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1. PIEU TRI DU PHONG IA GI?

Diéu tri du phong & ngudi bénh hemophilia la viéc si dung
thudng xuyén, dinh ki tdc nhan déng mau nham muc dich ngan ngtia
chdy mau xay ra, gilp ngudi bénh cé thé séng niang dong va chat
lugng nhu ngudi binh thudng.

Y tudng vé diéu tri du phong xuat phat tir viéc quan sat nhimg
ngudi mac hemophilia mdc d6 trung binh hodc nhe (c6 muc yéu té
déng mau tir 1% trd 1én) hiém khi bi chdy mau tu phat. Ho cling it bi
ton thuong khdp hon nhiing ngudi bi hemophilia muic dé nang.

Cac bac si tin rang néu ngudi bénh c6 thé gitr muc yéu to téi thiéu
khodng 1% hodc han, cling véi viéc thudng xuyén b sung cac tac
nhan déng mau, ho cé thé gidm nguy ca chady mau va ngan nglia ton
thuong khép.

Ké tur do, cac nghién ctiu quan trong da chi ra rang tré em duoc
diéu tri du phong it bi chdy mau hon va cé khép khoe manh hon.

Hinh 1: Bién chiing khép
& ngudi bénh hemophilia




BAN CO BIET

Diéu tri du phong sé khéng gilp sta chira cac khép vén da bi ton
thuong. Tuy nhién, n6 sé lam gidm tan sudt chdy mau, c6 thé lam cham
su'tién trién clia bénh khdp va c6 thé cai thién chat lugng cudc séng.

Diéu tri du phong hién la phuong phap diéu tri tiéu chuan cho
nhling ngudi mac hemophilia muic dd nang, cho phép ho duy tri hoat
déng va tham gia day du hon vao cudc séng hang ngay.

Cac nha khoa hoc cho rang, méac du néu gilr muic
yéu t6 déng mau téi thi€u trén 1% thi cé thé giam
dugc nguy co chdy mau, nhung néu nong
dé yéu té 16n hon 3% sé c6 gia tri bao

vé tot hon.

Loi ich cuia diéu tri du phong
Giam chdy mau

Giam dau

Ngan ngia ton thuong khép
Giam nguy co chdy mau nao
Giam nguy co phai phau thuat khép

Giam nguy co xuat hién chat Uc ché

Gidm chay mau do chan thuong hodc hoat dong thé chat
Giam s6 lan nhap vién

Pua tudi tho vé muc binh thudng

Giam phu thudc vao cham socy té

Giam thdi gian nghi viéc

Dong gop cho xa hoi nhiéu hon
@ Nang cao chat luong cudc séng
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2. CAC LOAI PIEU TRI DU PHONG

Khéng giéng nhu viéc diéu tri tiing dat hay “theo yéu cau”, dugc
thuc hién dé lam ngimng viéc chdy mau da dién ra, diéu tri du phong
dugc dua ra d€ ngan chan chay mau trudc khi n6 bat dau.

LOAIDIEU TRI

DINH NGHIA

Diéu tri du phong
Diéu tri cap mot @ Diéu tri lién tuc, thudng xuyén, bat dau

trudc khi cé bénh khép, trudc khi chdy mau
khdp I6n 1an tha hai va trudc 3 tudi

Diéu tri cap hai Diéu tri lién tuc, thudng xuyén, bat dau sau
2 1an chdy mau khép 16n tré [én nhung
trudc khi bénh khép khéi phét, thudng tu 3
tudi tra di

Diéu tri cap ba

Diéu tri lién tuc, thuong xuyén, bat dau sau
khi c6 bénh khép.

Theo: Huéng dan quan ly Hemophilia, Lién doan Hemophilia Thé gii, 2020.
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3. LIEU LUONG VA PHAC PO DIEU TRI

Diéu tri du phong la viéc tiém truyén thuong xuyén cac tac nhan
déng mau nham c6 gang nang cao muic yéu té dong mau va ludn gil
& muc 1% hodc cao han. C6 mét sé cach dé dat duoc diéu nay, tuy
nhién, cach thuc hién khac nhau gitta cac quéc gia hay tham chitrong
cung mot quéc gia tuy thudc vao chinh sach y té va nguon luc clia
tung dia phuong.

M6t phac dé diéu tri du phong bao gom:
® L oai tdc nhan dong mau dugc stirdung
® Liéu tac nhan déng mau dugc sir dung véi méi lan tiém
® Tan suat diéu tri dugc thuc hién
* Thai diém thuc hién

Cac yéu t6 can xem xét khi thiét ké phac dé diéu tri du phéng:
* Do tudi bat dau
® Tudi hién tai
* Kha nang lay ven
* Bi€u hién chay mau
® Tinh trang khép
* Muic do va thai gian hoat dong thé chat
® Su'san co clia cac tdc nhan déng mau
® Ham lugng clia tac nhan déng mau cé san
* Kha nang chi tra ctia bao hiém xa hoi va ngudi bénh
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Hién c6 ba phac dé dang duoc st dung trén thé gidi:

©,

Phac do Phac do
liéu cao: liéu thap:

Tiém 25-40 don vi 10-151U/kg, 2-3
(IU)/kg, méi 2 ngay lan/tuan cho
cho nguci bénh ngudi bénh
hemophilia A va hemophilia A va
40-60 don vi (IU)/kg 10-151U/kg 2
2 lan/tuan cho lan/tuan cho
ngudi bénh nguci bénh
hemophilia B. hemophilia B.

Tai Viét Nam, ndm 2016, B6 Y té da phé duyét
phac d6 diéu tri du phong liéu thap la 10 - 20
IU/kg x 3 lan/tuan doi véi hemophilia A va
20 IU/kg x 2 lan/tuan déi vai
hemophilia B, ap dung cho tré em it
mac bénh muc d6 nang dén khi [*
tron 15 tudi va cho ngudi bénh &
bat ki do tudi hodac muc dé nao
md&i bi xuat huyét nao, hoac cé
khép dich (khép bi chdy mau tai di
tailai tu3lan tr&1én/6 thang) trong
thai gian khong qua 12 tuan.

Hinh 2: Biéu duéng cua Trung tdm Hemophilia dang huéng dan ngudi bénh
cdch pha va tiém yéu t6 déng mdu
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3.1. Ca nhan hoa diéu tri du phong

Mbéi mot ca
nhan co su khac nhau vé dac
diém thé chat, tam ly va xa hoi. Vi vay dé co
hiéu qua tét nhat, mot phac do diéu tri du phong phai
dugc diéu chinh cho phu hgp véi tling ca nhan dua trén do
tudi, ki€u chdy mau, stic khde khdp, muic dé va thai gian hoat déng
thé luc, muc yéu t6 déng mau va kha nang tuan tha quy trinh cta
ho. Cac phac d6 du phong cling phai du linh hoat dé thay déi theo
thdi gian khi hoan canh cua tiing ngusi bénh thay déi. Do su thay
doi clia néng do yéu t6 dong mau trong co thé sau khi tiém cing la
mot phuang phap gitp xac dinh liéu téi uu cho ngudi bénh.

s GLOBALRIAY

Hinh 3: Mbi cd nhdn c6 su khdc nhau vé déic diém thé chdt, tam ly va xa héi.
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3.2. Yéu to co dac tac dung kéo dai

Cac yéu t6 déng mau c6 dac cdng thic mai véi thai gian ban hay
kéo dai (chung duy tri & muic cao hon trong thai gian dai hon trong co
thé) dugc thiét ké dé duy tri lau hon muc dé yéu t6 dong mau trong
mau, c6 nghia la ngudi bénh sé phai tiém thua hon va/hodc sé can it lan
tiém hon dé dat dugc két qua tuong tu. Su'san ¢ clia cac loai thube nay
6 thé thay déi cach thuc hién diéu tri du phong, gitp cai thién su tuan
th( clia ngudi bénh va cai thién két qua diéu tri.

3.3. Tac nhan dong mau moi

Gan day, tac nhan déng mau mdéi tén la Emicizumab cé ban chatla
khang thé don dong dac hiéu kép, dugc tao thanh bang ky thuat tai té
hop gen da dugc cho phép st dung dé du phong chdy mau & bénh
nhan hemophilia A. Thudc cé cau tric dac biét gan véi yéu té IXa va yéu
t6 X, do vay cé chiic nang bat chudc yéu té VI, gitip ho trg ddng mau &
ngudi bénh hemophilia A c6 hoac khong c6 chat e ché VIII. Thudc
khong co tac dung doi véi ngudi bénh hemophilia B.

Liéu Emicizumab
dugc khuyén céo la 3
mg/kg can nang tiém
duéi da, 1 lan/tuan
trong 4 tuan dau, sau
dé la diéu tri duy tri
vGi mot trong cac liéu
sau:1,5 mg/kg 1
lan/tuan; hoac 3
mg/kg moi 2 tuan;
hodc 6 mg/kg méi 4
tuan.

Emicizumab

Factor X Factor |Xa

Hinh 4: Co ché tdc dung clia Emicizumab.
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Khi dung Emici-
zumab; tan suat chay
mau & bénh nhan
hemophilia A sé gidm,
tuy nhién van c6 truong
hagp bi chdy mau tu nhién, hoac
sau chan thuong. Lic nay ngudi bénh
hemophilia A khong cé chét Uc ché sé van
dugc diéu tri cdm mau bang yéu t6 VIIl nhu trudc 5
khi dling Emicizumab, con ngudi bénh c6 chat Uc ché sé ‘!:\‘;
dugc uu tién cdm mau bang yéu to Vlla, tranh t6i da viéc strdung
aPCC vi 6 thé gay ra tdc mach hodc vi tdc mach. Néu bat budc phai
duing aPCC thi liéu khéi dau khong dugc qua 50 don vi/kg va téng liéu
khong qua 100 don vi/kg/ngay.

Emicizumab cé thé anh hudng dén mot s6 xét nghiém déng mau
dugc dung trong phong thi nghiém dé chan doan va theo déi bénh hemo-
philia, gdy nhan dinh sai két qua vi vay ngudi bénh can théng béo viéc str
dung emicizumab cho céc béc si, bao gém ca nha si, bac si cap ctu, bac si
phau thuat biét.

4. GIAM SAT KET QUA

Cac nghién ctu da chira rang diéu tri du phong lién tuc, mac du véi
liéu thap cho két qua tét hon so vai diéu tri theo yéu cau dé giam tan
sudt chdy mau va ngan nguia hoac tri hoan tén thuong khép.

Nhitng ngudi bénh hemophilia dang dugc diéu tri du phong can
dugc danh gia thudng xuyén dé dam bao dat dugc muc tiéu diéu tri
cling nhu diéu chinh ké hoach diéu tri néu can. Nhiing danh gia nay
bao gém:

« Tinh trang/suc khée khép

- Tan suat chay mau

« Su xuat hién chat tic ché yéu té déng mau

» Cac han ché trong hoat déng
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« Khd nang héi nhap tam ly xa hoi

Chat tic ché la khdng thé do co thé sinh ra chéng lai yéu té déng mdu
ma chuing ta tiém truyén vao, lam giam hodc mdt hiéu qua cta viéc du
phong va diéu tri chdy mdu. Chiing thudng xudt hién & nhiing ngudi bénh
hemophilia mtic @6 nding trong 50 lan diéu tri dau tién véi yéu té déng mdu
c6 ddc, vivay rat cdn duoc kiém tra dinh ki, dac biét trong giai doan ké'trén.

5. KHI NAO NEN BAT DAU VA DUNG IAI

Céc nghién ctu trén thé gidi cho thay nén bat dau diéu tri du phong
s6m sau khi chdy mau khép dau tién nhung trudc khi xay ra tén thuong
khdp khéng thé phuc héi va thudng trudc 3 tudi. Lién doan Hemophilia
Thé gisi mai day khuyén céo diéu tri du phong kéo dai cho ngui bénh c6
nhu cau. Tuy nhién, viéc thuc hién con tuy thudc vao dac diém kinh té, xa
hoi ctia méi quéc gia.

N ? N , ,
6. RAO CAN VA THACH THUC
6.1. Chi phi va kha nang ti€p can cac san pham diéu tri

Rao can Ién nhat déi véi viéc diéu tri du phong lau dai la chi phi diéu
tri. Diéu tri du phong chi ¢é thé thuc hién duoc néu c6 su phan b6 nguén
luc dang ké cho viéc cham séc ngudi bénh hemophilia. Tuy nhién, n6 c6
hiéu qua vé mat dai han vi gitip loai bd chi phi cao lién quan dén viéc diéu
tri cac khdp bi tén thuong sau d6 va cai thién chat lugng cudc séng cla
ngudi bénh. Mac du khéng ngan ngtia dugc tat ca cac dot chdy mau, tuy
nhién du phong vai liéu thap yéu t6 dong mau van cho két qua tét hon
viéc chi diéu tri khi c6 chay mau.

6.2. Tiép can tinh mach

Diéu tri du phong yéu cau phai tiém thudng xuyén va cé thé kho tim
dugc tinh mach phu hap & tré rat nhd méc hemophilia.

Viéc cay ghép mét thiét bi tiép can tinh mach (vi du nhu budng tiém
tinh mach) c6 thé gitip cho viéc tiém trg nén dé dang hon va cé thé dugc
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yéu cau dé thuc
hién diéu tri du
phong & tré nho.
Tuy nhién, c6 nhiing
rdi ro lién quan dén
viéc si dung cac
thiét bi nay, bao
gbm nguy co nhiém

tring cuc bé va hinh
thanh cac cuc mau
déng gay tac nghén.
Nhing rdi ro nay can
dugc can nhac ciing véi nhiing lgi thé cta viéc bat dau diéu tri du phong
tich cuc s6m. 70% tré em c6 thé diéu tri du phong sém ma khéng can thiét
bi ti€p can tinh mach. M6t lua chon quan trong la bat dau diéu tri du
phong maéi tuan mét lan vi né khéng yéu cau cdy ghép budng tiém, gidp
ngudi bénh va gia dinh chap nhan viéc diéu tri dé dang hon.

Emicizumab, tdc nhan dong mau thé hé mdéi st dung dudng tiém
dudi da néu duoc lua chon cé thé han ché dugc kho khan nay cho ngudi
bénh hemophilia A.

6.3. Su tuan thu

Viéc tuan tha theo ké hoach diéu tri thudng la miic d6 bénh nhan
dung thuéc theo chi dinh ctia can bo y té.

Viéc tuan thi mot phac doé diéu tri du phong la rat quan trong cho su
thanh céng clia phac do6 ay. biéu tri du phong cé hiéu qua nhat néu mc
yéu t6 lién tuc dugc duy tri trén muic muc tiéu. Bo 16 hodc bd qua mét liéu
6 thé lam cho muc dé yéu t6 déng mau gidm xudng dudi muc tiéu nay,
lam tang nguy ca chdy mau. Chdy mau xdy ra trong khi ngudi bénh dang
diéu tri du phong dugc goi la "chay mau dot pha".

Ngudi bénh va can bo y té can trao déi véi nhau dé dam béo rang
phéc do diéu tri dugc tuan thi tot. Bén canh d6 trong mai lan tai kham cac
bac si cling sé danh gia muic d6 tuan tha clia ngudi bénh dé cé thé t6i uu
héa hiéu qua diéu tri ciing nhu thay d6i phac dé néu can.
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6.4. Cac van ban phap li

Diéu tri du phong doi hoi tiém bo sung tac nhan dong mau dinh ki,
chinh vi vay diéu kién can thiét dé trién khai dugc la phai c6 san ché pham
tai nha hodc tai y té co s6. Viéc hoan thién cac van ban phép li cho phép
diéu tritai y t€ co s la mét budc rat quan trong dé diéu tri du phong thanh
cdng tai Viét Nam.
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