Alpelisib a lymfatické malformace

Alpelisib je cileny inhibitor PI3Ka. U lymfatickych malformaci dava nejvétsi smysl tehdy, kdyz
je prokazana aktivaéni somatickd mutace PIK3CA nebo kdyzZ klinicky obraz odpovida spektru
PIK3CA-related overgrowth spectrum, tedy PROS. Nejde tedy o univerzalni Iék na
ylymfangiomy“, ale o molekularné cilenou lé¢bu pro vybranou biologickou podskupinu
pacientd. EMA 22. 5. 2026 uvedla, Ze CHMP doporudil podminénou registraci Vijoice pro
dospélé a détiod 2 let se zdvaznym nebo Zivot ohroZujicim PROS. (European Medicines Agency

(EMA))

Lék Ize racionalné zvazovat hlavné v situacich, kdy je lymfaticka malformace rozsahla, difuzni,
recidivujici, neresekabilni, deformuijici, funkéné limitujici nebo ohrozujici Zivot — napftiklad pfi
cervikofacidlnich lymfatickych malformacich s rizikem obstrukce dychacich cest, dysfagie,
bolesti, krvaceni, infekci, chyléznich komplikaci nebo opakovanych invazivnich vykonu. U
pacientl s PIK3CA-related malformacemi hlavy a krku byla popsana redukce velikosti 1ézi,
zlepseni funkce a zmirnéni lokoregiondlniho prerdstani. (gimjournal.org)

Zkusit jej |ze zvlasté tam, kde uz selhdva nebo nestacdi standardni postup: sledovani, komprese,
analgeticka |écba, antibioticka lé¢ba infekénich komplikaci, chirurgie, sklerotizace, embolizace
nebo sirolimus. Prakticky nejvétsi kandidati jsou pacienti s kombinovanymi kapilarné-zilné-
lymfatickymi malformacemi, CLOVES fenotypem, Klippel-Trenaunay-like fenotypem,
megalencefalii-kapildrni malformaci, segmentdlnim overgrowth, bolestivym preristanim
tkdni nebo komplexnimi lymfatickymi komplikacemi. Pfinos ale neni jisty a dlouhodoba data
jsou stale omezena. (PMC)

Pred lécbou je klicové pokusit se prokazat PIK3CA mutaci z postizené tkané. Krev muze byt
negativni, protoze jde ¢asto o mozaicismus, tedy mutaci pfitomnou jen v ¢asti tkani. Idealni je
hluboké sekvenovani materidlu z malformace nebo prerostlé tkané s citlivosti na nizkou
alelickou frakci. Negativni krevni genetika proto PROS nevylucuje.

Dostupnost: v USA je Vijoice schvalen FDA od roku 2022 pro dospélé a déti od 2 let se
zavaznymi projevy PROS vyZadujicimi systémovou lécbu. (PMC) V Evropské unii je k 23. 5. 2026
stav Cerstvy: CHMP vydal pozitivni doporuéeni k podminéné registraci, EMA uvadi |ékové
formy 50 mg, 125 mg a 200 mg tablety a 50 mg granule; praktickd dostupnost v jednotlivych
statech EU bude zdaviset na finalnim rozhodnuti Evropské komise, uvedeni na trh, cené a
Uhradé. (European Medicines Agency (EMA)) V EU je jiz dostupny alpelisib jako Pigray pro
onkologickou indikaci karcinomu prsu, ale to neni totéz jako schvélena indikace PROS/Vijoice.
(European Medicines Agency (EMA))

Hlavni rizika jsou hyperglykemie, vyrazka, stomatitida, prdjem, nauzea, Unava, infekce a jaterni
laboratorni odchylky. U déti je navic nutné sledovat rlst, pubertu, vyZivu, metabolismus
glukdzy, kozni toxicitu a dlouhodobou bezpecnost. (FDA Access Data)

Shrnuti: alpelisib je velmi vyznamny posun pro tézké PIK3CA-pozitivni lymfatické malformace
a PROS, zejména u pacientd, u nichz anatomicka Iécba nestaci. U , lymfatickych katastrof” je
nové zdsadni neptat se jen, co sklerotizovat nebo resekovat, ale také jakd mutace danou
malformaci fidi.
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