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Introducción: La hemoglobinuria paroxística nocturna (HPN) es una enfermedad rara y grave caracteriza-
da por hemólisis intravascular mediada por complemento, trombosis e insuficiencia medular, con grados 
variables de insuficiencia renal e hipertensión pulmonar. El tratamiento con eculizumab controla la hemóli-
sis y disminuye la incidencia de trombosis, consiguiendo una supervivencia similar a la población general. 
La aprobación del eculizumab para el tratamiento de la HPN llevó consigo la creación de un registro 
internacional de pacientes para recoger datos clínicos, de seguridad y de calidad de vida de los pacientes. 

Métodos: El Registro de HPN es un estudio observacional en el se incluyen pacientes con todos los sub-
tipos de HPN, estén o no en tratamiento con eculizumab. Cada 6 meses se recoge información de datos 
clínicos, diagnósticos, tratamiento y complicaciones, que sirven para caracterizar la progresión de la HPN 
así como evaluar los datos específicos de seguridad del eculizumab. En el PNH Registry hay actualmente 
915 pacientes. 

Resultados: En abril de 2010 se activó el primer centro en España, existiendo en la actualidad 24 
hospitales activados y 17 hospitales en trámites de activación. Hasta mayo de 2011 se han incluido 83 
pacientes. Presentamos los datos de 72 pacientes incluidos a fecha de 30 de abril 2011 en España. La me-
diana de edad de los pacientes al diagnóstico fue de 36 años y de 48 a la inclusión en el Registro, siendo 
varones el 59%. Respecto al tipo de HPN, 34 casos corresponden a HPN clásica, 28 son HPN asociada 
a Aplasia Medular (AM) y 8 pacientes son HPN subclínica: 3 asociados a síndrome mielodisplásico, 4 a 
aplasia medular y 1 a mielofibrosis. Analizados los datos entre los pacientes con HPN clásica respecto 
a HPN asociada a AM, no encontramos diferencias significativas en cuanto al % de clona >50% (64 vs 
53% de los pacientes), mediana de niveles de LDH (437 vs 446 U7L), incidencia de trombosis (29 vs 
25%) ni disfunción renal (29 vs 25%). La presencia de disfagia, disnea, fatiga y disfunción eréctil fue 
similar en ambos grupos. La edad al diagnóstico fue superior en el grupo de HPN asociada a AM (45 
vs 34 años), mientras que la presencia de hemoglobinuria y dolor abdominal fue mayor en el grupo de 
HPN clásica. El porcentaje de pacientes que precisaron trasfusiones en los 6 meses previos fue mayor en 
el grupo de AM (50 vs 11%). Respecto al tratamiento, 17 pacientes reciben tratamiento con eculizumab 
(32% HPN clásica y 21% AM); 22 tratamiento anticoagulante (38% vs 32%) y 22 han recibido trata-
miento inmunosupresor (26 vs 46%).

Conclusiones: Aunque los datos corresponden a una serie pequeña de pacientes, no existen diferencias 
significativas entre el comportamiento clínico de la HPN clásica y la HPN asociada a aplasia medular con 
hemólisis. Dada la extremada rareza y la gravedad de la enfermedad, la participación en el Registro de HPN 
es primordial ya que nos aportará conocimientos acerca de la historia natural de la enfermedad, la eficacia 
de fármacos y las complicaciones, que de otra manera serían imposibles de obtener.


