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I progressi nel trattamento dell’emofilia 
A congenita hanno portato a migliora-
menti significativi in termini di qualità di 
vita dei pazienti, tali da garantire un’a-
spettativa di vita paragonabile a quella 
di un soggetto maschio non emofilico. 
Tra i notevoli miglioramenti ottenuti,  
la disponibilità di fattori ad emivita  
prolungata ha inciso profondamente 
sulla storia naturale della patologia 
modificandone verosimilmente anche il 
possibile futuro. 

Negli ultimi anni, grazie a tali fattori è 
stato possibile osservare un significati-
vo miglioramento degli outcome clinici. 
Il miglior profilo farmacocinetico offre 
al paziente la possibilità di sottoporsi 
ad un minor numero di infusioni setti-
manali garantendo allo stesso tempo 
efficacia e sicurezza nei confronti di 
episodi emorragici. Queste peculiarità 
incidono sull’aderenza alla terapia mi-

gliorando radicalmente la vita del pa-
ziente.

Nel trattamento dell’emofilia A congeni-
ta è necessaria una ottimizzazione del-
le terapie farmacologiche. L’opportunità 
rappresentata dai fattori ad emivita pro-
lungata, ci permette di ricorrere ad un 
approccio “globale” al paziente inteso 
come, non solo “diagnosi e trattamen-
to” ma anche conquista di obiettivi oggi 
raggiungibili, quali una migliore qualità 
della vita del paziente e il suo benesse-
re psico fisico. 

Pertanto, l’integrazione delle diverse 
professionalità è la chiave di volta per 
migliorare la qualità dell’assistenza 
sanitaria e, allo stesso tempo, i livelli 
di vita e i bisogni dei pazienti emofilici 
attraverso la chiarezza, la condivisione 
degli obiettivi e la collaborazione di tut-
te le competenze in gioco.

In tal senso, il ruolo del farmacista ospe-
daliero rappresenta il raccordo tra le 
diverse figure specializzate e coinvolte 
nella gestione del paziente emofilico. 
La sua figura, in continua evoluzione, è 

caratterizzata da un costante dialogo 
con il clinico, il paziente e la direzio-
ne strategica e tale peculiarità risulta 
essere un’opportunità essenziale per 
assicurare a tutti i pazienti un corretto 
accesso alle cure.

L’emergenza sanitaria che attualmente 
viviamo ha evidenziato in modo chiaro 
la necessità di potenziare costante-
mente le forze nel Sistema Salute. Ri-
sulta fondamentale, dunque, orientarsi 
concretamente nella sfera delle malat-
tie rare, e quindi anche dell’emofilia A 
congenita, valorizzando e fortificando 
la connessione tra le diverse figure che 
ruotano intorno al cittadino – paziente.

Questa pubblicazione si propone di 
mettere a disposizione dati rappresen-
tativi della realtà quotidiana vissuta dal 
paziente emofilico e informazioni scien-
tificamente valide che offrono al lettore 
nuovi obiettivi e percorsi volti ad una mi-
gliore gestione del paziente con emofi-
lia A congenita.

PREFAZIONE
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La recente disponibilità di terapie farma-
cologiche extended half life (EHL) per il  
trattamento dell’emofilia A congenita, 
che contemplano un’emivita prolunga-
ta fino a 1,4 - 1,5 volte rispetto alle te-
rapie ad emivita standard, ha cambiato 
lo scenario sia di chi cura che di chi vie-
ne curato per questa patologia.

L’emofilia A congenita è una malattia a 
trasmissione genica, associata ad una 
coagulazione insufficiente del sangue 
che espone chi ne è affetto al rischio di 
sanguinamenti incontrollati, soprattutto 
a livello articolare e muscolare, con con-
seguente tumefazione, dolore ed impo-
tenza funzionale.

Il deficit della coagulazione è provocato 
dalla carenza del Fattore VIII della coa-
gulazione, target della terapia farmaco-
logica attuale.

Il trattamento dell’emofilia A congenita 
consiste nell’infusione per via endove-
nosa del Fattore VIII mancante e può av-
venire al bisogno (on demand), quando 
il paziente presenta un sanguinamento, 
oppure secondo un regime di profilassi 

volto a prevenire l’insorgenza di emor-
ragie e di conseguenza le complicanze 
tipiche della malattia. 

Nel paziente con la forma grave, la pro-
filassi è considerata il gold standard con 
l’obiettivo di azzerare i sanguinamenti e 
preservare le articolazioni, permettendo 
al paziente uno stile di vita normale.

Il trattamento convenzionale dell’emo-
filia A congenita, basato sull’utilizzo di 
farmaci contenenti il Fattore VIII a emi-
vita standard, prevede una frequenza 
di somministrazioni di almeno 3 infu-
sioni a settimana, modalità che inficia 
molto la qualità di vita del paziente e  
conseguentemente la sua aderenza alla 
terapia.

L’ingresso delle terapie EHL nel pano-
rama terapeutico, la cui scelta deve 
essere lasciata al clinico, basandosi 
su criteri di efficacia e sicurezza, ha 
consentito un cambio di prospettiva 
della cura dei pazienti con emofilia A 
congenita. 

Il loro migliore profilo farmacocine-

tico, infatti, consente di eseguire un 
minor numero di infusioni settimana-
li, migliorando significativamente la 
qualità di vita dei pazienti e l’aderen-
za terapeutica garantendo, allo stesso 
tempo, maggiore o uguale efficacia 
nella profilassi degli eventi emorragi-
ci.  

L’utilizzo delle EHL per la cura dell’e-
mofilia A congenita, quando integrato 
correttamente nel patient journey del 
paziente, si traduce in un beneficio 
ad ampio raggio, per i pazienti, per i 
caregiver, e per tutti gli operatori sa-
nitari che ne hanno la presa in carico 
(infermieri, medici e farmacisti ospeda-
lieri), garantendone così una migliore 
sostenibilità per il Sistema Sanitario 
Regionale e Nazionale.

In quest’ottica la figura del farmacista 
ospedaliero risulta centrale per la ge-
stione del paziente. La comunicazione 
tra clinico e farmacista ospedaliero, in-
fatti, è essenziale al fine di identificare la 
strategia più opportuna che garantisca il 
miglior approccio terapeutico. 

ABSTRACT
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L’emofilia A congenita è un disturbo ere-
ditario della coagulazione del sangue, 
legato al cromosoma X e alla carenza 
del fattore VIII, caratterizzato da un’alte-
razione del processo della coagulazio-
ne che espone chi ne è affetto al rischio 
di sanguinamenti incontrollati1.

I sanguinamenti si protraggono per un 
lungo periodo di tempo e gli episodi 
emorragici ripetuti possono causare 
una compromissione significativa, so-
prattutto a livello articolare e muscolare. 
Le articolazioni, in particolare, rappre-
sentano una sede elettiva delle emorra-
gie (emartri) nel paziente emofilico2.

Secondo il Rapporto ISTISAN 20/14 3, 
dal punto di vista epidemiologico, in Ita-
lia, i pazienti con emofilia A sono 4.109, 
di questi il 43,8% è rappresentato da 
individui con forma A grave (N=1.801),  
il 13,6% con la forma A moderata (N=558) 

e il 42,6% con la forma A lieve (N=1.750). 
I pazienti affetti da emofilia A grave so-
litamente vengono diagnosticati entro il 
primo anno di vita.

La gravità dell’emofilia A congenita è 
determinata dal grado di carenza del 
fattore VIII: minori quantità di fattore 
circolante correlano con una maggiore 
gravità degli eventi. Più grave è il deficit 
di fattore VIII, più grave è la tendenza 
emorragica del paziente e generalmen-
te tali valori sono determinati dal tipo di 
mutazione genetica ereditata. 

Si possono classificare tre forme della 
patologia, lieve, moderata e grave a se-
conda della gravità emorragica4.

L’emofilia compromette la capacità di 
coagulazione del sangue, processo  
necessario per fermare l’emorragia.

Nei pazienti con emofilia A grave, oltre il 
90% dei sanguinamenti si verifica a ca-
rico delle articolazioni, soprattutto cavi-
glie, ginocchia e gomiti, e si manifestano 
con tumefazione, dolore ed impotenza 
funzionale5. 

Nella vita del paziente emofilico è spes-
so presente il dolore, presente come 
una costante indeterminata. Quando ha 
luogo il sanguinamento interarticolare si 
manifesta con dolore acuto. Con il pro-
gredire dell’artropotia emofilica il dolore 
diventa cronico. 

Complessivamente il peso della malat-
tia contempla diverse componenti, fisi-
che, psico-sociali ed economiche, che  
incidono a carico del paziente, dei  
caregiver e del sistema sociosanitario  
(Figura 1, Figura 2).

EMOFILIA A CONGENITA: CENNI CLINICI

FIGURA 1 • IL PESO DELLA MALATTIA

ASPETTI FISICI
Sanguinamenti frequenti,
dolore, rigidità agli arti2

ASPETTI EMOTIVI
ADULTI: depressione
senso di isolamento6 

ADOLESCENTI: frustrazione, rabbia, 
senso di isolamento vs i coetanei7

ASPETTI SOCIALI
1 su 2 sceglie attività sportive
o ricreative a rischio emorragico intermedio*8

ASPETTI EMOTIVI
Senso di impotenza ansia e atteggiamento  
di protezione per il figlio (malato)9

ASPETTI SOCIALI
Peggioramento della qualità della vita 
e delle relazioni interpersonali,  minor 
tempo per se stessi9

PAZIENTI CAREGIVER
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FIGURA 2 • ASPETTI FINANZIARI

Il trattamento del paziente emofilico si 
fonda sull’infusione per via endovenosa 
del fattore della coagulazione carente 
(terapia sostitutiva), generalmente prati-
cata dallo stesso paziente (autoinfusio-
ne) o dai suoi familiari in regime di tratta-
mento domiciliare12.

L’infusione del Fattore VIII può avveni-
re al bisogno (on demand), quando il 
paziente presenta un sanguinamento, 
oppure secondo un regime di profilassi 
volto a prevenire l’insorgenza di emor-
ragie e di conseguenza le complicanze 
tipiche della malattia. 

Si possono considerare diversi regimi  
di profilassi: la profilassi primaria, iniziata 
dopo il primo emartro e comunque en-
tro i due anni di vita; la profilassi secon-
daria, iniziata dopo il primo emartro ma 
anche dopo i due anni di vita e infine 
la profilassi terziaria che si applica agli 
adulti e agli anziani.

Gli studi clinici randomizzati e di Real 
World hanno dimostrato che la profilas-
si previene il sanguinamento articolare 
ed il deterioramento dello stato artico-
lare13,14.

Nel paziente con la forma grave, la pro-
filassi è considerata il gold standard con 
l’obiettivo di azzerare i sanguinamenti e 
preservare le articolazioni, permettendo 
al paziente uno stile di vita normale15. 

Con l’utilizzo di prodotti a vita media 
standard, la profilassi è stata utilizzata 
per decenni come gold standard di trat-
tamento dell’emofilia A; tuttavia, è solo 
negli ultimi 10 anni che sono stati pubbli-
cati dati solidi a sostegno dell’uso della 
profilassi come terapia preventiva che 
determina risultati significativamente mi-
gliori rispetto al trattamento on demand.

Oggi, si propone che la profilassi pos-
sa essere più efficace se si utilizzano 
una dose ed un intervallo di dosag-

gio personalizzati, a seconda dell’o-
biettivo clinico del trattamento, del 
fenotipo emorragico, delle attività  
quotidiane del paziente e della possibi-
lità di accesso venoso.

Il regime di profilassi vs quello on-de-
mand comporta ulteriori vantaggi quali 
la ridotta ospedalizzazione, il ridotto as-
senteismo da scuola e lavoro, maggiore 
partecipazione alle attività sociali e, nel 
complesso, una migliore qualità della 
vita16,17.

Lo sviluppo di inibitori contro il FVIII co-
stituisce la più seria complicanza della 
terapia dell’emofilia. La loro presenza 
rende parzialmente o del tutto ineffica-
ce la somministrazione dei concentrati 
di FVIII che rappresentano il cardine per 
la cura degli eventi emorragici. 

L’incidenza cumulativa dello sviluppo di 
inibitori è stimata attorno al 33% per l’e-
mofilia A18.

TERAPIA E PROFILASSI FARMACOLOGICA 
NELLA CURA DELL’EMOFILIA A CONGENITA

Giorni di ridotta 
produttività all’anno10

PAZIENTI CAREGIVER

20,2

Giorni di assenteismo 
all’anno25,7

Giorni lavorativi persi 
in un anno118

Giorni spesi nell’assistenza 
ogni mese112
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In regime di profilassi il trattamento con-
venzionale dell’emofilia A congenita, 
basato sull’utilizzo di farmaci contenenti 
il Fattore VIII a emivita standard, preve-
de un’elevata frequenza di somministra-
zioni settimanali, a giorni alterni, e l’utiliz-
zo di accessi venosi centrali19, di difficile 
gestione in ambito domiciliare. Tutto ciò 
compromette la qualità di vita dei pa-
zienti, l’aderenza alla terapia e quindi i 
risultati attesi dalla profilassi (Figura 3)20.

L’utilizzo di nuove tecnologie ha per-
messo di ottenere un aumento della vita 
media delle molecole, portando alla sin-
tesi di fattori sostitutivi EHL. 

Per aumentare l’emivita plasmatica dei 
farmaci attualmente disponibili, sono 
state utilizzate due tecnologie in parti-
colare: la tecnologia Fc-fusion e la PEGi-
lazione, che è la coniugazione della pro-
teina FVIII con polietilenglicole (PEG)21.

Grazie al miglior profilo farmacocinetico, 
tali fattori sostitutivi, EHL, permettono 
di eseguire un minor numero di infu-
sioni settimanali, senza l’utilizzo di un 
accesso venoso centrale22, garanten-
do, a fronte di una migliore aderenza 
al trattamento23, efficacia e sicurezza 
nella prevenzione di eventi emorragici 
(Figura 4).

TERAPIE EXTENDED HALF LIFE: CAMBIO DI PROSPETTIVE 
DI CURA PER I PAZIENTI CON EMOFILIA A CONGENITA

FIGURA 4 • rFVIII AD EMIVITA STANDARD VS rFVIII AD EMIVITA PROLUNGATA

VS

14-19h
rFVIII AD EMIVITA PROLUNGATA21

8-12h
rFVIII AD EMIVITA STANDARD19

✔ �Infusioni a giorni alterni

✔ Accessi venosi centrali19

✔ �Aderenza al trattamento non ottimale19

✔ �Infusioni dispendiose in termini di tempo19

✔ Ridotto numero di infusioni settimanali12

✔ Ridotto fabbisogno di accessi venosi22

✔ Migliore aderenza al trattamento23

✔ Livelli through elevati24

FIGURA 3 • CARENZE PROFILASSI CON TERAPIE AD EMIVITA STANDARD20

ACCESSO VENOSO STABILE
Un catetere venoso centrale, spesso necessario per somministrare la profilassi nei giovani pazienti, è soggetto a infezioni 
e trombosi (si verificano in 1/5 dei casi con conseguente scarsa compliance) 

FATTORI AD EMIVITA STANDARD
Necessità di 3-4 somministrazioni settimanali del fattore carente per via endovenosa

ADOLESCENZA (OSTACOLI AFFRONTATI) 
Durante il passaggio all’adolescenza c’è un rischio maggiore di non adesione alla profilassi con conseguente elevato  
rischio di sanguinamento (vale anche per terapie EHL)

OSTACOLI AFFRONTATI QUOTIDIANAMENTE PAZIENTI
Educazione all’autoinfusione; apprendimento di complesse procedure di autogestione (gestione del sanguinamento, 
comunicazione con chi fornisce assistenza sanitaria), capacità di gestione (ottimizzazione dell’uso di moderni strumenti di 
comunicazione es. promemoria digitale). Vale anche per EHL, terapie non sostitutive

FORMAZIONE DI INIBITORI
Lo sviluppo di inibitori durante i primi 50 giorni di esposizione al Fattore VIII in pazienti precedentemente non trattati è la 
più comune e grave complicanza nei pazienti con emofilia A che ricevono profilassi con prodotti ad emivita standard

OSTACOLI AL TRATTAMENTO DEI PAZIENTI CHE SVILUPPANO INIBITORI 
Immune Tolerance Induction (ITI), gold standard per eliminare la presenza degli inibitori, ha successo in circa i 2/3 dei casi, 
richiede tempo, è costoso ed è associato ad episodi emorragici che possono essere trattati con agenti bypassanti. Agenti 
bypassanti, la cui efficacia è minore rispetto al FVIII, presentano un’elevata variabilità di risposta interindividuale e non sono 
disponibili metodi di laboratorio validati per monitorare la loro efficacia e sicurezza.
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Il fattore sostitutivo EHL permette inoltre 
livelli di through (livelli ematici di farma-
co appena prima di una nuova infusio-
ne) più elevati di quelli osservati con 
farmaci ad emivita standard, consenten-
do quindi una maggiore protezione dai 
sanguinamenti (meno episodi di sangui-
namento), una frequenza di infusione 
ridotta (per migliorare l’aderenza dei pa-
zienti al trattamento ed evitare/ridurre la 
necessità di cateteri venosi centrali nei 
bambini), e un consumo totale di FVIII 
inferiore a quello osservato con prodotti 
ad emivita standard.

Eliminare il rischio di sanguinamento è 
l’obiettivo della profilassi personalizzata 
nei pazienti emofilici, e i dati di farma-
cocinetica suggeriscono di preferire 
prodotti EHL. 

Dal punto di vista farmacocinetico, la va-
riabilità intra-individuale rende ogni pa-
ziente unico nella risposta al fattore VIII, 
anche per prodotti EHL. È quindi neces-
sario utilizzare una strategia personaliz-
zata, tenendo anche conto dell’anda-
mento farmacocinetico dei trattamenti, 
in modo tale da avere chiara la scelta 

del dosaggio e dei tempi d’infusione. 

La capacità di misurare i livelli di FVIII nel 
plasma facilita la personalizzazione del-
la profilassi in base alle priorità di stile di 
vita concordate con il paziente25.

La profilassi e l’uso di trattamenti ad 
emivita prolungata sono un’impor-
tante arma terapeutica da prendere 
in considerazione, nel tentativo di mi-
gliorare non solo la qualità ma l’aspet-
tativa di vita dei pazienti. 

Avere a disposizione trattamenti che 
permettano di mantenere i livelli minimi 
di fattore VIII più elevati e, allo stesso 
tempo, di ridurre il numero di infusioni, 
risulta essere di grande aiuto per la ge-
stione dei pazienti.

La nascita di queste nuove prospetti-
ve terapeutiche sottolinea l’importanza 
della gestione integrata tra specialista 
e farmacista ospedaliero nella gestione 
dell’emofilia A congenita.

La comunicazione tra clinico e farmaci-
sta ospedaliero, in tal senso, è essen-
ziale al fine di identificare la strategia più 
opportuna per garantire la giusta terapia 

al paziente. Da anni il ruolo del farma-
cista ospedaliero è soggetto ad una 
continua evoluzione, che lo pone come 
figura cardine tra lo specialista, il pazien-
te e la direzione sanitaria. Il farmacista 
ospedaliero, oltre ad aver instaurato un 
rapporto diretto con il paziente, ha pie-
na coscienza dei temi sanitari, di qualità 
ma anche economici e di valutazione 
comparativa economica. I dati di eroga-
zione disponibili in farmacia, ad esem-
pio, rappresentano un valido strumento 
di verifica dell’effettiva aderenza di un 
paziente alla terapia. Tale informazione 
non sempre è a disposizione del clinico 
ma rappresenta un dato fondamentale 
da tenere presente al fine di un’adegua-
ta ed efficace gestione del paziente.

Fondamentale è il contributo del far-
macista ospedaliero e dei servizi far-
maceutici territoriali per garantire 
appropriatezza, monitoraggio delle 
terapie e sostenibilità delle innovazio-
ni con l’obiettivo ultimo di generare 
valore per il sistema complessivo.

L’emofilia A congenita è una malattia 
rara il cui impatto sulla spesa comples-
siva sanitaria è inferiore allo 0,3%. Nel 
2014, in Italia, è stato stimato che la spe-
sa per i pazienti trattati con lo sviluppo 
di inibitori contro il FVIII era 5 volte più 
alta rispetto a quella dei pazienti trattati 
con terapie senza. 

In letteratura, le valutazioni economiche 
sono abbastanza numerose e fanno af-
fidamento su una serie di possibili fonti 
di informazione su cui basare le scelte: 
trial clinici controllati, studi clinici non 
controllati, casistica clinica, linee guida 
e modelli per la simulazione di aspetti 
fisiopatologici, farmacologici e farma-
co-economici. La maggior parte delle 
valutazioni economiche pubblicate ri-
corrono ai modelli di simulazione.

Nel 2020 è stato pubblicato un modello 
di simulazione farmaco-economica sulla 
costo-efficacia delle terapie EHL rispet-

to a quelle a emivita standard26, che 
confronta gli esiti clinici ed economici, 
nell’intero arco di una vita del paziente, 
che inizia già dal primo anno di vita un 
trattamento (prodotto o ad emivita pro-
lungata o prodotto ad emivita standard). 

I risultati di tale studio mostrano un con-
sumo minore di FVIII complessivo con 
l’utilizzo di terapie ad emivita prolunga-
ta, mediamente inferiore di 1/5 rispetto 
all’utilizzo di trattamenti ad emivita stan-
dard. 

L’efficacia è risultata migliore in termini 
di sanguinamenti, con un minor rischio 
di artropatia emofilica, fattore che guida 
il vantaggio in termini di qualità di vita 
complessiva, per la quale si è registrato 
un vantaggio pari a 0.4 QALY (Quality 
Adjusted Life Years, misura di utilità che 
corrisponde ad un anno di vita aggiusta-
to per la sua qualità) guadagnati con la 
terapia ad emivita prolungata rispetto a 

quella standard (circa 4 mesi di vita di 
salute ottimale). 

Il vero obiettivo della profilassi è che il 
paziente non sanguini e, quindi, il così 
detto sanguinamento zero. La pratica 
clinica mostra che un numero variabile 
di pazienti (approssimativamente intor-
no al 40%)27 trattati con trattamenti EHL, 
oltre i risultati precedentemente descrit-
ti, raggiunge un livello di “sanguinamen-
to zero” che ci si aspetta si traduca, tra 
le altre cose, in un paziente adulto del 
futuro che, come complicanza, non avrà 
un’artropatia emofilica. 

Dal punto di vista dei costi, tale risultato, 
incide, ad esempio, sul costo indiretto 
della protesizzazione che attualmente è 
previsto per quasi tutti i pazienti con età 
superiore ai 40-50 anni. 

L’obiettivo è che il paziente sia a tar-
get.Se ciò avviene è verosimile che in 
futuro non sanguini. Se ciò avviene, in 

TERAPIE EXTENDED HALF LIFE PER L’EMOFILIA 
A CONGENITA: ASPETTI DI FARMACOECONOMIA
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CONCLUSIONI 

I trattamenti farmacologici EHL rap-
presentano per la cura dell’emofilia A 
congenita un vantaggio in termini di ef-
ficacia, aderenza e miglioramento della 
qualità di vita del paziente. La possibilità 
di ridurre il numero di infusioni endo-
venose rispetto all’utilizzo delle terapie 
ad emivita standard migliora profonda-
mente la vita del paziente e la sua ade-
renza alla terapia. Nella pratica clinica è 
stato osservato che la somministrazio-
ne cronica di un trattamento a emivita 
prolungata migliora il dolore articolare 
con conseguente riduzione del danno 
a carico delle articolazioni e quindi di 
inabilità. 

L’emofilia A congenita è una patologia 
per cui il paziente necessita di terapie 
personalizzate. È fondamentale con-
sentire allo specialista di misurarsi con 
i diversi approcci farmaceutici al fine di 
individuare la miglior terapia personaliz-
zata. In tal senso risulta fondamentale 
considerare sempre l’andamento farma-

cocinetico dei trattamenti al fine di ave-
re chiara la scelta dei tempi di infusione. 
I fabbisogni di trattamento non sono 
uguali per tutti e ogni paziente è diverso 
dall’altro. Lo stesso fattore VIII utilizzato 
in pazienti diversi, infatti, presenta una 
diversa emivita. 

Le terapie personalizzate con fattori 
EHL garantiscono un livello minimo co-
stante di fattore VIII circolante, necessa-
rio all’ottenimento di migliori outcome 
clinici. La terapia, dunque, deve essere 
aggiustata in maniera appropriata alle 
necessità del singolo paziente sia su 
base farmacocinetica che sulla base di 
quelle che sono le esigenze di vita. 

È necessario un cambio di passo nei 
modelli di valutazione. Lo scopo delle 
valutazioni, nell’emofilia, non deve es-
sere una riduzione dei sanguinamenti 
ma piuttosto il raggiungimento del così 
detto “sanguinamento zero”. 

I nuovi studi clinici e la pratica clinica, 

dimostrano che un numero variabile di 
pazienti trattati cronicamente con tera-
pie EHL, raggiunge un livello di “sangui-
namento zero”. Portare un paziente a 
zero sanguinamenti significa cambiare 
la sua vita riducendo al tempo stesso 
la disabilità, gli interventi chirurgici e la 
spesa complessiva prevista per la sua 
gestione. 

In tal senso, è auspicabile fare scelte 
economiche consapevoli del reale im-
patto della patologia sul budget sanita-
rio e del risparmio effettivo complessivo 
e a lungo termine. Una profilassi efficace 
con trattamenti più efficaci ridurrebbe 
ulteriormente l’impatto sui costi indiretti.

Fondamentale è il contributo del far-
macista ospedaliero e dei servizi far-
maceutici territoriali per garantire 
appropriatezza, monitoraggio delle 
terapie e sostenibilità delle innovazio-
ni con l’obiettivo ultimo di generare 
valore per il sistema complessivo.

con il contributo 
non condizionato di 

futuro, non presenterà problemi articola-
ri o necessiterà di interventi per protesi. 
In tal senso, il ragionamento verte anche 
su una possibile diminuzione di unità di 
fattore VIII acquistate. Diminuire le unità 
consumate porta ad un risparmio. Il co-
sto maggiore ad unità, infatti, si traduce 
in un consumo minore di unità con con-
seguente risparmio complessivo.

Con le terapie standard è prevista 
una spesa annua per paziente di circa 
220.000 euro.

Portare un paziente al livello di “sangui-
namenti zero”, invece, significa cambiare 

completamente la sua vita, riducendo al 
tempo stesso la disabilità, gli interventi 
chirurgici e la spesa complessiva previ-
sta per la sua gestione. 

L’emofilia è una malattia che richiede un 
approccio integrato multidisciplinare e 
una gestione del paziente a trecentoses-
santa gradi. Dal punto di vista tecnico è 
necessario ragionare attentamente sul 
binomio della continuità ospedale-terri-
torio. Il servizio di continuità assistenziale 
deve essere organizzato attraverso un 
team multidisciplinare in grado di garan-
tire un approccio completo alle necessità 
del paziente.

Il percorso migliore che dovrebbe esse-
re seguito, per ottenere una efficiente 
gestione del paziente emofilico e quindi 
anche un’ottimale sostenibilità di spese 
per il Sistema Sanitario Nazionale, richie-
de un cambio di passo che preveda 
la definizione chiara dell’obiettivo, e 
quindi, l’applicazione di PDTA regionali 
e nazionali aggiornati con le più recenti 
evidenze cliniche e farmaco economi-
che, al fine di seguire il paziente lungo 
tutto il suo percorso, massimizzando il 
beneficio clinico e la costo-efficacia dei 
diversi interventi di salute. 
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