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Quali outcomes vengono valutati negli studi clinici in emofilia?

Efficacia                                                                                                                    Sicurezza

Riduzione/abolizione dei sanguinamenti                                                                             Tollerabilità
ABR (Annual Bleeding rates)
AjBR (Annual joint rates)                                                                                                  Trombosi

Risoluzione di target joints
( articolazione sede di tre o più sanguinamenti in 6 mesi)                                                    Side effects

Salute articolare (HjHS, HEAD-US)

Trough levels (FVIII/FIX post-infusione)
Farmacocinetica (PK)

Qualità di vita (PRO)

Dolore



Emicizumab



Profilassi con 
Emicizumab in 
pazienti di età <2aa 
risulta cost-effective
Emicizumab a basse 
dosi risulta anche 
cost-effective

Preventing Long-Term Neurologic Disability in Hemophilia A:Cost-Effectiveness of Emicizumab
Prophylaxis for the Prevention of Intracranial Hemorrhage in Infants with Severe Hemophilia A

Samira Glaeser-Khan, BS, Rhys Richmond, BS, Satoko Ito, MD, PhD, Robert D Bona, MD, Harlan M.Krumholz, MD, SM, Adam 
Cuker, MD, MS and George Goshua, MD, MSc, FACP

Blood (2024) 144 (Supplement 1): 157.



Comparing the Risk of Thrombotic Events in Older Persons with Hemophilia A on Emicizumab
Prophylaxis to Non-Emicizumab Products: A Single-Center Observational Cohort Study 
Shalini Vemuru, MD, Stacey Fedewa, PhD, MPH, Christine L. Kempton, MD, MSc

Blood (2024) 144 (supplement 1): 130.



Gli studi clinici relativi a concizumab (explorer trial)
explorer7 study design: 32-week cut-off



La profilassi con 
concizumab risulta, ad 
analisi a 32 settimane, 
efficace nel ridurre gli 
ABR sia in presenza che 
in assenza di target joint

Un basso ABR viene 
osservato fino a 52 
settimane

Concizumab risulta 
sicuro e ben tollerato

Low median ABRs were maintained with concizumab prophylaxis in arms 2-4 at the 
56-week cut-off in explorer7

Annualized bleeding rates in patients with hemophilia A or B and inhibitors with and without target 
joints at baseline: Results from the concizumab phase 3 explorer7 study
Shapiro A, Apte S, Bodsan A, Brown Frandsen R, Linari S, Mahlangu J, Martins Mazini Tavares C, Matsushita T, Nekkal St, Sathar J, 
Chan AKC

Blood (2024) 144 (Supplement 1): 715



Gli studi clinici relativi a Marstacimab (BASIS study)



Descriptive Characterization of Bleeding Events in Participants With Severe 
Hemophilia A or B Without Inhibitors, Receiving Prophylactic Marstacimab Treatment

Davide Matino, Travis Gould, John Teeter, Carrie Turich Taylor, Regina McDonald, Andrew Palladino

Il trattamento con marstacimab si associa ad una maggiore quota di «zero bleeds» per ciascun periodo di  
trattamento attivo (ATP, 6 mesi) vs periodo di  osservazione (OP) pre terapia
Gli eventi emorragici registrati sono per lo più: Spontanei, articolari e trattati con terapia sostitutiva

Blood (2024) 144 (Supplement 1): 716.



Mim8 e gli studi FRONTIER
Introduction



Safety and Efficacy of Mim8 Prophylaxis Administered Once Every Two Weeks for Patients with Hemophilia
A with or without Inhibitors: Interim Analysis of the FRONTIER4 Open-Label Extension Study

Tadashi Matsushita, Pratima Chowdary, Atanas Banchev, Kaan Kavakli, Johanna A. Kremer Hovinga, Jerzy Windyga, Victor Jiménez-Yuste, Julien Bovet, 
Llenalia María García Fernández, Guy Young

Profilassi con Mim8 ben tollerata a 26 sett setnello studio FRONTIER4.  Trattamento ben tollerato in assenza di eventi avversi (i.p. zero trombosi)
Blood (2024) 144 (Supplement 1): 718.



Emofilia A : terapie innovative (sostitutive)



Gli studi clinici relativi a Efanesoctocog-alfa (XTEND-ed study)



Association Between Hemophilia Joint Health Score and Quality of Life Using Results from the 
XTEND-1 Efanesoctocog Alfa Phase 3 Trial

Christoph Königs, Doris V. Quon, Cedric Hermans, Nana Kragh, Jérôme Msihid, Emilie Gerard, Duygu Bozkaya, Linda Bystricka, 
Cecile LeCamus, Elena Santagostino, Annemieke Willemze, and Annette von Drygalski

Blood (2024) 144 (Supplement 1): 719.



La salute articolare correla con QoL

I pazienti che hanno un miglioramento della salute articolare presentano una più alta quota di cambiamenti statisticamente 
significativi in QoL, dolore e funzionalità fisica

Association Between Hemophilia Joint Health Score and Quality of Life Using Results from the 
XTEND-1 Efanesoctocog Alfa Phase 3 Trial
Christoph Königs, Doris V. Quon,  Cedric Hermans,  Nana Kragh,  Jérôme Msihid,  Emilie Gerard,  Duygu Bozkaya,  Linda Bystrická,  Cecile LeCamus,  
Elena Santagostino,  Annemieke Willemze, and Annette von Drygalski.

Blood (2024),144(Supplement 1):719



Real-world Experience of Switching to Prophylactic Efanesoctocog Alfa in Patients with Moderate and 
Severe Hemophilia A: An Analysis of the Adelphi Hemophilia Wave III Disease Specific Programme™
Maissaa Janbain,  Miguel A. Escobar,  Manuel Carcao, Andrew Wilson, Jennifer Dumont, Nathan Ball, Ella Morton, Duygu Bozkaya,  
Anne-Laure Tardy and Sylvie Bozzi

Blood 2024, 144(Supplement 1):131



Emofilia A : terapia genica



Factor VIII Expression from a Novel F8 Transgene through a Lentiviral Vector Transduced CD34+ 
Autologous Hematopoietic Stem Cells for Gene Therapy of Severe Hemophilia A: Final Results from 
a Phase 1 Clinical Trial Alok

Srivastava Aby Abraham, Fouzia Aboobacker, Gurbind Singh, Tulasi Geevar, Uday Kulkarni, Sushil

Blood (2024),144(Supplement 1):1052



Factor VIII Expression from a Novel F8 Transgene through a Lentiviral Vector Transduced CD34+ 
Autologous Hematopoietic Stem Cells for Gene Therapy of Severe Hemophilia A: Final Results from 
a Phase 1 Clinical Trial
Alok Srivastava, Aby Abraham, Fouzia Aboobacker, Gurbind Singh, Tulasi Geevar, Uday Kulkarni, Sushil Selvarajan et al.

Blood (2024),144(Supplement 1):1052



Factor VIII Expression from a Novel F8 Transgene through a Lentiviral Vector Transduced CD34+ 
Autologous Hematopoietic Stem Cells for Gene Therapy of Severe Hemophilia A: Final Results from 
a Phase 1 Clinical Trial
Alok Srivastava, Aby Abraham, Fouzia N Aboobacker, Gurbind Singh, Tulasi Geevar, Uday Kulkarni, Sushil Selvarajan,et al.

Sicurezza e tollerabilità di terapia con CD68-ET3-LT3-CD34+ in emofilia  stabilite
Condizionamento e trapianto sono stati ben tollerati
La espressione di FVIII è risultata elevata e stabile
La risposta clinica è stata stabile ed eccellente con «zero» sanguinamenti spontanei Blood (2024),144(Supplement 1):1052



Haemophilia carriers



Studio su portatrici di emofilia A e B. Schema decisionale basato sui livelli FVIII/FIX
Aumento soglia profilassi nel terzo trimestre da 50 a 80 IU/dL

Incremento livelli target da 100 a 150 IU/dL
Nuovo approccio con acido tranexamico per livelli < 80 IU/dL

Le modifiche indicano un approccio più preventivo nella gestione delle portatrici durante la gravidanza. Blood (2024) 144 (Supplement 1): 129.



Blood (2024) 144 (Supplement 1): 129.






