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Studio Osservazionale in pazienti 
con Mielofibrosi trattati con Ruxolitinib

( studio ROMEI)

Obiettivo primario:
Valutazione della risposta sui sintomi e sulla
qualità della vita nei pazienti trattati con 
ruxolitinib nel mondo reale. Utilizzando
questionari: MPN 10 total score; EQ-5D-5L 
score.

Obiettivo Secondario:
• Valutazione della risposta sulla

splenomegalia
• Valutazione della sopravvivenza
• Valutazione dell’ aderenza al trattamento
• Valutazione dell’impatto sulla produttività
• Registrazione dela tossicità
• Valutare la gestione del paziente con 

mielofibrosi trattato con ruxolitinib nelle
regioni italiane. 



Studio di fase 2 per valutare l’efficacia e la sicurezza 
di Ruxolitinib in pazienti con mielofibrosi ed anemia

( studio REALISE)

PMF, 
PPV-MF, 
PET-MF

1.Anemia 
Hb<10g/dl

2.PLT>50x109/L

3.Milza palpabile 
>5cm

4.Blasti  SP ≤ 10%

Ruxolitinib 10mg x2/die

12 settimane

Riduzione del 
50% della milza SI

PLT 100-200 x109/L 

16 settimane

PLT >200 x109/L 

Ruxolitinib 15 mg x2/die

Ruxolitinib 20 mg x2/die



Studio di fase 2 per valutare l’efficacia e la sicurezza 
di Ruxolitinib in pazienti con mielofibrosi ed anemia

( studio REALISE)



Studio di fase 2 per valutare l’efficacia e la sicurezza 
di Ruxolitinib in pazienti con mielofibrosi ed anemia

( studio REALISE)



Studio di fase 2, randomizzato,  per la ricerca del miglior 
dosaggio di Pacritinib in pazienti con mielofibrosi 

che hanno fallito il trattamento con ruxolitinib
( studio PAC203)

PMF, 
PPV-MF, 
PET-MF

1.DIPSS int-1, int-
2 e alto

2.Fallimento della 
terapia con 
ruxolitinib (fatta 
almeno per 6 
mesi)

3.Milza palpabile 
almeno 5 cm

4.PLT< 100x109/L

5.TSS10 >10

6.Blasti SP <10%

Screening: 28gg

Pacritinib 100mg una volta al giorno

Pacritinib 100mg x2 al giorno

Pacritinib 200mg x 2 al giorno

Randomizzazione Obiettivo Primario:
Definire la dose raccomandata per studi
successivi

Obiettivo Secondario:
• Valutazione della risposta ( riduzione della

splenomegalia e dei sintomi)
• Valutazione della tossicità



Studio di fase 2, randomizzato,  per la ricerca del miglior 
dosaggio di Pacritinib in pazienti con mielofibrosi 

che hanno fallito il trattamento con ruxolitinib
( studio PAC203)

Protocollo PERSIST-2 trial 

Raggiunto un solo obiettivo dei due definiti dallo studio:

• Risposta sulla riduzione della splenomegalia raggiunto

• L’ endpoint primario che prevedeva la riduzione ≥ 50% dei sintomi non è 
stato raggiunto.

Criteri di eleggibilità:

• PMF e sMF

• PLT≤100,000/µL, 
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PAC
400 mg al giorno

PAC
200 mg 2x/giorno

Obiettivo primario
(settimana 24)

% di pazienti che riducono la 
milza di almeno il ≥35%

e
% di pazienti che riducono I 
sintomi di almeno il ≥50%



PMF, 
PPV-MF, 
PET-MF

1.No steroidi 
>10mg/die

2.No ESA nei 4 
mesi pre

3.No androgeni 
nei 4 mesi pre

4.No tumori 
solidi > 5anni

5.Piastrine 
>25x106/ul

6.Blasti  SP ≤ 5%

Screening: 28gg

Coorte 1: solo anemia (Hb <9.5g/dL)
NO trasfusioni nei 84 gg pre-C1D1

Coorte 2: anemia
Trasfusione-dip.
2-4 Unità di GRC/28gg nei n84gg pre-C1D1, 
Almeno 1GRC nei 42gg pre-C1D1

Coorte 3: in terapia con ruxolitinib in terapia 
stabile ( per almeno 4 mesi)
3A: solo anemia (Hb <9.5g/dL)

NO trasfusioni nei 84 gg pre-C1D1

3B: anemia trasfusione-dip
2-4 Unità di GRC/28gg nei n84gg pre-C1D1, 
Almeno 1GRC nei 42gg pre-C1D1

Periodo di trattamento

Giorno 169 (6 mesi)
Valutazione della risposta

Beneficio clinico: SI

Beneficio clinico: NOX

Prima fase dal giorno 1° al 168° Fase di estensione: dal giorno 169° fino a 2 anni

Luspatercept: somministrazione sottocute ogni 21 giorni

Studio di fase 2 per valutare l’efficacia e la sicurezza 
di Luspatercept (ACE-536) in pazienti con mielofibrosi 

ed anemia e/o trasfusione-dipendenza



Studio di fase 2 per valutare l’efficacia e la sicurezza 
di Luspatercept (ACE-536) in pazienti con mielofibrosi 

ed anemia e/o trasfusione-dipendenza

Globuli Rossi

GDF11



Studio di fase 2 per valutare l’efficacia e la sicurezza 
di Luspatercept (ACE-536) in pazienti con mielofibrosi 

ed anemia e/o trasfusione-dipendenza

Globuli Rossi

Globuli Rossi

GDF11

GDF11
X

40% dei pazienti con MF trattati con Sotatercept
( ACE-011) hanno migliorato l’anemia


