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Razionale scientifico

Grazie all’innovazione tecnologica, nel corso degli ultimi 
anni la terapia dell’emofilia si è rapidamente evoluta ed ar-
ricchita, includendo, accanto alla terapia sostitutiva tradi-
zionale, nuovi approcci terapeutici non sostitutivi e la tera-
pia genica. 
L’avvento di nuove molecole e l’ampliamento dell’armame-
ntario terapeutico ha favorito la personalizzazione del trat-
tamento con ottimizzazione dei risultati a breve e lungo 
termine. Ciò ha avuto un grosso impatto anche sulla qualità 
di vita delle persone con emofilia e ha restituito loro in gran 
parte la possibilità di vivere una vita al pari dei coetanei 
non affetti da emofilia. 
Pur trattandosi di malattie rare, l’impatto economico di te-
rapie necessarie per tutta la vita impone una riflessione 
circa la sostenibilità e l’adeguatezza dei regimi terapeutici 
utilizzati. Tuttavia la valutazione del bilancio costo-benefi-
cio di certe terapie non può essere fatta solo considerando 
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la spesa farmaceutica viva (es. costo dei farmaci), ma deve 
tenere conto del guadagno in termini di costi indiretti ri-
sparmiati legati ad un miglior controllo della malattia e 
delle sue complicanze. Il convegno ha come obiettivo 
quello di esplorare le opzioni terapeutiche disponibili per la 
cura dell’emofilia ed il razionale del loro uso per garantire 
benessere alle persone con emofilia e di approfondire le 
modalità di valutazione del rapporto costo-beneficio se-
condo l’approccio della farmacoeconomia. In quest’ottica 
la collaborazione tra clinici e farmacisti è cruciale nella otti-
mizzazione delle risorse e nel favorire l’accesso alle stesse 
rendendo i farmacisti parte integrante del team multidisci-
plinare essenziale per la cura dell’emofilia. 
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PROGRAMMA

9.00 Introduzione al Congresso 
 (Prof. Corrado Lodigiani)
9.15 Lettura magistrale – L’evoluzione   
 terapeutica in emofilia dal punto di vista del  
 farmacologo 

(Prof. Diego Fornasari)

SESSIONE I
Prevenire è meglio che curare
(Moderatori: Dr.ssa Cristina Santoro e 
Dr.ssa Chiara Biasoli)
10.00 La profilassi con la terapia sostitutiva 

(Prof. Raimondo De Cristofaro)
10.30 La profilassi con la terapia non sostitutiva 

(Prof.ssa Maria Elisa Mancuso)
11.00 La profilassi con la terapia genica 

(Dr.ssa Silvia Linari)
11.20 Discussione
11.45 Coffee Break

SESSIONE II
Quanto mi costi?
(Moderatori: Dr.ssa Gabriella Pieri e Prof. Lorenzo 
Mantovani)
12.20 Malattie rare ed innovatività:
 il caso dell’emofilia 

(Dr.ssa Paola Barabino)

12.45 Spesa farmaceutica e farmacoeconomia: 
 punti di incontro e divergenze 

(Prof. Paolo Cortesi)
13.10 Discussione

TAVOLA ROTONDA:
individualizzazione del trattamento come 
strategia di risparmio di risorse e di 
ottimizzazione della cura
(modera: Dr.ssa Nicoletta Carbone, giornalista 
partecipano: Prof.ssa Maria Elisa Mancuso, 
Prof. Lorenzo Mantovani, Dr.ssa Paola Barabino, 
Dr.ssa Chiara Biasoli, Dr.ssa Gabriella Pieri
Prof. Raimondo De Cristofaro)
13.55 Conclusioni
14.00 Pranzo
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ECM per medici specialisti in Ematologia, Medicina Interna, Fisiatria, 
Farmacologia, Medicina di laboratorio, Patologia Clinica, Ortopedia, 
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Fisioterapisti.
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