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¢;Qué es la hidroxiurea?

La hidroxiurea es un medicamento que puede ayudar a nifios y adultos que padecen la enfermedad
de células falciformes.

Los estudios de investigacion demuestran que la hidroxiurea disminuye lo siguiente:

La cantidad de casos de sindrome tordcico agudo (neumonia)

La cantidad de crisis de dolor
* Lanecesidad de realizar transfusiones de sangre
* La cantidad de viajes al hospital

La hidroxiurea también puede prevenir los dafios causados al bazo, los rifiones, los pulmones y el
cerebro.

La hidroxiurea se suministra por via oral una (1) vez al dia. Tiene una presentacién liquida o en cap-
sulas.

La Direccién de Alimentos y Medicinas de los Estados Unidos (FDA, por sus siglas en inglés)
aprob¢ la hidroxiurea para el tratamiento de adultos que padecen de la enfermedad de células falci-
formes grave. St. Jude Children’s Research Hospital y otros centros médicos han llevado a cabo es-
tudios de investigacion que han demostrado la seguridad del tratamiento con hidroxiurea para nifios
pequefios y bebés que padecen de la enfermedad de células falciformes.



¢ Queé ninos deben tomar hidroxiurea?

Consideramos que deben tomar hidroxiurea los nifios que padecen de la enfermedad de células falci-
formes que hayan tenido:

* Muchos episodios de dolor,
* Varios casos de sindrome tordcico agudo (neumonia),
* Anemia grave, u

* Otros problemas especiales en sus 6rganos internos.

¢ Gomo funciona la hidroxiurea?

Los glébulos rojos contienen hemoglobina. La hemoglobina ayuda a los glébulos rojos a transportar
oxigeno desde los pulmones a otras partes del cuerpo. Las personas con una hemoglobina normal
tienen principalmente Hemoglobina A en sus glébulos rojos. Las personas que sufren de la enferme-
dad de células falciformes tienen principalmente Hemoglobina S (Hb S) o falciforme en sus glébulos
rojos. La Hb S es un tipo anormal de hemoglobina. En las personas que padecen de la enfermedad
de células falciformes, la Hb S hace que los glébulos rojos cambien su forma redonda por una forma
de banana o falciforme. Ademas, la Hb S hace que los glébulos rojos se vuelvan rigidos y pegajosos.
Esto provoca el bloqueo del flujo sanguineo hacia 6rganos del cuerpo, musculos y tejidos impor-
tantes.



Gldébulo rojo normal Gldbulo rojo falciforme

El tratamiento con hidroxiurea ayuda a que los glébulos rojos permanezcan redondos y flexibles.
Esto les permite desplazarse mas facilmente a través de los diminutos vasos sanguineos. En parte,
esto sucede porque la hidroxiurea aumenta la cantidad de hemoglobina fetal (Hb F) en los glébulos
rojos. Los bebés recién nacidos tienen Hb F al nacer.

La Hb F ayuda a protegerlos contra complicaciones causadas por las células falciformes (problemas
de salud) durante los primeros meses de vida. Con una mayor cantidad de Hb F, existen menos posi-
bilidades de que los glébulos rojos adquieran la forma de banana o falciforme. En la mayoria de las

personas, la cantidad de Hb F disminuye después de los primeros meses de vida.

Algunas personas tienen mds Hb F que otras. Las personas que padecen de la enfermedad de células
falciformes y poseen niveles mds altos de Hb F generalmente sufren menos complicaciones de la
enfermedad.
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¢Es la hidroxiurea la cura para la enfermedad de
células falciformes?

No. La hidroxiurea no cura la enfermedad de células falciformes. La hidroxiurea puede reducir en
gran medida algunas de las complicaciones causadas por la enfermedad. Sin embargo, el medica-
mento no funciona si no se lo toma segutn lo indicado. Generalmente, vera resultados u obtendra
beneficios del medicamento varios meses después. Se necesita todo ese tiempo para alcanzar la dosis
correcta de hidroxiurea. Es importante recordar que, para obtener buenos resultados, la hidroxiurea
debe tomarse todos los dias.



¢ES la hidroxiurea segura?

Al principio, la hidroxiurea se utilizaba para el tratamiento contra el cancer. Es un medicamento
fuerte. Sin embargo, la dosis de hidroxiurea que se suministra a los nifios que padecen de la en-
fermedad de células falciformes es mucho menor. No se observaron efectos secundarios graves en
nifios que padecen esta enfermedad. La dosis utilizada en el tratamiento de la enfermedad de células
falciformes no provoca los efectos secundarios comunes que se observan en el tratamiento contra

el cancer. No provoca pérdida del cabello, vomitos, debilidad ni pérdida de apetito. Muchos nifios
que sufren de la enfermedad de células falciformes han tomado hidroxiurea durante varios afios sin
ningun problema. La hidroxiurea es muy segura cuando es recetada por especialistas médicos con
experiencia en la atencidn de pacientes que padecen la enfermedad de células falciformes.

En los nifios que padecen la enfermedad de células falciformes, se tarda varios meses para alcanzar
la dosis completa de hidroxiurea. Cuando se alcanza la dosis completa, el medicamento debe reducir
levemente la cantidad de células sanguineas del cuerpo. Un tipo de célula sanguinea que se puede re-
ducir es un glébulo blanco llamado neutréfilo. Los neutréfilos ayudan a combatir las infecciones del
cuerpo. Por esta razon, es necesario realizar andlisis de sangre mensuales para controlar los recuen-
tos sanguineos. Si los glébulos blancos estin bajos, se disminuird la dosis de hidroxiurea.

No se conocen por completo los efectos secundarios provocados por la toma de hidroxiurea durante
un largo periodo de tiempo. En el pasado, era preocupante el posible riesgo de desarrollar cdncer
mientras se tomaba hidroxiurea. Sin embargo, no se descubri6é un mayor riesgo de cdncer en niflos y
adultos que padecen la enfermedad de células falciformes. Algunos de estos pacientes han recibido
tratamiento con hidroxiurea durante 15 afnos. Al parecer, el riesgo de cancer no es distinto para las
personas que padecen de la enfermedad de células falciformes y toman hidroxiurea, en comparacién
con aquellas que no toman dicho medicamento.



;Queé pruebas se realizan para controlar el
tratamiento con hidroxiurea?

Los pacientes que toman hidroxiurea generalmente se someten a exdmenes fisicos y controles de sus
recuentos sanguineos todos los meses. Si es necesario, se revisard a estos pacientes con mds fre-
cuencia. Si su hijo forma parte de un estudio de investigacion, es posible que deba someterse a mas
pruebas. Estas pruebas ayudan a determinar los riesgos y beneficios a largo plazo de la hidroxiurea
en personas que padecen la enfermedad de células falciformes. Las areas del cuerpo que se examinan
pueden incluir sangre, cerebro, riflones, corazén y otros 6rganos internos.

¢ Es la hidroxiurea el unico tratamiento contra la
enfermedad de células falciformes?

En este momento, la hidroxiurea es s6lo una (1) opcion de tratamiento. Otra opcién de tratamiento
son las transfusiones de gldbulos rojos. Las transfusiones se han utilizado durante varios afios para
tratar los ataques y problemas cerebrales en personas que padecen la enfermedad de células falci-
formes.

Otra opcidn de tratamiento es el trasplante de células madre (algunas veces llamado trasplante de
médula 6sea). Esta es la tinica cura para la enfermedad de células falciformes. Los trasplantes de
células madre reemplazan la médula 6sea del paciente por una médula 6sea normal. Esto hace que el
cuerpo produzca principalmente Hemoglobina A, en lugar de la Hb S anormal. Sin embargo, los tras-
plantes requieren un donante compatible y algunas veces pueden causar efectos secundarios graves,
que incluyen enfermedades graves ocasionales o la muerte.



¢ Gomo puedo obtener mas detalles sobre Ia
hidroxiurea?

El Departamento de Hematologia atiende a nifios que padecen la enfermedad de células falciformes
que toman hidroxiurea desde hace mas de 15 afios. Nuestros médicos y otros miembros del per-
sonal son expertos en esta drea. Deseamos que las familias y los pacientes analicen los diferentes
tratamientos y hagan preguntas.

Para obtener mds informacion, le pedimos que hable sobre el uso de la hidroxiurea con un miembro
del personal de St. Jude o con la enfermera encargada de su caso.
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