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Terapia MDS: Obiettivi

•Migliorare i sintomi (agire sulle citopenie) e 

prevenire le complicanze

•Prolungare la sopravvivenza

•Mantenere / migliorare la qualità di vita
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Sindromi Mielodisplastiche ad alto rischio

• AZACITIDINA

• TRAPIANTO ALLOGENICO DI CSE
       Unica terapia curativa

• TRIALS CLINICI

Obiettivi: Prolungare la sopravvivenza ed 
                 impedire la progressione in LAM



AZACITIDINA NELLE MDS AD ALTO RISCHIO
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Santini V, Eur J Haemat 2010

Tossicità del trattamento con AZACITIDINA



Cosa abbiamo imparato dalla nostra esperienza con 
i farmaci ipometilanti

• Le risposte si notano dopo i primi 2-4 cicli di terapia
• Il raggiungimento anche del solo miglioramento delle citopenie 

migliora la sopravvivenza
• L’interruzione del trattamento provoca la perdita della risposta
• I pazienti con cariotipo complesso con TP53 pos possono 

rispondere sebbene per poco tempo
• I pazienti che non rispondono al trattamento o che ricadono 

hanno una sopravvivenza molto breve







Farmaci Ipometilanti Orali

Garcia-Manero, Blood Advance 2020

Garcia-Manero, Lancet Hematology 2024



Targhet Therapy

Aleshin et al, Blood Advance 2018



Median follow-up of 20 months 3-year OS was 39% for HCT and 7% for 5-aza

Il trapianto allogenico rimane l’unica terapia curativa nelle MDS



Prospective comparison of allogeneic stem cell transplantation and conventional therapy in 
high-risk MDS



Trapianto allogenico di CSE nelle MDS

Il rapporto rischio/beneficio del 
Trapianto Allogenico di CSE è determinato da:

• Selezione del paziente
• Il momento ottimale del trapianto
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Chi candidiamo al Trapianto Allogenico?

MDS ad alto rischio (IPSS-R) 
HIGH, VERY HIGH, 
INTERMEDIATE RISK) PAZIENTE

• Età
• Comorbidità
• Performance Status

MALATTIA
• IPSS-R score
• Anomalie citogenetiche
• Mutazioni

TRAPIANTO
• Tipo di donatore
• Regime di condizionamento 

Fenaux, ESMO guidelines (2020)
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Kroger, Haematologica 2025

Chi candidiamo al Trapianto Allogenico?



Gurnari et al, Blood 2025



Quando effettuare il Trapianto Allogenico di CSE ?

• Alto rischio IPSS-M : se paziente elegibile, trapianto subito

• Basso rischio IPSS-M : considerare subito il trapianto se:

- Trasfusione-dipendente

- Presenti mutazioni germline

- MDS therapy related

- Vexas con problematiche infiammatorie severe

 Gurnari et al, Blood 2025



Grazie a tutti!!!

a.poloni@univpm.it
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