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Nell’ultimo decennio la sperimentazione e l’introduzione nella pratica clinica dei concentrati 
di fattori ad emivita prolungata (EHL) ha rivoluzionato la gestione del trattamento dei 
pazienti con emofilia, la carenza congenita dei fattori VIII (emofilia A) o IX (emofilia B). Ciò in 
particolare per quelli affetti dalle forme clinicamente più rilevanti, con livelli di fattore <1% 
(emofilia grave) e/o con maggiore tendenza emorragica. In questi casi l’approccio 
terapeutico di scelta è la profilassi con i concentrati di fattore, intrapresa precocemente e 
protratta a lungo termine, con l’obiettivo di prevenire le emorragie, salvaguardare la salute 
articolare e garantire una soddisfacente qualità di vita, con il minor condizionamento 
possibile a causa della patologia e del suo ‘peso’ assistenziale e una piena partecipazione 
del paziente a tutte le attività. La disponibilità dei concentrati EHL ha, infatti, nettamente 
facilitato il perseguimento di questi obiettivi, in particolare nell’emofilia B, grazie al notevole 
vantaggio farmacocinetico dei concentrati di FIX EHL rispetto ai prodotti ad emivita 
standard. Ciò ha consentito di migliorare i livelli di protezione antiemorragica e articolare dei 
pazienti, nel contempo con una notevole riduzione della frequenza delle infusioni e.v. e 
un’ampia possibilità di personalizzare il regime di profilassi, in relazione al fenotipo 
emorragico, allo stato articolare e allo stile di vita e all’attività fisica del paziente. Oltre a 
favorire generalmente l’aderenza alla profilassi, il ricorso ai concentrati EHL, in non pochi 
casi, ha reso possibile intraprendere tale regime di trattamento in pazienti che non vi erano 
mai riusciti per problemi di accesso venoso, gestione delle infusioni o scarsa motivazione.  
Le solide evidenze dai trial clinici e dagli studi di estensione dei concentrati EHL si 
riferiscono a popolazioni selezionate e, in particolare per l’emofilia B, numericamente 
limitate. Cominciano ad essere disponibili in letteratura diverse esperienze real-world, che 
meglio rispecchiano l’eterogeneità della pratica clinica, ma è importante continuare a 
raccogliere e confrontare le esperienze dell’utilizzo di questi nuovi prodotti, per ottimizzare 
le scelte cliniche e verificare il rapporto costo-benefici, anche in prospettiva di ulteriori 
novità terapeutiche all’orizzonte: nuovi prodotti EHL, agenti non sostitutivi, approcci di 
terapia genica. In quest’ottica si inserisce anche questo evento formativo, che si propone di 
analizzare lo scenario in evoluzione della terapia dell’emofilia B e di mettere a confronto le 
esperienze maturate in alcune regioni italiane (Emilia-Romagna, Piemonte, Veneto, Toscana 
e Lazio), in un’analisi globale che mira a sottolineare non solo aspetti prettamente clinici, ma 
anche di laboratorio,  di farmacoeconomia e di politica del farmaco nelle diverse realtà 
italiane. 
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