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Le attuali criticità nell’assistenza delle 

Malattie Emorragiche Congenite 



• 33 Associazioni locali  

• 8800 PWH   

• Direttivo: 5 componenti volontari 

• 2,5 staff 

• Budget 2011: € 425.000  

• 5 Pharma Sponsor principali (75% 

entrate) 

• Progetti pluriennali:  

1. DNA (bambini ed adolescenti) 

2. Safe Factor (Pronto Soccorso) 

3. Fisiocare (Ortopedia) 

4. Finestra Rosa (Le Donne) 

5. Progetti di ricerca/assistenza 

6. Progetti internazionali 

 

 

o   

FEDEMO DISCLOSURE 



 

Premessa 

Il paziente  affetto da MEC è 

protagonista attivo del 

percorso diagnostico 

terapeutico e 

protagonista imprescindibile 

dell’equipe assistenziale 

nell’ambito dei modelli di 

gestione delle malattie 

croniche 



I farmaci utilizzati nel 

trattamento sostitutivo 

dell’emofilia e delle MEC 

rientrano nella lista dei 

farmaci ritenuti quali 

essenziali 

dall’Organizzazione 

Mondiale della Sanità in 

quanto costituiscono 

“farmaci salvavita”  

 

 

 

Premessa 



Dolan G et al. Haemophilia 2009, 15: 20-27 

 

Aspettativa di vita 



 

Flow chart  

Modello assistenziale 

Terapia 
sostitutiva 

Disponibilità prodotti 
plasmaderivati/ricombinanti 
Terapia profilassi/on demand 

Migliore 
prevenzione/trattamento 

delle emorragie 

Riduzione delle 
complicanze 
ortopediche 

TRATTAMENTO 
DOMICILIARE 

Miglioramento della Qualità della Vita 



 

Trattamento domiciliare 

I pazienti 

si auto-somministrano  

il farmaco nell’ambito 

della terapia domiciliare 

(laddove sia autorizzata) 

ma  

NON si auto-prescrivono i 

farmaci! 

 



 

Premessa 

Regione (ordine alfabetico) Legge Regionale 

Calabria 30 maggio 1986, n. 22 

Campania 04 marzo 2006, n. 288 

Emilia – Romagna 20 aprile 1977, n. 17 

Lazio 28 settembre 1979, n. 80 

Liguria 07 gennaio 1980, n. 5 

Lombardia 12 giugno 1975, n. 88 

Piemonte 16 maggio 1979 

Puglia 22 marzo 2012, n. 6 

Sardegna 08 maggio 1984, n. 19 

Toscana 24 maggio 1980, n. 62 

Trentino-Alto Adige 24 giugno 2011, n. 1390 

Veneto 31 luglio 1984, n. 37 

Legge Regionale Trattamento Domiciliare: status regionale (60%) 







Deaths 
(Years 1 and 2 only) 

Cause of death Number 

     Liver related 25 

     Intracranial haemorrhage 17 

     Malignancy (excluding liver) 24 

     Cardiac 9 

     Bleeding (excluding intracranial) 9 

     Other 29 

TOTAL 113 

Fonte: Makris, Budapest 2011 

23% 



Dolan G et al. Haemophilia 2009, 15: 20-27 

Mortalità per malattie cardiovascolari 



I rischi per l’accesso alle cure 

 
• E’ presente una variabilità regionale ai bisogni dei pazienti portatori 

di Malattie Emorragiche Congenite, come in genere per Malattie 
Rare: con l’eccezione di pochi esempi di best practice, si stanno 
verificando diversità nell’accesso alle cure (“global care”) e nuovi 
casi di pendolarismo della salute. 

 
 Totale Nord Ovest Nord Est Centro Sud e Isole 

Fino a 100 
Km 

79% 76% 100% 87% 63% 

Da 101 a 
500 Km 

14% 24% - 13% 15% 

Oltre 500 
Km 

7% - - - 22% 

Media Km 124,7 Km 69,4 Km 31,2 Km 70,9 Km 273,7 Km 



12	
41%	

17	
59%	

A	sua	conoscenza,	sono	sta 	ado a 	dei	protocolli	
regionali	o	aziendali	per	la	ges one	dell’emergenza	

emorragica	nei	pazien 	affe 	da	MEC?		

SI	

NO	











64%

25%

11%

In caso di urgenza è presente una consulenza telefonica 
24 ore su 24 presso il Centro Emofilia da parte di uno 

staff medico esperto in problemi delle MEC ? 

SI

NO

NON SO



Consumo dei farmaci 

 
• Fonte : L’uso dei farmaci in Italia. Rapporto nazionale anno 2011. 

Spesa 
procapite 

DDD/1000 
ab die 

Diff %  
2011-2010 

spesa 

Diff %  
2011-2010 

DDD 

Diff %  
2011-2010 

Costo medio 
DDD 

Fattori della 
coagulazione 

0,3 <0,05 - 49,5 - 51,0 3,1 



EVIDENZE SCIENTIFICHE 

 DOMANDE APERTE 



EVIDENZE SCIENTIFICHE 

 DOMANDE APERTE 



 

RISCHI PER I PROFESSIONISTI 

”Are we witnessing a dramatic decline in the number of young physicians  

interested in a clinical and research career in bleeding disorders?” 
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I RISCHI DI RAZIONAMENTO 



 

 

n.TEMPO DOMENICA 20 MAGGIO 2012

EmofIliaci, le cure migliori sono italiane
Rimane alto il divario dei livelli.di assistenza fra le regioni
Al Policlinico di Roma un solo medico per mille pazienti

•Presiden teFedEmo
Federazione

delle Associazioni Emofilici
(www.fedemo.it]

matiche sia sulla salute dei pa-
zienti sia sui costi sanitari a
causa di: assenza di adeguate
conoscenze nella gestione ap-
propriata di farmaci a elevato
costo; nuovi fenomeni di pen-
dolarismo della salute; inade-
guato controllo della patolo-
gia e delle sue complicanze,
con conseguenti ricadute in
termini di disabilità e integra-
zione sociale. Per rompere
questo circolo vizioso, biso-
gna promuovere la consapevo-
lezza delle istituzioni regiona-
li e nazionali circa l'urgenza e
necessità di reclutare nuovi
professionisti, anche nelle Re-
gioni sottoposte a piani di rien-
tro. Per questo motivo FedE-
mo esprime forte apprezza-
mento per gli impegni assunti
dal Ministro della salute Rena-
to Balduzzi in occasione della
Giornata Mondiale a provve-
dere conia massima sollecitu-
dine a completare l'iter delle
Raccomandazioni organizzati-
ve sulla programmazione re-
gionale e sull'accreditamento
dei Centri emofilia, prodotte
da un gruppo nazionale di
esperti delle Regioni, coordi-
nato dal Centro Nazionale San-
gue. Tali raccomandazioni
"costituiscono" - secondo il
Ministro - «strumenti volti a
dare risposte assistenziali ade-
guate e om9genee su tutto il
territorio nazionale ai pazien-
ti affetti da tale patologia e, al-
lo stesso tempo, a fornire alle
Regioni strumenti per l'otti-
mizzazione dei percorsi dia-
gnostico- terapeutici».

FedEmo guarda anche all'
.estero, dove solo il 25% dei pa-
zienti ha accesso alle terapie
mentre il 75% non riceve un
trattamento adeguato. La ge-
nerosità dei donatori italiani
fa sì che il plasma raccolto e
inviato al frazionamento indu-
striale presenti una crescita co-
stante, sia in termini quantita-
tivi sia in termini qualitativi,
così che, per alcuni farmaci
emoderivati, non solo è stato
raggiunto l'obiettivo impor-
tantissimo dell' autosufficien-
zanazionale, ma si sono venu-
te anche a creare eccedenze di
prodotti medicinali o prodotti
intermedi derivati dal plasma
nazionale, rispetto al fabbiso-
gno del nostro Paese. «Grazie
a uno specifico accordo tra Mi-
nisteri della Salute, Difesa, Af-
fari Esteri e Regioni e Province
Autonome" - ha sostenuto il
Senatore Bosone, vice Presi-
dente della XII Commissione
IgieneeSanità, intervenuto al-
la Tavola Rotonda e promoto-
re di una mozione sul tema -
"potrà essere possibile per i
prodotti plasmatici eccedenti
in Italia uscire dai confini na.
zionali per raggiungere Paesi
terzi bisognosi, come India,
Egitto ed Afghanistan, garan-
tendo la sopravvivenza eil trat-
tamento di migliaia di emofili-
ci, valorizzando così il dono
gratuito e responsabile di l mi-
lione eBOOmila donatori italia-
nj".

Roma La perdita delle

competenze specialistiche dei

Centri Emofilia (o le difficoltà come

quelle dell'Umberto Inella Capitale)

può determinare conseguenze

drammatiche

nella foto la governatrice Polverini

ANALISYS - zona EUR Marconi

Via A. Lo Surdo, 42 . tel. 06 55 185

CHEA. zona Appia/Colli Albanì

Via Sermoneta, 38/50 -tel. 06 78 178

CLiNITALIA. zona EUR Marconi

Via A. Lo Surdo, 42. tel. 06 55 185

La'Qualità in Sanità

A ari Ilpensionamento di uno dei

medici esperti ha causato la

chiusura del Centro Emofilia, vista

l'impossibilità dell'Azienda sanitaria

di attivare contratti o assunzioni

con giovani professionisti.

nella foto il governatore Vendola

per informazioni e

sede amministrativa: Viale Liegi. 49

numero verde: 800 300 100 - www.artemisialab.it

ALESSANDRIA - zona Piazza Fiume

Via Velletri, 10. tal. 06 84 t 39 50

ALESSANDRIA. zona Piazza Fiume

Via Piave, 76 • tel. 06 42 100

RETE DI CENTRI CLINICI DIAGNOSTICI

Poliambulatori.

Esami di Laboratorio convenzionati SSN

Esami Strumentali

Radiologi~ • Mammografia

Ecografie - Amniocentesi

Diagnosi Prenatale

Centro Alta Tecnologia Risonanza Magnetica e Te

le nostre sedi: STUDIO LANCISI. zona Policlinico

Via GM Lanclei, 31 - tel. 06 44 068

Aspettativa Nascere oggi

con l'emofilia significa avere una

qualità di vita uguale al resto della

popolazione, ma è necessario

garantire pari opportunità

di accesso ai trattamenti

nella foto Calizzani

L
o slogan scelto dalla Federa-
zione delle Associazioni

Emofilici (FedEmo) è ,<100%
CURE», per evocare !'impe-
gno a colmare le differenze tra
le Regioni in modo da assicura-
re pari opportunità di tratta-
mento in Italia e, nel mondo,
rendere accessibili le cure al
100% dei malati emofitici. Per
celebrare l'ottava Giornata
Mondiale dell'Emofilia, si è
svolta a Roma una Tavola ro-
tonda che ha riunito istituzio-
ni, esperti e rappresentanti del
mondo accademico, che han-
nOfatto il punto su questa ma-
lattia rara di origine genetica
che, in Italia, colpisce circa
8.800 persone. L'emofilia è
causata dalla carenza congeni-
ta' parziale o totale, di una pro-
teina del sangue coinvolla nel
processo della coagulazione:
il fattore VJII, nell'emofilia
"A",la forma più comune e più
grave, con una prevalenza di
in l caso ogni I0.000 maschi; il
fattore IX, nell'emofilia "B",
con I casoogni30.000maschi;
il fattorevon WiIlebrand; ilfat-
tore XI, VIl, V, XIII, X, etc nelle
forme più rare. Acausa di que-
sto deficit. gli emofilici sono
più facilmente soggetti ad
emorragie, spontanee o a se-
guito di traumi anche di lieve
entità. Il trattamento consiste
nella terapia sostitutiva, cioè
nella somministrazione endo-
venosa del fattore carente, "a
domanda" o in profilassi. sot-
to forma di concentrati dei fat-
tori della coagulazione di origi-
ne plasmatica o ricombinan-
te, effettuata in genere dal pa-
ziente stesso o da un familiare
presso il proprio domicilio.
Nascere oggi con l'emofilia, in
Italia, significa avere un' aspet-
tativaeuna qualità di vitasimi-
lia quelle della popolazione ge-
nerale, ma affinché ciò siverifi-
chi è necessario garantire, a li-
vello di tutte le Regioni, pari
opportlUlità di accesso ai trat-
tamenti. «Nonostante il no-
stro sia un Paese molto compe-
tente sul piano scientifico e
sempre in prima linea nell'am-
bito della ricerca, l'accesso ai
farmaci e ai trattamenti non è
uguale per tutti gli italiani, co-
stretti - come ha sottolineato il
Prof. Alessandro Gringeri, Uni-
versità di Milano - a percorre-
re anche 500 chilometri per
raggiungere un Centro emofi-
lia specializzato nella gestione
e assistenza della propria pato-
logia». Alcuni esempi vengo-
no dalla Puglia e dal Lazio. A
Bari, il "pensionamento" di
uno dei medici esperti ha cau-
sato la chiusura del Centro
Emofilia, vista l'impossibilità
dell'Azienda sanitaria ad atti-
vare nuovi contratti o assun-
zioni con giovani professioni-
sti per ivincoli imposti da~pi.a-
no di rientro. Una cosa Simile
sta avvenendo a Roma, al Poli-
clinico Umberto l, dove quasi
1.000pazienti sono gestiti da I
solo medico esperto di emofi-
lia. Laperdita dellecompeten-
ze specialistiche dei Centri
Emofilia possono, invece, de-
terminare conseguenze dram-

di Gabriele Calluanl *
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FEDEMO EVIDENZIA 



 

 

 

 

 

RISCHI PER LA SPESA FARMACEUTICA 



PRINCIPI GUIDA PER 

100% CURE 



Haemophilia 2008 14 361 

European Principles of 

Haemophilia Care 

Roma 22 giugno 2011 



Manifesto dei “Haemophilia Principles of Care” 
Roma 22 giugno 2011 



 

PIANIFICAZIONE E ORGANIZZAZIONE DEI SERVIZI 

 

 

• L’accesso alla diagnosi e terapia 

è fortemente a rischio in alcune 

aree del territorio nazionale 

• L’appropriatezza prescrittiva può 

essere raggiunta solo 

nell’ambito di un’appropriatezza 

organizzativa 

• Urgente e improrogabile 

l’adozione e implementazione 

delle raccomandazioni sulla 

programmazione regionale e 

accreditamento dei Centri MEC 



 

PIANIFICAZIONE E ORGANIZZAZIONE DEI SERVIZI 

 



 

PIANIFICAZIONE E ORGANIZZAZIONE DEI SERVIZI 

 



VALORE AGGIUNTO ED ETICA – PROGETTI INTERNAZIONALI 



PROGETTO AFGHANISTAN – FEDEMO , FONDAZIONE PARACELSO, FONDAZIONE CA’ 

GRANDA DI MILANO, MIN. DELLA SALUTE, DIFESA ED ESTERI 17 APRILE 2013  



 

conclusioni 

Soprattutto in un periodo di crisi 

economica, è auspicabile 

• la condivisione e la 

partecipazione alle scelte di 

programmazione sanitaria di tutti 

gli attori del sistema 

• istituire un Gruppo di esperti 

nazionale che coinvolga anche le 

associazioni dei pazienti per il 

monitoraggio e la valutazione dei 

processi 

 



 

 

 


