Popularvetenskaplig rapport av forskningsbidrag F40-19
Langtidseffekter av bisfosfonatbehandling vid Osteogenesis imperfecta (Ol) -
tidigt insatt behandling.
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Bakgrund och syfte: Osteogenesis imperfecta (Ol) ar en sallsynt medfodd
kollagensjukdom som i sin svarare form innebar omfattande funktionsnedsattning
med skelettskorhet och upprepade benbrott ledande till skelettfelstallningar,
kortvuxenhet, muskelsvaghet och standig vark. Medicinering med Bisfosfonat (BP,
givet som intravends infusion) har visat positiva effekter pa barn med svar sjukdom
(pa smarta, bentathet och frakturfrekvens) men kunskaper om dess langtidseffekter
och hur lange man bor behandla saknas, speciellt vid tidigt insatt behandling. Det ar
viktigt att fortldpande folja upp alla behandlingseffekter inklusive observans pa
eventuella negativa effekter pa lang sikt. Vi publicerade 2007 en 4'2-arsuppfdljning
(3-6 ar) av de forsta 11 barnen med tidigt insatt behandling (11-13 manader, median
3,6 manaders alder).

Metod: Vi har fortsatt att félja dessa individer fram till 6verforing till vuxenvarden vid
18 ars alder avseende tillvaxt, rérelseférmaga, smarta, bentathet, kothdjd (paverkan
pa kotfrakturer/kotkompressioner), skelettomsattning (blodprover) och eventuell
paverkan pa tander och kakar. Jamforelser har gjorts med en egen historisk
kontrollgrupp av obehandlade barn (innan BP bérjade anvandas vid Ol) med samma
typ av Ol och tillvaxtkurvor for barn med obehandlad Ol.

Resultat: Barnen vaxer battre och fortsatter att vaxa langre upp i aldern an de
obehandlade, smartan minskar, forflyttningsférmagan forbattras, komprimerade kotor
tillvaxer och dar ar normalisering ar majlig fram till avslutad langdtillvaxt.
Benomsattningen minskar ofta till normala nivaer. Tre barn slutade behandlas efter 3-
5% ar p.g.a smartfrihet, normaliserad kothéjd och bentathet och hos dem planade
bentatheten och langdtillvaxten av, sa behandlingen aterinsattes. Hos dévriga fortsatte
behandlingen till avslutad langdtillvaxt eller till 18 ars alder. Vi har dessutom studerat
bisfosfonateffekten pa barnens téander och kékar. Resultaten visar férsenad
tandmognad och att barnen far sina tander senare.

Konklusion/betydelse: tidigt insatt bisfosfonatbehandling under barnens uppvaxt
har visat sig vara saker och har revolutionerande positiv effekt pa barnens totala
halsotillstand och utan patagliga negativa effekter. Rutinen ar nu att behandling
fortsatter att ges till avslutad langdtillvaxt.



Spridning av resultaten:

Vi planerar att och rapportera resultaten pa internationell Olkonferens/méte samt publicera
resultaten i en internationell vetenskaplig tidskrift. Sunnerdahls Handikappfond kommer da
att omnamnas i Acknowledgement.



