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Per talassemia centri a rischio, allarme pazienti e medici 
La causa, tagli risorse e carenza personale specializzato 
 
06 Maggio , 13 : 54 (ANSA)- ROMA, 6 MAG- Un modello efficiente di assistenza alla talassemia,che 
insieme alle terapie garantisce sopravvivenza e qualità di vita a circa 7.000 pazienti, è messo a rischio da 
riduzione delle risorse, difficoltà organizzative e mancanza di investimenti in nuovo personale specializzato 
per i Centri appositi, circa 30 in Italia. A lanciare l'allarme, in vista della Giornata Mondiale dedicata a questa 
malattia del sangue dell'8 maggio, e' United(Unione Associazioni per le Anemie Rare la Talassemia e la 
Drepanocitosi),che insieme a Site(Società Italiana Talassemie ed Emoglobinopatie) ha promosso 
un'indagine sul 'carico' della talassemia realizzata da Fondazione Istud con il contributo di Novartis, su 157 
pazienti con beta talassemia major e 48 operatori sanitari. Nonostante la talassemia abbia un percorso 
terapeutico che incide sulla quotidianità, il 90% dei pazienti riferiscono una qualità di vita soddisfacente, 
anche grazie a innovazioni terapeutiche come i ferrochelanti orali. Il 92% si sente ascoltato dal personale 
sanitario, ma per il 50% le terapie comportano assenze dal lavoro sempre più difficili da richiedere e le 
spese per raggiungere i Centri,le visite specialistiche e farmaci non rimborsabili si fanno sentire anche se il 
56% è supportato dalla Legge 104. Pazienti e medici condividono inoltre la preoccupazione per i Centri."I 
talassemici italiani sono abituati a un'assistenza integrata e a una gestione delle complicanze considerate 
all'avanguardia dalla comunità scientifica internazionale- spiega Marco Bianchi,presidente United- ma 
criticità organizzative, taglio del personale e carichi di lavoro potrebbero determinare la progressiva 
disgregazione dei Centri"."La rete organizzativa creata negli anni '60 sta andando incontro a un processo di 
disgregazione: il mantenimento non comporta un aggravio, mentre smantellarla significherebbe aumento dei 
costi sociali e per l'Ssn" aggiunge Gian Luca Forni, Presidente Site.(ANSA). 
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Giornalista: Un modello efficiente e vincente di assistenza alla talassemia, che insieme alle terapie garantisce 
sopravvivenza e qualità di vita a circa 7.000 pazienti italiani, è messo a rischio dalla contrazione delle risorse e 
dalla disgregazione delle professionalità impegnate nei centri esperti, gli unici in grado di assicurare la 
continuità delle cure per la malattia e le sue complicanze. A lanciare l’allarme a ridosso della Giornata 
Mondiale della Talassemia che si celebra l’8 maggio, sono le associazioni dei pazienti federate in UNITED, 
Unione associazioni per le anemie rare, la talassemia e la drepanocitosi, che insieme a SITE, Società Italiana 
Talassemie ed Emoglobinopatie, hanno promosso la prima indagine mai realizzata in Italia sul carico 
complessivo della malattia talassemica. L’indagine “Il valore per la persona con Beta Talassemia Major”, 
curato dalla Fondazione ISTUD e realizzata con il contributo non condizionato di Novartis, ha coinvolto in 
modo parallelo i pazienti talassemici e i loro medici curanti per rilevare criticità, bisogni e aspettative legate al 
processo di cura. 
Forni: La talassemia è un’emoglobinopatia. L’emoglobina è una proteina contenuta nei globuli rossi, che ha la 
funzione di portare l’ossigeno all’interno ai tessuti. Una mancata produzione di questa proteina crea quindi una 
sofferenza dei tessuti. Il talassemico ha una produzione ridotta di questa proteina. Esistono i portatori di 
talassemia, in Italia sono più di 3 milioni, hanno la produzione ridotta che però gli consente una buonissima 
qualità di vita, mentre da due portatori può nascere un bambino con una forma di anemia grave, cioè che non 
è in grado di produrre emoglobina. Questo paziente con talassemia detta “major” deve essere sottoposto a 
trasfusioni di sangue per poter sopperire alla mancanza di emoglobina, di globuli rossi, la trasfusione di 
sangue comporta però anche un accumulo di ferro, cioè il ferro che è contenuto nei globuli rossi va ad 
accumularsi nell’organismo, il ferro nel nostro organismo in più è estremamente tossico e va a distruggere vari 
apparati, come ad esempio il cuore, il fegato, quindi una volta i pazienti andavano a morire. La talassemia 
major è una malattia che era rapidamente letale fino a metà del secolo scorso, i bambini morivano nei primi 
anni di vita, con le trasfusioni si è allungata la vita però andavano poi a morire purtroppo di sovraccarico di 
ferro. Da fine Anni ’90, metà circa del 2005, abbiamo invece altri farmaci che possono essere somministrati 
per via orale, addirittura in monosomministrazione, questo ha migliorato molto il carico terapeutico per questi 
pazienti, migliorando anche la qualità di vita. In tutto questo cosa è successo? È cambiata la prognosi della 
malattia, da una patologia che era rapidamente letale attualmente è una malattia a prognosi aperta, non 
abbiamo più limiti, questi pazienti non hanno più limiti di età. 
Chesi: Oggi c’è una rete nazionale di centri esperti, multidisciplinari e integrata, che permette di rispondere 
alle esigenze di cura, svariate, di queste persone, che possono anche avere lungo il loro percorso di cura delle 
complicanze importanti. Quindi sicuramente un modello di cura che sembra essere efficace e soddisfacente, 
nel contempo questo stesso modello di cura, oggi è a rischio di preservazione. Ci sono dei cambiamenti 
organizzativi in alcuni casi proprio già in atto che stanno disgregando un po’ le risorse, quindi rischiano di far 
fare dei passi indietro rispetto a quanto si è costruito in decenni di dedizione alla cura esperta di questa 
malattia. Quindi riduzione di personale esperto, accorpamento di più servizi e riduzione fondamentalmente 
della specializzazione della cura di questa malattia. 
Giornalista: Nei circa 30 centri di cura italiani i pazienti compiono l’intero percorso diagnostico-terapeutico delle 
trasfusioni, fino alla gestione delle eventuali gravi complicanze come la cardiopatia, le endocrinopatie e l’epatopatia. 
Spesso però sono seguiti da un unico medico che nello spazio di una stessa mattinata deve occuparsi di più attività 
con tempi di attesa considerati inaccettabili e scarsamente rispettosi delle necessità delle persone. 
Bianchi: Devo dire che grazie a questo studio che abbiamo fatto con ISTUD e con SITE abbiamo potuto 
vedere che il paziente è abbastanza contento di come sta. Le preoccupazioni riguardano più che altro il futuro, 
cioè noi ci sentiamo curati bene, noi intendo talassemici e drepanocitici che in Italia siamo più di 7.500 
individui, ci sentiamo seguiti bene in centri con una capacità multidisciplinare di seguire tutte le nostre 
complicanze, però ci preoccupa la tendenza degli ultimi anni nel vedere un’attenzione sempre minore rispetto 
a queste patologie di tipo cronico per cui le risorse sono sempre più scarse, i nostri medici diciamo che si 
occupano di talassemia e drepanocitosi devono coordinare un team di specialisti tra cui il cardiologo, 
l’epatologo, l’endocrinologo, e si trovano spesso a dover seguire più di 150 pazienti con un solo medico e 
quindi chiaramente sono in difficoltà nel fare un’assistenza integrata a livello alto. E purtroppo la tendenza è di 
peggiorare ogni anno. Quello che tra l’altro ci preoccupa anche è che i nuovi clinici, non sono molto attratti 
dall’occuparsi di queste patologie che invece avrebbero bisogno di medici molto esperti, perché appunto 
sanno di andare incontro a un carico di lavoro molto pesante. Quindi quello che ci preoccupa è più che altro il 
futuro. Quelli che sono i risultati di questo studio che abbiamo fatto con ISTUD descrivono una situazione 
attualmente buona, il paziente si sente seguito bene nei centri che hanno questa capacità. 
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Giornalista: Conoscere la talassemia per trattarla al meglio nei centri di riferimento, far sì che tutti i pazienti 
possono avere accesso alle terapie più innovative e possono avere a disposizione un’equipe multidisciplinare 
per far fronte alle complicanze legate anche all’assunzione di alcuni farmaci e alle trasfusioni. È questo 
l’obiettivo di clinici e associazioni pazienti che si sono riuniti a Roma per sottolineare i grandi successi raggiunti 
nelle strategie terapeutiche ma anche le criticità legate al rischio che i grandi centri di eccellenza non possono 
più in futuro, a causa dei tagli alle spese, far fronte ai bisogni dei loro pazienti. Negli anni l’iter terapeutico per 
la talassemia ha beneficiato di molecole sempre più efficaci e di modalità di somministrazione orale che hanno 
migliorato la qualità di vita dei pazienti, ma alcune complicanze legate all’accumulo di ferro ma anche a 
trasfusioni non sicure che negli anni hanno portato molti di loro a contrarre l’epatite C, necessitano ancora e 
sempre della massima attenzione. 

Forni: Sì è cambiato completamente il panorama, la prospettiva per questi pazienti. Pazienti che appunto per 
la patologia di base non erano in grado di produrre emoglobina, quindi globuli rossi. Con le trasfusioni si è 
cercato di ovviare questo problema. Con le trasfusioni però si dà anche ferro e quindi si dà un sovraccarico di 
ferro che è altamente tossico per il nostro organismo che non è in grado di eliminarlo. Le prime terapie che 
sono state tentate, applicate con deferoxamina, sono quelle che poi hanno salvato una grande corte di 
pazienti ma è una terapia molto invasiva: 12 ore di somministrazione sottocute. Da quando abbiamo a 
disposizione farmaci che possono essere somministrati per via orale, addirittura in mono-somministrazione, il 
carico per il paziente anche dal punto di vista terapeutico si è molto ridotto e quindi è migliorata anche molto 
l’aderenza alla terapia, la “compliance” alla terapia. Questo è il quadro, attualmente quindi questa patologia, 
che fino a qualche anno fa, fino a qualche decennio fa aveva una terapia con una prognosi infausta già nei 
primi anni di vita, attualmente è una patologia a prognosi aperta con, come si è visto in questo studio qui, una 
buona qualità di vita e quindi è cambiato completamente tutto. Direi è cambiato completamente tutto 
applicando delle terapie, degli approcci terapeutici tradizionali, se vogliamo anche basati su una applicazione 
giorno per giorno, un approccio multidisciplinare che consentisse anche di gestire tutte le varie complicanze, 
che fino a qualche anno prima appunto andavano a limitare molto la vita di questi pazienti.   

Giornalista: Ecco parliamo proprio delle complicanze, l’importanza anche dei centri di riferimento 
multidisciplinari dove possono essere gestiti al meglio. Quali sono le complicanze più comuni? E oggi come le 
potete gestire? 

Forni: L’importanza dei centri si è vista anche da alcuni studi che hanno evidenziato come la prognosi della 
patologia possa cambiare se un paziente non è seguito presso un centro, quindi abbiamo parlato di prognosi 
aperta considerando un paziente seguito presso un centro specialistico. Al di fuori del centro questo cambia. Il 
centro ha una funzione di coordinamento multidisciplinare. La multidisciplinarietà consiste nell’avere a 
disposizione specialisti su vari tipi di organo, dal cardiologo all’epatologo, all’endocrinologo, che però sono 
messi in condizione di conoscere la caratteristica della complicanza, faccio un esempio della cardiopatia, nella 
talassemia che ha una caratteristica sua, che quindi richiede anche di essere conosciuta da parte anche del 
miglior specialista che non ce l’ha a disposizione. Il centro ha proprio questa funzione, di mettere a 
disposizione agli specialisti il “know-how” per poter garantire un’assistenza alla altezza, diciamo, per questo 
tipo di pazienti. Le complicanze più frequenti, una volta la complicanza più frequente era la cardiopatia che 
portava anche la morte del paziente, attualmente grazie alle nuove terapie chelanti, ai nuovi metodi di indagine 
diagnostica anche sul sovraccarico di ferro la cardiopatia è diminuita di molto come complicanza. Le altre 
complicanze sono le endocrinopatie, sappiamo che il ferro va ad accumularsi negli organi endocrini quindi può 
ridurre, come l’ipogonadismo, l’ipotiroidismo. Anche se ultimamente abbiamo visto moltissime nostre signore 
talassemiche che hanno avuto gravidanze, quindi qualcuna è già diventata anche nonna. Questo per dire 
quanto è cambiato. L’altra problematica è l’epatopatia che era legata un po’ anche alle complicanze dovute 
alle trasfusioni, quando appunto il sangue non poteva essere controllato per l’epatite C quindi prima degli anni 
90. Questo è un capitolo molto caldo in questo periodo in quanto le nuove terapie per l’epatite C stanno 
rivoluzionando questo aspetto. Speriamo che si tenga presente per il futuro che questi pazienti dovrebbero 
essere trattati anche un po’ al di fuori degli schemi, che sono un po’ troppo restrittivi attualmente.  
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Giornalista: Sicuramente i nuovi chelanti orali hanno anche una gestione migliore, i pazienti hanno forse 
un’autonomia maggiore rispetto al passato, però il rapporto con il proprio medico rimane prioritario. Quanto è 
importante anche questa relazione, questa alleanza terapeutica?  

Forni: L’alleanza terapeutica è fondamentale perché anche se sembrerebbe assurdo che un paziente che 
prima faceva per 12 ore un’infusione passa alla mono-somministrazione orale dovrebbe esserci in realtà, ha 
usato il termine giusto, un’alleanza terapeutica con il medico per segnalare l’importanza di questa terapia. 
Perché poi noi diciamo sempre che se un paziente non segue la terapia la colpa è del medico, non andiamo a 
dare colpe ai pazienti, però deve esserci questo legame. Ed è importante che tutto questo avvenga all’interno 
di un centro che conosce esattamente che cosa significa la non aderenza alla terapia per un paziente.  

Giornalista: Nel corso delle conferenza stampa è stata presentata una ricerca svolta dalla Fondazione ISTUD 
con il sostegno di Novartis che ha coinvolto clinici e pazienti e che ha fatto emergere opportunità e criticità 
nella gestione quotidiana della malattia. Valori da preservare, come il sentirsi accolti e ascoltati da parte dei 
medici nei centri di riferimento, e difficoltà di reperire fondi e personale per seguire adeguatamente tutti i 
pazienti.  

Chesi: Questo progetto nasce in maniera corale con le associazione dei pazienti con Beta talassemia major e 
la società scientifica, che riunisce i professionisti esperti nella cura di questa malattia, con l’obiettivo di andare 
un po’ a individuare lo scenario attuale delle cure a livello nazionale per la Beta talassemia major e quello che 
è il carico globale delle persone nella gestione quotidiana di questa malattia. Quello che emerge è uno 
scenario di cure che è considerato soddisfacente dai pazienti, perché rispondente alle loro esigenze non solo 
in termini di regolare decorso della malattia ma in occasione di complicanze particolari che possono svolgere. 
C’è molta fidelizzazione verso questi centri che sono un vero e proprio riferimento per queste persone, però 
sono l’unico riferimento: sono dei luoghi all’interno dei quali trovano le risposte in maniera multidisciplinare e 
integrata. Questo gli permette di avere una qualità di vita che è nettamente migliorata rispetto a qualche 
decennio fa e quindi c’è tutto un vissuto anche emozionale che emerge positivamente perché c’è una 
proiezione verso il futuro. Queste sono le opportunità, diciamo, per una persona con Beta talassemia major. 
La criticità che emerge è che questo stesso modello di cura, che sembra essere quello vincente, quello 
rispondente, è fortemente a rischio di preservazione. Ci sono delle riorganizzazioni interne che sono già in atto 
che stanno proprio disgregando le risorse, stanno riducendo nettamente il personale esperto nella cura di 
questa malattia. E questa indagine conferma anche il fatto che sia necessario proprio invece che ci sia del 
personale esperto: non è una malattia che può essere curata in maniera generica, anche in termini di 
complicanze che possono insorgere. Ci sono delle carenze organizzative che stanno aumentando facendo 
perdere questa specificità in questi centri per l’accorpamento di servizi. Quindi c’è una preoccupazione che in 
alcuni centri è un po’ più sentita perché ci sono dei cambiamenti già in atto, in altri è semplicemente una paura 
che si vede però molto vicina. 

Giornalista: L’importanza anche del rapporto con il proprio medico, un legame stretto che dura nel tempo.  

Chesi: Sì questa è una malattia cronica: tendenzialmente si resta fidelizzati al centro di riferimento per tutta la 
vita quindi ci sono dei rapporti che veramente durano una vita. Quello che viene fuori, in maniera corale tra 
pazienti e professionisti, questo aspetto delle relazioni di cura, è uno dei principali valori che viene fuori, è un 
aspetto assolutamente soddisfacente, c’è proprio grande unione. Ma lo si è visto anche nella gestione stessa 
di questo progetto che è stata appunto un’unione tra le associazioni, i centri esperti e poi noi di Fondazione 
ISTUD che abbiamo svolto la ricerca e l’analisi. Quindi sicuramente questo è il punto di forza. 

Giornalista: Anche credo, in conclusione, l’importanza della qualità di vita nella quotidianità.  

Chesi: Certo. Emerge uno scenario soddisfacente proprio perché è molto presente la prospettiva verso il 
futuro: sono racconti di persone che progettano, hanno degli obiettivi, hanno dei programmi. Tutto ciò magari 
qualche decennio fa gli veniva negato. Sono persone che hanno molti interessi quindi quando i servizi di cura 
sono efficienti, il fisico glielo consente, possono fare molto, possono vivere una vita di realizzazione piena. 
Quindi sicuramente è strettamente legata la loro qualità di vita all’efficienza dei servizi di cura che gli vengono 
offerti. Nel momento in cui si disgrega un centro esperto, si mette a rischio la qualità stessa proprio del loro 
quotidiano. 
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Giornalista: Ma cosa significa vivere con la talassemia? Quali bisogni quotidiani? Quali conquiste nel tempo 
grazie alla conoscenza sulla patologia, sulla diagnosi prenatale e sui farmaci innovativi?  

Bianchi: Quello che è necessario, diciamo, per i pazienti con talassemia e drepanocitosi, perché la nostra 
federazione si occupa anche dei pazienti con drepanocitosi, è appunto avere un centro dove ci sia un 
responsabile, diciamo, talassemologo o comunque un medico che coordini l’attività di tutta una serie di 
specialisti che curino le complicanze. Perché le nostre sono delle patologie che hanno una serie, abbastanza 
numerosa, di complicanze, soprattutto che derivano dagli accumuli di ferro degli anni passati. Adesso per 
fortuna i ragazzi che cominciano una terapia in questo momento hanno molta più fortuna, hanno anche molte 
meno complicanze. Noi che siamo comunque una popolazione abbastanza anziana, da un certo punto di 
vista, ci portiamo dietro tutta una serie di complicanze, tra cui quella cardiaca, quella epatica. Adesso noi ci 
stiamo battendo molto per avere un trattamento precoce con i nuovi farmaci, che lei sa che stanno uscendo 
per le epatopatie, e quindi moltissimi hanno contratto l’epatite C e vogliamo appunto fare un trattamento 
precoce perché in questo momento è possibile guarire con i farmaci attualmente in commercio.  È un 
problema di costi ed è un problema che dobbiamo affrontare insieme anche al Ministero, al Governo e 
all’AIFA. Quello che è importante è appunto avere un centro multidisciplinare dove ci sia un responsabile che 
conosce la patologia e conosce tutta una serie di complicanze per cui si rivolge a tutta una serie di specialisti, 
fra cui il cardiologo, l’endocrinologo, l’epatologo, e che insieme trovino il modo di curare la persona con 
talassemia o drepanocitosi nel modo migliore. Una cosa da sottolineare è anche la necessità costante che noi 
abbiamo come pazienti di sangue, e quindi la collaborazione che noi abbiamo in questi anni sviluppato con le 
associazioni dei donatori, fra cui le Avis o altre, per non calare mai, diciamo, l’attenzione, anzi nelle zone dove 
magari è più arretrato questo, diciamo, dovere civile, questo sentimento di aiutarsi, di sviluppare appunto una 
donazione il più possibile che offra al paziente con talassemia il sangue quando ne ha bisogno, anche nei 
periodi estivi che fra poco cominceranno.   

Giornalista: Gli obiettivi sono stati raggiunti grazie alla ricerca scientifica che ha potuto mettere a punto 
molecole non solo sono in grado di migliorare le condizioni cliniche dei pazienti ma anche di offrire loro una 
maggiore aderenza alle terapie che si traduce in una miglior qualità di vita. Obiettivo comune da perseguire 
con l’impegno di tutti.  

Gnocchi: Novartis è presente in talassemia da oltre 50 anni e il nostro obiettivo è sempre stato quello di offrire 
negli anni un impegno costante nello sviluppo di terapie che potessero andare a migliorare sì l’aspettativa di 
vita dei pazienti ma soprattutto la qualità di vita dei pazienti. E in questo è stato molto importante il dialogo con 
le associazioni di pazienti anche per capire da loro quali erano i need dei pazienti di oggi. E per questo 
abbiamo supportato questa ricerca che porta proprio ad analizzare il vissuto dei pazienti con talassemia. 
Novartis crede che la ricerca sia un punto importante, un punto comune, di interesse comune tra l’azienda 
farmaceutica, gli operatori sanitari e i pazienti stessi. E in questo si può collaborare in modo vincente come 
stiamo facendo nella talassemia per offrire giorno dopo giorno opzioni sempre più “tailorizzate” ai bisogni dei 
pazienti.  

Giornalista: Anche credo l’importanza di centri di riferimento dove le molecole più innovative possono essere 
proposte e gestite bene nel tempo perché poi un farmaco se non raggiunge l’obiettivo di poter essere 
distribuito a tutti i pazienti diventa poi difficile che sia una vera innovazione.  

Gnocchi: Assolutamente. Lei ha colto un punto importante, innovazione ma anche appropriatezza. Quindi il 
farmaco deve essere disponibile a tutti i pazienti ma deve essere anche gestito anche all’interno di centri di 
eccellenza che sanno gestirlo nel modo più appropriato. E quindi la collaborazione con la classe medica per 
noi è fondamentale, anche nello sviluppo di terapie sempre più innovative. 
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