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L’anticorpo monoclonale Blinatumomab è in grado di migliorare sensibilmente 
il trattamento della leucemia linfoblastica acuta a cellule B (LLA-B), 

la più comune forma di cancro in età pediatrica e una delle più mortali. 

Il cancro più diffuso nei bambini ha finalmente una nuova terapia:
è più efficace e meno tossica

ricercatori hanno dimostrato che per la leu-
cemia linfoblastica acuta a cellule B (LLA-
B), la forma più comune di cancro nei
bambini, è ora disponibile una nuova tera-

pia più efficace e meno tossica del trattamento stan-
dardizzato, che riduce anche il rischio di recidiva di
oltre il 60 percento. È stato infatti dimostrato che un
anticorpo monoclonale - cioè semi-sintetico, creato
in laboratorio a partire da una vera immunoglobulina
- è in grado di migliorare sensibilmente l’azione della
chemioterapia contro questa forma di tumore del
sangue, riducendo le reazioni avverse e migliorando
in modo significativo la sopravvivenza libera dalla
malattia. Gli scienziati spiegano che nonostante una
percentuale significativa di piccoli pazienti guarisca,
questa leucemia nella forma recidivante resta “una
delle principali cause di morte per cancro tra i bam-
bini”. Avere dunque una terapia migliore non può
che essere una splendida notizia. Per rendersi conto
di quanto è efficace questo anticorpo monoclonale,
chiamato Blinatumomab, basti sapere che durante
uno studio clinico di Fase 3 si è dimostrato talmente
superiore rispetto alla chemioterapia standard che
medici e ricercatori hanno immediatamente sospeso
la sperimentazione per darlo a tutti i bambini, non
solo dell’ospedale in cui si stava conducendo, ma in
tutti gli Stati Uniti. A determinare l’efficacia di questa
nuova terapia contro la leucemia linfoblastica acuta
a cellule B (LLA-B) è stato un team di ricerca inter-
nazionale guidato da scienziati del Center for Can-
cer and Blood Disorders del Children’s Colorado
Hospital e della Scuola di Medicina dell’Università
del Colorado, che hanno collaborato con molteplici
istituti. Fra quelli coinvolti il Dipartimento di Medicina
di Laboratorio e Patobiologia dell’Università di To-
ronto (Canada), l’Università della Florida, il Texas
Children’s Cancer and Hematology Center, l’Amgen
Research di Monaco di Baviera (Germania), l’Uni-
versità della Pennsylvania e moltissimi altri. Tutti
erano sotto l’egida della collaborazione chiamata
Children’s Oncology Group (COG).

L’efficacia della nuova terapia contro il cancro
infantile
I ricercatori, coordinati dalle professoresse Lia Gore
e Maureen O’Brien, hanno condotto uno studio di
Fase 3 (chiamato AALL1731) su bambini affetti dalla
più comune forma di cancro infantile, mettendo a
confronto i risultati dei due trattamenti: la chemiote-
rapia standard e il trattamento sperimentale con Bli-
natumomab, assegnato casualmente (in due cicli
non consecutivi con 28 giorni di somministrazione).
In tutto sono stati coinvolti oltre 1.400 piccoli pazienti
ricoverati in molti ospedali. Dopo 2,5 anni di follow-
up medio, la sopravvivenza libera da malattia sti-
mata a 3 anni è risultata essere del 96 percento nel
gruppo blinatumomab contro l’87 percento in quello
della sola chemioterapia. Nei pazienti con un rischio
di recidiva medio lo stesso parametro è stato del
97,5 percento nel primo gruppo e del 90,2 percento
nell’altro, mentre in quello dei pazienti a elevato ri-
schio di recidiva è stato del 94,1 percento nel primo
e dell’84,8 percento nel secondo. Più in generale, i
bambini che avevano ricevuto l’anticorpo monoclo-
nale presentavano una probabilità inferiore del 61
percento di avere una recidiva.

Il blinatumomab riduce anche le reazioni avverse
Non solo l’anticorpo monoclonale garantiva una mi-
gliore efficacia, ma risultava anche meno tossico,
determinando meno episodi di sindrome da rilascio
di citochine, convulsioni, infezioni gravi, afte e pro-
blematiche al midollo osseo. Tutto questo migliorava
in modo significativo la qualità della vita dei piccoli
pazienti. «La sperimentazione clinica si è chiusa in
anticipo perché i risultati erano chiari: coloro che non
hanno ricevuto il farmaco hanno avuto risultati signi-
ficativamente peggiori rispetto a coloro che sono
stati trattati con blinatumomab. Questo ha cambiato
all’istante lo standard di cura per i pazienti del Chil-
dren’s Colorado e in tutta la nazione», ha dichiarato
la professoressa Gore in un comunicato stampa.
«Sono immensamente orgogliosa del team e del la-
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voro che continua a essere svolto in questo campo.
Questa ricerca significa che più bambini non solo so-
pravviveranno, ma prospereranno anche; con que-
sto trattamento, i bambini staranno meglio, si
sentiranno meglio, le loro vite saranno meno influen-
zate negativamente dal cancro. C’è ancora più spe-
ranza che saranno trattati con questo regime e non
avranno mai ricadute», ha chiosato con entusiasmo
la scienziata.

Il Blinatumomab è un anticorpo monoclonale di
derivazione murina a catena singola con proprietà
contro gli antigeni CD19 e CD3; ciò attiva l’azione
citotossica contro le cellule tumorali della leucemia.

La speranza è che il nuovo trattamento venga ap-
provato e reso disponibile al più presto per tutti i
bambini che ne hanno bisogno. In Italia, secondo gli
ultimi dati, colpisce 1,6 bambini ogni 100.000 nati e
1,2 bambine ogni 100.000 nate. Rappresenta circa
l’80 percento delle leucemie e un tumore su quattro
di quelli diagnosticati in età pediatrica (tra 0 e 14
anni). L’incidenza massima è nei piccoli tra i 2 e i 5
anni. I dettagli della ricerca “Blinatumomab in Stan-
dard-Risk B-Cell Acute Lymphoblastic Leukemia in
Children” sono stati pubblicati sull’autorevole rivista
scientifica The New England Journal of Medicine. 

Tratto da fanpage.it

e infezioni respiratorie virali acquisite in
comunità, note come CARV, rappresentano
un grave rischio per i pazienti fragili, come
gli anziani e coloro che soffrono di malattie

onco-ematologiche, tra cui mielomi, linfomi e leucemie
croniche. Sebbene fosse già noto che queste infezioni
possano comportare rischi significativi per queste
persone, uno studio recente ha cercato di quantificare
con maggiore precisione il pericolo. «Per alcuni
anni, a partire dal 2021 - ricorda il professor Livio
Pagano, Associato di Ematologia all’Università Cat-
tolica, Direttore della UOC di Ematologia geriatrica
ed emopatie rare presso la Fondazione Policlinico
Universitario Agostino Gemelli IRCCS e autore prin-
cipale del lavoro pubblicato su American Journal of
Hematology, una delle principali riviste di settore -
abbiamo raccolto la casistica del Covid nei pazienti
ematologici, per un totale di 9.000 casi (lavoro pub-
blicato di recente su eClinical Medicine). Ma il Covid
ha anche risvegliato l’interesse per le infezioni virali
nei pazienti ematologici, nei quali, fino a qualche
anno fa, venivano attenzionate soprattutto le infezioni
batteriche multi-resistenti e quelle fungine. Abbiamo
dunque voluto estendere il nostro registro sul Covid
(EPICOVIDEHA) ad altre infezioni respiratorie virali
per studiare il loro impatto clinico nei nostri pazienti.
A partire dall’ultima stagione autunno-inverno (ottobre
2023-marzo 2024), abbiamo così istituito il registro
EPICOVIDEHA-EPIFLUEHA, raccogliendo oltre
1.300 casi di pazienti europei con patologie emato-
logiche e infezioni virali respiratorie. La scorsa sta-
gione, a farla da padrone è stato ancora il Covid
con oltre 600 casi raccolti nel registro, seguito da
influenza, RSV e altre forme virali». I dati emersi
dallo studio hanno rivelato che, sebbene il Covid
continui a essere una minaccia, il tasso di mortalità
associato a influenza e sindromi para-influenzali è
maggiore rispetto al Covid-19. «Forse perché per il
Covid oggi c’è maggior attenzione, diagnosi rapida
e farmaci efficaci; inoltre in questi anni si è sviluppata
anche un’immunità di gregge. Per l’influenza invece
non è così. E il dato drammatico è che il 95% dei

pazienti ricoverati per infezioni virali non risultava
vaccinato contro l’influenza, né contro il Covid,
mentre questo avrebbe potuto proteggerli da un’in-
fezione potenzialmente fatale per loro». Lo studio
ha esaminato 1.312 pazienti con malattie onco-
ematologiche che hanno contratto infezioni respiratorie
virali durante la stagione autunno-inverno 2023-
2024. Il 60% dei pazienti è stato ricoverato, mentre
il 13,5% ha avuto bisogno di terapia intensiva. Il
tasso di mortalità complessivo è stato del 10,6%
(con valori più elevati per i virus para-influenzali:
21,3%, e valori minori per il Covid: 5%). «Questo
studio - sottolinea il professor Pagano - dimostra la
gravità del rischio che le CARV comportano per i
pazienti con malattie onco-ematologiche, soprattutto
per quelli in corso di trattamento. Gli alti tassi di ri-
covero e mortalità evidenziano la necessità di una
miglior prevenzione (attraverso i vaccini), diagnosi
precoce e terapie a target». Sulla base di questi
dati, è emerso quanto sia fondamentale che le per-
sone con malattie onco-ematologiche si sottopongano
alla vaccinazione contro tutte le malattie respiratorie
virali (influenza, RSV e Covid), così come i loro ca-
regiver e familiari. «È la soluzione migliore - conclude
il professor Pagano - per difendersi da queste infe-
zioni. Tutte le persone che devono effettuare un
trattamento chemioterapico per una malattia onco-
ematologica devono vaccinarsi perché queste infe-
zioni, oltre a mettere a rischio la loro vita, compro-
mettono la continuità terapeutica, portando ad un ri-
tardo nelle cure ed esponendoli al rischio di infezioni
batteriche e fungine secondarie. Le infezioni respi-
ratorie virali possono fungere infatti da porta d’ingresso
per altre infezioni perché riducono le difese immuni-
tarie del paziente“. I risultati di questo studio, che
ha raccolto un numero significativo di dati, rappre-
sentano un ulteriore passo verso una più approfondita
comprensione del pericolo delle infezioni respiratorie
virali nei pazienti onco-ematologici e sottolineano
l’importanza di una vaccinazione adeguata per
ridurre i rischi di complicanze gravi. 

Tratto da meteoweb.eu
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Infezioni respiratorie virali, 

un pericolo per i malati onco-ematologici
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ovartis ha annunciato i risultati positivi a
lungo termine dallo studio di fase 3
Asc4First con asciminib, che mostrano

tassi di risposta molecolare maggiore (Mmr) su-
periori a 96 settimane. 

Lo studio ha confrontato il tasso di Mmr di asci-
minib con i TKI standard di cura (SoC) selezionati
dagli investigatori (imatinib, nilotinib, dasatinib e
bosutinib) e con il solo imatinib in pazienti adulti
con leucemia mieloide cronica in fase cronica con
cromosoma Philadelphia positivo (Lmc-CP Ph+)
alla valutazione delle 96 settimane, gli endpoint
secondari chiave dello studio. 

I risultati a lungo termine hanno mostrato una
differenza crescente nel tasso di Mmr di asciminib
rispetto alla SoC, rispetto a imatinib e rispetto ai
TKI di seconda generazione (nilotinib, dasatinib e
bosutinib). I risultati sono stati presentati al 66°
Congresso annuale della Società americana di
ematologia (Ash). 

«È essenziale avere nuovi farmaci per affron-
tare le sfide che ancora restano da vincere per i
pazienti con leucemia mieloide cronica di nuova
diagnosi, come ad esempio la continuità del trat-
tamento ed il mantenimento di una risposta e di
una qualità della vita ottimali - ha affermato Fausto
Castagnetti professore associato Università di Bo-
logna, Istituto di Ematologia ‘Seràgnoli’ Irccs
Azienda Ospedaliero-Universitaria di Bologna. - I
farmaci attualmente in uso nella Lmc devono pur-
troppo essere spesso interrotti per effetto terapeu-
tico insoddisfacente o per tossicità. I risultati a 96
settimane dello studio Asc4First si confermano
molto positivi, mostrando un’efficacia superiore di
asciminib rispetto alla terapia standard con un
profilo di tollerabilità migliore. Questo farmaco au-
menterà il numero di pazienti che possono rag-
giungere in tempi rapidi gli obiettivi del
trattamento». 

Il follow-up mediano è stato di 2,2 anni per
asciminib e per i TKI SoC selezionati dagli inve-
stigatori, riporta una nota. Oltre il 22% in più di pa-
zienti trattati con asciminib (80 mg QD) ha
raggiunto la Mmr a 96 settimane rispetto a tutti i
TKI SoC selezionati dagli investigatori, e quasi il
30% in più di pazienti ha raggiunto la Mmr a 96
settimane rispetto al solo imatinib. Il tasso di Mmr
di asciminib è stato superiore del 15,1% rispetto
ai 2G-TKIs (72% vs. 56,9%)1. I pazienti trattati
con asciminib hanno anche raggiunto tassi più
profondi di risposte molecolari (MR4 e MR4.5) ri-

spetto ai TKI SoC selezionati dagli investigatori.
«In Italia ci sono circa 9.000 pazienti con leucemia
mieloide cronica, di cui il 75% è in trattamento di
prima linea - ha sottolineato Massimiliano Bonifa-
cio, professore associato presso il Dipartimento di
Ingegneria per la Medicina di Innovazione (Dimi)
Università di Verona. - Per questi pazienti, auspi-
chiamo una nuova e migliore opportunità terapeu-
tica grazie ad asciminib. L’efficacia prolungata, le
risposte rapide e profonde, insieme a un profilo di
sicurezza e tollerabilità favorevole rispetto ai TKI
standard di cura, rafforzano il potenziale di asci-
minib come opzione terapeutica innovativa nei pa-
zienti con Lmc-CP Ph+ di nuova diagnosi». 

Il profilo di sicurezza di asciminib a 96 setti-
mane - dettaglia la nota - è stato coerente con il
follow-up di 4 anni dello studio di fase 3
ASCEMBL, senza nuovi eventi avversi osservati
fino ad oggi. Nei pazienti trattati con asciminib, è
stata osservata una minore percentuale di eventi
avversi di grado ≥3 e di aggiustamenti della dose
per gestire gli eventi avversi; inoltre l’interruzione
dovuta agli eventi avversi è stata più del 50% in-
feriore per asciminib rispetto sia ad imatinib che
ai 2G-TKIs1. «Il nostro impegno da oltre vent’anni
nella ricerca, nell’innovazione e nella partnership
con la comunità scientifica e le associazioni di pa-
zienti ha portato a risultati straordinari nella ge-
stione e nel trattamento della leucemia mieloide
cronica - ha dichiarato Paola Coco, Chief Scienti-
fic Officer & Medical Affairs Head di Novartis Italia
- Grazie ai trattamenti innovativi, questa patologia
è ora gestibile come una condizione cronica. Tut-
tavia, nonostante i numerosi traguardi raggiunti,
ci sono ancora bisogni clinici insoddisfatti. La ri-
cerca non si ferma: oggi la scienza mette a dispo-
sizione nuovi trattamenti per migliorare la
sopravvivenza e la qualità di vita dei pazienti, of-
frendo nuove speranze e prospettive di vita fin dal
momento della diagnosi». 

Dal 2023 asciminib è disponibile in Italia per i
pazienti affetti da Lmc-CP Ph+ con resistenza o
intolleranza ad almeno 2 precedenti inibitori tiro-
sin-chinasici. Recentemente asciminib ha ottenuto
l’approvazione accelerata negli Stati Uniti per il
trattamento degli adulti di nuova diagnosi con
Lmc-CP Ph+, che insieme alla sua approvazione
nei pazienti adulti precedentemente trattati con
Lmc-CP Ph+ espande di 4 volte la popolazione di
pazienti che potrebbe beneficiare con asciminib. 

Tratto da webmagazine24.it

NN

Leucemia mieloide cronica, 
dati confermano efficacia asciminib
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