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Nuove strategie per aumentare l’efficacia
e la sicurezza della terapia genica. La
promessa arriva dalla ricerca Terapia

genica mirata, nuove strategie di regolazione
del vettore con microRna e integrazione sito-
specifica per aumentare l’efficacia e sicurezza
della terapia genica di Luigi Naldini, direttore
del San Raffaele Telethon Institute for Gene
Therapy (Hsr-Tiget) e professore ordinario al-
l’università Vita Salute San Raffaele. La tera-
pia genica con cellule staminali emopoietiche
(Cse) ha un grande potenziale terapeutico per
il trattamento di molte gravi malattie genetiche
e acquisite. Le Cse vengono prelevate dal pa-
ziente, corrette in laboratorio mediante l’inseri-
mento di una copia funzionante del gene difet-
tivo e poi reinfuse nel paziente stesso. Il gene
terapeutico viene inserito tramite un virus in-
gegnerizzato (vettore) nei cromosomi della
Cse che lo trasmette a tutta la sua progenie e
potenzialmente per tutta la vita dell’ospite. 

La progenie delle Cse si dissemina nell’or-
ganismo e può correggere patologie quali im-
munodeficienze, malattie
del sangue e da accumu-
lo e, in futuro, forse an -
che alcune forme di tu-
more e di malattie infetti-
ve. Rispetto al trapianto
convenzionale di Cse da
donatore sano, l’uso delle
cellule del paziente gene-
ticamente corrette elimi-
na il rischio di rigetto e
può aumentare l’efficacia
terapeutica aumentando

il dosaggio del gene terapeutico, come dimo-
strato dalla prima sperimentazione clinica al
mondo di questa strategia, attualmente in
corso all’Istituto San Raffaele Telethon per la
Terapia Genica (Tiget), diretto da Luigi Naldini.
Eppure, insieme ai primi successi riscontrati
nella clinica, sono stati riportati anche alcuni
seri eventi avversi legati ai rischi di utilizzo dei
vettori virali.

La ricerca diretta da Luigi Naldini ha recen-
temente ideato due nuove strategie per miglio-
rare l’efficacia e la sicurezza della terapia ge-
nica: regolare l’espressione del gene terapeu-
tico sfruttando i microRna cellulari; mirare l’in-
serzione del gene terapeutico in un sito pre-
scelto del genoma. Con la prima strategia si
ottiene una espressione mirata del vettore
nelle cellule mature, evitando la potenziale
tossicità nelle cellule staminali. Con la secon-
da, il gene viene inserito a valle del suo pro-
motore endogeno, ripristinando così sia la fun-
zione sia il controllo fisiologico dell’espressio-
ne genica e abolendo i rischi dell’uso di un

virus come vettore.
Entrambe le strategie
sono già state testate in
modell i  pre-cl inici e
hanno reso possibile ot-
tenere per la prima
volta una correzione ef-
f icace e sicura della
malattia. Sono già ini-
ziati gli studi per proce-
dere alla loro sperimen-
tazione cinica. 

Tratto da aduc.it

Staminali. 
Nuove speranze contro malattie gravi da terapia genica

Prof. Luigi Naldini
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Biobanche. Bene conservazione, in ritardo raccolta cordone

“Raccogliamo solo il 5% del sangue ombeli-
cale, il rimanente 95% viene buttato via.
Ma siamo tra i primi 10 Paesi al mondo in

termini di volumi stoccati di materiale staminale nelle
19 biobanche pubbliche, specializzate in crioconser-
vazione di ovociti, embrioni, cordoni ombelicali e
spermatozoi, presenti sul territorio nazionale”. A fo-
tografare la situazione in Italia della medicina rige-
nerativa è Paolo Fiorina, ricercartore dell’Harvard
Medical School (Boston) intervenuto oggi a Roma al
convegno I metodi rigenerativi in odontoiatria e le
biobanche: presente e futuro.

“Oggi – prosegue l’esperto – in Italia raccoglia-
mo circa 28-30mila cordoni ombelicali all’anno, ma
abbiamo un deficit di 60-70 mila. E un potenziale di
560mila nascite l’anno da cui attingere.

Abbiamo 3 centri specializzati che lavorano il
50% dei volumi. Insomma – precisa – tanti laboratori
specializzati che hanno però numeri bassi. Mentre –
suggerisce Fiorina – dovremmo avere centri di ec-
cellenza, ad esempio 3 grandi strutture distribuite al
Nord, Centro e Sud. Strutture certificate con il Good
manufacturing practice, ovvero un protocollo norma-
tivo di Buona pratica di fabbricazione,
che rappresenta la massima espres-
sione di standard qualitativo in questi
laboratori. Da tempo ce lo chiede
l’Europa – avverte il ricercatore – per-
ché i centri devono rispettare questi
parametri. Ma ora adeguarsi costa 5-
7mln di euro. E di queste 19 biobanche
nessuna ha questa garanzia Gmp”.

“Questo perché l’Italia - afferma Fiorina - si è do-
tata di una norma che ha ‘bypassato’ questa neces-
sità richiesta dall’Europa, che prevede che la raccol-
ta del sangue e delle staminali non necessita del
‘Gmp’”.

“Le biobanche italiane - spiega Alessandro
Moretti, dell’Harvard Business School (Boston) -
sono più piccole, anche del 50-60% di quelle france-
si e tedesche, e di un quinto rispetto a quelle ameri-
cane e spagnole. Questo ci deve far capire come il
primo aspetto su cui lavorare è quello di una do-
manda insoddisfatta. Secondo i dati del Centro na-
zionale sangue - sottolinea Moretti - se oggi volessi-
mo arrivare a livello di altri Paesi, ad esempio la
Spagna, al saldo netto tra quello che raccolgo e
quello che alla fine del processo viene stoccato nel
laboratorio, il traguardo sarebbe nel 2025”.

Quello che andrebbe fatto secondo i due ricer-
catori è “spingere sulla raccolta e sulla donazione
del cordone ombelicale perché, se oggi vengono
raccolte 28mila unità all’anno, di queste vengono
‘bancate’ solo il 10-12%. Perché non necessaria-
mente tutto il cordone che viene donato è poi rac-

colto: può non rispettare alcuni para-
metri di qualità e sicurezza. Spesso
poi accade – concludono – che la pro-
cedura di estrazione del sangue dalla
placenta non venga eseguita bene dal
personale. E questa è una perdita per
l’intero sistema”. 

Tratto da aduc.it

Èa rischio, a causa dei tagli e delle politiche
di razionalizzazione in Sanità, una delle
eccellenze della ricerca italiana: la rete

Labnet che collega 36 laboratori su tutto il terri-
torio nazionale specializzati in biologia molecola-
re, il cui obiettivo è fornire una valutazione spe-
cifica per i pazienti affetti da tumori del sangue
(leucemie, linfomi e mieleomi) in modo da ‘cali-
brare’ le terapie garantendo un uso appropriato
dei farmaci ed evitando, così, ‘sprechi’ per il
Servizio Sanitario Nazionale. A denunciarlo, in
occasione della presentazione della VII Giornata
nazionale per la lotta contro leucemie, linfomi e
mieloma, sono il presidente dell’Associazione

italiana contro le leucemie (Ail), Franco Mandelli,
e il presidente della Società italiana di ematolo-
gia, Fabrizio Pane. La rete Labnet, spiega Pane,
“da 20 anni si sostiene con fondi Ail e privati ed
è cruciale per gestire le terapie dei pazienti. Nei
nuovi piani di razionalizzazione si vuole però
‘smantellare’ la rete, spostandone le competen-
ze ai laboratori di routine. Cosa assurda, perché
questi sono laboratori altamente specializzati e
che portano, tra l’altro, anche a risparmi per il
Ssn evitando l’uso improprio di terapie spesso
costose”. Per questo, annuncia Pane, “ incontre-
remo il ministro Balduzzi”. 

Tratto da sanitanews.it

A rischio la rete labnet contro le leucemie
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Prof. Paolo Fiorina
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Conservare il cordone ombelicale: patologie curabili

Quante e quali patologie sono rese curabili grazie
alla conservazione del sangue del cordone om-
belicale. I genitori che conservano il cordone

ombelicale del proprio figlio possono curare 83 patolo-
gie che colpiscono i componenti compatibili del proprio
nucleo familiare. Se la patologia è già presente prima
o al momento del parto. Se queste patologie sono in
atto al momento del parto o in epoca prenatale (o se
c’è familiarità), il Sistema Sanitario Nazionale permette
la conservazione del sangue del cordone ombelicale
per un uso dedicato al bambino stesso o ai suoi fami-
liari. Quali patologie prevedono il ricorso alle Banche
Pubbliche: il decreto del Ministero (all. 1 del D.M. del
18/11/2009). Le patologie per le quali è previsto un uso
dedicato del sangue cordonale sono elencate in un de-
creto ministeriale che afferma la comprovata docu-
mentazione di efficacia e quindi ne giustifica la raccol-
ta. Le coppie che devono conservare il sangue del cor-
done ombelicale perché in vista di un immediato im-
piego si rivolgono alle Banche Pubbliche del cordone

presenti in Italia, mentre, quelle che intendono fare la
conservazione a scopo preventivo devondevono rivol-
gersi a banche private estere in quanto è un'attività
non consentita in territorio italiano. Fare prevenzione
grazie alla conservazione autologa del sangue del cor-
done ombelicale. In assenza di patologia e per pura
prevenzione, i genitori possono conservare a proprie
spese il sangue del cordone ombelicale del proprio fi-
glio al momento del parto per poterlo utilizzare all’inter-
no del proprio contesto familiare in caso di necessità.
La conservazione autologa: 83 patologie rese curabili
come conferma il decreto ministeriale. Le coppie che
intendono conservare a scopo preventivo e a proprie
spese il sangue del cordone ombelicale del proprio fi-
glio possono esser confortate nell'avvedutezza della
propria scelta dal decreto firmato del Ministro della
Salute che, oltre a elencare le patologie per le quali ri-
sulta scientificamente fondato l’uso dedicato del san-
gue cordonale, lo inserisce nelle prestazioni fornite dal
Sistema Sanitario Nazionale.  

Tratto da infosalute.info

«Nati per donare»
Campagna per staminali cordonali

Saranno disponibili da metà giugno 2012 negli
oltre 300 punti nascita collegati alle banche del
sangue cordonale, nei consultori di tutto il territo-

rio nazionale e nelle circa 800 biblioteche afferenti
all’Associazione Italiana Biblioteche - AIB i materiali
informativi della campagna “Nati per donare”, promos-
sa da Federazione italiana ADOCES (Associazioni do-
natori cellule staminali) in collaborazione con AIB e pa-
trocinata dal Ministero della Salute con il supporto di
Mo.Vi. (Movimento volontariato italiano e del Coordi-
namento Volontarin sieme) ideata per divulgare una
corretta informazione riguardo alle reali possibilità di
impiego del sangue del cordone ombelicale.

Nelle biblioteche, consultori e punti nascita l’atten-
zione dei futuri genitori verrà richiamata da locandine e
flyer, ed essi potranno richiedere la guida a loro dedi-
cata, semplice ma approfondita. A partire da giugno,
inoltre, è possibile consultare e scaricare i materiali
informativi online sui siti www.adoces.it/donazione-
sangue-cordone/ e www.aib.it <http://www.aib.it>.

Apprenderanno così, le future mamme, che le cel-
lule staminali cordonali vengono sempre più frequente-
mente impiegate nei trapianti per la cura di leucemie e
gravi malattie del sangue (20% dei casi, in aumento
ogni anno). La diffusione della cultura della donazione,
attraverso informazioni corrette e documentate, va a
totale beneficio dei pazienti: per un inventario naziona-
le ed efficace si devono ancora raccogliere 48 mila
unità. Altra caratteristica di “Nati per donare”, oltre alla
capillarità sul territorio nazionale, è il target esteso:

chiama all’appello non solo i futuri genitori italiani, ma
anche gli stranieri che risiedono in Italia, attraverso la
predisposizione di otto versioni delle dispense informa-
tive, in altrettante lingue (inglese, francese, spagnolo,
arabo, albanese, cinese, rumeno, bangla). In questo
modo è possibile sensibilizzare alla donazione del
sangue cordonale un’importante fetta di popolazione
che a oggi, per questioni linguistiche in primis, è spes-
so esclusa dall’informazione sulla donazione del san-
gue cordonale. La donazione delle madri immigrate,
invece, riveste un’importanza sempre maggiore: anche
i loro connazionali che vivono in Italia si ammalano,
ma è molto difficile garantire loro un trapianto a causa
delle differenti caratteristiche genetiche rispetto alla
popolazione italiana.

Solo diffondendo la cultura della donazione
anche presso le principali minoranze sarà possibile
garantire loro una riserva biologica di cellule staminali
per poter avere un trapianto. 

Inoltre, per favorire una comunicazione immediata
e di forte impatto, ADOCES in collaborazione con la
Direzione Artistica del Festival internazionale di corto-
metraggi Fiaticorti di Istrana (Treviso) ha realizzato il
documentario “Nati per donare”, nel quale sono con-
densate le informazioni fondamentali sulla donazione
e i messaggi di future mamme straniere che hanno
compreso e abbracciato tale scelta. Trailer e cortome-
traggio sono visibili nei siti ADOCES e AIB.

Tratto da aduc.it
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