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Behandling med kortikosteroider gir bedre gangfunksjon og
bedre funksjon i arm og hind hos pasienter med Duchennes
muskeldystrofi.
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Muskeldystrofi er fordrsaket av mutasjoner i dystrofin, det storste kjente humane genet,
lokalisert pa kromosom Xq21. Illustrasjonsfoto: Science Photo Library/NTB scanpix
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De siste drene er systemiske kortikosteroider i gkende grad tatt i bruk i behandlingen av
pasienter med Duchennes muskeldystrofi, og flere retrospektive studier har vist god
effekt av slik behandling pa gangfunksjonen. Na viser en studie som nylig ble publisert
i The Lancet ogsa effekt pa arm- og handfunksjonen etter at pasienten ikke lenger kan
ga (1).

Studien omfattet 440 pasienter med Duchennes muskeldystrofi i alderen 2—28 ar. De
ble fulgt i opptil ti ar. Behandling med kortikosteroider utsatte tap av gangfunksjon
med opptil 4,4 ar og tap av funksjon i arm og hand med opptil 8,0 ar sammenlignet
med kortvarig eller ingen kortikosteroidbehandling.

— Dette er den farste store, prospektive studien av effekten av kortikosteroider ved
Duchennes muskeldystrofi gjennom hele livslagpet, sier Ellen Johanne Annexstad, som
er barnelege og stipendiat ved Enhet for medfedte og arvelige nevromuskulare
tilstander ved Oslo universitetssykehus.

— Den viser en overbevisende effekt av slik behandling, noe som vil kunne fa betydning
for klinisk praksis. Tatt i betraktning at Duchennes muskeldystrofi er en sjelden
tilstand, er antallet studiedeltagere imponerende hgyt. At ogsa svenske gutter er
inkludert, gir gkt relevans for norske forhold, mener Annexstad, som likevel papeker
flere svakheter ved studien.

— Antallet voksne pasienter var lavt. Dessuten diskuterer ikke forfatterne det forhold at
behandlingen ikke hadde effekt hos alle og at en del fikk sa plagsomme eller alvorlige
bivirkninger at de var ngdt til a avslutte behandlingen. Det kunne vert interessant a vite
sykdomsforlgpet hos dem som avslutter behandling etter fd ar sammenlignet med
forlgpet hos dem som tolererer behandling inn i voksen alder, sier hun.
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