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Leucemia mieloide acuta, nuova cura
per i pazienti più anziani e fragili
Un nuovo farmaco approvato da Aifa e rimborsato dal Ssn, come prima linea di
trattamento, per i malati over 75 che non sono candidabili a chemioterapia intensiva

di  Vera Martinella

È disponibile in Italia, rimborsata dal Sistema sanitario nazionale, una nuova terapia
per le persone ultra 75enni che si ammalano di leucemia mieloide acuta, una forma
molto aggressiva di tumore del sangue che colpisce soprattutto la popolazione
anziana. Secondo quanto pubblicato sulla Gazzetta Ufficiale del 9 marzo, l’Agenzia
italiana del farmaco (Aifa) ha infatti inserito il farmaco venetoclax nell’elenco dei
medicinali erogabili a totale carico del Ssn.

Una patologia aggressiva e tipica della popolazione anziana
«La leucemia mieloide acuta è una malattia più frequentemente osservata persone
dai 60 anni in su — spiega Adriano Venditti, responsabile dell’Unità Patologie
mieloproliferative del Dipartimento di Onco-Ematologia della Fondazione Policlinico
Tor Vergata di Roma —: sono circa 3.500 le nuove diagnosi ogni anno nel nostro
Paese e a cinque anni sopravvive soltanto il 35-40% dei pazienti. Il dato della
sopravvivenza a lungo termine così deludente si spiega non solo con le
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caratteristiche di aggressività che la leucemia mieloide acuta può mostrare, ma
anche perché le persone anziane che ne sono affette non sono, molto spesso, in
grado di affrontare i trattamenti chemioterapici intensivi necessari ad ottenere
risposte di buona qualità. Ecco perché è cruciale poter disporre di una strategia che
possa soddisfare il bisogno terapeutico di una categoria di pazienti tradizionalmente
considerata fragile e per la quale le attuali opzioni non sono ottimali». Venetoclax, in
combinazione con gli ipometilanti azacitidina o decitabina, è stato infatti approvato
per il trattamento di pazienti adulti con leucemia mieloide acuta di nuova diagnosi,
non candidabili a chemioterapia intensiva di induzione o con età uguale o maggiore
a 75 anni.

Farmaco approvato in tempi molto rapidi secondo la Legge 628
L’Aifa ha deciso di inserire il farmaco (che è un inibitore della Bcl-2) tra quelli
rimborsati a carico del Ssn secondo le regole previste dalla Legge 648 del 23
dicembre 1996, che si applica a medicinali innovativi per l’utilizzo in patologie con
elevati bisogni terapeutici insoddisfatti affinché siano disponibili per i pazienti prima
ancora che siano completate le procedure di registrazione europea e italiana. La
decisione dell’Aifa si basa, infatti, sui risultati di uno studio di fase Ib nel quale la
nuova combinazione di venetoclax con decitabina o azacitidina è risultata efficace e
ben tollerata in soggetti anziani con leucemia mieloide acuta. La sperimentazione ha
coinvolto 145 pazienti di età superiore a 65 anni, che non avevano ancora ricevuto
alcun trattamento per la leucemia mieloide acuta e non idonei per una chemioterapia
intensiva, nei quali si sono valutate dosi crescenti di venetoclax, combinato con gli
altri due farmaci: il 67 per cento dei partecipanti ha visto una remissione completa
della malattia. Inoltre, il 64 per cento dei pazienti costretti a ricevere trasfusioni di
sangue e il 78 per cento di quelli che necessitavano trasfusioni di piastrine hanno
ottenuto l’indipendenza trasfusionale.

Così si riesce a fermare la malattia a lungo
«La diagnosi di leucemia mieloide acuta — dice Venditti — comporta, quando
possibile, la somministrazione di chemioterapia intensiva il cui obiettivo è il
raggiungimento della remissione completa di malattia. Poi si procede con una
chemioterapia di consolidamento, che può anche includere il trapianto di cellule
staminali il cui obiettivo è quello di eliminare le cellule leucemiche residue,
prolungando il più possibile la durata della risposta. Anche nei pazienti anziani in
remissione completa, se possibile, si procede con il trapianto di cellule staminali che
rappresenta l’arma potenzialmente più efficace per perseguire l’obiettivo della
guarigione. Al contrario, i farmaci demetilanti come azacitidina o decitabina
rappresentano attualmente lo standard di trattamento per il paziente anziano non
candidabile, per condizioni generali, a chemioterapie intensive. L’avvento degli
agenti demetilanti ha costituito un evento “epocale” poiché ha segnato il passaggio
da una fase di gestione passiva (solo terapia di supporto) del paziente anziano fragile
ad una fase di gestione attiva (somministrazioni di farmaci in grado di alterare il
corso naturale della malattia). Ciononostante, gli agenti demetilanti garantiscono
l’ottenimento di una risposta in non più del 20-25% dei casi. L’associazione di questi
con il venetoclax promette di incrementare significativamente la frequenza delle
risposte e la loro durata, così ponendo la malattia in una condizione di controllo
prolungato».
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