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L’ Oncologia pediatrica rappresen-
ta senza dubbio una delle più 

grandi storie di successo della Medi-
cina moderna, ma allo stesso tempo 
costituisce anche uno specchio delle 
sue ingiustizie. I grandi passi avanti 
della ricerca scientifica degli ultimi 
anni hanno portato a una migliore co-
noscenza delle basi biologiche e gene-
tiche dei tumori pediatrici consenten-
do lo sviluppo di strategie terapeuti-
che di nuova generazione estrema-
mente efficaci e meno tossiche rispet-
to al passato. Tuttavia, due profonde 
fratture continuano ad attraversare 
l’Oncologia pediatrica contempora-
nea: la disuguaglianza globale nell’ac-
cesso alle cure e la “disuguaglianza te-
rapeutica” tra l’Oncologia degli adulti 
e quella dei bambini. 

 
 

LA DISUGUAGLIANZA GLOBALE  
ALL’ACCESSO ALLE CURE  

 
Dei circa 400.000 bambini e adole-

scenti che ogni anno ricevono una dia-
gnosi di tumore, più dell’80% vive in 
paesi a basso-medio reddito (Low- and 
Middle-Income Countries, LMICs). Nei 
paesi del mondo ad alto reddito (high-
income countries, HICs), la probabi-
lità di guarigione supera complessiva-
mente l’80%; al contrario, nel resto del 
mondo non raggiunge il 30%1. Questi 
numeri raccontano un’ingiustizia evi-
dente: il cancro infantile è una malat-

tia potenzialmente altamente curabile, 
ma in larga misura “non curata” a li-
vello globale.  

Le cause dirette di questo divario 
sono molteplici: scarsità di infrastrut-
ture diagnostiche adeguate nei 
LMICs che comporta mancata diagno-
si o diagnosi tardiva con presentazio-
ne di malattia avanzata/metastatica; 
assenza o difficoltà di accesso ai far-
maci antineoplastici essenziali; condi-
zioni debilitanti associate, tra cui la 
malnutrizione spesso rappresenta un 
fattore decisivo; scarsità di risorse sa-
nitarie (personale medico e infermie-
ristico, farmaci e tecnologie) che limi-
ta la qualità delle terapie di supporto; 
alto tasso di abbandono delle cure ed 
elevata incidenza di recidiva di malat-
tia a seguito di trattamenti oncologici 

a intensità ridotta. Come sottolineato 
dal Dr. Carlos Rodriguez Galindo, il 
direttore del dipartimento della Glo-
bal Pediatric Medicine del St. Jude 
Children Hospital (US), tra le più au-
torevoli istituzioni scientifiche mon-
diali che si occupano di Oncologia pe-
diatrica: “Una verità indiscutibile defi-
nisce l’Oncologia pediatrica odierna: il 
più importante fattore prognostico per 
un bambino ammalato di tumore è il 
suo paese di nascita”1.  

Consideriamo ad esempio la leuce-
mia linfoblastica acuta (LLA), il tumo-
re più frequente in età pediatrica, per 
chiarire ulteriormente questo divario. 
Grazie alle moderne strategie immu-
no-chemioterapiche la probabilità di 
sopravvivenza nella LLA in età pedia-
trica supera il 90%2. Tuttavia, solo una 
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Summary  
Paediatric oncology is one of the major success stories of modern medicine, yet it contin-
ues to reflect profound global and systemic inequities. While advances in biology, genet-
ics and immunotherapy have dramatically improved outcomes for children with cancer in 
high-income countries, most affected children worldwide still lack access to timely diagno-
sis and effective treatment. In parallel, despite the rapid expansion of innovative anti-
cancer therapies for adults, children face delayed and limited access to new drugs due to 
structural, regulatory and commercial barriers. These global and therapeutic disparities 
are deeply interconnected and contribute to unequal survival outcomes. Addressing them 
requires a coordinated global action, regulatory reform and shared ethical commitment to 
ensure that no child with cancer is left behind because of their country of origin or age.
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L’Oncologia pediatrica ha dimostrato che il cancro infantile può essere curato. Tuttavia, non tutti i bambini hanno le 
stesse possibilità di guarigione. Questo articolo esplora le due grandi disuguaglianze che attraversano oggi l’Onco-
logia pediatrica - quella globale nell’accesso alle cure e quella terapeutica nell’accesso all’innovazione - e invita a 
ripensare la cura come responsabilità collettiva, scientifica e politica.
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esigua parte dei bambini del mondo 
può beneficiare a tutti gli effetti di 
questo incredibile successo scientifi-
co. In molte regioni dell’Africa, dell’A-
sia e dell’America Latina questa stes-
sa diagnosi equivale ancora spesso a 
una condanna, con probabilità di gua-
rigione variabili ma largamente infe-
riori. Le ragioni strutturali di questo 
gap di sopravvivenza risiedono in pri-
mo luogo nell’iniqua distribuzione 
delle risorse. Si stima, infatti, che no-
nostante l’80% dei Disability-Adjusted 
Life Years (DALYs) persi a causa del 
cancro appartenga ai LMICs, questi 
Paesi abbiano a disposizione meno 
del 6% delle risorse dedicate1.  

Nonostante questi ostacoli, diverse 
esperienze di programmi di Oncolo-
gia pediatrica in LMICs, tra cui quella 
di AHOPCA in Centro America3 e di 
GFAOP  in Africa4, hanno chiaramen-
te dimostrato che il trattamento dei 
bambini affetti da tumore sia fattibile 
con buoni risultati anche in contesti 
con scarse risorse. Per rispondere a 
questa vera e propria emergenza di 
salute globale, l’OMS ha lanciato nel 
2018 la Global Initiative for Childhood 
Cancer, con l’obiettivo di raggiungere 
almeno il 60% di sopravvivenza globa-
le dei bambini e degli adolescenti af-
fetti da tumore entro il 20305. È un 
programma ambizioso che fa parte 
del piano d’azione globale delle Nazio-
ni Unite contro le non-communicable 
diseases, costituito da un grande 
network di istituzioni accademiche, 
società scientifiche, ONG e gruppi di 
advocacy che mira a offrire cure gra-
tuite di qualità ai bambini affetti da tu-
more e a rendere prioritario il cancro 
infantile nelle strategie di politica sa-
nitaria a livello nazionale, regionale e 
globale. 

 
 

LA DISUGUAGLIANZA TERAPEUTICA 
 
Nel panorama oncologico contem-

poraneo, l’età fa la differenza nella di-
sponibilità di farmaci a cui si può ave-
re accesso, in particolare quando si 
tratta di farmaci innovativi. Negli ulti-
mi vent’anni sono stati approvati centi-
naia di nuovi agenti antitumorali per 
gli adulti, ma solo un numero molto li-

mitato ha ricevuto anche un’indicazio-
ne pediatrica6. Questo squilibrio non 
riflette un minor bisogno clinico, ben-
sì un sistema di sviluppo farmaceutico 
che tende a svantaggiare struttural-
mente l’ambito pediatrico. L’Oncolo-
gia pediatrica è contraddistinta da di-
verse peculiarità rispetto a quella de-
gli adulti, sia in termini di tumori più 
frequenti che di specifiche differenze, 
ad esempio dal punto di vista geneti-
co, tra lo stesso tumore diagnosticato 
in età pediatrica o adulta. Inoltre, ri-
spetto agli adulti i tumori sono relati-
vamente rari in età pediatrica e la ten-
denza demografica nei paesi occiden-
tali è in continua riduzione; in Italia la 
popolazione tra i 0-14 anni costituisce 
appena il 12,2% (ISTAT 2025). Se nel 
2025 negli Stati Uniti sono state stima-
te circa 2 milioni di nuove diagnosi di 
tumore, meno dell’1% hanno riguarda-
to i bambini e gli adolescenti (Ameri-
can Cancer Society. Cancer Facts & Fi-
gures 2025). È piuttosto intuitivo quin-
di che le principali cause della disu-
guaglianza nello sviluppo di farmaci 
oncologici innovativi in età pediatrica 
sono di carattere commerciale e rego-
latorio in un contesto in cui la man-
canza di un incentivo economico indu-
ce le grandi case farmaceutiche a non 
prioritizzare lo sviluppo farmacologico 
oncologico in età pediatrica. Il risulta-
to è stato un ritardo “cronico” nell’in-
troduzione di terapie innovative, in 
particolare di trattamenti a bersaglio 
molecolare e immunoterapie, per i 
bambini affetti da tumore rispetto ai 
pazienti adulti. Le normative europee 
e statunitensi hanno previsto per anni 
ampie possibili esenzioni dagli studi 
pediatrici, anche per farmaci poten-
zialmente rilevanti. Solo più recente-
mente, sono stati fatti importanti passi 
in avanti dal punto di vista regolatorio.  

La spinta rivoluzionaria della medi-
cina personalizzata in Oncologia ha 
portato all’approvazione in US nel 
2017 del RACE for Children Act con 
l’obiettivo di favorire lo sviluppo di te-
rapie per i tumori pediatrici6. Questa 
legge introduce un principio fonda-
mentale: la domanda di autorizzazione 
per un farmaco destinato al trattamen-
to di un tumore dell’adulto e diretto 
contro un bersaglio molecolare rite-

nuto rilevante per un tumore pediatri-
co, deve includere uno studio condot-
to nella popolazione pediatrica6. An-
che l’agenzia europea per i medicinali 
(EMA) ha introdotto una regolamen-
tazione in questa direzione, esigendo 
che per la richiesta di una autorizza-
zione di un farmaco in età adulta sia 
presentato anche un Pediatric Investi-
gation Plan (PIP) al termine degli stu-
di di fase I in età adulta. Come incenti-
vo, gli sponsor che producono dati pe-
diatrici conformi al PIP prima della 
scadenza del periodo di esclusività del 
farmaco ottengono un’estensione di 
sei mesi del brevetto del farmaco. 
Questa regolamentazione aggiornata, 
insieme a iniziative di coordinamento 
scientifico come ACCELERATE7 e al-
la creazione di reti accademiche come 
ITCC (Innovative Therapies for Chil-
dren with Cancer) 8 hanno contribuito 
al tentativo di invertire la rotta di que-
sta disuguaglianza, promuovendo svi-
luppi farmacologici paralleli adulti-
bambini e piattaforme di trial multi-
centrici europei e internazionali. Tut-
tavia, la strada è ancora lunga: i bam-
bini continuano ad avere un accesso 
più difficile e tardivo ai farmaci inno-
vativi rispetto agli adulti. Prendiamo 
nuovamente l’esempio della LLA per 
il cui trattamento un farmaco immu-
noterapico, il blinatumomab, si è di-
mostrato estremamente efficace. Si 
tratta di un anticorpo monoclonale bi-
specifico, che consente ai linfociti T 
del paziente di riconoscere e distrug-
gere le cellule leucemiche e che rap-
presenta senza dubbio la terapia inno-
vativa di maggiore impatto nel campo 
della LLA-B negli ultimi anni. Il blina-
tumomab è stato approvato dalla Food 
and Drug Administration (FDA) nel 
2014 e da EMA nel 2015 in pazienti 
adulti con malattia recidivata, a cui è 
seguita la completa estensione dell’ap-
provazione in età pediatrica da parte 
di FDA nel 2017 e nel 2021 da parte di 
EMA per pazienti con prima recidiva 
ad alto rischio. A seguito di nuove ri-
levanti evidenze sulla sua efficacia an-
che in prima linea di trattamento9,10, 
blinatumomab è stato approvato da 
FDA nel Giugno 2024 per il trattamen-
to di tutti gli adulti e bambini con nuo-
va diagnosi di LLA e da EMA nel di-
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cembre 2024 solo in età adulta come 
parte del trattamento di prima linea. A 
oggi, questo importante farmaco che 
fa parte dello standard of care interna-
zionalmente riconosciuto del tratta-
mento della LLA in età pediatrica non 
ha ancora una formale approvazione 
in Europa se non per le forme di ma-
lattia recidivate ad alto rischio. Am-
pliando lo sguardo al di fuori del mon-
do occidentale, nonostante il blinatu-
momab sia stato inserito nell’ultima 
versione della lista dei farmaci anti-
neoplastici pediatrici ritenuti essenzia-
li stilata dalla OMS11, l’accesso al suo 
utilizzo è ancora molto marginale nei 
LMICs dove il suo impatto, con le do-
vute accortezze e la necessità di speri-
mentazioni rigorose, potrebbe rivelar-
si estremamente rilevante. 

 
 

RESTITUIRE SENSO ALLA PAROLA CURA 
 
Le due fratture descritte, globale e 

terapeutica, non sono compartimenti 
stagni, ma parti di un unico sistema di-
seguale. Dove mancano infrastrutture 
e risorse, mancano anche sperimenta-
zioni; dove faticano ad arrivare farma-
ci innovativi, la ricerca rischia di per-
dere slancio; dove la ricerca non avan-
za, i tassi di guarigione non migliora-
no. Affrontare queste disuguaglianze 
richiede una visione sistemica, che 
unisca solidarietà e visione internazio-
nale, innovazione scientifica e regola-
toria e un principio politico-sanitario 
chiaro: nessun paziente deve essere 
lasciato indietro perché troppo pove-
ro, troppo “giovane” o troppo “raro”.  

I bambini oncologici non sono “una 
nicchia” del mercato, sono la misura 
del nostro grado di civiltà scientifica. 
Lavorare per colmare queste disugua-

glianze significa allora, provare a re-
stituire senso alla parola “cura”, intesa 
non solo come terapia, ma come re-
sponsabilità collettiva. 
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MESSAGGI CHIAVE 
 
o Il cancro pediatrico è spesso curabile, 
ma non lo è per tutti allo stesso modo. 
o Il principale fattore prognostico per 
un bambino con tumore è ancora il pae-
se in cui nasce. 
o Oltre l’80% dei bambini con cancro 
vive in paesi a basso-medio reddito, do-
ve la sopravvivenza resta drammatica-
mente più bassa. 
o I bambini hanno un accesso più tar-
divo e limitato ai farmaci oncologici in-
novativi rispetto agli adulti. 
o Le disuguaglianze globali e terapeu-
tiche sono interconnesse e si rafforzano 
a vicenda. 
o Iniziative globali e riforme regolatorie 
stanno cambiando il sistema, ma i pro-
gressi sono ancora insufficienti. 
o I bambini oncologici non sono una 
“nicchia”: sono un indicatore del livello 
di equità e civiltà della medicina. 
o Restituire senso alla parola “cura” si-
gnifica non lasciare indietro nessun 
bambino, ovunque sia nato.

167-169 aria che tira.qxp_elisa  12/03/26  14:35  Pagina 169


