LA ENFERMEDAD DE CELULAS FALCIFORMES ﬁ

Hoja informativa

La enfermedad de células falciformes es un trastorno sanguineo hereditario que puede causar anemia, dolor
intenso, infecciones, dafio a los érganos y accidentes cerebrovasculares. Es una afeccién de por vida que afecta
principalmente a las poblaciones negras o afroamericanas y a las hispanas o latinas.
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¢Qué es la enfermedad de células falciformes?

Los gldbulos rojos sanos son flexibles y se desplazan por

los vasos sanguineos para transportar oxigeno a los tejidos.
La enfermedad de células falciformes (SCD, por sus siglas

en inglés) es causada por una mutacion genética que cambia
la forma de los glébulos rojos de redonda a en C, como una
herramienta agricola llamada segadera. Los glébulos rojos
falciformes son rigidos y adherentes; pueden atascarse en los
vasos sanguineos y obstruir el flujo de la sangre y asi impedir
que el oxigeno llegue a algunas partes del cuerpo.

Esta obstruccion puede causar dolor.

¢A quién afecta la enfermedad de células falciformes?

La enfermedad de células falciformes es el trastorno
sanguineo hereditario mas frecuente en los Estados Unidos.
Aproximadamente 1 de cada 400 personas negras

o afroamericanas y 1 de cada 16,000 personas hispanas

o latinas nacen con la SCD.

¢Cuales son los sintomas de esta enfermedad?

Los sintomas y las complicaciones de la SCD varian

en gravedad de una persona a otra y pueden cambiar
con el tiempo. Los primeros sintomas suelen desarrollarse
alrededor de los 5 meses y pueden incluir:

+  Hinchazoén dolorosa de .
manos y pies (dactilitis).

Color amarillento de la piel
o en las partes blancas

+  Fatiga o nerviosismo del ojo (ictericia).

por falta de oxigeno
en la sangre (anemia).

Los adultos y los nifios con SCD suelen sufrir crisis de dolor, que
son la causa mas frecuente de hospitalizacién. La enfermedad
de células falciformes aumenta el riesgo de sindrome toracico
agudo, infecciones, dafios en el corazdn, los rifiones y el bazo,
priapismo y accidentes cerebrovasculares.

¢Como se diagnostica la enfermedad de células falciformes?

Desde 2006, todos los estados de los EE. UU. exigen que se
realice una prueba de deteccion de SCD a los recién nacidos
mediante un andlisis de sangre. Los adultos pueden realizarse
pruebas para identificar el rasgo de células falciformes (SCT, por
sus siglas en inglés), que se presenta cuando una persona porta
el gen de la SCD. Su proveedor de atencién médica puede
calcular sus probabilidades de transmitir el gen a sus hijos.

¢Como se trata la enfermedad de células falciformes?

Los pacientes pueden utilizar analgésicos para controlar las crisis
de dolor. Las transfusiones de sangre (recibir sangre sana de

un donante) pueden ayudar a prevenir complicaciones o a tratar
la anemia grave. Cuatro medicamentos aprobados por la FDA
pueden ayudar a prevenir las complicaciones frecuentes de

la SCD en nifios y adultos:

+  Hidroxiurea +  Voxelotor

+  L-glutamina en polvooral -+  Crizanlizumab-tmca

En 2023, la FDA aprobd dos productos de terapia génica para
tratar la SCD en pacientes mayores de 12 afos, el lovotibeglogene
autotemcel y el exagamglogene autotemcel. Los pacientes que
reciban cualquiera de los productos de terapia génica para la SCD
participaran en un estudio a largo plazo para evaluar la inocuidad
y la eficacia de estos productos.

En la actualidad, la Unica cura para la SCD es un trasplante

de médula ésea o de células madre; sin embargo, se esta
investigando méas para determinar si la terapia génica puede
curar la SCD. Los pacientes mas jovenes con SCD grave pueden
recurrir a un trasplante, pero es costoso, requiere un donante
compatible y conlleva riesgos graves. Obtenga mas informacion
sobre estas terapias génicas aprobadas por la FDA para el
tratamiento de la enfermedad de células falciformes.

Hable con su proveedor de atencion médica para saber si alguno
de estos medicamentos o estas terapias es adecuado para usted
o su hijo.

La enfermedad de células falciformes y los estudios clinicos

La Administracion de Alimentos y Medicamentos de los Estados
Unidos (FDA, por sus siglas en inglés) fomenta la participacién
diversa en los estudios clinicos. Si cree que un estudio clinico
puede ser adecuado para usted, hable con su proveedor de
atencion médica. También puede buscar estudios clinicos

en su area en www.ClinicalTrials.gov.

Para obtener mas informacion sobre la equidad en la salud, visite
www.fda.gov/HealthEquity.

La FDA, una agencia del Departamento de Salud y Servicios Humanos de los Estados Unidos, protege la salud publica al garantizar la inocuidad, la eficacia y la seguridad de los medicamentos,

las vacunas y otros productos bioldgicos para uso humano y veterinario, asi como los dispositivos médicos. La agencia también es responsable de la inocuidad y la seguridad del suministro de alimentos,
los cosméticos, los suplementos nutricionales y los productos que emiten radiacion electronica de nuestro pais, asi como de regular los productos de tabaco.
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