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Актуальность. Экулизумаб представляет собой ре-
комбинантное гуманизированное моноклональное анти-
тело против белка комплемента С5. Это иммуноглобулин
G-каппа (IgGκ). Препарат используется для лечения парок-
сизмальной ночной гемоглобинурии, атипичного гемоли-
тико-уремического синдрома, генерализованной миасте-
нии. Цель: определить клиническую значимость экулиз-
умаба в лечении тромботической микроангиопатии после
введения онасемногена абепарвовека больным детям со
спинальной мышечной атрофией (СМА).

Материалы и методы. Проведено 233 введения препа-
рата онасемногена абепарвовека детям с СМА. В ряде слу-
чаев у больных СМА отмечалось развитие тромботической
микроангиопатии (ТМА), симптомы которой были успеш-
но купированы своевременным введением экулизумаба.

Результаты. У девочки 2 лет при лечении СМА 2-го ти-
па на 7-е сутки после проведения генной терапии проявились
симптомы ТМА. В клинической картине были выявлены сла-
бость, вялость, уменьшение диуреза. На 8-е сутки появились
отёки и анурия. В биохимическом анализе крови: содержание
мочевины — 28 мМ/л, уровень креатинина — 188 мкМ/л,
активность лактатдегидрогеназы (ЛДГ) — 6984 ЕД/л, со-
отношение АСТ/АЛТ — 464/206 ЕД/л, Нb — 90 г/л; чис-
ло тромбоцитов — 49 × 109/л. Лечение: метилпреднизолон
30 мг/кг/сут N3, свежезамороженная плазма 20 мл/кг/сут,
продлённая вено-венозная гемофильтрация. С 3-х по 32-е сут-
ки — перитонеальный диализ. На 3-и сутки после развития
ТМА была введена первая доза экулизумаба, затем введения
препарата проводили согласно инструкции. Анурия разреши-
лась на 11-й день после развития ТМА. При молекулярно-ге-
нетическом тестировании в экзоне 04 гена CFHR2 выяв-
лен нуклеотидный вариант c.595G>T (chr1:196958055G>T;
NM_005666.4; rs41257904) в гомозиготном состоянии. Де-
вочке установлен диагноз: атипичный гемолитико-уреми-
ческий синдром, она продолжает получать терапию экулиз-
умабом. При этом, несмотря на тяжёлые осложнения, дви-
гательные функции через 1 год после проведения генной
терапии у ребенка улучшились: HINE-2 — c 24 до 26 бал-
лов, HFMSE-33 — c 38 до 42 баллов. У второго ребён-
ка 2 мес жизни диагноз СМА был поставлен в рамках
расширенного неонатального скрининга, пресимптома-
тическая стадия. ТМА проявилась на 5-е сутки после вве-
дения онасемногена абепарвовека классической клини-
ческой картиной: отёки, снижение темпов диуреза, про-
теинурия. Уровни мочевины — 6,5 мМ/л и креатинина

в крови — 38 мкМ/л, активность ЛДГ — 1598 ЕД/л; со-
отношение АСТ/АЛТ — 78/141 ЕД/л, Нb — 96 г/л; число
тромбоцитов — 65 × 109/л, белок в моче 6 г/л. На 2-е сутки
после развития ТМА была введена первая доза экулизума-
ба, через 7 дней — вторая доза. Полное разрешение ТМА
через 10 дней. Не обнаружено мутаций в системе компле-
мента. Темпы моторного развития ребёнка соответствуют
нормативам ВОЗ, ходит самостоятельно с 1 года 2 мес. Тре-
тий случай ТМА развился у девочки с СМА I типа в воз-
расте 1 мес 1 нед на 4-е сутки после введения онасемноге-
на абепарвовека. В клинической картине: отёки, снижение
темпов диуреза, гидроперикард, асцит, артериальная гипер-
тензия. Уровни мочевины — 14,1 мМ/л и креатинина в кро-
ви — 45 мкМ/л; активность ЛДГ — 1746 ЕД/л; соотноше-
ние АСТ/АЛТ — 244/184 ЕД/л, Нb — 77 г/л; число тром-
боцитов — 19 × 109/л. Экулизумаб введён в день появления
симптомов, затем его введения проводили согласно инструк-
ции. Разрешение симптомов ТМА через 16 дней. В насто-
ящее время продолжает получать экулизумаб, генетиче-
ский анализ в работе. Динамика по шкале CHOP-INTEND
с 12 до 34 баллов за 5 мес.

Заключение. Продемонстрировано успешное приме-
нение экулизумаба при тромботической микроангиопатии
после введения онасемногена абепарвовека детям с СМА.
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