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Medicina scienza e ricerca

Mielofibrosi, disponibile anche in Italia
ruxolitinib di Novartis
E' il primo farmaco specifico per il trattamento della mielofibrosi ad essere
rimborsato dal servizio sanitario nazionale

di Redazione Aboutpharma Online

Si rivoluziona lo scenario terapeutico della
mielofibrosi in Italia. E’ ora disponibile anche a
livello nazionale ruxolitinib, inibitore selettivo
di JAK1 e JAK2 sviluppato da Novartis, primo
farmaco appartenente a questa nuova classe
terapeutica in grado di garantire un’inibizione
efficace e sostenuta della via JAK/STAT.
Approvato dall’Fda (Food and Drug
Administration) nel 2011 e dall’Ema

(European Medicines Agency) nel 2012, il farmaco, a somministrazione orale, è l’unico
trattamento “ad aver dimostrato di aumentare significativamente la sopravvivenza nei
pazienti con patologia per la quale finora non erano disponibili terapie in grado di
modificarne il decorso” sottolinea la nota rilasciata dall’azienda.

La mielofibrosi è un tumore ematologico raro che colpisce le cellule staminali del midollo
osseo dalle quali hanno origine le cellule del sangue: la sua incidenza è di un caso ogni
100.000 individui e la sopravvivenza globale mediana di 5,7 anni (nei casi più gravi è inferiore
a 2 anni). La malattia si manifesta con sintomi altamente invalidanti che compromettono la
qualità di vita di chi ne è affetto. Le più frequenti sono l’ingrossamento della milza
(splenomegalia) e la fatigue o astenia, che comporta stanchezza, debolezza e dolori muscolari.
A esse si aggiungono febbre, sudorazioni notturne, prurito diffuso in tutto il corpo. Gli studi
condotti per la valutazione dell’efficacia (COMFORT I e II), che hanno coinvolto 528 pazienti
con mielofibrosi, “hanno dimostrato che il farmaco agisce sia sulla splenomegalia (riduzione
media del 50%) sia sui segni clinici della malattia, come prurito, dolore osseo, muscolare e
addominale. Il più grande vantaggio derivante dall’utilizzo del farmaco, però, è in termini di
aumento della sopravvivenza” ha spiegato Francesco Passamonti, direttore dell’U.O.C. di
Ematologia dell’Azienda Ospedaliera Universitaria Ospedale di Circolo di Varese. Dagli studi
infatti, è emersa una sensibile riduzione del rischio di morte. Nello studio COMFORT-I si è
osservata una riduzione della mortalità del 31% e nello studio COMFORT-II una del 52%,
con il confronto verso la migliore terapia convenzionale.
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Il beneficio indotto dall’utilizzo di ruxolitinib è raccontato anche dalle testimonianze raccolte
dall’indagine “Back to life” di ISTUD, progetto che ha come obiettivo la valutazione
dell’impatto socio-economico della mielofibrosi in Italia. “Il progetto” – ha commentato
Maria Giulia Marini, Direttore area salute e sanità della Fondazione ISTUD – “vuole andare a
valutare le condizioni di vita e le esperienze che i pazienti attraversano con la malattia, per
indagare se esiste un impatto economico, in termini di mancata o ridotta produttività,
conseguenze sul lavoro e sulle relazioni sociali e psicologiche.” I dati sottolineano come il
31% dei pazienti ha dovuto sospendere qualsiasi attività di movimento, anche semplice,
come camminare. “Alla luce di tutte le difficoltà che si trovano a vivere i pazienti affetti da
mielofibrosi, all’interno dell’AIL (Associazione Italiana contro le Leucemie-linfomi e mieloma)
è nato il Gruppo AIL Pazienti MMP Ph-. Tra le varie iniziative promosse dal gruppo è stato
attivato un Forum web (in cui pazienti e familiari possono parlare delle proprie esperienze e
condividere i propri vissuti, facendo sempre riferimento alla propria prospettiva personale).
“Ci faremo anche portavoce” – ha sottolineato Massimiliano Donato, presidente del
Gruppo – “di tutti i malati per far riconoscere ufficialmente queste patologie come rare,
ovvero lavoreremo affinché siano incluse nell’elenco del Ministero della Salute delle
patologie rare esenti”.
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Nasce una nuova era nel trattamento delle malattie mieloproliferative

Stefania Bortolotti - redazione@clicmedicina.it

Ruxolitinib (nome commerciale Jakavi®), è il primo farmaco
specifico per il trattamento della mielofibrosi ad essere
rimborsato SSN in Italia. La molecola ha rivoluzionato lo
scenario terapeutico della mielofibrosi, poiché è l’unico
farmaco ad aver dimostrato di aumentare significativamente
la sopravvivenza nei pazienti con patologia per la quale
finora non erano disponibili terapie in grado di modificarne il
decorso.

I pazienti trattati con Ruxolitinib inoltre, sperimentano una
regressione del la sintomatologia con un conseguente
miglioramento sostanziale della qualità di vita.

Il farmaco, a somministrazione orale, è stato approvato
dall’FDA (Food and Drug Administration) nel 2011 e dall’EMA
(European Medicines Agency) nel 2012 ed è entrato nella

pratica clinica dopo solo 5 anni dal primo paziente trattato negli studi clinici, grazie ai
significativi risultati ottenuti nel programma di sviluppo.

“La mielofibrosi è una neoplasia cronica del sistema emopoietico. Si tratta di una forma
tumorale che colpisce le cellule staminali del midollo osseo dalle quali hanno origine le
cellule del sangue, come i globuli rossi, i globuli bianchi e le piastrine”- ha spiegato il
Prof. Alessandro Maria Vannucchi ,  Professore associato di ematologia presso
l’Università degli Studi di Firenze - Questa patologia rara, con incidenza di un individuo
ogni 100.000, determina la graduale comparsa nel midollo osseo di un tessuto fibroso
che ne sovverte la struttura. In questo modo viene modificata la sua funzionalità, con
conseguente alterazione della produzione delle cellule del sangue.” 

La manifestazione clinica più frequente nella mielofibrosi è l’ingrossamento della milza
(splenomegalia). La milza ingrossata preme sullo stomaco e sull’intestino provocando
sintomi come difficoltà digestive, sensazioni di pesantezza, fastidio a livello dell’addome,
sazietà precoce e alterazioni delle normali funzioni intestinali. In alcuni casi la milza è
così ingrossata da occupare gran parte dell’addome fino a comprimere i polmoni
(provocando tosse secca) e il rene (determinando difficoltà a urinare). Nei casi più
avanzati è necessaria la sua rimozione chirurgica.

Oltre alla splenomegalia il malato affetto da mielofibrosi sperimenta dei sintomi
estremamente debilitanti che possono impedire di svolgere le normali attività quotidiane
e lavorative e di avere una normale vita sociale e di relazione. Il più comune è la fatigue
o astenia, che comporta stanchezza, debolezza e dolori muscolari. A essa si
aggiungono febbre, sudorazioni notturne, prurito diffuso in tutto il corpo (che peggiora
con il contatto con l’acqua, noto anche come prurito acquagenico) e perdita di peso
dovuta all’inappetenza e alle difficoltà digestive. 

La mielofibrosi è una malattia grave con una sopravvivenza globale mediana di 5,7
anni; nei casi più gravi è inferiore a 2 anni.
“I due studi condotti per la valutazione dell’efficacia (COMFORT I e II) di ruxolitinib, che
hanno coinvolto 528 pazienti con mielofibrosi”  -  ha  i l lustrato i l  Prof. Francesco
Passamonti, Direttore dell'U.O.C. di Ematologia dell'Azienda Ospedaliera Universitaria
Ospedale di Circolo di Varese - “hanno dimostrato che il farmaco agisce sia sulla
splenomegalia (riduzione media del 50%) sia sui segni clinici della malattia, come
prurito, dolore osseo, muscolare e addominale. Il più grande vantaggio derivante
dall’utilizzo del farmaco, però, è in termini di aumento della sopravvivenza”.
Dagli studi infatti, è emersa una sensibile riduzione del rischio di morte. Nello studio
COMFORT-I si è osservata una riduzione della mortalità del 31% e nello studio
COMFORT-II una del 52%, con il confronto verso la migliore terapia convenzionale.

Come si è arrivati allo sviluppo di questo nuovo farmaco? 
Fondamentale è stata nel 2005 la scoperta, cui hanno contribuito anche équipe di
ricerca italiane, di una mutazione a carico del gene JAK2. Questa mutazione è
responsabile dell ’ iperattivazione della via molecolare JAK/STAT, che causa
l’incontrollata proliferazione delle cellule del sangue e rappresenta l’alterazione
biologica alla base della patologia.
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“Il 60% dei pazienti”- ha aggiunto il Prof. Vannucchi - “è interessato da una mutazione
a carico del gene JAK2, scoperta che ha cambiato la storia della patologia e ha aperto
la strada ai nuovi farmaci JAK inibitori. Nel 2006 sono state invece scoperte le mutazioni
a carico del gene MPL (5-10% dei malati), mentre nel 2013 quelle a carico del gene
CARL che interessano il 20% dei malati”.

“Aver identificato tali mutazioni” - ha concluso il Prof. Passamonti  - “ha permesso di
sviluppare farmaci, come ruxolitinib, che vanno a bloccare il meccanismo alla base della
patologia”.

Ruxolitinib, inibitore potente e selettivo di JAK1 e JAK2, è il primo e unico farmaco
appartenente a questa nuova classe terapeutica in grado di garantire un’inibizione
efficace e sostenuta della via JAK/STAT. 

Il beneficio indotto dall’utilizzo di ruxolitinib è raccontato anche dalle testimonianze
raccolte dall’indagine “Back to life” di ISTUD, progetto che ha come obiettivo la
valutazione dell’impatto socio-economico della mielofibrosi in Italia.
“Il progetto” - ha commentato la Dott.ssa Maria Giulia Marini, Direttore area salute e
sanità della Fondazione ISTUD - “vuole andare a valutare le condizioni di vita e le
esperienze che i pazienti attraversano con la malattia, per indagare se esiste un
impatto economico, in termini di mancata o ridotta produttività, conseguenze sul lavoro
e sulle relazioni sociali e psicologiche.”
I dati sottolineano come il 31% dei pazienti ha dovuto sospendere qualsiasi attività di
movimento, anche semplice, come camminare. 

“Il racconto dei pazienti segue una traccia ben precisa” continua la Dott.ssa Marini,
“parte dal momento della diagnosi, in cui si avverte una posizione iniziale di dolore e di
paura, per passare poi a speranza, serenità e tranquillità quando iniziano a curarsi e
vedere dei miglioramenti”.

“Ora mi sento più serena e più fiduciosa nel futuro, ma soprattutto ho accettato la
malattia e riesco a vivere meglio”, “Le cure che mi hanno prescritto hanno funzionato:
sto meglio con mia moglie, sono più autonomo e ho ripreso a uscire e a guardare la tv”,
“Mi sento più in forze al punto di uscire e andare a vedere una mostra”. “Sono tornata a
casa stanca, ma contenta di avercela fatta” sono alcune delle storie raccolte dall’analisi
condotta in 35 centri ematologici italiani con il coinvolgimento di oltre 300 tra pazienti e
familiari. 

Nell’analizzare l’impatto della patologia sulla qualità di vita, non poteva essere
tralasciato il riflesso che la patologia può avere sull’attività professionale. Dall’analisi dei
dati emerge che i pazienti in terapia con ruxolitinib riescono a gestire la propria attività
nel 73% dei casi. Al contrario, le persone in terapia con altri farmaci si trovano in molti
casi costrette ad abbandonare la carriera. Infatti, ben il 33% smette di lavorare, oppure
ricorre alla pensione anticipata o all’aspettativa. Significative, anche alla luce
dell’attuale crisi economica, le dimensioni dell’impatto di questa inattività: il 20% degli
intervistati segnala di aver subìto un mancato guadagno a causa della mielofibrosi,
stimabile in un importo medio di circa 7.774 euro annui.

“Alla luce di tutte le difficoltà che si trovano a vivere i pazienti affetti da mielofibrosi,
all’interno dell’AIL (Associazione Italiana contro le Leucemie-linfomi e mieloma) è nato il
Gruppo AIL Pazienti MMP Ph-”  - ha spiegato Massimiliano Donato, Presidente del
Gruppo - “che riunisce i pazienti affetti da malattie mieloproliferative e i loro familiari,
con lo scopo di farsi portavoce delle loro esigenze, promuovere occasioni di incontro e
dialogo e diffondere informazioni qualificate su queste patologie e sulle ultime
innovazioni terapeutiche”.

Tra le varie iniziative promosse dal gruppo è stato attivato un Forum web (in cui pazienti
e familiari possono parlare delle proprie esperienze e condividere i propri vissuti,
facendo sempre riferimento alla propria prospettiva personale).
“Ci faremo anche portavoce” - ha aggiunto Donato - “di tutti i malati per far riconoscere
ufficialmente queste patologie come rare, ovvero lavoreremo affinché siano incluse
nell’elenco del Ministero della Salute delle patologie rare esenti”.
 
Stefania Bortolotti
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Fatti . Cronaca . In Italia nuovo farmaco contro raro cancro del sangue 'ladro' di vita

In Italia nuovo farmaco contro raro cancro
del sangue 'ladro' di vita
Annunci Google

Articolo pubblicato il: 18/03/2015

Quando la mielofibrosi colpisce "il

male diventa padrone di tutto e chi ti

ama si annulla con te. Ti lascia a letto

come una sagoma, senza forza,

incapace persino di sollevare un

bicchiere". E' il vissuto, raccontato

anche in video, dei pazienti affetti da

questo tumore ematologico raro

(incidenza: un caso ogni 100 mila

individui), che attacca le staminali del

midollo osseo da cui hanno origine le

cellule del sangue, come i globuli

rossi, i globuli bianchi e le piastrine. Un ladro di vita che uccide in media nel giro di 5 anni

circa, nei casi più gravi in meno di due. Un nuovo farmaco a somministrazione orale targato

Novartis promette di cambiare le carte in tavola, aprendo una nuova era per i malati che, a volte,

avrebbero "solo voglia di riuscire a compiere un gesto per chi gli sta accanto".

Ora disponibile anche in Italia, a distanza di lunghi anni dall'ok dell'Fda che risale al 2011 e dal

via libera dell'Ema nel 2012, ruxolitinib è il primo farmaco specifico per il trattamento della

mielofibrosi ad essere rimborsato dal Ssn. Gli studi condotti segnalano un aumento della

sopravvivenza e un salto in avanti nella qualità della vita, visto che i pazienti trattati, spiegano gli

specialisti oggi durante un incontro a Milano, "sperimentano una regressione dei sintomi".

Sintomi invalidanti: spessissimo la milza ingrossata, e poi il peso che crolla, le sudorazioni

notturne, la febbre, i dolori, la stanchezza immensa, il prurito diffuso. Il copione non è sempre lo

stesso. La malattia ha più facce, destini diversi. E non sempre è facile stanarla.

Gli italiani sono fra gli scienziati che dall'Europa agli Usa hanno cercato di vederci chiaro e hanno
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  TweetTweet 1   Consiglia

contribuito ad aggiungere tasselli importanti per la risoluzione del giallo scientifico che

accompagna questo tumore. "Oggi - spiega Alessandro Maria Vannucchi, professore associato

di Ematologia all'università degli Studi di Firenze - ne sappiamo di più. Conosciamo mutazioni a

carico di tre diversi geni, che giocano un ruolo cruciale nel predisporre alla malattia, ma esiste

anche un pugno di pazienti 'triplonegativi' (circa 10%). Ed è ancora buio sul fattore scatenante".

La caccia continua, indizio dopo indizio.

Per aprire la strada al farmaco fondamentale è stata nel 2005 la scoperta (con il contributo anche

di gruppi italiani) di una mutazione a carico del gene Jak2, presente nel 60% dei pazienti e

responsabile dell'iperattivazione della via molecolare Jak/Stat, che causa l'incontrollata

proliferazione delle cellule del sangue, l'alterazione biologica alla base della patologia. Ed è

proprio su questa via che agisce il farmaco, inibitore potente e selettivo di Jak1 e Jak2,

indipendentemente dalla mutazione di cui il malato è portatore. "Nel 2006 - spiega Vannucchi -

sono state identificate infatti altre mutazioni a carico del gene Mpl (5-10% dei malati), mentre nel

2013 quelle a carico del gene Carl che interessano il 20% dei malati".

I due studi condotti per la valutazione dell'efficacia di ruxolitinib (Comfort I e II), "hanno coinvolto

528 pazienti con mielofibrosi - illustra Francesco Passamonti, direttore dell'Uoc di Ematologia

dell'Azienda ospedaliera universitaria Ospedale di Circolo di Varese - e hanno dimostrato che il

farmaco agisce sia sulla splenomegalia (riduzione media del 50%) sia sui segni clinici della

malattia, come prurito, dolore osseo, muscolare e addominale". E una ricerca, curata dalla

Fondazione Istud coinvolgendo 35 centri ematologici italiani, ha fotografato l'impatto della

patologia che insorge in media intorno ai 65 anni, "anche se - riferisce Vannucchi - le diagnosi

stanno aumentando e cominciamo a vedere pazienti molto giovani, anche di 16 anni".

Lo studio, condotto sia attraverso i tradizionali questionari sia attraverso lo 'storytelling', apre uno

spaccato sulla vita dei pazienti (287 quelli coinvolti) e di chi li assiste (84). Dalle emozioni - paura,

depressione e sofferenza - agli sconvolgimenti che il tumore porta nella quotidianità e sull'attività

lavorativa. Il 20% degli intervistati segnala di aver subito un mancato guadagno stimabile in un

importo medio di quasi 7.800 euro annui. Perdita risultata più contenuta (a oltre 5 mila euro) per

chi è in cura con il farmaco di nuova generazione. All'interno dell'Ail (Associazione italiana contro

le leucemie-linfomi e mieloma) è nato un gruppo che riunisce i pazienti con malattie

mieloproliferative e i loro familiari, "con lo scopo di farsi portavoce delle loro esigenze", racconta

il presidente del gruppo Massimiliano Donato. E' nato anche un forum web. Prossimo passo: "Far

riconoscere ufficialmente queste patologie come rare, entrando nell'elenco del ministero della

Salute".
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Arriva il farmaco contro un raro cancro
del sangue

Si chiama ruxolitinib ed è il primo farmaco specifico per il
trattamento della mielofibrosi ad essere rimborsato dal
Servizio sanitario nazionale.

La mielofibrosi è un tumore ematologico raro, un caso ogni 100 mila
individui, che attacca le staminali del midollo osseo da cui hanno
origine le cellule del sangue, come i globuli rossi, i globuli bianchi e le
piastrine. Dopo la diagnosi in cinque anni si muori, nei casi più gravi
in meno di due. Adesso, però, il ruxolitinib, un nuovo farmaco a
somministrazione orale della Novartis, promette di curare i malati che
vivono con questo cancro. Dall'ok dell'Fda nel 2011 e dal via libera
dell'Ema nel 2012 ne è passato di temopo, ma adesso il ruxolitinib è
il primo farmaco specifico per il trattamento della mielofibrosi ad
essere rimborsato dal Servizio sanitario nazionale. Gli studi condotti
segnalano un aumento della sopravvivenza e un salto in avanti nella
qualità della vita, visto che i pazienti trattati, spiegano gli specialisti
oggi durante un incontro a Milano, "sperimentano una regressione
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dei sintomi". Sintomi invalidanti: spessissimo la milza ingrossata, e
poi il peso che crolla, le sudorazioni notturne, la febbre, i dolori, la
stanchezza immensa, il prurito diffuso. 

Per aprire la strada al farmaco, fondamentale è stata nel 2005 la
scoperta (con il contributo anche di gruppi italiani) di una mutazione
a carico del gene Jak2, presente nel 60% dei pazienti e responsabile
dell'iperattivazione della via molecolare Jak/Stat, che causa
l'incontrollata proliferazione delle cellule del sangue, l'alterazione
biologica alla base della patologia. Ed è proprio su questa via che
agisce il farmaco, inibitore potente e selettivo di Jak1 e Jak2,
indipendentemente dalla mutazione di cui il malato è portatore. "Nel
2006 - spiega Vannucchi - sono state identificate infatti altre
mutazioni a carico del gene Mpl (5-10% dei malati), mentre nel 2013
quelle a carico del gene Carl che interessano il 20% dei malati".

I due studi condotti per la valutazione dell'efficacia di ruxolitinib
(Comfort I e II), "hanno coinvolto 528 pazienti con mielofibrosi -
illustra Francesco Passamonti, direttore dell'Uoc di Ematologia
dell'Azienda ospedaliera universitaria Ospedale di Circolo di Varese - e
hanno dimostrato che il farmaco agisce sia sulla splenomegalia
(riduzione media del 50%) sia sui segni clinici della malattia, come
prurito, dolore osseo, muscolare e addominale". E una ricerca, curata
dalla Fondazione Istud coinvolgendo 35 centri ematologici italiani, ha
fotografato l'impatto della patologia che insorge in media intorno ai
65 anni, "anche se - riferisce Vannucchi - le diagnosi stanno
aumentando e cominciamo a vedere pazienti molto giovani, anche di
16 anni".

Lo studio, condotto sia attraverso i tradizionali questionari sia
attraverso lo 'storytelling', apre uno spaccato sulla vita dei pazienti
(287 quelli coinvolti) e di chi li assiste (84). Dalle emozioni - paura,
depressione e sofferenza - agli sconvolgimenti che il tumore porta
nella quotidianità e sull'attività lavorativa. Il 20% degli intervistati
segnala di aver subito un mancato guadagno stimabile in un importo
medio di quasi 7.800 euro annui. Perdita risultata più contenuta (a
oltre 5 mila euro) per chi è in cura con il farmaco di nuova
generazione. All'interno dell'Ail (Associazione italiana contro le
leucemie-linfomi e mieloma) è nato un gruppo che riunisce i pazienti
con malattie mieloproliferative e i loro familiari, "con lo scopo di farsi
portavoce delle loro esigenze", racconta il presidente del gruppo
Massimiliano Donato. E' nato anche un forum web. Prossimo passo:
"Far riconoscere ufficialmente queste patologie come rare, entrando
nell'elenco del ministero della Salute".
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Mielofibrosi. Da ottobre in Italia ruxolitinib a carico
del Ssn. Il punto sulle terapie e sulla diagnosi
 

L’80% delle regioni lo ha già messo a disposizione. E’ l’unico farmaco ad aver
dimostrato di aumentare significativamente la sopravvivenza nei pazienti con
questa malattia rara per la quale finora non erano disponibili terapie in grado di
modificarne il decorso
 

18 MAR - Ruxolitinib (nome commerciale Jakavi®), è il primo farmaco
specifico per il trattamento della mielofibrosi ad essere rimborsato dal Ssn. La
molecola ha rivoluzionato lo scenario terapeutico della mielofibrosi, poiché è
l’unico farmaco ad aver dimostrato di aumentare significativamente la
sopravvivenza nei pazienti con patologia per la quale finora non erano
disponibili terapie in grado di modificarne il decorso. 
 
I pazienti trattati con Ruxolitinib inoltre, sperimentano una regressione della
sintomatologia con un conseguente miglioramento sostanziale della qualità di
vita. Il farmaco, a somministrazione orale, è stato approvato dall’FDA (Food

and Drug Administration) nel 2011 e dall’EMA (European Medicines Agency) nel 2012 ed è entrato nella
pratica clinica dopo solo 5 anni dal primo paziente trattato negli studi clinici, grazie ai significativi risultati
ottenuti nel programma di sviluppo. 
 
In Italia il percorso è stato più lungo, infatti l’Aifa lo ha posto a carico del Ssn lo scorso ottobre
ma oggi l’80% delle regioni loo ha reso disponibile.  Un ritardo importante per una malattia che non
aveva cura e “che oggi l'Aifa ha destinato soltanto ai casi più difficili, mentre - secondo il
professor Alessandro Maria Vannucchi, professore ematologo all'università di Firenze - il nuovo farmaco
che contiene la molecola Ruxolitinib, potrebbe avere ancora più efficacia nelle forme lievi, evitando così ai
malati di sopportare i pesanti disagi di una malattia che finora consentiva soltanto dai 2 ai 6 anni di
sopravvivenza. Oggi siamo a una svolta nella cura di questa malattia del sangue e dagli studi in corso ci
aspettiamo vantaggi ancora maggiori".  
 
In attesa della rimborsabilità del farmaco in Italia, i malati hanno potuto usufruire della cura attraverso le
sperimentazioni e la casa farmaceutica Novartis ha consentito l'utilizzo del prodotto in ambito
compassionevole, così da consentire ai malati colpiti da mielofibrosi di beneficiare dei miglioramenti nella
qualità di vita e nel prolungamento della sopravvivenza stessa, nell'intervallo di tempo fra la registrazione e la
commercializzazione, arrivata in ottobre 2014. Già l'80% delle regioni ha predisposto la rimborsabilità
secondo i criteri stabiliti dall'Aifa. 
 
La mielofibrosi, una condizione che si instaura nel midollo osseo a causa di una serie di
modificazioni genetiche, colpisce le cellule staminali emopoietiche, dalle quali hanno origine le cellule
del sangue che comprendono globuli rossi, i bianchi e le piastrine. Le persone che presentano una modifica
del gene Jak 1 e 2, oppure MPL e Carl, manifestano una iperattivazione cellulare che causa l’incontrollata
proliferazione delle cellule del sangue. Il 60% dei pazienti presenta la mutazione Jak2, scoperta nel 2005 e
nel 2006 sono state scoperte le altre così da poter dar inizio allo sviluppo dei farmaci, che vanno a bloccare
il meccanismo alla base della patologia.
 
“E’ uno dei pochi casi – spiega Vannucchi - in cui la sperimentazione è passata alla fase clinica soltanto
dopo 5 anni, grazie ai significativi risultati ottenuti dal programma di sviluppo. Questa patologia, che ha una
incidenza di un caso ogni 100.000 persone,  determina una fibrosi nel midollo osseo con alterazione della
produzione delle cellule del sangue. Fino a pochi anni fa la diagnosi non era favorita da sintomi specifici che
vanno dall’anemia all’astenia, dalla perdita di peso alla sudorazione notturna, dalla febbre al dolore. Spesso
si arrivava alla diagnosi in modo casuale, passando da un esame del sangue alterato. Oppure la diagnosi
più semplice consisteva nella palpazione dell’addome, perché l’organo che manifesta i segni più evidenti è
la milza, che si ingrossa fino a raddoppiare e triplicare il suo volume, diventando un vero peso nell’addome.
Ora invece, dopo la scoperta delle mutazioni genetiche, l’OMS ha predisposto e rivisto i criteri diagnostici
che ci permettono di scoprire la mielofibrosi seguendo un percorso specifico: splenomegalia, alterazioni
delle cellule del sangue, alterazioni midollari e molecolari, fino alla biopsia e allo studio delle mutazioni.
 
L’arrivo di questo nuovo prodotto ha cambiato radicalmente la vita di questi pazienti. “In passato –
dice il professor Francesco Passamonti, direttore dell’ematologia all’ospedale di Circolo di Varese –
curavamo i malato controllando i sintomi e utilizzando farmaci come il cortisone per l’anemia, o
l’eritropoietica per evitare le trasfusioni di sangue, ma pochi erano gli effetti sulla milza. Oggi, il nuovo
farmaco ha dimostrato di agire sulla splenomegalia riducendo la milza del 50% del suo volume, sui segni
clinici della malattia, come prurito, dolore osseo, muscolare e addominale. Ma ciò che più ci soddisfa è
dare al paziente più anni di vita e una sensibile riduzione del rischio di morte. Una terapia risolutiva è il
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trapianto di midollo osseo, ma considerando l’età dei pazienti e il rischio di mortalità elevato, questa tecnica
è riservabile soltanto al 5-10% dei malati”.
 
Stanchezza, mancanza di forze, difficoltà a stare con gli altri, un prurito su tutto il corpo, in particolare dopo
la doccia. Sono queste le difficoltà che i malati hanno segnalato nelle domande e nelle storie del progetto
“Back to life” avviato dalla Fondazione ISTUD per valutare e quantificare i disagi dei malati e dei loro familiari
che spendono almeno 3 ore al giorno per assistere il loro familiare. Un impegno economico della malattia
che raggiunge, fra perdita di lavoro e impegno assistenziale dei familiari, 11.000 euro all’anno che
aumentano se l’assistenza viene eseguita da personale esterno.
 
Ma il momento più difficile da superare è l’impatto con la diagnosi: Pensavo che mi fosse rimasto
poco tempo per vivere, dicono alcuni e per altri la maggior difficoltà era il lavoro, dove non hanno più potuto
mantenere la posizione dirigenziale, ma si sono declassati a un livello impiegatizio. Storie
significativamente diverse fra coloro che sono curati con le terapie tradizionali e chi invece già può utilizzare
Ruxolitinib. Anche chi assiste il malato ha raccontato la sua storia, accennando a stati di umore pessimo
del congiunto, talvolta anche aggressivo. Un prendersi cura veramente difficile. Oggi i pazienti possono
avere voce attraverso il sito del Gruppo pazienti MMP-Ph, malattie mieloproliferative croniche, all’interno
dell’Associazione italiana contro le leucemie-linfomi e mielomi, AIL, con l’obiettivo di promuovere occasioni
di confronto tra le persone colpite da queste patologie oncologiche rare. Una sorta di reality della malattia
per scongiurare falsi miti e tabù.
 
Edoardo Stucchi
 
18 marzo 2015
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Fatti . Cronaca . In Italia nuovo farmaco contro raro cancro del sangue 'ladro' di vita

In Italia nuovo farmaco contro raro cancro
del sangue 'ladro' di vita

Articolo pubblicato il: 18/03/2015

Quando la mielofibrosi colpisce "il

male diventa padrone di tutto e chi ti

ama si annulla con te. Ti lascia a letto

come una sagoma, senza forza,

incapace persino di sollevare un

bicchiere". E' il vissuto, raccontato

anche in video, dei pazienti affetti da

questo tumore ematologico raro

(incidenza: un caso ogni 100 mila

individui), che attacca le staminali del

midollo osseo da cui hanno origine le

cellule del sangue, come i globuli

rossi, i globuli bianchi e le piastrine. Un ladro di vita che uccide in media nel giro di 5 anni

circa, nei casi più gravi in meno di due. Un nuovo farmaco a somministrazione orale targato

Novartis promette di cambiare le carte in tavola, aprendo una nuova era per i malati che, a volte,

avrebbero "solo voglia di riuscire a compiere un gesto per chi gli sta accanto".

Ora disponibile anche in Italia, a distanza di lunghi anni dall'ok dell'Fda che risale al 2011 e dal

via libera dell'Ema nel 2012, ruxolitinib è il primo farmaco specifico per il trattamento della

mielofibrosi ad essere rimborsato dal Ssn. Gli studi condotti segnalano un aumento della

sopravvivenza e un salto in avanti nella qualità della vita, visto che i pazienti trattati, spiegano gli

specialisti oggi durante un incontro a Milano, "sperimentano una regressione dei sintomi".

Sintomi invalidanti: spessissimo la milza ingrossata, e poi il peso che crolla, le sudorazioni

notturne, la febbre, i dolori, la stanchezza immensa, il prurito diffuso. Il copione non è sempre lo

stesso. La malattia ha più facce, destini diversi. E non sempre è facile stanarla.

Gli italiani sono fra gli scienziati che dall'Europa agli Usa hanno cercato di vederci chiaro e hanno

contribuito ad aggiungere tasselli importanti per la risoluzione del giallo scientifico che

accompagna questo tumore. "Oggi - spiega Alessandro Maria Vannucchi, professore associato

di Ematologia all'università degli Studi di Firenze - ne sappiamo di più. Conosciamo mutazioni a

carico di tre diversi geni, che giocano un ruolo cruciale nel predisporre alla malattia, ma esiste
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anche un pugno di pazienti 'triplonegativi' (circa 10%). Ed è ancora buio sul fattore scatenante".

La caccia continua, indizio dopo indizio.

Per aprire la strada al farmaco fondamentale è stata nel 2005 la scoperta (con il contributo anche

di gruppi italiani) di una mutazione a carico del gene Jak2, presente nel 60% dei pazienti e

responsabile dell'iperattivazione della via molecolare Jak/Stat, che causa l'incontrollata

proliferazione delle cellule del sangue, l'alterazione biologica alla base della patologia. Ed è

proprio su questa via che agisce il farmaco, inibitore potente e selettivo di Jak1 e Jak2,

indipendentemente dalla mutazione di cui il malato è portatore. "Nel 2006 - spiega Vannucchi -

sono state identificate infatti altre mutazioni a carico del gene Mpl (5-10% dei malati), mentre nel

2013 quelle a carico del gene Carl che interessano il 20% dei malati".

I due studi condotti per la valutazione dell'efficacia di ruxolitinib (Comfort I e II), "hanno coinvolto

528 pazienti con mielofibrosi - illustra Francesco Passamonti, direttore dell'Uoc di Ematologia

dell'Azienda ospedaliera universitaria Ospedale di Circolo di Varese - e hanno dimostrato che il

farmaco agisce sia sulla splenomegalia (riduzione media del 50%) sia sui segni clinici della

malattia, come prurito, dolore osseo, muscolare e addominale". E una ricerca, curata dalla

Fondazione Istud coinvolgendo 35 centri ematologici italiani, ha fotografato l'impatto della

patologia che insorge in media intorno ai 65 anni, "anche se - riferisce Vannucchi - le diagnosi

stanno aumentando e cominciamo a vedere pazienti molto giovani, anche di 16 anni".

Lo studio, condotto sia attraverso i tradizionali questionari sia attraverso lo 'storytelling', apre uno

spaccato sulla vita dei pazienti (287 quelli coinvolti) e di chi li assiste (84). Dalle emozioni - paura,

depressione e sofferenza - agli sconvolgimenti che il tumore porta nella quotidianità e sull'attività

lavorativa. Il 20% degli intervistati segnala di aver subito un mancato guadagno stimabile in un

importo medio di quasi 7.800 euro annui. Perdita risultata più contenuta (a oltre 5 mila euro) per

chi è in cura con il farmaco di nuova generazione. All'interno dell'Ail (Associazione italiana contro

le leucemie-linfomi e mieloma) è nato un gruppo che riunisce i pazienti con malattie

mieloproliferative e i loro familiari, "con lo scopo di farsi portavoce delle loro esigenze", racconta

il presidente del gruppo Massimiliano Donato. E' nato anche un forum web. Prossimo passo: "Far

riconoscere ufficialmente queste patologie come rare, entrando nell'elenco del ministero della

Salute".

TAG: tumori, farmaci, cancro sangue
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Abbondante sudorazione notturna, forte prurito, astenia. La milza che si gonfia
all’inverosimile. Sono questi i principali sintomi della mielofibrosi, una malattia
ematologica rara fino a poco fa incurabile e con un’aspettativa di vita molto ridotta. La
mediana di sopravvivenza alla diagnosi non supera i 6 anni, ma può anche essere
inferiore.

L’unica terapia curativa è il trapianto di midollo osseo, che viene però eseguito solo
su un numero molto limitato di pazienti perché è una procedura complessa e gravata
da notevoli rischi per la salute, soprattutto nelle fasce di età più avanzate.

In tutti i casi in cui il trapianto non era indicato, fino a poco tempo fa le terapie
farmacologiche tradizionali offrivano un beneficio solo transitorio rispetto al controllo
dei sintomi correlati alla malattia e spesso erano scarsamente tollerate. Inoltre,
nessuna di queste terapie aveva evidenziato un aumento della sopravvivenza dei
pazienti. Si trattava di terapie palliative, o poco più.

GUARDA IL VIDEO CON LE TESTIMONIANZE DEI PAZIENTI

Da poco, invece, anche in Italia, è disponibile  a carico del Ssn il ruxolitinib. La
molecola ha cambiato lo scenario terapeutico della mielofibrosi, poiché è l’unico
farmaco ad aver dimostrato di aumentare significativamente la sopravvivenza nei
pazienti con patologia per la quale finora non erano disponibili terapie in grado di
modificarne il decorso. I pazienti trattati con ruxolitinib inoltre, sperimentano una
regressione della sintomatologia con un conseguente miglioramento sostanziale della
qualità di vita.

Il farmaco, a somministrazione orale, è stato approvato dall’FDA (Food and Drug
Administration) nel 2011 e dall’EMA (European Medicines Agency) nel 2012 ed è
entrato nella pratica clinica dopo solo 5 anni dal primo paziente trattato negli studi
clinici, grazie ai significativi risultati ottenuti nel programma di sviluppo.

“La mielofibrosi è una neoplasia cronica del sistema emopoietico. Si tratta di una
forma tumorale che colpisce le cellule staminali del midollo osseo dalle quali hanno
origine le cellule del sangue, come i globuli rossi, i globuli bianchi e le piastrine”- ha
spiegato il Prof. Alessandro Maria Vannucchi, Professore associato di ematologia
presso l’Università degli Studi di Firenze - Questa patologia rara, con incidenza di un
individuo ogni 100.000, determina la graduale comparsa nel midollo osseo di un
tessuto fibroso che ne sovverte la struttura. In questo modo viene modificata la sua
funzionalità, con conseguente alterazione della produzione delle cellule del sangue.” 

La manifestazione clinica più frequente nella mielofibrosi è l’ingrossamento della milza
(splenomegalia). La milza ingrossata preme sullo stomaco e sull’intestino provocando
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sintomi come difficoltà digestive, sensazioni di pesantezza, fastidio a livello
dell’addome, sazietà precoce e alterazioni delle normali funzioni intestinali. In alcuni
casi la milza è così ingrossata da occupare gran parte dell’addome fino a comprimere
i polmoni (provocando tosse secca) e il rene (determinando difficoltà a urinare). Nei
casi più avanzati è necessaria la sua rimozione chirurgica.

Oltre alla splenomegalia il malato affetto da mielofibrosi sperimenta dei sintomi
estremamente debilitanti che possono impedire di svolgere le normali attività
quotidiane e lavorative e di avere una normale vita sociale e di relazione. Il più
comune è la fatigue o astenia, che comporta stanchezza, debolezza e dolori
muscolari. A essa si aggiungono febbre, sudorazioni notturne, prurito diffuso in tutto il
corpo (che peggiora con il contatto con l’acqua, noto anche come prurito
acquagenico) e perdita di peso dovuta all’inappetenza e alle difficoltà digestive. 
La mielofibrosi è una malattia grave con una sopravvivenza globale mediana di 5,7
anni; nei casi più gravi è inferiore a 2 anni.

“I due studi condotti per la valutazione dell’efficacia (COMFORT I e II) di ruxolitinib,
che hanno coinvolto 528 pazienti con mielofibrosi” - ha illustrato il Prof. Francesco
Passamonti, Direttore dell'U.O.C. di Ematologia dell'Azienda Ospedaliera
Universitaria Ospedale di Circolo di Varese - “hanno dimostrato che il farmaco agisce
sia sulla splenomegalia (riduzione media del 50%) sia sui segni clinici della malattia,
come prurito, dolore osseo, muscolare e addominale. Il più grande vantaggio
derivante dall’utilizzo del farmaco, però, è in termini di aumento della sopravvivenza”.
Dagli studi infatti, è emersa una sensibile riduzione del rischio di morte. Nello studio
COMFORT-I si è osservata una riduzione della mortalità del 31% e nello studio
COMFORT-II una del 52%, con il confronto verso la migliore terapia convenzionale.

Come si è arrivati allo sviluppo di questo nuovo farmaco? Fondamentale è stata nel
2005 la scoperta, cui hanno contribuito anche équipe di ricerca italiane, di una
mutazione a carico del gene JAK2. Questa mutazione è responsabile
dell’iperattivazione della via molecolare JAK/STAT, che causa l’incontrollata
proliferazione delle cellule del sangue e rappresenta l’alterazione biologica alla base
della patologia.

“Il 60% dei pazienti”- ha aggiunto il Prof. Vannucchi - “è interessato da una mutazione
a carico del gene JAK2, scoperta che ha cambiato la storia della patologia e ha
aperto la strada ai nuovi farmaci JAK inibitori. Nel 2006 sono state invece scoperte le
mutazioni a carico del gene MPL (5-10% dei malati), mentre nel 2013 quelle a carico
del gene CARL che interessano il 20% dei malati”. 

“Aver identificato tali mutazioni” - ha concluso il Prof. Passamonti - “ha permesso di
sviluppare farmaci, come ruxolitinib, che vanno a bloccare il meccanismo alla base
della patologia”.
Ruxolitinib, inibitore potente e selettivo di JAK1 e JAK2, è il primo e unico farmaco
appartenente a questa nuova classe terapeutica in grado di garantire un’inibizione
efficace e sostenuta della via JAK/STAT. 

Il beneficio indotto dall’utilizzo di ruxolitinib è raccontato anche dalle testimonianze
raccolte dall’indagine “Back to life” di ISTUD, progetto che ha come obiettivo la
valutazione dell’impatto socio-economico della mielofibrosi in Italia. “Il progetto” - ha
commentato la Dott.ssa Maria Giulia Marini, Direttore area salute e sanità della
Fondazione ISTUD - “vuole andare a valutare le condizioni di vita e le esperienze che
i pazienti attraversano con la malattia, per indagare se esiste un impatto economico,
in termini di mancata o ridotta produttività, conseguenze sul lavoro e sulle relazioni
sociali e psicologiche.” I dati sottolineano come il 31% dei pazienti ha dovuto
sospendere qualsiasi attività di movimento, anche semplice, come camminare. 

“Il racconto dei pazienti segue una traccia ben precisa” continua la Dott.ssa Marini,
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“parte dal momento della diagnosi, in cui si avverte una posizione iniziale di dolore e
di paura, per passare poi a speranza, serenità e tranquillità quando iniziano a curarsi
e vedere dei miglioramenti”.

“Ora mi sento più serena e più fiduciosa nel futuro, ma soprattutto ho accettato la
malattia e riesco a vivere meglio”, “Le cure che mi hanno prescritto hanno funzionato:
sto meglio con mia moglie, sono più autonomo e ho ripreso a uscire e a guardare la
tv”, “Mi sento più in forze al punto di uscire e andare a vedere una mostra”. “Sono
tornata a casa stanca, ma contenta di avercela fatta” sono alcune delle storie raccolte
dall’analisi condotta in 35 centri ematologici italiani con il coinvolgimento di oltre 300
tra pazienti e familiari. 

Nell’analizzare l’impatto della patologia sulla qualità di vita, non poteva essere
tralasciato il riflesso che la patologia può avere sull’attività professionale. Dall’analisi
dei dati emerge che i pazienti in terapia con ruxolitinib riescono a gestire la propria
attività nel 73% dei casi. Al contrario, le persone in terapia con altri farmaci si trovano
in molti casi costrette ad abbandonare la carriera. Infatti, ben il 33% smette di
lavorare, oppure ricorre alla pensione anticipata o all’aspettativa. Significative, anche
alla luce dell’attuale crisi economica, le dimensioni dell’impatto di questa inattività: il
20% degli intervistati segnala di aver subìto un mancato guadagno a causa della
mielofibrosi, stimabile in un importo medio di circa 7.774 euro annui.

“Alla luce di tutte le difficoltà che si trovano a vivere i pazienti affetti da mielofibrosi,
all’interno dell’AIL (Associazione Italiana contro le Leucemie-linfomi e mieloma) è nato
il Gruppo AIL Pazienti MMP Ph-” - ha spiegato Massimiliano Donato, Presidente del
Gruppo - “che riunisce i pazienti affetti da malattie mieloproliferative e i loro familiari,
con lo scopo di farsi portavoce delle loro esigenze, promuovere occasioni di incontro
e dialogo e diffondere informazioni qualificate su queste patologie e sulle ultime
innovazioni terapeutiche”.

Tra le varie iniziative promosse dal gruppo è stato attivato un Forum web (in cui
pazienti e familiari possono parlare delle proprie esperienze e condividere i propri
vissuti, facendo sempre riferimento alla propria prospettiva personale). “Ci faremo
anche portavoce” - ha aggiunto Donato - “di tutti i malati per far riconoscere
ufficialmente queste patologie come rare, ovvero lavoreremo affinché siano incluse
nell’elenco del Ministero della Salute delle patologie rare esenti”.
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Mielofibrosi. Da ottobre in Italia ruxolitinib a carico
del Ssn. Il punto sulle terapie e sulla diagnosi
L’80% delle regioni lo ha già messo a disposizione. E’ l’unico farmaco ad aver
dimostrato di aumentare significativamente la sopravvivenza nei pazienti con
questa malattia rara per la quale finora non erano disponibili terapie in grado
di modificarne il decorso

18 MAR - Ruxolitinib (nome commerciale Jakavi®), è il primo farmaco specifico
per il trattamento della mielofibrosi ad essere rimborsato dal Ssn. La molecola
ha rivoluzionato lo scenario terapeutico della mielofibrosi, poiché è l’unico
farmaco ad aver dimostrato di aumentare significativamente la sopravvivenza
nei pazienti con patologia per la quale finora non erano disponibili terapie in
grado di modificarne il decorso. 
 
I pazienti trattati con Ruxolitinib inoltre, sperimentano una regressione della
sintomatologia con un conseguente miglioramento sostanziale della qualità di
vita. Il farmaco, a somministrazione orale, è stato approvato dall’FDA (Food and
Drug Administration) nel 2011 e dall’EMA (European Medicines Agency) nel

2012 ed è entrato nella pratica clinica dopo solo 5 anni dal primo paziente trattato negli studi clinici, grazie ai
significativi risultati ottenuti nel programma di sviluppo. 
 
In Italia il percorso è stato più lungo, infatti l’Aifa lo ha posto a carico del Ssn lo scorso ottobre
ma oggi l’80% delle regioni loo ha reso disponibile.  Un ritardo importante per una malattia che non
aveva cura e “che oggi l'Aifa ha destinato soltanto ai casi più difficili, mentre - secondo il professor
Alessandro Maria Vannucchi, professore ematologo all'università di Firenze - il nuovo farmaco che
contiene la molecola Ruxolitinib, potrebbe avere ancora più efficacia nelle forme lievi, evitando così ai malati
di sopportare i pesanti disagi di una malattia che finora consentiva soltanto dai 2 ai 6 anni di sopravvivenza.
Oggi siamo a una svolta nella cura di questa malattia del sangue e dagli studi in corso ci aspettiamo
vantaggi ancora maggiori".  

 
In attesa della rimborsabilità del farmaco in Italia, i malati
hanno potuto usufruire della cura attraverso le
sperimentazioni e la casa farmaceutica Novartis ha
consentito l'utilizzo del prodotto in ambito
compassionevole, così da consentire ai malati colpiti da
mielofibrosi di beneficiare dei miglioramenti nella qualità
di vita e nel prolungamento della sopravvivenza stessa,
nell'intervallo di tempo fra la registrazione e la
commercializzazione, arrivata in ottobre 2014. Già l'80%
delle regioni ha predisposto la rimborsabilità secondo i
criteri stabiliti dall'Aifa. 
 
La mielofibrosi, una condizione che si instaura nel
midollo osseo a causa di una serie di modificazioni
genetiche, colpisce le cellule staminali emopoietiche,
dalle quali hanno origine le cellule del sangue che

comprendono globuli rossi, i bianchi e le piastrine. Le persone che presentano una modifica del gene Jak 1
e 2, oppure MPL e Carl, manifestano una iperattivazione cellulare che causa l’incontrollata proliferazione
delle cellule del sangue. Il 60% dei pazienti presenta la mutazione Jak2, scoperta nel 2005 e nel 2006 sono
state scoperte le altre così da poter dar inizio allo sviluppo dei farmaci, che vanno a bloccare il meccanismo
alla base della patologia.
 
“E’ uno dei pochi casi – spiega Vannucchi - in cui la sperimentazione è passata alla fase clinica soltanto
dopo 5 anni, grazie ai significativi risultati ottenuti dal programma di sviluppo. Questa patologia, che ha una
incidenza di un caso ogni 100.000 persone,  determina una fibrosi nel midollo osseo con alterazione della
produzione delle cellule del sangue. Fino a pochi anni fa la diagnosi non era favorita da sintomi specifici che
vanno dall’anemia all’astenia, dalla perdita di peso alla sudorazione notturna, dalla febbre al dolore. Spesso
si arrivava alla diagnosi in modo casuale, passando da un esame del sangue alterato. Oppure la diagnosi
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più semplice consisteva nella palpazione dell’addome, perché l’organo che manifesta i segni più evidenti è la
milza, che si ingrossa fino a raddoppiare e triplicare il suo volume, diventando un vero peso nell’addome.
Ora invece, dopo la scoperta delle mutazioni genetiche, l’OMS ha predisposto e rivisto i criteri diagnostici
che ci permettono di scoprire la mielofibrosi seguendo un percorso specifico: splenomegalia, alterazioni
delle cellule del sangue, alterazioni midollari e molecolari, fino alla biopsia e allo studio delle mutazioni.
 
L’arrivo di questo nuovo prodotto ha cambiato radicalmente la vita di questi pazienti. “In passato –
dice il professor Francesco Passamonti, direttore dell’ematologia all’ospedale di Circolo di Varese –
curavamo i malato controllando i sintomi e utilizzando farmaci come il cortisone per l’anemia, o l’eritropoietica
per evitare le trasfusioni di sangue, ma pochi erano gli effetti sulla milza. Oggi, il nuovo farmaco ha
dimostrato di agire sulla splenomegalia riducendo la milza del 50% del suo volume, sui segni clinici della
malattia, come prurito, dolore osseo, muscolare e addominale. Ma ciò che più ci soddisfa è dare al paziente
più anni di vita e una sensibile riduzione del rischio di morte. Una terapia risolutiva è il trapianto di midollo
osseo, ma considerando l’età dei pazienti e il rischio di mortalità elevato, questa tecnica è riservabile
soltanto al 5-10% dei malati”.
 
Stanchezza, mancanza di forze, difficoltà a stare con gli altri, un prurito su tutto il corpo, in particolare dopo
la doccia. Sono queste le difficoltà che i malati hanno segnalato nelle domande e nelle storie del progetto
“Back to life” avviato dalla Fondazione ISTUD per valutare e quantificare i disagi dei malati e dei loro familiari
che spendono almeno 3 ore al giorno per assistere il loro familiare. Un impegno economico della malattia
che raggiunge, fra perdita di lavoro e impegno assistenziale dei familiari, 11.000 euro all’anno che
aumentano se l’assistenza viene eseguita da personale esterno.
 
Ma il momento più difficile da superare è l’impatto con la diagnosi: Pensavo che mi fosse rimasto
poco tempo per vivere, dicono alcuni e per altri la maggior difficoltà era il lavoro, dove non hanno più potuto
mantenere la posizione dirigenziale, ma si sono declassati a un livello impiegatizio. Storie significativamente
diverse fra coloro che sono curati con le terapie tradizionali e chi invece già può utilizzare Ruxolitinib. Anche
chi assiste il malato ha raccontato la sua storia, accennando a stati di umore pessimo del congiunto, talvolta
anche aggressivo. Un prendersi cura veramente difficile. Oggi i pazienti possono avere voce attraverso il
sito del Gruppo pazienti MMP-Ph, malattie mieloproliferative croniche, all’interno dell’Associazione italiana
contro le leucemie-linfomi e mielomi, AIL, con l’obiettivo di promuovere occasioni di confronto tra le persone
colpite da queste patologie oncologiche rare. Una sorta di reality della malattia per scongiurare falsi miti e
tabù.
 
Edoardo Stucchi

18 marzo 2015
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NOTIZIE IN ANTEPRIMA E SEMPRE GRATIS

Salute H24

« HIV not as infectious soon after transmission as thought | Principale | Ruxolitinib (Jakavi*), capostipite
di una nuova classe terapeutica: gli inibitori della via JAK/ STAT »

18/03/2015

Ruxolitinib (nome commerciale Jakavi ), è il primo farmaco specifico per il trattamento della

mielofibrosi ad essere rimborsato SSN in Italia.

La molecola ha rivoluzionato lo scenario terapeutico della mielofibrosi, poiché è l’unico

farmaco ad aver dimostrato di aumentare significativamente la sopravvivenza nei pazienti

con patologia per la quale finora non erano disponibili terapie in grado di modificarne il

decorso.

I pazienti trattati con Ruxolitinib inoltre, sperimentano una regressione della sintomatologia

con un conseguente miglioramento sostanziale della qualità di vita.

Il farmaco, a somministrazione orale, è stato approvato dall’FDA (Food and Drug

Administration) nel 2011 e dall’EMA (European Medicines Agency) nel 2012 ed è entrato

nella pratica clinica dopo solo 5 anni dal primo paziente trattato negli studi clinici, grazie ai

significativi risultati ottenuti nel programma di sviluppo.

“La mielofibrosi è una neoplasia cronica del sistema emopoietico. Si tratta di una forma

tumorale che colpisce le cellule staminali del midollo osseo dalle quali hanno origine le

cellule del sangue, come i globuli rossi, i globuli bianchi e le piastrine”- ha spiegato il Prof.

Alessandro Maria Vannucchi, Professore associato di ematologia presso l’Università

degli Studi di Firenze. Questa patologia rara, con incidenza di un individuo ogni 100.000,

determina la graduale comparsa nel midollo osseo di un tessuto fibroso che ne sovverte la

struttura. In questo modo viene modificata la sua funzionalità, con conseguente alterazione

della produzione delle cellule del sangue.

Terapia Mielofibrosi: disponibile in Italia ruxolitinib
(Jakavi*). E' rimborsato dal SSN
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La manifestazione clinica più frequente nella mielofibrosi è l’ingrossamento della milza

(splenomegalia). La milza ingrossata preme sullo stomaco e sull’intestino provocando

sintomi come difficoltà digestive, sensazioni di pesantezza, fastidio a livello dell’addome,

sazietà precoce e alterazioni delle normali funzioni intestinali. In alcuni casi la milza è così

ingrossata da occupare gran parte dell’addome fino a comprimere i polmoni (provocando

tosse secca) e il rene (determinando difficoltà a urinare). Nei casi più avanzati è necessaria

la sua rimozione chirurgica.

Oltre alla splenomegalia il malato affetto da mielofibrosi sperimenta dei sintomi

estremamente debilitanti che possono impedire di svolgere le normali attività quotidiane e

lavorative e di avere una normale vita sociale e di relazione. Il più comune è la fatigue o

astenia, che comporta stanchezza, debolezza e dolori muscolari. A essa si aggiungono

febbre, sudorazioni notturne, prurito diffuso in tutto il corpo (che peggiora con il contatto con

l’acqua, noto anche come prurito acquagenico) e perdita di peso dovuta all’inappetenza e

alle difficoltà digestive.

La mielofibrosi è una malattia grave con una sopravvivenza globale mediana di 5,7 anni; nei

casi più gravi è inferiore a 2 anni.

“I due studi condotti per la valutazione dell’efficacia (COMFORT I e II) di ruxolitinib, che

hanno coinvolto 528 pazienti con mielofibrosi”   -  ha   i l lus t ra to   i l  Prof. Francesco

Passamonti, Direttore dell'U.O.C. di Ematologia dell'Azienda Ospedaliera Universitaria

Ospedale di Circolo di Varese - “hanno dimostrato che il farmaco agisce sia sulla

splenomegalia (riduzione media del 50%) sia sui segni clinici della malattia, come prurito,

dolore osseo, muscolare e addominale. Il più grande vantaggio derivante dall’utilizzo del

farmaco, però, è in termini di aumento della sopravvivenza”. Dagli studi infatti, è emersa

una sensibile riduzione del rischio di morte. Nello studio COMFORT-I si è osservata una

riduzione della mortalità del 31% e nello studio COMFORT-II una del 52%, con il confronto

verso la migliore terapia convenzionale.

 

Come si è arrivati allo sviluppo di questo nuovo farmaco?

Fondamentale è stata nel 2005 la scoperta, cui hanno contribuito anche équipe di ricerca

italiane, di una mutazione a carico del gene JAK2. Questa mutazione è responsabile

dell’iperattivazione della via molecolare JAK/STAT, che causa l’incontrollata proliferazione

delle cellule del sangue e rappresenta l’alterazione biologica alla base della patologia.
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“Il 60% dei pazienti”- ha aggiunto il Prof. Vannucchi - “è interessato da una mutazione a

carico del gene JAK2, scoperta che ha cambiato la storia della patologia e ha aperto la

strada ai nuovi farmaci JAK inibitori. Nel 2006 sono state invece scoperte le mutazioni a

carico del gene MPL (5-10% dei malati), mentre nel 2013 quelle a carico del gene CARL

che interessano il 20% dei malati”.

“Aver identificato tali mutazioni” - ha concluso il Prof. Passamonti  -   “ha permesso di

sviluppare farmaci, come ruxolitinib, che vanno a bloccare il meccanismo alla base della

patologia”.

Ruxolitinib, inibitore potente e selettivo di JAK1 e JAK2, è il primo e unico farmaco

appartenente a questa nuova classe terapeutica in grado di garantire un’inibizione efficace

e sostenuta della via JAK/STAT.

 

Il beneficio indotto dall’utilizzo di ruxolitinib è raccontato anche dalle testimonianze raccolte

dall’indagine “Back to life” di ISTUD, progetto che ha come obiettivo la valutazione

dell’impatto socio-economico della mielofibrosi in Italia. “Il progetto” - ha commentato la

Dott.ssa Maria Giulia Marini, Direttore area salute e sanità della Fondazione ISTUD -

“vuole andare a valutare le condizioni di vita e le esperienze che i pazienti attraversano con

la malattia, per indagare se esiste un impatto economico, in termini di mancata o ridotta

produttività, conseguenze sul lavoro e sulle relazioni sociali e psicologiche.” I  dati

sottolineano come il 31% dei pazienti ha dovuto sospendere qualsiasi attività di movimento,

anche semplice, come camminare.

“Il racconto dei pazienti segue una traccia ben precisa” continua la Dott.ssa Marini, “parte

dal momento della diagnosi, in cui si avverte una posizione iniziale di dolore e di paura, per

passare poi a speranza, serenità e tranquillità quando iniziano a curarsi e vedere dei

miglioramenti”.

“Ora mi sento più serena e più fiduciosa nel futuro, ma soprattutto ho accettato la malattia e

riesco a vivere meglio”, “Le cure che mi hanno prescritto hanno funzionato: sto meglio con

mia moglie, sono più autonomo e ho ripreso a uscire e a guardare la tv”, “Mi sento più in

forze al punto di uscire e andare a vedere una mostra”. “Sono tornata a casa stanca, ma

contenta di avercela fatta” sono alcune delle storie raccolte dall’analisi condotta in 35 centri

ematologici italiani con il coinvolgimento di oltre 300 tra pazienti e familiari.

Nell’analizzare l’impatto della patologia sulla qualità di vita, non poteva essere tralasciato il

riflesso che la patologia può avere sull’attività professionale. Dall’analisi dei dati emerge che

i pazienti in terapia con ruxolitinib riescono a gestire la propria attività nel 73% dei casi. Al

contrario, le persone in terapia con altri farmaci si trovano in molti casi costrette ad

abbandonare la carriera. Infatti, ben il 33% smette di lavorare, oppure ricorre alla pensione

anticipata o all’aspettativa. Significative, anche alla luce dell’attuale crisi economica, le

dimensioni dell’impatto di questa inattività: il 20% degli intervistati segnala di aver subìto un

mancato guadagno a causa della mielofibrosi, stimabile in un importo medio di circa 7.774

euro annui.

“Alla luce di tutte le difficoltà che si trovano a vivere i pazienti affetti da mielofibrosi,
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all’interno dell’AIL (Associazione Italiana contro le Leucemie-linfomi e mieloma) è nato il

Gruppo AIL Pazienti MMP Ph-” - ha spiegato Massimiliano Donato, Presidente del Gruppo

- “che riunisce i pazienti affetti da malattie mieloproliferative e i loro familiari, con lo scopo di

farsi portavoce delle loro esigenze, promuovere occasioni di incontro e dialogo e diffondere

informazioni qualificate su queste patologie e sulle ultime innovazioni terapeutiche”.

Tra le varie iniziative promosse dal gruppo è stato attivato un Forum web (in cui pazienti e

familiari possono parlare delle proprie esperienze e condividere i propri vissuti, facendo

sempre riferimento alla propria prospettiva personale). “Ci faremo anche portavoce” - ha

aggiunto Donato - “di tutti i malati per far riconoscere ufficialmente queste patologie come

rare, ovvero lavoreremo affinché siano incluse nell’elenco del Ministero della Salute delle

patologie rare esenti”.

 

TrackBack
URL per il TrackBack a questo post:
http://www.typepad.com/services/trackback/6a00d8341d107253ef01bb080981d9970d

I link elencati qui sotto sono quelli che rimandano a Terapia Mielofibrosi: disponibile in Italia ruxolitinib
(Jakavi*). E' rimborsato dal SSN:

Comment below or sign in with  Typepad  Facebook  Twitter  Google+ and more...

(Traduzione automatica URL.)

L'indirizzo email non verrà visualizzato insieme al commento.

Nome

Indirizzo email

URL sito web

 Post     Anteprima 

Scritto alle 14:49 nella FARMACOLOGIA, malattie rare, ONCOLOGIA | Permalink

Tag Technorati: astenia, Back to life, confort-II, fatigue, fda, jacavi, jak1, jak2, mielofibrosi,
milza, novartis, passamonti, pazienti, rimborso, Ruxolitinib, sintomi, ssn, stanchezza, terapia,
terapia, trattamento, vannucchi

Commenti

0

I VIDEO E LE
INTERVISTE DI
SALUTE DOMANI

Live Video streaming by Ustream

 

Iscriviti al mio Podcast

AscoIta il Podcast.
Abbònati! è gratis

4 / 4

    SALUTEDOMANI.COM (WEB)
Data

Pagina

Foglio

18-03-2015

1
1
0
2
3
2

C
o
d
ic

e
 a

b
b
o
n
a
m

e
n
to

:

Pag. 23



NOTIZIE IN ANTEPRIMA E SEMPRE GRATIS
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« HIV not as infectious soon after transmission as thought | Principale

18/03/2015

Ruxolitinib (nome commerciale Jakavi ), è il primo farmaco specifico per il trattamento della

mielofibrosi ad essere rimborsato SSN in Italia.

La molecola ha rivoluzionato lo scenario terapeutico della mielofibrosi, poiché è l’unico

farmaco ad aver dimostrato di aumentare significativamente la sopravvivenza nei pazienti

con patologia per la quale finora non erano disponibili terapie in grado di modificarne il

decorso.

I pazienti trattati con Ruxolitinib inoltre, sperimentano una regressione della sintomatologia

con un conseguente miglioramento sostanziale della qualità di vita.

Il farmaco, a somministrazione orale, è stato approvato dall’FDA (Food and Drug

Administration) nel 2011 e dall’EMA (European Medicines Agency) nel 2012 ed è entrato

nella pratica clinica dopo solo 5 anni dal primo paziente trattato negli studi clinici, grazie ai

significativi risultati ottenuti nel programma di sviluppo.

“La mielofibrosi è una neoplasia cronica del sistema emopoietico. Si tratta di una forma

tumorale che colpisce le cellule staminali del midollo osseo dalle quali hanno origine le

cellule del sangue, come i globuli rossi, i globuli bianchi e le piastrine”- ha spiegato il Prof.

Alessandro Maria Vannucchi, Professore associato di ematologia presso l’Università

degli Studi di Firenze. Questa patologia rara, con incidenza di un individuo ogni 100.000,

determina la graduale comparsa nel midollo osseo di un tessuto fibroso che ne sovverte la

struttura. In questo modo viene modificata la sua funzionalità, con conseguente alterazione

della produzione delle cellule del sangue.
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La manifestazione clinica più frequente nella mielofibrosi è l’ingrossamento della milza

(splenomegalia). La milza ingrossata preme sullo stomaco e sull’intestino provocando

sintomi come difficoltà digestive, sensazioni di pesantezza, fastidio a livello dell’addome,

sazietà precoce e alterazioni delle normali funzioni intestinali. In alcuni casi la milza è così

ingrossata da occupare gran parte dell’addome fino a comprimere i polmoni (provocando

tosse secca) e il rene (determinando difficoltà a urinare). Nei casi più avanzati è necessaria

la sua rimozione chirurgica.

Oltre alla splenomegalia il malato affetto da mielofibrosi sperimenta dei sintomi

estremamente debilitanti che possono impedire di svolgere le normali attività quotidiane e

lavorative e di avere una normale vita sociale e di relazione. Il più comune è la fatigue o

astenia, che comporta stanchezza, debolezza e dolori muscolari. A essa si aggiungono

febbre, sudorazioni notturne, prurito diffuso in tutto il corpo (che peggiora con il contatto con

l’acqua, noto anche come prurito acquagenico) e perdita di peso dovuta all’inappetenza e

alle difficoltà digestive.

La mielofibrosi è una malattia grave con una sopravvivenza globale mediana di 5,7 anni; nei

casi più gravi è inferiore a 2 anni.

“I due studi condotti per la valutazione dell’efficacia (COMFORT I e II) di ruxolitinib, che

hanno coinvolto 528 pazienti con mielofibrosi”   -  ha   i l lus t ra to   i l  Prof. Francesco

Passamonti, Direttore dell'U.O.C. di Ematologia dell'Azienda Ospedaliera Universitaria

Ospedale di Circolo di Varese - “hanno dimostrato che il farmaco agisce sia sulla

splenomegalia (riduzione media del 50%) sia sui segni clinici della malattia, come prurito,

dolore osseo, muscolare e addominale. Il più grande vantaggio derivante dall’utilizzo del

farmaco, però, è in termini di aumento della sopravvivenza”. Dagli studi infatti, è emersa

una sensibile riduzione del rischio di morte. Nello studio COMFORT-I si è osservata una

riduzione della mortalità del 31% e nello studio COMFORT-II una del 52%, con il confronto

verso la migliore terapia convenzionale.

 

Come si è arrivati allo sviluppo di questo nuovo farmaco?

Fondamentale è stata nel 2005 la scoperta, cui hanno contribuito anche équipe di ricerca

italiane, di una mutazione a carico del gene JAK2. Questa mutazione è responsabile

dell’iperattivazione della via molecolare JAK/STAT, che causa l’incontrollata proliferazione

delle cellule del sangue e rappresenta l’alterazione biologica alla base della patologia.
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“Il 60% dei pazienti”- ha aggiunto il Prof. Vannucchi - “è interessato da una mutazione a

carico del gene JAK2, scoperta che ha cambiato la storia della patologia e ha aperto la

strada ai nuovi farmaci JAK inibitori. Nel 2006 sono state invece scoperte le mutazioni a

carico del gene MPL (5-10% dei malati), mentre nel 2013 quelle a carico del gene CARL

che interessano il 20% dei malati”.

“Aver identificato tali mutazioni” - ha concluso il Prof. Passamonti  -   “ha permesso di

sviluppare farmaci, come ruxolitinib, che vanno a bloccare il meccanismo alla base della

patologia”.

Ruxolitinib, inibitore potente e selettivo di JAK1 e JAK2, è il primo e unico farmaco

appartenente a questa nuova classe terapeutica in grado di garantire un’inibizione efficace

e sostenuta della via JAK/STAT.

 

Il beneficio indotto dall’utilizzo di ruxolitinib è raccontato anche dalle testimonianze raccolte

dall’indagine “Back to life” di ISTUD, progetto che ha come obiettivo la valutazione

dell’impatto socio-economico della mielofibrosi in Italia. “Il progetto” - ha commentato la

Dott.ssa Maria Giulia Marini, Direttore area salute e sanità della Fondazione ISTUD -

“vuole andare a valutare le condizioni di vita e le esperienze che i pazienti attraversano con

la malattia, per indagare se esiste un impatto economico, in termini di mancata o ridotta

produttività, conseguenze sul lavoro e sulle relazioni sociali e psicologiche.” I  dati

sottolineano come il 31% dei pazienti ha dovuto sospendere qualsiasi attività di movimento,

anche semplice, come camminare.

“Il racconto dei pazienti segue una traccia ben precisa” continua la Dott.ssa Marini, “parte

dal momento della diagnosi, in cui si avverte una posizione iniziale di dolore e di paura, per

passare poi a speranza, serenità e tranquillità quando iniziano a curarsi e vedere dei

miglioramenti”.

“Ora mi sento più serena e più fiduciosa nel futuro, ma soprattutto ho accettato la malattia e

riesco a vivere meglio”, “Le cure che mi hanno prescritto hanno funzionato: sto meglio con

mia moglie, sono più autonomo e ho ripreso a uscire e a guardare la tv”, “Mi sento più in

forze al punto di uscire e andare a vedere una mostra”. “Sono tornata a casa stanca, ma

contenta di avercela fatta” sono alcune delle storie raccolte dall’analisi condotta in 35 centri

ematologici italiani con il coinvolgimento di oltre 300 tra pazienti e familiari.

Nell’analizzare l’impatto della patologia sulla qualità di vita, non poteva essere tralasciato il

riflesso che la patologia può avere sull’attività professionale. Dall’analisi dei dati emerge che

i pazienti in terapia con ruxolitinib riescono a gestire la propria attività nel 73% dei casi. Al

contrario, le persone in terapia con altri farmaci si trovano in molti casi costrette ad

abbandonare la carriera. Infatti, ben il 33% smette di lavorare, oppure ricorre alla pensione

anticipata o all’aspettativa. Significative, anche alla luce dell’attuale crisi economica, le

dimensioni dell’impatto di questa inattività: il 20% degli intervistati segnala di aver subìto un

mancato guadagno a causa della mielofibrosi, stimabile in un importo medio di circa 7.774

euro annui.

“Alla luce di tutte le difficoltà che si trovano a vivere i pazienti affetti da mielofibrosi,
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all’interno dell’AIL (Associazione Italiana contro le Leucemie-linfomi e mieloma) è nato il

Gruppo AIL Pazienti MMP Ph-” - ha spiegato Massimiliano Donato, Presidente del Gruppo

- “che riunisce i pazienti affetti da malattie mieloproliferative e i loro familiari, con lo scopo di

farsi portavoce delle loro esigenze, promuovere occasioni di incontro e dialogo e diffondere

informazioni qualificate su queste patologie e sulle ultime innovazioni terapeutiche”.

Tra le varie iniziative promosse dal gruppo è stato attivato un Forum web (in cui pazienti e

familiari possono parlare delle proprie esperienze e condividere i propri vissuti, facendo

sempre riferimento alla propria prospettiva personale). “Ci faremo anche portavoce” - ha

aggiunto Donato - “di tutti i malati per far riconoscere ufficialmente queste patologie come

rare, ovvero lavoreremo affinché siano incluse nell’elenco del Ministero della Salute delle

patologie rare esenti”.
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18 Marzo 2015, Milano. “Mielofibrosi: un nuovo trattamento
migliora la sopravvivenza e la qualità di vita”
Autore: Redazione,  16 Mar 2015   

“Sento che il mio corpo non mi appartiene più, non sono più io la padrona specialmente in
certi momenti. Io sono innamorata della vita, amavo fare mille cose e ora mi sento tanto
limitata in quasi tutto.” E’ una delle oltre 250 testimonianze raccolte dalla ricerca dell’ISTUD Back
to life che ci aiuta a comprendere il vissuto delle persone con mielofibrosi, patologia oncologica
che colpisce le cellule staminali emopoietiche del midollo osseo, dalle quali hanno origine le
cellule del sangue.

Si tratta di una malattia rara, che si stima interessi 4.000 persone nel nostro paese e ha un
decorso progressivo e inarrestabile, fino a evolvere, nei casi più gravi, in leucemia acuta. La
mielofibrosi ha quindi un forte impatto sulla vita sociale e lavorativa delle persone, come emerge
dai racconti dei pazienti raccolti dallo studio di medicina narrativa Back to Life.

I recenti passi avanti nella ricerca delle mutazioni genetiche che caratterizzano la mielofibrosi
hanno aperto nuove prospettive per lo sviluppo di farmaci innovativi, in grado di bloccare
selettivamente le proteine malfunzionanti. Oggi è disponibile anche in Italia ruxolitinib, un inibitore
di JAK1 e JAK2 che ha dimostrato di aumentare in modo significativo la sopravvivenza e
migliorare i sintomi generali della malattia, con conseguenze positive sulla qualità di vita della
maggior parte dei pazienti.

Una nuova speranza in una patologia che fino ad oggi ha potuto giovare di soluzioni terapeutiche
molto limitate.
Il farmaco verrà presentato durante l'evento  “Mielofibrosi: un nuovo trattamento migliora la
sopravvivenza e la qualità di vita”, che si terrà a Milano, a partire dalle 11.30 presso la Sala
Norma del Starhotels Rosa Grand (Piazza Fontana, 3).

INTERVERRANNO:
Alessandro Vannucchi – Professore associato di ematologia presso l’Università degli Studi di
Firenze, Azienda Ospedaliera Univeristaria Careggi
Francesco Passamonti – Direttore dell 'U.O.C. di Ematologia dell 'Azienda Ospedaliera
Universitaria Ospedale di Circolo di Varese
Luigi Reale – Coordinatore progetti di ricerca area salute e sanità, Fondazione ISTUD
Massimiliano Donato – Presidente Gruppo AIL Pazienti MMP Ph

MODERATORE:
Michela Vuga, Coordinatore editoriale  “OK salute e benessere”
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OrphaNews  Europe ,   i l   bo l l e t t i no

quindicinale del Comitato dell’Unione

Europea di Esperti  in Malattie Rare

(EUCERD), è ora anche in Italiano, grazie

all’impegno di Orphanet Italia, al supporto

di Genzyme Italia e alla collaborazione di

Med iA r t   p romo t i on .  Qui  maggior i

informazioni.
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Tag

In Italia nuovo farmaco contro raro cancro del sangue
‘ladro’ di vita
Posted on 20 marzo 2015 by Adnkronos in Cronaca-adn, Nazionali

Milano, 18 mar. (AdnKronos Salute) – Quando la mielofibrosi colpisce “il male diventa padrone di tutto e chi ti
ama si annulla con te. Ti lascia a letto come una sagoma, senza forza, incapace persino di sollevare un
bicchiere”. E’ il vissuto, raccontato anche in video, dei pazienti affetti da questo tumore ematologico raro
(incidenza: un caso ogni 100 mila individui), che attacca le staminali del midollo osseo da cui hanno origine le
cellule del sangue, come i globuli rossi, i globuli bianchi e le piastrine. Un ladro di vita che uccide in media nel
giro di 5 anni circa, nei casi più gravi in meno di due. Un nuovo farmaco a somministrazione orale targato
Novartis promette di cambiare le carte in tavola, aprendo una nuova era per i malati che, a volte, avrebbero
“solo voglia di riuscire a compiere un gesto per chi gli sta accanto”.
Ora disponibile anche in Italia, a distanza di lunghi anni dall’ok dell’Fda che risale al 2011 e dal via libera dell’Ema
nel 2012, ruxolitinib è il primo farmaco specifico per il trattamento della mielofibrosi ad essere rimborsato dal
Ssn. Gli studi condotti segnalano un aumento della sopravvivenza e un salto in avanti nella qualità della vita,
visto che i pazienti trattati, spiegano gli specialisti oggi durante un incontro a Milano, “sperimentano una
regressione dei sintomi”. Sintomi invalidanti: spessissimo la milza ingrossata, e poi il peso che crolla, le
sudorazioni notturne, la febbre, i dolori, la stanchezza immensa, il prurito diffuso. Il copione non è sempre lo
stesso. La malattia ha più facce, destini diversi. E non sempre è facile stanarla.
Gli italiani sono fra gli scienziati che dall’Europa agli Usa hanno cercato di vederci chiaro e hanno contribuito ad
aggiungere tasselli importanti per la risoluzione del giallo scientifico che accompagna questo tumore. “Oggi –
spiega Alessandro Maria Vannucchi, professore associato di Ematologia all’università degli Studi di Firenze – ne
sappiamo di più. Conosciamo mutazioni a carico di tre diversi geni, che giocano un ruolo cruciale nel
predisporre alla malattia, ma esiste anche un pugno di pazienti ‘triplonegativi’ (circa 10%). Ed è ancora buio sul
fattore scatenante”. La caccia continua, indizio dopo indizio.
Per aprire la strada al farmaco fondamentale è stata nel 2005 la scoperta (con il contributo anche di gruppi
italiani) di una mutazione a carico del gene Jak2, presente nel 60% dei pazienti e responsabile
dell’iperattivazione della via molecolare Jak/Stat, che causa l’incontrollata proliferazione delle cellule del sangue,
l’alterazione biologica alla base della patologia. Ed è proprio su questa via che agisce il farmaco, inibitore
potente e selettivo di Jak1 e Jak2, indipendentemente dalla mutazione di cui il malato è portatore. “Nel 2006 –
spiega Vannucchi – sono state identificate infatti altre mutazioni a carico del gene Mpl (5-10% dei malati),
mentre nel 2013 quelle a carico del gene Carl che interessano il 20% dei malati”.
I due studi condotti per la valutazione dell’efficacia di ruxolitinib (Comfort I e II), “hanno coinvolto 528 pazienti con
mielofibrosi – illustra Francesco Passamonti, direttore dell’Uoc di Ematologia dell’Azienda ospedaliera
universitaria Ospedale di Circolo di Varese – e hanno dimostrato che il farmaco agisce sia sulla splenomegalia
(riduzione media del 50%) sia sui segni clinici della malattia, come prurito, dolore osseo, muscolare e
addominale”. E una ricerca, curata dalla Fondazione Istud coinvolgendo 35 centri ematologici italiani, ha
fotografato l’impatto della patologia che insorge in media intorno ai 65 anni, “anche se – riferisce Vannucchi – le
diagnosi stanno aumentando e cominciamo a vedere pazienti molto giovani, anche di 16 anni”.
Lo studio, condotto sia attraverso i tradizionali questionari sia attraverso lo ‘storytelling’, apre uno spaccato sulla
vita dei pazienti (287 quelli coinvolti) e di chi li assiste (84). Dalle emozioni – paura, depressione e sofferenza –
agli sconvolgimenti che il tumore porta nella quotidianità e sull’attività lavorativa. Il 20% degli intervistati segnala
di aver subito un mancato guadagno stimabile in un importo medio di quasi 7.800 euro annui. Perdita risultata
più contenuta (a oltre 5 mila euro) per chi è in cura con il farmaco di nuova generazione. All’interno dell’Ail
(Associazione italiana contro le leucemie-linfomi e mieloma) è nato un gruppo che riunisce i pazienti con
malattie mieloproliferative e i loro familiari, “con lo scopo di farsi portavoce delle loro esigenze”, racconta il
presidente del gruppo Massimiliano Donato. E’ nato anche un forum web. Prossimo passo: “Far riconoscere
ufficialmente queste patologie come rare, entrando nell’elenco del ministero della Salute”.
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In Italia nuovo farmaco contro
raro cancro del sangue 'ladro' di vita
Nuova era per malati mielofibrosi, con terapia sperimentano regressione sintomi

Milano, 18 mar. (AdnKronos Salute) - Quando la
mielofibrosi colpisce "il male diventa padrone di tutto e
chi ti ama si annulla con te. Ti lascia a letto come una
sagoma, senza forza, incapace persino di sollevare un
bicchiere". E' il vissuto, raccontato anche in video, dei
pazienti affetti da questo tumore ematologico raro
(incidenza: un caso ogni 100 mila individui), che attacca le staminali del midollo osseo da cui hanno origine le
cellule del sangue, come i globuli rossi, i globuli bianchi e le piastrine. Un ladro di vita che uccide in media nel giro
di 5 anni circa, nei casi più gravi in meno di due. Un nuovo farmaco a somministrazione orale targato Novartis
promette di cambiare le carte in tavola, aprendo una nuova era per i malati che, a volte, avrebbero "solo voglia di
riuscire a compiere un gesto per chi gli sta accanto". Ora disponibile anche in Italia, a distanza di lunghi anni
dall'ok dell'Fda che risale al 2011 e dal via libera dell'Ema nel 2012, ruxolitinib è il primo farmaco specifico per il
trattamento della mielofibrosi ad essere rimborsato dal Ssn. Gli studi condotti segnalano un aumento della
sopravvivenza e un salto in avanti nella qualità della vita, visto che i pazienti trattati, spiegano gli specialisti oggi
durante un incontro a Milano, "sperimentano una regressione dei sintomi". Sintomi invalidanti: spessissimo la
milza ingrossata, e poi il peso che crolla, le sudorazioni notturne, la febbre, i dolori, la stanchezza immensa, il
prurito diffuso. Il copione non è sempre lo stesso. La malattia ha più facce, destini diversi. E non sempre è facile
stanarla.Gli italiani sono fra gli scienziati che dall'Europa agli Usa hanno cercato di vederci chiaro e hanno
contribuito ad aggiungere tasselli importanti per la risoluzione del giallo scientifico che accompagna questo tumore.
"Oggi - spiega Alessandro Maria Vannucchi, professore associato di Ematologia all'università degli Studi di Firenze
- ne sappiamo di più. Conosciamo mutazioni a carico di tre diversi geni, che giocano un ruolo cruciale nel
predisporre alla malattia, ma esiste anche un pugno di pazienti 'triplonegativi' (circa 10%). Ed è ancora buio sul
fattore scatenante". La caccia continua, indizio dopo indizio. Per aprire la strada al farmaco fondamentale è stata
nel 2005 la scoperta (con il contributo anche di gruppi italiani) di una mutazione a carico del gene Jak2, presente
nel 60% dei pazienti e responsabile dell'iperattivazione della via molecolare Jak/Stat, che causa l'incontrollata
proliferazione delle cellule del sangue, l'alterazione biologica alla base della patologia. Ed è proprio su questa via
che agisce il farmaco, inibitore potente e selettivo di Jak1 e Jak2, indipendentemente dalla mutazione di cui il
malato è portatore. "Nel 2006 - spiega Vannucchi - sono state identificate infatti altre mutazioni a carico del gene
Mpl (5-10% dei malati), mentre nel 2013 quelle a carico del gene Carl che interessano il 20% dei malati".I due studi
condotti per la valutazione dell'efficacia di ruxolitinib (Comfort I e II), "hanno coinvolto 528 pazienti con mielofibrosi -
illustra Francesco Passamonti, direttore dell'Uoc di Ematologia dell'Azienda ospedaliera universitaria Ospedale di
Circolo di Varese - e hanno dimostrato che il farmaco agisce sia sulla splenomegalia (riduzione media del 50%) sia
sui segni clinici della malattia, come prurito, dolore osseo, muscolare e addominale". E una ricerca, curata dalla
Fondazione Istud coinvolgendo 35 centri ematologici italiani, ha fotografato l'impatto della patologia che insorge in
media intorno ai 65 anni, "anche se - riferisce Vannucchi - le diagnosi stanno aumentando e cominciamo a vedere
pazienti molto giovani, anche di 16 anni".Lo studio, condotto sia attraverso i tradizionali questionari sia attraverso lo
'storytelling', apre uno spaccato sulla vita dei pazienti (287 quelli coinvolti) e di chi li assiste (84). Dalle emozioni -
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paura, depressione e sofferenza - agli sconvolgimenti che il tumore porta nella quotidianità e sull'attività lavorativa. Il
20% degli intervistati segnala di aver subito un mancato guadagno stimabile in un importo medio di quasi 7.800
euro annui. Perdita risultata più contenuta (a oltre 5 mila euro) per chi è in cura con il farmaco di nuova
generazione. All'interno dell'Ail (Associazione italiana contro le leucemie-linfomi e mieloma) è nato un gruppo che
riunisce i pazienti con malattie mieloproliferative e i loro familiari, "con lo scopo di farsi portavoce delle loro
esigenze", racconta il presidente del gruppo Massimiliano Donato. E' nato anche un forum web. Prossimo passo:
"Far riconoscere ufficialmente queste patologie come rare, entrando nell'elenco del ministero della Salute".
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In Italia nuovo farmaco contro raro cancro del
sangue 'ladro' di vita

Adnkronos News – 6 minuti fa

Milano, 18 mar. (AdnKronos Salute) - Quando la mielofibrosi colpisce "il male diventa padrone di

tutto e chi ti ama si annulla con te. Ti lascia a letto come una sagoma, senza forza, incapace persino di

sollevare un bicchiere". E' il vissuto, raccontato anche in video, dei pazienti affetti da questo tumore

ematologico raro (incidenza: un caso ogni 100 mila individui), che attacca le staminali del midollo

osseo da cui hanno origine le cellule del sangue, come i globuli rossi, i globuli bianchi e le piastrine.

Un ladro di vita che uccide in media nel giro di 5 anni circa, nei casi più gravi in meno di due. Un

nuovo farmaco a somministrazione orale targato Novartis promette di cambiare le carte in tavola,

aprendo una nuova era per i malati che, a volte, avrebbero "solo voglia di riuscire a compiere un

gesto per chi gli sta accanto".

Ora disponibile anche in Italia, a distanza di lunghi anni dall'ok dell'Fda che risale al 2011 e dal via

libera dell'Ema nel 2012, ruxolitinib è il primo farmaco specifico per il trattamento della mielofibrosi

ad essere rimborsato dal Ssn. Gli studi condotti segnalano un aumento della sopravvivenza e un salto

in avanti nella qualità della vita, visto che i pazienti trattati, spiegano gli specialisti oggi durante un

incontro a Milano, "sperimentano una regressione dei sintomi". Sintomi invalidanti: spessissimo la

milza ingrossata, e poi il peso che crolla, le sudorazioni notturne, la febbre, i dolori, la stanchezza

immensa, il prurito diffuso. Il copione non è sempre lo stesso. La malattia ha più facce, destini diversi.

E non sempre è facile stanarla.

Gli italiani sono fra gli scienziati che dall'Europa agli Usa hanno cercato di vederci chiaro e hanno

contribuito ad aggiungere tasselli importanti per la risoluzione del giallo scientifico che accompagna

questo tumore. "Oggi - spiega Alessandro Maria Vannucchi, professore associato di Ematologia

all'università degli Studi di Firenze - ne sappiamo di più. Conosciamo mutazioni a carico di tre diversi

geni, che giocano un ruolo cruciale nel predisporre alla malattia, ma esiste anche un pugno di pazienti

'triplonegativi' (circa 10%). Ed è ancora buio sul fattore scatenante". La caccia continua, indizio dopo

indizio.

Per aprire la strada al farmaco fondamentale è stata nel 2005 la scoperta (con il contributo anche di

gruppi italiani) di una mutazione a carico del gene Jak2, presente nel 60% dei pazienti e responsabile

dell'iperattivazione della via molecolare Jak/Stat, che causa l'incontrollata proliferazione delle

cellule del sangue, l'alterazione biologica alla base della patologia. Ed è proprio su questa via che

agisce il farmaco, inibitore potente e selettivo di Jak1 e Jak2, indipendentemente dalla mutazione di
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Al momento non sono disponibili commenti

cui il malato è portatore. "Nel 2006 - spiega Vannucchi - sono state identificate infatti altre mutazioni

a carico del gene Mpl (5-10% dei malati), mentre nel 2013 quelle a carico del gene Carl che

interessano il 20% dei malati".

I due studi condotti per la valutazione dell'efficacia di ruxolitinib (Comfort I e II), "hanno coinvolto

528 pazienti con mielofibrosi - illustra Francesco Passamonti, direttore dell'Uoc di Ematologia

dell'Azienda ospedaliera universitaria Ospedale di Circolo di Varese - e hanno dimostrato che il

farmaco agisce sia sulla splenomegalia (riduzione media del 50%) sia sui segni clinici della malattia,

come prurito, dolore osseo, muscolare e addominale". E una ricerca, curata dalla Fondazione Istud

coinvolgendo 35 centri ematologici italiani, ha fotografato l'impatto della patologia che insorge in

media intorno ai 65 anni, "anche se - riferisce Vannucchi - le diagnosi stanno aumentando e

cominciamo a vedere pazienti molto giovani, anche di 16 anni".

Lo studio, condotto sia attraverso i tradizionali questionari sia attraverso lo 'storytelling', apre uno

spaccato sulla vita dei pazienti (287 quelli coinvolti) e di chi li assiste (84). Dalle emozioni - paura,

depressione e sofferenza - agli sconvolgimenti che il tumore porta nella quotidianità e sull'attività

lavorativa. Il 20% degli intervistati segnala di aver subito un mancato guadagno stimabile in un

importo medio di quasi 7.800 euro annui. Perdita risultata più contenuta (a oltre 5 mila euro) per chi

è in cura con il farmaco di nuova generazione. All'interno dell'Ail (Associazione italiana contro le

leucemie-linfomi e mieloma) è nato un gruppo che riunisce i pazienti con malattie mieloproliferative e

i loro familiari, "con lo scopo di farsi portavoce delle loro esigenze", racconta il presidente del gruppo

Massimiliano Donato. E' nato anche un forum web. Prossimo passo: "Far riconoscere ufficialmente

queste patologie come rare, entrando nell'elenco del ministero della Salute".
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In Italia nuovo farmaco contro
raro cancro del sangue 'ladro'
di vita
Nuova era per malati mielofibrosi, con terapia sperimentano regressione sintomi

Milano, 18 mar. (AdnKronos Salute) - Quando la mielofibrosi colpisce "il

male diventa padrone di tutto e chi ti ama si annulla con te. Ti lascia a

letto come una sagoma, senza forza, incapace persino di sollevare un

bicchiere". E' il vissuto, raccontato anche in video, dei pazienti affetti

da questo tumore ematologico raro (incidenza: un caso ogni 100 mila

individui), che attacca le staminali del midollo osseo da cui hanno

origine le cellule del sangue, come i globuli rossi, i globuli bianchi e le

piastrine. Un ladro di vita che uccide in media nel giro di 5 anni circa,

nei casi più gravi in meno di due. Un nuovo farmaco a

somministrazione orale targato Novartis promette di cambiare le carte

in tavola, aprendo una nuova era per i malati che, a volte, avrebbero

"solo voglia di riuscire a compiere un gesto per chi gli sta accanto".

Ora disponibile anche in Italia, a distanza di lunghi anni dall'ok dell'Fda

che risale al 2011 e dal via libera dell'Ema nel 2012, ruxolitinib è il

primo farmaco specifico per il trattamento della mielofibrosi ad essere

rimborsato dal Ssn. Gli studi condotti segnalano un aumento della

sopravvivenza e un salto in avanti nella qualità della vita, visto che i

pazienti trattati, spiegano gli specialisti oggi durante un incontro a

Milano, "sperimentano una regressione dei sintomi". Sintomi

invalidanti: spessissimo la milza ingrossata, e poi il peso che crolla, le

sudorazioni notturne, la febbre, i dolori, la stanchezza immensa, il
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LEGGI ALTRE

prurito diffuso. Il copione non è sempre lo stesso. La malattia ha più

facce, destini diversi. E non sempre è facile stanarla.

Gli italiani sono fra gli scienziati che dall'Europa agli Usa hanno cercato

di vederci chiaro e hanno contribuito ad aggiungere tasselli importanti

per la risoluzione del giallo scientifico che accompagna questo tumore.

"Oggi - spiega Alessandro Maria Vannucchi, professore associato di

Ematologia all'università degli Studi di Firenze - ne sappiamo di più.

Conosciamo mutazioni a carico di tre diversi geni, che giocano un ruolo

cruciale nel predisporre alla malattia, ma esiste anche un pugno di

pazienti 'triplonegativi' (circa 10%). Ed è ancora buio sul fattore

scatenante". La caccia continua, indizio dopo indizio.

Per aprire la strada al farmaco fondamentale è stata nel 2005 la

scoperta (con il contributo anche di gruppi italiani) di una mutazione a

carico del gene Jak2, presente nel 60% dei pazienti e responsabile

dell'iperattivazione della via molecolare Jak/Stat, che causa

l'incontrollata proliferazione delle cellule del sangue, l'alterazione

biologica alla base della patologia. Ed è proprio su questa via che

agisce il farmaco, inibitore potente e selettivo di Jak1 e Jak2,

indipendentemente dalla mutazione di cui il malato è portatore. "Nel

2006 - spiega Vannucchi - sono state identificate infatti altre mutazioni

a carico del gene Mpl (5-10% dei malati), mentre nel 2013 quelle a

carico del gene Carl che interessano il 20% dei malati".

I due studi condotti per la valutazione dell'efficacia di ruxolitinib

(Comfort I e II), "hanno coinvolto 528 pazienti con mielofibrosi - illustra

Francesco Passamonti, direttore dell'Uoc di Ematologia dell'Azienda

ospedaliera universitaria Ospedale di Circolo di Varese - e hanno

dimostrato che il farmaco agisce sia sulla splenomegalia (riduzione

media del 50%) sia sui segni clinici della malattia, come prurito, dolore

osseo, muscolare e addominale". E una ricerca, curata dalla

Fondazione Istud coinvolgendo 35 centri ematologici italiani, ha

fotografato l'impatto della patologia che insorge in media intorno ai 65

anni, "anche se - riferisce Vannucchi - le diagnosi stanno aumentando

e cominciamo a vedere pazienti molto giovani, anche di 16 anni".

Lo studio, condotto sia attraverso i tradizionali questionari sia

attraverso lo 'storytelling', apre uno spaccato sulla vita dei pazienti (287

quelli coinvolti) e di chi li assiste (84). Dalle emozioni - paura,

depressione e sofferenza - agli sconvolgimenti che il tumore porta

nella quotidianità e sull'attività lavorativa. Il 20% degli intervistati

segnala di aver subito un mancato guadagno stimabile in un importo

medio di quasi 7.800 euro annui. Perdita risultata più contenuta (a

oltre 5 mila euro) per chi è in cura con il farmaco di nuova

generazione. All'interno dell'Ail (Associazione italiana contro le

leucemie-linfomi e mieloma) è nato un gruppo che riunisce i pazienti

con malattie mieloproliferative e i loro familiari, "con lo scopo di farsi

portavoce delle loro esigenze", racconta il presidente del gruppo

Massimiliano Donato. E' nato anche un forum web. Prossimo passo:

"Far riconoscere ufficialmente queste patologie come rare, entrando

nell'elenco del ministero della Salute".
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TI TROVI IN:  NEWS NAZIONALI   CRONACA   IN ITALIA NUOVO FARMACO CONTRO RARO CANCRO DEL SANGUE 'LADRO' DI VITA

In Italia nuovo farmaco contro raro cancro del sangue

'ladro' di vita

Nuova era per malati

mielofibrosi, con terapia

sperimentano regressione

sintomi 

Milano, 18 mar.

(AdnKronos Salute) -

Quando la mielofibrosi

colpisce "il male diventa

padrone di tutto e chi ti

ama si annulla con te. Ti

lascia a letto come una

sagoma, senza forza,

incapace persino di

sollevare un bicchiere". E'

il vissuto, raccontato anche

in video, dei pazienti affetti da questo tumore ematologico raro (incidenza: un caso ogni 100 mila

individui), che attacca le staminali del midollo osseo da cui hanno origine le cellule del sangue, come

i globuli rossi, i globuli bianchi e le piastrine. Un ladro di vita che uccide in media nel giro di 5 anni

circa, nei casi piu' gravi in meno di due. Un nuovo farmaco a somministrazione orale targato Novartis

promette di cambiare le carte in tavola, aprendo una nuova era per i malati che, a volte, avrebbero

"solo voglia di riuscire a compiere un gesto per chi gli sta accanto".

Ora disponibile anche in Italia, a distanza di lunghi anni dall'ok dell'Fda che risale al 2011 e dal via

libera dell'Ema nel 2012, ruxolitinib e' il primo farmaco specifico per il trattamento della mielofibrosi ad

essere rimborsato dal Ssn. Gli studi condotti segnalano un aumento della sopravvivenza e un salto in

avanti nella qualita' della vita, visto che i pazienti trattati, spiegano gli specialisti oggi durante un

incontro a Milano, "sperimentano una regressione dei sintomi". Sintomi invalidanti: spessissimo la

milza ingrossata, e poi il peso che crolla, le sudorazioni notturne, la febbre, i dolori, la stanchezza

immensa, il prurito diffuso. Il copione non e' sempre lo stesso. La malattia ha piu' facce, destini

diversi. E non sempre e' facile stanarla.

Gli italiani sono fra gli scienziati che dall'Europa agli Usa hanno cercato di vederci chiaro e hanno

contribuito ad aggiungere tasselli importanti per la risoluzione del giallo scientifico che accompagna

questo tumore. "Oggi - spiega Alessandro Maria Vannucchi, professore associato di Ematologia

all'universita' degli Studi di Firenze - ne sappiamo di piu'. Conosciamo mutazioni a carico di tre diversi

geni, che giocano un ruolo cruciale nel predisporre alla malattia, ma esiste anche un pugno di

pazienti 'triplonegativi' (circa 10%). Ed e' ancora buio sul fattore scatenante". La caccia continua, indizio

dopo indizio.

Per aprire la strada al farmaco fondamentale e' stata nel 2005 la scoperta (con il contributo anche di

gruppi italiani) di una mutazione a carico del gene Jak2, presente nel 60% dei pazienti e responsabile

dell'iperattivazione della via molecolare Jak/Stat, che causa l'incontrollata proliferazione delle cellule

del sangue, l'alterazione biologica alla base della patologia. Ed e' proprio su questa via che agisce il

farmaco, inibitore potente e selettivo di Jak1 e Jak2, indipendentemente dalla mutazione di cui il

malato e' portatore. "Nel 2006 - spiega Vannucchi - sono state identificate infatti altre mutazioni a

carico del gene Mpl (5-10% dei malati), mentre nel 2013 quelle a carico del gene Carl che interessano

il 20% dei malati".

I due studi condotti per la valutazione dell'efficacia di ruxolitinib (Comfort I e II), "hanno coinvolto 528

pazienti con mielofibrosi - illustra Francesco Passamonti, direttore dell'Uoc di Ematologia dell'Azienda

ospedaliera universitaria Ospedale di Circolo di Varese - e hanno dimostrato che il farmaco agisce

sia sulla splenomegalia (riduzione media del 50%) sia sui segni clinici della malattia, come prurito,

dolore osseo, muscolare e addominale". E una ricerca, curata dalla Fondazione Istud coinvolgendo

35 centri ematologici italiani, ha fotografato l'impatto della patologia che insorge in media intorno ai 65

anni, "anche se - riferisce Vannucchi - le diagnosi stanno aumentando e cominciamo a vedere
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pazienti molto giovani, anche di 16 anni".

Lo studio, condotto sia attraverso i tradizionali questionari sia attraverso lo 'storytelling', apre uno

spaccato sulla vita dei pazienti (287 quelli coinvolti) e di chi li assiste (84). Dalle emozioni - paura,

depressione e sofferenza - agli sconvolgimenti che il tumore porta nella quotidianita' e sull'attivita'

lavorativa. Il 20% degli intervistati segnala di aver subito un mancato guadagno stimabile in un

importo medio di quasi 7.800 euro annui. Perdita risultata piu' contenuta (a oltre 5 mila euro) per chi e'

in cura con il farmaco di nuova generazione. All'interno dell'Ail (Associazione italiana contro le

leucemie-linfomi e mieloma) e' nato un gruppo che riunisce i pazienti con malattie mieloproliferative e

i loro familiari, "con lo scopo di farsi portavoce delle loro esigenze", racconta il presidente del gruppo

Massimiliano Donato. E' nato anche un forum web. Prossimo passo: "Far riconoscere ufficialmente

queste patologie come rare, entrando nell'elenco del ministero della Salute".

(Adnkronos)
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In Italia nuovo farmaco contro raro cancro del
sangue 'ladro' di vita

Milano, 18 mar. (AdnKronos Salute) - Quando
la mielofibrosi colpisce "il male diventa
padrone di tutto e chi ti ama si annulla con te. Ti
lascia a letto come una sagoma, senza forza,
incapace persino di sollevare un bicchiere". E'
il vissuto, raccontato anche in video, dei
pazienti affetti da questo tumore ematologico
raro (incidenza: un caso ogni 100 mila
individui), che attacca le staminali del midollo
osseo da cui hanno origine le cellule del
sangue, come i globuli rossi, i globuli bianchi e
le piastrine. Un ladro di vita che uccide in
media nel giro di 5 anni circa, nei casi più gravi
in meno di due. Un nuovo farmaco a
somministrazione orale targato Novartis

promette di cambiare le carte in tavola, aprendo una nuova era per i malati che, a volte,
avrebbero "solo voglia di riuscire a compiere un gesto per chi gli sta accanto".

Ora disponibile anche in Italia, a distanza di lunghi anni dall'ok dell'Fda che risale al 2011 e
dal via libera dell'Ema nel 2012, ruxolitinib è il primo farmaco specifico per il trattamento della
mielofibrosi ad essere rimborsato dal Ssn. Gli studi condotti segnalano un aumento della
sopravvivenza e un salto in avanti nella qualità della vita, visto che i pazienti trattati, spiegano
gli specialisti oggi durante un incontro a Milano, "sperimentano una regressione dei sintomi".
Sintomi invalidanti: spessissimo la milza ingrossata, e poi il peso che crolla, le sudorazioni
notturne, la febbre, i dolori, la stanchezza immensa, il prurito diffuso. Il copione non è sempre
lo stesso. La malattia ha più facce, destini diversi. E non sempre è facile stanarla.

Gli italiani sono fra gli scienziati che dall'Europa agli Usa hanno cercato di vederci chiaro e
hanno contribuito ad aggiungere tasselli importanti per la risoluzione del giallo scientifico che
accompagna questo tumore. "Oggi - spiega Alessandro Maria Vannucchi, professore
associato di Ematologia all'università degli Studi di Firenze - ne sappiamo di più.
Conosciamo mutazioni a carico di tre diversi geni, che giocano un ruolo cruciale nel
predisporre alla malattia, ma esiste anche un pugno di pazienti 'triplonegativi' (circa 10%). Ed
è ancora buio sul fattore scatenante". La caccia continua, indizio dopo indizio.

Per aprire la strada al farmaco fondamentale è stata nel 2005 la scoperta (con il contributo
anche di gruppi italiani) di una mutazione a carico del gene Jak2, presente nel 60% dei
pazienti e responsabile dell'iperattivazione della via molecolare Jak/Stat, che causa
l'incontrollata proliferazione delle cellule del sangue, l'alterazione biologica alla base della
patologia. Ed è proprio su questa via che agisce il farmaco, inibitore potente e selettivo di
Jak1 e Jak2, indipendentemente dalla mutazione di cui il malato è portatore. "Nel 2006 -
spiega Vannucchi - sono state identificate infatti altre mutazioni a carico del gene Mpl (5-10%
dei malati), mentre nel 2013 quelle a carico del gene Carl che interessano il 20% dei malati".

I due studi condotti per la valutazione dell'efficacia di ruxolitinib (Comfort I e II), "hanno
coinvolto 528 pazienti con mielofibrosi - illustra Francesco Passamonti, direttore dell'Uoc di
Ematologia dell'Azienda ospedaliera universitaria Ospedale di Circolo di Varese - e hanno
dimostrato che il farmaco agisce sia sulla splenomegalia (riduzione media del 50%) sia sui
segni clinici della malattia, come prurito, dolore osseo, muscolare e addominale". E una
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Dall'Italia

15:31 - Finmeccanica: Perfetti (Mbda),
momento difficile ma pronti a cambiamento
(2)
15:31 - Finmeccanica: Perfetti (Mbda),
momento difficile ma pronti a cambiamento
15:02 - Veneto Banca: plafond da 200 mln per
investimenti imprese italiane
15:00 - Grecia: Merkel, aiuti solo dopo
completamento valutazione programma
14:55 - Corruzione: Mazziotti, magistratura
accetti schiaffi per chi sbaglia
14:44 - Anche Samantha immortala l'eclissi,
foto mozzafiato dalla Iss /FOTO
14:37 - Corruzione: Polverini, sul piano
umano spiace per dimissioni Lupi
14:37 - Corruzione: Toti, Lupi e De Luca? Per
Renzi due pesi e due misure
14:36 - Tunisia: Renzi, concentrare
attenzione Ue su Mediterraneo(2)
14:31 - Corruzione, Lupi vede Alfano dopo
dimissioni: "In Aula ho ritrovato carica per
andare avanti"
14:29 - Corruzione: Brunetta, Renzi? Sembra
di essere su 'scherzi a parte'
14:28 - Corruzione: Di Battista parla di 'ultimi
giorni' e Lupi fa le corna
14:21 - Fisco: Assolombarda, nel 2014
pressione locale aumenta, +3% (2)
14:21 - Fisco: Assolombarda, nel 2014
pressione locale aumenta, +3%
14:07 - Grosseto: il 31 marzo termine bando
a sostegno imprese locali

ricerca, curata dalla Fondazione Istud coinvolgendo 35 centri ematologici italiani, ha
fotografato l'impatto della patologia che insorge in media intorno ai 65 anni, "anche se -
riferisce Vannucchi - le diagnosi stanno aumentando e cominciamo a vedere pazienti molto
giovani, anche di 16 anni".

Lo studio, condotto sia attraverso i tradizionali questionari sia attraverso lo 'storytelling', apre
uno spaccato sulla vita dei pazienti (287 quelli coinvolti) e di chi li assiste (84). Dalle emozioni
- paura, depressione e sofferenza - agli sconvolgimenti che il tumore porta nella quotidianità e
sull'attività lavorativa. Il 20% degli intervistati segnala di aver subito un mancato guadagno
stimabile in un importo medio di quasi 7.800 euro annui. Perdita risultata più contenuta (a
oltre 5 mila euro) per chi è in cura con il farmaco di nuova generazione. All'interno dell'Ail
(Associazione italiana contro le leucemie-linfomi e mieloma) è nato un gruppo che riunisce i
pazienti con malattie mieloproliferative e i loro familiari, "con lo scopo di farsi portavoce delle
loro esigenze", racconta il presidente del gruppo Massimiliano Donato. E' nato anche un
forum web. Prossimo passo: "Far riconoscere ufficialmente queste patologie come rare,
entrando nell'elenco del ministero della Salute".

Ultimo aggiornamento: 20-03-2015 15:24
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