LA BETA-TALASSEMIA: L'IMPATTO

SUI PAZIENTI ITALIAN

+ Le sindromi beta-talassemiche sono un gruppo di malattie ereditarie del sangue caratterizzate
da una ridotta produzione o assenza delle catene della beta-globina, elemento costitutivo
dell’emoglobina, proteina responsabile del trasporto di ossigeno attraverso 'organismo.*

« Generalmente, i pazienti affetti da beta-talassemia soffrono di sintomi di diversa gravita,
quali astenia, pallore della cute, ittero, ingrossamento della milza e del fegato.!

————— VISONO TRE DIVERSE FORME DI BETA-TALASSEMIA:" —
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la forma piu grave, che in base al fabbisogno di sangue viene definita
beta-talassemia trasfusione-dipendente (TDT)

La diagnosi in Italia avviene generalmente
entro i primi due anni di vita?

Si stima che in Italia vi siano circa 7.000
persone affette da beta-talassemia, concentrate
soprattutto in alcune Regioni del Sud
(Sicilia, Sardegna, Puglia) e del Centro-Nord
(Lombardia, Piemonte, Emilia Romagna).
Di queste, si stima che il 73% sia affetto
da talassemia trasfusione-dipendente.?

Prevalenza regionale della beta-talassemia in Italia - % sul totale
dei pazienti affetti dalla patologia

(D 9% @ 5%-9% @ <5%

Elaborato da Tabella sito ufficiale SITE

Per maggiori informazioni: www.vrtx.com/it @ VERTEX

THE SCIENCE of POSSIBILITY

©2024 Vertex Pharmaceuticals Incorporated 1T-00-2300027 Maggio 2024. Documento al solo scopo informativo


https://www.vrtx.com/it-it/

LA BETA-TALASSEMIA MAJOR

S° QUANDO SI MANIFESTA

— @ La beta-talassemia major, anche detta beta-talassemia trasfusione-dipendente (TDT), causa una severa anemia
o~ \ J
gia entro i primi due anni di vita.!

LA TERAPIA AD 0GGI - LAPROSPETTIVA DELLA GUARIGIONE

Per soprawvivere il paziente necessita di: © Purconle migliori cure disponibili, i pazienti affetti da TDT
. regolare terapia trasfusionale: mediamente tra 1 e 3 sacche spfrllmgntfno significative complicanze associate alla
patologia.

disangue al mese®

« terapia ferrochelante: necessaria per rimuovere il ferro
in eccesso accumulatosi nell'organismo in conseguenza
delle trasfusioni.®

Il trapianto di midollo osseo ¢ ad oggi ['unica opzione
terapeutica definitiva per i pazienti affetti da TDT, ma puo
comportare seri rischi, oltre ad essere disponibile solo perun

© sottogruppo di pazienti a causa della mancanza di un donatore
al mese per gestire la propria . compatibile per la maggior parte dei pazienti affetti dalla

Grca7 DRE patologia nei giorni trasfusionali® patologia.!

?3 al mese per gestire la propria
Circa ORE patologia nei giorni non trasfusionali®

La maggior parte delle altre opzioni terapeutiche
ad oggi disponibili si limitano ad alleviare i sintomi*

COMORBIDITA’

Si stima che quasi il 70% dei pazienti affetti da TDT presenti una o pil comorbidita:
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osteoporosi ipogonadismo disturbi ditipo complicanze cardiache
endocrinologico tra cui tra cui insufficienza
deficit della tiroide cardiaca e aritmia

e diabete mellito

QUALITA DI VITA

| pazienti affetti da TDT hanno una qualita di vita ridotta rispetto alla popolazione generale, a causa delle limitazioni
nelle attivita sociali e lavorative causate sia dalla patologia che dalla terapia trasfusionale.®
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dei pazienti ha perso almeno 1 giorno : ha dovuto ridurre l'orario lavorativo o cambiare lavoro
di lavoro o scuola al mese® : a causa della malattia, con un tasso di disoccupazione mediamente
pit alto nella popolazione TDT rispetto alla popolazione generale®
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