
 
Telephone conference  

08/06/2023 
Ore 15.30-17.00 

Report preparato da Federico Mercolini 
 

Partecipanti: Loredana Amoroso (LA), Luca Bergamaschi (LB), Michela Casanova (MC), Daniela di 
Carlo (DdC), Virginia Livellara (VLi), Federico Mercolini (FM), Enrico Opocher (EO), Alberto Romano 
(ARo), Antonio Ruggiero (AR), Giovanna Sironi (GS), Maria Giuseppina Cefalo (MGC), Veronica Leoni 
(VL), Luca Lo Nigro (LLN),  
 
Assenti: Nicoletta Bertorello (NB), Carmelo Rizzari (CR), Silvia Sorbara (SS) 
 

1) Minutes TC maggio 23 
si richiede ai membri del GDL di approvare entro pochi giorni i minutes del precedente 
incontro 

 
2) Studi Lutathera, Olaparib, Palbociclib 

si richiede che tali studi vengano presentati dai colleghi dell’OPBG in occasione di uno dei 
prossimi incontri del GDL 
 

3) Proposta studio “Off Label” 
In fase di completamento la preparazione della documentazione da presentare al CD AIEOP 

 
4) Tabella studi nuovi farmaci leucemie/linfomi 

VL presenta la lista degli studi attivi presso i centri italiani, in attesa di ricevere notizie dai 
centri di Roma OPBG e di Torino riguardo eventuali altri studi attivi presso questi centri. VL 
specifica che nella tabella non sono stati inseriti studi in start-up 

• Carfilzomib, studio di fase Ib/II utilizzo Carfilzomib in combinazione con 
desametasone, mitoxantrone, PEG-asparaginasi e vincristina in bambini con leucemia 
linfoblastica acuta recidivante o refrattaria, coordinatore Monza, sponsor AMGEN 

• Nivolumab-Brentuximab, studio di fase II per Linfomi Hodgkin. Arruolamento 
concluso per cui lo studio viene rimosso dalla tabella 

• Inotuzumab-Ozogamicin, studio di fase I su Inotuzumab Ozogamicin come agente 
singolo e in combinazione con chemioterapia per la leucemia linfoblastica acuta 
recidivante/refrattaria CD22 positiva pediatrica e linfomi non Hodgkin, coordinatore 
Monza, Sponsor Erasmus Medical Center 

• Bosutinib, studio di fase I/II su bosutinib in pazienti pediatrici con leucemia mieloide 
cronica resistenti o intolleranti ad almeno una precedente terapia con inibitori della 
tirosin-chinasi, coordinatore Monza, sponsor Erasmus Medical Center 



• Isatuximab, studio in aperto, a braccio singolo per valutare l'attività antitumorale, la 
sicurezza e la farmacocinetica di isatuximab utilizzato in combinazione con 
chemioterapia in pazienti pediatrici di età compresa tra 28 giorni e 18 anni con 
leucemia linfoblastica acuta B o T recidivata/refrattaria o leucemia mieloide acuta in 
prima o seconda ricaduta. Arruolamento concluso per cui lo studio viene rimosso 
dalla tabella  

• Quizartinib, studio di fase 1/2, multicentrico, con aumento della dose per valutare la 
sicurezza, Farmacocinetica, farmacodinamica ed efficacia di Quizartinib, 
somministrato in combinazione con la chemioterapia di re-induzione e come a terapia 
di mantenimento con agente singolo, nella LMA pediatrica recidivante/refrattaria, in 
soggetti di età compresa tra 1 mese e <18 anni (e giovani adulti fino a 21 anni) con 
mutazioni FLT3-ITD, coordinatore Monza, sponsor Daiichi Sankyo 

• Gilteritinib, studio di fase 1/2, multicentrico, in aperto, a braccio singolo, aumento 
della dose ed espansione di Gilteritinib (ASP2215) in combinazione con la 
chemioterapia in bambini, adolescenti e giovani adulti con tirosina chinasi 3 simile a 
FMS (FLT3)/duplicazione tandem interna (ITD) positiva recidivante o Leucemia 
mieloide acuta refrattaria, coordinatore Monza, sponsor Astellas 

• Ponatinib, studio di fase 1/2 in aperto a braccio singolo su ponatinib (INCB84344) in 
monoterapia in partecipanti pediatrici con leucemie o tumori solidi ricorrenti o 
refrattari, coordinatore OPBG Roma, Sponsor Incyte 

• Ponatinib, studio di fase 1/2, a braccio singolo, in aperto per valutare la sicurezza e 
l'efficacia di ponatinib con chemioterapia in pazienti pediatrici affetti da leucemia 
linfoblastica acuta (LLA) con cromosoma Philadelphia positivo (Ph+) che hanno avuto 
una recidiva o sono resistenti o intolleranti a una precedente terapia contenente un 
inibitore della tirosin-chinasi o che hanno il T315I, coordinatore Monza, sponsor 
Takeda 

• Asciminib, studio multicentrico in aperto per determinare la dose e la sicurezza di 
asciminib orale in pazienti pediatrici con leucemia mieloide cronica positiva per il 
cromosoma Philadelphia in fase cronica (LMC Ph+-CP), precedentemente trattati con 
uno o più inibitori della tirosin kinasi, coordinatore Gaslini, sponsor Novartis 

±ŜǊǊŁ ŎƘƛŜǎǘƻ ŀƛ ŎƻƭƭŜƎƘƛ ŘŜƭƭΩŜƳŀǘƻƭƻƎƛŀ ŘŜƭ Dŀǎƭƛƴƛ Řƛ ǇǊŜǎŜƴǘŀǊŜ ƭƻ ǎǘǳŘƛƻ ƛƴ 
ƻŎŎŀǎƛƻƴŜ Řƛ ǳƴ ǇǊƻǎǎƛƳƻ D5[.  

• Vyxeos (daunorubicina liposomiale), studio di fase Ib su Vyxeos (daunorubicina 
liposomiale e citarabina) in combinazione con clofarabina in bambini con LMA 
recidivante/refrattaria, coordinatore Monza, No Profit 

• Midostaurina, studio di fase II, in aperto, a braccio singolo per valutare la sicurezza, 
l'efficacia e la farmacocinetica di midostaurina due volte al giorno (PKC412) in 
combinazione con la chemioterapia standard e come agente singolo dopo la terapia 
di consolidamento in bambini con LMA con mutazione FLT3 non trattata, 
coordinatore OPBG, sponsor Novartis.  

• Epcoritamab, studio di fase 1b a braccio singolo, in aperto, su Epcoritamab in pazienti 
pediatrici con neoplasie a cellule B mature aggressive recidivanti/refrattarie, 
coordinatore Meyer, sponsor AbbVie 

• Inotuzumab, studio di fase 2, prospettico, randomizzato, in aperto per valutare la 
superiorità della monoterapia con Inotuzumab ozogamicin vs UK ALLR3 per il 
trattamento di induzione della leucemia linfoblastica acuta da precursori delle cellule 
B ad alto rischio nell'infanzia. Arruolabili 1 recidiva/ALL refrattaria alto rischio, 
coordinatore OPBG Roma, sponsor Pfizer 



• Relatlimab + Nivolumab, studio di fase I/II sulla sicurezza, farmacocinetica di 
tollerabilità ed efficacia preliminare di relatlimab più nivolumab in pazienti pediatrici 
e giovani adulti con linfoma di Hodking classico ricorrente o refrattario e linfoma non 
Hodgkin, coordinatore INT Milano, sponsor Bristol-Myers Squibb 
 

 
5) Protocollo TOTEM + Ribociclib (Novartis) 

Giovanna Sironi presenta questo protocollo di fase I/II che prevede l’utilizzo di 
Ribociclib (CDK4/6 inibitore) per os in aggiunta al TOTEM nei pazienti con tumori 
refrattari o recidivati (Neuroblastoma, medulloblastoma, rabdomiosarcoma, tumori 
rabdoidi SNC e non-SNC, HGG) di età compresa tra 12 mesi e 21 anni.  
Il protocollo consta in una fase I di dose funding, aperta a tutte le istologie elegibili 
(vedi sopra) ed una fase II, in cui potranno essere arruolati solo pazienti affetti da NBL, 
in cui ci sarà un random 2:1 (TOTEM + Ribociclib vs TOTEM) 
Tra gli obiettivi dello studio ci sono l’accettabilità, la palatabilità, la farmacocitenica e 
l’efficacia del Ribociclib.  
Tra i criteri di esclusione l’ipersensibilità nota ai farmaci in studio, una malattia 
cardiaca non controllata (NB es prolungamento Qtc), assenza di concomitanti 
farmaci/sostanze induttori del citocromo, vaccinazioni con virus vivi attenuati nei 4 
mesi precedenti.  
Nel braccio TOTEM + Ribociclib, dopo i primi 5 giorni di TOTEM, il paziente assumerà 
Ribociclib dal giorno 6 al giorno 21. Verranno eseguiti prelievi di faracocinetica nei 
giorni 6, 7 e 15 di ciascun ciclo. Previsti 12 cicli di trattamento, in seguito ai quali in 
caso di risposta sarà possibile proseguire con il solo Ribociclib fino a eventuale 
progressione di malattia.  
LA ritiene che possa essere uno studio interessante per i NBL.  

 
 
MC chiede a tutti i partecipanti del GDL di guardare la tabella degli studi nuovi farmaci 
leucemie/linfomi che verrà inviata nei prossimi giorni da VL, per verificare la presenza dei 
propri centri per gli studi attivi.  
 


