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PERSPECTIVAS FUTURAS EN PTI
1María Eva Mingot Castellano

La trombocitopenia inmune (PTI) es una enfermedad autoinmune que 

induce una trombocitopenia por distintos mecanismos aumentando 

el riesgo hemorrágico de los pacientes. Su incidencia global es de 

aproximadamente 3,3 por 100.000 adultos/año [1]. Aunque se han 

identicado las vías que conducen a la destrucción de las plaquetas, 

no se comprende bien el mecanismo subyacente a los desequilibrios 

de la regulación del sistema inmunológico. Como en otras 

enfermedades autoinmunes, se puede observar un aumento de la 

proporción de células T colaboradoras (Th) tipo 1 (Th1)/Th2. Hay 

evidencia que sugiere que este cambio está precedido por un 

aumento anómalo de las células Th17 y la supresión de la actividad de 

las células T reguladoras (Treg) [2]. La desregulación inmune 

desencadena una variedad de acciones, lo que resulta en una 

eliminación acelerada de las plaquetas y una reducción de la 

formación de plaquetas. Las células B producen autoanticuerpos 

contra las glicoproteínas plaquetarias y otras estructuras 

plaquetarias. Las plaquetas opsonizadas son fagocitadas por los 

macrófagos, especialmente en el bazo. Los fagocitos también actúan 

como células presentadoras de antígenos (APC). En este punto, las 

células Th estimulan aún más a las células B para que produzcan más 

autoanticuerpos. Por el contrario, las plaquetas opsonizadas ya no 

están protegidas contra la desialilación dependiente de la 

neuraminidasa de los O-glicanos de las glicoproteínas de supercie 

[3]. Las plaquetas desialiladas interactúan con los hepatocitos a 

través de los receptores de Ashwell-Morell y nalmente son destruidas 

por las células de Kupffer [4]. Las plaquetas opsonizadas también 

activan el sistema del complemento, mientras que el desequilibrio 

inmunológico aumenta la actividad de las células T citotóxicas, y 

ambas acciones contribuyen aún más a la reducción del recuento de 

plaquetas. Finalmente, los autoanticuerpos también intereren con la 

1. Hospital Universitario Virgen del Rocío, Sevilla.  Instituto de biomedicina de Sevilla.  Universidad de Sevilla

 mariae.mingot.sspa@juntadeandalucia.es

2



SEMINARIO ONLINE

maduración de los megacariocitos y reducen los niveles de 

trombopoyetina, desaando así la producción de plaquetas en la 

médula ósea [5]. El sangrado generalmente comprende hematoma, 

púrpura, petequias, hemorragias bucales y nasales y sangrado 

menstrual abundante o sangrado urogenital, y suele ser de gravedad 

leve a moderada. Sin embargo, se ha observado que se producen 

hemorragia intracerebral (HIC) y otras formas de hemorragia grave 

en hasta el 1% y el 15% de los casos de PTI [6]. Aunque no existe 

consenso sobre la evaluación de autoanticuerpos durante el 

procedimiento de diagnóstico, se recomienda una determinación 

temprana ya que un resultado positivo puede guiar pasos 

adicionales y permitir el inicio rápido de la terapia [7]. Los 

tratamientos actuales de primera, segunda y tercera línea no son 

ecaces en una proporción no despreciable de pacientes, 

especialmente a largo plazo. Este seminario revisará las 

recomendaciones del Grupo Español de trombocitopenia immune 

(GEPTI) de 2023 [8]. Después se centrará en una serie de terapias 

emergentes que pueden mejorar el resultado y la calidad de vida de 

los pacientes con PTI en un futuro próximo.
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TROMBOCITOPENIA INMUNE PRIMARIA: DEFINICIÓN

PTI PRIMARIA

Elevada tasa de CRONICIDAD

Afectación de la Calidad de 
vida 

RIESGO HEMORRÁGICO:
• Localización cutáneo-mucosa
• Más frecuente con recuentos < 20 x 109/L

RIESGO TROMBÓTICO:
• Estado pro-inflamatorio
• Riesgo asociado a terapias

9TROMBOCITOPENIA (Plaquetas < 100 x 10 /L) en ausencia de patología que la justifique.

Incidencia: 2-4 casos/100.000 habitantes/año.

TROMBOCITOPENIA INMUNE PRIMARIA:

DIAGNÓSTICO

Basado en: Recomendaciones del GEPTI para el diagnóstico y tratamiento de la trombocitopenia inmune. 2023.

PTI SECUNDARIA
SECUNDARIATrombocitopenia secundaria a 

enfermedades que inducen la 
destrucción plaquetaria.

• Diagnóstico por EXCLUSIÓN.

• Estudio del FROTIS DE SANGRE 
PERIFÉRICA obligatorio.

• Diagnóstico diferencial con: 
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TROMBOCITOPENIA INMUNE PRIMARIA:

CLASIFICACIÓN

Clasificación de la PTI según la fase de la enfermedad

PTI de nuevo diagnóstico: < 3 meses desde el diagnóstico

PTI persistente: 3-12 meses tras diagnóstico

PTI crónica: > 12 meses

Categorías de PTI según tipo de respuesta

Respuesta Completa: Plaquetas = 100 x 109/L y ausencia 
de sangrado

Respuesta: Plaquetas = 30 x 109/L que al menos duplique 
el recuento basal, sin sangrado

No respuesta: Plaquetas < 30 x 109/L o menos del doble de 
recuento basal o sangrado.

Corticodependencia: Necesidad de corticoides > 2 meses 
para mantener plaquetas = 30 x 109/L y/o evitar sangrado. 

Categorías de PTI según duración de la respuesta

Respuesta duradera: Plaquetas = 30 x 109/L y recuentos del 
doble de basal a los 6 meses de tratamiento.

Respuesta precoz: Plaquetas = 30 x 109/L y recuentos del doble 
de basal a la semana de inicio del tratamiento.

Respuesta inicial: Plaquetas = 30 x 109/L y recuentos del doble de 
basal al mes de tratamiento.

Respuesta mantenida en ausencia de tratamiento: Respuesta 
>6 meses sin necesidad de tratamiento

PTI REFRACTARIA: Ausencia de respuesta (o recaída) a la esplenectomía y asociar sangrado o riesgo de 
sangrado que requiera tto

TROMBOCITOPENIA INMUNE PRIMARIA:

TRATAMIENTO

Recuento SEGURO de 
plaquetas

CESE del sangrado

Tratamiento 
INDIVIDUALIZADO

Evitar TOXICIDADES
de los tratamientos 

Minimizar impacto de 
la enfermedad en la 
CALIDAD DE VIDA

OBJETIVOS DEL TRATAMIENTO DE LA PTI

MÉDICO PACIENTE

TOMA DE DECISIONES COMPARTIDA
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TROMBOCITOPENIA INMUNE PRIMARIA: 
TRATAMIENTO

Basado en: Recomendaciones del GEPTI 
para el diagnóstico y tratamiento de la 

trombocitopenia inmune. 2023.

a. Necesidad de cirugía o intervencionismo, es�lo de vida que predisponga al sangrado. 
b. Cirugía de alto riesgo hemorrágico (SNC, ocular), necesidad de an�coagulación a dosis plenas, disfunción plaquetaria

INDICACIONES DE INICIO DE TRATAMIENTO DE LA 
PTI

Criterios de hospitalización

§ PTI de reciente diagnóstico y 
plaquetas < 20 x 109/L. 

§ Hemorragia de grado 2 según la OMS, 
y plaquetas < 30 × 109/L.

§ Hemorragia de grado =3 (requiere 
transfusión de glóbulos rojos), 
independientemente del recuento de 
plaquetas.

§ Valorar si: 

- Refractareidad

- FR hemorrágicos preexistentes

- Lejanía domicilio o factores que no aseguren       
una buena adherencia

TRATAMIENTO DE PRIMERA LÍNEA EN PTI

PREDNISONA

DEXAMETASONA

INMUNOGLOBULINAS i.v

• Dosis: 0,5-1 mg/kg/día (máximo 80mg/día)
• Periodos cortos sobre prolongados (   8 semanas , inicio descenso a partir de 3semana)
• Efectos adversos: Hiperglucemia, HTA, alteración sueño/concentración, osteoporosis, atrofia/debilidad muscular, 

ganancia peso, infecciones, afectación cutánea.

• Dosis: 40mg/día x 4 días (máximo 3-4 ciclos cada 2 semana)
• Efecto más rápido, > tasa de respuestas completas.
• Menos efectos adversos que prednisona

• Dosis: 1 gr/kg/1-2 días. En > 65 años: 0,4 gr/kg/3-4 días.  
• Rapidez respuesta: 24-48 horas pero efecto limitado: 3-4 semanas
• Efectos adversos: Cefalea, artralgias, nauseas, vómitos, trombosis. Reacciones anafilácticas (déficit selectivo de IgA)

Presencia de clínica hemorrágica grave o CI para el uso
de corticoides.

Medidas generales: 
§ Informar al paciente de síntomas de alarma o situaciones ante las que debe consultar. 
§ Suspender fármacos con potencial acción hemorrágica. 
§ Adyuvantes en situaciones puntuales: Acido tranexámico 20mg/kg/día
§ Si emergencia vital: Valorar transfusión de plaquetas o asociar 1-2 dosis de RA-TPO (Romiplostín 5-10 µg/Kg)

TRG: 64%

TRG: 72%

TRG: 90%

<-
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Pneumocystis carinii: TMP-SMX 80g/400 mg 2 
veces/día 2-3 días/semana
§ Tratamiento corticoideo >30mg Prednisona >4 semanas o 15-

30 mg/día >8 semanas.
§ Tratamiento combinado: 15-30mg Prednisona + Ciclosporina.
§ Tratamiento =10 mg Prednisona + FR preexistentes*  

VHS: Aciclovir 400mg/día 
§ Edad >60 años
§ Tratamiento con Prednisona >7,5mg/día
§ Antecedentes de infecciones previas por VHS

VHB: Entecavir 0,5 mg/día 
§ Pacientes con HBcAc y AgVHB positivo y tratamiento > 

Prednisona 10mg/día = 8 semanas o >20mg/día >4 semanas.

* Edad >65 años, enfermedad pulmonar, uso concomitante de otros IS.

IBP si uso de esteroides y presencia de otros factores de 

riesgo: Omeprazol 20mg/día

PREVENCIÓN DE EFECTOS ADVERSOS

DE LOSCORTICOIDES

VITAMINA D+Ca: Colecalciferol 2800 UI/día desde el 
inicio del tratamiento corticoideo. 

Mujeres postmenopáusicas y varones >50 años: 
§ Tratamiento corticoideo > 3 meses.
§ DMO con T score < -1,5 y toma de prednisona >2,5mg/día 

>3 meses.  
Mujeres premenopáusicas y varones <50 años: 
§ Historial de fracturas por fragilidad previo.
§ DMO con T score < -1,5 y toma de prednisona >5mg/día 

>3 meses.  

* Suplementación adecuada en la dieta: 1000-1200 mg/día de Calcio 
elemental y 600-800 UI/día de vitamina D.

OSTEOPOROSIS INFECCIONES

Monitorizar (durante tratamiento): 
• Presión arterial y peso
• Hb glicada (cada 3 meses) 

• Descartar Hipoaldosteronismo (>3 meses)
• Control Oftalmología (cada 6-12 meses)

• Control lípidos e iones (cada 6 meses)

TRATAMIENTO DE SEGUNDA LÍNEA EN PTI

FOSTAMATINIB

• Dosis: 100-150 mg/12 horas v.o
• Respuesta rápida: 40-45% en refractareidad a RA-TPO, hasta 75% si se usa en primera línea.
• Pros: Baja incidencia de eventos trombóticos. No efecto inmunosupresor (baja tasa de infecciones)
• Efectos adversos: Diarrea, HTA, alteración función hepática 

PRIMERA OPCIÓN DE TRATAMIENTO: RA-TPO O FOSTAMATINIB.

Vía administración Perfil eficacia/seguridad fármaco Preferencias del paciente

GEPTI: Recomendado en pacientes con trombosis arteriales/venosas o historial previo de TE.

Interacción con alimentos ricos en calcio.
Monitorización de función hepá�ca

No interacciones alimentarias
No requiere monitorización hepá�ca

ELTROMBOPAG 

AVATROMBOPAG

ROMIPLOSTIN 10 µg/kg/semana 

25-75 mg/día v.o

20-40mg/día v.o

1- s.c

RA - TPO Tasa respuestas globales: 80%

Posibilidad de discontinuación: 30-50%

No resistencia cruzada entre ellos: 
- Si no respuesta, cambiar a otro 

agente del grupo
- Si refractareidad al conjunto: adicción 

de corticoides a baja dosis o cambio a 
Fostamatinib.

TRG: 80%

TRG: 40 -45%
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TRATAMIENTO DE SEGUNDA LÍNEA EN PTI

SEGUNDA OPCIÓN DE TRATAMIENTO: RITUXIMAB O ESPLENECTOMÍA.

RITUXIMAB

ESPLENECTOMÍA

• Dosis: 
375 mg/m2/semanal x 4.
Alternativas: 100 mg/m2/semanal x 4 ó 1000 mg/día en días 1 y 15.
• Efectos adversos: reacciones infusionales, enf.suero, hipogammaglobulinemia, neutropenia (tardía), infecciones
• Precauciones: 
Serología previa VHB: Si HBcAc +: Lamivudina; si HBsAg +: Entecavir/tenofovir
Descenso respuesta inmune post-vacunal: vacunación al menos 4 semanas antes o 6 meses después. 

• Procedimiento: Vía laparoscópica.  Umbral seguro de plaquetas >20-50 x 109/L.   
• Efectos adversos: Hemorragias (cirugía), infecciones, trombosis. 
• Precauciones: 
Vacunación previa (Haemophilus influenzae, Meningococo, Neumococo) y posteriormente
Tromboprofilaxis con HBPM 4 semanas post-cirugía
Si alto riesgo infeccioso: profilaxis atb durante 2 años.

GEPTI: No antes de los 12 meses del diagnóstico. 
Considerar tras fracaso, al menos de un tratamiento de 2ª línea.

TRG: 50-73%

TRG: 80%

TRATAMIENTO DE LA PTI REFRACTARIA

• 20% pacientes. Elevada morbi-mortalidad. 

• Necesidad de redefinir el concepto: 

Pérdida total de respuesta a uno o más tratamientos (incluidos RA-TPO y Rituximab)

Cifras de plaquetas < 20 x109/L. 

• Valorar: 

Confirmación diagnóstica: descartar PTI 2ª

Erradicación de Helicobacter Pylori

Riesgo/Beneficio del inicio del tratamiento y su influencia en la calidad de vida del paciente. 

RITUXIMAB de rescate en combinación INMUNOSUPRESORES

INMUNOMODULADORES

CITOSTÁTICOS

• RTX + Corticosteroides 
(dexametasona): TRG 75%

• RTX (baja dosis) + Corticoides (Dexa) + 
Ciclosporina: TRG 60%

• RTX (dosis baja) + RA-TPO: TRG 93%

Azatioprina, Ciclosporina A, 
Micofenolato mofetilo

Danazol, Dapsona

Ciclofosfamida
Alcaloides de la Vinca (Vincristina, Vinblastina)

NO ESTABLECIDO EL MEJOR 
ESQUEMA TERAPÉUTICO
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DISCONTINUACIÓN DE LOS AR-TPO:

Posibilidad de REMISIÓN SOSTENIDA DE LA RESPUESTA SIN TRATAMIENTO (SROT): 

• Reducción costes

• Minimiza aparición efectos adversos

RECOMENDACIONES GENERALES

• Paciente INFORMADO y de acuerdo.

• REDUCCIÓN PAULATINA, evitando descensos de plaquetas <30 x109/L.

CANDIDATOS:

• Recuentos >100 x109/L mantenidos    6 meses sin 
necesidad de tratamiento de rescate.

• Recuentos >50 x109/L mantenidos en el 75% de los 
controles =6 meses.

• Ausencia de factores limitantes: antecedentes 
hemorrágicos, necesidad de 
anticoagulación/antiagregación, mala respuesta a 
tratamiento de rescate.

DESESCALADA:

• Eltrombopag: Descender un 30% de la dosis en cada 
paso: 

o Control en dos semanas. 

o Si recuentos >50 x109/L plaquetas realizar nuevo descenso 
y control en 2-4 semanas.

• Romiplostín: Reducir 1mg/kg/semana en cada paso.

• Avatrombopag: Descenso según ficha técnica.

Valorar suspensión tras periodo de descenso de 8-10 semanas.

• Valorar realizarlo en FASES TEMPRANAS de la enfermedad 

CIRUGÍA EN PACIENTES CON PTI

Mingot-Castellano et al. J Clin Med. 2023;12:6422.

Umbral mínimo de 
plaquetas para cirugía no 

establecido 

Manejo en función de 
la urgencia de la 

cirugía

<-
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POBLACIONES ESPECIALES: PTI EN LA INFANCIA

• Tendencia a la REMISIÓN ESPONTÁNEA

• Mayor riesgo de traumatismos pero menos comorbilidades médicas. 

• Valoración del inicio del tratamiento en función de: 

o Existencia de clínica hemorrágica. 

o Coexistencia de otros factores de riesgo prohemorrágicos. 

o Recuento plaquetar (<20-30 x109/L.) 

OBJETIVO: 
EVITAR 

SANGRADOS

TRATAMIENTO DE LA PTI EN PEDIATRÍA: 

Primera línea: 

• Corticoides (Prednisona v.o o Metilprednisolona iv 4mg/kg/día x 4 días seguido de 2 mg/kg 3 días y suspender)

• Ig iv: Dosis única de 0,8-1 gr/kg

Segunda línea: 

• Ciclos de Ig iv o dexametasona v.o

• Bolus de corticoides

• Eltrombopag (si >6 meses de evolución: 25 mg(<6años), 50mg (si >6 años)

• Romiplostín (si >1 año de evolución): 1-10 µgr/kg.

Tercera línea: 

• Micofenolato de mofetilo

• Rituximab

• Esplenectomía: Emergencia vital y ausencia de respuesta tratamiento previo.

POBLACIONES ESPECIALES: PTI EN EL EMBARAZO

• DIAGNÓSTICO DIFERENCIAL con causas de TROMBOPENIA EN LA GESTACIÓN (HELLP,

• OBJETIVO del tratamiento: 

CIFRAS SEGURAS PARA EL PARTO. 

> 50 x 109/L si parto vaginal.

> 70 x 109/L si anestesia epidural/cesárea

Cifra de plaquetas > 20 x 10⁹/L

TRATAMIENTO DE LA PTI EN GESTACIÓN

De elección: 

• Prednisona 10-20mg/día (o la dosis más baja para mantener plaquetas >20-30 x 
109/L 

• Ig iv 1gr/kg x 2 días ó 0,4 gr/kg x 5 días si sangrado, intolerancia a prednisona o 
necesidad de aumento rápido de la cifra de plaquetas.

Otras opciones (si fracaso de lo anterior): 

• Azatioprina, ciclosporina

• RA-TPO (Romiplostin/Eltrombopag)

• Esplenectomía (segundo trimestre)

• Rituximab solo en casos graves

3º Trimestre

MANEJO DEL RECIEN NACIDO

Recuento de plaquetas en 
muestra de cordón:

• Si < 100 x 109/L: Hemograma diario

• Si < 50 x 109/L: Realizar ecografía 
cerebral, si sangrado: Ig iv + 
Corticoides.

• Si < 30 x 109/L ó hemorragia: Ig iv 1 
gr/kg

preeclamsia, trombopenia gestacional)

12
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POBLACIONES ESPECIALES: PTI EN EL ANCIANO

• Incidencia aumenta con la edad: 30% pacientes > 65 años.

• Manejo de mayor complejidad: Comorbilidades, aumento del riesgo hemorrágico y trombótico.

• Diagnóstico diferencial complejo: 

Descartar hemopatías malignas (SMD / LMA)

Posibles interferencias farmacológicas con la trombopenia.

OBJETIVO de tratamiento: 

> 30 x 109/L plaquetas si > 75 años

> 30 x 109/L plaquetas si > 60 años y factores riesgo hemorrágicos

TRATAMIENTO DE LA PTI EN EL ANCIANO

Perfiles de eficacia y seguridad distintos a los de la

población general

PTI sin sangrado activo: 
• Corticoides: Prednisona 0,5 mg/kg/día (periodos cortos) 

• Ig iv si plaquetas < 10 x 109/L o alto riesgo hemorrágico.
2ª línea: 
• RA-TPO o Fostamatinib
• Danazol / dapsona 
• Rituximab

PTI y SANGRADO ACTIVO

Ig iv 0,4-0,5 gr/kg/día 3-5 
días + Corticoides

PTI E INFECCIÓN POR COVID/VACUNACIÓN:

PACIENTES CON COVID QUE DESARROLLAN PTI: 

- Si plaquetas < 20 x 109/L y/o sangrado activo: Prednisona (pauta similar a PTI)

- Pacientes con COVID grave y tratamiento corticoideo, que presentan plaquetas < 20 x 109/L 
y/o sangrado activo: Adicción de Ig iv.

- Fracaso de las medidas anterior: 

• AR-TPO a la menor dosis posible

• Fostamatinib

PACIENTES CON PTI Y CONTAGIO DE COVID: 

• No modificación del tratamiento salvo recaída: 

• Añadir Ig para control de sangrado.

• Aumentar dosis de AR-TPO o añadir un segundo AR-TPO o Fostamatinib. 

VACUNA FRENTE A SARS-COV2 y PTI: No mayor riesgo de 
trombopenia. No contraindicación. 

13
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PTI Y RIESGO TROMBÓTICO:

PTI y necesidad de ANTICOAGULACIÓN. PTI y necesidad de ANTIAGREGACIÓN.

• Evitar Inhibidores de GpIIb/IIIa y triples 
terapias. 

• Si > 10 x109/L: Posible Monoantiagregación.

• Si > 30 x109/L: Posible doble antiagregación 
pero minimizar a un mes post-
revascularización.

FACTORES DE RIESGO TROMBÓTICOS EN PACIENTES CON PTI

Relacionados con la PTI Relacionados con el paciente Relacionados con los tratamientos

IPF, Megacariocitos circulantes
Micropar�culas
Citocinas proinflamatorias (PAI-1, P-Selec�na)

Antecedentes TEV
FRCV (HTA,DM,DLP)
Obesidad
Tabaquismo

Esplenectomía
AR-TPO
Cor�coides
Ig iv

• Riesgo de Trombosis arterial/venosa x2 en relación con la población general. 
• Riesgo MULTIFACTORIAL

Si necesidad de tratamiento anti-PTI: Primera línea – Corticoides, segunda línea: Fostamatinib.

Mingot-Castellano et al. J Clin Med. 2023;12:6422.

TROMBOPENIAS INMUNES SECUNDARIAS:
• 9-20% del total de las Trombopenias inmunes. 
• Tratamiento: 
De la patología subyacente
Específico de la trombopenia si plaquetas < 20x109/L, clínica hemorrágica o intervencionismo

ENFERMEDAD Primera línea tto. Segunda línea tto. Otras consideraciones

Sd.Linfoproliferativo autoinmune 
(1%)

Corticoides  ± Ig iv Micofenolato / Sirolimus Rituximab/ Esplenectomía solo en casos seleccionados

LES (5%) /SAF primario (2%) Corticoides a altas dosis  ± Ig iv Rituximab Si fracaso: AR-TPO o Esplenectomía

Sd.Evans (2%) Corticoides Ig iv, Rtx, Esplenectomía, IS Si asociado a anomalías hereditarias: terapias dirigidas

Inmunodeficiencia común variable 
(1%)

Corticoides Ig iv, Rtx + Ig Evitar esplenectomía

Sd Linfoproliferativos (2%) Corticoides AR-TPO Si no progresión de la LLC: Rtx en monoterapia

Trombopenia inmune post-Tx (1%) Ig iv 1gr/Kg/día x 3 días Corticoides Si fracaso: Rtx, Micofenolato, Sirolimus

Postviral (2%) Similar a PTI primaria --- Generalmente no requiere tratamiento.

VHC (2%) Ig iv AR-TPO (Avatrombopag) Evitar corticoides

VIH (1%) Ig iv AR-TPO (Eltrombopag) Evitar corticoides

Helicobacter Pylori (1%) Tratamiento erradicador --- ---

Fármacos Suspensión del fármaco --- Si sangrado: corticoides, Ig, Tx plaquetas.
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• El tratamiento de la PTI primaria sigue siendo un desafío, con la incorporación de nuevos
fármacos ya disponibles y un mejor manejo de su potencial toxicidad.

• Los corticoides y las Inmunoglobulinas i.v siguen considerándose los pilares del tratamiento
de primera línea en la PTI.

• En segunda línea, los AR-TPO son la mejor opción. La irrupción de Fostamatinib se plantea
como alternativa eficaz, sobre todo en pacientes de mayor riesgo trombótico.

• El amplio abanico terapéutico acota el uso de la esplenectomía a un grupo limitado de
pacientes y la inmunosupresión/inmunomodulación a los pacientes con PTI refractaria.

• La existencia de guías de consenso ayuda a individualizar el tratamiento en poblaciones
específicas (pediatría, gestación, ancianos) siendo necesario su actualización periódica.

CONCLUSIONES
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La Púrpura Trombocitopénica Idiopática (PTI) es un 
camino que te transforma la vida, un desafío 

constante, donde el coraje y la resiliencia del paciente 
se ponen a prueba en una lucha silenciosa y 

persistente por la normalidad. 

PTI

Grupo de Trabajo de la SEHH y GEPTI. Directrices de diagnós�co, tratamiento y seguimiento de la PTI. 
2020. Sociedad EspañoladeHematología y Hemoterapia (SEHH).

La trombocitopenia inmune (PTI), es una enfermedad adquirida 
caracterizada por una destrucción acelerada de plaquetas y una 
producción deficiente de estas por parte de los megacariocitos.

Esta patología se define típicamente por una reducción 
transitoria o persistente del recuento plaquetario y por un 
incremento en el riesgo de sangrado
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PTI

• La incidencia de PTI es de 2 - 4 casos por cada 100.000 
habitantes por año.

• Prevalencia 4-5 por 100.000 habitantes en edad pediátrica y de 
9 - 26 por 100.000 habitantes en población adulta

Grupo de Trabajo de la SEHH y GEPTI. Directrices de diagnós�co, tratamiento y seguimiento de la PTI. 
2023. Sociedad EspañoladeHematología y Hemoterapia (SEHH).

TRATAMIENTO

• Inmunoglobulinas

• Cor�coides
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Bussel et al Drug Design, Development and Therapy
2021:15 2243–2268

TPO

Bussel et al Drug Design, Development and Therapy 2021:15 2243–2268

2009
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Steurer, M. Et al Eur J Haematol, 98: 112-120.

ROMIPLOSTIM

259/302(86%) de los pacientes alcanzaron recuentos de plaquetas =50.000/µL al menos una vez en 
ausencia de tratamiento de rescate.

276/302 (91%) de los pacientes alcanzaron recuentos de plaquetas =30.000/µ Lal menos una vez en ausencia de 
tratamiento de rescate.

Wong RSM, et al. Blood. 2017;130(23):2527-2536. 
ChengG, et al. Lancet. 2011;377(9763):393-402.

ELTROMBOPAG
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Fármaco Dosis Inicio de acción/Respuesta 
máxima (días)

Respuesta general Efectos secundarios

TPOa: Eltrombopag 25-75 mg oral diarios
2 h antes o 4 h después de 
comida o producto rico en 
polianiones (calcio, hierro, 
etc)

7-14/16-90 70-80% respuesta
Tasa de respuesta sostenida
tras interrupción 10-30%

Transamini�s, dispepsia, 
fibrosis medular, trombosis

TPOa: Romiplos�m 1-10 µg/kg/semanal s.c. 7-14/16-60 70-80% respuesta
Tasa de respuesta sostenida
tras interrupción 10-30%

Moles�as en si�o de punción, 
mialgias, cefalea, trombosis y 
fibrosis medular

TPOa: Avatrombopag 5-40 mg PO diario 7-14/NA 65% respuesta Artralgia, cefaleas, trombosis

Provan et al. Blood Adv. 2019; 3(22):3780–817; Neunert et al. Blood Adv. 2019; 3(23):3829–66; Kashiwuaui et al. Int J 
Hematol.2020; 111:329–351; Choi et al. Med J Aust. 2022 Jan 17;216(1):43-52; Lozano et al. Medicina Cli ́nica. 2021;157:191–198 

MÁS AGONISTAS

• Lusotrombopag

• Hetrombopag
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• 1. **Fostamatinib**
- Indicación: PTI crónica en adultos resistentes a otros tratamientos.
- Mecanismo de acción: Inhibidor de la tirosina-cinasa SYK, reduce la destrucción de plaquetas.
- Eficacia: Respuesta plaquetaria estable (17% fostamatinib vs 2% placebo). FIT 43% R (50.000)
- Seguridad: Diarrea, neutropenia, hipertensión arterial.

2. **Rituximab**
- Indicación: Disminuye niveles de linfocitos B y IgG, uso en PTI no aprobado.
- Eficacia: Respuesta sostenida a 6 meses: 58-63% (dosis estándar), 76.2% (dosis baja).
- Seguridad: Infecciones, reacciones a la perfusión, toxicidad cardiaca, hepática y renal.

3. **Esplenectomía**
- Indicación: PTI crónica no respondiente a otros tratamientos (> 12 meses).
- Eficacia: Alta tasa de remisiones completas duraderas, 60% respuesta mantenida a 5 años.
- Seguridad: Complicaciones quirúrgicas y postoperatorias, riesgo aumentado de infecciones y sepsis.
- Recomendación: Vacunaciones, profilaxis antitrombótica y antibiótica.

• Fostamatinib - Ficha técnica disponible
• Provan D, et al.. Blood Adv. 2019;3(22):3780-3817. doi: 10.1182/bloodadvances.2019000815.

• Khellaf M, et al. Blood. 2014;124(26):4032-4038. doi: 10.1182/blood-2014-05-578963.

Otras Opciones de Segunda Línea

     
            

FOSTAMATINIB

Jiménez-Bárcenas R et al, Grupo Andaluz de Coagulopatías (GACC) Treatment with 
fostamatinib in patients with immune thrombocytopenia: Experience from the Andalusian 

region in Spain-The Fostasur Study. Br J Haematol. 2024 May;204(5):1977-1985. doi: 
10.1111/bjh.19443. 
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Total Pacientes PTI

Necesitan Tratamiento
(60-70%)

Man�enen Remisión
(20-30%)

2ª Línea (Agonistas TPO)

Pierden Respuesta
(20-30%)
3ª Línea

Responden a 1ª Línea
(Cor�coides/IG)

(70-80%)

Recaen
(30-40%)

Roeser et alBr J Haematol. 2023;00:1–11. 

¿QUE SERÁ LO PRÓXIMO?
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Inhibidores de la Tirosin Kinasa de Bruton

RILZABRUTINIB

• Rilzabrutinib media los efectos terapéuticos de la PTI a través de mecanismos de acción duales

– Inhibición de la activación de las células B.

– Interrupción de la fagocitosis plaquetaria por Fc.gramoR en bazo e hígado

Langrish C, et al.J Immunol. 2021;206:1454-1468.

Kuter DJ, et al.Ther Adv Hematol. 2023;14:1-14. Copyright © 2023 (Pub

Sage). DOI:10.1177/20406207231205431.
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Kuter DJ et Blood Adv. 2024 Apr 9;8(7):1715-1724. doi: 
10.1182/bloodadvances.2023012044. 

    

Kuter DJ et Blood Adv. 2024 Apr 9;8(7):1715-1724. doi: 
10.1182/bloodadvances.2023012044. 
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Kuter DJ et Blood Adv. 2024 Apr  9;8(7):1715-1724. doi: 
10.1182/bloodadvances.2023012044.

Tasa de respuesta general:
• 55% de los pacientes 
alcanzaron una respuesta 
plaquetaria, definida como un 
recuento de plaquetas ≥50 × 
10^9/L en al menos dos 
ocasiones separadas por un 
mínimo de 7 días y sin 
necesidad de terapia de 
rescate.

Tasa de respuesta sostenida:
• 35% de los pacientes 
mantuvieron una respuesta 
plaquetaria durante al menos 8 
semanas consecutivas.

Tiempo hasta Alcanzar la 
Respuesta:

• La mediana del tiempo hasta 
alcanzar una respuesta fue de 
aproximadamente 2 semanas.

Kuter DJ et Blood Adv. 2024 Apr 9;8(7):1715-1724. doi: 
10.1182/bloodadvances.2023012044. 
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Efectos Adversos Más Frecuentes

• Diarrea: 37%

• Náuseas: 35%

• Fatiga: 20%

• Distensión abdominal: 10%

• Vómitos: 7%

Ningún efecto adverso relacionado con el tratamiento fue de grado 3 o 4

RILZABRUTINIB

• Estudio multicéntrico, doble ciego y controlado con placebo que evalúa la eficacia y seguridad de rilzabrutinib oral 400 mg

dos veces al día en adultos y adolescentes con PTI recidivante/refractaria

– 202 pacientes adultos aleatorizados e inscritos; 30 adolescentes .

– Criterio de valoración principal: respuesta plaquetaria duradera en las primeras 24 semanas

NCT04562766, EudraCT 2020-002063-60. Kuter DJ,et al.Ther Adv Hematol. 2023;14:1-14.

Copyright © 2023 (Pub Sage). DOI:10.1177/20406207231205431.

Estudio de fase 3 en curso LUNA 3
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FcRn Blockers

FcRn Blockers

• Efgar�gimod

• Rozanolixizumab

• Nipocalimab
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EFGARTIGIMOD

Broome C. Ther Adv Hematol. 2023 May 10;14:20406207231172831. doi: 
10.1177/20406207231172831. 

ADVANCE IV (NCT04188379)1

Un ensayo de fase 3, multicéntrico, global, aleatorizado, doble ciego y controlado con placebo*

EFGARTIGIMOD

Broome CM, et al.Lancet. 2023;402:1648–59.
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Efgar�gimod (n=86) Placebo (n=45)

Edad,media (DE), años 46,9 (16,6) 51,7 (17,9)

Femenino, norte (%) 47 (54,7) 24 (53,3)

Tiempo desde el diagnós�co,media (DE), años 10,3 (12,1) 11,1 (13,1)

Pacientes con PTI crónica/persistente,norte 78/8 40/5

Recuento de plaquetas,media (DE), x109/L 17,3 (10,2) 14,2 (9,2)

Pacientes con antecedentes de esplenectomía,norte (%) 32 (37,2) 17 (37,8)

Puntuación de hemorragia de la OMS,norte (%)

Sin sangrado 44 (51,2) 16 (35,6)

Grado 1 38 (44,2) 25 (55,6)

Grado =2 4 (4,7) 4 (8,9)

Pacientes con =3 terapias previas para PTI,norte (%) 59 (68,6) 29 (64,4)

Tipos de tratamiento simultáneo para la PTI al inicio del estudio,
norte (%)

Cor�costeroides 22 (25,6) 12 (26,7)

TPO-RA orales 20 (23,3) 9 (20,0)

Otros inmunosupresores 8 (9,3) 6 (13,3)

Ninguno 43 (50,0) 23 (51,1)

Broome CM, et al.Lancet. 2023;402:1648–59.

EFGARTIGIMOD

38,4% (n=33)de participantes tratados con efgartigimod en comparación con. 11,1% (n=5) de los participantes tratados con placebo
alcanzaron un recuento de plaquetasde =30- 109/L en 1 semana

Broome CM, et al.Lancet. 2023;402:1648–59.
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Tiempo hasta la respuesta del recuento de plaquetas (2 recuentos de plaquetas consecutivos de =50- 109/L)

Basado en el análisis de KM,31,8%de los participantes que recibieron efgartigimod y 2,2%de los que recibieron 
placebo lograron respuestas en el recuento de plaquetas en la semana 6

EFGARTIGIMOD

Broome CM, et al.Lancet. 2023;402:1648–59.

• Los efectos adversos son similares a los del placebo, salvo las 
petequias que tuvo una reducción del  55%.

• El estudio concluye que efgar�gimod es eficaz para aumentar el 
recuento de plaquetas en pacientes con trombocitopenia inmune 
primaria crónica, mostrando una respuesta clínicamente significa�va 
en comparación con el placebo. 

EFGARTIGIMOD
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ROZANOLIXIZUMAB

Robak T et al. Blood Adv. 2020 
Sep 8;4(17):4136-4146. doi: 

10.1182/bloodadvances.20200
02003. 

Inhibición del complemento

SUTIMLIMAB
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Cheloff AZ Res Pract Thromb Haemost. 2020 Jun 21;4(5):807-812. doi: 
10.1002/rth2.12388.

Eleni Gavriilaki et al. Blood, Volume 139, Issue 25, 2022, 3571-3582, 
https://doi.org/10.1182/blood.2021012860.

SUTIMLIMAB

El estudio incluyó un total de 12 pacientes que recibieron al menos una dosis de su�mlimab en la parte A del estudio. 
Posteriormente, 7 de estos 12 pacientes fueron elegibles y con�nuaron el tratamiento en la parte B del estudio

Edad Mediana: 42 años (rango de 27 a 66 años)
Duración Mediana de la Enfermedad: 4.7 años (rango de 2.0 a 36.4 años)
Conteo Plaquetario Basal: Mediana de 19 × 10^9/L (rango de 1 a 57 × 10^9/L)
Número de Tratamientos Previos: Mediana de 5.5 (rango de 2 a 10 tratamientos)
• Rituximab: 83.3% de los pacientes
• Cor�costeroides: 66.7%
• Agonistas del Receptor de Trombopoye�na (TPO-RA):
• Romiplos�m: 66.7%
• Eltrombopag: 66.7%
• Inmunoglobulina Intravenosa (IVIg): 58.3%
• Fostama�nib: 16.7%
• Rilzabru�nib: 8.3%
• Esplenectomía: 33.3%

Broome et al Blood Adv (2023) 7 (6): 987–996.
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Broome et al Blood Adv (2023) 7 (6): 987–996.

SUTIMLIMAB

Broome et al Blood Adv (2023) 7 (6): 987–996.

SUTIMLIMAB
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Durabilidad de la Respuesta:

• Cinco de los 12 pacientes (42%) lograron plaquetas =50 - 10^9/L en al menos el 50% de 
las visitas de seguimiento.

• Cuatro de estos pacientes lograron una RC en dos ocasiones consecutivas separadas por 
al menos 7 días.

Retorno a los Niveles Basales y Retoma del Tratamiento:

• Durante el periodo de lavado, el conteo de plaquetas regresó a los niveles basales.

• Respuesta tras reiniciar el tratamiento 

Seguridad y Tolerabilidad:

• No eventos graves, migraña.

Evidencia del Papel de la Vía del Complemento Clásico:

Broome et al Blood Adv (2023) 7 (6): 987–996.

Enfermedades Hematológicas
Leucemia Linfoblás�ca Aguda (LLA): CD19
Leucemia Mieloide Aguda (LMA): CD33
Linfoma Difuso de Células B Grandes (LDCBG): CD19
Linfoma de Células del Manto (LCM): CD19
Mieloma Múl�ple (MM): BCMA

Tumores Sólidos
Cáncer de Mama Triple Nega�vo (TNBC): EGFR, HER2
Glioblastoma: EGFRvIII, IL13Ra2
Cáncer de Pulmón: EGFR, MUC1
Cáncer de Páncreas: Mesothelin (MSLN), CEA
Cáncer de Ovario: Mesothelin (MSLN), FOLR1
Cáncer de Próstata: PSMA
Melanoma: GD2

Enfermedades Autoinmunes
Lupus Eritematoso Sistémico (LES): CD19
Artri�s Reumatoide (AR): CD19

Adaptado de Dagar, G et al (2023). Journal of Transla�onal Medicine, 
21(449). h�ps://doi.org/10.1186/s12967-023-04292-3

Terapia CAR-T en Diferentes Enfermedades
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OTRAS OPCIONES EN 1ª LÍNEA:

1. Gómez-Almaguer et al. Alterna�ves for managing pa�ents with newly diagnosed immune thrombocytopenia: a narra�ve review. Expert opinion reviews in Hematology, Volume 15, 2022 - Issue 6
2. E. G. Schutgens First-line Therapy for Immune Thrombocytopenia: Time for Change. HemaSphere (2022) 6:10(e783). LD Dosis baja RC Respuesta Completa RP Respuesta Parcial DXM Dexametasona
CsA Ciclosporina A MMF Micofenolato de Mofe�lo PRD Prednisona CV Calidad de vida 

Rituximab 375 mg/m2 IV semanal*4 + DXM 40 mg/día, vo, D 1à4 Respuesta sostenida a 6 m: 58-63%
Efectos adversos: 10%

Rituximab (LD) 100 mg IV semanal*4 + DXM 40 mg/día, vo, D 1-4 Respuesta sostenida a 6 m: 76,2%
Tasa de recaída a 6 m: 15,8%

Romiplos�m (sc) 2 mcg/Kg/semana *4 + Rituximab LD/semanal*4+ 
DXM 40 mg/día (vo), D1à 4

A día 28: RC 50%; RP 40%
Seguimiento mediana: 180 días à Tasa de recaída 50%, RC 40%, RP 30%

Eltrombopag (50 mg/día, D 5à 32) + DXM 40 mg (D 1à 4) A 6 meses: RC 50-56,5% RP 25%

Eltrombopag (50 mg/día, D 1-28), DXM 40 mg/día (D 1à 4) + 
Rituximab LD*4

Dia 28: RC 84,6%
SLR a 2 años: 79%

rhTPO (1 mcg/Kg/día, 14 días) + CsA (1,5-2 mg/Kg, vo, 2 veces al día, 3 
meses)

Tasa de respuesta a 7 días: 63,2%
Tasa de recaída: 1er mes: 17,7%; 2º mes: 29,4%; 3er mes: 29,4%

ATRA 10 mg/12 h (vo), 12 semanas +  DXM 40 mg/día (IV), 4 dias Respuesta sostenida a 6 meses: 68%

ATRA + Rituximab LD 6 semanas  Respuesta sostenida a 6 meses: 61%

Oseltamivir 75 mg/12 h, 10 días + DXM 40 mg/día, vo, 4 dias Respuesta sostenida a 6 meses: 53%

MMF 1 gr/12 h + PRD o DXM Respuesta completa: 91,5%; PEOR CV (Fa�ga y < Capacidad �sica vs CCS) 

Powered by M. Rodrigurez
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CAMINOS PENDIENTES: ¿CALIDAD DE VIDA?

McMillan et al 2007 Am. J. Hematol. 83:150–
154, 2008. 
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Escalas para medir CV en PTI

Métodos cuan�ficables a través de un cues�onario de opción múl�ple que aborda dis�ntos  parámetros de la 
calidad de vida de los pacientes
Deben ser consistentes, reproducibles
Deben estar validados
MID (minimal clinically importat difference), es un concepto ú�l para clasificar e interpretar las diferencias 
entre pacientes y grupos de tratamiento

ESCALAS GENERALES DE SALUD
• SF-36 
• FACIT-fa�gue
• MEI- SF

ESCALAS ESPECÍFICAS DE PTI
• ITP-PAQ
• KIT
• ITP-QoL

ROMIPLOSTIM

• Dispensación domiciliaria: programas “PADROMI”, “A�ende”…

• Dispensación ambulante: “Romi-CAR”, envíos a AP. 

• Estabilidad 8 díasà Recoger en HDD
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Cheng G et al Lancet 2011; 377: 393–402 

ELTROMBOPAG
• 197 adultos con PTI
• Ensayo clínico randomizado: etrombopag vs placebo
• Escala SF-36 y FACIT
• Mejoría de los scores el brazo de eltrombopag en 8/10 dominios sin análisis MID
• No hubo impacto en la fa�ga

v Agentes an�-CD20 reportaron la mayor sa�sfacción general con respecto al control de su PTI (79%; 
n = 55/70)

v Agonistas de los receptores de trombopoye�na (76%; n = 182/240)

v IGV(69%; n = 77/112) 

v Cor�coides(53%; n = 194/368). 

v Solo el 38% (n = 95/250) de los pacientes que se habían some�do a una esplenectomía informaron 
estar sa�sfechos con el procedimiento

Sa�sfacción del paciente y
percepción del tratamiento

Cooper et al Am J Hematol. 2021;96:199–207. 
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CONCLUSIONES

• A día de hoy el tratamiento de la PTI es eficaz, aunque nos quedan 
un 10-20% de los pacientes que recaen tras varias líneas de 
tratamiento.

• Probablemente las asociaciones sean el futuro.

• La inves�gación actual lleva un camino fisiopatológico muy marcado, 
similar a otras patologías autoinmunes.

• La calidad de vida relacionada con la astenia: uno de los puntos a 
mejorar.

HAY CAMINOS  QUE SOLO CONDUCEN A UN SITIO…

Grupo Galego de Trombose e Hemostasia
(G2TH)
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