je Siriti poso-
dobljeno znanje s podro¢ja vWb med zainte-
resiranimi hematologi, ginekologi, internisti,
pediatri, medicinskimi sestrami ter drugimi
zdravstvenimi delavci in organizacijami paci-
entov.

Na koncu prispevka predstavljamo spored
trinajstih zaporednih meseénih ¢&etrtkovih
spletnih sre¢anj od 17.30 do 19. ure. Preda-
vanja so brezplaéna, nujna pa je vnaprejSnja
prijava na spletu: https://www.ehc.eu/euro-
pean-von-willebrand-platform/ehc-ern-vwd/.
Posamezen sklop spletnega sre¢anja na plat-
formi ZOOM sestavlja 35 minut predavanja
izbranih strokovnjakov in 35 minut razprave,
vprasSanj in odgovorov. Ve¢ o programu pro-
jekta si lahko ogledate na naslovu https://
www.ehc.eu/european-von-willebrand-plat-
form/ehc-ern-vwd/.

Predavanja in razprave bodo prireditelji
posneli. Dostopne bodo na spletih EuroBlo-
odNet (EBN), na YouTube kanalu EDU in na
platformi EHC in jih bomo lahko spremljali
tudi v arhivu.

Vabimo vas, da se temu izobraZevalnemu
programu pridruZite.

Spored je obseZen in verjamemo, da bo dal
marsikateri odgovor, povezan s strahovi, ki se
porajajo v Zivljenju z vWb, krvavitvami, naér-
tovanjem ustreznega Zivljenjskega sloga in
kariere, druZine, noseénosti, poroda in starSe-
vstva, ukrepanjem ob izrednih stanjih, kot so
nesrece, operativni posegdi, stomatoloski po-
segi, in moznimi zapleti. V okviru Drustva he-
mofilikov Slovenije smo lani organizirali dve
sre€anji t. i. zenskega kroga, za vse zenske, ki
imajo izkuSnjo z motnjami v strjevanju krvi, z
ambasadorko pri EHC Brino Zaman in amba-
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sadorko za vWb Mojco Kralj. Letos sta v nacr-
tu Se dve sre€anji, v Termah Zre¢e in na Debe-
lem rti¢u. Sre¢anje Zenskega kroga se izvaja
v zaupnem krogu, kjer imajo Zenske moZnost
podeliti svoje izkuSnje in dileme, povezane z
zivljenjem z motnjami v strjevanju krvi.

Spored

1. 2. 2024: Von Willebrandova bolezen (v na-
daljevanju vWDb) ni hemofilija (prof. Jeroen
Eikenboom, Univerzitetni medicinski center,
Leiden/Nizozemska; Baiba Ziemele, Latvijsko
zdruZenje za hemofilijo, Odbor za vWb pri
EHC, Odbor za vWb pri WFH, EPAG ERN - Eu-
roBloodNet)

7. 3. 2024: Genetika vWWb (prof. Frank Lee-
beek, Erasmus MC, Univerzitetni medicinski
center Rotterdam/Nizozemska; Jo Traunter,
sopredsednica odbora za vWDb pri EHC)

28. 3. 2024: Tip bolezni ne doloéa simptomov
vWb (prof. Riitta Lassila, Univerza v Helsin-
kih/Finska, Oddelek za koagulacijske motnje,
hematologijo, Onkoloski center, Univerzitetna
bolnisnica Helsinki; Hannah Yarnal, Britansko
zdruZzenje za hemofilijo)

9. 5. 2024: Tudi ljudje s vWb krvavijo (prof.
Michele Lavin, Sola za farmacijo in biomole-
kularne vede, Dublin/Irska; prof. Dearbhla
Dohert, Univerzitetna bolniSnica sv. Vincen-
cija, Dublin/Irska; Baiba Ziemele, Latvijsko
zdruZenje za hemofilijo, Odbor za vWb pri
EHC, Odbor za vWb pri WFH, EPAG ERN - Eu-
roBloodNet)

6. 6. 2024: Ne pustite, da ljudje na poti do
zdravljenja krvavijo: natanéna diagnoza vWb
(prof. Susie Shapiro, Univerzitetna bolniSnica
Oxford, Oxford/Velika Britanija; Georgia Ko-
rosidou, Grsko zdruZenje za hemofilijo; Baiba
Ziemele, Latvijsko zdruZenje za hemofilijo,
Odbor za vWb pri EHC, Odbor za vWb pri
WFH, EPAG ERN - EuroBloodNet)

11. 6. 2024: Zdravljenje vWb: kaksne so moz-

nosti (prof. Sophie Susan, CHU, Lille/Francija;
Cathy Verbraeken, Odbor za vWb pri EHC)
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19. 9. 2024: Operacije pri vWb (prof. Flora
Peyvandi, Fundacija IRCCS na Polikliniki Ca'
Granda, Milano/Italija; Julia Rauscher, so-
predsednica odbora za vWDb pri EHC)

17. 10. 2024: Tudi Zenske krvavijo (menstrua-
cija, upravljanje menstruacije, vpliv, spolni od-
nosi pri vWb itd. (Beatrice Nolan, DruZba za
zdravje otrok Irske, Dublin/Irska; Jo Traunter,
sopredsednica odbora za vWb pri EHC)

November 2024: PorodniStvo (prof. Karin
van Galen, Univerzitetni medicinski center,
Utrecht/ Nizozemska; prof. Rezan Abdul-Ka-
dir, Univerzitetni kolidz v Londonu/Velika Bri-
tanija; Jo Traunter, sopredsednica odbora za
vWD pri EHC; Debra Pollard, glavna medicin-
ska sestra specialistka, Center za hemofilijo
Katharine Dormandy, Kraljeva sploSna bolni-
Snica, London)

5. 12. 2024: Staranje (prof. Giancarlo Ca-
staman, Univerzitetna bolniSnica Caregdi,
Firence/Italija; Nicolas Giraud, Francosko
zdruZenje za hemofilijo; Cathy Harrison, vis-
ja medicinska sestra, Center za hemofilijo in
trombozo, Sheffield/Velika Britanija)

16. 1. 2025: VWb na urgenci (Flora Peyvandi,
Fundacija IRCCS na Polikliniki Ca' Granda,
Milano/Italija; Sunny Maini, Britansko zdruze-
nje za hemofilijo)

Februar 2025: Custvena travma (Jo Traunter,
podpredsednica odbora za vWDb pri EHC)

Marec 2025: Izboljsanje kakovosti Zivijenja
bolnikov s vIWb (predstavnici bolnikov Cathy
Verbraeken in Annabel Kattai, Odbor za viWb
pri EHC)

Eﬁﬁ Webinars

-
L

v

Vir: splet.

St. 84, marec 2024



# Mirjana Zivi¢ Kav¢ié

Odmevi @

Kongres Evropskega zdruzenja za
hemofilijo in sorodne bolezni (EAHAD)

Frankfurt, 6.-9. februar 2024

17. kongres Evropskega zdruZenja za hemo-
filijo in sorodne bolezni se je zacel z interak-
tivno sejo, ki je bila namenjena informiranju
o najnovejSih in najboljSih inovativnih pristo-
pih v zdravljenju hemofilije in drugih motenj
v strjevanju krvi. Na tem predavanju so govo-
rili o pomembnosti izbire terapije in prevze-
mu odgovornosti. Zaradi raznolikosti terapij
so se udeleZenci strinjali, da je individualni
pristop k obravnavi slehernega pacienta nu-
jen. Pomembno je, da bolniki razumejo, da
enotnega zdravljenja ali terapije, ki bi ustre-
zala vsem, ni. Vsak bolnik ima svoj Zivljenj-
ski slog, svoje potrebe in svoje cilje. Zato je
za doseganje najboljSih rezultatov najpo-
membnejSa individualna obravnava.

oo X

Enako je pomemben dostop do informacij.
Bolniki in njihovi svojci bi morali aktivno so-
delovati pri zdravljenju oz. njegovi izbiri. Pou-
darili so, da je ta odgovornost osrednjega po-
mena ne glede na dejstvo, ali gre za bolnika
samega ali pa za njegove starSe, ki odlo¢itev
sprejemajo v imenu svojega otroka. Sprejema-
nje odloéitev o terapiji zahteva temeljito ra-
zumevanje moznosti, tveganja in koristi posa-
meznih pristopov. Pri tem je klju¢en pogovor
z zdravnikom, saj se starSi otrok s hemofilijo
pogosto soocajo z zahtevnimi odlo¢itvami gle-
de zdravljenja, ki vpliva na dobrobit njihovih
otrok. Zato je pomembno, da se starSem zago-
tovita podpora in dostop do informacij; samo
tako so pri odlo¢anju in skrbi za svoje otroke
primerno osveséeni.

Predavanju so sledili simpoziji farmacevt-
skih druZb, ki so predstavile svoje dosezke na
podroé&ju inovativnega zdravljenja.

Predavatelji so govorili o umetni inteligen-
ci in kako ta vpliva na razvoj zdravljenja in na
zivljenje posameznika. Pomembno je pravil-
no uporabljati vse moZnosti tehnoloskega na-
predka in vse dostopne informacije preveriti.
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Na novo so poudarili pomembno vlogo
zensk v svetu hemofilije in drugih motenj v str-
jevanju krvi. Kljuéna je namre¢ na vec ravneh.
V druzinah so Zenske pogosto glavne skrbnice
in bolnikom zagotavljajo podporo. Tudi same
lahko imajo hemofilijo ali druge motnje v str-
jevanju krvi. Zdravljenje teh stanj je enako po-
membno kot pri moskih, zato tudi same pot-
rebujejo posebno obravnavo in zdravljenje.
Spodbujanje ozaveStenosti o vlogi Zensk je
zato pomembno. Vklju¢uje tudi izobraZevanje
in podporo Zenskam, ki Zivijo z motnjo v strje-
vanju krvi same.

Navzoci so soglasali, da je psiholoska pod-
pora bolnikom s hemofilijo in drugimi mot-
njami v strjevanju krvi bistvena. O tem je po-
membno govoriti predvsem ob prihodu novih
oblik zdravljenja, kot so npr. genska terapija
in drugi inovativni pristopi. Tudi ¢e so te tera-
pije obetavne in se zaradi njih zdravje izbolj-
Sa, je prilagajanje na spremembe za bolnika
¢ustveno zahtevno, lahko se pojavijo Stevilne
skrbi in vpraSanja tako pri bolnikih kot pri
¢lanih njegove druZine ali druzbe.

Pomembno je, da se bolniki z zdravstveni-
mi delavci o svojih pomislekih, vpraSanjih in
zeljah glede zdravljenja odprto pogovorijo.
Psiholoska podpora je zato nujna pri spod-
bujanju odprte in iskrene komunikacije med
bolniki in zdravstvenimi strokovnjaki in za
popolno oskrbo bolnikov. Treba je zagotoviti
dostop do kakovostnih psiholoskih storitev, ki
lahko bolnikom pomagajo pri soo€anju s ¢u-
stvenimi izzivi, povezanimi z njihovo bolezni-
jo in zdravljenjem.

KONCENTRAT novic Drustva hemofilikov Slovenije ‘B



Pogled v kongresno predavalnico.
Foto: Mirjana Zivi¢ Kav&i¢

Sodelujoéi so poudarili tudi vpraSanja in
probleme, ki izhajajo iz vseh drugih moznih
bolezni, s katerimi se hemofilik lahko sreca.
Zaradi podaljSane Zivljenjske dobe bolnikov,
ki jo omogoca napredek v zdravljenju, se
bolniki soo¢ajo z drugimi zdravstvenimi izzi-

‘E KONCENTRAT novic Drustva hemofilikov Slovenije

vi, podobno kot vsi drugi sicer zdravi ljudje.
Razumevanje teh dodatnih zdravstvenih tezav
je pomembno za celovito zdravstveno oskr-
bo. Bolniki s hemofilijo in drugimi motnjami v
strjevanju krvi so lahko izpostavljeni tveganju
npr. za sréno-Zilne bolezni, kot so visok krvni
tlak, sréni infarkt ipd. Redno spremljanje sr¢-
no-zilnega zdravja je za prepre€evanje in ob-
vladovanje teh teZav bistvenega pomena.

Moski lahko imajo teZave s prostato. Spremlja-
nje je pomembno za prepre¢evanje morebitnih
zapletov. Bolniki z motnjo v strjevanju krvi so lah-
ko dovzetni za nevroloske teZave, kot so krva-
vitve v mozganih ali nevroloski zapleti zaradi
nepredvidene krvavitve. Pravo¢asno prepo-
znavanje in zdravljenje teh teZav je za prepre-
¢evanje trajnih poSkodb prav tako izredne-
ga pomena. Dolgoroéno krvavenje v sklepe
lahko povzroéi artropatijo, kroni¢no vnetje in
degeneracijo sklepov, kar privede do invali-
dnosti. U¢inkovito zdravljenje bolezni in reha-
bilitacija sklepov sta bistvena za ohranjanje
gibljivosti, sploSne mobilnosti bolnika in ka-
kovosti njegovega Zivljenja.

Poudariti je treba, da je celostna oskrba, ki
uposteva vse zdravstvene potrebe bolnikov,
osrednjega pomena. Poleg osredoto¢anja na
zdravljenje same hemofilije vklju¢uje redno
spremljanje in zdravljenje dodatnih zdravstve-
nih teZav, ki se lahko pojavijo pri bolniku.

Ozavesc¢anje o srednji in lahki obliki hemo-
filije ter drugih motnjah v strjevanju krvi, kot
je von Willebrandova bolezen, je pomembno
za zagotavljanje pravocasne diagnoze, ustre-
zno zdravljenje in izbolj$anje Zivljenja. Ceprav
bolniki niso izpostavljeni hudim in rednim kr-
vavitvam kot pri teZji obliki hemofilije ali von
Willebrandovi bolezni tipa 3, imajo zdravstve-
ne teZzave in potrebujejo ustrezno oskrbo.

Zelo pomembna je pravocasna diagnoza.
Bolniki s srednjo ali lahko obliko hemofilije
ali von Willebrandove bolezni diagnoze po-
gosto ne dobijo pravo¢asno, ker njihovi simp-
tomi niso tako izraziti ali o¢itni kot pri teZji
obliki bolezni. Ozavesc¢anje lahko pripomore
k prepoznavanju simptomov in pravocasni
diagnozi, kar je pomembno za zacetek ustre-
znega zdravljenja.

Bolniki se lahko soocajo s Stevilnimi izzivi,
kot so nepredvidljive krvavitve, bole¢ine in
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omejitve pri vsakodnevnih dejavnostih. Prav
ozaveScanje lahko prispeva k razumevanju
njihovih potreb in z ustrezno podporo izbolj-
Suje njihovo Zivljenje.

Mnogi bolniki Zal niso seznanjeni z vsemi
moZznostmi zdravljenja, ki so na voljo, vklju¢-
no s profilakti¢nim zdravljenjem, zato pri izo-
braZevanju bolnikov o terapevtskih moZnostih

i .

]

]
F
]
;
L]
t
-

Obnovljeno zgodovinsko sredisce
Frankfurta.

Foto: Mirjana Zivi¢ Kavéi¢
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pri odlo¢anju o najboljSem nacrtu zdravljenja
pomagata samo dobra informiranost in stalno
ozaveScanje.

Treba je nadaljevati z izobraZevanjem in
ozaveSCanjem, saj je le tako bolnikom mo-
goce zagotoviti potrebno znanje in podporo,
zdravljenje in oskrbo, ki jih potrebujejo za iz-
polnjeno Zivljenje z boleznijo.
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Kongresni center v Frankfurtu, prizoris¢e
konference EAHAD.

Foto: Mirjana Zivi¢ Kavéié
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# Mitja Kav¢i¢

Svetovni dan redkih bolezni - 29. februar

Praznovanje svetovnega dne redkih bolez-
ni je bilo letos za odtenek bolj posebno kot
sicer. Bilo je prestopno leto in praznovati
je bilo mogoce prav na dan, ki je temu na-
menjen. Ob tej priloZnosti je izSla knjiZica
redkih bolezni s predstavitvijo nekaterih
drustev.

oo X

publikaciji je bilo predstavljeno tudi Dru-

Stvo hemofilikov Slovenije. Ker je redkih
bolezni zares veliko, so si v ZdruZenju za red-
ke bolezni Slovenije Zeleli, da jih je omenjenih
¢im vec. Zato je bila ze v torek, 27. februarja,
v hotelu Slon v Ljubljani matineja, na kateri
je pet bolnikov z redko boleznijo predstavilo
zivljenje z njo skozi o€i druZbe. JoZe Faganel,
sicer predsednik ZdruZenja za redke bolez-
ni, je govoril o hemofiliji in kako druga¢no je
zivljenje danes, ko bolezen odkrijejo zgodaj,
jo zdravijo preventivno in posledi¢no ne pri-
de do okvar, kakrSne so zaradi dolgotrajnih
krvavitev nastale npr. pri njem. Tea Cernigoj
PuSnjak ima spinalno miSiéno atrofijo in tako
kot vecina tistih, ki so se rodili v ¢asu, ko zdra-
vila Se niso bila na voljo, ne pogresa stvari, ki
jih ni nikoli izkusila. Ziveti z redko boleznijo,
ki te fizi€no ovira pri »normalnem« Zzivljenju,
je bistveno laZje, ¢e imaS ob sebi prijatelje,
ki so ti pripravljeni pomagati. Z redko krvno
boleznijo Zivi tudi JoZica Preskar Filip¢€i¢, ki so
ji ob postavitvi diagnoze napovedali le tri do
Stiri leta Zivljenja, razvoj medicine pa jo ohra-
nja pri Zivljenju Ze trinajst let. Kljub vsemu pa
upa, da bo kmalu v uporabi zdravilo, s katerim
bodo lahko diseminirani plazmocitom zdravi-
li dolgoro¢no. Sin Danice Kopa¢ Maleti¢ je Ze
sedemindvajset let na parenteralni prehrani.
Da lahko mirno spi, mama Danica vsako no¢
vstaja in menjava vre¢ke s hrano. Po dolgih
bojih je nova zakonodaja vendarle omogo¢ila,
da eden od starSev ostane doma, skrbi za tako
obolelega druzinskega ¢lana in hkrati dobiva
nadomestilo za izpadli dohodek. Tudi Franc
Span je zaradi odstranitve Zelodca zaradi raka
na parenteralni prehrani. Sindrom kratkega
Erevesja z odpovedjo prebavil je diagnoza, ki

ﬁ KONCENTRAT novic Drustva hemofilikov Slovenije

mu je porusSila idealno Zivljenje. Kljub velike-
mu apetitu ne sme zauZiti hrane, saj ¢e bi jo, bi
ga v trebuhu bolelo, kot bi imel v njem Zerja-
vico.

Ze na matineji so sodelujo&i omenili vzposta-
vitev Nacionalnega registra nemalignih redkih
bolezni Republike Slovenije. Predstojnik Kli-
ni¢nega oddelka za endokrinologijo, diabetes
in presnovne bolezni Pediatri¢ne klinike UKC
Ljubljana prof. dr. Tadej Battelino je poudaril
korist registra za posameznika z redko nema-
ligno boleznijo. Tudi na Brdu pri Kranju, kjer
se je 29. februarja posvet ob svetovnem dne-
vu redkih bolezni nadaljeval z 10. nacionalno
konferenco, so govorili o pomenu registrov in
zdruzitve omenjenega registra s projektom
e-zdravje zZVEM.

Na konferenci smo lahko slisali, kako redke
so bolezni, s katerimi se sre¢ujejo nasi zdrav-
niki, in kako se povezujejo v mednarodne

Letosnja informativna publikacija
ZdruZenja za redke bolezni Slovenije ob
svetovnem dnevu redkih bolezni.
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mre#e. Ze od leta 2017 se pridruzujejo mrezam
ERN (European Reference Network/Evropska
referen¢na mreZa) na podroé&ju redkih onko-
loskih bolezni. Obstajajo redke dedne predis-
pozicije za raka in zato so tudi pri nas zaceli
testirati svojce pacientov, ki so zboleli za ka-
tero od omenjanih vrst rakastih obolenj; tako
poskusajo ugotoviti, ali je morda kdo od njih
potencialni kandidat za razvoj take bolezni.

Testiranj na redke bolezni pa niso deleZni
samo starejSi, ampak tudi otroci. Slovenija je
razsirila nabor presejalnih testov pri novoro-
jenckih in je v svetovnem merilu tista, ki pri no-
vorojenckih odkrije najve¢ prirojenih bolezni.
Ob tem se spomnimo, kako pomemben je re-
gister posameznih redkih bolezni oz. kako po-
membni so taki registri nasploh.
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Utrinki z letosnje Ze 10. nacionalne konference ob dnevu redkih bolezni.
Foto: Mitja Kav¢i¢
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# Minka Urbandi¢

Studija PROBE
v Sloveniji

Kratica PROBE (Patient Reported Outcomes,
Burdens and Experiences) pomeni Izidi,
obremenitve in izkusnje, o katerih so poroca-
Ii bolniki. PROBE je mednarodna opazoval-
na Studija, namenjena merjenju dejavnikov
ali izidov, za katere osebe s hemofilijo A in
B menijo, da so pomembni za njihovo zdra-
vstveno stanje in pocutje. V Studiji sodelu-
je ve¢ kot 10.000 hemofilikov iz ve¢ kot 100
drzav. Komisija za medicinsko etiko RS je
$tudijo v Sloveniji odobrila leta 2023. Studija
bo v prihodnje vkljucevala tudi osebe s von
Willebrandovo boleznijo.

oo X

} , .' &
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Vizualna predstavitev razpoloZljivosti
Studije PROBE je prevedena v vel kot 45
jezikov.!

Glavni cilj Studije PROBE je zdruZenjem
oseb s hemofilijo dati podatke o zdravstve-
nem stanju in kakovosti zivljenja bolnikov,
ki jih sporocajo bolniki in jih zdruZenja bolni-
kov lahko uporabijo za zagovarjanje boljSe
oskrbe in zdravljenja.

Za zbiranje podatkov se uporablja vpraSal-
nik, ki ga bolniki izpolnijo sami, bodisi v pa-
pirnati obliki ali neposredno na spletnem
portalu https://myprobe.org/localization, kar
je najbolj zaZzeleno. Pri prijavi na portal je po-
membno vedeti, da prijava kot gost onemo-

goca bolniku naknadne vnose, spremembe in
vpogled v zgodovino odgovorov, nepopolno
izpolnjene ankete pa so za skupno analizo ne-
uporabne. Prijava v spletno aplikacijo kot gost
onemogoca tudi primerjavo skozi ¢as.

FPROBE

Druitve
Fy s ilikoy

1]

L ' A I, Y L

Prijava v spletno aplikacijo v slovens¢ini.

Odgovor na anketo traja 15 do 20 minut. Star-
§i ali skrbniki ne morejo izpolniti vpraSalnika
za osebo s hemofilijo. Anketa PROBE se izvaja
tudi pri druZinskih €lanih in prijateljih oseb s
hemofilijo, pri ¢emer osebe iz iste drzave in
ozadja sluZijo kot kontrolna skupina.

WAL PEOEl

[ il

Hitra anketa o kakovosti Zivljenja.

1 Slike reproducirane s soglasjem Patient Reported Outcomes Burdens and Experiences Study is a trademark of Patient

Outcomes Research Group Ltd.

ﬁ KONCENTRAT novic Drustva hemofilikov Slovenije

St. 84, marec 2024



Odmevi @

Nabor podatkov Studije PROBE omogoca
analizo izidov, za katere bolniki menijo, da so
pomembni za njihovo Zivljenje (npr. boleéina,
neodvisnost, izobrazba, zaposlitev, druzinsko
Zivljenje, mobilnost, trenutno zdravstveno sta-
nje) v povezavi z vrsto demografskih in oseb-
nih znaé&ilnosti (npr. zdravljenje, zgodovina
zdravljenja, resnost bolezni, druga zdravstve-

na stanja).

.§'tud1'ja PROBE zbira vsebine, ki so za
bolnikovo Zivijenje pomembne.

Vprasalniki so anonimni in podatki posa-
meznika niso identificirani, analize pa so
zbirne (kumulativne) po drzavah. Podatke
hranijo v varni podatkovni bazi na Univerzi

McMaster v Kanadi. Zbrane podatke analizira-
jo raziskovalci Studije PROBE, vklju¢no z nek-
danjim predsednikom Svetovne federacije za
hemofilijo (WHF) prof. Markom Skinnerjem, s
pomo¢jo Studijskega osebja, zaposlenega pri
Nacionalni fundaciji za hemofilijo.

Drustva bolnikov prejmejo nabor podatkov z
informacijami iz lastne drzave, s primerjavami
skozi ¢as znotraj drzave, med drZzavami, regija-
mi ali globalno, ali s tistimi, ki nimajo motnje v
strjevanju krvi. Studija PROBE je orodje, s ka-
terim bodo Drustvo hemofilikov Slovenije in
osebe s hemofilijo lahko uspesno dokazovali,
kako pomembno je pravilno in preventivno
zdravljenje hemofilije.

Bolniki imajo edinstveno perspektivo in
obravnavajo teZave drugace kot regulatorji,
proizvajalci, znanstveniki, kliniki in plaéniki.
Na$ cilj je premakniti zagovornistvo od ¢u-
stev in anekdot k argumentom, ki temeljijo na
dokazih in izidih bolnikov v resniénem svetu:
https://probestudy.org/.

SOCIALNI PROGRAMI FIHO

Subvencioniranje prevoza za osebe

—uw=" zgibalnimi teZavami zaradi hemofilije in

von Willebrandove bolezni

Drustvo dvakrat letno subvencionira prevoz na podlagi Pravilnika o socialnih pomo&eh
in dodeljenih sredstev FIHO. Ve¢ o programu si lahko preberete na spletni strani druStva

www.dhs.sI.

Individualno programirana rekreacija

Redna telesna vadba prispeva h kakovosti Zivljenja oseb z motnjami v strjevanju krvi.
DHS sofinancira stroSke terapevtske vadbe. Ve¢ o programu si lahko preberete na sple-

tni strani drustva www.dhs.sI.
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dobijo smisel Sele, ko dosezejo
ljudi, ki jih potrebujejo. Dostop
do zdravstvene oskrbe je
vecplasten izziv. V druzbi Roche
zelimo s partnerstvi poskrbeti

za resitve, ki bodo resni¢no

spremenile zivljenja ljudi.

www.roche.si



# Mojca Kralj

O hemofiliji strokovno @

Erik Adolf von Willebrand

(1870-1949)

Natanko pred sto leti, leta 1924, se je finski
zdravnik dr. Erik Adolf von Willebrand prvic¢
srecal s petletno deklico Hjordis Sundblom
s finskih Alandskih otokov, ki je imela hude
in dolgotrajne sluzni¢ne krvavitve.

jordis je bila zdrava, bistroumna in za tisti

¢as dobro prehranjena, vendar je pogos-
to krvavela iz nosu, ustnic, dlesni in koze. Imela
je podplutbe in blago anemijo. V druZini se je
rodilo enajst otrok. Podobne teZave je imelo
Sest njenih sorojencev. Tri sestre so Ze umrle
zaradi krvavitev. Po navedbi njenih starSev naj
bi zaradi sluzniénih krvavitev umrlo Se nekaj
sorodnikov, tako Zenske kot moski. Deklica je
pri trinajstih letih umrla zaradi menstrualne
izkrvavitve, kar nakazuje, da je imela hudo ob-
liko von Willebrandove bolezni (v nadaljeva-
nju vWb). Pomembna je tudi podrobnost, da
je zaradi nenehne poporodne krvavitve umrla
njena babica po materini strani.

Deklico Hjordis so pregledali v von Willeb-
randovem laboratoriju v Helsinkih. Erik Adolf
von Willebrand je skupaj z lokalnim uéiteljem
izrisal druZinsko rodovno drevo in ugotovil
prisotnost vWb v treh generacijah, na obeh
straneh Hjordisinih star$ev. Sestnajst od pe-
tintridesetih analiziranih Zensk je imelo blago
do hudo obliko vWb, sedem od enaintridese-
tih analiziranih moskih pa vWb laZje oblike.
V literaturi je dostopna skica druZinskega ro-
dovnega drevesa, ki natanéno prikazuje laZje
in teZje oblike vWb.

Analiza druZinskega rodovnega drevesa
je von Willebranda privedla do domneve, da
je dedovanje vWb dominantno, v nasprotju s
hemofilijo, ki je bila znana kot recesivna mot-
nja. Stanje krvavitev se je tudi razlikovalo od
hemofilije in je Zenske prizadelo vsaj tako po-
gosto kot moske.

Leta 1926 je von Willebrand objavil prvi
zapis o vWb; takrat jo je poimenoval psev-
dohemofilija. Skliceval se je na Sest prejSnjih
publikacij iz let 1876-1922, ki so vklju€eva-
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le devetnajst primerov druZin s krvavitvami.
PrejSnji avtorji so stanje pripisovali hemofili-
ji, tudi pri Zenskah, ali trombopatiji, ki je bila
odkrita kmalu predtem, kot vzrok tistega, kar
je bilo prej znano kot hemoragi¢na purpura ali
Werlhofova bolezen.
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DruZinsko drevo deklice Hjordis Sundblom
z otoka Aland (Lassila in Lindberg, 2013).

Von Willebrand je pri Hjérdis in nekaterih
njenih druZinskih €lanih izvedel Stevilne he-
matoloSke preiskave. ZabeleZil je normalno
ali nekoliko zmanjSano Stevilo trombocitov in
nedotaknjeno koagulacijo strdka. Cas krvavi-
tve je bil zelo podaljSan, v nekaterih primerih
vet kot dve uri, ¢as strjevanja krvi pa je bil v
normalnem obmo¢ju. Menil je, da gre za novo
obliko trombopatije bodisi za stanje kapilar-
nega endotelija.

Leta 1931 je von Willebrand objavil nems8ko
razli¢ico ¢lanka o dedno pogojeni psevdohe-
mofiliji; pritegnila je mednarodno pozornost.
Kmalu zatem so bili krvni vzorci oseb z mot-
njami v strjevanju krvi poslani raziskovalcem
v bolniSnico Johnsa Hopkinsa v Baltimoru v
ZDA in nekaterim raziskovalcem v Evropi, tudi
Rudolfu Jiirgensu v Leipzigu v Nemc¢iji. Jiirgens
je stopil v stik z von Willebrandom in skupaj
sta izvedla Studije. Raziskovala sta tudi osnov-
ni mehanizem motnje v strjevanju krvi. V le-
tih 1930-1940 sta objavila Stevilne strokovne
¢lanke o bolezni strjevanja krvi, ki jo danes
poznamo kot vWbh.
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O hemofiliji strokovno

Leta 1957 je bilo ugotovljeno, da je vWb
posledica pomanjkanja beljakovine v krvni
plazmi, ki omogo¢a hemostazo. Beljakovina
je bila opisana leta 1971; poimenovali so jo
von Willebrandov faktor (v nadaljevanju vWi{).
VWi ima dve funkciji: je nosilec molekule za
faktor VIII, zato ob pomanjkanju vW{ posle-
di¢no primanjkuje faktorja VIII, ter spodbuja
agregacijo trombocitov in pritrditev eritroci-
tov na Zilno steno.

Leta 2011 sta nizozemska zdravnika Jan van
Gijn in Joost P. Gijselhart v znanstvenih razi-
skavah opozorila, da von Willebrand ni bil da-
le¢ od tega, ko je bolezen poimenoval dedna
psevdohemofilija.

Erik Adolf von Willebdrand je bil skromen
zdravnik, ki se je zavzemal za $vedsko govo-
re¢o manjsino na Finskem. Spodbujal je soci-
alno blaginjo in zdravstveno oskrbo. Njegove
raziskave o krvavitvah na Alandskih otokih
imajo Se danes pomemben pecat. Upokojil
se je leta 1933 in postal gore¢ vrtnar ter pod-
pornik varstva narave. Umrl je v 79. letu 12.
septembra 1949. Leta 1994 so njegov spomin
pocastili s postno znamko, ki so jo izdelali na
Alandskih otokih. Po njem se danes imenujeta
vWb in vW1.

Preteklo je skoraj sto let od prvih pisnih vi-
rov o raziskovanju bolezni, a kljub temu ima-
mo bolniki z vWb obcutek, kot da bi bili na
zacetku, vendar s popolnoma drugaéno per-
spektivo. Napredek v medicini in farmaciji je
tako reko¢ na viSku, manjkajoce faktorje strje-
vanja je moZno dobro nadomesc¢ati s krvnimi
pripravki (seveda odvisno od tega, v kateri
drzavi Zivi posameznik). Po spletu imamo ve-
liko moznosti dostopa do informacij z vsega
sveta, povezovanja in izmenjave informacij
med bolniki. Na voljo sta individualno prila-
gojeno zdravljenje in obravnava, povezana z
zivljenjskim slogom posameznika. A pri tem
je bolnikova velika odgovornost, da aktivno
pridobiva znanje o bolezni, zbira izkuSnje s
svojo boleznijo pri izbiri najustreznejSega na-
¢ina zdravljenja ter dejavno sodeluje s skupi-
no strokovnjakov za vWDh.

Kljub temu vsak posameznik z vWb razvojno
prehodi Zivljenjsko pot, polno izzivov: od ne-
vednosti, kot pred sto leti, h konénemu spre-
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Erik Adolf von Willebrand.
Vir: splet

jemanju in obvladovanju Zivljenja z boleznijo.
Ziveti kakovostno z boleznijo pomeni, da se
posameznik zna ob krvavitvi mirno ustaviti
in poskrbeti zase, da zna in zmore pogledati
vase ter uravnoteziti svoj Zivljenjski slog. Zive-
ti z vsezivljenjsko boleznijo pomeni nenehno
ucenje in sprejemanje omejitev zaradi bolez-
ni. Sprejeti je treba dejstvo, da se ne more-
mo primerjati z zdravimi ljudmi ali se z njimi
kosati v sodobnem nacinu Zzivljenja. Pomeni
poiskati samega sebe, svoj ritem in edinstve-
no pot zivljenja z boleznijo. Ali ni to smisel in
umetnost u¢enja zivljenja na Zeml;ji?
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O hemofiliji strokovno @

Klini¢ne Studije

Ste se kdaj vprasali, koliko ¢asa traja, da se
razvijejo inovativna zdravila? Kako vemo,
da so nova zdravila bolj u¢inkovita kot sta-
ra? Mogoce ste vi ali kdo, ki ga poznate,
sodelovali v kliniéni Studiji ali bi radi so-
delovali? In kaj sploh so klini¢na preizku-
Sanja?

dkrivanje in razvoj zdravil je dolg, drag in

zelo tvegan proces, ki traja od deset do
petnajst let s povpre¢no ceno ve¢ kot ena do
dve milijardi dolarjev za vsako novo zdravilo,
odobreno za klini¢éno uporabo.

Pred testiranjem na ljudeh se zgodnja pre-
izkuSanja, t. i. predklini¢ne Studije, izvajajo na
najbolj obetajo¢ih molekulah, z uporabo ra-
¢unalniskih simulacij, celiénih testov in preiz-
kusov na Zivalih. V tej fazi se proucujejo ravni
odmerjanja in toksi¢nosti novega zdravljenja.
Samo molekula z zanesljivo dokazano var-
nostjo in ucinkovitostjo lahko napreduje v kli-
ni¢no preizkusSanje pri ljudeh.

Kaj so klini¢ne Studije?

Klini¢ne Studije so medicinske raziskave, ki
se izvajajo na ljudeh. Obstajata dve glavni vrsti
kliniénih Studij: kliniéna preizkuSanja (imeno-
vana tudi intervencijske $tudije) in opazovalne
(neintervencijske) studije.

Klini¢na preizkuSanja ali raziskave ali Studije
so bistven korak pri razvoju novih zdravil. Pro-
ucujejo varnost in uéinkovitost zdravljenja z
zdravili ali uporabe medicinskega pripomoc¢-
ka. VKklju€ujejo lahko bolnike, zdrave ljudi ali
oboje.

UdeleZenci so delezni posebnih posegov v
skladu z raziskovalnim na¢rtom ali protokolom,
ki so ga oblikovali raziskovalci. Kliniéne Studi-
je lahko primerjajo nov medicinski pristop s
standardnim, ki je Ze na voljo, s placebom, ki
ne vsebuje uc¢inkovin, ali z nobenim posegom.
Ko se proucuje novo zdravilo, obi¢ajno ni zna-
no, ali bo koristno, Skodljivo ali ni¢ drugaéno
od razpolozljivih zdravljenj. Raziskovalci sku-
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Sajo ugotoviti varnost in u€inkovitost posega z
merjenjem izidov pri udelezencih.

Studije potekajo postopoma, nadzorujejo pa
jih regulatorni organi, kot sta Evropska agen-
cija za zdravila (EMA) in AmeriSka agencija
za hrano in zdravila (FDA). Kliniéne Studije so
razdeljene na razli¢ne faze testiranja: na fazo I,
IL, III in IV.V vsaki fazi Studije se poveca Stevi-
lo udeleZencev; ¢e je klini¢na Studija uspesna,
predlagano zdravljenje pripelje do odobritve
zdravila.

LINIENA —  KLINIGNO = KLINICMNA
TUDIJA " PRESKUSANJE — RAZISKAVA

e,

%L {? {;‘f;ﬁj””

Deluge? . I Varno?
ISTON .
(Objavijeno s soglasjem farmacevtska
druzbe Roche.)

Faza I: Varnost, odmerki

V raziskavi faze I se novo zdravilo testira le
na majhnem Stevilu ljudi. To so lahko bolniki
ali zdravi prostovoljci. Vsi udeleZenci raziska-
ve prejmejo preizkusano zdravilo, obi¢ajno v
majhnih odmerkih, brez primerjave z drugim
zdravljenjem. Ta vrsta preizkuSanja pomaga
ugotoviti, koliko zdravila je varno dati, kaksna
je presnova zdravila, ali obstajajo kakrsnikoli
stranski u¢inki in ali lahko zdravljenje izboljsa
izid bolezni.

Faza II: Varnost, u¢inkovitost

Klini¢na preizkusSanja faze II ocenjujejo var-
nost in u€inkovitost novega zdravljenja pri raz-
licnih odmerkih. Obic¢ajno ima ve¢ udeleZen-
cev kot faza I (20-100). Novo zdravilo se lahko
ali pa tudi ne primerja z zdravljenjem, ki so ga
trenutno delezni bolniki. Zdravilo v tej fazi Se
ni preizkuSeno pri dovolj bolnikih, da bi zago-
tovo vedeli, da morebitne pozitivne spremem-
be povzroéi zdravilo in ne zgolj nakljugje.
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Faza III: Varnost, u¢inkovitost

Ce se testirano zdravljenje v fazi II izkaze
za ucinkovito, se izvede klini¢no preizkusa-
nje faze IIl na ve&jem Stevilu udeleZencev
(100-300, lahko tudi 1000), da se potrdita nje-
gova varnost in ucinkovitost. Te raziskave so
primerjalne, kontrolirane, kar pomeni, da je v
raziskavo poleg bolnikov, ki prejemajo testi-
rano (novo) zdravilo, za primerjavo vklju¢ena
Se kontrolna skupina bolnikov, ki ne prejema
testiranega zdravila. Kontrolna skupina lahko
prejema standardno zdravljenje (staro zdra-
vilo, katerega ucinkovitost je znana) ali t. i.
placebo (prazno zdravilo, na videz podobno
testiranemu zdravilu, le da ne vsebuje aktiv-
ne ucinkovine). S primerjavo med skupina-
mi raziskovalci lahko ugotovijo, ali je novo
zdravilo boljSe od prejSnjega oz. od placeba.
Zanesljivost kontrolirane kliniéne raziskave
se zagotovi z randomizacijo ali celo dvojno
slepo zasnovo raziskave. Randomizirana raz-
iskava pomeni, da je posamezen bolnik uvr-
SCen v eno izmed skupin po nakljuéju, torej
z zrebom. Dvojno slepa raziskava pomeni, da
niti bolniki niti zdravstveno osebje (vsi, ki so
v stiku z bolniki, jih zdravijo ali ocenjujejo us-
pesnost zdravljenja) ne vedo, v katero skupi-
no spada posamezen bolnik.

Ceprav je cilj najti nova, bolj$a zdravlje-
nja, vsa klini¢na preizkusSanja ne privedejo
do boljSega zdravljenja. Devet od desetih
kandidatov za zdravila ne bo uspesnih med
klinié¢nimi preizkusanji faze I, II in III. Ce pa
je preizkusanje na zadnji stopnji uspesno, po
odobritvi regulatornih organov zdravilo pri-
dobi dovoljenje za promet. Evropska agencija
za zdravila (EMA) je odgovorna za regulator-
no odobritev novih zdravil v Evropski uniji
(EU), v Sloveniji pa je za to odgovorna Javna
agencija za zdravila in medicinske pripomo¢-
ke (JAZMP).

Faza IV: Spremljanje zdravila po

odobritvi

Klini¢éna preizkuSanja faze IV so znana tudi
kot Studije varnosti po pridobitvi dovoljenja za
promet. Te Studije se izvajajo potem, ko novo
zdravljenje prejme odobritev regulatornih
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organov in se rutinsko uporablja v klini¢nem
okolju. Sluzi za oceno dolgoro¢nih stranskih
uéinkov zdravljenja in njegove dejanske ucin-
kovitosti.

Opazovalne (neintervencijske)
Studije

V opazovalnih ali neintervencijskih Studijah
bolniki jemljejo obi¢ajno zdravilo oz. medicin-
ski pripomocek ali opravijo postopek v skladu
s trenutno medicinsko prakso oz. kot del svoje
rutinske zdravstvene oskrbe. Pri udelezencih
se ne uporabljajo nobeni dodatni diagnosti¢ni
postopki ali spremljanje. Podatki iz vprasalni-
kov, vzorcev krvi in spremljanja bolnikov se
lahko pridobivajo kot del obi¢ajne klini¢ne
prakse.

V nasprotju z intervencijskimi Studijami, ki
imajo dolocen cilj in Studijski protokol v nad-
zorovanem okolju, neintervencijske Studije
obravnavajo vpliv situacij v resni¢nem Zivlje-
nju. Tako informacije o varnosti in prenasanju
zdravila ter u€inkovitosti zdravljenja v resnic¢-
nih Zivljenjskih razmerah dopolnjujejo infor-
macije iz nadzorovanih klini¢nih preizkusSanj.

Sodelovanje v klini¢ni Studiji

Sodelovanje v klini¢ni Studiji prispeva k me-
dicinskemu znanju in zagotavljanju dostopa
vseh pacientov do varnega in ucinkovitega
zdravljenja.

Odlo¢itev o vkljucitvi v klini¢no studijo sprej-
me bolnik ali prostovoljec po pogovoru s svojim
zdravnikom. Informirana privolitev je postopek,
ki ga uporabljajo raziskovalci, da potencialnim
udelezencem zagotovijo informacije o klini¢ni
Studiji. Te informacije pomagajo ljudem pri
odloc¢itvi, ali se Zelijo vkljuciti ali nadaljevati
sodelovanje v Studiji. Bolnik mora pred vklju-
Citvijo v Studijo podpisati izjavo o zavestni in
svobodni privolitvi (t. i. obveS€eno soglasje),
da dokaZe, da je prejel informacije o tveganjih,
moznih koristih in alternativnih zdravljenjih ter
da jih razume. Bolniki ali prostovoljci se lahko
svobodno odloc¢ijo za vstop v preizkuSanje in
ga lahko kadarkoli zapustijo.

Klini¢ne Studije imajo standarde, ki dolo¢ajo,
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kdo lahko sodeluje. Ti standardi se imenujejo
merila primernosti ali vkljucitveni/izkljucitve-
ni kriteriji in so navedeni v protokolu Studije.

Ker se morajo raziskovalci drZati protokola
Studije dosledno, bolj pogosto in podrobneje
spremljajo udeleZence, kot bi jih v redni pra-
ksi. Dodatno, sodelovanje v Studijah omogoca
bolnikom dostop do novih terapij, ki bi lahko
bile zelo koristne (npr. podaljSanje preZivetja
pri onkoloskih bolnikih).

Kdo izvaja, odobri in financira
klini¢ne Studije?

Vsako klini¢no Studijo vodi glavni raziskova-
lec, ki je pogosto zdravnik. Raziskovalna sku-
pina vklju¢uje druge zdravnike, medicinske
sestre in druge zdravstvene delavce.

V Sloveniji klini¢ne Studije pregledata in
odobrita Komisija za medicinsko etiko RS
(KME) in Javna agencija za zdravila in medi-
cinske pripomocke (JAZMP). Za izvedbo raz-
iskave v doloc¢eni ustanovi je lahko potrebna
odobritev Komisije za protokole ali Komisije
za etiko ustanove, ¢e obstajata.

Kliniéne Studije so lahko mednarodne in lo-
kalne. Sponzorirajo ali financirajo jih farma-
cevtska podjetja, akademski medicinski cen-
tri in kolaborativne raziskovalne skupine. V
Evropskem gospodarskem prostoru (EGP) je
vsako leto odobrenih pribliZno 2800 kliniénih
preizkuSanj (register na voljo na https://www.
clinicaltrialsregister.eu/. Priblizno 60 % Kklini¢-
nih preizkuSanj sponzorira farmacevtska indu-
strija, 40 % pa nekomercialni sponzorji, pred-
vsem akademski krogi.

Kje lahko dobim podatke o
klini¢nih Studijah v Sloveniji?
Informacije o klini¢nih Studijah v Sloveniji so
javne. Najve¢ jih izvajajo v Univerzitetnem kli-
ni¢nem centru Ljubljana
https://www.kclj.si/dokumenti/2024_01_19_
Seznam_klinicnih_studij.html in na OnkoloSkem
institutu Ljubljana https://www.onkoi.si/dejav-
nosti/raziskovalna_in_izobrazevalna_dejavnost/
programi_projekti_in_studije/klinicne_studije.

CLINICAL TRIALS
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Prilagojeno iz https://www.pwsausa.org/wp-content/uploads/2021/03/
Clinical-Trials-Presentation-March-27-2021.pdf.
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. ROMAN PONGRAC, 52 let,
kolesar, ki je zastopal Slovenijo na
paraolimpijskih igrah v Londonu.

= Roman ima hudo obliko hemofilije A.
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K zdravljenju
redkih bolezni prinasamo
veliko i1zjemnega




@ Hemofilikov telefonski imenik

Pomembne telefonske stevilke
Stanje 10. 2. 2022

DRUSTVO HEMOFILIKOV SLOVENIJE 014301521

Trg prekomorskih brigad 1, 1000 Ljubljana 041 540 520

info@dhs.si

www.dhs.si

REGISTER HEMOFILIKOV 01 522 93 05

(sedez) UKC Ljubljana — Pediatri¢na klinika, Bohori¢eva 20, Ljubljana

register.hemofilija@kclj.si

UNIVERZITETNI KLINICNI CENTER LJUBLJANA 01 8225 050

Centrala

PEDIATRICNA KLINIKA - Bohori¢eva 20, Ljubljana

Centrala 01 5229 090

Kliniéni oddelek za otroSko hematologijo in onkologijo 01 5229 215

Predstojnica: doc. dr. Lidija Kitanovski, dr. med. 01 5224 055

Klini¢ni oddelek za otroSko hematologijo in onkologijo — m. s. Bojana Jeri¢ 01 5229 239

INTERNA KLINIKA

Kliniéni oddelek za hematologijo, ZaloSka 7, Ljubljana 01 5224 883

Predstojnik: prof. dr. Samo Zver, dr. med.

Hematoloska ambulanta, NjegoSeva 4, Ljubljana 01 5222 330

ORTOPEDSKA KLINIKA — Zaloska 9, Ljubljana

Centrala 01 5224 485

Ortopedska ambulanta, NjegoSeva 4, Ljubljana 01 5222 441

INFEKCIJSKA KLINIKA - Japljeva 2, Ljubljana 01 5224 210

STOMATOLOSKA KLINIKA - Hrvatski trg 6, Ljubljana 01 5224 255

URGENCA - Internisti¢na prva pomoc¢, Bohori¢eva 22a, Ljubljana 01 5224 266

ZAVOD RS ZA TRANSFUZIJSKO MEDICINO 01 5438 100

Slajmerjeva 6, Ljubljana

FIZIOTERAPIJA ZA HEMOFILIKE 041 504 335

DEZURNI HEMATOLOG ZA NUJNE PRIMERE 01 522 83 55
031 698 858
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Drustvo hemofilikov Slovenije

Trg prekomorskih brigad 1 Eé ;Sg ;/i(l)i Kov
1000 Ljubljana Slovenije
Spostovani,

Ce Seniste ¢lani Drustva hemofilikov Slovenije,vas vabimo,da se nam pridruzite.Z (brezpla¢nim)
¢lanstvom boste prispevali k boljsi medsebojni povezanosti hemofilikov in drugih bolnikov z
motnjo v strjevanju krvi ter neposredno ali posredno sodelovali pri uresni¢evanju poslanstva
in ciljev drustva, skrbi za celostno oskrbo drustvenih ¢lanov in drugih hemofilikov in bolnikov
z drugimi motnjami v strjevanju krvi.

Ko izpolnjeno pristopno izjavo posljete na naslov drustva, boste prejeli potrdilo o ¢lanstvu.
Veselimo se vaSega sodelovanja.

Drustvo hemofilikov Slovenije

Pristopna izjava

Ime in priimek

Datum rojstva

Naslov (ulica, posta Stevilka, kraj)

Telefon

E-posta

Spol (obkrozi) M Z

V drustvo vstopam kot (obkrozi):

* Oseba z motnjo v strjevanju krvi;

* DruZinska €lanica/druzinski ¢lan hemofilika oz. osebe z motnjo v strjevanju krvi;

» Strokovnjakinja/strokovnjak na podro¢ju celostne oskrbe oseb z motnjo v strjevanju krvi.

Kraj in datum Podpis

Podpis zakonitega zastopnika

S to izjavo pristopam k Drustvu hemofilikov Slovenije in dovoljujem uporabo svojih osebnih podatkov pri vodenju evidenc in obves¢anju
o novostih in dejavnostih drustva ter uporabo fotografij z dogodkov drustva na spletni strani drustva in drustvenih omreZjih.
Zavezujem se, da bom spoStovala/spostoval pravila drustva in delovala/deloval v njegovo korist.

Osebne podatke bo drustvo hranilo v ¢asu trajanja ¢lanstva in jih obdelovalo v skladu z navedenimi nameni, veljavno splosno uredbo
Evropske komisije o varstvu osebnih podatkov EU 2016/679 (GDPR) in Zakonom o varstvu osebnih podatkov (ZVOP-1) ter jih ne bo
posredovalo tretjim osebam. Soglasje za obdelavo osebnih podatkov lahko kadarkoli preklicete z izstopno izjavo drustvu. Preklic pri-
volitve ne vpliva na zakonitost obdelave podatkov pred preklicem.

Ce se v drustvo vélani mladoletna oseba do dopolnjenega 7. leta starosti ali oseba, ki nima poslovne sposobnosti, podpise pristopno izavo njen zakoniti zas-
topnik. Za osebo od 7. do dopolnjenega 15. leta starosti mora zakoniti zastopnik pred njenim vstopom v drustvo podati pisno soglasje. Clan drustva ne more
biti samo otrok ali mladoletnik, temvec¢ tudi vsaj eden od starSev.



Nasi donatorji

Programe Drustva hemofilikov Slovenije
stalno podpirajo:

PSob| w1

rare strength

Q

isk” oclfapharma
novo nordisk

@ Pﬁzer




KONCENTRAT

Koncentrat novic Drustva hemofilikov Slovenije

Drustvo hemofilikov Slovenije

Trg prekomorskih brigad 1, 1000 Ljubljana
Bancni rac¢un: SI56 0222 2001 4946 590
info@dhs.si

www.dhs.si




