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Terapie personalizzate in arrivo 

per i bambini con tumori del sangue 
Grazie a recenti scoperte genetiche sono state individuate mutazioni che influenzano 

l’andamento della malattia, permettendo cosi diagnosi e terapie più precise 
 

 

Diagnosi e cure sempre più «personalizzate», ovvero una maggiore efficacia delle terapie e minori effetti 

collaterali, sono finalmente in arrivo in un futuro non più troppo lontano anche per bambini e adolescenti che si 

ammalano di un tumore del sangue. A sottolinearlo durante il Congresso Americano di Ematologia (ASH) in corso 

a Orlando sono gli esperti internazionali riuniti in una sessione dedicata alle più recenti scoperte genetiche che 

stanno per introdurre importanti novità nel trattamento delle neoplasie ematologiche pediatriche. 

Mutazioni del Dna che influenzano la malattia 

I progressi compiuti negli ultimi anni, anche grazie alle nuove sofisticate tecnologie, nel sequenziamento del 

genoma umano hanno permesso ai ricercatori di scoprire numerose piccole mutazioni del Dna che fanno crescere le 

probabilità di ammalarsi di un certo tipo di cancro, oppure che possono avere un’influenza negativa o positiva 

http://www.corriere.it/salute/sportello_cancro/15_dicembre_08/terapie-personalizzate-arrivo-bambini-tumori-sangue-381a9558-9d95-11e5-9331-45d14c090e9b.shtml


sull’evoluzione della malattia o, ancora, influire sull’efficacia di determinate cure. Con l’ampliarsi di queste 

conoscenze e della disponibilità di attrezzature diagnostiche sempre più precise, gli scienziati riescono sempre più 

spesso ad individuare anche alterazioni genetiche che possono essere abbinate a determinate terapie in grado di 

«correggere» quelle mutazioni favorenti lo sviluppo del tumore (le cosiddette target therapies), migliorando in 

modo notevole le percentuali di successo dei trattamenti. In altri casi, gli indizi forniti dal Dna possono invece 

aiutare a capire quali pazienti sono più a rischio di una ricaduta, quali hanno una patologia più aggressiva oppure 

quali possono beneficiare anche di cure a dosaggi ridotti, con minori effetti indesiderati nell’immediato e sul lungo 

periodo. 

 

Diversi studi innovativi permettono di migliorare le cure 

Se tutto questo per le neoplasie dell’adulto è già da diversi anni una realtà consolidata, con sempre nuove scoperte, 

in oncologia pediatrica è una novità piuttosto recente. Durante l’ASH in Florida sono così stati presentati, come 

particolarmente innovativi, due studi (uno coordinato da un team di New York,l’altro da specialisti di Memphis) 

che fanno luce su particolari mutazioni genetiche che, in bambini malati di leucemia linfoblastica acuta, 

comportano rischi maggiori di danni alle ossa legati alle alte dosi di chemioterapia. Un’altra ricerca esplora 

concretamente la possibilità di utilizzare strumenti che permettono di sequenziare in tempo reale il Dna del paziente 

per personalizzare la scelta del regime di chemioterapia da effettuare in bimbi che soffrono di una leucemia 

linfoblastica a cellule B. Infine, tra le novità di rilevo, è stato segnalatouno studio che ha individuato alcune 

mutazioni genetiche che potrebbero essere associate allo sviluppo di patologie autoimmuni (come la 

trombocitopenia immune). 

 

Comprendere le alterazioni del Dna 

«Tutti noi abbiamo centinaia di piccole variazioni nel nostro Dna, alcune delle quali potrebbero predisporci a 

soffrire di più la tossicità di un farmaco oppure a una risposta migliore o peggiore a una terapia - spiega Franca 

Fagioli, direttore dell’Oncoematologia Pediatrica e Centro Trapianti al Presidio Ospedaliero Infantile Regina 

Margherita di Torino -. Identificare queste variazioni ci fornisce uno strumento potente per poter comprendere 

meglio quali pazienti sono più a rischio di effetti collaterali, quali possono trarre maggiori benefici da una cura 

piuttosto che da un’altra. Gli studi e le analisi ad ampio spettro sul genoma - prosegue Fagioli, che è anche 

presidente dell’Aieop (Associazione Italiana Ematologia e Oncologia pediatrica) - hanno portato a cambiamenti 

radicali nel campo dell’oncologia. In particolare, il sequenziamento su larga scala applicato ai tumori pediatrici sta 

ampliando e migliorando la caratterizzazione delle alterazioni genomiche presenti nei diversi tumori, ridefinendo le 

attuali classificazioni diagnostiche e prognostiche. Queste nuove scoperte avranno un impatto determinante anche 

sulle decisioni terapeutiche, spingendo sempre di più un approccio di medicina di precisione e personalizzata volta 

all’ottimizzazione dell’effetto terapeutico e alla contemporanea riduzione della tossicità». 

 

 

https://ash.confex.com/ash/2015/webprogram/Paper78873.html
https://ash.confex.com/ash/2015/webprogram/Paper84254.html
https://ash.confex.com/ash/2015/webprogram/Paper81779.html
https://ash.confex.com/ash/2015/webprogram/Paper80689.html
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