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• prima causa di morte per malattia nella fascia 1_14 anni

• seconda causa di morte nella fascia 15_19 anni

PATOLOGIA ONCOLOGICA IN ETA’ PEDIATRICA

In Italia si ammalano circa 1400 bambini e  900 adolescenti ogni anno

< 14 anni      33% Leucemia 15 - 19 anni   24% Linfoma di Hodgkin
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L’Associazione è formata da un gruppo di medici, ricercatori e operatori sanitari, che si dedicano allo studio e alla cura 
della patologia oncoematologica pediatrica con l’obiettivo di migliorare  l'assistenza ai pazienti pediatrici e adolescenti 

affetti da patologia ematologica o oncologica

1975: AIEIP Associazione Italiana Ematologia Immunologia Pediatrica

1973: GIEP Gruppo Italiano di Ematologia Pediatrica

1981: AIEOP Associazione Italiana di Ematologia e Oncologia Pediatrica

ASSOCIAZIONE DI ONCOEMATOLOGIA PEDIATRICA



LA RETE NAZIONALE

I pazienti sono curati in 49 CENTRI AIEOP distribuiti sul territorio nazionale 
secondo un modello “a rete” che sottintende coordinamento e cooperazione fra i 

diversi professionisti

NORD
25 (50%)

CENTRO
9 (19%)

SUD
15 (31%)

29 GRUPPI DI LAVORO AIEOP
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Registro Mod. 1.01

- 1989: Studio Osservazionale Epidemiologico 

- 2015: Studio Osservazionale Retrospettivo-Prospettico



Pazienti registrati > 60000

Registro Mod. 1.01

15_19 

Reclutamento annuo in continuo incremento 
Significativo aumento nella fascia 15-19 

Pession et al. submitted
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PATOLOGIA RARA ED ETEROGENEA

Una adeguata competenza diagnostica anatomo-patologica può scaturire solo da una 
quotidiana esperienza ottenibile con l’identificazione di specialisti in Centri di Riferimento, 

con più alto volume di pratica 

Discrepanze maggiori tra laboratori locali e laboratori di riferimento si verifica 
nel 5-30% di casi di pazienti pediatrici con patologia oncologica

REVISIONE DIAGNOSTICA CENTRALIZZATA



La sempre crescente complessità delle procedure diagnostiche rende 
difficile la gestione di questa fase in singoli laboratori locali, al fine di 

garantirne le sempre più sofisticate metodologie e le specifiche 
competenze

Conditio sine qua non per la inclusione dei pazienti nella grande 
maggioranza dei protocolli diagnostico terapeutici in uso e la 

proporzione di pazienti pediatrici registrata in studi clinici controllati 
raggiunge l’80% 

REVISIONE DIAGNOSTICA CENTRALIZZATA

“Children are not little adults”



REVISIONE DIAGNOSTICA CENTRALIZZATA

-Sistema finalizzato a:

-ottimizzare la revisione diagnostica centralizzata attraverso un
sistema ad alta tecnologia

-monitorare la percentuale di discrepanze diagnostiche e del
conseguente rischio di trattamenti inappropriati

-ridurre la spesa sanitaria per cure inappropriate



REVISIONE DIAGNOSTICA CENTRALIZZATA

16 laboratori di riferimento49 Centri AIEOP

Contratto con corriere per la spedizione di campioni da 
laboratori locali a laboratori di riferimento

TELEPATOLOGIA E VIRTUAL MICROSCOPY
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1 SAR-GEN_ITA Studio multicentrico prospettico per l’analisi del profilo genomico di sarcomi di pazienti pediatrici

2 AIEOP-BFM ALL 2017 Studio cooperativo internazionale per il trattamento di bambini ed adolescenti affetti da LLA

3 Blinatumomab in Infant ALL Studio pilota Blinatumomab alla chemioterapia del protocollo Interfant-06 per LLA < 1 anno con riarrangiamento del gene MLL.

4 ICC APL STUDY 02 Treatment study for children and adolescents with Acute Promyelocytic Leukemia

5 Umbrella Umbrella Protocol SIOP Renal Tumour Study Group 2016

6 Emocromatosi Studio osservazionale retrospettivo multicentrico sulle emocromatosi identificate in età pediatrica

7 HR-NBL 2/SIOPEN Randomized, international and multicentric phase 3 study for patients with high-risk neuroblastoma

8 LHPL-2019 Studio multicentrico osservazionale retrospettivo prospettico sul linfoma di Hodgkin a prevalenza linfocitaria in età pediatrica.

9 PSICOVID2020 Osservatorio Psicologico Fasce Fragili COVID-19 Mappatura dell'impatto emotivo dell'epidemia COVID-19 nei bambini e adolescenti

10 FAAP-O Studio osservazionale retrospettivo prospettico sulla valutazione riabilitativa di pazienti pediatrici affetti da patologia oncologica

11 RTB-018 Protocollo diagnostico e terapeutico del retinoblastoma intraoculare

12 LBL 2018 LBL 2018 per il trattamento del linfoma linfoblastico nei bambini e negli adolescenti

13 SuBiTo Studio prospettico sulle Batteriemie febbrili nei pazienti Oncoematologici pediatrici

14 DBA Studio osservazionale retrospettivo-prospettico multicentrico in pazienti affetti da Anemia di Blackfan-Diamond

15 RICLa Studio osservazionale retrospettivo e prospettico multicentrico su soggetti affetti da Istiocitosi a Cellule di Langerhans (ICL)

Protocolli attivati/in fase di attivazione dal 2017: 37 

Protocolli Terapeutici

Centro Operativo “Daniele e Luciano Pederzani” 



AIEOP-82 Protocol AIEOP-87 Protocol

AIEOP-88 Protocol AIEOP-91 Protocol

AIEOP-95 Protocol

LEUCEMIA LINFOBLASTICA ACUTA

70,4% 78,6%

78,2% 79,1%

85,5%
AIEOP-BFM ALL 2000 Protocol

In attesa dei risultati del protocollo AIEOP BFM ALL 2017 

90%



Ferrari et al. Cancer Treatment Reviews 2007, Pediatric Blood and Cancer 2008

SURVIVAL CLINICAL TRIALS

Arruolamento di AYA in protocolli clinici internazionali: 5-34%

Adolescenti e giovani adulti con cancro (AYA)

L’incremento di sopravvivenza e l’arruolamento nei trials clinici nei pazienti AYA è 
inferiore rispetto a quello dei pazienti pediatrici o adulti



Progressivo 
aumento del 
rapporto O/A

1989-2006 0.10
2007-2012 0.28
2013-2017 0.37



CLINICAL TRIAL ENROLLMENT AND OUTCOME 

85.4%

67.5%

p<0.0001

Hough R et al. BMJ Open 2017 Wolfson et al. Cancer Epidemiol Biomarkers Prev 2018

lack of CT enrollment
(HR=2.6, p=0.04)

Studio americano, monocentrico retrospettivo

184 pz tra 1 e 39 anni con LLA

Arruolamento in studi clinici correlato ad una
riduzione del rischio di recidiva

Studio inglese, multicentrico retrospettivo 

500 pz (15-24 anni) LLA

50% inclusi nel trial UKALL2003

Sopravvivenza a 2 aa superiore del 17.9% nei pz 
arruolati nel trial
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Robison and Hudson, Nat Rev Cancer 2014 

Inamoto and Lee  Haematologica 2017



PAZIENTI LUNGOSOPRAVVIVENTI

à In aumento il numero di pazienti
lungosopravviventi dopo tumore
diagnosticato in età pediatrica (+3 %
ogni anno)

à “Valutando la sopravvivenza

globale e l’incidenza di patologia
tumorale nei bambini e giovani adulti
si prevede che 1 su 450 individui

giovani adulti sarà un
lungosopravvivente da tumore

insorto in età pediatrica

Meadows AT, JCO 2006

Attualmente in Europa: 300-500.000 
lungo-sopravviventi

Vassal et al, PBC 2014

Francisci et al, Int J Cancer 2017 

Attualmente in Italia: 44.000 lungo-
sopravviventi



Bhakta et al, Lancet 2017

L’incidenza di alcune 
complicanze (ad es. 
cardiovascolari) aumenta 
negli anni mentre altre 
rimangono stabili

IL BURDEN (CARICO) DELLE PROBLEMATICHE D’ORGANO NEI LUNGOSOPRAVVIVENTI 

È MOLTO MAGGIORE RISPETTO ALLA  POPOLAZIONE GENERALE



MORTALITA’ TARDIVA NEI LUNGOSOPRAVVIVENTI

Suh et al, Lancet Oncol 2020

Il rischio di mortalità tardiva nei 
bambini, adolescenti e giovani adulti 
che si ammalano di tumore è più 
elevato di quello della popolazione 
generale

n=5804 adolescenti e giovani adulti, 5804 bambini; diagnosi 1970-1999



RACCOMANDAZIONI PERSONALIZZATE SU FOLLOW UP

1538 passaporti 
consegnati

17 centri AIEOP
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21 Settembre 2017
Intesa, tra il Governo, le Regioni e le Province 

autonome di Trento e Bolzano
Istituzione della

RETE NAZIONALE TUMORI RARI- RNTR

Efficacia-efficienza-risposta ai bisogni- potenziare collaborazioni 
istituzionali- ottimizzare investimenti alta specializzazione- sostegno 

innovazione e ricerca.

"rete professionale unitaria" per offrire le migliori risorse tecnico-professionali e
diagnostico-terapeutiche valorizzando le competenze professionali già disponibili.

L’intesa Stato-Regioni del 21 settembre 2017 ha definito l’istituzione presso AGENAS 
del 
Coordinamento funzionale della Rete Nazionale dei Tumori Rari (RNTR).

Con D.M. del 1° febbraio 2018 è stato istituito presso l’Agenzia nazionale 
per i servizi sanitari regionali il coordinamento e il funzionamento della Rete Nazionale dei 
Tumori Rari- RNTR, 
con il compito di garantire il funzionamento della medesima rete.



RNTR - ORGANIZZAZIONE
Sono previste 3 reti professionali: 

✓1 rete per i tumori rari solidi dell’adulto
✓1 rete per l’oncoematologia dell’adulto (tutti tranne i linfomi)
✓1 rete per i tumori pediatrici (< 18 anni)

Prof. Paolo Casali
Fondazione IRCCS, 

INT

Dott. Marco Vignetti
Centro di Ematologia, La Sapienza, 

Università di Roma, Dip. Di 
Biotecnologie Cellulari ed 

Ematologia, AOU Policlinico 
Umberto I

Prof. Franca Fagioli
SC Oncoematologia Pediatrica, 

Presidio Infantile Regina Margherita 
AOU Città della Salute e della 

Scienza di Torino

28 GENNAIO 2020: Congresso «STATO DI AVANZAMENTO DELLA RETE TUMORI RARI E 
ADEGUAMENTO ALLE RACCOMANDAZIONI EU» 
con Intervento On. Roberto Speranza

7 MARZO 2022: Decreto del Ministro per rinnovo della composizione del Coordinamento.



RNTR - ORGANIZZAZIONE: CENTRI USER e PROVIDER

Centri USER:

•Centri che hanno ricevuto endorsment dal Ministero della Salute per candidatura ERN
•Centri che rispondono ai criteri definiti dal Coordinamento regionale salute
•Centri che trattano ≥75% dei casi diagnosticati nella Regione (dati SDO)

Centri PROVIDER:

•Centri con le migliori competenze professionali e che possono fornire teleconsultazioni di
miglior livello
•E’ prevista l’attuazione di audit periodici per la valutazione delle competenze 

Centro 

IRCCS Institute Giannina Gaslini - Genoa Oncoematologia Pediatrica

AOU Meyer - Florence Oncoematologia Pediatrica

Pediatric Hospital Bambino Gesù, Rome Oncoematologia Pediatrica/retinoblastoma

MBBM Foundation – pediatrics – S.Gerardo hospital, Monza Oncoematologia Pediatrica

AO Padua Oncoematologia Pediatrica

AOU Siena Oncoematologia Pediatrica/retinoblastoma

AO City of Health and Science - Turin Oncoematologia Pediatrica

AOU - Perugia Oncoematologia Pediatrica

Foundation IRCCS Polyclinic San Matteo, Pavia Oncoematologia Pediatrica

INT, Milano Oncoematologia Pediatrica

IRCCS Gemelli, Roma Oncoematologia Pediatrica

IRCCS Besta, Milano Oncoematologia Pediatrica



RETE NAZIONALE TUMORI RARI (RNTR)

• dare risposta ai bisogni del paziente, creando sul territorio accessi diffusi e
accreditati dalle regioni

• potenziare e strutturare le collaborazioni inter-istituzionali

• ottimizzare gli investimenti delle regioni in alta specializzazione ad esempio
attraverso la telemedicina, sia come messa a disposizione di competenze
specializzate ai centri che gestiscono i casi di tumori rari, sia come mezzo
per contenere la mobilità sanitaria (migrazione dei pazienti)

• aumentare la capacità di informare paziente e famiglia

• sostenere innovazione e ricerca

OBIETTIVI GENERALI



30 Settembre 2022: Riunione finale per revisione delle risposte ricevute dalle Regioni, 
implementazione dati mancanti ed individuazione dei centri user e provider della Rete. 

Marzo-Agosto 2022: Incontri periodici tavolo di lavoro Tumori Pediatrici per definizione 
dei criteri essenziali dei Centri di oncologia pediatrica ed invio del DataBase alle Regioni 
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The National Pediatric Hematology-Oncology Societies

29 NaPHOS

European Clinical Trial Groups



European Society for Paediatric Oncology (SIOP Europe or SIOPE)

Established in 1998 as the European branch of SIOP (International Society of
Paediatric Oncology)

In 2007 SIOPE became an independent organisation

The only pan-European organisation representing all professionals working in the
field of childhood cancers.

> 2000 members across 36 European countries



4-6 maggio 2022

SIOPE became involved in EU-funded
projects such as PanCareSurFup, ExPO-r-
Net and the European Partnership for
Action Against Cancer

http://www.pancaresurfup.eu/
http://www.expornet.eu/
http://www.epaac.eu/


Piano strategico 2021-2026

7 obiettivi migliorare la qualità di cure,  
ridurre le disparità di accesso alle cure e 

migliorare la qualità di vita dei guariti 



Topics: Bone and Soft Tissue Sarcoma
Centers: Italian Adult and Paediatric Centers

Italian Sarcoma Group Gruppo di Lavoro AIEOP
SARCOMI DELL’OSSO

Coordinatore: 
Sebastian D. Asaftei 

Componenti: 
Cristina Meazza

Anna Paioli
Giuseppe Maria Milano 

Marta Pierobon
Paolo D’Angelo

Angela Tamburini 

Consulenti scientifici:
Raimondo Piana
Silvia Cammelli

Antonina Parafioriti
Elisa Tirtei

SARCOMA dell’osso: reti nazionali ed internazionali



Country Name Organisation

1 Austria Leo Kager COSS (Austria)

2 Belgium Dhooge Catharina Belgian pediatric Hemato/oncology centres (BSPHO)

3 Czech Republic Ana Sediva Czech Working Group for Paediatric Oncology (CPHO)

4 Denmark Akmal Safwat Danish adult bone sarcomas DSG / SSG

5 Finland Heikki Minn HUS Helsinki University Hospital, New Children’s Hospital

6 France Nathalie Gaspar GROUPOS (SFCE, GSF-GETO, UNICANCER)

7 Germany Stefan Bielack Klinikum Stuttgart, Zentrum für Kinder-, Jugend- und Frauenmedizin, 
Paediatrics 5 (Hematology/Oncology/Immunology)

8 Ireland Michael Capra Department of Haematology/Oncology, Children's Health Ireland (CHI) 
at Crumlin, Dublin

9 Italy Franca Fagioli Department of Pediatrics, Regina Margherita Children's Hospital, 
University of Turin, Turin, Italy
AIEOP - ISG

10 Netherlands Hans Gelderblom EORTC/EOI

Princess Maxima Center/Dutch Childhood Oncology Group.

11 Norway Kjetil Boye Oslo University Hospital, Norwegian Sarcoma Group Norwegian 
Sarcoma Group

12 Poland Anna Raciborska Insitute of Mother and Child ,Polish Sarcoma Group

13 Portugal Nuno Abecasis Instituto Português de Oncologia de Lisboa Francisco Gentil

14 Spain Claudia Valverde Vall d’Hebron University Hospital Barcelona   GEIS chair, SEOM 
(Spanish society of Medical Oncology), EORTC

15 Sweden Fredrik Baecklund Stockholm, Karolinska Institutet ,paediatric solid tumour working group
Swedish society for oncology

16 Switzerland Thomas Kühne University CHieldren Hospital, Basel

17 UK Sandra Strauss UK NCRI (National Cancer Research Institute)





Trial clinico condiviso a livello europeo 
per la 1° linea e recidiva



Harmonization International 
Bone Consortium (HIBiSCus)

HIBiSCus Executive Committe

MOU Signatoires (MOU signed on 2021)

Name Group Country

Uta Dirksen CESS Germany

Franca Fagioli ISG Italy

Nathalie Gaspar co-chair GROUPOS France

Stefanie Hecker-Nolting co-chair COSS Germany

Katie Janeway chair COG USA

Sandra Strauss EEC UK

Claudia Valverde GEIS Spain

Olga Zaikov SSG Norway

Bernadette Brennan NCRI UK

Name Group Country

Matias de Albert GEIS Spain

Daniel Baumhoer COSS Switzerland

Stefan Bielack COSS Germany

Line Claude GROUPOS France

Craig Gerrand NCRI United Kingdom

Mark Krailo COG USA

Marie-Cecile Le Deley GROUPOS France

Raimondo Piana ISG Italy

Elyssa Rubin COG USA

Maud Toulmonde GROUPOS France

Sam Volchenboum PCDC USA

Others



Data Contributor Agreement
Data contributor is solely responsible for obtaining all necessary consents and 
otherwise complying with all Applicable Laws and other restrictions: 
● to transmit any Contributed Data to the UChicago
● to permit UChicago to store such Contributed Data as part of the Platform 
● to provide Authorized Users access to such Contributed Data
● to permit UChicago to perform its obligations pursuant to this Agreement

Stesura studio di raccolta dati italiano ISG-AIEOP

In attesa che Università di Chicago definisca dettagli su 
eCRF, modalità trasferimento dati, gestione dati….

CRF Harmonization



UN MODELLO ECCELLENTE DI COLLABORAZIONE



Determina AIFA n. 809/2015 

del 19 giugno 2015

“Determina inerente i requisiti minimi necessari per le strutture sanitarie che eseguono sperimentazioni 
di fase I di cui all’articolo 11 del decreto del Presidente della Repubblica 21 settembre 2001, n. 439 e di 

cui all’articolo 31, comma 3, del decreto legislativo 6 novembre 2007,   n. 200”

G.U. n. 158 del 10 luglio 2015

Art. 3 entrata in vigore della Determina 809/2015 in data 11 luglio 2016



CENTRI AIEOP ACCREDITATI
STUDI CLINICI  Fase I



NUOVE SFIDE

- Ricerca di nuovi target genomici specifici

- Identificazione sindromi predisponenti il cancro

- Nuove tecnologie per cura e assistenza

- Reintegro sociale dei guariti



Necessità di ricercare target genomici specifici dei tumori pediatrici

Necessità di iniziare più trials clinici pediatrici



Tirtei et al., Cells 2021;  Tirtei et al., PBC 2019 

In USA ed Europa sono stati avviati diversi
studi di profilazione genomica pediatrici

per la maggior parte dei pazienti arruolati
(range 21% - 68%) è stato possibile
identificare almeno un'alterazione
genomica target

MA solo per una minima parte di essi
(range 5-19%)  è stato possibile
effettivamente utilizzare un farmaco ad-hoc

5 -19%21 - 68%

Trials di 
profilazione 
genomica 
pediatrica 
USA - EU

La Genomica nel percorso terapeutico in onco-ematologia 
pediatrica: stato dell’arte e sfide attuali

E’ necessario avere la disponibilità dei nuovi farmaci target in ambito pediatrico



Gli studi clinici con trattamenti a bersaglio molecolare ci permettono di verificare l’ipotesi che i 
farmaci target possano essere sempre più efficaci e meno tossici rispetto agli approcci 
citotossici tradizionali 

In Italia si sta assistendo ad un lento avvio di trials clinici basket agnostici (profit e no profit) 
con utilizzo di farmaci target per pazienti pediatrici indipendentemente dall’istotipo tumorale.

La Genomica nel percorso terapeutico in onco-ematologia 
pediatrica: stato dell’arte e sfide attuali

E’ necessario avere la disponibilità dei nuovi farmaci target in ambito pediatrico

Late effects



~ 8-10% dei pazienti pediatrici con tumori solidi e ~ 4% con tumori 
ematologici ha una mutazione genetica identificabile

Epidemiologia

4.4%

Zhang et al. N Eng J M 2015

Condizioni genetiche predisponenti 



~ 25% dei pazienti oncologici pediatrici è meritevole di valutazione
genetica

Soggetto a rischio di 
sviluppare altre forme 
tumorali/associazione ad altre 
anomalie

PROGRAMMA 
SPECIFICO DI 

SORVEGLIANZA

Estensione analisi genetica 
ai familiari

Decisioni terapeutiche
FARMACI 

TARGET/RIDUZIONE 
EFFETTI TOSSICI

PRESA IN CARICO 
DEI FAMILIARI A 

RISCHIO
Valutazione rischio per le 
generazioni future COUNSELING

GENETICO



IMPIEGO DELLE NUOVE 
TECNOLOGIE 

Ogni specialità medica e chirurgica ha individuato i  campi in cui potrebbe ridurre 
l’attività in assistenza diretta, integrandola con prestazioni in telemedicina.

TELEVISITA-TELECONSULTO-TELESALUTE-TELECOOPERAZIONE-TELERIABILITAZIONE

TELERADIOLOGIA





Le persone guarite da un tumore possono trovare difficoltà nell’accesso ad alcuni servizi, come la 
richiesta di mutui e prestiti, la stipulazione di assicurazioni e l’adozione di figli. 

Cinque Paesi europei (Francia, Lussemburgo, Olanda, Belgio e Portogallo) hanno già emanato la 
legge per il Diritto all’Oblio oncologico, per garantire a queste persone il diritto a non dichiarare 
informazioni sulla propria malattia.

REINTEGRO SOCIALE DEI GUARITI

DIRITTO ALL’OBLIO



Fondazione AIOM ha lanciato una campagna per richiedere all’Italia di adeguarsi garantendo il 
rispetto dei diritti degli ex-pazienti.

L'oncologia pediatrica italiana (AIEOP) affianca l'oncologia medica in un percorso comune per 
promuovere una legge che tuteli le persone che hanno avuto una neoplasia.



NUOVE SFIDE


