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De afkorting PBC staat sinds enkele jaren voor primaire biliaire cholangitis, in plaats van het
voormalige primaire biliaire cirrose. Deze naamswijziging is illustratief voor het aanbreken van
een nieuw tijdperk voor patiénten met PBC. In dit proefschrift, waarin de meeste studies zijn
verricht in een groot internationaal cohort, komt naar voren dat therapie met ursodeoxy-
cholzuur geassocieerd is met een verbeterde transplantatievrije overleving in alle patiéntgroe-
pen, onafhankelijk van ziektestadium en zelfs in geval van incomplete biochemische respons.
De number needed to treat om dood of levertransplantatie te voorkomen is over het alge-
meen zeer laag. Binnen een groot cohort dat werd behandeld met ursodeoxycholzuur was de
cumulatieve |0-jaarsincidentie van decompensatie laag. In patiénten met een incomplete bio-
chemische respons op deze eerstelijnstherapie zagen we dat zowel fenofibraten als bezafibra-
ten als add-on therapie over het algemeen leidden tot een succesvolle en vergelijkbare bio-
chemische verbetering. Ook obeticholzuur als add-on therapie leidde in een populatie met
suboptimale respons op ursodeoxycholzuur tot biochemische verbeteringen, geassocieerd
met een verbeterde prognose. We vonden verder dat bilirubine binnen de huidige grenzen
van normaal ook geassocieerd is met transplantatievrije overleving waarbij 0.6x de huidige
bovengrens van normaal de hoogste prognostische waarde bleek te hebben.
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