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V prvotních fázích klinického testování se již nachází také genové 

terapie HCM. Na sjezdu American College of Cardiology 2025 byly 

oznámeny předběžné výsledky u prvních 3 pacientů léčených pomocí 

genové terapie cílené na pacienty s patogenní mutací v genu MYBPC3 

v rámci studie fáze 1 (MyPeak-1). V jedné infuzi je pacientům pomocí 

adenovirového vektoru dopraven intracelulárně funkční gen MYBPC3. 

U všech pacientů došlo ke zlepšení symptomů a u dvou pacientů ke 

zmenšení míry hypertrofie levé komory. Ve studii nebyly pozorovány 

závažné nežádoucí události, nejzávažnějším vedlejším účinkem byla 

reverzibilní elevace jaterních testů (15).

Současná situace v České republice
V současnosti je v České republice dostupná terapie mavakam-

tenem, jehož preskripce je vázána na ustanovenou síť center pro 

kardiomyopatie, jejichž aktuální seznam je dostupný na stránkách 

Pracovní skupiny chorob myokardu a perikardu České kardiologické 

společnosti (https://www.kardio-cz.cz/sit-center-pro-kardiomyopatie.

html) a graficky znázorněný v obrázku 2. Reálná možnost preskripce 

mavakamtenu záleží na situaci konkrétního centra a v době psaní 

článku se liší jak v rámci center, tak mezi zdravotními pojišťovnami. 

Rok 2025 znamenal v ČR významný nárůst počtu pacientů léčených 

mavakamtenem a česká zkušenost s touto terapií tak významně roste. 

Nasazení, titrace a sledování pacientů je časově a logisticky náročné, 

a to zejména v prvotních (titračních) fázích nastavování terapie. Pacienti 

vyžadují echokardiografické sledování v prvních 3 měsících každé 4 týd-

ny a postupnou titraci dávky dle přesně daných kritérií. Všichni pacienti 

směřovaní k terapii mavakamtenem musí mít vyšetřenou geneticky 

podmíněnou rychlost metabolizace CYP450 2C19.

Závěr
Rok 2025 přinesl ve farmakoterapii HCM inkrementální postup, a to 

zejména na poli inhibitorů myosinu. Za největší novinky lze označit 

publikované studie Odyssey-HCM a Maple-HCM, které přinesly mírné 

zklamání na poli neobstruktivní formy HCM, a na druhou stranu pozi-

tivní data s afikamtenem jako další terapií formy obstruktivní. Kromě 

nových dat s použitím inhibitorů myosinu se do pokročilých fází tes-

tování dostávají i nové molekuly s novými mechanismy účinku, které 

se zaměřují na celé spektrum pacientů s HCM a mají potenciál zlepšit 

symptomatologii pacientů nejen s obstruktivní, ale i neobstruktivní 

formou HCM, u kterých jsou v současné době možnosti limitované.
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