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COLLABORAZIONE PUBBLICO-PRIVATO
PER SVILUPPARE LE TERAPIE AVANZATE

di Riccardo Palmisano

1dibattito che si é sviluppato re-

centemente nel nostro Paese

sulle terapie avanzate (terapie

cellulari, geniche e diingegneria

dei tessuti) non & che una con-

fermadell’interesse cheil tema
stasuscitandointuttoilmondo.In
particolare, inambito oncologico e
delle malattie rare, i risultati clinici
raggiunti, grazie alla collaborazio-
netraricerca accademicae non pro-
fitericercaindustriale, hanno con-
sacrato unarivoluzione in ambito
biomedico. Grazie all’avvento di tali
farmaci abbiamo a disposizione
nuovi modelli, che offrono soluzio-
ni paziente-specifico e nuove pro-
spettive di guarigione per patologie
fino a oggi non curabili.

I medicinali di terapia avanzata
richiedono un lungo e articolato
processo di produzione, molto pit
complesso e costoso di quello degli
altri farmaci, considerando che i
prodottiaoggiapprovatisonoau-
tologhi, cioé destinatia un singolo
paziente. Nello specifico caso delle
terapie cellulari sono le stesse cel-
lule del paziente, prelevate in ospe-
daleeinseguito ingegnerizzate ed
espanse nei siti produttivi aziendali
(Good manufacturing practices faci-
lities), a diventare farmaco. Un pro-
cesso che richiede settimane dal-
I'aferesi (prelievo delle cellule del
paziente) alla somministrazione di
unasingola dose, e controlli di qua-
lita analoghi a quelli necessari per
il rilascio di un intero lotto di far-

maci tradizionali. Tutto questo
senza mai dimenticare il rigoroso
processo regolatorio che va dallo
sviluppo preclinico fino all’autoriz-
zazione all'immissione in commer-
cio, a garanzia di un ottimale rap-
porto rischio-beneficio per il pa-
ziente. Come sottolineato su questo
giornale il 19 aprile da Francesca
Pasinelli, direttore generale Fonda-
zione Telethon, il mondo accade-
mico rappresenta un generatore di
innovazione, sviluppalaricercadi
base e preclinica, ma per far siche
tale innovazione possa essere tra-
slata su larga scala sono necessari
un impegno economico, compe-
tenze e strutture che solol'impresa
biotecnologica puo garantire. Que-
sto el primo motivo per cuiparlia-
mo di grande opportunita di colla-
borazione tra pubblico e privato: le
terapie sviluppate in ambito acca-
demico, anche grazie a finanzia-
menti pubblici, sono finalizzate a
utilizzi “sperimentali”, testano e
validano unaipotesi e possono es-
sere trasferite alle imprese per rag-
giungerela proof of concept, 'inge-
gnerizzazione della terapiain Gmp
(Good Manufacturing Practice)atu-
tela della qualita, portando alla
somministrazione di un farmaco
sicuro ed efficace al paziente. Un’al-
tragrande opportunita di collabo-
razione tra pubblico e privato ri-
guardalapreparazione diunarete
di Centri clinici per la complessa
gestione di questi farmaci. Non &
pensabile che ogni ospedale possa

somministrare le terapie avanzate,
manemmeno che datuttoil territo-
rio nazionale i pazienti debbano
spostarsinei pochi Centri di eccel-
lenza qualificati.

Un’ultima riflessione sul tema
sostenibilita: va ricercata senza
pregiudicare salute del paziente e
capacita di generare nuove risposte
alle esigenze di salute irrisolte. De-
ve essere garantita attraverso valu-
tazionidi costo-efficacia; in forme
diallocazione dellerisorse che va-
lutino i costi evitati; nella innova-
zione prospettata da farmaci di de-
rivazione allogenica (prodotti da
donatori sani per un pittampio nu-
mero dipazienti), daaffiancare alle
attuali terapie autologhe.

L’industria puo offrire al sistema
Paese competenze, professionalita,
capacita economiche, che, all’inter-
no di una collaborazione virtuosa
tra pubblico e privato, costituisco-
no una grande risorsa. Sostenere
ricercaeruolo delle universita, tu-
telareibrevetti come pietramiliare
diinnovazione, accelerarele proce-
dure per la sperimentazione clinica
eil processo diaccesso e rimborso,
che oggiritardanol'ingressoin Ita-
lia dei farmaci di oltre un anno
dall'approvazione Ema, come sta
avvenendo anche perle prime tera-
pie avanzate salvavita autorizzate.
Questo & il ruolo che ci piacerebbe

veder giocare alle istituzioni.
Federchimica Assobiotec

Associazione nazionale

per lo sviluppo delle biotecnologie
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ILSOLE 24 ORE,
3 APRILE 2019
Silvio Garattini,
presidente
dell'istituto di
ricerche
farmacologiche
Mario Negri Irccs,
ha scritto che
finanziare le cell
factory rendera
meno onerosala
lotta a leucemie
e linfomi. Sul Sole
del 19 aprile
Iintervento di
Francesca
Pasinelli (dg
Fondazione
Telethon)

LUACCADEMIA CREA
INNOVAZIONE

MA SOLO LAZIENDA
BIOTECNOLOGICA
GARANTISCE FONDI
E STRUTTURE
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