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Negli ultimi anni la ricerca sui nuovi farmaci antineoplastici 
ha suscitato grandi speranze ed aspettative per terapie più 
specifiche e meno tossiche in ambito oncologico. In particolare, 

i recenti avanzamenti nella biologia molecolare stanno consentendo di studiare la differente 
espressione dei geni coinvolti nelle neoplasie (genomica) e delle proteine da essi prodotte 
(proteomica) al fine di determinare un dettagliato profilo molecolare delle neoplasie. 
La conseguente applicazione clinico-terapeutica di questi studi sta già consentendo (e 
consentirà in maniera ancora più rilevante in un futuro molto vicino), di personalizzare le 
terapie in base alla caratterizzazione biomolecolare del tumore, utilizzando farmaci selettivi 
che agiscono sui differenti bersagli espressi dallo stesso, colpendo, cioè le singole molecole 
alterate (fattori di crescita, recettori, enzimi…) responsabili della crescita e della diffusione 
incontrollata delle cellule tumorali, della loro resistenza alle terapie tradizionali e della 
produzione di nuovi vasi sanguigni. Questi nuovi farmaci, spesso detti “a bersaglio (target) 
” o “biologici ” o ancora “intelligenti ”, da soli o in combinazione con le terapie tradizionali 

(chemio-, radio-, ormonoterapia), permetteranno pertanto di combattere direttamente il 
tumore, risparmiando le cellule normali dell’organismo, con conseguente minore tossicità.
Le caratteristiche peculiari e vantaggiose di questi nuovi farmaci sono rappresentate, 
pertanto, da: azione selettiva su particolari substrati delle cellule tumorali modesta 
insorgenza di effetti indesiderati anche nel caso di impiego prolungato nel tempo possibilità 
di essere somministrati, in alcuni casi, per via orale mantenendo il paziente in ambito 
ambulatoriale possibilità di utilizzo in associazione con terapie tradizionali.
Per contro, questi nuovi farmaci a bersaglio presentano importanti restrizioni al loro 
impiego determinate dal loro spettro d’azione che è ovviamente limitato a quei sottogruppi 
di tumori che presentano specifiche alterazioni molecolari. Altra importante limitazione è 
quella legata agli alti costi di produzione e utilizzazione di tali molecole, con l’evidente 
obbligo da parte dei clinici di utilizzarle in casi opportunamente selezionati ed in linea con 
le attuali linee guida (ove presenti) ed in ogni caso basandosi rigorosamente su criteri di 
assoluta evidenza scientifica.

Razionale 
Scientifico


