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Cosa  definisce  la  qualità  di  vita

Soddisfazione  à senso  
di  benessere

Stato  di  salute  à
paragonato  agli  altri

Sociale  à famiglia/amici

Fisica  à attività  quotidiane
Emotivo  à stabilità,  controllo

Intellettuale  à capacità  di  

prendere  decisioni

COMPONENTE
FUNZIONALE

COMPONENTE  
PERCETTIVA



Ø Benessere  fisico:  mobilità,  capacità  di  eseguire  alcune  attività        
fisiche

Ø Benessere  psicologico:  stato  cognitivo,  ansia,  depressione

Ø Benessere  sociale:  capacità  di  interazione  sociale,      
comunicatività

Ø Benessere  di  ruolo:  capacità  lavorativa  e  produttiva,  
capacità  di  eseguire  le  normali  attività  domestiche

Ø Stato  di  salute  generale  

.  

DEFINIZIONE  GENERALE

Dimensioni  legate  alla  salute  (HRQoL)



DEFINIZIONE  GENERALE

Ø Personali-individuali  (ad  es.  desideri,  obiettivi,  
valori,  convinzioni,  personalità)  

Ø Personali  sociali  (ad  es.  famiglia,  amici,  reddito)

Ø Ambiente  naturale  (ad  es.  inquinamento,  clima,  
aria,  acqua)

Ø Ambiente  sociale  (cultura,  scuola  ed  istruzione,  
servizi)  

Dimensioni  non  HRQoL



Qualità  della  vita  correlata  alla  
Salute:  definizione

Il  termine  qualità  della  vita  correlata  alla  salute  si  riferisce  
genericamente  al  benessere (emotivo,  sociale  e  fisico)  di  un  
individuo  ed  alla  sua  capacità di  adempiere  ai  compiti  della  
vita  quotidiana  in  maniera  soddisfacente.

Definizione  di  Salute  dell’OMS  (1948):  
La  salute  è  lo  stato  di  completo  benessere  fisico,  
psicologico  e  sociale  e  non  solamente  l’assenza  di  

malattia    



Se  la  qualità  di  vita  riflette  il  modo  in  cui  le  

persone  percepiscono  il  proprio  stato  di  

salute  e  altre  condizioni  della  vita  in  

generale,  l’aspetto  interessante  di  questa  

definizione  è  la  centralità  della  persona  

e  la  sua  soggettività

Qualità  della  vita  correlata  alla  
Salute:  definizione



Individui  in  buona  salute

Dimensioni  della  qualità  della  vita  
non  correlate  alla  salute  

Dimensioni  della  qualità  della
vita  correlate  alla  salute

Individui con  malattia  cronica

Dimensioni  della  qualità  della  vita  
non  correlate  alla  salute  

Dimensioni  della  qualità  della
vita  correlate  alla  salute



In  che  modo  la  diagnosi  di  M.  di  Waldenstrom  può  
incidere  sulla  qualità  di  vita?

Malattia  
cronica

Si  può  
curare  ma  
non  guarire

«Watch  &  
wait»

Sintomi  
legati  alla  
malattia

Effetti  
collaterali  
legati  alle  
terapie

Terapie  
croniche

Comorbidità



Pubblicazioni  che  includono  la  stima  della  QuoL  in  
oncologia  (1995  – 2014)



Continuo  aumento  della  sopravvivenza

q Precocità  della  diagnosi

q Efficacia  delle  terapie

q Migliori  terapie  di  
supporto



Common  Terminology  Criteria  for  Adverse  Events  
(CTCAE)

Lo  strumento  più  utilizzato  per  quantificare  gli  eventi  avversi  riferiti  dai  pazienti
Oltre  800  definizioni  per  diverse  tossicità



In  che  misura  i  CTCAE  sono  in  grado  di  valutare  la  
tolleranza  del  paziente  al  trattamento?

..  non  permettono  una  stima  della  
qualità  di  vita  del  paziente

Informazioni  da  esami  di  laboratorio Osservazione  diretta  del  medico,  
giudizio  clinico

§ Citopenie
§ Tossicità  renale,  
epatica

§ Alterazioni  ECG

§ rash
§ dolore
§ febbre
§ fatigue

Di  Maio  M  et  al.  Nat  Rev  Clin  Oncol  13:  319-325,  2016;;  
Fromme  E,  et  al,  J  Clin  Oncol  22:3485-90,  2004;;
Dueck  AC  et  al,  JAMA  Oncol.  1:1051-9,  2015



Valutazione  medica  delle  tossicità

Esami  di  laboratorio Giudizio  medico

Neutropenia
Dolore



Tossicità  correlate  al  trattamento  
sottostimate  dal  medico

Di  Maio  et  al,  Nat  Rev  Clin  Oncol.  2016



Tossicità  correlate  al  trattamento  
sottostimate  dal  medico

Di  Maio  et  al,  Nat  Rev  Clin  Oncol.  2016



Come  cambia  il  modo  di  documentare  gli  effetti  della  
terapia:  Patient-Reported  Outcome  (PRO)-CTCAE

2008:  NCI  comincia  a  sviluppare  una  versione  “PRO”  dei  
CTCAE:  è  il  paziente  e  la  sua  personale  percezione  dei  

sintomi  ad  essere  al  centro

Dueck AC,  JAMA  Oncol 2015



Quanto  incide  la  QuoL  riportata  dal  paziente  nella  
approvazione  di  un  farmaco?

Endpoints:

Primario:  percentuale  di  pazienti  indipendenti  da  trasfusioni

Secondari:  tempo  al  raggiungimento  e  durata  di  indipendenza  da  
trasfusioni,  tollerabilità  e  QuoL

Santini  V,  JCO,  2016



Profilo  di  tossicità:  lenalidomide  vs  placebo

Santini  V,  JCO  2016



…  Ma  nessuna  differenza nella  QuoL  fra  i  due  trattamenti  
(trend  in  miglioramento  in  braccio  Lenalidomide)

Santini  V,  JCO  2016



L’esempio  della  leucemia  mieloide  cronica  (LMC)

Marin  D,  JCO  2010

• Patologia  cronica

• 3  farmaci  disponibili  in  prima  linea;;  5  in  seconda/successiva  linea

• i  pazienti  affetti  da  LMC  hanno  ormai  una  prospettiva  di  vita  simile  a  quella  
della  popolazione  generale

• trattamento  di  scelta  con  farmaci  per  bocca  (inibitori  tirosinkinasici)

L’ADERENZA  AL  TRATTAMENTO  E’  FONDAMENTALE  PER  
L’OTTENIMENTO  DELLA  RISPOSTA

Probabilità  di  ottenere  risposta  
molecolare  94%  vs  14%  risp.  
Nei  pazienti  con  aderenza  alla  

terapia  <  vs  >  90%

Per  molti  pazienti  il  trattamento  è  a  vita

Santoleri et  al.      PLOS  one    2013Time  (days)
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Imatinib:  aderenza  alla  terapia



L’esempio  della  leucemia  mieloide  cronica  (LMC)

• Quando  bisogna  considerare  di  cambiare  terapia?

• Come  valutare  la  tolleranza  (considerando  il  numero  di  farmaci  a  disposizione)?

• Come  migliorare  l’aderenza  al  trattamento?

• Quanto  sono  realistiche  le  valutazioni  di  tossicità  riportate  dal    
medico?

Aderenza

QuoL

Efficacia  del  
trattamento



La  QuoL  riportata  dal  paziente  si  associa  all’aderenza  
alla  terapia

Unnikrishnan R,  Clin Lymphoma Myeloma Leuk,  2016



La  qualità  di  vita  come  fattore  prognostico  e  predittivo

E’ oggettivo E’  soggettivo

Performance  fisica

Copatologie

Fattori  prognostici

tossicità
Infiltrazione  midollare

Linfonodi
Fatigue

Età

Emoglobina

Piastrineneutrofili



La  qualità  di  vita  come  fattore  prognostico  e  predittivo:  
l’esempio  della  mielodisplasia

Efficace  F,  Lancet  Oncol,  2015



La  qualità  di  vita  come  fattore  prognostico  e  predittivo:  
l’esempio  della  mielodisplasia

IPSS  

(1997)

• %  blasti

• cariotipo

• citopenia

WPSS

(2007)

•Tipo  MDS

•cariotipo

• anemia

• fibrosi  
midollare

IPSS  - Revised  
(2012)

• %  blasti

• cariotipo

• emoglobina

• piastrine

• neutrofili

In  analisi  multivariata,  la  fatigue riportata  dal  paziente  (EORTC  QLQ-C30  fatigue  
score)  si  associava  in  maniera  indipendente  alla  sopravvivenza.

La  fatigue  è  risultata  un  fattore  prognostico  indipendente  in  tutti  e  3  gli  score

Efficace  F,  Lancet  Oncol,  2015



E  nella  Macroglobulinemia di  Waldenstrom?

Ø Patologia  rara  à
difficile  raccogliere  un  numero  significativo  di  pazienti

Ø Disomogeneità  dei  trattamenti  nei  vari  Centri

Ø Comportamento  clinico  estremamente  variabile

Ø Sintomi  diversi  da  paziente  a  paziente

SONO  NECESSARI  STUDI  SULLA  QUALITA’  
DI  VITA  DEI  PAZIENTI  SIA  IN  TRATTAMENTO  

CHE  IN  OSSERVAZIONE!



Qualità  della  vita  nei  pazienti  con  
Macroglobulinemia di  Waldenstrom

q Pazienti  affetti  da  M.  di  Waldenstrom (in  trattamento  e  follow up)  
ed  MGUS  IgM

q Centri  di  Riferimento  per  la  M.  di  Waldenstrom

q Stima  150  pazienti

q Osservazione  longitudinale  della  qualità  di  vita  dei  pazienti  
(asintomatici,  sintomatici,  in  trattamento)

Somministrazione  di  questionari  volti  a  misurare:
q Qualità  di  vita  correlata  alla  salute

q Valutazione  della  neurotossicità

q Percezione  dello  stato  di  ansia

q Funzione  cognitiva

q Abilità  nelle  attività  di  vita  quotidiana

Correlazione  con:
q Età

q Copatologie del  paziente

q Terapie  concomitanti

q Status  di  malattia



Conclusioni

La  stima  della  qualità  di  vita  riportata  dal  paziente  fornisce  
informazioni  UNICHE  e  non  caratterizzabili  da  valutazioni  

cliniche  o  esami  di  laboratorio

La  tossicità  soggettiva  può  essere  facilmente  sottostimata

Una  miglior  qualità  di  vita  facilita  l’aderenza  alla  terapia  

(e  la  possibilità  di  risposta  al  trattamento!)

La  decisione  clinica  su  un  trattamento  NON  può  prescindere  
dalla  stima  della  qualità  di  vita  del  paziente
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