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Un ragazzo con β-thalassemia major, la
forma più grave della malattia.
Fonte: Sankalp India Foundation

LA CURA MULTIDISCIPLINARE
ELEMENTI CHIAVE NELLA CURA DELLA
THALASSEMIA

Per una cura adeguata della thalassemia è

necessaria la cooperazione ed il lavoro di

squadra da parte di diverse professionalità

sanitarie. Per un monitoraggio sistematico

ed appropriato di diversi aspetti della sua

salute, in considerazione della malattia di

base, il paziente deve essere valutato da

alcuni specialisti, tra cui il cardiologo,

l’endocrinologo, l’epatologo ed altri.

Lo psicologo è spesso un valido membro di

questo gruppo poiché il paziente deve

affrontare diverse difficoltà per la malattia

e la sua cura nel corso della sua vita.

Idealmente, i membri di questo gruppo

multidisciplinare dovrebbero incontrarsi

spesso per discutere delle migliori pratiche

da adottare per la cura dei loro pazienti.

Uno degli elementi più importanti per il successo
nella cura della thalassemia è la cosiddetta
aderenza alla terapia da parte del paziente.
Nessuno schema trasfusionale o di chelazione
può essere efficace se il paziente non lo segue
scrupolosamente.

I progressi nella terapia acquisiti negli ultimi
decenni hanno trasformato la thalassemia in
una malattia cronica con una più lunga
aspettativa di vita per quei pazienti che ricevono
una cura adeguata.

Tuttavia, se non curata o curata in maniera non
ottimale, la thalassemia porterà a molte
complicanze, compresa la morte prematura in
giovane età. Cardiopatia, cirrosi epatica e
diabete sono solo alcuni esempi delle molte
complicanze gravi che possono sopraggiungere
nei pazienti non adeguatamente curati.
Il sostegno psicosociale per la famiglia del
paziente e contesto di vita è spesso
fondamentale per favorire un’ottima aderenza
alla cura.

Per ulteriori informazioni puoi visitare
www.thalassaemia.org.cy

La Beta (β-) thalassemia è una patologia ereditaria
del sangue caratterizzata da livelli ridotti di
emoglobina funzionale, una proteina che si trova
nei globuli rossi e che gli consente il trasporto
dell’ossigeno in tutto l’organismo. La Beta
thalassemia ha tre forme principali: minor,
intermedia e major, che indicano la gravità della
malattia.

Le persone con beta thalassemia minor, altrimenti
dette portatori di thalassemia o con tratto
thalassemico, solitamente non hanno alcun
sintomo e sono molto spesso del tutto
inconsapevoli della loro condizione di portatori.

I sintomi della beta thalassemia intermedia sono
estremamente variabili e loro gravità oscilla tra le
due forme estreme di major e minor. Le persone
con β-thalassemia major hanno la più grave
espressione della patologia. Necessitano spesso
di regolari trasfusioni di sangue, terapia
ferrochelante ed altre cure per l’intera durata della
vita.
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Un giovane paziente con
thalassemia che sta trasfondendo.

Fonte: Al-Mustafa Welfare Society

LA TRASFUSIONE DI SANGUE

L'elemento più importante nella cura della
β-thalassemia è la trasfusione di sangue.
Poiché l’organismo del paziente non è in
grado di produrre globuli rossi sani in
quantità sufficiente, il paziente deve
ricevere il sangue donato con regolarità da
individui sani.

La frequenza delle trasfusioni e la quantità
di sangue necessaria ogni volta, cioè lo
schema trasfusionale, viene stabilito dal
medico del centro di cura. Le trasfusioni
vengono praticate in ospedale o in altre
strutture sanitarie (cliniche, centri di cura)
sotto la supervisione di personale
specializzato ed adeguatamente
addestrato (infermieri e medici).

I pazienti che ricevono regolari trasfusioni
di sangue fin dai primi mesi e per tutta la
vita hanno una thalassemia trasfusione-
dipendente (TDT), mentre i pazienti che
ricevono solo occasionalmente le
trasfusioni e perlopiù in età avanzata
hanno una thalassemia non-trasfusione-
dipendente (NTDT). I pazienti trasfusione-
dipendenti (TDT) ricevono solitamente 2 o
più sacche di sangue ogni 2-5 settimane.
La frequenza delle trasfusioni per i non-
trasfusione dipendenti (NTDT) ha una
grande variabilità.

Il secondo pilastro essenziale della cura della
thalassemia è la terapia ferrochelante, che ha lo
scopo di rimuovere dall’organismo il ferro in
eccesso.

Come conseguenza alle trasfusioni di sangue, il
ferro che è contenuto nei globuli rossi si
accumula gradualmente nell’organismo. Più ferro
si accumula più diventa tossico per molti organi
vitali come il cuore, il fegato e le ghiandole
endocrine.

I pazienti con β-thalassemia major necessitano di
terapia ferrochelante dall’infanzia e per tutta la
vita, solitamente con frequenza giornaliera.

CHELAZIONE DEL FERRO

Attualmente vengono utilizzate tre diversi
farmaci per rimuovere il ferro, due dei quali
sono a somministrazione orale ed uno per
iniezione.

La Deferrioxamina è un chelante del ferro
solitamente somministrato per via
sottocutanea, cioè tramite un ago minuscolo
inserito nell’addome del paziente grazie al
quale il farmaco contenuto in una siringa
fissata ad una pompa o ad un palloncino, viene
infuso nell’arco di diverse ore al giorno. Il
Deferiprone e il Deferasirox sono entrambi
farmaci ferrochelanti somministrati per via
orale. 

Ciascuno di questi tre farmaci può essere
utilizzato sia in somministrazione unica che in
combinazione con gli altri due.

La scelta dei chelanti, il dosaggio e la frequenza
della somministrazione viene stabilita dal
medico del centro di cura a seconda di diversi
fattori, specifici per ogni paziente, come la
frequenza trasfusionale, l’accumulo di ferro
nell’organismo, lo stile di vita così come la
disponibilità ed il costo di ciascun farmaco
chelante nel paese in cui vive il paziente.

CONSIDERAZIONI RAPIDE SULLA CURA DELLA
THALASSEMIA

Fonte: Global Thalassaemia Review,
TIF publication (2021)

LA CARENZA DEL SANGUE È VISSUTA DA OLTRE
IL 75% DEI PAZIENTI CON THALASSEMIA NEI
PAESI A BASSO E MEDIO REDDITO (PBMR).

MENO DEL 5% DEI PAZIENTI CON Β-
THALASSAEMIA IN TUTTO IL MONDO HANNO
ACCESSO ALLE CURE MULTIDISCIPLINARI E A

CENTRI DI RIFERIMENTO.

È STATO ACCERTATO CHE UN APPROPRIATO
CONTROLLO DEL SOVRACCARICO DI FERRO È

NON OTTIMALE IN PIÙ DELL’80% DEI PAZIENTI
CHE VIVONO NEI PAESI A BASSO E MEDIO

REDDITO (PBMR).


