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Wstep

* Autosomalnie recesywne zwyrodnienie torbielowate nerek (ARPKD)
nalezy do grupy ciliopatii - genetycznie uwarunkowanych chorob
powodujacych uszkodzenie/niewydolnosc nerek i watroby.

* U wiekszosci dzieci choroba objawia sie juz w okresie noworodkowym
znacznym powiekszeniem nerek.

e Charakterystycznymi objawami choroby s3: nefromegalia,
nadcisnienie i, réznego stopnia, niewydolnosc¢ nerek.

* Ponad 50% dzieci z ARPKD rozwija schytkowg niewydolnos¢ nerek w |
dekadzie zycia.
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* czestosci wystepowania ARPKD w populacji dzieci z SNN w Polsce

Ocena:

* manifestacji klinicznych choroby
* metod stosowanego leczenia nerkozastepczego (RRT)

* Smiertelnosci w tej grupie pacjentow



Materiat i metody

* Grupe badang stanowito 73 (6%) dzieci z ARPKD (39 chtopcdw, 34 dziewczynki),
sposraod 1205 dzieci poddawanych RRT, ktorych dane raportowano do Polskiego
Rejestru Dgigci Leczonych Nerkozastepczo
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Polski Rejestr Dzieci Leczonych Nerkozastepczo

Pacjendi Archiwum Eksport Osrodki Raport follow-up

oWy pacient [Wszystkich pacjentow: 117, aktywnych: 12]
umer identyfikacvin Rodzai terapii Status ¢ it Ostatnia obserwacia
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Materiat i metody
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* W analizie przezycia zastosowano krzywe Kaplana — Meiera
i wieloczynnikowy proporcjonalny hazard Coxa

* Dla metod leczenia nerkozastepczego zastosowano model zmiennej
zaleznej od czasu (,,time dependent variable”)

* Zmienne o charakterze ciggtym porownywano testem t — studenta

* Zmienne kategorialne — testem chi?



Charakterystyka grupy badanej

Wiek rozpoczecia RRT (lata) 7,0+6,38 10,6 +5,8
Pte¢ M 52% 54%
llos¢ zgondw 13 78
Czas obserwacji (pacjentolata) 214 3184

Wiek /zgon (lata) 4,15+7,09 6,34+6,06



Wyniki A

| metoda RRT Zmiennos$¢ metod RRT

ARPKD

= DO
m HD rodzaju
= Tx dializy
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Wyniki

Choroby wspétistniejace 38% Przyczyny zgonow

Sercowo-
naczyniowe

e Zgon nagly
e krwawienie

50%

* SEP
Infekcyjne e Sepsa

33% e Wir. zap.
watroby

Uposledzenie
umystowe

Inne 17%




Analiza jedno- i wieloczynnikowa ryzyka zgonu z uwzglednieniem
wybranych parametrow wedtug modelu proporcjonalnego
hazardu Coxa.

HR (95%Cl) P HR* (95%Cl) p

ARPKD 2,37 (1,31-4,27) 0,004 |(1,85(1,01-3,4) 0,047
Wiek 0,87 (0,84-0,91) <0,0001 | 0,87 (0,84-0,91) <0,0001
Pleé 0,89 (0,61 —1,3) 0,56 (0,71 (0,45-1,1) 0,24
Rodzaj terapii

HD 1,30 (0,77 - 2,21) 0,32 (2,36 (1,2—-4,4) 0,008
DO 2,84 (1,92-4,22) <0,0001 | 1,90 (1,18-3,04) 0,008
Tx 0,29 (0,12-0,66) 0,004 |0,23 (0,05-0,99) 0,05

* Analiza wieloczynnikowa



Wyniki

Wspotczynnik umieralnosci

- |ARPKD Bez ARPKD | Cata grupa
Wsp.

Umieralnosci 6,06 2,44 2,67
/100

pacjentolat

Wskaznik 2,47 p 0,00064

ryzyka [Cl 1,26-4,48]

Krzywe przezycia

Kaplan-Meier survival estimates

1.00
Il

0.75
Il

0.50
Il

0.25
Il

0.00
Il

T T
10 20
analysis time

o -

AC_polycyst =0 AC_polycyst = 1

p=0.003

30



Whioski { ‘._

* Dzieci z ARPKD stanowity 7% wszystkich dzieci leczonych
nerkozastepczo w Polsce w latach 2000-2015.

* Najczesciej wybierang metodg RRT w tej grupie byta dializa
otrzewnowa, a sredni wiek rozpoczecia leczenia byt istotnie nizszy
niz w pozostatych grupach rozpoznan.

* Obserwowano wysokg zmiennos¢ metod leczenia nerkozastepczego
w tej grupie (59x zmiana dializy, 72 Tx).

 Wiek w momencie rozpoczecia leczenia nerkozastepczego, jak i w
momencie zgonu byt istotnie nizszy niz w catej grupie dzieci



Whioski \ r

* Podczas 16 — letniego okresu obserwacji w grupie dzieci z ARPKD
odnotowano 13 zgonow.
* Gtodwng przyczyng zgondw byly przyczyny sercowo-naczyniowe.

* Umieralnos¢ dzieci z ARPKD byta 2,5 — krotnie wyzsza w porownaniu
do catej populacji dzieci z SNN i zalezna od metody leczenia
nerkozastepczego.

* Transplantacja nerki 3 — krotnie zmniejszata ryzyko zgonu dzieci z
ARPKD.



