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Abstract:

In this prospective study | presented the efficiency / toxicity of iron chelation therapy for 8 children
with B thalassemia major, hospitalized in Children Hospital Brasov between march 2011-march 2013.
Evaluation of hemochromatosis based from level of serum ferritin (every 3 month), echocardiography (every
6 month), abdominal ultrasound (every 3 month), and complete growth assessment (every 6 month). |
evaluated desferrioxamine toxicity by yearly ophthalmology and audiology examination and deferasirox
toxicity by biochemistry every month (ALT, AST, and creatinine).
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Introducere

Beta Talasemia majora este o anemie
ereditara severa care necesitda regim transfu-
zional cronic toata viata, cu hemocromatoza
secundara. Tn absenta unui tratament chelator
adecvat apar complicatii cardiace, hepatice,
pancreatice, endocrine [1, 2, 4].

Prognosticul s-a Tmbunatatit substantial Tn
ultimii 20 ani datorita progreselor in transfuzio-
logie, terapia chelatoare de fier si transplantul
medular [3, 5].

Scopul lucrarii
Eficacitatea terapiei chelatoare de fier
(Deferoxamina subcutanat /intravenos si
Deferasirox oral) la pacientii cu beta
talasemie majora
Monitorizarea toxicitatii terapiei
chelatoare de fier la copiii cu beta-
talasemie majora

Material si metoda
A fost realizat un studiu prospectiv

efectuat in Spitalul Clinic de Copii Brasov in
perioada martie 2011 - martie 2013 la pacientii
Cu beta-talasemie majora, realizandu-se evalua-
rea hemocromatozei prin:
dozarea feritinei serice (la interval de 3
luni)
ecocardiografie (la interval de 6 luni)

ecografie abdominala (la interval de 3
luni),

aprecierea  dezvoltarii  staturale  si
ponderale (masurarea greutatii si taliei la
interval de 6 luni)

monitorizarea toxicitatii terapiei chela-
toare de fier prin examen oftalmologic
anual, examen ORL cu audiograma
anual, probe hepatice si probe renale
(lunar)

Rezultate si discutii

La intrarea in studiu (ianuarie 2011) se
aflau Tn evidenta Spitalului Clinic de Copii
Brasov 8 copii cu beta talasemie majora, toti
pacienti de sex masculin cu varsta peste 2 ani,
din care 3 frati (C.N.,18 ani, C.VV.17 ani, C.F. 14
ani) si 3 verisori (C.T. 12 ani, C.A. 8 ani, C.D. 2
ani cu sdr. Down), .M. 10 ani si C.I. 12 ani.
(tabel 1) Toti copii (cu exceptia pacientului cu
sindrom Down) au urmat tratament chelator de
fier: deferoxamina in doza medie de 30mg/kg/zi
si deferasirox in doza medie de 20 mg/kg/zi. In
cursul anului 2011 pacientul C.N. 18 ani a fost
transferat la adulti. In anul 2012 a decedat
pacientul C.D. 3 ani cu sindromul Down si a
intrat Tn studiu un alt pacient C.T. 1 an (fara
terapie chelatoare), astfel ca in martie 2013 se
aflau Tn evidenta Spitalului Clinic de Copii
Brasov 7 pacienti cu beta talasemie majora.
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Defero-
xamina

Defera-
Sirox

Fara tra-
tament

chelator

2011 8 2 5 1
2012 8 4 2 2
2013 7 4 2 1

Tabel 1 - Repartitia pacientilor cu Beta
talasemie majoraltip tratament

La intrarea in studiu (2011), din cei 7
pacienti aflati Tn tratament chelator de fier (2
pacienti cu Deferasirox si 5 pacienti cu
Deferoxamina), 3 pacienti au prezentat
hemocromatoza usoara (feritina serica sub 1500
ng/ml), 1 pacient a prezentat emocromatoza
medie (feritina serica 1500-2500 ng/ml) si 3
pacienti au prezentat hemocromatoza severa
(feritina serica peste 2500 ng/ml).

Nr. Pac. Nr. Pac.

Nivel feritina
serica (ng/ml)

< 1500
1500-2000
>2500

D N P W
D PN W

Nr. total pac.
cu terapie
chelatoare

Tabel 2 Corelarea nivelului feritinei serice cu
numarul pacientilor/an studiu

ep=ferijtina serica 2011

8
Wssz

Fig. 1 Pacient C.N. ,18 ani, mai 2011 initierea
terapiei cu deferasirox
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Fig.2 Pacient .M, 10 ani 7 luni, mai 2012
initierea terapiei cu Deferasirox
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Fig.3. C.V., 17 ani, mai 2012 initierea terapiei
cu Deferasirox
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Fig. 4 C. F., 14 ani 7 luni, octombrie 2012
initierea terapiei cu Deferasirox
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Fig.5 C.T, 12 ani 8 luni Octombrie 2012
initierea terapiei cu Deferasirox
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Fig. 6. C. A, 8 ani 8 luni tratament cu
deferoxamina 2011-2013
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Fig. 7 Nivelul feritinei serice C. 1., 12 ani
7 luni, tratament cu Deferoxamina 2010-2012

Ecografia abdominala a relevat diferite
grade de hepatomegalie cu ecogenitate crescuta
la toti pacientii (fara modificari ale pancrea-
sului), 1 pacient cu litiaza biliara (C.F., 14 ani,
tratament cu Deferasirox din oct. 2012) si
asplenie postchirurgicala la 6 pacienti.

Ecocardiografia a evidentiat contractilitate
globala pastrata in toate cazurile, cardiomiopatie
dilatativa (dilatatie VS) in 3 cazuri, din care
C.1., 12 ani, cu tratament cu Deferoxamina, cu
valori mult crescute ale feritinei serica (3700
ng/ml ).

Aprecierea dezvoltarii staturo-ponderale

Toti  pacientii  prezintd  hipotrofie
ponderald (IMC sub 18,5), iar 5/7 copii prezinta
hipotrofie staturala (intre -1 DS si -3DS).

Toxicitatea terapiei chelatoare de fier

Examenul oftalmologic a fost normal in
toate cazurile.

Audiograma (utilizata pentru monitori-
zarea toxicitatii Deferoxaminei) a evidentiat
hipoacuzie de transmisie in 2 cazuri (C.T. 12ani,
tratament cu Deferasirox doar din octombrie
2012, feritina serica = 2582 ng/ml si C.A. 8 ani,
tratament cu Deferoxamina, feritina sericd =
2991 ng/ml) si hipoacuzie mixta, transmisie si
neurosenzoriala, 1intr-un caz (C.I, 12 ani.
tratament cu Deferoxamina, feritina serica =
3700 ng/ml).
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Toxicitatea la Deferasirox

un pacient C.V., 17 ani, tulburari
gastrointestinale  tranzitorii  (greturi,
dureri abdominale), administrarea dozei
seara, inainte de culcare

un pacient C.T., 12 ani, cresterea
tranzitorie a valorilor transaminazelor
serice la 2 luni dupa initiere Deferasirox
(TGO/TGP=101/65 U/)

probe renale normale la toti pacientii

Concluzii

La Tncheierea studiului (martie 2013) se
aflau in evidenta Spitalului Clinic de
Copii Brasov 7 pacienti cu Beta Talase-
mie majora, din care 6 pacienti cu tera-
pie chelatoare (4 pacienti cu Deferasi-
rox, 2 pacienti cu Deferoxamina).

La inceputul studiului, in anul 2011, 3
pacienti  prezentau  hemocromatoza
severa (feritina serica >2500 ng/ml), iar
in anul 2013 doar un pacient a fost
depistat cu hemocromatoza severa.

S-a observat evolutia favorabila, cu
scaderea valorilor feritinei serice si
consecutiv, a efectelor hemocromatozei,

dupa introducerea treptata a
tratamentului chelator  oral cu
Deferasirox cu cresterea compliantei la
tratament prin evitarea administrarilor
zilnice de Deferoxamina cu injectii
subcutanate, dureroase, 12 ore/zi.
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