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Fin qui abbiamo

• Ruxolitinib è meglio che niente
• Ruxolitinib è meglio che qualsiasi altra terapia
• Ruxolitinib ha un’efficacia maggiore in stadi più precoci malattia
• Ruxolitinib è entrato nella terapia ormai consolidata del paziente ad 

alto rischio e si inserisce ormai sempre più  frequentemente come 
terapia del paziente a rischio intermedio o basso e anche come 
preparazione al trapianto



Ma quale il limite nella vita reale

• Il problema dell’anemia
• Il problema della leucocitosi 
• Il problema della piastrinopenia
• L’efficacia nelle mielofibrosi non splenomegaliche



Studio Romei

• Real-World Management of Myelofibrosis with Ruxolitinib: Initial
Analysis of an Italian Observational Study (ROMEI)

• Massimo Breccia1, Paola Guglielmelli2, Alessandra Malato3, 
Francesco Mendicino4, Giuseppe Palumbo5, Carmine Selleri6, Daniela 
Cilloni7, Patrizio Mazza8, Sergio Siragusa9 Elisabetta 
Abruzzese10,Robin Foa11, Monica Crugnola12, Domenico Pastore13, 
Serena Rupoli14, Umberto Vitolo15, Mara Morelli16, Francesca 
Palandri17 and Francesco Passamonti18.



RoMEI

• ROMEI (CINC424AIT04 Ruxolitinib Observational study in 
Myelofibrosis treated patiEnts in Italy) is a prospective observational 
study that aims to bridge the knowledge gap between the clinical 
experience of registration trials and routine patient management by 
following roughly 200 myelofibrosis (MF) patients (pts) treated with 
ruxolitinib in everyday clinical practice. Enrollment began in April 
2017 and ended in May 2018.



ROMEI

• The primary endpoint is to evaluate changes in symptoms and quality 
of life during treatment with ruxolitinib through the 
Myeloproliferative Neoplasm 10 (MPN-10) disease-specific 
questionnaire and EuroQoL-5D-5L (EQ-5D-5L) general health 
questionnaire. Secondary endpoints: spleen length (change from 
baseline in palpable spleen length from left costal margin), effects on 
bone marrow fibrosis, changes in patient-reported outcome 
(Myelofibrosis 7-Items Symptom Scale), overall survival (OS), 
adherence to treatment, safety and tolerability, and changes in work 
and productivity impairment. This first interim analysis evaluated only 
the primary endpoint, spleen length, OS and safety of the first pts 
with at least 24 weeks of exposure to ruxolitinib. 



Risultati

• Mean spleen length decreased from 9.78 ± 5.65 cm (range 0 - 24) at 
baseline to 4.97 ± 5.91 cm (range 0 - 24) at Visit 5, corresponding to a 
mean absolute change of -5.82 cm (95% CI: -7.23; -4.41 cm) and a 
percentage change of -58.56% (95% CI: -69.55; -47.57%). The 
proportion of patients with a > 50% reduction in palpable spleen 
length increased at each visit: 0.36 (95% CI: 0.24; 0.48) at Visit 2, 0.52 
(95% CI: 0.39; 0.65) at Visit 3, 0.62 (95% CI: 0.50; 0.75) at Visit 4 and 
0.64 (95% CI: 0.51; 0.77) at Visit 5. Best changes from baseline in 
spleen volume % in evaluable pts is show in Figure 1b. 



Riduzione della milza



ROMEI

• Preliminary data of the ROMEI study confirm the efficacy of 
ruxolitinib in everyday clinical practice in terms of symptom relief 
assessed through the MPN-10 and spleen response. The 
improvement from baseline observed in MPN 10 total score and the 
slight early improvement in EQ-5D-5L score at Week 24 may be 
partially related to the shorter median time from diagnosis to start of 
treatment (only 4 months) compared to that of pivotal or phase IIIb
clinical trials.



Che cosa manca per la vita reale?

• Paziente di 70 anni con una storia di mielofibrosi primaria da 7 anni 
con milza all’ombelicale trasversa ed epatomegalia con varici esofagee 
saltuariamente sanguinanti, piastrinopenia (<60x10^3/uL), 
leucopenia e blasti circolanti 5%

• Trasfusioni o EPO in alternativa
• Ruxolitinib?



Che cosa manca per la vita reale?

• Paziente di 66 anni con alle spalle una storia di malattia di 5 anni con 
splenomegalia all’ombelicale trasversa, PLT 700x10^3/uL, WBC 
25x10^3/uL, Hb 10.2.

• WBC in crescita
• Oncocarbide
• Ruxolitinib?



Cosa manca per la vita reale?

• Paziente di 73 anni testimone di Geova, Hb 6,7gr/dL, splenomegalia 
all’ombelicale trasversa, PLT 130x10^3/uL, WBC 3,2x10^3/uL

• Eritropoietina + bilancio del ferro
• Ruxolitinib?



Cosa manca per la vita reale?

• Quando è il timing corretto per le terapie di cui si dispone
• La miglior terapia va utilizzata all’inizio o alla fine?
• Fino a quando possiamo spingere con la terapia con Ruxolitinib?
• Quanto possono essere utili le combinazioni con oncocarbide o altro
• Eritropoietina e Ruxolitinib





Considerazioni

• Paziente con mielofibrosi già con una storia di malattia e terapia ha il 
41% di possibilità di sopravvivenza a 5 anni con Ruxolitinib e 
pressochè 0 chances senza farmaco

• Se somministriamo Ruxolitinib fin dalla prima diagnosi cosa succede?
• Il vero quesito ora è di sapere quanto è il tempo medio di perdita 

della risposta nei pazienti che hanno iniziato Ruxolitinib alla prima 
diagnosi
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