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La Hemoglobinuria Paroxística Nocturna (conocida como HPN) 
es una patología hematológica adquirida y no hereditaria, 
catalogada como una enfermedad ultra rara por su baja incidencia 
(1-10 casos por millón de habitantes).1,2,3

Se origina en la médula ósea debido a una mutación somática en 
las células madre encargadas de producir la sangre.3,4

Esta mutación impide la síntesis de las proteínas de anclaje GPI 
en la superficie de los glóbulos rojos, dejándolos desprovistos de 
reguladores clave. Sin estas proteínas reguladoras, el sistema
del complemento - un componente fundamental del sistema
inmunitario - se activa descontroladamente, provocando la 
destrucción de los glóbulos rojos dentro del torrente
sanguíneo (hemólisis intravascular).3,7

Debido a su complejidad y a que en ocasiones coexiste con otras 
insuficiencias medulares, su diagnóstico requiere una sospecha 
clínica.3,5

¿Qué es la HPN?

¿A quién afecta?
Esta patología no discrimina por sexo ni edad: afecta por igual a 
hombres y mujeres y puede manifestarse en cualquier etapa de la 
vida.2,4

Aunque suele diagnosticarse con mayor frecuencia en adultos de 
entre 30 y 40 años, también se identifican casos en pacientes 
pediátricos y adultos mayores.2,6

Además, guarda una estrecha relación con otras patologías 
de la médula ósea, como la aplasia medular y los síndromes 
mielodisplásicos.3,5



¿Cuáles son sus síntomas?
Toda la sintomatología procede de la hemólisis intravascular de las 
células sanguíneas.3,4

La manifestación clínica más prevalente es una fatiga crónica 
e incapacitante (astenia) y anemia, así como dificultad para 
respirar, disfunción eréctil, hemoglobina en orina (orina oscura, 
especialmente matutina), enfermedad renal e hipertensión.3,8

Las complicaciones más graves asociadas a la enfermedad son el 
riesgo de sufrir eventos trombóticos e insuficiencia renal.3,5,8

¿Cómo se diagnostica?

El abordaje diagnóstico está estandarizado y es de alta precisión 
una vez que existe la sospecha clínica por parte del hematólogo.3,5 

La prueba de referencia para la confirmación de la enfermedad es 
la citometría de flujo realizada en sangre.3,9

Se trata de un método cuantitativo, rápido y altamente sensible 
que analiza la presencia o ausencia de proteínas con anclaje GPI 
en la superficie de los hematíes y leucocitos, permitiendo determinar 
con exactitud el porcentaje de células afectadas (el clon HPN).3,9



El manejo de la HPN ha evolucionado en los últimos años gracias al 
desarrollo de tratamientos dirigidos.3,10

El tratamiento de referencia consiste en la inhibición dirigida del 
sistema del complemento, lo que bloquea la cascada y evita la 
destrucción de las células sanguíneas.3,7

Estas terapias logran detener la hemólisis, previenen los 
eventos trombóticos, preservan la función renal y reducen 
drásticamente o eliminan la necesidad de transfusiones 
sanguíneas.3,8,10

La evolución terapéutica ha supuesto un cambio decisivo en la 
supervivencia y en la mejora del día a día de las personas con HPN.8

Al lograr un control eficaz y continuado de la hemólisis, los 
tratamientos actuales minimizan el impacto de la enfermedad sobre el 
estado físico, laboral y emocional de los pacientes.3

Esto ayuda a recuperar una rutina diaria activa, continuar con 
proyectos profesionales y personales y mantener una calidad de 
vida comparable a la de la población general.3

Calidad de vida y HPN

¿Qué tratamientos existen?
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Esta es una publicación de carácter orientativo y divulgativo. Su contenido no sustituye el diagnóstico, consejo o 
tratamiento médico de un Profesional Sanitario. Ante cualquier duda, consulte a su especialista.

El valor del apoyo asociativo:
la asociación española de HPN
Frente a un diagnóstico de una patología ultra rara, el apoyo de las asociaciones 
es clave. En España, la Asociación de Hemoglobinuria Paroxística Nocturna 
(HPNE) ofrece orientación integral, acompañamiento y soporte a pacientes y 
familias. Esta organización desempeña una labor esencial en la divulgación de la 
patología, el asesoramiento social y la defensa de los derechos de los pacientes 
para asegurar un acceso equitativo a la innovación terapéutica.6
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