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Terapeutické možnosti u hemofilie

Koncentráty faktorů
Fúzní molekuly
Syntetické molekuly
Porcinní

FVIII mimetika Ab – emicizumab

Non-factor terapie  - cílená pro antitrombinu – fitusiran (ALN-AT3)
- cílená proti TFPI
- cílená proti APC
- cílená proti proteinu S 

Genová terapie – Hemophilia A - AAV5-hFVIII-SQ
Hemophilia B - SPK-9001, AMT-060 





Humanizovaná bispecifická monoklonální Ab

Bez strukturální homologie k FVIII

Nahrazuje chybějící FVIIIa přemostěním FIXa a FX 

Neindukuje ihnibitor FVIII

Subkutánní podání (1w)



• emicizumab snižuje výskyt krvácení o 87% v porování s bypassing přípravky 
podávánými OD

• emicizumab snižuje výskyt krvácení o 79% v porovnání s předchozí profylaxí 
bypassing přípravky





Emicizumab …?

• normalizace aPTT krátce po podání
• laboratorní hodnocení odpovědi (?) – chromogenní FVIII, TGA
• korelace klinického efektu  s aktivitou FVIII?
• testování inhibitoru

• potenciál u hemofilie B  ?
• Typ 2N vWCH ?













Anti-TFPI

• regulace iniciální fáze hemostázy
• vliv aktivity TFPI na „krvácivý“ fenotyp hemofilie
• inhibice TFPI zlepšuje koagulační potenciál v plasmě hemofiliků

- non-antikoagulační polysacharidy
- aptamery a peptidy
- humanizované anti-TFPI protilátky

- concizumab
- BAY1093884



otázky

• bioekvivalence k FVIII/FIX, a je nezbytná pro klinický efekt?

• laboratorní bioekvivalence, shoda s klinickou korelací

• ignoruje přístup potenciální funkční/tkáňovou distribuci FVIII/FIX

• ovlivnění protrombotického rizika při dalších klinických okolnostech, 
příp. potřebě BPA

- velké chirurgické zákroky
- sepse
- žilní přístupy / centrální linky

• alterace prokoagulační / antikoagulační rovnováhy


