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 Гемофилия – это наследственное заболевание, которое характеризуется снижением 

или нарушением синтеза факторов свертывания крови VIII или IX

 Оба эти фактора свертываемости участвуют в образовании стабильного сгустка 

крови, который необходим для остановки кровотечения



КЛАССИФИКАЦИЯ ГЕМОФИЛИИ ПО СТЕПЕНИ ТЯЖЕСТИ



ОСНОВНАЯ ЦЕЛЬ ВЕДЕНИЯ ПАЦИЕНТОВ С 

ГЕМОФИЛИЕЙ 

 это предупреждение и лечение кровотечений, которое 

заключается в проведении заместительной терапии 

концентратами FVIII свертывания крови

 предпочтение отдается тому препарату, который лучше 

всего переносится пациентом, имеет лучшие 

фармакокинетические индивидуальные показатели и 

наиболее удобен в применении



ПЕРВИЧНАЯ ПРОФИЛАКТИКА

 регулярно продолжающееся лечение, которое 

начинают у детей в возрасте 1–2 лет, ранее не 

имевших кровоизлияний в суставы или после 

первого внутрисуставного кровоизлияния. 

Первичная профилактика позволяет предупредить 

кровотечения (внутрисуставные, мышечные и 

другие) различной локализации

ВТОРИЧНАЯ ПРОФИЛАКТИКА 

 регулярно продолжающееся лечение у пациентов в 

возрасте старше 2 лет после 2-х и более 

внутрисуставных кровоизлияний для поддержания 

уровня «дефицитного» FVIII свертывания крови в 

плазме крови не менее 2,1%. Вторичная 

профилактика позволяет избежать 

прогрессирования гемофилической артропатии и 

инвалидизации пациента



Основной стратегией лечения гемофилии А является заместительная терапия - пожизненное введение 

терапевтических доз концентрата FVIII в режиме лечения по требованию или профилактики

Концентраты FVIII производятся с использованием различных технологий и представляют две большие 

группы: 

плазменные концентраты FVIII (pdFVIII) 

препараты, произведённые посредством технологии рекомбинантных ДНК (rFVIII)



Генная терапия имеет цель заменить недостающий FVIII, предоставляя организму здоровую копию 

гена, чтобы он мог сделать нормальный фактор для замены дефектного или отсутствующего белка. 



Эмицизумаб не имеет структурного сходства или гомологичных последовательностей с FVIII и, соответственно, 

не индуцирует, и не усиливает образование прямых ингибиторов FVIII



Эмицизумаб показан в качестве рутинной профилактики для предотвращения или снижения частоты 

кровотечений у взрослых и детей: с ГА (врожденный дефицит FVIII) с ингибиторами к FVIII; с тяжелой формой 

ГА (врожденный дефицит FVIII <1 %) без ингибиторов к FVIII



ЭФФЕКТИВНОСТЬ ПРЕПАРАТА ЭМИЦИЗУМАБА ПРИ ОБЫЧНОЙ ПРОФИЛАКТИКЕ У ПАЦИЕНТОВ С ГA С 

ИНГИБИТОРАМИ К FVIII ИЛИ БЕЗ НИХ ОЦЕНИЛИ В ЧЕТЫРЕХ КЛИНИЧЕСКИХ ИССЛЕДОВАНИЯХ (ТРИ 

ИССЛЕДОВАНИЯ С УЧАСТИЕМ ВЗРОСЛЫХ И ПОДРОСТКОВ [HAVEN 3, HAVEN 1 И HAVEN 4] И ОДНО 

ИССЛЕДОВАНИЕ СРЕДИ ПАЦИЕНТОВ ДЕТСКОГО ВОЗРАСТА [HAVEN 2]) 



КОНЦИЗУМАБ

 высокоаффинное гуманизированное моноклональное антитело к ингибитору пути тканевого 

фактора. Ингибитор пути тканевого фактора является основным физиологическим регулятором 

активности последнего, ингибируя комплекс «тканевой фактор – активированный фактор VII 

(FVIIa)», таким образом регулируя генерацию тромбина и образование фибрина. 

 Блокирование ингибитора позволяет генерироваться фактору Ха и, соответственно, тромбину даже 

в отсутствие факторов VIII и IX



КОНЦИЗУМАБ

 На данный момент препарат прошел фазу II клинических испытаний. Вводится концизумаб

подкожно, ежедневно, доза начинается от 0,15 мг/кг с дальнейшей эскалацией, если требуется. 

Применяется у пациентов с гемофилией А и В и ингибиторной формой. Результаты исследования 

фазы II подтвердили значительное снижение частоты кровотечений на 80–90% при сравнении с 

терапией эптакогом альфа по требованию

 На фазе III клинических исследований возникло 3 случая тромбоза, в связи с чем исследование 

приостановлено до выяснения обстоятельств

Shapiro A.D., et al. Subcutaneous concizumab prophylaxis in hemophilia A and hemophilia A/B with inhibitors: phase 2 trial 

results: Blood 2019; 134 (22): 1973–82



ФИТУЗИРАН

 интерферирующий агент РНК, который воздействует на матричную РНК в гепатоцитах, выключая 

печеночную экспрессию матричной РНК антитромбина путем ее связывания и деградации, таким образом 

снижая синтез АТ приблизительно до 30% и позволяя добиться генерации тромбина, сопоставимой с 

нормальным гемостазом. Основанием для разработки препарата послужило наблюдение, что у пациентов с 

гемофилией и сопутствующим дефицитом АТ наблюдается более мягкий фенотип кровоточивости

 На данный момент препарат проходит фазу III клинических испытаний, в том числе у детей, используется 

подкожно 1 раз в месяц в дозировке 50 либо 80 мг

 Фитузиран может быть использован для профилактики гемофилии А и В и ингибиторных форм 

Pasi K.J., et al. Targeting of Antithrombin in Haemophilia A or B with RNAi Therapy. N Engl J Med 2017; 377 (9): 819–28



За последние десятилетия удалось добиться колоссального прогресса в лечении гемофилии, однако одним 

из важнейших осложнений заместительной терапии остается высокая частота формирования ингибитора к 

вводимому и собственному факторам свертывания 


