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* * *
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Актуальность. Мышечная дистрофия Дюшенна
(МДД) — наследственное X-сцепленное рецессивное за-
болевание, характеризующееся прогрессирующей мышеч-
ной слабостью. В основе патогенеза лежат мутации в гене
DMD, кодирующем белок дистрофин. При естественном те-
чении заболевания к 10–12 годам дети перестают передви-
гаться самостоятельно, в возрасте около 20 лет становятся
зависимыми от неинвазивной искусственной вентиляции
лёгких, а общая продолжительность жизни ограничена 25–
35 годами. Деландистроген моксепарвовек — это препарат
генозаместительной терапии МДД, одобренный для приме-
нения в США, Объединённых Арабских Эмиратах и Катаре
для лечения амбулаторных больных в возрасте старше 4 лет
с подтверждённой мутацией в гене DMD. В России, благо-
даря работе государственного фонда «Круг Добра», препа-
рат используется для лечения детей с МДД, для которых
не доступна терапия другими патогенетическими препара-
тами, такими как аталурен, этеплирсен, голодирсен, вилто-
ларсен. С мая 2024 г. доступ к терапии имели дети в возрасте
от 4 до 5 лет 11 мес 30 дней, а с мая 2025 г. возрастные кри-
терии расширены и доступ к терапии получили амбулатор-
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ные больные в возрасте от 4 лет до 9 лет 1 мес. Цель: опре-
делить типы и сроки серьёзных нежелательных явлений при
генозаместительной терапии МДД у детей.

Материалы и методы. 22 больных с МДД в возрасте
от 4 лет до 5 лет 11 мес 30 дней получили генную терапию
деландистрогеном моксепарвовеком в период с июля 2024 г.
по декабрь 2024 г. Все больные с МДД в качестве базис-
ной симптоматической терапии получали преднизолон
0,75 мг/кг/сут ежедневно или дефлазакорт 0,9 мг/кг/сут еже-
дневно (не зарегистрирован на территории России, приём
согласно решению консилиума врачей). За 1 сут до прове-
дения инфузии больному ребёнку назначалась дополни-
тельная доза преднизолона из расчёта 1 мг/кг/сут с пред-
полагаемой постепенной отменой после 63 дня инфузии.
Минимальный период наблюдения составил 7 мес, а мак-
симальный — 12 мес. Мы проанализировали типы и сроки
серьёзных нежелательных явлений, их лечение и исходы.

Результаты. У 5 больных с МДД развились серьёзные
нежелательные явления. У 3 пациентов через 6–8 нед по-
сле генной терапии развилось острое повреждение печени
с повышением активности γ-глутамилтрансферазы и уров-
ней общего билирубина в крови. Всем больным потребо-
валась пульс-терапия метилпреднизолоном с последую-
щим пероральным приёмом преднизолона с постепенной
отменой. Регресса двигательных навыков не отмечалось.
Еще у 2 больных через 4 нед после генной терапии развил-
ся иммуноопосредованный миозит. Первый пациент начал
лечение на 3-и сутки от начала клинических проявлений
пульс-терапии метилпреднизолоном в дозе 20–30 мг/кг/сут
в течение 5 дней с переходом на пероральный приём пред-
низолона 2 мг/кг/сут с постепенной отменой, кроме того
на 4-й день после появления симптомов ребёнок получил
высокодозные внутривенные иммуноглобулины 2 г/кг/курс.
Двигательная активность восстановилась в течение 4 нед
до изначального уровня. Второй больной начал получать
терапию на 10-й день после появления клинических сим-
птомов миозита, ему потребовалась инвазивная вентиля-
ция лёгких, пульс-терапия метилпреднизолоном в дозе
20–30 мг/кг/сут в течение 5 дней с переходом на перораль-
ный приём преднизолона 2 мг/кг/сут с постепенной отме-
ной до базисной дозы, плазмообмен, высокодозные вну-
тривенные иммуноглобулины 2 г/кг/курс, приём такроли-
муса в течение 9 мес. Полное клиническое восстановление
двигательной активности до начального уровня наступило
через 10 нед после начала лечения.

Заключение. Наш опыт полезен для определения клю-
чевых периодов развития серьёзных нежелательных явле-
ний после терапии препаратом деландистроген моксепар-
вовек. Мы предлагаем также эффективные схемы лечения
осложнений.

* * *

                         
                                   
                                
                               
         
                                 

                                                
                           
                                                     
                          

                                                
                                                 

                                                
                                                      
                                                   
                                                     
                                                     
                                                       
                                                  
                                                    
                                                     
                                                    
                                                      
                                                    
                                                   
                                                     
                                                     
                                                   
                 

                                          
                                                        
                                                              
                                                      
                                                      
                                                    
                                                        
                                                        
                                                     
                                                       
                                                      
                                                       
                                                    

                                             
                                             
                                                            
                                                       

                                                       
                                                      
                                                     
                                                      
                                                   
                                                    
                                                 
                                                 
                            

                                                  
                                                  


