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1925: Περιγραφή Cooley  1880:  Cardarelli 
1884:  Somma 

1940–1950: 
Καμινόπετρος, Silvestroni, Bianco 
Ανωμαλίες Hb , Κληρονομικότητα 1949–1960: Pauling: Δομή Hb   

HbS-Μετάδοση κατά Mendel 
Ceppellini: HbA2 
 
                     
 

1960–1970:  
Weatheral και Clegg 

Σύνθεση αλυσίδων Hb  
1970–1980: Θεραπεία με Μεταγγίσεις 
Αποσιδήρωση: deferoxamine 

1980–2000: 
Εμβρυική διάγνωση (Kan) 

Μεταμόσχευση Μυελού (Lucarelli) 2000… νεα φάρμακα  
αποσιδήρωσης per os 

2013: 
Γονιδιακή  

Θεραπεία? 

1935: Miceli 

1928: Greppi  
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α2 

γ γονίδια α γονίδια β γονίδια 

α2γ2 β2 

HbF HbA 
Αύξηση HbF 

ΟΣΤΙΚΗ ΝΟΣΟΣ ΥΠΕΡΦΟΡΤΩΣΗ 
 ΣΙΔΗΡΟΥ 

ΙΚΤΕΡΟΣ ΛΟΙΜΩΞΕΙΣ 

VDR 
ESR1 

Collagen 

HFE UGT1 HLA-DR 
TNF 

ICAM1 

ΠΡΩΤΟ  
ΕΠΙΠΕΔΟ 

ΔΕΥΤΕΡΟ  
ΕΠΙΠΕΔΟ 

ΤΡΙΤΟ  
ΕΠΙΠΕΔΟ 

Αναιμία και Αιμόλυση 

α ΑΛΥΣΙΔΕΣ 

ΠΟΛΥΕΠΙΠΕΔΕΣ ΑΙΤΙΕΣ 
ΕΠΙΠΛΟΚΩΝ ΤΗΣ  β-ΘΑΛΑΣΣΑΙΜΙΑΣ 



ΑΙΜΟΛΥΣΗ 
ΑΝΑΠΟΤΕΛΕΣΜΑΤΙΚΗ 

ΕΡΥΘΡΟΠΟΙΗΣΗ 
Σύνδεση στη 

μεμβράνη 
IgG και C3 

Αυξημένη σύνθεση 
ερυθροποιητίνης 

 
ΑΝΑΙΜΙΑ  

Σπληνομεγαλία 

Σκελετικές 
ανωμαλίες, 
οστεοπενία 

 

Επέκταση 
μυελού των 

οστών 

Υπερφόρτωση 
σιδήρου 

Περίσσεια ελεύθερων 
α-αλυσίδων 

Μετουσίωση 
Αποδόμηση 

Σχηματισμός Αίμης και 
αιμοχρωμάτων 

Τοξικότητα 
Σιδήρου 

Απομάκρυνση 
γηρασμένων ερυθρών 

Ελαττωμένη 
ιστική 

οξυγόνωση  

Αυξημένη 
απορρόφηση 

σιδήρου 

Olivieri N, et al. N Engl J Med. 1999;34:99-109. 

ΠΑΘΟΦΥΣΙΟΛΟΓΙΑ ΤΗΣ 
 β-ΘΑΛΑΣΣΑΙΜΙΑΣ  

Τα Θαλασσαιμικά Σύνδρομα είναι κληρονομικές νόσοι της αιμοσφαιρίνης  
λόγω ελαττωματικής και μη ισόρροπης σφαιρινικής παραγωγής 
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• ΟΜΟΖΥΓΩΤΙΚΗ ΚΑΤΑΣΤΑΣΗ 
• Σημαντική ανισσοροπία  α/β αλύσεων  
• Σοβαρή Αναιμία από βρεφική ηλικία 
• Απαιτούνται «ισόβιες» Μεταγγίσεις 
• Θάνατος στην πρώτη δεκαετία χωρίς 

θεραπεία 

β-ΘΑΛΑΣΣΑΙΜΙΑ 
ΜΕΙΖΩΝ 

• Ποικίλλο γενετικό υπόβαθρο 
• Μέτρια βλάβη παραγωγής αλύσεων 
• Ήπια αναιμία, με διάγνωση στην πρώτη δεκαετία 
• Απαιτούνται (;) Σποραδικές Μεταγγίσεις 

β-ΘΑΛΑΣΣΑΙΜΙΑ 
ΕΝΔΙΑΜΕΣΗ 

β-ΘΑΛΑΣΣΑΙΜΙΑ 
ΕΛΑΣΣΟΝΑ  • ΕΤΕΡΟΖΥΓΩΤΙΚΗ ΚΑΤΑΣΤΑΣΗ 

• Ασυμπτωματική  
• Απαραίτητη γενετική συμβουλή  

ΚΛΙΝΙΚΕΣ ΜΟΡΦΕΣ  β-ΘΑΛΑΣΣΑΙΜΙΑΣ 



ΣΥΧΝΟΤΗΤΕΣ ΦΟΡΕΩΝ ΘΑΛΑΣΣΑΙΜΙΚΩΝ ΑΛΛΗΛΙΩΝ  (%) 

ΠΕΡΙΟΧΗ β-ΘΑΛΑΣΣΑΙΜΙΑ α0-ΘΑΛΑΣΣΑΙΜΙΑ α+-ΘΑΛΑΣΣΑΙΜΙΑ 

Αμερική 0–3 0–5 0–40 

Ανατολική 
Μεσόγειος 2–18 0–2 1–60 

Ευρώπη 0–19 1–2 0–12 

Νοτιοανατολική 
Ασία 0–11 1–30 3–40 

Υπο-Σαχάρια 
Αφρική 0–12 0 10–50 

Δυτικός Ειρηνικός 0–13 0 2–60 

Weatherall D, et al. Inherited Disorders of Hemoglobin. In: Disease Control Priorities in Developing Countries. 
2nd ed. New York: Oxford University Press; 2006: 663-80.  

ΕΤΕΡΟΖΥΓΩΤΕΣ ΑΙΜΟΣΦΑΙΡΙΝΟΠΑΘΕΙΩΝ 
ΤΟ 7% ΤΟΥ ΠΑΓΚΟΣΜΙΟΥ ΠΛΗΘΥΣΜΟΥ 



ΕΠΙΠΛΟΚΗ  
(% των ασθενών) 

ΕΘ(n = 37) 
ΛΙΒΑΝΟΣ 

ΕΘ(n = 63) 
IΤΑΛΙΑ 

ΜΘ (n = 40) 
ΛΙΒΑΝΟΣ 

ΜΘ (n = 60) 
ΙΤΑΛΙΑ 

Σπληνεκτομή 90 67  95 83    
Χολοκυστεκτομή 85 68    15 7   
Χολολιθίαση 55 63    10 23  

Eξωμυελική αιμοποίηση 20 24     0 0    

Άτονα έλκη κνημών 20 33    0 0    

Θρομβώσεις 28 22     0 0    

Καρδιακές νόσοι 3 5    10 25    

Πνευμονική Υπέρταση 50 17 10 11 

Τρανσαμινασαιμία 20 22   55 68    
Ηπατιτιδα C  7 33   7 98    
Υπογοναδισμός 5 3     80 93    
Διαβήτης 3 2    12.5 10    
Υποθυρεοειδισμός 3 2    15 11    

Taher AT, et al. Mediterr J Hematol Infect Dis. 2009;1.  
Taher A, et al. Blood Cells Mol Dis. 2006;37:12-20.  

ΕΠΙΠΛΟΚΕΣ  β-ΘΑΛΑΣΣΑΙΜΙΑΣ 

. 



Συχνότητα επιπλοκών 
Θαλασσαιμίας  

Thuret I et al. Haematologica 2010;95:724–729  

Γαλλία:  
215  Θαλασσαιμικοί ασθενείς 
μελετηθέντες μεταξύ 2005–2008 
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*in patients ≥15 yrs 

Presenter
Presentation Notes
 A national registry for thalassemia in France has been developed since 2005. Data on 378 shown; 267 with thalassemia major, 110 with thalassemia intermedia. Rate of complications of iron overload in French thalassemia major patients appear similar to those reported in other developed countries in which this condition is not endemic.



Συχνότητα επιπλοκών 
Θαλασσαιμίας 

Cunningham MJ et al. Blood 2004;104:34–39 

(%
) 

ΗΠΑ (TCRN):  
342 ασθενείς 
μελετηθέντες μεταξύ  
2000–2003 
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TCRN, Thalassemia Clinical Research Network 

Presenter
Presentation Notes
 This cross-sectional study defines the current status of complications among 342 TM patients in North America. The TCRN is a clinical research network who developed a registry to characterize features of TM patients in North America. Of 334 patients tested for hepatitis C virus (HCV), 35% were seropositive or positive for HCV RNA. Among the endocrine disorders 35% had hypogonadism which required medication.



Εξωμυελική αιμοποίηση σε ασθενή 
με  ενδιάμεση β-Θαλασσαιμία 

Smitaman E, Rubinowitz AN. N Engl J Med. 2010;362:253. 

● Ενδιάμεση  β-Θαλασσαιμία με μεταγγίσεις 
● Hb : 4 mg/dL; Ηt 15% 
● Πνευμονική Υπέρταση  
● Εστίες εξωμυελικής αιμοποίησης παρασπονδυλικά και έκδηλη οστεοπενία 
● Εντατικοποίηση Μεταγγίσεων  
● Αμφοτερόπλευρα κατάγματα μηριαίων στην φυσιοθεραπεία 
● Θάνατος εντός 2 εβδομάδων  



Συχνότητα θρομβώσεων στη Μείζονα  
και Ενδιάμεση β-Θαλασσαιμία 

Βιβλιογραφική  
Αναφορά 

Μείζων β-
Θαλασσαιμία 

(%) 

Ενδιάμεση  
β-Θαλασσαιμία  

(%) 
Borgna-Pignatti, et al. 1998 4 9.6 
Aessopos, et al. 1997 1 1 
Moratelli, et al. 1998 3.3 16.2 
Cappellini, et al. 2000 1.5 29 
Zalloua, et al. 2003 – 8 
Taher, et al. 2006 0.9 3.9 

Aessopos A, et al. Stroke. 1997;28:2421-4. 
 Borgna-Pignatti C, et al. Acta Haematol. 1998;99:76-9. 
 Cappellini MD, et al. Br J Haematol. 2000;111:467-73. 

 Moratelli S, et al. J Pediatr Endocrinol Metab. 1998;11 Suppl 3:915-21. 
 Taher A, et al. Thromb Haemost. 2006;96:488-91. 

 Zalloua PA, et al. Thromb Haemost. 2003;89:767-8.  



ΑΙΜΟΠΕΤΑΛΙΑ 
•Αυξημένη συγκόλληση 

•Αυξημένη έκφραση δεικτών 
ενεργοποίησης  

•Παθολογικά Αιμοπετάλια 
 

Υπερπηκτικότητα 

ΑΛΛΟΙ ΠΑΡΑΓΟΝΤΕΣ 
•Καρδιακή δυσλειτουργία 

•Ηπατική δυσπραγία 
•Eνδοκρινικές Διαταραχές 

 

ΕΝΔΟΘΗΛΙΟ- 
ΛΕΥΚΟΚΥΤΤΑΡΑ 
•Έκφραση μορίων 

προσκόλλησης και ιστικού 
παράγοντα στα ενδοθηλιακά 

κύτταρα 
•Σχηματισμός μικρο-

σωματιδίων 
 

ΜΟΝΟΞΕΙΔΟ ΤΟΥ ΑΖΩΤΟΥ 
•ΑΙΜΟΛΥΣΗ 

•↓ ΝΟ = ΑΓΓΕΙΟΣΥΣΠΑΣΗ 
 

ΕΡΥΘΡΑ 
• ΣΧΗΜΑΤΙΣΜΟΣ ROS   

•ΑΡΝΗΤΙΚΑ 
ΦΟΡΤΙΣΜΕΝΕΣ 

ΕΠΙΦΑΝΕΙΕΣ 
ΦΩΣΦΟΛΙΠΙΔΙΩΝ 

•ΑΥΞΗΜΕΝΗ 
ΠΡΟΣΚΟΛΛΗΣΙΜΟΤΗΤΑ 

 
 

ΘΡΟΜΒΟΦΙΛΙΑ 
•ΑΡΝΗΤΙΚΕΣ ΕΝΔΕΙΞΕΙΣ 

ΜΕΤΑΛΛΑΞΕΩΝ 
•ΕΛΑΤΤΩΜΕΝΑ ΕΠΙΠΕΔΑ  Αntithrombin 

III, Ρrotein C, και Ρrotein S  
•AντιΦωσφολιπιδικά Αντισώματα 

 

ΣΠΛΗΝΕΚΤΟΜΗ 
•ΘΡΟΜΒΟΚΥΤΤΑΡΩΣΗ ΚΑΙ 

ΥΠΕΡΣΥΓΚΟΛΗΣΗ 
•ΥΨΗΛΑ ΕΠΙΠΕΔΑ ΑΡΝΗΤΙΚΑ 
ΦΟΡΤΙΣΜΕΝΩΝ ΕΡΥΘΡΩΝ 

ΑΙΜΟΣΦΑΙΡΙΩΝ 

Taher A, et al. Blood Rev. 2008;22:283-92. 



ΠΡΟΛΗΨΗ ΘΡΟΜΒΟΕΜΒΟΛΙΚΩΝ 
ΕΠΕΙΣΟΔΙΩΝ 

● Η σπληνεκτομή πρέπει να προσεγγίζεται επιφυλακτικά (και με 
καθυστέρηση) εκτός και αν θεωρηθεί επειγόντως αναγκαία 

● Αυξημένος κίνδυνος θρομβώσεων σε σπληνεκτομηθέντες ασθενείς 
που δεν μεταγγίζονται, με υψηλό αριθμό εμπύρηνων ερυθρών στο 
περιφερικό αίμα, αυξημένα αιμοπετάλια και  ενδείξεις πνευμονικής 
υπέρτασης  

● Συσχέτιση αυξημένων θρομβώσεων και ηλικίας 

● Απαιτούνται καλά σχεδιασμένες μελέτες που θα εκτιμήσουν την 
αποτελεσματικότητα και ασφάλεια της θεραπείας με μεταγγίσεις και 
της αντιαιμοπεταλιακής ή/και αντιπηκτικής αγωγής 
 

 

Taher A, et al. Br J Haematol. 2011;152:512-23. 



 Η πνευμονική υπέρταση  
στις αιμοσφαιρινοπάθειες 

 Αίτια:  
 Αιμόλυση: παραγωγή ΝΟ→αγγειοσύσπαση 
 Υπερπηκτικότητα-Θρομβοφιλία 
 Σπληνεκτομή-Λειτουργική ασπληνία 
 Αναιμία-Χρόνια υποξία 
 Αιμοχρωμάτωση καρδιάς-ήπατος-πνευμόνων 
 Παρεγχυματικές και αγγειακές πνευμονικές βλάβες 
 
ΑΝΤΙΜΕΤΩΠΙΣΗ ΠΥ: 

 Καλή θεραπεία αποσιδήρωσης                 Έλεγχος αιμόλυσης 
Μεταγγίσεις (?), Υδροξυουρία                   Τακτική καρδιολογική παρακολούθηση 
Έλεγχος θρομβοφιλίας                              Φαρμακευτική αγωγή  
 



Καρκίνος ήπατος σε θαλασσαιμικούς 
ασθενείς 

Borgna-Pignatti et al 2003 

Αριθμός περιστατικών 23 

Μέση ηλικία διάγνωσης 45 +/- 11 

Άντρες / Γυναίκες 15 / 8 

Anti HCV + 20 

HCV-RNA + 17 

HBV Ab + 13 

HBs-Ag + 2 

Φερριτίνη ορού, ng/ml 1926 +/-1389 

Μέγιστη τιμή φερριτίνης ορού, ng/ml 3900 +/-2360 

Αποσιδήρωση  DFO / L1 22 / 1 

Presenter
Presentation Notes
Thal major 8 pts,tal int 12 pts,sickle-thal 3 ptsThe only patient on L1 was a 52 y old female,thal intermedia then regularly ntransfused since 1994.She assumed L1 between 1996 and 1997,then between 1999 and 2003 because of DFO intolerance. Serum ferritin in2003 was 5500;liver biopsy in 1997:cirrhosis and LIC 10.1mg/g wet weigth.Anti HBs and anti HBC positive



Η Θαλασσαιμία το 2013 

● Σαφής βελτίωση της επιβίωσης λόγω: 
– Καλύτερης κατανόησης της παθοφυσιολογίας της 

νόσου 
– Καλύτερης ιατρικής φροντίδας 
– Καλύτερων χηλικών παραγόντων 
– Καλύτερης εκτίμησης του φορτίου σιδήρου 



Στόχοι Θεραπείας Μεταγγίσεων 

● Φυσιολογική ανάπτυξη και φυσική δραστηριότητα 
● ↓ Χρόνια υποξία      
● ↓ Υπερπλασία Μυελού       

– ↓ υπερογκαιμία 
– ↓ οστικές βλάβες          
– ↓ εξωμυελική αιμοποίηση 

● ↓ Σπληνομεγαλία και υπερσπληνισμός 
● ↓ Απορρόφηση σιδήρου από το ΓΕΣ 

 
                                 

Βελτίωση 
Καρδιακής 
Λειτουργίας 



Parenchyma Reticuloendothelial  
macrophages 

ΕΝΤΕΡΟ 

NTBI 

ΔΙΑΤΑΡΑΧΕΣ ΜΕΤΑΒΟΛΙΣΜΟΥ ΣΙΔΗΡΟΥ 
ΣΤΗ ΘΑΛΑΣΣΑΙΜΙΑ 

ΜΥΕΛΙΚΗ  
ΕΡΥΘΡΟΠΟΙΗΣΗ 

Transferrin 

ΜΕΤΑΓΓΙΣΕΙΣ 

20–40 
mg/day 

ΤΡΑΝΣΦΕΡΡΙΝΗ 
ΔΙΚΤΥΟΕΝΔΟΘΗΛΙΑΚΟ  

ΜΑΚΡΟΦΑΓΑ ΠΑΡΕΓΧΥΜΑ 

Hershko C, et al. Ann NY Acad Sci. 1998;850:191-201. NTBI = non-transferrin-bound iron. 



Κλινικές επιπτώσεις  
 

Υπόφυση   υπογονιμότητα, ανάπτυξη 

Θυρεοειδής  υποθυρεοειδισμός 

Καρδιά     μυοκαρδιοπάθεια 

Ηπαρ           Ηπατική κίρρωση 

Πάγκρεας   Διαβήτης 

Γονάδες     υπογοναδισμός 

Η τοξικότητα του σιδήρου στα διάφορα 
όργανα  

Απαραίτητος ο συστηματικός έλεγχος και η 
πρόληψη και θεραπεία τους  

Presenter
Presentation Notes




Ο έλεγχος των ενδοκρινικών επιπλοκών 
ισοδυναμεί με βελτίωση της επιβίωσης 

1. Thomas AS et al. Blood 2010;116(21): abst 1011; 2. Perera NJ et al. Intern Med J 2010;40:689–696; 3. Noetzli LJ et al. Am J 
Hematol 2012;87:167–171; 4. Belhoul KM et al. Ann Hematol 2012;91:1107–1114; 5. Noetzli LJ et al. Am J Hematol 
2012;87:155–160; 6. Au W-Y et al. Haematologica 2008;93:116–119; 7. Noetzli LJ et al. Am J Hematol 2012;87:167–171 

Ελάττωση 
σιδήρου 
καρδιάς1 

 Υπογοναδισμός 
 Παν-υποφυσισμός 
 Οστεοπενία 
 Καθυστέρηση 

ανάπτυξης 

 Παθολογική 
δοκιμασία 
γλυκόζης 

 Διαβήτης 

 Υποθυρεοειδισμός 

 Το MRI.R2 της 
υπόφυσης 
συσχετίζεται με 
την φεριτίνη , το 
LIC,3 με το 
καρδιακό και 
παγκρεατικό  R27 

Υπερσιδήρωση 
θυρεοειδούς2,4 

Υπερσιδήρωση 
παγκρέατος

2,4–6 

Υπερσιδήρωση 
Υπόφυσης

2–4 

Αυξημένες μεταγγίσεις 
συσχετίζονται με 

αυξημένη συχνότητα 

ενδοκρινοπαθειών2 

Presenter
Presentation Notes
An observed decrease in cardiac iron burden1 has highlighted the importance of endocrinopathies in patients with β-thalassemia.2 As the population ages, the build up of iron in the pituitary gland, pancreas and thyroid from childhood transfusions is being expressed in complications such as diabetes mellitus.3,4 Studies have also shown that the iron overload in these organs is rapid in onset and largely irreversible with chelation treatment.3,5,6The levels of pituitary R2 correlates with serum ferritin and LIC levels. Pituitary R2 has a logarithmic relationship with pancreatic and cardiac R* values (r2 = 0.49 and 0.52; P<0.0003, respectively).  This may be relevant for identifying the potential endocrine complications.3References1. Thomas AS et al. Blood 2010;116(21):abst 1011. 2. Perera NJ et al. Int Med J 2010;40:689–696. 3. Noetzli LJ et al. Am J Hematol 2012;87:167–171. 4. Belhoul KM  et al. Ann Hematol 2012;91:1107–1114. 5. Noetzli LJ et al. Am J Hematol 2012;87:155–160. 6. Au W-Y et al. Haematologica 2008;93:116–119.



Νέοι Ορίζοντες στη Θαλασσαιμία 

Δι-εξειδικευμένη 
παρακολούθηση ΜΕΛΛΟΝ 
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Νέοι Ορίζοντες στη Θαλασσαιμία 

T2* MRΙ 1999 

Deferiprone 
έγκριση 
EΜΕΑ 
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μεταγγίσεων 

1970s 
DFO  

θεραπεία 
1980s 

Deferasirox 
έγκριση 
EΜΕΑ 

2006 Deferiprone 
FDA έγκριση 2011 Deferasirox 

FDA έγκριση 2005 

Εξελίξεις  
στην θεραπεία αποσιδήρωσης
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 Μη Συμμορφούμενοι ασθενείς 

Θεραπεία αποσιδήρωσης και 
επιβίωση με DFO 

Brittenham GM, et al. N Engl J Med. 1994;331:567-73. 

Οι μη συμμορφούμενοι ασθενείς στη θεραπεία αποσιδήρωσης είχαν μόνο 30% 
πιθανότητες επιβίωσης στα 25 χρόνια 



DFP+DFO ανώτερα της DFP στην ελάττωση του LIC 

Ο συνδυασμός  DFP και DFO ισοδύναμα με τη  
DFO στην ελάττωση του LIC 

Η Δεκαετία των εξελίξεων στη 
θεραπεία αποσιδήρωσης 
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2006 Το Deferasirox ισοδύναμο με τη  DFO στην 
ελάττωση του LIC 

Η DFP  καλύτερη από την  DFO στην ελάττωση του 
καρδιακού σιδήρου και στην βελτίωση του LVEF 

1.Taher AT & Musallam KM. Blood 2012;119:3191–3192 
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; 2. Tanner MA et al. J Cardiovasc Magn Res 2008;10:12 

DFP+DFO  καλύτερα από τη  DFO στην ελάττωση 
του καρδιακού σιδήρου και στη βελτίωση του LVEF2 
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Presentation Notes
DFO/DFP combinationCombined DFP + DFO chelation therapy reduces myocardial iron and improves cardiac function in patients with severe myocardial siderosis and impaired LV function.ReferenceTanner MA et al. J Cardiovasc Magn Res 2008;10:12.



DFP+DFO προκαλούν λιγότερη καρδιακή 
νοσηρότητα και θνησιμότητα σε σύγκριση με DFO 
 DFP και DFO ανώτερα της DFP στην ελάττωση 
της φεριτίνης ορού  
Η DFP και ο συνδυασμός  DFP+DFO σχετίζονται 
με λιγότερη θνητότητα από την  DFO  

DFP+DFO ανώτερα της DFO στην ελάττωση του 
καρδιακού σιδήρου και στη βελτίωση του LVEF 
DFP+DFO is superior to DFP alone in reducing 
LIC 

Ο συνδυασμός  DFP και  DFO ισοδύναμος με την  
DFO στην ελάττωση του  LIC 

Η Δεκαετία των εξελίξεων στη 
θεραπεία αποσιδήρωσης 
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2006 

5 χρόνια ασφάλειας και 
αποτελεσματικότητας του Deferasirox2 

To Deferasirox ελαττώνει σημαντικά τον 
καρδιακό σίδηρο 

Ασφαλής η δόση >30 mg/kg/day του 
Deferasirox 

Το Deferasirox ισοδύναμο με την  DFO 
στην ελάττωση του LIC 

Η DFP ανώτερη της  DFO στην ελάττωση του 
καρδιακού σιδήρου και στη βελτίωση του LVEF 

1.Taher AT & Musallam KM. Blood 2012;119:3191–3192 
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; 2. Cappellini MD et al. Blood 2011;118:884‒893 
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DeferasiroxLong term 5-year data available showing decreases in  LIC and serum ferritin with a manageable safety profileReferencesCappellini MD et al. Blood 2011;118:884‒893.



Η DFP ανώτερη της  DFO στην βελτίωση και του  
RVEF 
DFP+DFO προκαλούν λιγότερη καρδιακή 
νοσηρότητα και θνησιμότητα  από την  DFO 
 DFP και  DFO είναι ανώτερα από την  DFP στην 
ελάττωση της φεριτίνης ορού  
Η DFP προκαλεί λιγότερη καρδιακή νοσηρότητα 
και θνησιμότητα από την DFO  

DFP+DFO ανώτερα της DFO στην ελάττωση του 
καρδιακού σιδήρου και στη βελτίωση του LVEF 
DFP+DFO ανώτερα της DFP στην ελάττωση του  
LIC 

Ο συνδυασμός  DFP και DFO ισοδύναμος με την  
DFO στην ελάττωση του  LIC 

Η Δεκαετία των εξελίξεων στη 
θεραπεία αποσιδήρωσης 
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Το Deferasirox συνεχίζει να ελαττώνει τον 
καρδιακό σίδηρο και μετά 3 χρόνια2 

5 χρόνια ασφάλειας και 
αποτελεσματικότητας του  Deferasirox  

Το Deferasirox ελαττώνει σημαντικά τον 
καρδιακό σίδηρο 

Ασφαλής και η δόση > 30 mg/kg/day του 
Deferasirox 

To Deferasirox ισοδύναμο με τη DFO στην 
ελάττωση του  LIC 

Η DFP ανώτερη του  DFO στην ελάττωση 
καρδιακού σιδήρου και στη βελτίωση του LVEF 

1.Taher AT & Musallam KM. Blood 2012;119:3191–3192 
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; 2. Pennell D et al. Haematologica 2012;97:842–848 
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DeferasiroxDeferasirox continues to remove cardiac iron over 3 years in the EPIC studyReferencesPennell D, Porter JB et al. Haematologica 2012;97:842–848



DFP superior to DFO in improving RVEF 

DFP+DFO is associated with less cardiac 
morbidity and mortality vs DFO 
Sequential DFP and DFO are superior to DFP 
alone in reducing serum ferritin  
DFP and DFP+DFO are associated with less 
cardiac morbidity and mortality vs DFO alone 

DFP+DFO ανώτερα της  DFO στην ελάττωση του 
καρδιακού σιδήρου και στη βελτίωση του LVEF 
DFP+DFO ανώτερα της  DFP στην ελάττωση του  
LIC 

Ο συνδυασμός  DFP και DFO ισοδύναμος με την  
DFO στην ελάττωση του  LIC 

Η Δεκαετία των εξελίξεων στη 
θεραπεία αποσιδήρωσης 
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Το Deferasirox εξακολουθεί να αφαιρεί 
καρδιακό σίδηρο μετά από 3 χρόνια 

5 χρόνια ασφάλειας και 
αποτελεσματικότητας του  deferasirox  

Το Deferasirox ελαττώνει σημαντικά τον 
καρδιακό σίδηρο 

Ασφαλής η δόση >30mg/kg/ημέρα του  
deferasirox  

Deferasirox equivalent to DFO for 
reduction of LIC 

Η DFP ανώτερη της  DFO στην ελάττωση του 
καρδιακού σιδήρου και στην βελτίωση του LVEF 

1.Taher AT & Musallam KM. Blood 2012;119:3191–3192; 2. Neufeld EJ et al. Blood 2012;119:3263–3268 

FBS0701 προκαλεί δοσοεξαρτώμενες μειώσεις του  
LIC σε μελέτη Φάσης II, σε διάστημα 6 μηνών2 
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FBS0701: Phase II, 24-week trialDose-dependent response was evident in terms of decreases in LIC2Well tolerated, notably, low incidence gastrointestinal treatment related side effects2In the absence of dose-related AEs, higher doses of FBS0701 might be expected to disease LIC in a greater proportion of patients2This is an ongoing trial with a 72-week extension3Referen2. Neufeld EJ  et al. Blood. 2012;119:3263‒3268.3. http://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT01186419?term=FerroKin&rank=24. http://www.fda.gov/NewsEvents/Newsroom/PressAnnouncements/ucm275814.htm 5. Tanner MA et al. J Cardiovasc Magn Res 2008;10:12.



Νέοι Ορίζοντες στη Θαλασσαιμία 

Antonio Piga, MD, University of Turin, Italy 
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Presentation Notes
This slide demonstrates a trend towards an increase in average age of patients with thalassemia during the last 30 years, with regular transfusions and the introduction of chelation therapy with DFO. This highlights the relationship between effective chelation therapy and improved survival.In 1977, regular transfusion was not available to patients with β-thalassemia major.In 1987, regular transfusions were carried out, which improved the mean survival age of patients.In 1997, as well as regular transfusions, chelation therapy (using DFO) was carried out, which further increased survival. 



Επιβίωση χωρίς επιπλοκές 
Θαλασσαιμικών ασθενών στην Ιταλία 

● Παράγοντες κινδύνου για 
θνησιμότητα στη Θαλασσαιμία  

– Φεριτίνη ορού > 2,500 μg/L  
(HR 3.7)  

– Αρρυθμία (HR 2.4) 
– Αρρεν φύλο (HR 1.9) 
– Καρδιακή νόσος (HR 11.3) 

Borgna-Pignatti C, et al. Haematologica. 2004;89:1187-93. 
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ΑΙΤΙΑ ΘΑΝΑΤΟΥ ΣΤΗ β-ΘΑΛΑΣΣΑΙΜΙΑ 

ΟΛΟΙ  (N = 1,073) 
ΑΣΘΕΝΕΙΣ ΜΕΤΑ ΤΟ 1970  
(n = 720) 
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•Τροχαία ατυχήματα, Νεφροπάθεια,  HIV/AIDS,  

•Θρομβοπενία, Αιμολυτική Αναιμία,  

•Νευρογενής Ανορεξία. 
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% n ΑΙΤΙΑ 

82 Καρδιακή νόσος 71.3 

Borgna-Pignatti C, et al. Ann N Y Acad Sci. 2005;1054:40-7. 
Ladis V, et al. Ann N Y Acad Sci. 2005;1054:445-50. 



ΑΙΤΙΕΣ ΘΑΝΑΤΟΥ: ΕΛΛΗΝΙΚΟ ΕΘΝΙΚΟ ΑΡΧΕΙΟ 
ΚΑΤΑΓΡΑΦΗΣ 2000–2010 
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Voskaridou E et al. Ann Hematol 2012;91:1451–1458  
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Presentation Notes
 This is the first official database of haemoglobinopathy patients in Greece. Registry was initiated in March 2009 with the participation of 43 Units or Clinics throughout Greece.  Total number of registered patients was 4,740. The number of deaths due to cardiac problems was reduced, while the number of deaths due to liver disorders was increased during the last decade.
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Η Καρδιοπάθεια λόγω τοξικότητας του 
σιδήρου δεν είναι πλέον η επικρατούσα αιτία 

θανάτου  

Θαλασσαιμικοί ασθενείς με καρδιακή σιδήρωση σε MRI 
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Αρχή Μελέτης Τελευταίο  follow-up 

p < 0.001 

p < 0.001 

Thomas AS, et al. Blood. 2010;116:[abstract 1011]. 



Νέοι Ορίζοντες στη Θαλασσαιμία: 
Η Συμβολή της Μαγνητικής Τομογραφίας 

T2* MRΙ  1999 ΘΕΡΑΠΕΙΑ 
ΜΕΤΑΓΓΙΣΕΩΝ 1970s 

ΘΕΡΑΠΕΙΑ 
DFO  

1980s 

Modell B et al. J Cardiovasc Magn Reson 2008;10:42 
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Ο σταθερός έλεγχος με  MRI και η θεραπεία 
αποσιδήρωσης ελάττωσαν την θνησιμότητα 

● Συνολική επίπτωση θνησιμότητας ήταν  1.65 ανά  
1,000 έτη/ασθενών 

– Τριπλάσια βελτίωση συγκρινόμενο με το ποσοστό θνησιμότητας 
στα έτη 2000–20031  που ήταν 4,3 ανά 1000 έτη/ασθενών 
 

– Οι ασθενείς είχαν 61% λιγότερες πιθανότητες θανάτου σε σχέση 
με την ομάδα ελέγχου  2000–2003  (επίπτωση: 0.387, p < 0.05)  

– Σημειώθηκαν 8 θάνατοι σε περίοδο παρακολούθησης 10 ετών  

1. Modell B, et al. J Cardiovasc Magn Reson. 2008;10:42. 
Thomas AS, et al. Blood. 2010;116:[abstract 1011]. 



Η συμμόρφωση στη θεραπεία 
βελτιώνει την ποιότητα ζωής 

1Cappellini MD et al. Clin Ther 2007;29:909–917; 2Taher AT et al. Acta Haematol 2010;123:220–225; 3Porter JB et al. Anemia 
2012:297641. Epub 2012 Aug 12 
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Presentation Notes
 Pivotal trials of deferasirox (107, EPIC and 2402) demonstrated that thalassemia patients: Had increased time to focus on other normal activities; Had increased QoL; Had improved adherence to medication; Found deferasirox more convenient that DFO;  Had increased levels of satisfaction with deferasirox treatment than previous chelation treatments.1-3 ReferencesCappellini MD et al. Clin Ther 2007;29:909–917.Taher AT et al. Acta Haematol 2010;123:220–225.Porter JB et al. Anemia 2012:297641. Epub 2012 Aug 12.



Βελτίωση στην συμμόρφωση στη 
θεραπεία 

1Cappellini MD et al. Clin Ther 2007;29:909–917; 2Taher AT et al. Acta Haematol 2010;123:220–225; 3Porter JB et al. Presented at 
ASH 2009 [Blood 2009;114(22); abst 2486] 
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Πόσο «πιστά» ακολούθησες το πρόγραμμα αποσιδήρωσης σου ,  
στις τελευταίες 4 εβδομάδες; 3 

ΜΕΡΙΚΕΣ ΦΟΡΕΣ 
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Presentation Notes
 Pivotal trials of deferasirox (107, EPIC and 2402) demonstrated that thalassemia patients: Had increased time to focus on other normal activities; Had increased QoL; Had improved adherence to medication; Found deferasirox more convenient that DFO;  Had increased levels of satisfaction with deferasirox treatment than previous chelation treatments.1-3 ReferencesCappellini MD et al. Clin Ther 2007;29:909–917.Taher AT et al. Acta Haematol 2010;123:220–225.Porter JB et al. Anemia 2012:297641. Epub 2012 Aug 12.



“ΓΟΝΙΜΟΤΗΤΑ ΣΤΗ Μ.Α.”  
Μελέτη από τις 4 Μονάδες της Κύπρου 

Σκορδής Ν, Pediatric Endocrinology Review,2004;2:2   

Φυσιολογική 
Έμμηνος ρύση 

Πρωτοπαθής 
Αμηνόρροια 

Δευτεροπαθής
Αμηνόρροια 

Αρ. Γυναικών 71 11 16 

Συνολικός 
αριθμός 

98 

Κυήσεις 149 Μετά διέγερση 
ωοθηκών 

Μετά διέγερση 
ωοθηκών 

Παιδιά 158 

Presenter
Presentation Notes
The other 15 patients remained on HRT –as they are  not considering conception at this stage and pending reassessment in the future



Νέοι Ορίζοντες στη Θαλασσαιμία 
Χρήση  

T2* MRΙ 
1999 

Εγκριση 
Deferiprone  

στην 
Ευρώπη 

1999 Θεραπεία 
Μεταγγίσεων 1970s Θεραπεία 

DFO  1980s 

Έγκριση 
Deferasirox 

στην 
Ευρώπη 

2006 

Επαγωγείς 
της  HbF Μέλλον 
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Presentation Notes
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Στρατηγική της επαγωγής της  HbF  

● Η HbF αντισταθμίζει  «λειτουργικά» την απούσα HbA 
– Ομοζυγώτες HPFH  
– Σύνθετοι ετεροζυγώτες (β-thal/HPFH) 

● Τα επίπεδα της HbF επηρεάζονται από ποικίλους 
φυσιολογικούς και γενετικούς παράγοντες στην 
περίοδο μετά την γέννηση  
– Κύηση 
– Υπερπλασία της Ερυθράς σειράς 
– Αιματολογικοί νόσοι 
– Αιμοσφαιρινοπάθειες 

● Κλινικές μελέτες όπου χορηγήθηκαν «επαγωγείς» της  
HbF βελτιώνουν την συμπτωματολογία 



Επαγωγή της HbF με φάρμακα 

● Υπάρχουν 4 είδη «επαγωγικών» φαρμάκων 
● 1. ΕΡΟ (επιτάχυνση διαφοροποίησης της ερυθράς) 
● 2. Παράγωγα βραχείας αλυσίδας λιπαρών οξέων (αλλαγή 

δομής χρωματίνης μέσω αναστολής δραστικότητας HDAC) 
● 3. Χημειοθεραπευτικά: 5-αζακυτιδίνη, Υδροξυουρία, 

decitabine (υπομεθυλίωση προαγωγών γ-σφαιρίνης και της 
μεταγραφής τους) 

● 4. Συνθετικά παράγωγα γλουταμινικού: Λεναλιδομίδη, 
θαλιδομίδη, πομαλιδομίδη (ρύθμιση του πολλαπλασιασμού 
και ωρίμανσης της ερυθράς σειράς) 



● Η ποικιλία της απάντησης στους επαγωγείς της HbF στη β-
Θαλασσαιμία οφείλεται και στην υπεύθυνη μετάλλαξη αλλά και 
στo σύμπλεγμα HBB1 

● Οι τρεις βασικοί ποσοτικοί γενετικοί τόποι που προσδιορίζουν την μεταβλητή 
αντίσταση στην HbF είναι :1–3 

Εξελίξεις στη ρύθμιση της  HbF  

1. Thein SL et al. Hum Mol Genet  2009;18:R216–R223; 2. http://www.hematology.org/Publications/Hematologist/2011/6974.aspx  
3. Danjou F et al. Haematologica 2012;97:989–993; 4. Perrine SP et al. Blood 2011;18(21):abst 3188 

Xmn1-HBG2 BCL11A 
Chromosome 2p15 

HBS1L-MYB 
Chromosome (6q23) 

Γενετική 
συμβουλή1 Στοχευμένες 

θεραπείες2,4 

Πρόβλεψη 
χρόνου 
Πρώτης 

Μετάγγισης3 

Προγεννητική 
διάγνωση1 

Μελλοντικές χρήσεις 
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Η εμπειρία του Pesaro: Επιβίωση ελεύθερη νόσου 
μετά ΜΑΚ από πλήρως HLA-συμβατό συγγενή δότη 
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Angelucci E ,et al., Haematologica. 2008;93:1780-4. 

Αποτελέσματα ΜΑΚ σε 900 ασθενείς,  
ηλικίας 1–35 years, στη περίοδο 1981-2006 



Kaplan–Meier 
probabilities of  

OS and DFS 

● Η μεταμόσχευση μυελού είναι 
η μόνη θεραπεία που 
προσφέρει ίαση της νόσου1–3 

● Η απόφαση για 
Μεταμόσχευση εξατομικεύεται 
και στηρίζεται σε αυστηρά 
κλινικά κριτήρια2 

● Η επιβίωση ελεύθερη νόσου 
ανέρχεται σε > του 80%1 

ΜΑΚ στη Θαλασσαιμία: Ίαση;; 

OS, overall survival 
DFS, disease-free survival 
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1. Di Bartolomeo P et al. Am J Hematol 2008;83:528–530; 2. Angelucci E & Baronciani D. Haematologica 2008;93:1780–1784; 
3. Galanello R & Origa R. Orphanet J Rare Dis 2010;5:11 
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Bone marrow transplantation is the only definitive curative therapy for thalassemias1–3The decision between transplantation and medical therapy is highly individualised and patient specific2Over 80% of patients achieve progression free and disease free survival1Issues surrounding transplantation:1–3Absence of an HLA geno-identical donorDeathGraft failure or rejectionGraft-versus-host diseaseIs autologous gene-modified HSCT the answer4?ReferencesDi Bartolomeo P et al. Am J Hematol 2008;83:528–530.Angelucci E & Baronciani.  Haematologica 2008;93:1780–1784.Galanello R et al. Orphanet J Rare Dis 2010;5:11.Cavazzana-Calvo M et al. Blood 2011;118(21) abst SCI-46.



Αλλογενής Μεταμόσχευση 
Αιμοποιητικών Κυττάρων (ΜΑΚ) 

● 67–90% Ολική επιβίωση  
● Η Άλλο-ΜΑΚ είναι cost-effective (1 ΜΑΚ = 3–5 έτη 

συμβατικής Θεραπείας) 
● Nέα conditioning σχήματα 

– busulfan, treosulfan, thiotepa, fludarabine 
Δότης Επίκριση 
Συμβατός αδελφός  Μυελικά AK Ο «κανόνας»  

Συμβατός αδελφός Ομφάλια AK  Ελάττωση του GVHD, ίδια καλά αποτελέσματα 

Συμβατοί Μη συγγενείς δότες  Καλά αποτελέσματα, περιορισμένοι δότες 

Μη συμβατοί Συγγενικοί δότες   Υποσχόμενη  (μέτρια αποτελέσματα) 

Μη Συγγενικό Ομφάλιο  Ερευνητική 

Angelucci E. Hematol Am Soc Educ Program. 2010;2010:456-62. 
 GVHD = graft-versus-host disease; 
HSC = haemopoietic stem cells. 



Νέοι Ορίζοντες στη Θαλασσαιμία 

Μεταμόσχευση 
Μυελού 

Παρόν 
Μέλλον 

Γονιδιακή 
Θεραπεία Μέλλον 

Έγκριση FDA  για Γονιδιακή Θεραπεία στη Θαλασσαιμία 
A Phase I Clinical Trial for the Treatment of β-Thalassemia Major With 
Autologous CD34+ Hematopoietic Progenitor Cells Transduced With 

TNS9.3.55, a Lentiviral Vector Encoding the Normal Human β-Globin Gene 
Κύρια σημεία: Ασφάλεια και τοξικότητα σε διάστημα 2 ετών 
Υπολογιζόμενος χρόνος τελους μελέτης: Ιούλιος 2014 

http://www.clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT01639690?term=NCT01639690&rank=1 
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ex vivo Γονιδιακή θεραπεία 
(θαλασσαιμία) 

 

1. Mobilization-leukapheresis or  
          bone marrow harvest 

3. Transduction 

4. Infusion of gene-corrected 
   cells after (mild) conditioning 

2. Co-culture of HSCs 
    with the vector 



Γονιδιακή Θεραπεία 
● Στόχοι1 

– Σταθερή, ασφαλής και θεραπευτική παραγωγή αιμοσφαιρίνης 
– Αποτελεσματική μεταφορά γονιδίου και ενσωμάτωσή του στο DNA 

● Πλεονεκτήματα1 
– Δεν χρειάζεται συμβατός δότης 
– Ελαχιστοποιεί τους κινδύνους του GVHD και της απόρριψης 

● Παρόντα επιτεύγματα 
– Διόρθωση αιμοσφαιρινοπαθειών σε ποντίκια με τη χρήση ex vivo 

μετατροπής της HSC με lentοιϊκούς φορείς με β-αλυσίδα 2–7 

 

1. Arumugam P, Mailk P. Hematology. 2010:445-50. 2. May C, et al. Nature. 2000;406:82-6. 3. Pawliuk R, et al. Science. 2001;294:2368-71.  
4. Hanawa H, et al. Blood. 2004;104:2281-90. 5. Imren S, et al. Proc Natl Acad Sci U S A. 2002;99:14380-85. 

6. Levasseur DN, et al. Blood. 2003;102:4312-19. 7. Malik P, et al. Ann NY Acad Sci. 2005;1054:238-49. 



τελευταία μετάγγιση αφαιμάξεις 



Mελέτες κινητοποίησης Αιμοποιητικών κυττάρων για 
γονιδιακή θεραπεία στη Θαλασσαιμία 

G.Papanicolaou Hospital – University of Washington 
 

Thal-001 : a study to assess the safety and efficacy of mobilization with G-CSF  
Hydroxyurea pretreatment  in adults with major β-thalassemia   
(EudraCT number 2005-000315-10, NCT00336362) 

 

Thal-002 : a study to assess the safety and efficacy of mobilization with Plerixafor  G 
CSF in adults with major β-thalassemia   
(EudraCT number 2009-014136-37, NCT01206075) 



Thal-001 : completed n=24pts 
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Παραχωρήθηκε από την κ. Ε. Γιαννάκη 

Plerixafor (Mozobil) 

Κινητοποιεί ταχέως τα HSCs  χωρίς να προκαλεί μυελική  υπερπλασία και χωρίς 
να προκαλεί οστικό πόνο ή να πυροδοτεί υπερλευκοκυττάρωση      

Thal-002 :  
completed n=20pts 
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Γονιδιακή θεραπεία : Η Ελληνική συμμετοχή 

Νόσημα : μείζων β-θαλασσαιμία 

Πηγή αρχέγονων κυττάρων : περιφερικό αίμα 

Σχήμα                                : Busulfan 8mg/kg 

                                           ή Melphalan 140mg/m2 

Αριθμός ασθενών               : 20 

Ελλάδα – Θεσσαλονίκη και USA– Seattle :  
 έναρξη ΓΘ 2013 
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Συνειδητοποίηση του προβλήματος 
«ΘΑΛΑΣΣΑΙΜΙΑ» παγκόσμια 

MΑΛΑΙΣΙΑ 

ΙΝΔΙΑ 

ΕΛΛΑΣ 

Σαουδική Αραβία: 

Η συχνότητα έπεσε από 32.9 στο 9.0/10002 

Κύπρος και Σαρδηνία: 

Ο ρυθμός γεννήσεων ελαττώθηκε 
από 1/250 σε 1/4000 περιπτώσεις3 

Νέες τεχνικές πρόληψης εφαρμόζονται παγκόσμια1 

 

Ιράν: 
Ελάττωση συχνότητας από 50 γεννήσεις/έτος 
στα  1993–1996, σε 35 γεννήσεις/’ετος στη 
περίοδο 1995–20054 

Λίβανος: 
20 περιπτώσεις/έτος πριν το 1994. 
Ελάττωση σε 5.5 περιπτώσεις/έτος στη 
διάρκεια 2006–20115 

1. Ansari SH & Shamsi TS. Haematology Updates 2010:23–28; 2. Memish ZA & Saeedi MY. Ann Saudi Med 2011;31:229–235   
3. World Health Organization: http://www.who.int/genomics/professionals/cyprussardinia/en/; 4. Khorasani G et al. Hemoglobin 2008;32: 
263–271; 5. Abi Saad M et al. Presented at 12th International Conference on Thalassaemia and Other Haemoglobinopathies: abst PP-122 
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Many developing countries have limited facilities for the diagnosis, control and management of thalassemiaAlthough migration is occurring towards the richer, more developed countries, prevention strategies need implementation in the countries of originGlobal prevention strategies1Extended family screening of first-born childPrenatal diagnosis and termination of pregnancyPre-marital screeningReferenceWeatherall DJ. Blood 2010;115:4331–4336.

http://www.who.int/genomics/professionals/cyprussardinia/en/


Συμπεράσματα (Ι) 
● Οι Αιμοσφαιρινοπάθειες εκδηλώνονται γενετικά και 

κλινικά με ιδιαίτερη ετερογένεια 
– Τα κλινικά χαρακτηριστικά και οι επιπλοκές της β-Θαλασσαιμίας 

ποικίλουν ανάλογα με την βαρύτητα του γενετικού ελλείμματος 

● Η πρόοδος στην συμβατική θεραπεία έχει βελτιώσει 
σημαντικά την επιβίωση 
– Η μεταγγισιοθεραπεία και η αποσιδήρωση , παράλληλα με 

διαρκή πολύ-παραμετρικό έλεγχο των ασθενών έχουν ελαττώσει 
την θνητότητα σχεδόν 3 φορές στην τελευταία δεκαετία 

– Τα καρδιακά αίτια δεν είναι πλέον η μόνη κύρια αιτία θανάτου, αν 
γίνεται συστηματική και ελεγχόμενη θεραπεία αποσιδήρωσης 

– Οι θρομβώσεις, η πνευμονική υπέρταση, η οστεοπόρωση και τα 
ηπατικά νεοπλάσματα αναδύονται ως κύριες αιτίες νοσηρότητας 



● Η Μεταμόσχευση μυελού είναι επιτυχής στους νεαρούς 
ασθενείς με πλήρως HLA συμβατό συγγενή δότη 
– H γονιδιακή θεραπεία υπόσχεται λαμπρό μέλλον 

● Η επαγωγή της HbF με νεώτερα ασφαλή σκευάσματα 
αποτελεί εναλλακτική στοχευμένη θεραπευτική προσέγγιση 

● Η ασφαλής Μετάγγιση και η θεραπεία αποσιδήρωσης 
παραμένουν οι ακρογωνιαίοι λίθοι της αντιμετώπισης της 
Θαλασσαιμίας 

● Το 2013 είναι ο καιρός της εξατομικευμένης προσέγγισης 
στην αντιμετώπιση του «μεσήλικα» θαλασσαιμικού ασθενή 

Συμπεράσματα (ΙΙ) 
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