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EMATOLOGIA È da sempre il la-
boratorio d’innovazione per 
tutta l’oncologia. È nei tumo-
ri del sangue che sono stati 
sperimentati il primo tratta-

mento di chemioterapia (1950), la prima 
polichemioterapia  (1960),  il  primo  tra-
pianto di midollo (1970), i primi farmaci 
molecolari (fine anni 90). Con risultati cli-
nici straordinari. Leucemie, linfomi e mielo-
mi erano malattie invariabilmente fatali. A 
distanza di 50 anni, la maggior parte dei pa-
zienti ha una sopravvivenza superiore a 5 
anni e molti guariscono. L’utilizzo delle che-

mioterapia e dei farmaci molecolari si è poi 
esteso anche ad altri tipi di tumore, con ri-
sultati incoraggianti. Oggi l’ematologia si 
pone due nuovi obiettivi: il primo è la guari-
gione di tutti i pazienti, anche nelle forme 
ancora poco sensibili alle terapie, e il secon-
do è la guarigione senza chemioterapia. Se 
pur ambiziosi, questi progetti non sono fuo-
ri luogo. Un esempio, la leucemia acuta pro-
mielocitica, rara forma di leucemia mieloi-
de: nel 1973, il 20% dei pazienti guariva 
con la chemioterapia; nel 1993, guariva il 
90% grazie al primo farmaco molecolare 
(l’acido retinoico) utilizzato in combinazio-
ne con la chemioterapia; infine, nel 2013, è 
il 95% dei pazienti a guarire grazie all’aci-

do retinoico in combinazione con un altro 
farmaco molecolare, l‘arsenato, senza che-
mioterapia. Tutte ricerche italiane. 

Gli  scienziati  hanno  prima  compreso  
quali fossero le cause della leucemia pro-
mielocitica (quali geni e quali proteine so-
no alterate), e poi hanno disegnato farma-
ci contro quelle proteine anomale (moleco-
lari). Il problema è che questo percorso non 
è avvenuto allo stesso tempo per tutti gli al-
tri tumori del sangue, e molti restano sen-
za cura. Perché ogni tipo di tumore è una 
storia a sé. Ha le sue alterazioni genomi-
che, e ha bisogno dei suoi farmaci. È quindi 
una questione di tempo, quello necessario 
a cercare le combinazioni giuste. Ma cono-
sciamo la strada da percorrere. C’è biso-
gno, però, di una task force che ci permetta 
di farlo il più efficacemente e rapidamente 
possibile. La comunità scientifica s’interro-
ga sulle priorità della ricerca: la genomica 
(come estendere l’analisi del genoma a tut-
ti i pazienti, come meglio interpretare i da-
ti per scegliere i farmaci giusti, come orien-
tare la ricerca di nuovi farmaci); l’epigeno-
mica, quel complesso di modificazioni del 
DNA  indotte  dall’ambiente  (come  inte-
grarla con la genomica e identificare nuovi 
farmaci ); le terapie immunologiche (quali 
anticorpi costruire; come armare i nostri 
linfociti contro i tumori); le cellule stamina-
li (come coltivarle, e usarle nei trapianti); 
quali trattamenti per i  pazienti anziani, 
che sono in continuo aumento e necessita-
no di terapie specifiche. È indispensabile 
un’agenda per stabilire le priorità della ri-
cerca,  nella  quale  possano  convergere  
scienziati, medici, agenzie, industria, poli-
tica e i pazienti stessi. Ma saremo in grado 
di garantire a tutti i pazienti i nuovi tratta-
menti, che hanno costi molto alti? Sinora, 
in Italia e in alcuni paesi europei, è stato 

possibile: una grande conquista. Ma con la 
scoperta di nuovi trattamenti i costi sono 
destinati ad aumentare, e occorre una stra-
tegia. C’è bisogno che tutte le fasi che con-
ducono alla scoperta di un nuovo tratta-
mento vengano riviste e razionalizzate: la 
ricerca fondamentale, lo sviluppo dei far-
maci, la sperimentazione clinica. C’è biso-
gno che la ricerca accademica e quella indu-
striale trovino nuove forme di collaborazio-
ne, e che le regole per l’approvazione dei 
nuovi farmaci si adattino ai nuovi approcci. 
E sempre più i pazienti e i cittadini dovran-
no essere coinvolti nelle scelte. Ma la stra-
da imboccata è senza ritorno. In questo mo-
mento le nuove terapie sono un costo addi-
zionale. Ma se arriveremo a terapie curati-
ve per la maggior parte dei tumori, i costi 
caleranno. I nostri sistemi sanitari hanno 
la responsabilità di gestire questa fase tran-
sitoria, con la consapevolezza che in gioco 
c’è il mantenimento di un modello straordi-
nario di salute pubblica, e che la strada è 
quella giusta. 
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