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AVANCES TERAPEUTICOS EN HEMOFILIA EN LA ULTIMA DECADA

Persiguiendo el objetivo terapéutico de lograr la hemostasia, la aparicion de

ﬂ nuevas terapias en hemofilia,hanresultadoenun progreso sin precedentes. Un
anticuerpo biespecifico que imita la funcion del Factor VI, ha revolucionado
el tratamiento de la hemofilia A (HA) en la Ultima década. Este medicamento
ahora esta aprobado para uso pediatrico y adulto, y permite lograr profilaxis
y eficacia a largo plazo, incluso en pacientes que han desarrollado inhibidores
contra el Factor de reemplazo en la terapia estadndar. En Febrero de 2023 se
aprobo en los EE.UU. una nueva proteina de fusion que representa una nueva
opcion para el tratamiento de la HA severa. Otra opcién innovadora es un
pequefo ARN de interferencia que resulta en una terapia efectiva tanto en la
deficiencia de Factor VIl como de IX, incluso en pacientes con inhibidores.
En 2022, ha sido aprobada para uso condicional en pacientes con HA en
la UE; y ahora estd aprobada en los EE.UU. y la UE para la HB la primera
generacion de terapias génicas, que proveen la secuencia codificante para
el Factor faltante a través de un virus adenoasociado (AAV) como vector. Se
necesitan resultados a mas largo plazo para arrojar luz sobre las principales
limitaciones, incluida la expresion del vector a lo largo del tiempo, la
imposibilidad de reinfusiéon y el riesgo de hepatotoxicidad y genotoxicidad.
Para eludir estas limitaciones, los datos de un estudio reciente han sugerido
que las células madre hematopoyéticas podrian ser una fuente potencial de
terapia génica en HA, se busca caracterizar la capacidad de estas células y
su progenie celular para producir Factor Vil e identificar candidatos éptimos
para terapia génica en HA entre linajes sanguineos maduros. Este estudio,
y otros que se llevan adelante, resultan de gran interés para hematdlogos
e investigadores que se esfuerzan por avanzar en el conocimiento vy los
tratamientos permanentes para los pacientes con HA.
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