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La Comisión Europea aprueba el nuevo tratamiento de 
Pfizer para la profilaxis en hemofilia A o B grave sin 

inhibidores en pacientes adultos y adolescentes 
 

 
• Marstacimab (HYMPAVZI®) es el primer tratamiento subcutáneo semanal 

aprobado para personas con hemofilia B grave y el primero aprobado que se 
administra mediante una pluma precargada para personas con hemofilia A o B 
grave en la Unión Europea 

 
• La autorización se basa en los resultados del estudio fase 3 BASIS, que demostró 

una reducción significativa del 35% en la tasa anualizada de sangrados tratados 
en comparación con la profilaxis previa con factores de reemplazo 
 

  
 
Madrid, 25 de noviembre de 2024 – La Comisión Europea (CE) ha aprobado marstacimab 
(HYMPAVZI®) para la profilaxis rutinaria de episodios hemorrágicos en pacientes de 12 
años o mayores y un peso de al menos 35 kg con hemofilia A grave (deficiencia congénita 
de factor VIII [FVIII], FVIII <1%) sin inhibidores de FVIII o hemofilia B grave (deficiencia 
congénita de factor IX [FIX], FIX <1%) sin inhibidores de FIX.  
 
Este fármaco es el primer anticuerpo contra el inhibidor de la vía del factor tisular (anti-
TFPI) aprobado en la Unión Europea para tratar la hemofilia A o B y el primero aprobado 
en la UE que se administra con una pluma precargada. Asimismo, ofrece una opción de 
tratamiento subcutáneo con un régimen de dosificación semanal.  
 
“Las opciones de tratamiento estándar para la hemofilia A y B suponen una carga 
considerable para los pacientes, ya que la preparación y administración de infusiones e 
inyecciones requiere de un tiempo notable para ser realizadas correctamente, lo que puede 
dar lugar a la omisión de dosis y a un aumento del riesgo de hemorragias”, ha afirmado 
José Chaves, director Médico de Pfizer España. “Esta opción terapéutica representa un 
avance significativo para estos pacientes, ya que puede contribuir a la prevención de 
hemorragias, y permite su administración subcutánea una vez a la semana a través de una 
pluma precargada”, ha subrayado Chaves. 
 
La hemofilia es una familia de enfermedades raras genéticas de la sangre, causadas por la 
deficiencia de un factor de coagulación (FVIII en la hemofilia A y FIX en la hemofilia B), que 
afectan a más de 800.000 personas en todo el mundo y aproximadamente a 3.000 personas 
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en España.1,2 Esta patología se diagnostica en los primeros años de la infancia y se 
caracteriza por la incapacidad de la sangre para coagularse correctamente, aumentando el 
riesgo de hemorragias repetidas en las articulaciones u otros tejidos, lo que puede provocar 
daños articulares permanentes o sangrados que no cesan.3,4 A pesar de los avances 
significativos en su tratamiento, logrados en los últimos años, muchas personas que viven 
con la enfermedad continúan experimentando episodios hemorrágicos y requieren ser 
tratadas con infusiones intravenosas frecuentes, que a menudo necesitan ser 
administradas varias veces a la semana.5 
 
"Este tratamiento ofrece una opción innovadora para las personas que viven con hemofilia, 
una enfermedad que a menudo provoca un dolor articular recurrente y que puede afectar 
a actividades cotidianas tan simples como subir unas escaleras", ha explicado José Chaves. 
“Esta aprobación refleja el compromiso de más de 40 años de nuestra compañía por 
contribuir a mejorar el abordaje de la hemofilia. Esperamos poder ofrecer esta solución, 
que no solo reduce las hemorragias, sino que, además, requiere una preparación más 
sencilla, un aspecto que es clave para los pacientes”, ha añadido. 
 
La aprobación se basa en los resultados del estudio pivotal fase 3 BASIS (NCT03938792) que 
evaluó la eficacia y seguridad de este fármaco en adultos y adolescentes de 12 años o 
mayores con hemofilia A o B grave sin inhibidores. En este ensayo clínico, la profilaxis con 
este fármaco redujo significativamente la tasa anual de sangrados tratados (ABR, por sus 
siglas en inglés) un 35% durante el periodo activo de tratamiento de 12 meses, en 
comparación con la profilaxis previa con factores de reemplazo. En el ensayo se demostró 
tanto no inferioridad como superioridad, respecto a la profilaxis previa con factores de 
reemplazo. Además, el perfil de seguridad fue consistente con los resultados de la fase 1 y 
2, y los acontecimientos adversos más comunes reportados en el estudio fueron reacciones 
en el lugar de inyección, cefalea, prurito e hipertensión. 
 
Esta aprobación es válida en los 27 Estados miembros de la UE, así como en Islandia, 
Liechtenstein y Noruega. Esta aprobación de la CE sigue a la autorización reglamentaria en 
los Estados Unidos en octubre. 
 
El esfuerzo de más de 40 años de Pfizer por avanzar en el abordaje de la hemofilia comenzó 
con la introducción de fármacos recombinantes y se ha ampliado a nuevas modalidades de 
tratamiento avanzadas.  
 
Sobre la Hemofilia  

La hemofilia es una familia de enfermedades genéticas raras de la sangre causadas por la deficiencia de un 
factor de coagulación (FVIII en la hemofilia A, FIX en la hemofilia B), que impide la coagulación normal de la 
sangre. La hemofilia se diagnostica en la infancia temprana y afecta a más de 800.000 personas en todo el 

https://cts.businesswire.com/ct/CT?id=smartlink&url=https%3A%2F%2Fclinicaltrials.gov%2Fct2%2Fshow%2FNCT03938792%3Fterm%3DPF-06741086%26draw%3D2%26rank%3D2&esheet=53869370&newsitemid=20231211991010&lan=en-US&anchor=NCT03938792&index=2&md5=fa7db22fafc62a97ee772e77edd9f5c2
https://www.pfizer.com/news/press-release/press-release-detail/us-fda-approves-pfizers-hympavzitm-marstacimab-hncq
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mundo y a aproximadamente 3.000 personas en España.1,2 La incapacidad de la sangre para coagular 
correctamente puede aumentar el riesgo de hemorragias dolorosas en el interior de las articulaciones, lo que 
puede causar cicatrices y daños articulares. Las personas con hemofilia pueden sufrir daños articulares 
permanentes tras episodios repetidos de hemorragia.3,4  

Durante décadas, el tratamiento más habitual de la hemofilia A y B se ha basado en la terapia de sustitución de 
factores, que reemplaza los factores de coagulación que faltan o están deficitarios. Las terapias de sustitución 
de factores aumentan la cantidad de factor de coagulación en el organismo hasta niveles que mejoran la 
coagulación, lo que se traduce en menos hemorragias.6,7 

Se cree que la carga que suponen las infusiones intravenosas es un obstáculo para el cumplimiento terapéutico 
de algunas personas con hemofilia, debido en parte a la incomodidad, la falta de tiempo y el acceso venoso 
deficiente.8,9,10,11 En una encuesta realizada entre pacientes, médicos y enfermeras especializadas de seis países 
europeos, la falta de tiempo para el tratamiento y la conveniencia figuraban entre las principales razones para 
no utilizar la cantidad prescrita de factor de coagulación o saltarse la administración del tratamiento8. 
 
 

Pfizer, innovaciones que cambian la vida de los pacientes® 

Pfizer, como compañía biomédica que trabaja para mejorar la salud de las personas, se dedica al desarrollo de 
terapias y vacunas innovadoras para curar y prevenir enfermedades o aliviar sus síntomas. Con una trayectoria de 
más de 175 años, Pfizer mantiene su compromiso con la sociedad y apuesta por la I+D para dar respuesta a las 
necesidades médicas de hoy y del mañana. El avance de la ciencia y la tecnología, así como su aplicación médica, 
exige colaborar con todos los implicados para maximizar la cartera de medicamentos y que la innovación 
farmacéutica llegue a todas las personas que la necesitan de manera rápida, asequible, fiable y con transparencia, 
de acuerdo con los más altos estándares de calidad y seguridad. Para más información www.pfizer.es 
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