
AUTORI

Mario Boccadoro, Professore Ordinario 

di Ematologia, Università di Torino; Direttore Divisione 

Universitaria di Ematologia, Città della Salute e della 

Scienza di Torino

Antonio Gaudioso, Segretario generale 

Cittadinanzattiva

Le patologie oncoematologiche rappresentano un 

gruppo eterogeneo e abbastanza ampio di malattie 

diverse tra loro sia per quanto riguarda il numero dei 

casi diagnosticati ogni anno, sia per quanto concerne 

la prognosi: in ogni caso, il momento della diagnosi 

scatena una serie di giustificati timori nel paziente, 

che necessita di rassicurazioni sulle terapie che saran-

no adottate e sul percorso che lo attende.

Le percentuali di sopravvivenza sono estremamente 

variabili: se alcune forme aggressive (come molti tipi 

di leucemie acute) risultano ancora assai difficili da 

trattare, altre (mielomi, leucemie mieloidi e linfatiche 

croniche) consentono generalmente un’aspettativa di 

vita molto più lunga, tanto da non alterare talvolta la 

normale durata di vita, almeno per l’anziano. Grazie 

alla ricerca e all’arrivo di terapie innovative, sono stati 

messi a punto nuovi ed efficaci schemi terapeutici in 

grado di garantire una qualità di vita più che accetta-

bile per una percentuale non trascurabile di pazienti, 

pur senza permettere una vera e propria guarigione.

Ogni caso è unico; quindi, anche la tipologia del pa-

ziente va tenuta in conto, dal momento che non si 

tratta più di patologie presenti soltanto nella tarda età, 

bensì di malattie sempre più diffuse sia tra gli uomi-

ni sia tra le donne di ogni età. Secondo l’autorevole 

American Cancer Society, l’impatto delle neoplasie sti-

mato nel 2015 e delle neoplasie ematologiche risulta 

poco al di sotto del 10%. Si tratta di patologie che, 

per incidenza e mortalità, sono in linea con le diverse 

neoplasie e che rivestono un peso notevole rispetto 

alla totalità delle malattie tumorali in Italia e nel mon-

do. Si delinea, pertanto, un vero e proprio “esercito” 

via via più numeroso di pazienti affetti da neoplasie 

del sistema ematopoietico, che mostrano due picchi 

di incidenza: nell’infanzia e nel giovane adulto e in 

età avanzata. Si tratta di pazienti che necessitano non 

solo di cure adeguate ma anche, soprattutto, di punti 

di riferimento a cui potersi affidare nel corso dei trat-

tamenti.

Dal decorso clinico alla terapia

Se è vero che di mieloma multiplo non si può guari-

re, esiste la possibilità di prolungare l’aspettativa di 

vita grazie a diversi cicli di trattamento, attraverso 

l’alternarsi di periodi di cure e periodi di pausa che 

si possono protrarre molto a lungo e il paziente può 

trascorrere periodi in ospedale per la somministrazio-
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ne di farmaci sotto controllo medico, 

ma può avere anche la possibilità di 

trascorrere la maggior parte del tempo 

a casa, circondato dall’affetto dei pro-

pri cari e da un’atmosfera per quanto 

possibile serena.

Nell’ottica di una terapia personalizza-

ta, in base alla malattia e alle caratte-

ristiche e necessità del singolo indivi-

duo, è molto importante che oncologi 

ed ematologi si confrontino anche con 

il Medico di Medicina Generale, per 

poter valutare al meglio le condizioni 

psico-fisiche di ciascun paziente.

È, infatti, fondamentale valutare 

sempre la presenza di eventuali altre 

patologie concomitanti (anche rela-

tivamente meno impegnative come 

ipertensione, ipercolesterolemia, dia-

bete e così via), instaurando un dialogo 

tra tutte le persone coinvolte, finalizza-

to a dare una risposta alle numerose e 

variegate esigenze del paziente.

Anche nei più avanzati Paesi Occiden-

tali non è sempre facile per i Sistemi 

Sanitari rispondere a tali richieste: un 

percorso di cura efficace, oltre a far-

maci adeguati, richiede anche perso-

nale competente e altamente qualifi-

cato, strutture adatte, disponibilità di 

tempo per l’ascolto e la comprensione 

ai quali spesso fanno fronte le Associa-

zioni di Volontariato.

È indispensabile cercare di migliorare 

il trattamento per i pazienti oncoe-

matologici, ma anche occuparsi delle 

esigenze di pazienti, che dal momento 

della diagnosi devono imparare a con-

vivere con una nuova realtà “cronica”. 

Il mieloma multiplo pone numerose 

difficoltà gestionali in considerazione 

del suo andamento cronico e caratte-

rizzato da una prima fase, cosiddetta 

“del mieloma indolente”, che in gene-

re non richiede trattamento ma ha un 

notevole impatto psicologico, e da suc-

cessive fasi di plateau, sporadicamente 

interrotte da recidive, e infine dalla 

fase di refrattarietà, in cui si configura 

la quasi impossibilità delle cure.

Nonostante la ricerca farmacologica e 

l’ottimizzazione delle terapie, il mie-

loma rimane una malattia inguaribile 

È perciò fondamentale per il medico 

comunicare sempre con il paziente 

in maniera trasparente, senza negare 

alcune evidenze sull’impatto e sui ri-

schi che il mieloma comporta (tossicità 

correlata alla malattia e ai trattamen-

ti terapeutici utilizzati, possibilità di 

insorgenza di neoplasie secondarie, 

eventi infettivi), ma, al di là delle te-

rapie “tradizionali”, occuparsi di altri 

aspetti tutt’altro che marginali, come 

per esempio scongiurare il problema 

dell’isolamento: nell’ambito delle pa-

tologie oncoematologiche, infatti, la 

diagnosi è di solito improvvisa e i pa-

zienti possono ritrovarsi da una vita di 

relazione “piena” a una vita “isolata” e 

al momento della dimissione possono 

emergere la paura e l’ansia per la vita 

al di fuori dell’ospedale.

Il paziente, in definitiva, deve essere 

preso in carico totalmente sin dal mo-

mento della diagnosi e supportato a 

livello psicologico, familiare, logistico, 

lavorativo ed economico.

Questi aspetti sono stati oggetto di 

varie ricerche: in particolare, è stato 

condotto uno studio su due gruppi di 

pazienti sottoposti a chemioterapia: 

quelli che incontravano personale in 

grado di rispondere ai loro quesiti e 

fornire informazioni prima dell’inizio 

del trattamento è risultato meno stres-

sato rispetto a quelli che affrontavano 

i trattamenti senza prima essersi con-

frontarsi con qualcuno.

Un aspetto rilevante, inoltre, è la dif-

ferente percezione del medico e del 

paziente: di fronte a un trattamento 

il cui outcome è normale, il medico 

in genere prende in considerazione 

i dati obiettivi, che non sempre sono 

sovrapponibili a quelli riferiti dai pa-

zienti. D’altro canto, anche a fronte 

del conseguimento di buoni risultati, 

il paziente spesso continua a lamenta-

re astenia, ansia e difficoltà: anche di 

questo va tenuto conto poiché la qua-

lità di vita in questi casi è pessima no-

nostante le buone risposte alla terapia.

Sicuramente la “cura” intesa come 

insieme di trattamenti efficaci è fon-

damentale; è necessario però lavorare 

sulle strutture, sulle attrezzature, sulla 

facilità di accesso, sui tempi di attesa. 

Un obiettivo tutt’altro che facile, alla 

luce dei dati sulla spesa sanitaria dei 

Paesi Occidentali: se è vero che è op-

portuno trascorrere il maggior tempo 

possibile a casa propria (spesso con 

l’aiuto di un supporto domiciliare), è 

innegabile che alcune terapie vadano 

eseguite nelle strutture ospedaliere at-

trezzate, con personale dedicato.

L’assistenza domiciliare e il piano 

oncologico nazionale

Un aspetto che negli ultimi anni ha 

acquisito notevole importanza è il ser-

vizio di assistenza domiciliare, che ha 
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mate a una verifica del loro uso con la 

prospettiva di potere, in relazione alle 

applicazioni specifiche, essere conside-

rate pratiche dismissibili (il documento 

è intitolato “Buon uso delle risorse in 

oncologia”); 3) gli aspetti metodologici 

da utilizzare nella valutazione HTA in 

oncologia e criteri di priorità per in-

dirizzare l’uso delle risorse disponibili 

(il documento è intitolato “HTA e on-

cologia”).

La logica sottesa a questo piano è 

quella di dare un’assistenza integrata 

tra medici di Medicina Generale e gli 

ambulatori con l’assistenza domicilia-

re, quando possibile e indicazioni di 

massima su come dovrebbero essere 

articolati i servizi delle prestazioni di 

oncologia: sono organizzazioni di tipo 

dipartimentale/oncologico, un’orga-

nizzazione ogni 500.000/1 milione di 

abitanti. Un altro aspetto importante 

consiste nel far sì che, indipendente-

mente dalla via di accesso al sistema, 

al paziente venga assicurata la miglio-

re assistenza che la regione gli può 

offrire: è questo il modello di Simul-

taneous Care, cioè la presa in carico 

totale del malato oncologico.

Benché l’impegno nello screening sia 

in apparenza poco produttivo, la dia-

gnosi precoce è fondamentale in quan-

to assicura sin dall’inizio una terapia 

più efficace e adeguata, alla quale po-

trà fare seguito, in caso di esito non 

favorevole, il progressivo inserimento 

di cure palliative, fino al supporto alla 

famiglia nell’elaborazione del lutto: è 

questo il “modello olistico” di cura del 

paziente, che è alla base del Piano On-

cologico Nazionale.

Il piano ribadisce anche l’importanza 

delle Associazioni di Volontariato, pre-

ziose nell’affiancare il Sistema Sanita-

rio Nazionale e prosegue con alcuni 

casi specifici, tra cui il percorso del 

tumore nel paziente anziano, i casi pe-

diatrici, i tumori rari e una specifica 

sezione nel paziente affetto da malat-

tia oncoematologica. Nell’ambito delle 

reti regionali viene dedicata notevole 

importanza alla ricerca e alla forma-

zione, sia dei professionisti del settore 

sia dei medici di Medicina Generale, 

in considerazione del loro ruolo nella 

gestione delle terapie integrate. In par-

ticolare nel 2014 è stata trasmessa alle 

Regioni una Guida per la Costituzione 

delle Reti Oncologiche Regionali nella 

quale, in contrapposizione al modello 

proposto nel Piano oncologico nazio-

nale, orientato verso l’Hub&Spoke, 

portato alla creazione di un piano, da 

parte del Sistema Sanitario Nazionale, 

per il trattamento delle terapie oncolo-

giche: denominato inizialmente, negli 

anni 2010-2013, “Piano oncologico 

nazionale”, è stato prorogato alla fine 

del 2016 con la dicitura di “Documen-

to tecnico di indirizzo per ridurre il ca-

rico di malattia del cancro”. La dizione 

utilizzata nell’Intesa non è più “Piano 

oncologico” a seguito del confronto 

con le Regioni che, in coerenza alla 

impostazione di “stewardship” adot-

tata dal Ministero, hanno, viceversa, 

considerato questo documento come 

un “indirizzo” e non un “piano”. L’o-

biettivo principale del documento è 

dare forti indicazioni su dove Stato e 

Regioni debbano indirizzare gli sforzi 

comuni al fine di migliorare ulterior-

mente la “presa in carico totale” del 

malato oncologico da parte del Servi-

zio Sanitario. Il documento esplicita la 

cornice teorica di riferimento, le pri-

orità condivise, gli obiettivi comuni. 

L’Intesa del 30/10/2014, inoltre, pre-

vede il recepimento di tre importanti 

documenti, predisposti da Gruppi di 

lavoro istituiti dal Ministero con esper-

ti e rappresentanti del Coordinamento 

delle Regioni e PPA, che riguardano: 

1) l’implementazione delle reti oncolo-

giche, con l’identificazione di un set di 

obiettivi specifici e criteri di realizza-

zione da applicare nei diversi modelli 

regionali); 

2) l’uso delle risorse di sistema iden-

tificando, sulla base delle evidenze di 

letteratura, una serie di tecnologie a 

forte rischio di inappropriatezza e ri-

spetto alle quali le Regioni sono chia-
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Il percorso del malato oncoematologico
Azioni Programmatiche nel triennio 
2011-2013 

• Implementazione delle reti regionali 
 per l’esecuzione presso servizi 
 diagnostici ad alta specializzazione 
 delle attività diagnostiche costose 
 e/o complesse
• Revisione dell’adeguatezza 
 dell’offerta assistenziale in termini di 
 posti letto per acuti
• Coordinamento tra reti regionali e 
 network nazionali
• Razionalizzazione della distribuzione 
 dei centri per trapianto allogenico 
 di CSE
• Verifica dell’efficace distribuzione 
 territoriale delle strutture di Day 
 Hospital e ambulatori e loro 
 eventuale potenziamento
• Maggiore integrazione tra strutture
 ematologiche e medicina territoriale 
 per l’organizzazione dell’assistenza 
 domiciliare
• Miglioramento del raccordo con le 
 associazioni di volontariato
• Razionalizzazione dell’offerta 
 formativa finalizzata anche ad una 
 maggiore integrazione tra operatori 
 diversi, anche mediante l’uso di 
 strumenti innovativi come le 
 piattaforme di e-learning



viene attribuita maggiore rilevanza al 

modello dei Cancer Care Network. Le 

linee di intervento sono quelle ribadi-

te già nel Piano Oncologico Nazionale: 

decisioni basate sull’evidenza, multidi-

sciplinarietà, continuità dell’assistenza 

erogata dai centri specializzati al ter-

ritorio, istituzione del medico “tutor” 

per la persona affetta da cronicità al 

momento dell’accesso ospedaliero, 

che gestisca il percorso clinico intrao-

spedaliero e si raccordi con il sistema 

territoriale.

Questi aspetti, che erano previsti nel 

Piano Nazionale, hanno una particola-

re rilevanza perché numerose neopla-

sie cominciano ad assumere carattere 

di cronicità, oppure insorgono in età 

avanzata e si associano a gravose co-

morbilità.

Le reti oncologiche

Per quanto riguarda le reti oncologi-

che regionali più attive e meglio orga-

nizzate sono quelle di Piemonte, Valle 

d’Aosta, Lombardia e Istituto Tosca-

no dei Tumori (rete oncologica della 

Regione Toscana). Le prime hanno 

un’organizzazione “centralista”, men-

tre nella rete lombarda il governo del-

la rete è affidato a un coordinamento. 

Tuttavia, anche laddove queste reti 

sono state istituite, l’assistenza rimane 

principalmente negli ospedali, che nel 

2014 hanno erogato quasi l’80% del-

le prestazioni ai malati oncologici.

La realtà oncologica esemplifica bene 

lo stato in cui si trova attualmente il 

Sistema Sanitario: le tecnologie diven-

tano sempre più complesse, i farmaci 

hanno un costo inimmaginabile, le pa-
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tologie tendono a cronicizzarsi per cui 

le terapie aumentano di durata. Tutti 

questi fattori portano a un aumento 

per il momento incontrollato della 

spesa sanitaria a cui Stato e Regioni 

faticano a rispondere: per questa ra-

gione diventa indispensabile poten-

ziare l’efficienza delle reti, migliorare 

l’appropriatezza diagnostica e terapeu-

tica e contenere la spesa pubblica per 

ricavare adeguate risorse per affronta-

re queste problematiche.

Dal documento emerge con chiarezza 

che i compiti della “rete” sono defini-

ti con precisione: prendere in carico 

i nuovi pazienti, adottare i protocolli 

terapeutici, assicurare le varie assi-

stenze, adeguare terapie del dolore e 

palliative, identificare le risorse in am-

bito territoriale e collaborare con le 

associazioni di volontariato, promuo-

vere attività di donazione di cellule 

staminali e attivare l’assistenza domi-

ciliare. Un altro “compito” consiste 

nell’assicurare, nel migliore dei modi, 

il passaggio dall’ambito pediatrico (per 

molti pazienti in giovanissima età) 

all’ambiente della medicina dell’adul-

to. 

È poi fondamentale un’attività di for-

mazione, per formare nuovi giovani 

che lavorano in questi centri o distri-

buiti sul territorio.

Considerazioni 

di farmacoeconomia

Dall’ultima rilevazione della spesa far-

maceutica del Rapporto OsMED 2015, 

il complesso di farmaci antineoplastici 

si posiziona al secondo posto per im-

portanza con oltre 4 miliardi di spesa 

in un anno, subito dopo gli antimicro-

bici, benché il numero di confezioni 

erogato sia inferiore (gli antimicrobici 

sono infatti a basso costo).

Il costo dei farmaci antineoplastici giu-

stificherebbe fino al 16% il costo pro 

capite della spesa farmaceutica. 

Figura 1: Fattori incidenti sulla crescita della spesa oncologica

Sostenibilità
del sistema

Cure inadeguate

Ricerca di una
maggiore e�cienza ed

e�cacia degli
interventi
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settori della spesa
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Insu�cienza del
finanziamento

Gallegati D. et al. 8° Rapporto FAVO - 2016

COSTI UNITARI
MAGGIORI

• Farmaci innovativi
• Alte tecnologie di 
  diagnosi e cura
• Terapie avanzate

• Invecchiamento della popolazione
• Fattori ambientali e stili di vita

• Aumento sopravvivenza
• Minore mortalità
• Cronicizzazione
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Il costo per le terapie ematologiche 

nel 2012 ammonterebbe a circa 6,8 

miliardi di euro in un anno: è una 

stima condotta nel 2012 su un totale 

di spese per le neoplasie di circa 57 

miliardi. Si tratta di cifre notevoli, dal 

momento che le patologie ematologi-

che si collocherebbero quasi alla pari, 

non molto distanti dal carcinoma della 

mammella. 

In ambito farmacoeconomico, però, 

non basta sapere se per ogni paziente 

l’investimento del sistema sanitario sia 

coerente con i benefici: occorre capire 

anche se si dispone delle risorse per 

sostenere tale spesa. Sotto questo pro-

filo il mieloma multiplo è una malattia 

rara (i nuovi casi in un anno sono cir-

ca 4.500), il che rende meno rilevante 

l’impatto economico complessivo del 

suo trattamento; ovviamente, però, il 

target di popolazione è più ristretto e il 

recupero dell’investimento in ricerca e 

sviluppo impone un costo più elevato 

della terapia. Inoltre, se si esclude l’am-

bito pediatrico, l’esordio prevalente in 

età avanzata solleva ulteriori problemi 

dal punto di vista gestionale, impone 

valutazioni di costo sociale in paziente 

più fragile con presenza di comorbilità 

e ha un peso importante nell’assisten-

za più che nella perdita di produttività 

dei pazienti dovuta all’assenteismo la-

vorativo. Come già spiegato in apertu-

ra di articolo, è poi una malattia gra-

ve, con una prognosi sostanzialmente 

infausta (anche se alla prima recidiva 

l’aspettativa di vita è aumentata negli 

ultimi anni di 15 mesi) e bassa qualità 

di vita, e non prevedibile.

Quello dei farmaci per il mieloma Figura 2: Il costo del mieloma multiplo in Italia

multiplo è peraltro un mercato con 

prospettive di “affollamento” e sono 

disponibili terapie diverse dal punto di 

vista delle modalità di somministrazio-

ne (alcune per via orale, altre inietti-

ve o miste), con vari effetti sui costi, 

sull’organizzazione del trattamento e, 

ovviamente, sul paziente.

Sotto il profilo dell’impatto economico 

è di cruciale importanza capire non 

soltanto qual è il farmaco, ma anche 

qual è la sequenza maggiormente “co-

sto-efficace”.

Uno studio su dati retrospettivi di 236 

pazienti raccolti nel 2008 e pubblica-

to nel 2013 sulla rivista Tumori, an-

cora attuale, dimostra che il paziente 

con mieloma multiplo comporta me-

diamente un costo sociale di circa 

20mila euro, più elevato (oltre 59mila 

euro) per i pazienti trapiantati, e che il 

paziente in remissione costa circa un 

terzo rispetto a quello in trattamento 

farmacologico. Questo significa che la 

remissione produce un risparmio per 

il Sistema sanitario nazionale. Uno dei 

fattori più impattanti sulla perdita di 

produttività è la morte prematura e 

l’impatto sociale nel caso del mielo-

ma multiplo è relativamente inferiore 

rispetto all’impatto sul Sistema sanita-

rio.

Di fatto ben i due terzi dei costi a 

carico del Sistema sanitario naziona-

le sono rappresentati rispettivamente 

da prestazioni di ricovero generate 

dai trapianti e dai farmaci immuno-

modulatori e antineoplastici, sia di 

prima linea sia di terapia induttiva o 

di seconda e terza linea nel paziente 

recidivante.

Per quanto riguarda invece le eviden-

ze di costo/efficacia dei farmaci per 

mieloma multiplo, va ricordato che 

per costo/efficacia si intende il con-

fronto da una parte i costi incremen-

tali di un nuovo farmaco (ossia i costi 

del farmaco, i costi collegati alla 

Il costo del MM in Italia: 
le caratteristiche dello studio Petrucci et al, 2013

• Studio retrospettivo, su popolazione prevalente

• Cinque centri, 236 pazienti (età media 66,4)

Pazienti asintomatici

Pazienti trapiantati

Pazienti in trattamento farmacologico

Pazienti in remissione / plateau

• Prospettiva sociale

• Anno 2008

• Dati clinici + questionario pazienti

63 39

29

105
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somministrazione, al monitoraggio e 

agli eventi che quel farmaco produce, 

per effetti collaterali indotti o evitati 

dal farmaco stesso) e dall’altra i bene-

fici: l’obiettivo è quello di misurare i 

vantaggi in maniera trasversale rispet-

to ai diversi farmaci e alle diverse in-

dicazioni terapeutiche.

Un beneficio che viene utilizzato cicli-

camente nei Paesi Occidentali in cui si 

utilizza la costo/efficacia per decide-

re l’accesso di un farmaco è il QALY 

(Quality Adjusted Life Years), un indica-

tore che integra la sopravvivenza e la 

qualità di vita del paziente. 

L’aumento delle disponibilità tera-

peutiche offre un notevole vantaggio 

per il paziente e per il sistema nel suo 

complesso, grazie a un aumento della 

competizione. In tale contesto è impor-

tante il supporto di analisi sul Value for 

Money sia per i nuovi farmaci sia per 

le sequenze terapeutiche, ricordando 

però che nella gestione del percorso di 

un paziente non rientra soltanto il far-

maco ma anche il costo della sua som-

ministrazione, la gestione degli eventi 

avversi e la gestione delle recidive. In 

termini prospettici, un ulteriore passo 

in avanti potrebbe essere correlato a 

un’identificazione effettiva della pre-

dittività della risposta dei pazienti alle 

terapie.

Conclusioni

La realtà dell’oncoematologia esempli-

fica bene l’attuale stato in cui versa il 

Sistema Sanitario: le tecnologie diven-

tano sempre più complesse e numero-

se, i farmaci hanno costi molto elevati 

e le patologie tendono a cronicizzarsi 

per cui le terapie aumentano di du-

rata, ma portano a un miglioramento 

della qualità di vita del paziente. Tutti 

questi fattori hanno un impatto sulla 

spesa sanitaria a cui Stato e Regioni 

faticano per il momento a rispondere: 

diventa così indispensabile aumentare 

l’efficienza delle reti, migliorare l’ap-

propriatezza diagnostica e terapeutica 

e recuperare risorse attraverso la ra-

zionalizzazione della spesa pubblica. 

Soltanto attraverso una collaborazione 

efficiente tra le strutture e i professio-

nisti coinvolti nei processi di diagnosi, 

cura e trattamento sarà possibile otte-

nere risultati soddisfacenti a vantaggio 

della qualità assistenziale, dell’efficien-

za e dell’equità nell’accesso alle cure 

e nell’erogazione delle prestazioni sul 

territorio nazionale.
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