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Il principale obbiettivo terapeutico per la maggior parte dei pazienti è migliorare la qualità di 
vita legata alla salute
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Impatto della MDS sulla qualità di vita
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Zeidan AM et, al Blood reviews 2019

Displasia midollare
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leucopenia, 
piastrinoopenia

Median age over 70



Le MDS si associano a un carico di sintomi importante che reduce la qualità di vita legata alla
salute
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Stojkov et al, Blood advances 2023 



La misurazione dei “patients reported outcomes (PRO)” consente ai pazienti di riferire
direttamente la severità e la frequenza dei loro sintomi
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Benessere fisico Benessere emotivo Interazioni socialiFunzione cognitiva

Strumenti di misurazione PRO : questionari o sondaggi



Sondaggio AIPaSiM sulla salute dei pazienti con MDS
impatto della malattia e delle terapie su pazienti e care-giver, esigenze e preferenze
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QOL-E
Sfera domande

Percezione generale del benessere 2 domande

Benessere fisico(QOL-FIS) 4 domande

Benessere funzionale(QOL-FUN) 3 domande

Benessere sociale/famigliare (QOL-SOC) 4 domande

Benessere sessuale (QOL-SEX) 2 domande

Fatigue (QOL-FAT) 7 domande

MDS-specifica (QOL-MDSS) 7 domande

Oliva E.N et al Centr Eur J Med, 8 (2013)

HM PRO
Sfera Domande

PARTE A

aspetti 
dell’attività 
quotidiana

fisica 7 domande

sociale 3 domande
emotiva 11 domande

mangiare e bere 3 domande
PARTE B sintomi 18 domande

Goswami Pet al (). Front. Pharmacol 2020

60 domande dirette ai pazienti + 20 domande dirette ai caregivers +

PRO measures:. QOL –E e HM PRO
cartaceo/online
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A partire da giugno 2022 a Maggio 2023 179 pazienti hanno completato il sondaggio
(età mediana 73 anni,  51% donne)  
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Terapia in corso
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La terapia non è risultata correlata agli score di qualità di vita
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Impatto della distanza dall’ospedale sulla qualità di vita
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per il 47% viaggiare fino all’ospedale ha 
creato disagio alla famiglia, al lavoro, 

economico e al benessere fisico

Distress in travelling to hospital
Median scores

yes no P value

HM-PRO scores

physical 53   28 <0.001

emotional 54 36 0.003

eating and drinking 
habits 50 0 0.001

Part A 43 23 <0.001

Part B symptom 
score 27 18 p=0.002

QOL-E

functional 11 42 <0.001

social 12 31 <0.001

fatigue 30 38 0.001

MDS specific 23 34 0.001

general scores 22 31 0.002

treatment-outcome 
index 21 29 0.001

Dove si trova il tuo Centro di riferimento?



Tempi di attesa in ospedale
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Per il 40% dei pazienti, i tempi di attesa 
in ospedale hanno avuto un impatto 

negativo sulla QoL
(HM-PRO part A impact score p=0.012). 
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Abitualmente ricevi trasfusioni?
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 La maggiore frequenza di trasfusioni si è 
associata a peggiori scores di QOL-E e HM 
PRO



Impatto delle trasfusioni su QOL
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Solo il 2% riceve le trasfusioni a casa;
MA

il 40% vorrebbe essere trasfuso a casa 
(30% di coloro che sono trasfusi nel
Centro che li segue e  50% di chi è 

trasfuso in un altro Centro)

Preferred place for transfusions 
Median scores

home hospital P value

HM-PRO scores

physical behavior 64 42 0.001

Emotional 
behavior 54 40 0.002

Part A score 54 30 0.004

QOL-E

functional 11 33 0.002

fatigue 31 36 0.020

treatment-
outcome index 20 28 0.012



Impatto della MDS sui care-givers

EHA2023

46 caregivers (76% donne, 90% dei casi famigliari) hano risposto al sondaggio

 50% dei pazienti hanno bisogno di aiuto per 
andare in ospedale.

 L’erà mediana dei care-givers è 55 anni
 L’attività lavorativa dei care-givers’ è stata

influenzata dall’attiività assistenziale nel 37% dei
casi, portando a un cambio di lavoro nel 43% dei
casi



Importanza della comunicazione medico-paziente
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24% dei pazienti non erano
soddisfatti della comunicazione su

terapia e effetti collaterali



Prospettive future: digital tools  (es sistemi di monitoraggio dei sintomi elettronici)
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GIMEMA-ALLIANCE Digital Health Platform for Patients With Hematologic Malignancies

Efficace F. et al Front. Oncol., 2022



Cosa vorresti chiedere agli ematologi esperti sulla tua patologia?
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Se tu potessi parlare direttamente con il funzionario della tua regione
responsabile della sanità, cosa vorresti chiedere? 

35,00% 36,00%

9,00%

1,00%

14,00%

4,00%

0%

5%

10%

15%

20%

25%

30%

35%

40%

Di accelerare
l'introduzione dei

nuovi farmaci

Di creare un
percorso di cura più
snello, con minori

attese

Di potermi curare
nella mia provincia

Di potermi curare
nella mia regione

Di migliorare la
distribuzione dei

farmaci ospedalieri

Altro (specificare)

Cosa vorrebbero in più I pazienti?



Conclusioni
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 Migliorare la QoL dovrebbe essere un obiettivo principale sia per i medici che per i pazienti

 La qualità di vita non dipende solo dall’efficacia delle terapie ma anche da ciò che c’è oltre la terapia:

tempo passato in ospedale, impatto su famiglia e care-givers..

 Gli strumenti di misurazione dell’outcome riportato dai pazienti possono aiutare a garantire che le scelte

delle autorità regolatorie rispecchino i bisogni dei pazienti
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