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Till lasaren

Du har insjuknat i en blodsjukdom som hor till sjukdomsfa-
miljen myeloproliferativa sjukdomar. | den har patientgui-
den behandlas tre beslaktade sjukdomar: polycytemia vera,
essentiell trombocytemi och myelofibros. Det finns inga bra
svensksprakiga namn for de enskilda sjukdomarna eller for
hela sjukdomsgruppen. Myelo hanvisar till blodkropparna i
benmérgen. Proliferativ innebdr att cellbildningen har okat.
Riklig cellbildning i olika blodkroppslinjer &r typiskt for dessa
sjukdomar. Vid essentiell trombocytemi finns det for mycket
trombocyter, dvs. blodplattar i blodcirkulationen. Polycyte-
mia vera innebar att produktionen av roda blodceller ar riklig
och leder till ett hogt hemoglobin i blodet. Vid myelofibros
finns det ett 6verskott av bindvav i benmargen och den nor-
mala blodkroppsbildningen i benmargen har pa grund av
sjukdomen tréngts ut till blodcirkulationen utanfér benmar-
gen och bl.a. till mjalten.

Sjukdomen har lange kunnat vara helt symtomfri fore
diagnosen och for narvarande gors diagnosen ofta som ett
slumpfynd i samband med ett blodprov som tas av annan
orsak. Diagnostiska undersdkningar inleds allt mer sallan ut-
ifran sjukdomssymtomen. Problematiskt da det géller diag-
nosen dr att forhéjda blodkroppsvarden ocksa férknippas
som ett sekundart eller reaktivt fenomen i anslutning till
manga andra sjukdomar.

Sjukdomarna hor till gruppen elakartade blodsjukdomar,
men de har i regel en ratt god prognos. De kan darfor jam-
stdllas med manga andra kroniska sjukdomar som kraver be-
handling eller regelbunden uppféljning, men som inverkar
ganska lite pa det dagliga livet. En symtomfri myeloprolife-
rativ sjukdom behover inte alltid behandlas, och i regel finns
det ingen botande behandling. Det viktigaste behandlings-
malet ar att forhindra arteriella och vendsa tromboser och att
minska andra sjukdomssymtom.



Polycytemia vera

VAD AR POLYCYTEMIA VERA?

Polycytemia vera (PV) ar en sallsynt, elakartad blodsjukdom,
ddr benmadrgen producerar onormalt mycket blodkroppar.
Ett stort antal roda blodkroppar (erytrocyter) konstateras
typiskt i samband med blodprov, men ofta kan man ocksa se
en 6kning av antalet vita blodkroppar (leukocyter) och anta-
let blodplattar (trombocyter). Fastan sjukdomen varit kand
anda sedan slutet av 1800-talet, kanner man fortfarande inte
till vad som orsakar den eller dess exakta uppkomstmeka-
nism. Pa 2000-talet har man emellertid lart sig nytt om my-
eloproliferativa sjukdomar, da en forskargrupp ar 2005 fann
den s.k. JAK2-mutationen. Det dr frdga om en liten férvarvad
avvikelse i cellvdavnaden som producerar blodkroppar och
som orsakar en onormalt stor produktion av roda blodkrop-
par. Den aktuella mutationen aterfinns hos cirka 90-95 pro-
cent, dvs. hos ndstan alla polycytemia vera-patienter.

| Finland diagnostiseras PV hos cirka 50 nya patienter var-
je ar (forekomst 1-2:100 000). Vanligast &r sjukdomen hos
50-70-ariga personer. Bland patienterna finns nagot flera
man dn kvinnor. Enligt undersékningar som publicerades
pa 1960-talet var patienternas livstid utan behandling i ge-
nomsnitt 18 manader, men de behandlingar som utvecklats
under de senaste artiondena har forbattrat levnadsprogno-
sen avsevart. For narvarande uppskattas PV-patienternas
aldersjusterade dodlighet vara 1,2-1,6-faldig jamfort med
normalbefolkningen och den skiljer sig just inte fran den 6v-
riga befolkningen. Den 6kade dddsrisken hanfor sig till blod-
proppar, sasom lungblodpropp, stérningar i hjarnans blod-
cirkulation och hjartsjukdomar. Hos en liten del kan PV inom
arens lopp utvecklas till myelofibros (se det skilda kapitlet i
den har handboken) eller i vissa sallsynta fall till akut leuke-
mi. Botande behandling finns inte, men hos majoriteten av
patienterna kan man med hjalp av behandling minska risken
for komplikationer i anslutning till sjukdomen och pa sa satt
avsevart forlanga levnadsprognosen jamfort med tidigare.



VILKA SYMTOM GER POLYCYTEMIA VERA?

For en del av patienterna &r PV helt symtomfri och upptéacks
av en slump t.ex. i samband med blodprov som tas vid en
halsokontroll. Majoriteten av PV-diagnoserna gors emellertid
utifran undersékningar som inletts pa grund av ett symtom
eller en komplikation. Symtomen beddms vara forknippade
med den Okade erytrocytmassan och de férandringar som
den orsakar i blodcirkulationen.

En klassisk forandring som PV orsakar i utseendet &r rod-
nad pa huden och slemhinnorna. Patienternas kinder ar réda
och 6gonens bindhinnor &r ofta blodsprangda. Férandring-
arna forsvinner nar behandlingarna inletts. De vanligaste
sjukdomssymtomen ar huvudvark, allman trétthet och en
kansla av att huvudet ar tungt, vilka férekommer hos halften
av patienterna. Ratt vanligt ar ocksa klada pa huden, som en
varm dusch eller bastubadande verkar forvarra ytterligare. En
tredjedel av patienterna har forutom huvudvark dven andra
neurologiska symtom, t.ex. synstérningar, olika domnings-
och stickningskdnningar eller t.o.m. férlamningssymtom.

Sjukdomen kan orsaka ledvark, ibland t.o.m. gikt som ger
upphov till ledsvullnad. Ungefér en tredjedel av patienterna
upplever kraftig svettning och onormal viktminskning. Om
sjukdomen orsakar forstorad mijalte, kan den ocksa orsaka
smartor i 6vre buken.




HUR DIAGNOSTISERAS POLYCYTEMIA VERA?

Vanligtvis diagnostiseras PV ndr patienten soker sig till un-
dersokningar pd grund av ett symtom, t.ex. huvudvdrk. Hos
vissa hittas sjukdomen i blodprov som tagits pa grund av
t.ex. forhojt blodtryck, hjarnférlamning eller blodpropp, men
hos en liten del hittas sjukdomen av en slump i samband
med undersokningar vid en halsokontroll.

Den vanligaste avvikelsen i blodproven dr en stor koncen-
tration av roda blodkroppar (erytrocytos, B-eryt) och i an-
slutning till det &r ocksa hemoglobin (B-Hb) och hematokrit
(B-Hkr, andelen réda blodkroppar) hégre an referensvardena.
Aven koncentrationen av leukocyter (B-Leuk) och blodplét-
tar, trombocyter (B-Trom) kan vara storre an normalt.

Syftet med fortsatta undersokningar ar att utreda om det
ar fraga om primar erytrocytos eller sekundar erytrocytos,
som ansluter sig till en annan sjukdom. Da man t.ex. befinner
sig hogt upp i bergen minskar blodets syredeltryck och for att
korrigera detta borjar kroppen producera mera "syrebdrare’,
dvs. erytrocyter och da utvecklas erytrocytos. Tobaksrokare

har a sin sida os i kroppen, vilket orsakar syrebrist i vévna-

derna och via det dven erytrocytos. Vanliga sjukdomar, i sam-
band med vilka det forekommer en 6kad koncentration av
réda blodkroppar, ar t.ex. langvariga lungsjukdomar, sasom
lungemboli (COPD), vissa medfodda hjartsjukdomar och vis-
sa lever- eller njurtumérer. Sekundar erytrocytos behandlas
genom att behandla grundsjukdomen. | den hér handboken
behandlas endast primar erytrocytos, dvs. polycytemia vera
och mojligheterna att behandla den.

Till de inledande undersékningarna hor forutom en om-
sorgsfull intervju och en allman lakarundersékning vanligt-
vis dven réntgen av lungorna och ultraljud av buken. Som
kompletterande laboratorieprov tas ovan namnda JAK2-mu-
tationsbestamning och erytropoietinhalten (S-EPO) i blodet.
EPO-halternaiblodet hos PV-patienter ar i allmanhet pa nedre
gransen till referensvardena eller t.o.m. under dem. PV-diag-
nos faststdlls om patienten utéver en onormalt stor koncen-
tration av erytrocyter dven konstateras ha en JAP2-mutation
och [ag EPO-halt och avbildningsundersékningar inte visar pa



andra sjukdomar. Hos en del av patienterna blir man tvungen
att ta benmargsprov for att sakerstalla diagnosen.

Efter att diagnosen sdkerstallts foljs sjukdomen upp med
hjalp av regelbundna laboratorieprov. Avbildningsundersok-
ningar eller benmargsprov hor inte till rutinuppféljningen,
utan de gors endast om patienten far nya symtom eller sjuk-
domsférloppet forandras.

VARFOR OCH PA VILKET SATT BEHANDLAS
POLYCYTEMIA VERA?

Polycytemia vera behandlas med malet att lindra sjukdo-
mens symtom och komplikationer, dvs. risken for tromboser
samt att minska blédningar. Detta efterstravas genom att
minska erytrocytmassan och genom att behandla de allman-
na riskfaktorerna i anslutning till tromboser sa bra som moj-
ligt. Avvikande fran 6vriga myeloproliferativa sjukdomar, ska
polycytemia vera alltid behandlas.

I Medicinering som minskar trombosrisken

Genast efter att en diagnos faststallts inleds behandlingen fér
alla PV-patienter med en liten dos acetylsalicylsyra ("ASA", As-
perin®, Primaspan® osv.), sdvida det inte finns nagra kontrain-
dikationer. Lakemedlet forhindrar aggregation av blodplat-
tar, dvs. klumpbildning genom att férhindra tromboxan A2
fran att aktiveras. | undersdkningar har det pavisats att ASA
minskar tromboser hos PV-patienter och darfor ar lakemedlet
mycket viktigt. Det ska anvéndas regelbundet. Lakemedlet
kan orsaka magbesvar eller hos en del t.o.m. anemiserande
blodning fran magtarmkanalens slemhinnor, men i sma doser
tals ASA i vanliga fall mycket bra. Lakemedlet ar effektivt och
det ger biverkningar, fastan det fas receptfritt fran apoteket.

Anvandningen av ASA ska avbrytas fore stora operations-
atgarder och darfor ar det viktigt att du alltid kommer ihag
att uppge for lakaren att du anvander ASA. Det rekommen-
deras att den opererande ldkaren och ldkaren som ansvarar
for behandlingen av blodsjukdomen tillsammans planerar
de ldkemedelsandringar som atgarden kraver.



Il Riktade behandlingar som minskar
erytrocytmassan

1. Aderlatning

Koncentrationen av erytrocyter, dvs. erytrocytmassan kan
minskas med aderlatning (venesektion) eller lakemedel. Be-
handlingarna borjar ofta med aderlatning, dvs. genom att
tappa patienten pa blod. Atgirden utférs av en sjukskotare.
Aderlatning gérs genom att placera in en ndl i armbagsveck-
ets ven, varifran blodet strommar langs en plastslang till en
uppsamlingspase. Blod tappas cirka 400 ml per gang. Av pa-
tienter som ar sma till vaxten eller som har en hjartsjukdom
tappas en mindre blodmangd. Atgarden réacker cirka 10-15
minuter, varefter det satts ett stadigt férband i armbagsveck-
et. Uppsamlat blod forstors. | borjan gors aderldtning oftare,
t.o.m. flera ganger per vecka. | underhallsskedet &r det van-
ligt att gora tva dderlatningar varannan vecka eller mer séllan
i syfte att minska B-Hkr-vardet.

I samband med aderlatning minskar jarnet i kroppen och
pa patientens blodbild uppkommer sma réda blodceller (lagt
MCV) som visar pa jarnbrist. Detta ar behandlingens dnskade
effekt och en PV-patient ska inte ndgonsin anvanda jarnpre-
parat utan att forst diskutera med vardande lakaren. Om en
PV-patient ater jarntabletter kan det leda till en snabb 6kning
av erytrocytmassan, vilket i varsta fall kan leda till t.ex. stroke
eller ett kranskarlssjukdomsanfall.

2. Ldkemedelsbehandlingar for att minska erytrocytmassan
Om aderldtning gors ofta eller om man med dem inte uppnar
onskat behandlingsmal, kan erytrocytmassan minskas med
lakemedel eller radiofosforbehandling. Likemedelsalternati-
ven ar hydroxyurea, interferon, busulfan och ruxolitinib, som
ar det senast lanserade lakemedlet.

2.1 Hydroxyurea
Hydroxyurea (Hydrea®, Hydroxyurea®) dr cytostatika som

tas via munnen i form av 500 mg kapslar. Dagsdoser pa éver
1 000 mg delas i tva doser. Doserna ar individuella. Det vikti-
ga ar att ta lakemedlet regelbundet och noggrant enligt giv-



na anvisningar. For att sdkerstalla ratt dose- o
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ring och pa grund av eventuella biverkningar 1| v
forutsatter anvéandningen regelbundna blod- Y / S )
prov. De vanligaste biverkningarna ar olika : e £ '_
magbesvar, sdsom halsbranna, lindriga mag- { Jﬂ {

smadrtor och diarré. | bérjan av behandlingen
forekommer lindrigt illamdende hos vissa
patienter, vilket ofta lattar av sig sjdlvt inom
nagra dagar. Hydroxyurea orsakar i allménhet
inte krdkningar eller langvarigt illamaende
och kraver saledes inte rutinmassigt lakeme-
del mot illamaende. Hos vissa patienter kan
lakemedlet orsaka eksem, feber, forhojda le-
vervdrden, sarigheter i munnens slemhinnor
eller bensar. Fastan lakemedlet ar ett cytostatika, orsakar det
inte haravfall. Hos vissa patienter kan haret bli lite tunnare.
Lakemedlet har tidvis ansetts oka risken for leukemi. Enligt
nuvarande uppfattning &r risken liten, sdvida hydroxyurea
inte kombineras med andra cytostatika eller radiofosforbe-
handling.

Lakemedlet anvands bade av unga och gamla, men Iam-
par sig inte for gravida eller personer som planerar en gravi-
ditet.

2.2 Interferon

Interferon ar ett injicerbart Idkemedel, vars exakta verknings-
mekanism man inte kanner till. Det minskar produktionen av
alla blodkroppar. Lakemedlet har inte ens i ldngvarigt bruk
okat risken for leukemi, vilket ar viktigt dd@ man behandlar
unga patienter. Behandlingen ges som underhudsinjektio-
ner 2-7 ganger per vecka. Injektionerna ar sarskilt i borjan
av behandlingen forknippad med allménna férkylningssym-
tom, sasom latt feber, muskelsmarta och trétthet. Symtomen
kan ofta behandlas med premedicinering fére injektionen, av
vilka paracetamol &r vanligast. Ofta blir symtomen lindrigare
inom ndgra veckor efter att behandlingen inletts. Behand-
lingen kan ocksa leda till att haret blir tunnare eller att det
uppstar rodnad pa huden. Ibland utvecklas ocksa stérningar



i skoldkortelfunktionen. Hos vissa patienter blir man tvungen
att avbryta interferoninjektionerna pa grund av besvdrliga
biverkningar, sasom nedstdmdhet, depression eller kraftiga
muskelsmartor samt forhojda levervarden. Anvandningen av
lakemedlet forutsatter regelbundna blodprov.

2.3 Busulfan

Busulfan (Myleran®), som &ar cytostatika i tablettform, fas
med specialtillstand. Till skillnad fran andra lakemedel som
anvands i behandlingen av PV, anvands busulfan endast
som kurer och aldrig som fortldpande langvarig behandling.
Kuren racker oftast 2-4 veckor, under vilka blodbilden f6ljs
noggrant. Lakemedlet &r langverkande, och dess inverkan
fortsatter annu i flera manader efter att det avslutats. Lake-
medlet tals bra och det orsakar varken haravfall eller illama-
ende. Ldakemedlet okar risken for leukemi och darfér anvands
det inte pa yngre patienter.

2.4 Ruxolitinib
Ruxolitinib (Jakavi®) &r det nyaste lakemedlet for behandling
av PV-patienter. Det &r en selektiv hammare av Janus-, dvs.
JAK-kinaserna JAK1 och JAK2. Indikationen for Ruxolitinib ar
behandling av polycytemia vera, om hydroxyurea-medicine-
ring inte ger tillracklig respons, eller om patienten pa grund
av biverkningar inte kan anvanda hydroxyurea. Lakemedlet
har i undersokningar konstaterats minska en stor mjdlte,
lindra sjukdomens allmdnna symtom, sdsom kldda pa huden
och nattsvettning samt minska behovet av dderlatningar.
Ruxolitinib finns som olika starka tabletter, vilka vanligtvis
doseras tva ganger per dygn. Dosen faststalls utifran blod-
vardena. De vanligaste biverkningarna av Ruxolitinib ar hu-
vudvark, svindel, trotthet och magsmartor. Lakemedlet kan
orsaka anemi och ett lagt antal blodplattar (trombocytope-
ni), och darfor ar det viktigt att ta regelbundna blodprov un-
der behandlingen.



3. Radiofosfor

Radiofosforbehandling har anvénts i flera decennier och ar
forknippad med en okad risk for leukemi 8-10 ar efter be-
handlingen. Av den anledningen ges radiofosforbehandling
numera endast at patienter med manga sjukdomar, patien-
ter som dven annars ar i svagt skick eller till mycket gamla
patienter, i de fall dd andra behandlingar orsakar problem.
Behandlingen ges under ett poliklinikbesok, under vilket
det injiceras en liten dos radioaktivt fosfor i blodomloppet.
Fosfor hejdar benmaérgens funktion och normaliserar blod-
vardena hos majoriteten av patienterna for en lang tid. Be-
handlingen kan vid behov upprepas. Behandlingen tals val
och dr effektiv.

lll. Behandling av andra riskfaktorer som utsatter for
tromboser

Det ar viktigt att kartlagga alla risker for allmanna karlsjukdo-
mar hos PV-patienter och att strdva efter att behandla dem
sd bra som majligt. Overvikt, obehandlad blodtryckssjukdom
eller diabetes samt oférdelaktiga kolesterolvdrden okar ris-
ken for artartromboser. Tobaksrokning har pavisats vara en
riskfaktor vid trombossjukdomar. Av den anledningen ar det
viktigt att fa PV-patienter att forsta hur viktigt det ar att slu-
ta roka da riskfaktorerna behandlas. En del av riskfaktorerna
kan korrigeras genom att patienten andrar sin livsstil, men
ofta behovs ocksa medicinering, sa att t.ex. blodtrycksvarde-
na forst normaliseras.

IV. Behandling av klada pa huden

Kldda pa huden ar ett mycket besvarligt symtom for manga
patienter. For att lindra den har man prévat bl.a. antihistamin-
tabletter som anvands i behandlingen av allergier, H2-block-
erare av histaminreceptorer (famotidin, ranitidin) och olika
antidepressiva ldkemedel. Vissa patienter far hjélp av dessa.
Vissa far hjalp av lakemedel som minskar erytrocytmassan,
men tyvarr finns det patienter som inte far nagon hjalp alls
mot kladan med de preparat som finns pa marknaden.



PA VILKET SATT OCH VAR FOLJER MAN UPP
POLYCYTEMIA VERA?

Behandling pdbdrjas alltid efter att en patient diagnostise-
rats med polycytemia vera. Behandlingen bérjar oftast forut-
om med ASA dven med aderlatningar, med vilka man stravar
efter ett B-HKr-varde under 45. Ett alternativ till dderlatning-
ar ar lakemedelsbehandling. Polycytemia vera foljs upp med
regelbundna laboratorieprov. Under det lugna skedet kan
behandling och uppféljning genomforas enligt hematolo-
gens anvisningar antingen pd halsovardscentralen eller vid
foretagshalsovarden. Komplicerad PV omfattas alltid av den
specialiserade sjukvarden. Samarbete ger ofta ett bra resul-
tat sa att foretagsldakaren forst behandlar t.ex. blodtrycks-
och sockervardena, medan behandlingen av den egentliga
blodsjukdomen sker pa hematologiska poliklinikens ansvar.
Det ar mycket viktigt att alltid komma ihag att berdtta om
blodsjukdomen och de ldkemedel som anvénds for behand-
lingen av dem aven for andra behandlande lakare och tand-
lakare. En del av de vanligaste smartstillande lakemedlen, sa-
som ibuprofen (Burana®, lbuxin®) och ketoprofen (Ketorin®,
Ketomex®, Orudis®) kan 6ka blédningsrisken hos polycyte-
mia vera-patienter. Tryggare smartstillande lakemedel for
patienter med polycytemia vera dr paracetamol och starka
smartstillande lakemedel som verkar via det centrala nerv-
systemet. Det dr viktigt att berdtta om sjukdomen ocksa i an-
dra specialsituationer, sdsom vid operation, sa att kirurgen,
anestesildakaren och hematologen tillsammans kan planera
nodvandiga lakemedelsandringar i god tid fore atgarden.
Tack vare regelbunden medicinering kan manga PV-pa-
tienter for ndrvarande leva ett normalt liv. Om det plotsligt
uppkommer nya symtom, t.ex. svaghet i extremiteterna, tal-
svarigheter, andndd eller bréstsmartor, ar det viktigt att sa
snabbt som mdjligt séka sig till jourpolikliniken fér ndrma-
re undersdkningar. Snabbt inledd behandling av eventuella
komplikationer paskyndar ofta aterhamtningen.



Essentiell trombocytemi

VAD AR ESSENTIEL TROMBOCYTEMI?

Trombocyterna, dvs. blodplattarna ar sma celler i blodom-
loppet som har en viktig uppgift att stoppa blodningar. Med
trombocytos avses en stdrre koncentration av trombocyter i
blodet &n normalt. En 6kad mangd trombocyter kan ses som
ettforbigdende reaktivt fenomenianslutning till manga olika
tillstand och sjukdomar. Sadana tillstand ar t.ex. eftertillstand
av stora blodningar, infektioner och infektionssjukdomar,
skador, stora operationer och anemi pa grund av jarnbrist.
Trombocytproduktionen i benmargen &r i Ovrigt normal,
men det sker en tillféllig "Overaktivitet” Ett hogt antal nor-
malfungerande trombocyter &r inte forknippat med risk for
komplikationer eller symtom, utan eventuella symtom beror
pa orsaken till trombocytos. Man behover inte vara orolig pa
grund av ett stort antal trombocyter. Rejalt over halften av
alla trombocytoser &r reaktiva och ofta kdnner man till vad
som orsakat det férandrade blodvardet.

Essentiell trombocytemi (ET) ar en blodsjukdom, som
framtrader i form av trombocytos. Avvikande fran reaktiva
trombocytoser beror ET pa ett fel i cellvdvnaden som pro-
ducerar trombocyter i benmargen. Det produceras onddigt
manga trombocyter fér blodcirkulationen, och trombocyter-
na fungerar inte heller helt normalt.

VAD ORSAKAR ESSENTIELL TROMBOCYTEMI?

Blodkroppsbildningen &r mycket noggrant reglerad sa att
den motsvarar kroppens behov. Tillfdllig 6veraktivitet av ty-
pen reaktiva trombocytoser forekommer, men regleringen
aterstaller balansen snabbt. Vid essentiell trombocytemi har
produktionen av trombocyter blivit sjalvstandig eller auto-
nom. Den reagerar inte pa ratt satt pa regleringssystemets or-
der att bromsa produktionen. Blodkroppsbildningens broms
har sa att sdga gatt sonder. Hos nagot 6ver halften av ET-pa-
tienterna beror den 6kade mangden trombocyter pa den s.k.



JAK-mutationen, dvs. pa en liten avvikelse i den forvarvade
arvsmassan i cellvavnaden som producerar blodkroppar. Det
ar alltsa inte fraga om en érftlig sjukdom. JAK2-mutationen
orsakar vidare en mycket liten strukturell férandring i de cel-
ler som producerar trombocyter, vilken emellertid ar tillrack-
ligt for att orsaka en autonom produktion av trombocyter.
Det har dven konstaterats andra motsvarande aktiverande
mutationer och kunskapen om dem har betydligt 6kat under
de senaste dren. Den néast vanligaste mutationen vid ET &r s.k.
CALR-mutation, som konstateras hos cirka 25 procent av pa-
tienterna. Hos en liten andel hittas MPL-mutationen. Hos den
resterande andelen pa ca 20 procent av patienterna har man
annu inte kunnat identifiera sjukdomens exakta uppkomst-
mekanism pa cellniva.

Det &r okdnt varfor enskilda personer insjuknar, dvs. var-
for det uppkommer en avvikelse som stor produktionen i
de trombocytbildande cellerna. Egna aktiviteter eller det att
man later bli att géra nagot, hur man ater eller dricker eller
nagon annan enskild orsak kan inte forklara sjukdomen.
Det l6nar sig inte heller att grubbla varfor just man sjdlv in-
sjuknat, eftersom det inte finns ndgot svar. Aven om de mye-
loproliferativa sjukdomarna inte &r arftliga, kdnner man till
att det i vissa slakter har konstaterats en myeloproliferativ
sjukdom hos flera personer, vilket kan innebara att arvsmas-
san innehaller en viss benagenhet att insjukna. Det &r san-
nolikt att insjuknande i en myeloproliferativ sjukdom kréaver
flera pa varandra foljande hdndelser, vilka till slut leder till att
man insjuknar. | vissa sldkters arvsmassa kan den avvikelse
som sjukdomen kraver finnas fardigt, vilket 6kar sjukdoms-
risken, men som sadan inte gor att man insjuknar.

HUR VANLIG AR ESSENTIELL TROMBOCYTEMI?

Tidigare betraktades essentiell trombocytemi som en sall-
synt sjukdom bland aldre. Eventuellt fanns det manga som
aldrig visste om att de hade en blodsjukdom. Sjukdomen
konstaterades endast om den gav upphov till symtom. De
moderna automatiska cellrdknarna mater alltid forutom he-



moglobin och leucocyter dven antalet trombocyter i blodet.
Sannolikt tas det ocksa numera oftare blodprov &n tidigare.
Uppfattningen om hur vanlig ET &r och om insjukningsaldern
har férandrats. ET ar ingen folksjukdom, men allt oftare kon-
stateras den av en slump i ett symtomfritt skede hos allt yng-
re personer. Det finns emellertid inte nagra helt tillforlitliga
uppgifter om antalet patienter. Det har uppskattats att man
i vastlanderna konstaterar ungefar tva nya fall per 100 000
invanare varje ar. Kvinnor insjuknar i essentiell trombocyte-
mi nagot oftare 4n man. Sjukdomen patraffas hos personer i
alla aldrar, men &r vanligare hos de aldre dldersklasserna. Pa-
tienternas medelalder i diagnosskedet ar runt 50-60 ar. Hos
kvinnorna kan det finnas en annan férekomsttopp vid under
40 ars alder.

HUR DIAGNOSTISERAS ESSENTIELL TROMBOCYTEMI?

Ingen enskild undersdkning racker till for att sakerstalla en
ET-diagnos, och darfér har man under arens lopp tagit fram
flera diagnostiska kriterier som hjalpmedel. Det viktiga ar att
skilja at reaktiva trombocytoser fran essentiell trombocytemi.

Ett viktigt diagnostiskt kriterium ar bestdende forhojda
trombocytvdrden i blodet. Sjukdomar som man vet att ar
forknippade med reaktiv trombocytos, ska uteslutas. Aven
andra myeloproliferativa sjukdomar, dvs. besldktade sjuk-
domar till essentiell trombocytemi sasom polycytemia vera,
myelofibros och kronisk myeloisk leukemi, ska uteslutas, ef-
tersom trombocytos kan férekomma i anslutning till dem. |
en rutinundersokning av patienten hittar man sallan nagot
avvikande, men mjélten kan ibland vara forstorad, vilket st6-
der diagnos av ET. Det &r viktigt att noggrant utreda symto-
men och kdnningarna. Symtom som passar for stérningar i
blodcirkulationen under de ndrmaste manaderna stéder en
ET-diagnos. A andra sidan kan ocksa andra typer av symtom
visa pa en sjukdom som orsakar reaktiv trombocytos och sty-
ra undersokningarna i ratt riktning.



Da man utreder ovan ndmnda saker med hjalp av en nog-
grann intervju och en allman undersdkning behovs dartill
normalt dven blodprov, benméargsundersékning och avbild-
ningsundersokningar. Det bor atminstone goras en ultra-
ljudsundersékning av buken bl.a. fér att utreda mjaltens
storlek. Benmérgen ar mjuk vavnad som far stadga av bind-
vav och som har ett rikligt blodomlopp. Det &r latt att suga
upp benmadrg i en spruta. Benmargsprov tas i lokalbedov-
ning och da det genomférs vl ar provtagningen inte sarskilt
smartsam. Benmargen och cellernas struktur underséks med
mikroskop av tunna skikt av en cylinderformad bit av ben-
margen eller av cellpreparat som pressats mot glas. Benmar-
gens celler kan ocksa odlas och deras arvsmassa, DNA, kan
understkas med olika metoder. En allt storre del av patien-
terna har ett klart enskilt fynd som sakerstaller att det ar fra-
ga om ET, sdsom en ovan namnd JAK2- eller CALR-mutation.
Diagnosen kan emellertid fortfarande grunda sig enbart pa
uteslutande av reaktiva orsaker och bestaende trombocytos.




HURDANA SYMTOM OCH KOMPLIKATIONER AR
FORKNIPPADE MED ESSENTIELL TROMBOCYTEMI?

Vid essentiell trombocytemi finns det ett stérre antal trom-
bocyter i blodcirkulationen dn normalt, men ocksa deras
funktion ar avvikande. De symtom som ET orsakar &r framst
storningar i blodcirkulationen, dvs. trombos- och blédnings-
symtom. Man har inte helt lyckats utreda mekanismen till hur
tromboser uppkommer, men atminstone ér frisattningen av
tromboxan A2 av aktiverade trombocyter avvikande, vilket
gor att trombocyterna klumpar ihop sig och bildar blodprop-
par. Tromboser forekommer bade i den arteriella och venésa
blodcirkulationen. Storningar i den arteriella blodcirkula-
tionen ar vanligare och farligare @n stérningar i den vendsa
blodcirkulationen. Tromboser som orsakar infarkt kan finnas
t.ex. i hjarnvenerna eller i hjartats blodcirkulation. Vendsa
tromboser beskrivs forutom i de nedre extremiteternas ve-
ner dven i bl.a. tarmkéxet, levern och mjalten. Aven risken for
lunginfarkt har 6kat. Arteriella och vendsa tromboser pa ett
ovanligt stdlle, sdsom i Gvre extremiteterna eller i tarmkaxets
blodkarl borde alltid vacka misstankar om att det kan vara
ET. I en finsk undersékning som utredde komplikationerna
med ET hade mannen fler arteriella tromboser an kvinnorna,
vilket kan hanga ihop med den allmdnna bendgenheten for
hjart- och karlsjukdom hos finlandska man. Unga finlandska
kvinnor med essentiell trombocytemi visade sig ha liten risk
for arteriella tromboser, om de inte hade andra riskfaktorer
forknippade med hjart- och karlsjukdomar.

Sarskilt typiskt for ET &r att trombocyterna aggregerar i de
sma kapillarkarlen och orsakar smérta i den perifera blodcir-
kulationen (erytromelalgi). Smartan ar vanligen brannande
och kanns bland annat i fingrar och tar, som dr varma och
rodnar. Vid arteriella trombossjukdomar &r smartomradena
i den perifera blodcirkulationen som beror pa dalig blod-
cirkulation kalla och bleka till skillnad fran stérningar i den
perifera blodcirkulationen vid ET. Blodcirkulationsstérningar
i de sma karlen i det centrala nervsystemet kan ocksa orsaka
symtom, sdsom huvudvark, vilket torde vara det vanligaste
symtomet hos ET-patienter. Andra symtom som beror pa det



centrala nervsystemet ar stdrningar i synen eller horseln el-
ler s.k. TIA-anfall. Ett TIA-anfall &r en férbigdende storning i
hjarnans blodcirkulation, som ingalunda forekommer endast
hos ET-patienter. TIA orsakas oftast av fortrangningar i den
arteriella blodcirkulationen.

Vid ET &r blédningssymtom mer séllsynta an tromboser.
Blédningsbendgenhet yppar sig vanligen i form av blamarken,
blédningar i tandkdéttet i samband med tandborstning och i
form av rikliga menstruationsblédningar samt som rikliga
blédningar vid ingrepp. Det kan ocksa forekomma tarmblod-
ningar eller nasblod som kan krava sjukhusbehandling. Bl6d-
ningarna ar emellertid ofta ett mindre problem an tromboser.

Risken for komplikationer ar storst just innan sjukdomen
konstateras. Da en ET-diagnos har faststallts och andamalsen-
lig trombocythdmmande medicinering har inletts, minskar
risken for komplikationer avsevart. Koncentrationen av trom-
bocyter korrelerar inte med férekomsten av tromboser, vilket
forsvarar bl.a. behandlingsbesluten. Om antalet trombocyter
i blodet stiger mycket hogt, 6kar ocksa blédningarna.

NAR OCH PA VILKET SATT BEHANDLAS ESSENTIELL
TROMBOCYTEMI?

Behandlingsalternativen vid essentiell trombocytemi ar

® trombocythdammande lakemedel
o |akemedel som minskar trombocytproduktionen.

Det viktigaste malet med behandlingen &r att forhindra ar-
teriella tromboser. Behandlingsbeslutet boér grunda sig pa
en overgripande riskbedémning, dar man ocksa beaktar ris-
kerna for allmédnna hjart- och karlsjukdomar. Trombosrisken
Okar t.ex. om patienten tidigare haft en arteriell trombos el-
ler andra symtom pa ET samt av tobaksrékning, hogt koles-
terolvérde i blodet, obehandlad blodtryckssjukdom och en
alder pa over 60 ar. Om risken for arteriell trombos éar liten,
kan det racka att sjukdomen féljs upp och att patienten far



trombocythdmnande lakemedel. For patienter med en stor
trombosrisk bér man vélja medicinering som minskar trom-
bocytproduktionen. Cytostatikabehandlingar bor undvikas
pa unga patienter.

Trombocythammande ldkemedel

Det viktigaste ldkemedlet som foérhindrar trombocyternas
funktion ar acetylisalicylsyra (ASA, med bl.a. handelsnam-
nen Aspirin®, Disperin® eller Primaspan®) som férhindrar fri-
sdttningen av tromboxan A2. ASA forhindrar effektivt trom-
bocyterna fran att klumpa ihop sig och minskar pa sa vis
risken for arteriella tromboser hos ET-patienter. | sma doser
hor ASA till den grundldggande medicineringen for patienter
med myeloproliferativa sjukdomar, sdvida det inte finns en
klar kontraindikation for att anvdanda det. Allergi ar det vanli-
gaste hindret for att anvanda ASA. For unga och symtomfria
patienter, som inte har andra risker for arteriella tromboser,
ar ASA ofta ocksa det enda lakemedlet som behovs. Lakeme-
del som minskar antalet trombocyter behdvs inte hos patien-
ter med en liten trombosrisk. De viktigaste biverkningarna av
ASA ar okad risk for blédningar och irriterad mage. ASA bor
inte anvandas pa patienter, som av annan orsak har betydan-
de blodningsrisk. ASA ska sdttas pa paus fére en operation
eller ett ingrepp som medfér blédningsrisk. Hur lange ASA
ar pa paus ar beroende av den blédnings- och trombosrisk
som ingreppet uppskattas orsaka. Det rekommenderas att
lakaren som utfor atgarden och hematologen tillsammans
planerar de lakemedelsdndringar som atgarden orsakar.

En CALR-mutation har pavisats vara forknippad med mind-
re risk for trombos i den arteriella blodcirkulationen &r en
JAK2-mutation, vilket kan inverka pa anvandningen av ASA.
ASA anvands inte nédvandigtvis pad symtomfria patienter,
forutsatt att det inte finns nagon annan faktor som utsatter
for arteriell trombos.

Klopidogrel ar ett ldkemedel som férhindrar trombocytagg-
regation. Dess effekt formedlas emellertid inte via hdmning
av frisattningen av tromboxan A2 och darfér finns det inga
bevis pa att den fungerar pa myeloproliferativa sjukdomar.
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Lakemedel som minskar trombocytproduktionen

Behandling som minskar trombocytproduktionen ska alltid
inledas utan dréjsmal, om patienten har haft stérningari den
arteriella blodcirkulationen. Hos symtomfria patienter kan
det ddremot vara problematiskt att inleda langvarig behand-
ling. Det ar ytterst viktigt att gora en noggrann riskbedém-
ning som underlag for behandlingsbesluten redan for att
uppna en tillrdcklig behandlingsmotivation.

Behandlingar som minskar antalet trombocyter &r inter-
feron, anagrelid och cytostatikabehandlingar, av vilka man
vanligen anvander hydroxyurea. Hos aldre patienter och all-
mant sjuka patienter kan man 6vervaga radioaktiv fosforbe-
handling, som &r en enkel engadngsbehandling. Behandling-
en ar forknippad med en avsevard risk for sekundar leukemi,
vilket begrénsar anvéndningen av den.

Interferonets verkningsmekanism &r inte kdnd, men det
minskar effektivt produktionen av trombocyter. Anvdandning-
en ger ingen okad risk for leukemi, vilket ar mycket vardefullt
vid behandlingen av unga patienter. Interferon genomtranger
inte moderkakan och orsakar saledes inte fosterskador, vilket
innebadr att det tryggt kan anvandas ocksa under graviditet. In-
terferon doseras som injektioner under huden. Behandlingen
kan inledas med dagliga injektioner, och da 6nskad trombocyt-
niva har uppnatts, blir doseringen glesare. Som underhallsdos
anvands vanligen 3 miljoner enheter 2-3 ganger per vecka.
Behandlingen kan ocksa inledas direkt med underhallsdos och
da uppnds trombocyternas malniva ldangsammare. Den vikti-
gaste faktorn som begrdnsar anvandningen av interferon ar de
manga biverkningarna. | bérjan av behandlingen ger varje in-
jektion allmanna férkylningssymtom, men de kan hallas i styr
med symtomenlig medicinering. Efter att lakemedlet anvants
i ett par veckor brukar symtomen forsvinna. De stérsta proble-
men med langvarig anvandning av interferon ar nedstamdhet
och t.o.m. djup depression. Andra biverkningar av interferon
ar haravfall, kldda och rodnad pa huden. Aven mer séllsyntare
biverkningar, sasom underfunktion i skdldkorteln, har beskri-
vits. Cirka 15-20 procent av patienterna avbryter interferonbe-
handlingen pa grund av biverkningar. Trots detta ar interferon
den framsta medicineringen som anvands for att minska anta-
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let trombocyter hos unga ET-patienter och for majoriteten av
patienterna orsakar ldkemedlet inte nagra problem eller sa tal
patienterna biverkningarna val.

Anagrelid ar ett lakemedel som ursprungligen utveckla-
des for att hindra trombocyterna att klumpa ihop sig, men
ldkemedlet konstaterades redan med en klart mindre dos
minska antalet trombocyter i blodet. Anagrelid &r inte cy-
tostatika. Dess verkningsmekanism &r inte kand, men man
vet att lakemedlet minskar storleken pa de celler som pro-
ducerar trombocyter i benmargen. Likemedlet tas via mun-
nen och i regel tas tva doser per dygn. Behandlingen inleds
med en liten dosering, som hojs utifran uppfdljningen av
responsen. Onskad respons fas ungefir med tvd manaders
behandling och ldkemedlet fungerar effektivt hos cirka 70
procent av patienterna. De vanligaste biverkningarna &r
huvudvark, illamaende och diarré. Anagrelid gor att pulsen
stiger hos nastan alla och det orsakar svullnad hos cirka 20
procent. Likemedlet rekommenderas inte for personer med
hjartsvikt. Anagrelid kan uttka bindvaven i benmargen, dvs.
det utvecklas myelofibros hos patienten och hos enskilda
patienter beskrivs uppkomst av fibros i lungorna. Risken for
fibrotisering av benmadrgen har minskat anvandningen av
anagrelid i USA. Anagrelid genomtranger moderkakan och
orsakar trombocytopeni hos fostret, vilket innebar att det
inte far anvandas under graviditet.

Hydroxyurea dr cytostatikabehandling, som lampar sig
bra for behandlingen av ET-patienter. Ldakemedlet orsakar
leukemi eller andra elakartade sjukdomar klart mer séllan &r
de flesta andra cytostatikabehandlingarna eller radioaktivt
fosfor. Lakemedlet tas via munnen dagligen. Behandlingen
ger snabb effekt, men efter att medicineringen avslutas gar
effekten snabbt foérlorad. Hydroxyurea ar cytostatika som
tals val och som varken orsakar illamaende eller haravfall.
Ungefdr en tredjedel av patienterna har biverkningar. De
vanligaste biverkningarna & magsmartor samt diarré och for
dem som anvander lakemedlet under en langre tid uppstar
sarigheter i munnens slemhinnor och bensar. Bensar som
beror pa anvandningen av hydroxyurea laker forst efter att
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behandlingen satts pd paus. Hydroxyurea kan anvandas som
tillfallig medicinering, d@ man t.ex. vill minska antalet trom-
bocyter pa grund av en atgard eller operation. Hydroxyurea
anvands likasa om antalet trombocyter i blodet snabbt be-
hoéver normaliseras. Hydroxyurea orsakar fosterskador och
far inte anvandas under graviditet. Lakemedelsbehandling-
en ska avslutas i god tid fore graviditet.

Andra riskfaktorer for trombos

Vid sidan av de diagnostiska utredningarna i anslutning till
ET ska man alltid ocksa 6vergripande reda ut de allmanna
faktorerna som utsatter for tromboser. Overvikt, obehand-
lad typ 2-diabetes, obehandlad blodtryckssjukdom, ogynn-
samma fettvarden i blodet och tobaksrékning 6kar risken for
arteriella tromboser. Utdver den egentliga ET-behandlingen
bor man ocksa inverka pa dessa genom att patienten andrar
sina levnadsvanor eller med medicinering.

Behandling av tromboser

| akut skede behandlas tromboser med normala bloduttun-
nings-, dvs. antikoagulationsbehandlingar (heparin, varfa-
rin). Enbart en antikoagulationsbehandling kan emellertid
ge ett otillrackligt resultat och dar-
for ska medicinering som minskar
antalet trombocyter alltid ocksa
paborjas. Samtidig ASA- och anti-
koagulationsbehandling 6kar bléd-
ningsrisken, men med en liten dos
kan man 6vervdga att ta med ASA
i behandlingen. Antikoagulanter bi-
ter inte pa smartsymtom i den pe-
rifera blodcirkulationen, utan ratt
behandling ar ASA.
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GRAVIDITET OCH ESSENTIELL TROMBOCYTEMI

Essentiell trombocytemi konstateras ibland hos kvinnor i
fertil dlder. ET &r inget hinder for att skaffa barn, men ET-pa-
tienters graviditet ar forknippad med fler problem &r i ge-
nomsnitt. Den vanligaste komplikationen i bérjan av gravi-
diteten ar missfall, fastan risken for missfall har 6kat under
hela graviditeten. Aven andra graviditetsproblem, t.ex. gra-
viditetsforgiftning och risken for stérningar i fostrets tillvaxt
har 6kat. Problemen beror pa stérningarna i moderkakans
blodcirkulation, vilka sannolikt beror pd hopklumpning av
trombocyter. Problem under graviditeten &r inte direkt forut-
sebart utifran sjukdomsbilden fére graviditeten. Om patien-
ten varit symtomfri fore graviditeten, garanterar detta inte en
problemfri graviditet. Behandlingen av ET minskar riskerna
under graviditeten. ASA i liten dos forhindrar hopklumpning
av trombocyter och bidrar saledes tamligen effektivt till att
minska graviditetskomplikationer. ASA ska avslutas cirka
tva veckor fore den berdknade tiden, eftersom det kan oka
blodningsrisken vid forlossningen. Vid behov kan ASA-be-
handlingen effektiveras med interferonbehandling. Interfe-
ron har anvants utan problem under graviditet. Det har inte
utretts om lakemedlet utséndras i modersmjolken och darfor
rekommenderas amning inte under interferonbehandling.
Anagrelid far inte anvdandas under graviditet, eftersom det
genomtranger moderkakan och kan orsaka trombocytopeni
hos fostret.

ProGNoOS

Patienter som insjuknat i essentiell trombocytemi har en
god prognos. Den forvantade livslangden avviker inte fran
livslangdsprognosen for jamforelsebefolkningen. Det &r
ovanligt att patienten far leukemi och den forknippas utan
undantag med de behandlingar som anvénts. Hos vissa en-
skilda patienter kan sjukdomen @ndra form till myelofibros.
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Myelofibros

VAD AR MYELOFIBROS?

Vid myelofibros (MF) fylls benméargen med bindvav och
ddrmed minskar den vdvnad som skoter blodbildningen.
MF &r en sallsynt sjukdom som uppkommer hos en patient
av 100 000 vuxna varje ar. Patienternas medelalder i diag-
nosskedet ar cirka 65 ar och cirka 25 procent dr under 55 ar.
Under sjukdomen samlas en for stor mdngd bindvav i ben-
margen, vilket innebar att den vavnad som producerar blod
far for lite utrymme. Blodbildningen forflyttar sig till mjéalten
och levern. Da blodbildningen forflyttar sig till mjalten leder
det till att mjaltens storlek kraftigt vaxer.

VAD ORSAKAR MYELOFIBROS?

Det &r inte kdnt vad som aktiverar sjukdomsutvecklingen.
Det sker en onormal tillvaxt i forstadiet till blodplattar eller
trombocyter, dvs. megakaryocyter i benmargen. Megakaryo-
cyterna utsondrar signalsubstans (t.ex. cytokiner) och da det
finns for mycket av den uppstar en onormal tillvéxt av bind-
vav i benmadrgen. Halften av patienterna har en s.k. punkt-
mutation i JAK 2-genen. Den &r av betydelse for sjukdoms-
utvecklingen. Narmare information om JAK 2-genen finns i
avsnittet om vad som orsakar trombocytemi. Majoriteten
av de JAK 2-negativa patienterna har en mutation i genen
calreticulin (CALR). Ett tredje potentiellt fynd ar MPL (4-10
procent). En liten del av patienterna ar negativa i fraga om
alla tre mutationerna. Mutationens exakta prognostiska be-
tydelse ar annu okand. Sjukdomen kan framtrada direkt som
myelofibros eller utvecklas under drens lopp via polycytemia
vera eller essentiell trombocytemi.
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SYMTOM PA MYELOFIBROS

Symtomen pa myelofibros ar beroende av sjukdomens sva-
righetsgrad. De férsta symtomen ar ofta symtom pd anemi
och en kansla av full mage som orsakas av att mjdlten vaxer.
Som allménna symtom kan det férekomma 6kad svettning,
latt feber eller avmagring samt allman utmargling, men de
forekommer ofta forst vid langt framskriden sjukdom. Da
sjukdomen framskrider tynar patienten ofta bort och den
forstorade mjalten tar upp bukhalan. Anemin ar ofta allvarlig
och de uppstar latt blanader, eftersom blodplattsnivan ofta
ar lagre an normalt.

HUR DIAGNOSTISERAS MYELOFIBROS?

Diagnosen grundar sig pa en provbit fran benmargen (tre-
panationsprov), av vilken man kan se olika grader av tillvaxt
av antalet bindvavsfibrer och ofta en mycket snav blodcells-
bildning. Det gors en kromosomundersékning av benmargs-
provet eller blodet for att utesluta andra sjukdomar. Blod-
bilden dr mycket varierande. Det kan finnas anemi och/eller
ett minskat eller 6kat antal blodplattar och/eller ett minskat
eller 6kat antal leukocyter. Cellrékningen av antalet leukocy-
ter visar starkt pa omoget inslag av blod, dvs. i blodet syns
unga leukocyter och forstadier till leukocyter, som normalt
inte finns i blodet (s.k. leukoerytroblastisk blodbild). JAK
2-gentestet ar positivt hos cirka halften av patienterna och
numera gors i allmanhet utdver det dven mutationstest i kal-
retikulin-genen. Mjaltens och leverns storlek bedéms med
ultraljudsundersdkning.

Bindvaven i benmargen kan 6ka ocksa t.ex. vid vissa lymf-
kortelcancer, harcellsleukemi och bindvavssjukdomar, vil-
ket innebar att de bor uteslutas i den primara diagnostiken.
Med hjdlp av prognosklassificering kan MF indelas i hog-
risk- och 13grisksjukdom. Storsta delen av patienterna hor till
lagriskgruppen, vilkas forvantade livslangd i allmanhet &r
Over tio ar.
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NAR OCH PA VILKET SATT BEHANDLAS
MYELOFIBROS?

Majoriteten av patienterna far symtomenlig behandling. Hos
unga patienter under 65-70 ar bedéms maojligheten till al-
logen stamcellstransplantation, eftersom det ar den enda
botande behandlingsformen. Stamcellstransplantation &r
inte ett riskfritt ingrepp, och sjukdomen kan ibland férnya sig
efter transplantationen. Enligt olika undersokningar far cirka
40-50 procent av de patienter som genomgatt stamcells-
transplantation en avsevart langre livstid. Det grundldaggan-
de ldkemedlet vid MF &r hydroxyurea (Hydrea®), som ofta
forenas med kortikosteroidbehandling ("kortisonbehand-
ling”). Genom lakemedlet stravar man efter att bromsa upp
mjaltens tillvaxt och att forhindra en alltfor kraftig 6kning
av antalet leukocyter och blodplattar. Forvarrad anemi kan
hindra anvandning av hydroxyurea. Behandlingens effekt ar
ocksa i 6vrigt tamligen begransad, och ibland & man tvung-
en att strdlbehandla en stor mjalte. Strdlbehandlingens effekt
ar ofta ansprakslos och rétt kortvarig (i regel nagra manader),
men underlattar trycket i magen for en stund. Avldagsnandet
av mijalten ar en stor och riskfylld atgard. Om blodcellsbild-
ningen i huvudsak skett i mjdlten och den avlagsnas, kan
blodbildningen t.ex. dverga till levern, vilket leder till att den
i sin tur borja véxa snabbt.

Da erytrocytbildningen &r lag uppstar anemi, vilken forut-
om med transfusion av roda blodceller kan behandlas med
t.ex. talidomid, danazol eller erytropoietinhormon. Behand-
lingen viljs individuellt. Likemedelsbehandlingen av anemi
borinledas tillrackligt tidigt. Hemoglobinets gransvarde varie-
rar i rekommendationerna, men da det understiger 110-100
g/l, I6nar det sig att besluta om huruvida man gor ett forsok
med medicinering. Forst bor man emellertid utesluta andra
orsaker till anemi, t.ex. jarnbrist, B12-vitaminbrist, folsyrabrist
samt blédning. Androgent (manligt kénshormon) danazol
har anvants ratt mycket i behandlingen av anemi. | undersok-
ningar har upp till 40 procent av patienterna fatt en gynnsam
behandlingsrespons med en dos pd 400-600 mg/dygn. He-
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moglobinvdrdet okar i regel ldngsamt, inom 3-6 manader.
Levervardena foljs regelbundet. Om mjalten boérjar gora ont
under behandlingen, kan det vara ett tecken pa att mjalten
bdrjat vaxa i storlek, och da maste lakemedlet avslutas.

Hormonbehandling for att 6ka erytrocyttillvéxten (eryt-
ropoietin, "EPO") kan provas, om serumets hormonhalt ar
lag (<125-250 U/1) i forhallande till hemoglobinnivan. | be-
handlingen anvédnds en relativt stor dos och den fortsatter
under flera manader, eftersom effekten ar ldangsam. Ibland
kan forenandet av EPO med talidomid férbattra responsen.
Enligt undersékningar har upp till en tredjedel av patienter-
na nytta av behandlingen. Mjaltens storlek kan 6ka under
erytropoietinbehandlingen pa grund av 6kad erytrocytbild-
ning. Talidomid (dagsdos cirka 50 mg) ensamt eller férenat
med en kortikosteroid &r effektivt for vissa patienter. Aven
med detta lakemedel kan det ta flera manader att uppna
behandlingsrespons. Lakemedlets vanligaste biverkning ar
diarré och langsamt utvecklade skador i det perifera nervsys-
temets funktion, vilket kan leda till att det férekommer stick-
ningar och domningar (neuropati) i fingrar och tar.

Den forsta JAK-hammaren (ruxolitinib) lanserades ar 2012
och fram till 2017 har det inte lanserats andra motsvarande
lakemedel pa marknaden. Lakemedlet ar effektivt, fastan pa-
tienten skulle vara JAK 2-negativ. Med lakemedlet kan man
behandla symtom pa allman utmargling och minska mjal-
tens storlek. Enligt nuvarande medicinsk kunskap inverkar
ldkemedlet inte pa sjalva grundsjukdomen, dvs. pa mangden
bindvav i benmargen. Under ruxolitinib-behandlingen mins-
kar patienternas allmdnna symtom relativt snabbt och mjal-
ten borjar minska redan under den férsta manaden. Behand-
lingen &r enligt undersékningar effektiv pa cirka halften av
patienterna. Vanliga biverkningar ar anemi och ett minskat
antal blodplattar. Likemedlet berattigar till specialersattning
med sarskilda indikationer. En stor mjdlte &r forutom de all-
manna symtomen dven forknippad med risk for blodcirkula-
tionsstorningar (mjaltinfarkt eller intern blédning i mjalten).
Beslut om ldkemedel som inverkar pa dessa Overenskoms
med den behandlade ldkaren beroende pa situationen.
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UPPFOLINING AV PATIENTEN

En myelofibrosdiagnos gors i huvudsak pa invartesmedicin-
ska eller hematologiska polikliniken, dér man ocksa planerar
eventuell behandling och uppféljningsplats. En del av pa-
tienterna behdver inte behandlas alls, utan det racker med
uppfdljning. Storsta delen av patienterna kan behandlas
med iakttagande av givna instruktioner pa den egna halso-
vardscentralen. Uppféljningen omfattar regelbundna besok
enligt en individuell plan som avtalas om pa lakarmottag-
ningen, i allmanhet ett besok varje manad. | samband med
besdken kontrolleras speciellt allmantillstandet och utéver
allmansymtomen dven mjdltens storlek. Blodvdrdena foljs re-
gelbundet och infektioner behandlas omsorgsfullt. Om blod-
plattsnivan ar under 100, kontrolleras patientens eventuella
smartlindrande medicinering. Da blodplattsnivan har sjunkit
far endast vissa smartlindrande ldkemedel anvandas, t.ex.
paracetamol och tramadol &r tilldtna. Alla de vanliga smart-
stillande lakemedlen &r forbjudna, eftersom de hdammar
blodplattarnas funktion och saledes 6kar blédningsrisken.

ProGNoOS

Patienternas prognos ar varierande. Den genomsnittliga
livstiden fran diagnosen ar ca 3-5 ar, men for en del av pa-
tienterna ar sjukdomen mycket lugn och framskrider mycket
ldngsamt. Patienterna avlider i allmdnhet som en féljd av en
infektion eller blédning. Hos en del av patienterna férandras
sjukdomen till akut leukemi.
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Varifran och hur kan jag
fa hjalp?

Suomen Sydpdpotilaat — Cancerpatienterna i Finland ry har
grundat ett jamforelsenatverk for patienter med myeloprolife-
rativa sjukdomar. Natverkets syfte ar att dela information och
skapa mojligheter till kamratstdd. Natverket fungerar i huvud-
sak pa Facebook.

n https://www.facebook.com/groups/myeloproliferatiiviset/

Information om natverken fas pa:
www.syopapotilaat.fi/verkostot,

per e-post pa info@syopapotilaat.fi

samt per telefon pa nummer 044 515 7517.

Alla vara patientguider finns pa adressen
www.syopapotilaat.fi/potilasoppaat.

Suomen Sydpapotilaat — Cancerpatienterna i Finland ry ar
ocksa medlem i det internationella natverket MPN Advocates
Network (www.mpn-advocates.net).

Finland har regionala cancerféreningar, som erbjuder tjanster.

Kontaktinformation

Suomen Sydpapotilaat - Cancerpatienterna i Finland ry
www.syopapotilaat.fi

Cancerféreningen i Finland
www.alltomcancer.fi

Cancerradgivning
tfn 0800 19414

ma och to kl. 10-18
ti-frkl. 10-15
neuvonta@cancer.fi
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ORDLISTA:
Anemi

Erytropoietin, EPO
Erytrocytos

Essentiell
trombocytemi, ET

JAK 2-mutation
Leukocytos

Leukocyt

Myelofibros, MF

Polycytemia vera, PV

Cytostatika

Sternalpunktion

TIA
Trombos
Trombocytos

Trombocyt
Vit blodkropp
Aderlatning
Blodbild

Blodplatt

lagre hemoglobinniva &n normalt

hormon som reglerar bildningen av réda
blodkroppar

ett storre antal roda blodkroppar i
blodcirkulationen dn normalt

blodsjukdom, dar en 6veraktiv benmarg
bildar ett for stort antal blodplattar

forvarvad avvikelse i arvsmassan som
orsakar en for stor blodkroppsbildning

ett storre antal vita blodkroppar i
blodcirkulationen @n normalt

vit blodkropp

blodsjukdom, som gor att bindvav
samlas i benmdrgen

blodsjukdom, dar en 6veraktiv benmarg
bildar ett for stort antal réda blod-
kroppar

lakemedel som bromsar upp benmar-
gens funktion

benmargsprov

kortvarig stérning i hjarnans
blodcirkulation

propp i den arteriella eller venésa
blodcirkulationen

ett stérre antal trombocyter i
blodcirkulationen @n normalt

blodplatt

leukocyt

blodtappning, venesektion
blodcellsvarden

trombocyt
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