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Resumen

Introduccion. La hemofilia es un trastorno hemo-
rragico hereditario que impacta significativamente
la calidad de vida de los pacientes y sus cuidadores.
Métodos. Este estudio evalud la experiencia de per-
sonas con hemofilia y sus cuidadores en Argentina
mediante una encuesta en linea y un encuentro pre-
sencial. Se incluyeron 12 participantes (7 pacientes
y 5 cuidadores), abarcando diferentes regiones del
pais. Se analizaron aspectos como diagnostico, ac-
ceso al tratamiento, adherencia terapéutica, impacto
emocional y calidad de vida. Resultados. Se iden-
tificaron demoras en el diagnodstico, barreras en el
acceso a la medicacion y dificultades en la adheren-
cia al tratamiento, afectadas por la carga terapéuti-
ca y la falta de informacién sobre nuevas opciones
terapéuticas. Un tercio de los participantes reportd
dolor frecuente y episodios hemorragicos recurren-
tes. A pesar de la aceptacion general del tratamiento,
se identificaron desafios en la toma de decisiones
compartidas y en el apoyo emocional disponible.
Discusion. Estos hallazgos subrayan la necesidad de
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mejorar la educacion médica, optimizar el acceso a
la medicacidn y terapias innovadoras y fortalecer el
apoyo psicoldgico y social para las personas con he-
mofilia en Argentina.

Abstract

Introduction. Hemophilia is a hereditary bleeding
disorder that significantly affects the quality of life
of patients and their caregivers. Methods. This study
assessed the experiences of people with hemophilia
and their caregivers in Argentina through an online
survey and a face-to-face discussion. A total of 12
participants (7 patients and 5 caregivers) from dif-
ferent regions of the country were included. Key
aspects such as diagnosis, treatment access, thera-
py adherence, emotional impact, and quality of life
were analyzed. Results. Delays in diagnosis were
identified, as well as barriers to medication access,
and challenges in treatment adherence, influenced
by treatment burden and lack of information on new
therapies. One-third of participants reported fre-
quent pain and recurrent bleeding episodes. Despite
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EXPERIENCIA DE UNA COHORTE DE PERSONAS CON HEMOFILIA SEVERA Y SUS CUIDADORES EN ARGENTINA

overall treatment acceptance, issues were identified
regarding shared decision-making and the availabil-
ity of emotional support. Discussion. These findings
highlight the need to improve medical education,
optimize medication access, and strengthen psycho-
logical and social support for people with hemophil-
ia in Argentina.

Introduccion

La hemofilia es un trastorno hemorragico caracteri-
zado por la deficiencia de los factores de coagulaciéon
VIII (hemofilia A) o IX (hemofilia B), lo que conduce
a una incapacidad para realizar una hemostasia ade-
cuada®. Se trata de dos cuadros de origen genético,
recesivo ligado al cromosoma X, en los que existen
mutaciones en los genes F8 y F9, respectivamente”).
Estimaciones actuales de la prevalencia de esta con-
dicién indican que afectaria (para todos los niveles
de gravedad) a aproximadamente 3-4 de cada 10,000
nacidos vivos en todo el mundo; para hemofilia A la
prevalencia seria de 2.5 cada 10,000 y para hemofilia
B (un 20% de los casos), de 0.5 cada 10,000 nacimien-
tos@. Las manifestaciones clinicas incluyen hemo-
rragias espontaneas o prolongadas, especialmente en
articulaciones y musculos, lo que puede resultar en
artropatia hemofilica, discapacidad fisica y hemorra-
gia en el sistema nervioso central®.

El tratamiento estandar para la hemofilia consiste en
la administracién intravenosa de concentrados de
factor de coagulacion, ya sea en respuesta a episodios
hemorragicos (tratamiento a demanda) o de mane-
ra regular para prevenir sangrados (profilaxis)®. La
profilaxis ha demostrado ser eficaz en la reduccion de
hemorragias y en la prevencion de dafios articulares,
y significativamente superior al tratamiento a deman-
da; sin embargo, persiste una necesidad no satisfecha
en el control de los sangrados, dado que estas tera-
pias no logran evitarlos en su totalidad®. En nifos
con hemofilia A o B grave, se considera actualmente
que la profilaxis representa una recomendacion grado
1A, debido a que existe evidencia fuerte de ensayos
clinicos controlados y estudios observacionales sobre
sus beneficios®. Sin embargo, este régimen terapéu-
tico (ademads de los efectos de la enfermedad en si
misma) impone una carga significativa al paciente y
un impacto sobre su calidad de vida, en gran medida
debido a la frecuencia de las infusiones; también la
aparicion de complicaciones, como el desarrollo de
inhibidores, que se asocian con mayor morbimortali-
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dad, puede afectar significativamente la vida diaria de
los pacientes y sus cuidadores®”. Adicionalmente, al
aumentar la expectativa de vida de los pacientes, mas
llegan a la vida adulta y se han comenzado a identifi-
car problemas de salud emergentes posiblemente re-
lacionados con la enfermedad y sus terapias (o alter-
nativamente, por el manejo subdptimo de la patologia
de manera crénica)®.

La adherencia al tratamiento es crucial para garan-
tizar la eficacia de la profilaxis y mejorar la calidad
de vida de las personas, y el enfoque a tomar debe
ser personalizado para cada caso en particular®!?.
No obstante, diversos factores pueden influir negati-
vamente en la adherencia, incluyendo la percepcion
de la enfermedad, la complejidad del régimen tera-
péutico y el apoyo social y del sistema de salud"". La
falta de adherencia puede conducir a un aumento en
la frecuencia de hemorragias, mayor riesgo de artro-
patia y una disminucién en la calidad de vida®?. La
tasa de no adherencia terapéutica es probablemente
alta, con estudios estadounidenses que indican que
puede ser incluso >40%"?.

En Argentina, la atencion de personas con hemofi-
lia se centra en unidades especializadas que brindan
un enfoque multidisciplinario para el manejo de la
enfermedad™®. Se han publicado diversos estudios
nacionales sobre la eficacia de las terapias para he-
mofilia en el contexto local, y sobre el genotipo de
varios pacientes identificados>'®).

A pesar de los conocimientos que existen sobre la
eficacia de estas intervenciones, la evaluacion de la
experiencia de los pacientes y cuidadores es funda-
mental para identificar areas de mejora en la aten-
cion y desarrollar estrategias que optimicen los re-
sultados clinicos y la calidad de vida, asi como para
comprender si la aparicién de terapias diferentes
pudiera modificar los resultados. El objetivo del pre-
sente estudio fue evaluar las opiniones de pacientes
con hemofilia o sus cuidadores sobre su experiencia
con la enfermedad y los tratamientos actualmente
disponibles en el pais.

Materiales y métodos

Se realizaron una encuesta en linea y un encuentro
presencial de discusién que incluyeron a personas
argentinas con hemofilia o sus cuidadores, con el
objetivo de evaluar su experiencia con la enferme-
dad y diversos aspectos del mundo real relaciona-
dos con el diagnostico y el acceso al tratamiento. Se
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reclutaron pacientes y familias de distintas partes
del pais. No se aplicaron criterios de exclusiéon en
cuanto a la edad al momento del diagndstico ni a la
etiologia.

Los cuestionarios fueron completados de manera
auténoma y las respuestas fueron anoénimas. Los
procedimientos de diagnostico, el tratamiento de la
enfermedad y el seguimiento reflejaron la practica
clinica actual. Debido a la naturaleza observacio-
nal del estudio, no se realizaron calculos de tamafio
muestral; se utilizaron preguntas abiertas, de opcién
multiple y escalas tipo Likert, y los datos fueron ana-
lizados mediante estadisticas descriptivas.

Los datos recopilados durante la encuesta incluye-
ron: grupo etario del paciente, lugar de origen, tipo
de hemofilia, tipo de tratamiento recibido, cobertura
de salud, tiempo hasta el diagnoéstico, especialistas
consultados hasta el diagnostico, dificultades duran-
te el recorrido de la enfermedad, impacto emocional
de la hemofilia, interferencia con la vida, frecuencia
de dolor sufrido, seleccion del tratamiento, partici-
pacion del paciente en las decisiones, informacion
recibida y buscada por el paciente, conformidad con
el tratamiento, lugar y persona de aplicacion de la te-
rapia, adherencia terapéutica, dificultades de acceso
y apoyo emocional disponible.

Resultados

Encuesta

El cuestionario fue respondido por 12 personas: 5 cui-
dadores y 7 pacientes. Los pacientes tenfan entre 31 y
49 afos, mientras que los cuidadores lo eran de pa-
cientes de 11-15 afios (3 casos), de 6-10 afios (1 caso)
y de 16-18 afios (1 caso). Dos pacientes eran de la Ciu-
dad de Buenos Aires, 4 eran del Gran Buenos Aires y,
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los restantes, de otras provincias del pais: 1 de Salta,
1 de Rio Negro, 1 de Cérdoba, 1 de Tierra del Fuego,
1 de Tucuman y 1 de Formosa. El tipo de patologia y
las terapias recibidas se describen en la Tabla 1. En la
mayoria de los casos el diagnostico se demor6 mas
de 6 meses desde el primer signo o sintoma, sin di-
ferencias claras entre pacientes habitantes del AMBA
(Area Metropolitana de Buenos Aires, abarcando la
Ciudad Auténoma de Buenos Aires y el Gran Buenos
Aires) y aquéllos en las provincias (Figura 1). Hasta
lograr el diagndstico, los pacientes consultaron médi-
cos de diversas especialidades, incluidos hematélogos
(11 casos), pediatras (6 casos), hemato-oncdlogos (1
caso), traumatdlogos (2 casos) y clinicos generalistas
(1 caso). Algunos pacientes consultaron a diversos es-
pecialistas antes del diagnostico.

Los pacientes fueron consultados sobre las etapas de
la enfermedad que consideraron mds dificultosas,
las respuestas fueron plasmadas en la Figura 2. La
mayoria de los consultados inform¢ dificultades in-
termedias o altas en la derivacion al especialista y el
diagndstico, y el acceso al tratamiento y las terapias
de sostén, mientras que la toma de decisiones sobre
el tratamiento fue en general clasificada como de
dificultad baja o muy baja. La mayoria de los par-
ticipantes informaron que siempre o casi siempre
sentian preocupaciéon sobre el tratamiento, sobre
la salud en el futuro y sobre la préxima hemorragia
(Figura 3). Un tercio o mas de los pacientes o cui-
dadores informaron interferencia frecuente o muy
frecuente de la enfermedad y su tratamiento sobre
su vida en cuanto a su vida social y actividades dia-
rias, ademas de la carga mental de la enfermedad, la
frustracion y el cansancio que provoca por tratarse
de una enfermedad cronica (Figura 4).

Tabla 1. Caracteristicas de los pacientes y cuidadores incluidos.

Hemofilia A Hemofilia A Hemofilia B
sin inhibidores con inhibidores sin inhibidores

Nuamero de pacientes 10

1 1

A demanda* (n=2)
Profilaxis regular (n=8)

Esquema de
tratamiento actual

A demanda* (n=1) Profilaxis regular (n=1)

Factor plasmatico (n=2)

Ti de tratamient .
'po de tratamiento Factor recombinante (n=6)

Factor recombinante | Factor recombinante de

Privada (prepaga) (n=2)

actual Factor de vida media extendida (n=2) (n=1) accién extendida (n=1)
Publica/PAMI (n=4) Obra social provincial
Cobertura Obra social Provincial (n=4) Publica/PAMI (n=1) p

(n=1)

*Frente a sangrados o traumatismos.
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Figura 1. Tiempo transcurrido desde el primer sintoma hasta establecerse el diagnéstico de hemofilia, por
ubicacién. AMBA: Area Metropolitana de Buenos Aires.
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Figura 2. Nivel de dificultades experimentadas durante las distintas etapas de la enfermedad.
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Figura 3. Dominios de impacto emocional de la hemofilia.
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Figura 4. Dominios de interferencia de la hemofilia con la vida de los pacientes o cuidadores.

B Muy frecuentemente / Siempre

Vida social
Actividad diaria

Capacidad laboral / estudio

Dolor relacionado con la
aplicacion

Complicaciones para viajar

Carga mental de la enfermedad

Frustracion y cansancio por ser
una enfermedad crénica

Un tercio de los encuestados (incluyendo el paciente
con hemofilia B) informé que, a pesar de la terapia,
en el ultimo afo habian sufrido dolor relacionado
con su enfermedad varias veces por semana, mien-
tras que sélo 1 encuestado refirié que sufria dolor de
manera infrecuente (Figura 5). Con respecto a las
hemorragias sufridas en los tltimos 6 meses, 3 par-
ticipantes (dos de ellos, quienes realizan tratamiento
a demanda) informaron haber sufrido 7 o mas even-
tos (Figura 6).

Con respecto a la toma de decisiones de tratamien-
to, 3 participantes (el que sufre hemofilia B y recibe
factor recombinante de accidn extendida, uno en
profilaxis con factor recombinante y uno tratado a
demanda con factor recombinante) indicaron que
el médico les explicd las opciones y ellos pudieron
participar en la eleccion del tratamiento; los restan-
tes, informaron que el médico les habia indicado la
terapia. Sin embargo, 100% de los encuestados con-
sideraron que el paciente o cuidador debe tener una
participacion activa al momento de elegir el trata-
miento, y s6lo 5/12 (41.7%) recibieron informacién
sobre nuevos tratamientos para la enfermedad (Fi-
gura 7).

Los encuestados fueron consultados sobre el méto-
do de btsqueda de informacion sobre nuevas tera-
pias para la hemofilia, y los resultados se muestran
en la Figura 8 (se permitié completar mas de una
respuesta; dentro de “Otros” se mencionan congre-
sos y cumbres sobre hemofilia). Se consulto a conti-
nuacion qué nivel de conformidad presentaban los
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[ Frecuentemente / Casi siempre
B En raras oportunidades

En ocasiones
B Nunca

pacientes sobre el tratamiento actual, en una escala
tipo Likert entre 1 (completamente disconforme) y
5 (completamente conforme), y la mediana fue de 3,
con 3 personas completamente conformes (dos de
ellas, recibiendo terapia a demanda con factor re-
combinante, y una, con hemofilia B, con profilaxis
con factor recombinante de accion extendida). Sélo
una persona respondi6 un valor de 2 de conformi-
dad y otra un valor de 4, y el resto, valores de 3.
Otra pregunta que se realizo fue si los participantes
consideraban que ciertos aspectos del tratamien-
to representaban un inconveniente o dificultad; la
mayoria estuvo de acuerdo en que el transporte del
factor, el mantenimiento y las infusiones del farma-
co eran efectivamente inconvenientes (Figura 9). El
100% de los pacientes o cuidadores encuestados re-
cibian el tratamiento en su domicilio. Todos los pa-
cientes adultos y el paciente de entre 16 y 18 afios
se aplicaban el farmaco ellos mismos, mientras que
un familiar o amigo era quien se lo aplicaba a los
pacientes <16 afos.

En lo referente a la adherencia de los ultimos 6 me-
ses, 4 pacientes recibieron regularmente su terapia
(3 adultos y un joven de 11 a 15 aflos), 3 saltearon
1 dosis al mes (2 adultos, 1 nifio de 6 a 10 afios), 2
saltearon dosis 2 veces por mes (1 adulto y 1 joven
de 11 a 15 anos) y 2 omitieron su terapia mas de 4
veces por mes (1 adulto y 1 joven de 16 a 18 afos).
Al consultarse los motivos informados de omisio-
nes de dosis (con mas de una respuesta posible),
estos fueron olvidos (2/12, 16.7%), cansancio (2/12,
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16.7%), conflictos de agenda con otras actividades
diarias (2/12, 16.7%), disponibilidad de la medica-
cioén (8/12, 66.7%), la frecuencia de las inyecciones
(1/12, 8.3%) y la via de administracién (1/12, 8.3%);
ninguno de los encuestados lo atribuyé a problemas
con la preparacion o el transporte o almacenamien-
to de la medicacion. No se identificé una relacién
clara entre la adherencia terapéutica y la frecuencia
de hemorragias o de dolor (Tabla 2).

Al consultar sobre dificultades en el acceso a la me-
dicacion experimentadas (con mds de una respuesta
posible), 9/12 (75%) informaron haber sufrido difi-
cultades para lograr la autorizacién, 11/12 (91.7%)
informaron demoras en la entrega de la medicacién
y 7/12 (58.3%) indicaron interrupciones en las en-
tregas; ninguno refirié pérdida de cobertura médi-
ca. Sobre el acceso a grupos de apoyo o tratamiento

psicoterapéutico, seis personas (50%) refirieron no
haber recibido acompainiamiento emocional durante
el recorrido de la enfermedad, uno lo recibid, por
parte de un programa de soporte a pacientes, dos
lo recibieron por via privada, dos, por parte de un
equipo multidisciplinario y uno realizé un proceso
de coaching ontolégico.

Encuentro presencial

Durante la discusion presencial, varios pacientes y
cuidadores expresaron sus opiniones sobre distin-
tos aspectos de la enfermedad y su experiencia con
los tratamientos, en un ambiente relajado, abierto y
de conversacion honesta entre pares, con preguntas
disparadoras predefinidas y el apoyo de una coor-
dinadora con experiencia en discusiones de este
tipo. Se registraron diversas opiniones relevantes de

Figura 5. Frecuencia de dolor asociado con la hemofilia, segtin tratamiento, en el dltimo afio.

B Infrecuente [ En ocasiones

2
1 III “‘
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Factor recombinante  recombinante de vida media plasmatico
recombinante accion extendida extendida

Figura 6. Numero de hemorragias sufridas en los tltimos 6 meses, segtn tipo de tratamiento recibido.

B A demanda - Factor recombinante
B Profilaxis - Factor recombinante de accion extendida

. Profilaxis - Factor recombinante
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B Proxilaxis - Factor plasmatico

Nimero de hemomragias
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Figura 7. Opiniones de los participantes sobre la toma de decisiones compartidas.
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Figura 8. Fuentes de informacion para los pacientes y cuidadores sobre nuevas terapias.
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Figura 9. Concordancia con la afirmacién de que ciertos aspectos de la terapia para hemofilia presentan
inconvenientes o dificultades.
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Tabla 2. Frecuencia de complicaciones de la hemofilia en funcién de la adherencia terapéutica.

Adherencia n Sangrados en ultimo ano Dolor en ultimo aiio

o >7 episodios (n=1) e 2 veces por semana o mas (n=1)
o 6 episodios (n=1) o 1vez por semana (n=1)

« 5episodios (n=1) e QOcasional (n=1)

+ 3 episodios (n=1) « Infrecuente (n=1)

Sin omisién de dosis 4

6 episodios (n=1)
Omisién 1 vez por mes 3 o 2 episodios (n=1)
o 0 episodios (n=1)

o 2 veces por semana 0 mas (n=2)
e QOcasional (n=1)

o >7 episodios (n=1) o 2 veces por semana o mas (n=1)

Omisién 2 veces por mes 2 3 episodios (n=1) e Ocasional (n=1)

o >7 episodios (n=1)
Omision >4 veces por mes 3 + 4 episodios (n=1)
« 3episodios (n=1)

e 2 veces por semana o mas (n=1)
¢ Ocasional (n=2)

pacientes y cuidadores sobre esta enfermedad y su
manejo:
o La profilaxis representa un cambio fundamental

en las guardias generales los procedimientos sue-
len ser ineficaces, con personal no entrenado que
enfrenta dificultades técnicas, aumentando asi el

en la vida de las personas con hemofilia. La imple-
mentacion de la auto-infusion también es percibi-
da como un hito de independencia: aprender a ad-
ministrarse la medicacion les brinda autonomia,
permitiéndoles retomar actividades cotidianas,
como viajar y practicar deportes, sin depender del
acceso inmediato a servicios médicos. Sin embar-
go, esta autonomia no se logra facilmente. Muchos
pacientes refieren trayectorias dificiles, marcadas
por la necesidad de gestionar el aprendizaje, en-
frentar errores en el diagndstico y superar barreras
de acceso a la medicacion.

El diagnéstico temprano continta siendo un desa-
tio importante. Las familias describen el proceso
como odiseas diagndsticas, con manifestaciones
hemorragicas tempranas que fueron subestima-
das por los profesionales de la salud, atribuyén-
dolas erréneamente a hematomas comunes. Este
retraso no sélo impacta en el pronoéstico clinico,
sino también en la dindmica familiar, generando
sospechas y angustia ante la falta de respuestas
claras. Una vez obtenido el diagndstico, el acceso
desigual a tratamientos adecuados se convierte
en un nuevo obstaculo. Relatos de demoras en la
administraciéon de factores de coagulacion, falta
de capacitaciéon del personal médico y dificulta-
des burocraticas para la cobertura de medicacion
son recurrentes, afectando directamente el bien-
estar de los pacientes. En particular, mientras en
los centros especializados la administracion del
tratamiento se realiza de manera agil y adecuada,
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sufrimiento del paciente y prolongando innecesa-
riamente los episodios hemorragicos.

El dafo articular y las secuelas por los sangrados
repetidos son otra preocupacion central. Pacien-
tes adultos describen cémo la artropatia y el dolor
cronico terminan impactando mas en su calidad
de vida que la hemofilia misma. Estas experiencias
resaltan la importancia de iniciar tratamientos
profilacticos tempranos para prevenir complica-
ciones a largo plazo. En este sentido, los jovenes
que han recibido profilaxis primaria desde edades
tempranas representan un cambio esperanzador,
ya que muchos de ellos han podido evitar las se-
cuelas graves asociadas con la enfermedad.

Un aspecto clave en el recorrido de vivir con he-
mofilia es la aceptacion de la enfermedad, un pro-
ceso que resulta dificil para muchas personas. A
lo largo de los afos, varios pacientes han manifes-
tado cémo, al principio, se resistian a aceptar sus
limitaciones fisicas. La idea de ser “diferentes” o
“discapacitados” es dificil de asumir, especialmen-
te cuando los jovenes tienen aspiraciones que pa-
recen incompatibles con su condicion. Sin embar-
go, con el tiempo, la aceptacion es casi inevitable.
La vivencia de la hemofilia también atraviesa ge-
neraciones. Quienes crecieron con la enfermedad
relatan la evolucion de los tratamientos, desde el
uso de crioprecipitados y plasma —con los riesgos
de transmision de infecciones como hepatitis C—
hasta el acceso actual a factores de coagulacion se-
guros y otras alternativas terapéuticas. Al mismo
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tiempo, comparten las dificultades emocionales
de aceptar la enfermedad y las limitaciones fisicas
impuestas por ella, luchando contra el estigma y
la auto-percepcion de discapacidad. La comuni-
dad hemofilica, el acompafiamiento emocional y
el acceso a la informacion aparecen como pilares
fundamentales para el manejo integral de la en-
fermedad.

Finalmente, los pacientes y sus familias insisten en
que el acceso a la medicacion, aunque esencial, no
es suficiente. El tratamiento integral debe conside-
rar también el soporte emocional y social, fomen-
tando un entorno de decisién compartida donde
cada familia pueda elegir el abordaje terapéutico
que mejor se ajuste a sus necesidades y valores. El
apoyo de la comunidad, la ruptura de estigmas y la
promocion de la autonomia son claves para mejo-
rar la calidad de vida de las personas con hemofilia
alo largo de todas las etapas de su vida.

Discusion

Los resultados de esta encuesta proporcionan una
vision detallada de las experiencias de pacientes ar-
gentinos con hemofilia y sus cuidadores, destacando
aspectos criticos relacionados con el diagnostico, el
tratamiento y la calidad de vida. La demora en el
diagnostico, observada en la mayoria de los casos
con retrasos superiores a seis meses desde la apa-
ricién de los primeros sintomas, es consistente con
informes previos que sefialan dificultades en el reco-
nocimiento temprano de la hemofilia, especialmente
en regiones con recursos limitados. La diversidad de
especialistas consultados antes de alcanzar el diag-
noéstico definitivo refleja una falta de conocimiento
o sospecha clinica de la hemofilia en el primer nivel
de atencién. Este hallazgo subraya la necesidad de
programas de educacion médica continua que capa-
citen a los profesionales de la salud en la identifica-
cién temprana de trastornos de la coagulacion.

En cuanto al tratamiento, la mayoria de los pacien-
tes en este estudio recibieron profilaxis regular con
concentrados de factor recombinante o de vida me-
dia extendida. Esta practica esta alineada con las
recomendaciones internacionales que abogan por
la profilaxis para prevenir hemorragias y preservar
la funcién articular. Sin embargo, la adherencia al
tratamiento profilactico sigue siendo un desafio sig-
nificativo. Los motivos de la omisién de dosis, como
olvidos, cansancio y conflictos de agenda, son con-
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sistentes con estudios previos que identifican facto-
res similares que afectan la adherencia.

La alta prevalencia de dolor frecuente, reportada por
un tercio de los encuestados, y la ocurrencia de mul-
tiples hemorragias en pacientes bajo tratamiento a
demanda, resaltan la carga continua de la enferme-
dad. Estos sintomas no sélo afectan la salud fisica,
sino que también tienen un impacto emocional y
social significativo. La interferencia de la hemofilia
en la vida diaria, incluyendo la vida social y las ac-
tividades cotidianas, ha sido documentada en diver-
sos contextos y se asocia con una disminucién en la
calidad de vida.

El proceso de toma de decisiones compartidas en el
tratamiento fue limitado en esta cohorte, ya que la
mayoria de los pacientes (75%) informé que el mé-
dico selecciond la terapia sin su participacion activa,
a pesar de que todos consideraron que el paciente o
cuidador debia tener un rol activo en la decision del
tratamiento; incluso menos de la mitad informaron
haber recibido informacién de parte del profesional
sobre nuevos tratamientos. Por lo tanto, es esencial
fomentar una comunicacion efectiva entre médicos
y pacientes para involucrar a estos ultimos en su
plan de manejo. Los resultados relacionados con las
dificultades experimentadas en distintas etapas de
la enfermedad (Figura 2) indican que para algunos
pacientes hubo dificultades para la toma de decisio-
nes sobre el tratamiento, y para mas de la mitad, el
acceso a éste fue dificultoso; en relacion con la toma
de decisiones compartidas, la falta de participacion
activa podria estar vinculada a las barreras de ac-
ceso, ya que cuando las decisiones son compartidas
de manera efectiva, es probable que se facilite tanto
la eleccién del tratamiento como su acceso, promo-
viendo una mayor satisfaccion, mejor adherencia y
resultados mas favorables.

Las dificultades en el acceso a la medicacién, inclu-
yendo demoras en la entrega y autorizaciones, repre-
sentan barreras significativas para el manejo efectivo
de la hemofilia en Argentina. Estos obstaculos no
solo afectan la adherencia al tratamiento, sino que
también contribuyen a peores resultados clinicos a
largo plazo. A pesar de los avances en los tratamien-
tos disponibles, las terapias actuales no logran una
eficacia completa en todos los casos, lo que resalta
la necesidad urgente de terapias innovadoras que
ofrezcan un control mas preciso y duradero de la en-
fermedad. La implementacién de politicas de salud
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que garanticen un suministro constante y oportuno
de medicamentos es crucial, pero también es esen-
cial que estas politicas incluyan el acceso a nuevas
opciones terapéuticas que mejoren el prondstico de
los pacientes y optimicen su calidad de vida. La sa-
tisfaccion del paciente es un componente clave en la
atencion de salud, especialmente en enfermedades
cronicas como la hemofilia; cuando la atencién se
realiza en centros con equipos multidisciplinarios,
la satisfaccion de los pacientes es alta, lo que eviden-
cia el valor que los pacientes otorgan a estos cen-
tros">2%). Las dificultades y la satisfaccion con el tra-
tamiento varian segun la gravedad de la hemofilia;
las barreras percibidas, el nivel de habilidades para
el autotratamiento, la gravedad de la enfermedad y
el estado emocional son predictores clave que deben
considerarse para mejorar la adherencia y mantener
la calidad de vida®".

Este estudio tiene algunas limitaciones que deben
considerarse. El tamafio de la muestra es pequeio,
lo que puede limitar la generalizacion de los hallaz-
gos. Ademas, la naturaleza autoinformada de las
encuestas puede estar sujeta a sesgos de recuerdo.
Futuras investigaciones deberian incluir muestras
mas amplias y métodos de recoleccion de datos mas
robustos para validar estos resultados.

Conclusiones
Las personas con hemofilia en Argentina enfrentan
multiples desafios que afectan su calidad de vida y

adherencia al tratamiento. La demora en el diagnds-
tico, las dificultades en el acceso a la medicacién y
la carga emocional de la enfermedad representan
barreras significativas para el manejo éptimo de la
hemofilia. A pesar de que la profilaxis regular ha de-
mostrado ser el estandar de tratamiento mas efecti-
vo, la adherencia sigue siendo un problema debido a
factores personales y estructurales. Adicionalmente,
persisten necesidades insatisfechas, ya que las tera-
pias actuales no logran una eficacia total en el con-
trol de la enfermedad. Es necesario avanzar hacia
terapias mas innovadoras que ofrezcan soluciones
mas efectivas y personalizadas, con el fin de mejorar
el prondstico y la calidad de vida de los pacientes,
asi como optimizar la adherencia al tratamiento a
largo plazo.

Los hallazgos de este estudio subrayan la necesidad
de mejorar la educacion médica para un diagndstico
mas temprano, optimizar el acceso a la medicacién
mediante politicas de salud mas eficientes y fomen-
tar la toma de decisiones compartida entre médicos
y pacientes. Ademas, es crucial implementar estra-
tegias de apoyo psicologico y social para mitigar el
impacto emocional de la enfermedad.

Futuras investigaciones con muestras mas amplias
y metodologias complementarias permitiran una
comprension mas profunda de las necesidades de
estos pacientes y contribuiran al desarrollo de inter-
venciones dirigidas a mejorar su calidad de vida y
resultados clinicos.
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