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Ricerca genica. Ricercatori e Servizio sanitario nazionale in campo per la cura delle malattie «incurabili»

Terapie avanzate, sfida italiana nel biotech

oltre che promesse». Le parole di Luigi Naldini, pioniere

della terapia genica, riassumono lo scenario delle cosiddette
terapie avanzate (terapia genica, cellulare, editing genetico, immunote-
rapia Car-T, ingegneria dei tessuti). Se da un lato segnano I'inizio di una
nuova era per la biomedicina, capace da dare risposte a malattie incura-

Q uesto e l'inizio di una storia che continua ad aprire sfide

bili spalancando nuove opportunita anche per il nostro Paese, dall’altro
rappresentano una delle principali sfide con cui devono misurarsi sia il
mondo della ricerca scientifica sia il Servizio sanitario nazionale. Si
tratta infatti di terapie complesse e molto costose (possono raggiungere
anche i 40omila euro), destinate solo a pazienti selezionati e molte delle
quali ideate e svuiluppate nel nostro Paese. Francesca Cerati —apag. 35
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Produzione, costi e regolamentazione. Oggi sono poche le terapie cellulari approvate,
ma i prodotti in fase di R&S e gli investimenti crescono in modo esponenziale. Siamo pronti?

Sulle terapie avanzate
sfida italiana nel biotech

Francesca Cerati

uesto ¢ I'ini-
zio di una
storia che
continua ad
aprire sfide
oltre che

promesse». Le parole di Luigi Naldini,
pioniere della terapia genica, riassu-
mono perfettamente quello che € oggi
lo scenario delle cosiddette terapie
avanzate (terapia genica, cellulare,
editing genetico, immunoterapia
Car-T, ingegneria dei tessuti). Sedaun
lato segnanol’inizio diunanuovaera
perlabiomedicina, capace dadareri-
sposte a malattie incurabili come le
malattie rare e i tumori del sangue,
spalancando nuove opportunita an-
cheperilnostro Paese, dall’altro rap-
presentano una delle principalisfide
con cui deve misurarsi sia il mondo
dellaricercascientificasia del Servizio
sanitarionazionale. Sitrattainfattidi
terapie complesse e molto costose (in-
tornoai4oomila euro), destinate solo
apazientiselezionati. «&unamateria
totalmente nuova non solo per le
agenzie regolatorie, ma anche per le
imprese eisistemi sanitari- dice Giu-
lio Pompilio, delegatoinsiemeaPaolo
Gasparinidel Cat (comitatoper letera-
pie avanzate) di Ema - Sfruttata be-
ne,rappresentaunastraordinariapa-
lestra per fare sistema e non perdere
questo treno dell’innovazione. Ricor-
dochedelle 13 terapie avanzate appro-
vate oggiin Europa, trale prime 4ap-
provate ben tre sono stateideate e svi-
luppate nel nostro Paese». Gia, € la
storia che haportatoallaprimaterapia
genicaal mondo perl’Ada-Scid, porta-
taavanti dall’Istituto San Raffaele Te-
lethon perla terapia genica (St Tiget)
potrebbe essere unbuon esempio da
replicare. «Ilverooutcome équellodi
creare un percorso virtuoso ditrasfe-
rimento tecnologico, come giaavvie-

nenegli Stati UnmemGran Bretagna

sidente di Assobiotec - Il che significa
mettere in contattol’accademiaconle
imprese e creare come in Inghilterra
dei “catapult”, cioe degli incubatoria
investimento pubbhco—pnvato» Etra
leipotesichePalmisanoicita c’eéanche
lo Human technopole.

Che il tema sia una priorita lo si
evince anche dal fatto che nelle ultime
duesettimane sisono concentratigli
appuntamentiche hanno coinvoltoi
principalistakeholder in inambito te-
rapie avanzate, a Roma organizzato
dall’Osservatorio terapie avanzate,
mentre a Milano si ¢ tenuta siala V
tapparegionale dellaroad map Car-t
siail1° workshopitaliano sulla terapia
cellulare Car-T, a cui ha partecipato
anche Carl June, il padre dell'immu-
noterapia anti-tumorale, che in prati-
ca ¢ in grado di restituire al sistema
immunitariolasua naturale capacita
diriconoscere ed eliminare le cellule
tumorali. Una tecnica molto comples-
sa che ha portato all’immissione in
commercio didue prodottiriservatia
malati conindicazioniprecise, unodi
Novartis euno diGilead, e cheinItalia
sonoin fase dinegoziazione con Aifa.
Come gia € avvenuto negli altri paesi
europei si arrivera aun accordo, che
perononrisolverala questione topica
cheriguardatuttele terapie cellulari,
ovverolasostenibilita. Negli ultimi 10
anni la ricerca e gli investimenti in
questo campo sono cresciuti in ma-
niera esponenziale e 'oncologia con
la Car-T rappresenta certamente la
“game changer”. Maall'orizzonte se si
guardasoloalnumerodegli studi cli-
nici in fase tre si prospetta uno “tsu-
nami” diterapie biologiche. Eallorala
sostenibilita non riguardera solo
I’aspetto economico, ma anche pro-
duttivo. Ele aziende potrebberonon
riuscire a far fronte allerichieste. Pri-

ma che ci6 accada é auspicabile che
vengano stabilite linee guida e stan-
dard in tema di produzione, rimbor-
sabilita, sicurezza. «L’aspettativa di
rapporto tradomandace offerta - pre-

i ano - ¢ enormemente sbi-
Ianaata versoladomanda. Oggines-
suno sa dove verranno prodotte le
tante terapie che orasonoinfase 3,se
dovessero essere approvate. Il siste-
ma Italia potrebbe candidarsia ospi-
tare facilities per le aziende che deci-
donodiavere sedinelle varie nazioni
(oggi Novartis haaperto siti propri di
produzione per la Car-T in Francia,
Germania e Svizzera, ndr)». Affinche
accada occorre pero essere attrattivi
daun punto divista fiscale e normati-
vo continua Palmisano ricordando
chenel processo di produzione della
terapia cellulare una grande opportu-
nita e data dalla fornitura dei vettori,
ecitagliultimideal: Brammer Bioac-
quisita per 1,7 miliardi di dollari da
Thermo Fisher Scientific e Catalent
acquisitada Paragon Bioservices per
1,2 miliardi di dollari. Per Andrea
Biondi, direttore scientifico della Fon-
dazione Mbbm, che all’'ospedale di
Monza, portaavantiunadelle 3 speri-
mentazioni autorizzate in Italia coi
Car-T (lealtre due sono al Bambin Ge-
su e al San Raffaele) sono duele pro-
spettive riguardo agli slot di produ-
zione:la concorrenzalegataallarapi-
ditanellafornitura dellaterapiae, co-
me € avvenuto in UK, la societa di
pediatriahaavviato duetrial accade-
mici, cosiinbasealla disponibilita de-
glislot, esiste un’alternativaperitrat-
tareipazienti. Eachisperacheicosti
in futuro siabbasseranno come avvie-
ne con gli smartphone, Massimo
Scaccabarozzi, presidente di Farmin-
dustriaricordache quandositrattadi
modificare un farmaco, laricercari-
parte dazero.Insomma per ottenere
'equivalente dell'iphone X,anziché 10
anni ce ne vorrebbero 100.
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I numeri crescenti della terapia cellulare
TERAPIE LEFASI TRIAL CLINICI DISTRIBUZIONE
CELL&GENE 1028 1028 1028 DELLE
E boom degli AZIENDE
investimenti nelle FASE |
terapie avanzate
Terapia
13,30 B2
[} MILIARDI 362
La raccolta di capitali 6 341
nel 2018 nelle terapie Resto
avanzate (+77% annuo) Faselll del
R 32 mondo
2 O Fasel
MILIARDI Terapia 158
Il valore complessivo combinata
nel 2018 delle principali (Car-T) g Mondo
Fase
M&A (+48% annuo) 362 50 910
TERAPIE AVANZATE Fase I st
APPROVATE Epas iy 42 145
Stati Uniti 16
Sud Corea 14 F;.s; 4 chgnia
EUROPA 13 Terapia Facii
— cellulare EEH 2 Africa
India 263 177 76 =
Giappone LCECLUEN Europa
i i Fase Ill 196 Europa
Canada 2 3 2 4 2 3 3
Cm,a — S Ingegneria FASE Ill di cui
Australia dei tessuti Faselll ITALIA

41

Fonte: Cytotherapy - Farmindustria
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