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INTRODUCCION

Este manual fue elaborado por el equipo del Centro de Anemia Falciforme del Centro de Hematologia de Texas Children’s
con el propésito de brindar a los pacientes y sus familiares informacion importante acerca la anemia falciforme (AF).

El Centro de Anemia Falciforme del Centro de Hematologia de Texas Children’s atiende a mas de 1,000 nifios al afio, por
lo que es el mas grande de Texas y uno de los mas grandes de los Estados Unidos. Nuestro equipo multidisciplinario esta
compuesto por hematoélogos pediatricos certificados, enfermeras practicantes y asistentes médicos especializados en
hematologia, personal de investigacion y trabajadores sociales. El Centro de Anemia Falciforme de Texas Children’s ofrece
servicios ambulatorios, incluyendo transfusiones sanguineas y programas de tratamiento del dolor para pacientes ambulatorios,
una clinica pulmonar para pacientes con anemia falciforme, una clinica de apoplejias para pacientes con anemia falciforme
y asesoria genética, todo en un solo lugar.

Nuestro programa realiza investigaciones clinicas y de laboratorio de vanguardia para comprender mejor la enfermedad,
prevenir sus complicaciones y poder encontrar una cura. Los fondos para investigacion del centro provienen de subsidios
gubernamentales y del apoyo filantrépico de una variedad de organizaciones comunitarias. Esta alianza nos permite ofrecer
tratamientos aln mas novedosos a nuestros pacientes con anemia falciforme.

Si desea mas informacion sobre el Centro de Anemia Falciforme del Centro de Hematologia de Texas Children’s, visite
txch.org/sickle-cell-program. Para obtener mas informacion sobre nuestro equipo dedicado a tratar la anemia falciforme,
visite txch.org/hematology-center/sickle-cell-program/treatment-team.

Esperamos que este manual responda muchas de sus preguntas acerca de la enfermedad, como las siguientes:

* ;Qué es la anemia falciforme?

* (Es contagiosa?

» ;Cémo se contrae la anemia falciforme?

» ;Como se trata la anemia falciforme?

* ;Existe una cura para la anemia falciforme?

Al final de este manual encontrara un glosario de términos médicos y espacio para que usted agregue sus propios términos
o cualquier pregunta que quiera hacerle a su profesional de la salud.

Los ninos con AF tienen necesidades médicas Unicas que requieren supervision y control continuos a fin de que puedan
mantener un estado de salud optimo. Es posible que reciban varios tratamientos recetados por sus hematélogos. Algunos
de los tratamientos recomendados son medicamentos, analisis de sangre, radiografias y transfusiones sanguineas.

Los ninos con AF corren el riesgo de sufrir muchas complicaciones relacionadas con la enfermedad, como crisis de dolor,
sindrome toracico agudo, infeccion, apoplejia o exceso de hierro. Este manual contiene informacion sobre cémo reconocer
los sintomas de las complicaciones frecuentes y como manejar de la mejor manera posible los problemas.

Asimismo, los nifos con AF enfrentan muchos retos. El equipo de atenciéon médica integral de Texas Children’s Hospital y
otros grupos comunitarios pueden ayudarles a superar esos retos a través de tratamiento, apoyo, investigaciones e informacion
sobre la AF.

Usted podra contar con nosotros en cada paso de la atencion que su hijo reciba en el tratamiento de la anemia falciforme.
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;QUE ES LA ANEMIA FALCIFORME?

La anemia falciforme es una enfermedad hereditaria que afecta una proteina de los globulos rojos llamada hemoglobina,

cuyo trabajo es transportar oxigeno a las diferentes partes del cuerpo.

Los globulos rojos normales:

* Tienen forma redonda, como una rosquilla.

* Son flexibles.

* Se mueven con facilidad a través de los vasos sanguineos.
* Viven 120 dias.

Los globulos rojos falciformes:

¢ Tienen forma de media luna, como una banana.

* Son rigidos y pegajosos.

* Se adhieren a las paredes de los vasos sanguineos.
* Viven 14 dias.

Cuando los globulos rojos falciformes se agrupan, bloquean
el flujo de sangre y oxigeno a través de los vasos sanguineos,
provocando dolor y muchas otras complicaciones.

La anemia falciforme es una enfermedad hereditaria de la sangre,
que se diagnostica mediante un analisis de sangre que debe
realizarse a todos los ninos recién nacidos para detectar la
existencia de una enfermedad o deficiencia congénita. Es el
trastorno genético mas frecuente entre los afroamericanos,
pues afecta a aproximadamente uno de cada 400.También
puede encontrarse en las personas de origen mediterraneo, las
de Oriente Medio y las de América Central y del Sur.

La anemia falciforme se transmite de padres a hijos a través de los genes.
Los genes proporcionan la informacion codificada que determina todo
acerca de nosotros, lo cual incluye el color de los ojos, nuestra estatura
y el tipo de hemoglobina que produce nuestro cuerpo. Los genes que
determinan nuestras caracteristicas estan presentan en pares. Los nifos
reciben un gen de hemoglobina de su madre y otro de su padre. Cada uno
de los padres tiene dos genes de hemoglobina, pero solo uno de estos
genes de cada padre se transmite al hijo. El gen que se transmite de cada
padre se hereda al azar, como cuando se arroja una moneda al aire.

Para tener anemia falciforme, un nifo hereda el gen de la hemoglobina S de
uno de sus padres y un gen de la hemoglobina S, de la hemoglobina c o de
la talasemia beta del otro padre. En cada embarazo de la misma madre y
el mismo padre con esta constitucion genética, existe la probabilidad de
que el nino tenga un tipo normal de hemoglobina, rasgo drepanocitico o

anemia drepanocitica.
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Si una persona hereda un gen normal y un gen falciforme, presentara el rasgo falciforme. Las personas con este rasgo son
sanas y no presentan la enfermedad; sin embargo, pueden transmitir el gen falciforme a sus hijos.
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COMPLICACIONES DE LA ANEMIA FALCIFORME
1 SINDROME TORACICO AGUDO

El sindrome toracico agudo (STA) es una complicacion de la anemia falciforme que provoca lesion pulmonar, dificultad
para respirar, nivel bajo de oxigeno en el resto del cuerpo y, posiblemente, la muerte. Puede ser causado por infecciones.
Las falciformes también pueden obstruir la circulacion sanguinea hacia los pulmones y el térax. El STA es una de las
causas mas frecuentes de hospitalizacion de los ninos con anemia falciforme. Ademas, es la causa de mas del 25% de
muertes prematuras en la anemia falciforme.

¢Cuan frecuente es el STA en los nifios con anemia falciforme?

Aproximadamente la mitad de los nifos con anemia falciforme presentara al menos una crisis de STA. Muy a menudo, los
ninos que han presentado STA presentan otra crisis.

¢Cudles son los signos de advertencia del STA?

* Fiebre

* Tos

* Dolor toracico (Dolor de pecho)

* Respiracion rapida

* Falta de aliento o resoplidos

Sibilancias (Respiracion jadeante o tos con silbido)

¢Por qué debo preocuparme por el STA?

El STA puede provocar una peligrosa falta de oxigeno en partes importantes del cuerpo, como los pulmones, el cerebro,
el corazon, los rinones y otros organos vitales. El daio en estos 6rganos puede dar lugar a problemas permanentes para
hablar, caminar, aprender y realizar otras funciones diarias. Incluso puede causar la muerte.

{Qué debo hacer si sospecho que mi hijo presenta STA?

Debe buscar ayuda médica lo mas rapido posible llevando a su hijo a la sala de emergencias o llamando al médico de
inmediato. Es importante que reciba tratamiento inmediato para reducir el riesgo de dafio en los 6rganos vitales o,
posiblemente, la muerte.

¢{Cbémo se diagnostica el STA?

El médico examinara a su hijo con un estetoscopio para determinar si hay dificultad para respirar. También revisara los
niveles de oxigeno de su hijo, realizara analisis de sangre y tomara una radiografia toracica.

(Cual es el tratamiento del STA?

Es muy probable que su hijo sea hospitalizado para que reciba tratamiento y sea observado detenidamente. El
tratamiento del STA puede incluir antibidticos, oxigeno, ejercicios de respiracion y una transfusién sanguinea. En casos
muy graves, se podria conectar al nifio a un aparato para ayudarlo a respirar.Ademas, su hijo podria requerir un tipo
especial de transfusion sanguinea con un equipo de aféresis para sustituir la sangre drepanocitica con sangre saludable.



¢Cbémo se puede prevenir el STA?

El riesgo de STA se puede reducir al:

* Mantener las vacunas al dia, incluyendo la vacuna antigripal anual.

* Usar medicamentos de prevencion del asma, si es que a su hijo se le diagnostica asma. Existe un mayor riesgo de
desarrollar el STA durante una crisis de asma.

* Realizar ejercicios de respiracion con un espirémetro de incentivo. Estos ejercicios se deben realizar durante todas las
crisis de dolor en casa o en el hospital.

* Preguntar al médico si los medicamentos preventivos, como la hidroxicarbamida, son adecuados para su hijo.

* Consultar a un neumoélogo, si asi lo recomienda su médico.

Los nifos con crisis repetidas de STA son candidatos para un trasplante de médula osea para curar la anemia
drepanocitica. Solicite mas informacion a su profesional de la salud.

~ | MANO A MANO | Manual sobre la Anemia Drepanocitica para Nifios y Familiares
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COMPLICACIONES DE LA ANEMIA FALCIFORME
RIESGO DE INFECCION O FIEBRE

Una infeccion es una complicacion importante en los nifios con anemia drepanocitica. El riesgo de contraer una infeccion,
especialmente una grave, es mucho mayor en una persona con anemia falciforme debido a que disminuye la respuesta
inmunitaria o la capacidad del cuerpo para combatir los microorganismos que provocan infecciones.

Una manera en que el cuerpo combate los microorganismos que provocan infecciones es a través de un 6rgano llamado
bazo. El bazo actiia como un filtro que elimina del cuerpo a los microorganismos daninos, como las bacterias. También
produce anticuerpos para combatir las infecciones. En una persona con anemia falciforme, el bazo no funciona adecuadamente,
por lo que no protege al cuerpo lo suficiente de determinadas bacterias que provocan infecciones.

Estas bacterias pueden causar infecciones que pueden ser mortales, como la septicemia (infeccion en la sangre), la neumonia
(infeccidn en los pulmones), la osteomielitis (infeccion en los huesos) o la meningitis (infeccion alrededor del cerebro).
La fiebre es un signo de que su hijo tiene una infeccion. Saber cémo responder cuando su hijo tiene fiebre es indispensable
para su atencién médica.

{Qué debo hacer si mi hijo tiene fiebre?

La fiebre se define como una temperatura de 101 °F o mas cuando se toma debajo de la lengua, debajo del brazo o por
la via rectal. Muchas veces la fiebre es el primer signo de una infeccion grave o potencialmente mortal. Una infeccion es
una causa importante de muerte en los nifios con anemia drepanocitica. Si su hijo tiene fiebre, debe informarlo de inmediato
al equipo médico de hematologia o debe llevar a su hijo a la sala de emergencias.

Durante la evaluacion en la sala de emergencias se realizara un andlisis de sangre, se le tomara una radiografia toracica y
también se realizard un andlisis de orina para determinar la causa de la fiebre. Un antibiotico ayudara a combatir la infeccion
y también se administraran liquidos por via intravenosa (V). Dependiendo de los resultados de las pruebas o de la condicién
de su hijo, puede ser hospitalizado o enviado a casa.

El equipo médico de hematologia le proporcionara la informacion de contacto y un miembro del equipo estara disponible
las 24 horas del dia, los siete dias de la semana.
(Qué sucede si mi hijo tiene fiebre ligera?

No se recomienda administrar medicamentos como paracetamol (Tylenol) o ibuprofeno (Motrin) si su hijo tiene febricula.
Estos medicamentos bajan la temperatura, pero las bacterias o los virus que provocan la fiebre seguiran proliferando.
La enfermedad de su hijo puede empeorar y volverse muy grave.

Si la temperatura de su hijo alcanza los 101 °F o mas, informe al equipo médico de hematologia o lleve a su hijo a la sala
de emergencias.

(Qué papel desempefian los medicamentos para combatir una infeccién?

La penicilina es un medicamento que ayudara a prevenir infecciones graves. Si su hijo contrae una infeccion con ciertas
bacterias sin tener dicha proteccion, la afeccion puede volverse muy grave y poner en riesgo su vida. Por lo tanto, tomar
penicilina siguiendo las recomendaciones es una parte indispensable del bienestar de su hijo.

La penicilina se comienza a administrar poco después del nacimiento. La dosis inicial es de 125 mg dos veces al dia.

A los 3 anos, la dosis aumenta a 250 mg dos veces al dia.



Los nifos con talasemia falciforme beta mayor no deben recibir penicilina debido a que el riesgo de contraer infecciones

bacterianas graves es mucho menor en ellos. Si tiene dudas, hable con su equipo médico.

¢Mi hijo siempre debera recibir penicilina?

Una vez que su hijo tenga alrededor de 5 afios de edad, su profesional de la salud podra optar por suspender la penicilina.

Sera adecuado dejar de recibir penicilina si su hijo:

* Nunca ha tenido una infeccion bacteriana grave.

* No le han extirpado el bazo.

* Ha recibido todas sus vacunas, incluidas las especificas para ninos con anemia falciforme.

Hable con su profesional de la salud sobre la mejor recomendacion para su hijo.

(Qué papel desempefian las vacunas o inmunizaciones para combatir una infeccién?

Las vacunas son otra manera de proveer anticuerpos que ayudan a combatir las infecciones graves. Es muy importante
que su hijo esté al dia con todas sus vacunas. Debido a que no se administran de manera rutinaria, el pediatra o el
médico de cabecera de su hijo podrian omitir las vacunas durante las revisiones periodicas de su hijo. Su hematélogo
puede aplicarle las vacunas necesarias.

Ademas, los ninos con anemia falciforme deben recibir dos vacunas que no se aplican de rutina a otros ninos. Cuando su
hijo cumpla 2 ahos de edad, es importante que reciba una vacuna para la bacteria de la neumonia (Pneumovax) y una

vacuna para la bacteria de la meningitis (Menveo o Menactra). Conforme su hijo crezca sera necesario que reciba refuerzos.

También es muy importante que su hijo reciba una vacuna antigripal cada afo, a partir de los 6 meses de edad.

o | MANO A MANO | Manual sobre la Anemia Drepanocitica para Nifios y Familiares
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COMPLICACIONES DE LA ANEMIA FALCIFORME
SECUESTRO ESPLENICO

(Cuadl es la funcién del bazo?

El bazo es el drgano que se encuentra en la esquina superior

izquierda del abdomen, debajo del borde de las costillas. Es un
filtro que limpia la sangre de los productos de desecho y las
toxinas, y que ayuda a combatir las infecciones.

(Qué es un secuestro esplénico?

Cuando los glébulos rojos drepanociticos obstruyen la circulacion

sanguinea que proviene del bazo, éste aumenta de tamano. Este

atrapamiento de glébulos en el interior del bazo se denomina

secuestro. Como resultado, circulan menos glébulos rojos = Healiwise, Incorporstad

que aportan oxigeno y ello provoca una disminucion en el
recuento sanguineo.

¢Cudles son los signos de un secuestro esplénico?

* Esplenomegalia, que es el aumento de tamano del bazo y la compresién del abdomen por debajo de la caja toracica.
En este caso, el bazo se siente como una masa firme y sensible al tacto.

* Cansancio y falta de energia

* Palidez en los labios o en las palmas de las manos

* Irritabilidad
* Fiebre
¢ ¢Qué debo hacer si mi hijo tiene signos de secuestro esplénico?
5 Sisu hijo presenta los sintomas anteriores, informe de inmediato a su profesional de la salud o lleve a su hijo a la sala
2 de emergencias.
2

(Cudl es el tratamiento del secuestro esplénico?

A su hijo se le realizara un examen y un andlisis de sangre. Si su nivel de hemoglobina ha disminuido demasiado, sera
necesario realizarle una transfusion sanguinea. Es posible que su hijo deba ser hospitalizado para realizar otra evaluacion
y mantenerlo en observacion.

Si su hijo presenta un secuestro esplénico muy grave en el que el recuento sanguineo disminuye peligrosamente o ha
tenido mas de un secuestro esplénico, es posible que sea necesario extirparle el bazo. Su médico analizara la opcion de
realizar una esplenectomia (extirpacion quirdrgica del bazo) para prevenir otro secuestro esplénico, considerando los
riesgos y beneficios de dicho procedimiento.

Su hijo no necesita el bazo para vivir; sin embargo, si se le extirpa el bazo, seguira recibiendo penicilina dos veces al dia
para prevenir infecciones.

| MANO A MANO | Manual sobre la Anemia Drepanocitica para Ni
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¢{Quiénes se encuentran en riesgo de sufrir un secuestro esplénico?

Por lo general, la esplenomegalia y/o el secuestro esplénico se producen en los nifios pequerios, de menos de 5 afios de
edad, con Hb SS o talasemia falciforme beta cero. Esta suele producirse en nifios con Hb SC en edad escolar. El riesgo es
muy bajo en los nifos con talasemia falciforme beta mayor.

Familiares

fios y
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COMPLICACIONES DE LA ANEMIA FALCIFORME
APOPLEJIA (DERRAME CEREBRAL)

(Qué es una apoplejia?

Una apoplejia es una lesion cerebral causada por una obstruccién en la circulacion sanguinea hacia el cerebro. Los nifios
con anemia falciforme sufren dos tipos de apoplejias: sintomaticas y asintomaticas. Las apoplejias sintomaticas presentan
sintomas fisicos muy reconocibles, mientras que las asintomaticas no tienen signos notables. No obstante, ambas dafan
el cerebro.

({Cuan frecuentes son las apoplejias en los nifilos con anemia falciforme?

Las apoplejias son frecuentes en los nifos con anemia falciforme. Los drepanocitos pueden obstruir la circulacion sanguinea
en el cerebro de la misma forma en que la obstruyen en los musculos o los huesos.

Historicamente, alrededor de uno de cada |12 nifios con Hb SS o talasemia falciforme beta cero sufre una apoplejia
sintomatica antes de cumplir los 20 anos de edad. Las apoplejias son poco frecuentes en los nifos con Hb SC o talasemia
falciforme beta mayor.

Aproximadamente uno de cada cuatro ninos con anemia falciforme presenta una apoplejia asintomatica. Estas apoplejias
solo pueden observarse en una resonancia magnética (MRI) del cerebro y pueden provocar dificultad para aprender y
problemas conductuales.

¢Cudles son los signos de advertencia de una apoplejia sintomatica?

* Debilidad o entumecimiento de una parte del cuerpo

* Caida facial

* Vista borrosa, vision doble o pérdida de la vista

* Dolor de cabeza intenso, mareo o inestabilidad al caminar

3

o

;Lé“ * Confusion, problemas para hablar o para comprender el lenguaje
&£« Convulsiones

>~

&+ Somnolencia excesiva, dificultad para mantenerse despierto y alerta

» Cambio en la conducta o en el desempeno escolar sin causa evidente

¢Por qué debo preocuparme por una apoplejia?

Una apoplejia puede causar una discapacidad grave para hablar, para caminar o para realizar otras funciones diarias.
Los nifios que sufren una apoplejia tienen mas probabilidad de tener problemas de aprendizaje en la escuela y también
pueden tener problemas conductuales. Ademas, las apoplejias pueden conducir a la muerte.

{Qué debo hacer si sospecho que mi hijo puede estar teniendo una apoplejia?

Busque ayuda médica de inmediato llamando al 91 1. Es indispensable recibir tratamiento inmediato para una apoplejia
a fin de poder reducir la cantidad de dano cerebral y salvar la vida del nino.

(Cudl es el tratamiento de una apoplejia sintomatica?

Si su hijo sufre una apoplejia, sera hospitalizado para su evaluacion, pruebas y tratamiento. Recibira una transfusion
sanguinea, generalmente con equipo de aféresis, donde los drepanocitos seran extraidos del cuerpo y reemplazados
con células sanas. Cuando sea dado de alta, su hijo seguira recibiendo transfusiones sanguineas mensuales para reducir
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¢Existe alguna manera de determinar si mi hijo se encuentra en riesgo de sufrir una apoplejia?

Una ecografia Doppler transcraneal (TCD) puede ayudar a determinar si su hijo se encuentra en riesgo de sufrir una
apoplejia. Este equipo mide cuan rapido circula la sangre por el cerebro. Los nifios con una circulacién sanguinea rapida
en el cerebro corren mayor riesgo de sufrir una apoplejia. El equipo de TCD es similar al equipo de ecografia que se
utiliza para revisar a las mujeres embarazadas. Se oprime una sonda contra la piel para registrar imagenes dentro del
cerebro. El estudio es indoloro y tarda alrededor de 30 minutos.

Este estudio debe realizarse por lo menos una vez al ano a partir de que el nifo tiene alrededor de 2 anos de edad, y se
recomienda para los nifilos con Hb SS o talasemia falciforme beta cero. No se recomienda para los nifios con Hb Sc o
talasemia falciforme beta mayor debido a que no tienen un mayor riesgo de sufrir una apoplejia.

(Cuadl es el tratamiento en caso de anormalidades en una TCD?

Se ha comprobado que las transfusiones sanguineas regulares, por lo general mensuales, previenen las apoplejias en los
nifos con anemia drepanocitica. Las transfusiones regulares de sangre sana ayudan a reducir la cantidad de drepanocitos
en la sangre. Es posible que también se indiquen otras opciones de tratamiento, como hidroxicarbamida o un trasplante
de médula 6sea. Hable con su médico para obtener mas informacion.

Familiares

fios y
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OPCIONES DE TRATAMIENTO

PARA LA ANEMIA FALCIFORME
HIDROXICARBAMIDA

(Qué es la hidroxicarbamida?

La hidroxicarbamida es un medicamento que, segiin lo comprobado, disminuye la gravedad de la anemia falciforme. La
Administracion de Alimentos y Medicamentos de EE. UU. ha aprobado su uso para el tratamiento de la anemia falciforme.
La hidroxicarbamida, generalmente combinada con otras medicinas, se utilizé en un principio para tratar el cancer, pero
en la actualidad funciona mejor en los drepanocitos, ya que reduce la frecuencia de las complicaciones relacionadas con
estas células.

Su funcion consiste en aumentar la cantidad de hemoglobina fetal (hemoglobina F) en los globulos rojos. La hemoglobina
F ayuda a evitar que los glébulos rojos adopten formas drepanociticas y obstruyan la circulacién de sangre y oxigeno. La
hidroxicarbamida se toma por la boca en forma de pastilla una vez al dia. También esta disponible la presentacién liquida.

(Quiénes deben tomar hidroxicarbamida?

En los nifos que tienen complicaciones debido a la anemia falciforme se debe considerar la posibilidad de que tomen
hidroxicarbamida.

Algunos de los motivos para tomarla son:

* Crisis de dolor que requieren hospitalizacion o que interfieren en la escuela o el juego

* Sindrome toracico agudo grave

* Neumonia

* Erecciones dolorosas y repetidas del pene (priapismo)

* Anormalidades en la ecografia Doppler transcraneal cuando no son posibles las transfusiones sanguineas
* Secuestros esplénicos repetidos

$ ~ . . s . . .
5 Los hematologos son ahora de la opinion de que todos los nifos con tipos graves de anemia drepanocitica deben recibir
& hidroxicarbamida lo antes posible,a menos que exista un motivo evidente para no hacerlo.

>

£ ¢Cudles son los efectos secundarios de la hidroxicarbamida?

La mayoria de los pacientes que toman hidroxicarbamida no experimentan efectos secundarios. En ocasiones se producen
nauseas, aumento en la pigmentacion de la piel, irritacion renal y hepatica, y cambios en los recuentos sanguineos (bajos
niveles de plaquetas, glébulos blancos y hemoglobina). Por lo general, estos efectos secundarios se resuelven disminuyendo
la dosis o suspendiendo el medicamento durante un periodo corto.

¢Cuadles son los beneficios de la hidroxicarbamida?

* Menos crisis de dolor y otras complicaciones de la anemia falciforme

* Menor numero de hospitalizaciones

* Menor numero de ausencias escolares debido a las complicaciones de la anemia falciforme
* Mas energia y sensacion de bienestar

* Disminucion del dano drepanocitico en los érganos del cuerpo

* Aumento de la esperanza de vida y mejor calidad de vida
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(Coémo se administra la hidroxicarbamida?

Cuando su hijo comience a tomar hidroxicarbamida por primera vez, debera ser observado con frecuencia (por lo general,
una vez al mes). Esto es necesario para vigilar de cerca a su hijo conforme se aumenta gradualmente la dosis durante un

periodo de varios meses. Su hijo sera examinado y se le extraera sangre para evaluar cémo funciona el medicamento, asi
como para vigilar los efectos secundarios.

Cuando las pacientes comiencen a tener su menstruacion, también se les realizara una prueba de embarazo en orina. Esto
es necesario debido al riesgo de que el feto resulte danado mientras la paciente toma hidroxicarbamida. Es importante
prevenir el embarazo mientras se toma hidroxicarbamida evitando tener relaciones sexuales o usando métodos
anticonceptivos. Sera necesario dejar de tomar hidroxicarbamida durante el embarazo.

Familiares
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OPCIONES DE TRATAMIENTO
PARA LA ANEMIA FALCIFORME

TRATAMIENTO CON
TRANSFUSION SANGUINEA

Oluwatobi, 16 afios

Es posible que se indique una transfusion sanguinea en las siguientes situaciones:

* Prevencion de apoplejias
* Antes de una cirugia
* Durante una hospitalizacion por una complicacion de la anemia falciforme (como STA o secuestro esplénico)

¢{Cuando necesitara mi hijo una transfusién sanguinea?

Prevencion de apoplejias

Los investigadores han determinado que los nifios y jovenes con Hb SS tienen una probabilidad del | 1% de sufrir una
apoplejia antes de los 20 anos de edad. Las transfusiones sanguineas son el tratamiento preferido para un nifio que ha
tenido una apoplejia o que muestra anormalidades en una TCD. Si un nino ya ha tenido una apoplejia o presenta una
TCD con anormalidades, el riesgo de que sufra una apoplejia es muy alto.

Si un niflo se encuentra en riesgo, es necesario comenzar las transfusiones sanguineas de forma regular para impedir que
el cuerpo forme globulos rojos con hemoglobina falciforme. El nifo comenzard a recibir transfusiones sanguineas de
manera indefinida aproximadamente cada tres o cuatro semanas. El objetivo es reducir la hemoglobina S a menos del
30% para evitar una apoplejia.

Preparacion para cirugia

Si se programa a un nifo con anemia falciforme para cirugia con anestesia general, también es necesario prepararlo para
evitar complicaciones durante la cirugia y la recuperacion. Hable con su hematélogo si su hijo necesita una cirugia, como

una extirpacion de amigdalas, bazo o vesicula biliar. Su hijo sera examinado en la clinica de hematologia la semana anterior
a la cirugia para una evaluacion y una posible transfusion sanguinea. Esto se realiza para:

* Elevar la hemoglobina a fin de que haya mas células que transporten oxigeno al cuerpo.

Familiares

* Disminuir la hemoglobina falciforme a fin de reducir las complicaciones de la anemia.

fios y

También se recomienda administrar hidratacion intravenosa (IV) el dia de la cirugia para ayudar a reducir las
complicaciones drepanociticas.

Hospitalizacion

Cuando se hospitaliza a un nino con anemia falciforme debido a una crisis de dolor, sindrome toracico agudo, crisis aplasica
o secuestro esplénico, a menudo es necesario que el nifo reciba una transfusion sanguinea para impedir que la hemoglobina
disminuya demasiado, lo cual es una complicacién frecuente de esta enfermedad. Para que su hijo reciba una transfusion
sanguinea, se le colocara un catéter IV en una vena de la mano o del brazo. La sangre se infundira lentamente durante
dos a cuatro horas.

Antes de que su hijo reciba una transfusion sanguinea, a usted se le pedira que firme un formulario de consentimiento.
El consentimiento indica que usted comprende por qué es necesaria la transfusion sanguinea y cudles son los riesgos.
Los riesgos relacionados con las transfusiones sanguineas son infeccién o una reaccion debido a los anticuerpos.

| MANO A MANO | Manual sobre la Anemia Drepanocitica para Ni

o



A fin de reducir estos riesgos, a la sangre que su hijo recibe se le reduce la cantidad de leucocitos (se filtran las células

que podrian transmitir la infeccion) y se empareja con el tipo de sangre de su hijo, asi como con los antigenos sanguineos
(proteinas) que se encuentran principalmente en las personas de origen afroamericano.

Ademas, durante una transfusién sanguinea, su hijo sera monitoreado muy de cerca por un equipo médico. Los signos
vitales se controlan con frecuencia durante la transfusion. Si su hijo desarrolla una reaccion, el equipo médico es notificado
de inmediato, la transfusion se interrumpe y se administra tanto el medicamento como el tratamiento adecuados.

El equipo médico le explicara con mas detalle el motivo por el cual su hijo necesita una transfusién sanguinea y los riesgos.

{Qué es el exceso de hierro?

El exceso de hierro es una complicacion esperada en un tratamiento con transfusiones sanguineas croénicas. Cuando el
cuerpo tiene demasiado hierro, puede provocar danos graves en el higado, el pancreas, los rifones, la glandula tiroidea y otros
organos. Cuando su hijo ha recibido alrededor de 10 a 20 transfusiones, su nivel de hierro puede volverse demasiado alto.

El nivel de hierro de su hijo se monitoreara con regularidad con el nivel de ferritina. El nivel de ferritina es una de las
pruebas realizadas cuando se le extrae sangre a su hijo. Un nivel de ferritina mayor de 1000 ng/ml indica un posible exceso
de hierro.

La concentracién de hierro de su hijo se puede determinar con mayor precision realizando una MR, la cual determina la
concentracion de hierro en el cuerpo de su hijo y los érganos afectados.

Cuando su hijo presente un exceso de hierro, se comenzara a administrar un medicamento para eliminar el hierro del
cuerpo. Esta eliminacion del hierro del cuerpo con la ayuda de medicamentos se denomina “quelacion.” El equipo médico
analizara cual es el medicamento quelante mas adecuado para su hijo.
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OPCIONES DE TRATAMIENTO

PARA LA ANEMIA FALCIFORME
TRASPLANTE DE MEDULA OSEA

Joscelyn, |1 afios

El trasplante de médula 6sea, que consiste en reemplazar los hemocitoblastos anormales dentro de la médula ésea con
células sanas, es actualmente la Unica cura conocida para la anemia falciforme. Las células sanas se obtienen de un donante
elegible, como un hermano o una hermana compatible. Como resultado de una investigacion constante, una persona que
no es familiar, pero que es compatible, también puede ser un donante.

(Qué es la médula ésea?

La médula 6sea es el tejido esponjoso que se encuentra en el interior de los huesos. Funciona como una fabrica y produce
todas las células sanguineas del cuerpo. Las células sanguineas comienzan siendo hemocitoblastos, los cuales crecen y se
desarrollan hasta convertirse en globulos rojos, globulos blancos y plaquetas.

La médula 6sea de las personas con anemia falciforme produce solamente globulos rojos anormales que contienen
hemoglobina falciforme defectuosa.
{Coémo recibe un nifio un trasplante de médula ésea?

Para que un nifo con anemia falciforme reciba un trasplante de médula 6sea, primero se debe preparar el cuerpo con el
objetivo de crear un espacio en la médula ésea para el desarrollo de los hemocitoblastos. A fin de preparar el espacio en
la médula dsea, el nifo con anemia drepanocitica recibe quimioterapia para eliminar su propia médula 6sea enferma.

Posteriormente recibe los hemocitoblastos sanos donados por un hermano, una hermana o un donante no emparentado.
Los hemocitoblastos de médula 6sea son administrados por via IV (en una vena), de forma similar a una transfusion sanguinea.

{Cémo puede un hermano o una hermana donar hemocitoblastos sanos de médula ésea sana?

S Porlo general, los hemocitoblastos del donante se obtienen a través de un proceso llamado “cosecha de hemocitoblastos.”
E Existen tres diferentes formas de cosechar estas células:

>~

2 * Laforma principal y mas comun es obtener los hemocitoblastos a través de las venas. El donante recibe medicina para

estimular el desarrollo de los hemocitoblastos en la sangre y luego se le extrae sangre de una vena con un equipo de
aféresis. El equipo de aféresis recolecta y almacena los hemocitoblastos del donante, y luego regresa la sangre restante
de vuelta al donante.

* Si las venas del donante son muy pequenas, los hemocitoblastos pueden extraerse del hueso iliaco. El donante recibe
anestesia para que se duerma y se le introduce una pequena aguja en el hueso iliaco.A continuacion se extrae médula
Osea con una jeringa. Una vez extraida la médula 6sea, se retira la aguja y el donante despierta de la anestesia. Una vez
despierto, el donante generalmente puede regresar a su el mismo dia. El lugar de la cosecha de médula 6sea podria
estar adolorido por algunos dias. En la médula 6sea del donante se forman rapidamente nuevas células para reemplazar
aquellas que fueron extraidas durante la cosecha de hemocitoblastos.

* La tercera forma de obtener hemocitoblastos es extraerlos del cordon umbilical de un hermano. La sangre del cordén
umbilical debid haber sido almacenada en el momento del nacimiento del hermano donante.
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¢Mi hijo es candidato para un trasplante de médula ésea?

Su hijo es candidato si tiene:

* Complicaciones debido a la anemia falciforme, como una apoplejia, crisis frecuentes de dolor, multiples crisis de sindrome
toracico agudo o una MRI (ecografia del cerebro) con anormalidades; asi como
* Un donante muy compatible:
— Un hermano o una hermana sin anemia falciforme;
— Un hermano con el rasgo falciforme;
— Un padre, otro familiar u otra persona de la poblacion en general.

El trasplante de un donante compatible no emparentado también es una opcién, pero es mucho mas riesgoso que el
trasplante de un familiar. Este tipo de trasplante de médula ésea solo se realiza como parte de estudios de investigacion.

¢Cuadles son los riesgos de un trasplante de médula ésea?

Aunque la mayoria de los ninos se sienten bien después de un trasplante de médula dsea, este conlleva riesgos.

Cuando los hemocitoblastos nuevos entran al torrente sanguineo del nifio con anemia falciforme, dichas células tardaran
varias semanas en crecer y desarrollarse. Durante este tiempo, el nino esta en riesgo de infeccion o hemorragia, las

cuales pueden ser graves y, en casos infrecuentes, pueden provocar la muerte. Su hijo permanecera en el hospital por
alrededor de dos o tres semanas mientras los hemocitoblastos nuevos se desarrollan en la médula 6sea.

En algunos casos, el trasplante puede fracasar. Esto hara que su hijo vuelva a presentar anemia falciforme.También hay
otros riesgos posibles; analicelos detalladamente con su médico.
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