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La leucemia linfoblastica/mieloide acuta risulta tuttora la patologia oncologica più frequente in età 

pediatrica. Nelle ultime decadi importanti progressi sono stati ottenuti nel trattamento di tale 

patologia mediante l’utilizzo di protocolli terapeutici sempre più specifici, nonché miglior capacità 

nella gestione delle complicanze del trattamento stesso con il raggiungimento della guarigione in 

oltre l’80% dei pazienti. Nonostante i significativi progressi ottenuti, la recidiva di malattia 

rappresenta, tuttavia, la prima causa di insuccesso del trattamento stesso e la progressione di 

malattia costituisce ancora la principale causa di decesso. Nel 20% circa dei pazienti pediatrici 

affetti da leucemia linfoblastica acuta e nel 40% circa dei bambini affetti da leucemia mieloide 

acuta la prognosi della malattia risulta, tuttora, infausta e spesso l’impiego di nuove strategie 

terapeutiche in questi pazienti risulta essere l’ultima possibilità di trattamento. 

Negli ultimi anni, pertanto, un sempre maggior interesse è stato rivolto nell’ambito dell’emato-

oncologia pediatrica alla identificazione di farmaci innovativi per la cura di malattie  refrattarie alle 

terapie convenzionali, al fine di migliorarne la prognosi.  

Come conseguenza di ciò si è assistito ad un notevole incremento del numero delle 

sperimentazioni cliniche di nuovi farmaci in ambito pediatrico inizialmente negli USA, ed in 

seguito in Europa, e, come conseguenza, si è resa necessaria l’istituzione di gruppi collaborativi a 

livello internazionale. A tale scopo in ambito europeo a partire dal 2003 viene creata l’ITCC 

(“Innovative Therapies for Children with Cancer”), con l’intento di identificare nuove molecole 

potenzialmente utili nell’impiego clinico, individuare centri europei di eccellenza che possano 

arruolare pazienti in studi clinici di fase I-II  e garantire che la conduzione di tali studi avvenga in 

accordo con principi di “Good Clinical Practice” (GCP). Attualmente all’ITCC partecipano 42 

Centri di emato-oncologia di eccellenza in Europa tra cui il Centro di Ematologia Pediatrica 

dell’Ospedale S. Gerardo di Monza, che ha ottenuto la certificazione ITCC nel 2006 con il 

riconoscimento della capacità di garantire un arruolamento elevato ed una conduzione degli studi 

adeguata secondo gli standard internazionali.   

Gli obiettivi che hanno condotto all’istituzione dell’ITCC risultano molteplici, in particolare 

l’identificazione di nuovi target terapeutici per patologie emato-oncologiche che hanno dimostrato 

refrattarietà o resistenza ai diversi approcci terapeutici.  

A questo si aggiungono l’ampliamento ed il perfezionamento degli studi preclinici, la stesura e 

l’applicazione di protocolli di studio di fase I e II in oncologia pediatrica, in base all’esperienza 

maturata negli  studi clinici condotti nell’adulto.  



A partire dal 2006 il nostro Centro di ematologia pediatrica è stato coinvolto nella sperimentazione 

di molteplici studi cinici di fase I e II allo scopo di individuare nuovi trattamenti per i casi di 

leucemia refrattari alle plurime linee terapeutiche disponibili. 

Tra i vari obiettivi futuri del nostro Centro dal Luglio 2013 partirà un progetto di collaborazione 

con l’Ospedale “Sick Kids, The Hospital for Children” a Toronto, in Canada, Centro 

all’avanguardia a livello internazionale in ambito di sperimentazioni in emato-oncologia 

pediatrica, che vedrà coinvolti medici specialisti e medici in formazione della Clinica Pediatrica 

dell’Ospedale S.Gerardo di Monza nella collaborazione per un periodo di un anno presso il reparto 

di emato-oncologia pediatrica dell’Ospedale Sick Kids.  Il progetto nasce  dall’esigenza di 

ampliamento delle competenze e della sperimentazione presso il Centro di Monza nonché 

dall’importanza di instaurare un percorso futuro di collaborazione e scambio di esperienze tra i due 

ospedali. In particolare gli ambiti di realizzazione del progetto saranno la sperimentazione 

preclinica, finalizzata all’individuazione di nuovi target terapeutici per il trattamento delle 

leucemie acute refrattarie a plurime linee terapeutiche nonchè la conduzione di studi clinici di Fase 

I e II, il cui scopo risulta essere rispettivamente la valutazione del profilo di sicurezza/tossicità e di 

efficacia dei nuovi target terapeutici identificati. Obiettivo successivo assai ambito sarà il 

trasferimento dell’esperienza acquisita e la conduzione di tali studi  presso il  Centro di emato-

oncologia pediatrica di Monza con l’attivazione di una rete di collaborazione a livello 

internazionale nell’ambito della quale il Centro di Monza avrà un ruolo di coordinamento a livello 

europeo. 
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