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Trombocitopenia Inmune Primaria

La frombocitopenia inmune primaria es una tombocitopenia adquirida,
mediada por la presencia de anticuerpos dirigidos confra anfigenos
plaquetarios. Se manifiesta por una tendencia aumentada a presentar
sangrados. Es una de las causas mds comunes de plaquetopenia en el
adulto.

Su diagndstico es de exclusion, segun lo establecido por el International
Working Group (IWG), definiéendola como una plaquetopenia menor a
100.000/mm3 primaria, en ausencia de otras causas que lo expliquen (antes
llamada Purpura Trombocitopénico Idiopdtico).

Opciones terapéuticas

El objetivo terapéutico es alcanzar un nivel de seguridad del conteo
plaguetario, que evite el sangrado espontdneo, para lo que se plantea un
nivel minimo de 30.000/mm3.

El tratamiento de segunda linea, estd destinado a pacientes con
tfrombocitopenia, asociado a sangrado, y/o persistencia de plaquetopenia
menor a 30.000/mm3, luego de tratamiento corticoideo vy con
inmunoglobulinai.v. (Trombocitopenia inmune refractaria).

Se define como refractaria cuando se mantiene una trombocitopenia menor
a 30.000/mm3 a pesar de la aplicacion del tratamiento de primera linea
adecuado a las guias.

e Prednisona v.o. 1 mg/Kg/dia por 21 dias o Dexametasona v.o. 40
mg/dia por 4 dias seguido en caso de ausencia de respuesta de
Inmunoglobulinai.v. 1 gr/Kg/dia por 2 dias.

Las opciones para fratamiento de segunda linea son la esplenectomia, el
Rituximalb, y los agonistas de losreceptores de la frombopoyetina TPO-RA como
Eltrombopag.




La esplenectomia y el Rituximab, logran una remision por mayor lapso de
tiempo, pero presentan como desventajas, el riesgo anestésico-quirdrgico de
la primera, y de inmunosupresion por parte del Rituximab.

Eltrombopag es un agonista del receptor de la Trombopoyetina (TPO-RA),
que induce la proliferacion y la diferenciacion de los megacariocitos, desde
células progenitoras de la médula ésea, incrementando la produccion de
plaguetas.

Es una droga de administracidon v.o., de mantenimiento, que requiere
administracion continua.

Aproximadamente un 20% de los pacientes esplenectomizados no
responden, y un 10 a 20% de los pacientes que responden luego recaen.

En esos casos estaria indicado el uso de Elfrombopag, logrando tasas de
respuesta de mas del 79%.




El Fondo Nacional de Recursos financia Eltrombopag para el tratamiento de
segunda linea de la Trombocitopenia Inmune Primaria (antes llamada
ldiopdtica) en pacientes de mdas de 1 ano de edad, refractarios a ofros
tratamientos.

Criterios de inclusion
El FNR cubrird el tratamiento en pacientes que reunan estas condiciones:

e Plaquetopenia confimada menor a 30.000/mm3, cumpliendo los
criterios del International Working Group (IWG) para el diagndstico de
la frombocitopenia inmune primaria.

e Pacientes mayores de 1 ano de edad.

e Refractariedad al fratamiento con corticoides y con inmunoglobulina
i.v. o intolerancia a dicho tratamiento.

e Recaida luego de esplenectomia, o sila misma estd contraindicada o
fue rechazada por el paciente.

e Situacioén clinica del paciente al diagndstico que permita predecir que
tolerard el protocolo de tratamiento establecido en cuanto a dosis y
frecuencia.

Criterios de exclusion

e Neoplasia sélida activa, o fratamiento con quimioterapia en los Ultimos
2 meses.
e Embarazo.

e La dosis recomendada de Eltrombopag va desde los 25 a los 75 mg.

e En adultos y poblacién pedidtrica desde los 6 anos de edad, la dosis
inicial recomendada de Eltrombopag es de 50 mg una vez al dia.

e En poblacion pedidtrica de 1 a 5 anos de edad, la dosis inicial
recomendada es de 25 mg una vez al dia.

e El objetivo del tratamiento no es lograr el conteo de plaquetas normal,
sino un numero seguro (>50.000/uL) con la menor dosis posible. Al
llegar a 150.000 plaguetas/uL se debe disminuir la dosis en 25 mg vy
controlar en 15 dias.

e Ajustar dosis (descenso de 25 mg) en situaciones de afectacion
hepdtica severa.




En todos los pacientes se tomard en cuenta ademds de su patologia
hematolodgica, una valoraciéon integral que incluya edad, comorbilidades,
calidad de vida, y prondstico, de tal manera que de la evaluacion surja una
expectativa de vida razonable.

Las complicaciones o efectos colaterales derivadas del fratamiento deberan

ser resueltas por la institucidon en la cual se asiste el paciente (institucién de
origen).

Requisitos del framite de autorizacion

Ingreso de la solicitud

Debe enviar el Formulario de Solicitud de Tratamiento (en linea) el cual debe
ser completado por el médico hematdlogo tratante.

Aspectos administrativos de las normativas de iratamientos con
medicamentos:

https://www.fnr.gub.uy/wp-

content/uploads/2014/05/n_aspectos admin _medicamentos.pdf

Historia Clinica

Resumen de historia clinica que debe ser completa y claramente legible,
destacando los principales hechos clinicos y la evolucidon, de tal manera que
de su lectura y andlisis resulten claramente los motivos de la indicacion.

El envio de este resumen de historia clinica es indispensable, ya que la
informacion que se aporta en un formulario precodificado (altlamente
funcional a los efectos de registro) es necesariamente parcial y en ocasiones
no refleja cabalmente la situacién del paciente.

Paraclinica necesaria para la autorizacion

Es indispensable que al paciente se le hayan realizado los siguientes estudios,
gue deberdn ser enviados al FNR:



https://www.fnr.gub.uy/wp-content/uploads/2014/05/n_aspectos_admin_medicamentos.pdf
https://www.fnr.gub.uy/wp-content/uploads/2014/05/n_aspectos_admin_medicamentos.pdf

e Estudios humorales: hemograma con I|dmina periférica; crasis;
glicemia; funcional 'y enzimograma hepdfico; ionograma;
creatininemia y azoemia. PEF, orina. LDH. Test de Coombs. Dosificacion
de inmunoglobulinas.

e Serologias para VHB, VHC, VIH VDRL.

e TSH.

e ANA, Anticardiolipina, Anti beta2glicoproteina.

e Descartar Helicobacter Pylori.

e TAC de térax, abdomen y pelvis.

e Beta HCG.

e Mielograma con inmunofenotipo.

Quedard a criterio del FNR la necesidad de solicitar que se actualicen o
amplien los estudios paraclinicos.

En caso que surja la necesidad de ampliar informacién respecto a la
siftuacion clinica y a la evolucion, el FNR podrd recabar informacion con el
médico tratante, con el paciente o con la institucion de origen.




Para la contfinuacion del tratamiento autorizado, la institucion de origen del
paciente deberd ingresar en formulario on - line la solicitud de dosis
posteriores para el proximo mes. Se deben declarar las complicaciones que
presenta al paciente, asi como eventos adversos que lleven a la
discontinuacién del tratamiento.

Evaluacion de respuesta al fratamiento, se debe adjuntar:

e Informe clinico mensual.
e Hemograma mensual.
e Funcional y Enzimograma Hepdtico mensual.

Los criterios de suspension del tratamiento son:

e Falta de respuesta al fratamiento (Luego de 4 semanas de tratamiento
con dosis de 75 mg/dia, no se alcanzé un recuento plaquetario mayor
o igual a 30.000/ul).

e Recuento de plaguetas mayor o igual a 250.000/uL.

e Intolerancia o toxicidad al fratamiento

e Aumento de enzimas hepdticas, con valores de TGO, TGP o BT mayor a
3 veces el valor inicial.

e Sindrome mielodispldsico.

e Apariciéon de nuevos eventos fromboembdlicos arteriales o venosos.

Al finalizar o suspender el tratamiento, el médico hematdlogo fratante
deberd informarlo al FNR en item correspondiente incluido en formulario de
solicitud de dosis mensuales, haciendo constar dosis y fecha de la Ultima
serie de fratamiento y, en caso de suspension, causa y fecha de la misma.
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