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Vzácná onemocnění
Choroby, které jsou sice vzácné, ale mají jednoznačně definovanou 

etiopatogenezi, přímo vybízejí k využití inovativních biotechnologic-

kých přístupů v léčbě. Klíčový zvrat v léčbě a prognóze nemocných 

s Gaucherovou nemocí a nemocných s deficitem kyselé sfingomyeli-

názy (ASMD, dříve Niemann Pickova choroba) tak představuje náhradní 

enzymová léčba (ERT enzyme replacement therapy). Rekombinantní 

analog lidského enzymu beta-glukocerebrosidázy (imigluceráza, vela-

gluceráza, taligluceráza) je používán v léčbě Gaucherovy nemoci od 

roku 1991, pro léčbu nemocných s ASMD byla recentně schválena oli-

pudáza alfa (rekombinantní lidská kyselá sfingomyelináza) (11). Zatímco 

léčba imiglucerázou a velaglucerázou je u vybraných nemocných 

s Gaucherovou chorobou hrazena, olipundáza v ČR hrazena zatím není.

Inhalačně podávaný růstový faktor molgramostim (stimulační 

růstový faktor pro granulocyty a monocyty, GM-CSF) je potenciálně 

využitelný v terapii pacientů s autoimunitně podmíněnou plicní 

alveolární proteinózou (PAP) (12, 13). Navzdory pozornosti, která je 

autoimunitní PAP věnována, zůstává toto onemocnění vzhledem 

k nedostupnosti vyšetření přítomnosti protilátek proti GM-CSF v krvi 

v ČR obtížně diagnostikovatelné, navíc léčivo není v ČR dostupné. 

Léčebný efekt mepolizumabu u nemocných s eozinofilním astmatem, 

hypereozinofilním syndromem nebo u pacientů s eozinofilní granu-

lomatózou s polyangiitidou vedl k  jeho použití v  léčbě u pacientů 

s relabující chronickou eozinofilní pneumonií. Dostupná data mají 

v tuto chvíli ale kazuistický charakter, pozorování byla prováděna na 

velmi malém souboru pacientů (14).

Závěr
Cílem sdělení není přinést soupis klinických studií, které nevedly 

k registraci žádného biologika pro léčbu jakéhokoliv intersticiálního 

plicního procesu, ale naopak poukázat na to, že dat prokazujících 

benefit pro široké spektrum pacientů máme k dispozici málo. Jakkoliv 

přelomová může být biologická léčba například v terapii systémových 

chorob pojiva, její použití v léčbě intersticiálního plicního postižení má 

svoje úskalí, není v této indikaci paušálně hrazena a její podání musí být 

v individuálním případě dobře zdůvodnněno.
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