
Hemorragias musculares







Disponemos del mejor Disponemos del mejor 
tratamiento de toda la historia tratamiento de toda la historia 
de la hemofiliade la hemofilia



Tratamiento médico sustitutivo
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Factor IXFactor VIII



Eficacia comparable

Situación actual del tratamiento









¿¿QuQuéé se debe se debe 
mejorar todavmejorar todav íía en a en 
el tratamiento de la el tratamiento de la 

Hemofilia?Hemofilia?



EFECTOS ADVERSOS DEL TRATAMIENTO CON FACTORES EXEFECTOS ADVERSOS DEL TRATAMIENTO CON FACTORES EX ÓÓGENOS GENOS 
DE LA COAGULACIDE LA COAGULACI ÓÓNN

INFECCIONES POR PATINFECCIONES POR PATÓÓGENOSGENOS



APCs
FEIBA

rF-VIIa

Inmuno tolerancia

EFECTOS ADVERSOS DEL TRATAMIENTO CON FACTORES EFECTOS ADVERSOS DEL TRATAMIENTO CON FACTORES 
EXEXÓÓGENOS DE LA COAGULACIGENOS DE LA COAGULACI ÓÓNN

APARICIAPARICI ÓÓN DE INHIBIDORESN DE INHIBIDORES

Plasmáticos: 20-35%
Recombinantes

PUP: 15-32%
PTP: 0,9-2,9%



Partes en la molécula de F-VIII



FACTOR VIII



INHIBIDOR



400.000 HEMOF400.000 HEMOFÍÍLICOS EN TODO EL LICOS EN TODO EL MUNDOMUNDO

DISTINTA DISTRIBUCIDISTINTA DISTRIBUCI ÓÓN MUNDIAL DEL TRATAMIENTON MUNDIAL DEL TRATAMIENTO

•• 100.000 TRATADOS M100.000 TRATADOS M ÁÁS O MENOS S O MENOS 

ADECUADAMENTEADECUADAMENTE

•• 300.000 CON POCO O NULO 300.000 CON POCO O NULO 

TRATAMIENTOTRATAMIENTO



PERSPECTIVASPERSPECTIVAS
A CORTO O MEDIO PLAZOA CORTO O MEDIO PLAZO

Factores recombinantes modificadosFactores recombinantes modificados

A LARGO PLAZOA LARGO PLAZO

Terapia CelularTerapia Celular

Terapia GTerapia G éénicanica



Factores recombinantes, susceptibles 
de ser mejorados

��� � EFICACIA

��� � Vida media
��� � Tiempo de eliminación

��� � SEGURIDAD
Eliminación de proteínas humanas y animales

��� � CAPACIDAD DE FORMACIÓN DE INHIBIDORES



Factor VIII con liposomas pegilados (FVIII-PEGLip)



Factor VIII

Estrategias en marcha

• “Despistaje” del sistema inmune

• Modificación de la molécula de factor

��� � CAPACIDAD DE FORMACION DE INHIBIDORES



Inhibidores “manostijeras”



Terapia CelularTerapia Celular





Terapia GTerapia G éénicanica



Terapia Génica

Transferencia, en un organismo, 
de un fragmento de DNA que 
codifica una determinada proteína, 
que es capaz de curar una 
determinada enfermedad.



Transportador VIRALTransportador VIRAL

Transportador NO VIRALTransportador NO VIRAL





Para saber más...

http://www.ashemadrid.org/

AsociaciAsociaci óón de Hemofilia de la Comunidad de Madridn de Hemofilia de la Comunidad de Madrid

http://www.hemofilia.com/

FederaciFederaci óón Espan Espa ññola de Hemofiliaola de Hemofilia

http://www.wfh.org/index_SP.asp?lang=SP

FederaciFederaci óón Mundial de Hemofilian Mundial de Hemofilia


