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Další možnost v léčbě MDS představuje cílená léčba inhibitory. 

Nejdále ve vývoji jsou inhibitory mutací IDH1 a IDH2, které jsou pří-

tomny asi u 5 % MDS a 20 % AML pacientů (ivosidenib, enasidinib). 

V současné době máme k dispozici nadějné výsledky těchto preparátů 

u AML pacientů, a proto již byly zahájeny podobné studie na poli MDS 

(monoterapie nebo kombinace s AZA) (28). 

Mutaci TP53 prokazujeme asi u 10 % MDS/AML pacientů a u 50 % 

pacientů s komplexním karyotypem. Vzhledem k  tomu, že tito 

nemocní mají velmi nepříznivou prognózu, cílená léčba inhibitory 

TP53 představuje další oblast výzkumu. Povzbudivé výsledky při-

nesla studie fáze II, která prokázala synergický efekt kombinace AZA 

a inhibitoru TP53 (APR-246) s dosažením 87 % celkového léčebného 

efektu (29).

Závěr
Posledních dvacet let přineslo nepochybné pokroky v léčbě MDS 

a nadále probíhá velké množství studií, avšak schválených preparátů pro 

léčbu MDS je stále omezený počet (Obr. 2). Výsledky léčby MDS nejsou 

příliš uspokojivé, kdy příčinou je zřejmě složitá patogeneze choroby 

a významná klinická variabilita onemocnění u jednotlivých pacientů. 

Pro pacienty nízkého rizika je nově schváleným preparátem luspatercet 

a výsledky studií s imetelstatem a roxadustatem vypadají také pozitivně. 

U nepříznivé skupiny pacientů MDS vysokého rizika se ve studiích je-

ví velmi nadějně preparáty venetoclax a inhibitor TP53 (APR-246), jejichž 

přidání ke standardní léčbě AZA potencuje léčebný efekt. Vzhledem 

k probíhajícím studiím lze očekávat, že během dalších let budou léčebné 

možnosti rozšířeny o další preparáty. 
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