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Il midollo osseo e le sindromi mielodisplastiche

Le sindromi mielodisplastiche
sono un gruppo eterogeneo 
di neoplasie della cellule 
staminale ematopoietica



Anemia

Piastrinopenia

Globuli bianchi 
bassi

Il sospetto diagnostico



I sintomi



Epidemiologia



Diagnosi

• Valutazione midollare



Classificazione

WHO ICC



Calcolatore del rischio di evoluzione

IPSS-R (emoglobina, piastrine, globuli bianchi, alterazioni 
citogenetiche e quantità di cellule leucemiche)

IPSS-Mol (prende in considerazione anche le alterazioni molecolari) 



IPSS-R



Terapia MDS a 
basso rischio

• Agire sulla qualità di vita
• Eseguire terapia di supporto
   Trasfusione di sangue/piastrine

    Somministrazione di 
Eritropoeitina
    Luspatercept
    Lenalidomide

Ferrochelazione



Trasfusione dipendenza



Eritropoietina 

• Viene utilizzato quando emoglobina < 10 g/dl
• Tempi di risposta: 8-12 settimane
• Probabilità di risposta: 40-60%
• Durata media della risposta: 20-24 mesi



Luspatercept (mielodisplasia con sideroblasti
ad anello)

La trasfusione dipendenza è il fattore 
principale che determina la risposta al 
farmaco





Novità dall’EHA

• COMMANDS tria l (lu spatercep t vs 
eritropo ie tina  a lfa  in  p rim a linea)



Lenalidomide (MDS con delezione 5q)

• Mediamente 60-65% dei pazienti risponde con una durata media della rispostà di circa 2-2,5 anni.
• Risposta citogenetica nel 30-40 %
• Uno dei meccanismi di resistenza: mutazione TP53
• Non riduce il rischio di evoluzione in leucemia acuta



HARMONY ALLIANCE STUDY (STOP LENA)



Studio Phoenix

• Luspatercept nelle sindromi mielodisplastiche con delezione 5q che 
non rispondenti alla Lenalidomide 



Utilizzo di farmaci non in indicazione 
Eltrombopag



Farmaci in 
studi clinici

Imetelstat

Ruxadostat

Azacitidina orale



GRAZIE PER 
L’ATTENZIONE


	MDS A BASSO RISCHIO: STATO DELL’ARTE E LE TERAPIE A DISPOSIZIONE. CI SONO NOVITÀ DALL’EHA?
	Il midollo osseo e le sindromi mielodisplastiche
	Anemia���Piastrinopenia���Globuli bianchi bassi
	Diapositiva numero 4
	Epidemiologia
	Diagnosi
	Classificazione
	Calcolatore del rischio di evoluzione
	IPSS-R
	Terapia MDS a basso rischio
	Trasfusione dipendenza
	Eritropoietina 
	Luspatercept (mielodisplasia con sideroblasti ad anello)
	Diapositiva numero 14
	Novità dall’EHA
	Lenalidomide (MDS con delezione 5q)
	HARMONY ALLIANCE STUDY (STOP LENA)
	Studio Phoenix
	Utilizzo di farmaci non in indicazione 
	Farmaci in studi clinici
	GRAZIE PER L’ATTENZIONE

