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Caso clínico

Púrpura trombótica trombocitopénica 
inmune pediátrica: un reto diagnóstico 
y terapéutico
Dra. Sara Izquierdo Sebastiá
Hematología Infantil. Hospital Universitario y Politécnico La Fe. 
Valencia.
Dra. Inés Gómez Seguí
Unidad de Aféresis. Hospital Universitario y Politécnico La Fe. 
Valencia.

Introducción
La púrpura trombótica trombocitopénica (PTT) inmune es una enfermedad rara, con una inciden-
cia estimada en España de 2,67 casos por millón de habitantes y año.

El debut en la edad pediátrica es completamente atípico: <5% se presenta en menores de 18 años 
(Figura 1).

Existe una dificultad diagnóstica inicial, mayor incluso que en la edad adulta, con una demora de 
cuatro días hasta el inicio del recambio plasmático.

Es frecuente la fiebre (40%) y las alteraciones neurológicas (55%); y es rara la afectación renal o 
cardiaca.

El diagnóstico diferencial es: púrpura trombocitopénica idiopática, síndrome de Evans, síndrome 
hemolítico urémico.

Se asocia en un alto porcentaje con lupus eritematoso sistémico.

El manejo terapéutico es similar al del adulto, pero existe escasa experiencia con algunos fárma-
cos en pediatría (caplacizumab o incluso rituximab* y otros inmunosupresores).

* Rituximab no tiene indicación para el tratamiento de púrpura trombocitopénica trombótica adquirida.
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Presentación clínica 

Se trata de una adolescente, mujer, de 12 años, 
con:

 �Petequias generalizadas (tórax, axilas, espalda), sin 
sangrado activo mucoso.

 Astenia de 2-3 semanas de evolución.

 Orinas más oscuras en las últimas horas. 

Antecedentes de interés:

 �No tiene enfermedades crónicas relevantes, salvo 
intolerancia alimentaria al gluten. 

 No hay medicación habitual.

 �No tiene antecedentes familiares de enfermedades 
hematológicas o de origen autoinmune.

 �Cuadro de faringoamigdalitis una semana antes de 
la consulta.

Exploración física:

  �Temperatura: 37 °C; tensión arterial: 112/73 mmHg. 

 �Saturación de oxígeno: 100%; frecuencia cardiaca: 
80 lpm.

 Ictericia conjuntival.

 �Petequias generalizadas (tórax, axilas, espalda), 
aisladas en miembros. 

 No hay sangrado. 

 Soplo sistólico 1-2/6.

 Glasgow: 15. 

 No hay signos de focalidad neurológica.

Datos de laboratorio:

 Urea: 18 mg/dL; creatinina: 0,43 mg/dL.

 �Bilirrubina total: 3,41mg/dL; bilirrubina indirecta: 
2,99 mg/dL.

  �Transaminasa glutámico oxalacética: 25 UI/L; 
transaminasa glutámico pirúvica: 13 UI/L; lacta-
to-deshidrogenasa: 620 U/L. 

 Proteína C-reactiva: 29 mg/L; haptoglobina: 8 mg/dL.

 �Hemoglobina: 10,8 g/dL; volumen corpuscular 
medio: 85 fL; reticulocitos: 1,35%.

Figura 1. �Distribución acorde a la edad de los casos con PTT en el registro francés. Los casos 
en menores de 18 años suponen <5%.

Tomada de: Joseph A, 2023.
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 Leucocitos: 11,06 x 103/µL; plaquetas 25 x 103/ µL.

 �Cociente internacional normalizado: tiempo de pro-
trombina 1,03.

• Morfología sangre periférica: anisocitosis eri-
trocitaria con 2,7% de esquistocitos, trombope-
nia confirmada. Serie blanca normal.

• Se detecta gripe B.

• Ingresó con posible diagnóstico de púrpura
trombocitopénica idiopática, pero algunos da-
tos hacen sospechar PTT inmune (Figura 2).

Figura 2. Presentación clínica del caso.

PLASMIC score (puntuación) Puntuación Caso

Plaquetas <30 x 103/µL No 0      Sí +1 1

Hemólisis (cualquiera)
Reticulocitos >2,5%
Bilirrubina indirecta >2 mg/dL
Haptoglobina indetectable

No 0      Sí +1 1

Cáncer activo/tratamiento en el año 
previo

No +1      Sí  0 1

Historia de trasplante de órgano sólido 
o de médula ósea

No +1      Sí  0 1

VCM <90 fL No 0      Sí +1 1

INR <1,5 No 0      Sí +1 1

Creatinina <2 mg/dL No 0      Sí +1 1

Clasificación de probabilidad 
Baja 0-4
Intermedia 5
Alta 6-7

ADAMTS13 actividad:   <0,5% (40-130)
ADAMTS13 inhibidores:  4,6 UB (<0,4)

Puntuación: 7
Alta sospecha de 
PTT

Total  7
Demora de 36 horas en iniciar tratamiento con recambios plasmáticos terapéuticos y esteroides. 

No se utilizó caplacizumab ni rituximab inicialmente por la edad. 

INR: cociente internacional normalizado (international normalised ratio); PTT: púrpura trombocitopénica trombótica; 
VCM: volumen corpuscular medio.

19/02/23
Hb 10,4
Plaq 13
Bili 3,44
A13 <0,5
Inhib 4,6

22/02/23
Hb 9,3
Plaq 246
Bili 0,68
A13 0,6
Inhib 1,9

27/02/23
Hb 11,6
Plaq 429
Bili 0,46
A13 <0,5
Inhib 40
LB 262/µL

05/09/23
Hb 13,1
Plaq 416
Bili 0,49
A13 98%
Inhib <0,4
LB 1/µL

27/02/24
Hb 14
Plaq 400
Bili 0,4
A13 113%
Inhib <0,4
LB 2.183/µL

15/03/23
Hb 12,4
Plaq 346
Bili 0,4
A13 <0,5
Inhib 17,4
LB 0/µL

12/05/23
Hb 13
Plaq 390
Bili 0,18
A13 63,9%
Inhib <0,4

30/03/23
Hb 13,3
Plaq 455
Bili 0,29
A13 2,4%
Inhib 2,2

18/04/23
Hb 13,8
Plaq 434
Bili 0,16
A13 44,1%
Inhib <0,4

Metilprednisolona 1 g i.v. x 3 días
Recambio plasmático x 3 días 

3 4 1 año

Prednisona 2 mg/kg àà Descenso progresivo

Caplacizumab 10 mg s.c./día

1 7 meses18 25 32 39

Rituximab 375 mg/m2 i.v.
x 4 dosis semanales

9 60 3 meses

Figura 3. Presentación clínica: manejo.

A13: ADAMTS13; Bili: bilirrubina; Hb: hemoglobina; i.v.: intravenoso; Inhib: inhibidores; LB: linfocitos B; Pla: plaquetas; 
s.c.: subcutáneo.
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Evolución a corto plazo

Alcanzó la respuesta clínica muy rápido (cuatro días 
con tres recambios plasmáticos terapéuticos), pero 
continuaba con ADAMTS13 baja y se observó un au-
mento del título del inhibidor. Se añadió caplacizumab 
para prevenir la exacerbación. Se añadió rituximab* 
para erradicar el inhibidor (Figura 3).

Tardó dos meses en alcanzar la remisión completa de 
ADAMTS13 (Figura 3).

Reacciones adversas a medicamentos leves y 
autolimitadas: 

 Aumento de peso, acné (esteroides).

  �Hipogammaglobulinemia (inmunoglobulina M) con 
proceso catarral leve (rituximab*).

 Epistaxis leve (caplacizumab).

Evolución a largo plazo

No se han objetivado secuelas: resonancia magnética 
nuclear cerebral 1,5 meses tras el debut normal. 

Está asintomática, ha retomado su vida normal a todos 
los niveles.

Hasta el momento, no se han detectado datos analíti-
cos ni clínicos compatibles con autoinmunidad.

Mantiene la remisión de ADAMTS13 completa, incluso 
tras recuperar la aplasia de linfocitos B.

Discusión

Incluso en un centro entrenado, se tardó 1,5 días en ini-
ciar el tratamiento adecuado por dudas diagnósticas. 
Afortunadamente, no hubo complicaciones derivadas 
de ello, pero incluso en la infancia, la mortalidad del epi-
sodio inicial no es despreciable (6%).

En este caso, se optó por un abordaje terapéutico esca-
lonado, acorde a la agresividad biológica detectada.

Hemos constatado una buena tolerancia a caplacizu-
mab y a rituximab*.

Principales conclusiones y 
aprendizajes

Es importante trabajar en la detección rápida del diag-
nóstico de sospecha de PTT, especialmente en cuadros 
de presentación atípica, como es el paciente pediátrico.

El uso de caplacizumab previene las exacerbaciones, 
algo especialmente importante en casos donde es ne-
cesaria la inmunosupresión adicional para controlar la 
autoinmunidad. Rituximab* previene las recaídas al 
conseguir la remisión de ADAMTS13 a largo plazo.

El balance riesgo/beneficio de nuevas drogas como ca-
placizumab y rituximab* es positivo también en el pa-
ciente pediátrico.

* Rituximab no tiene indicación para el tratamiento de púrpura trombocitopénica trombótica adquirida.
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CONSULTE LA FICHA TÉCNICA COMPLETA ANTES DE PRESCRIBIR ESTE MEDICAMENTO

PRESENTACIÓN, PRECIO Y CONDICIONES DE PRESCRIPCIÓN Y DISPENSACIÓN: Cablivi 10 mg 
polvo y disolvente para solución inyectable – Envase individual que contiene 1 vial con polvo, 1 
jeringa precargada con disolvente y pack de administración (CN 723568.2): PVP notificado: 
4.515,37 €, PVP IVA notificado: 4.695,98 €. Medicamento sujeto a prescripción médica. Finan-
ciado por el SNS. Uso hospitalario. Puede acceder a información detallada y actualizada sobre 
este medicamento escaneando con su teléfono móvil (smartphone) el código QR

Cablivi está financiado para el tratamiento de adultos y adolescentes a partir de 12 años que pesan al menos 40 kg y que presentan 
un episodio de PTTa junto con intercambio plasmático e inmunosupresión que tienen una respuesta insuficiente a la terapia habitual 
o que sufren recurrencias.

Consulta toda la información sobre la seguridad del producto en la Ficha Técnica disponible en el código QR.

Ver ficha técnica Cablivi 

https://cima.aemps.es/cima/publico/detalle.html?nregistro=1181305001
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