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ILSOLE 24 ORE,
3 APRILE 2019
Silvio Garattini,
presidente
dell’lstituto di
ricerche
farmacologiche
Mario Negri Ircces,
ha scritto che
finanziare oggi

le cell factory
rendera meno
onerosala

lotta a leucemie
e linfomi domani.

SINERGIA STRATEGICA NELLA TERAPIA GENICA

di Francesca Pasinelli

n merito al Progetto Italia
Car-T, Silvio Garattini ha pro-
postosul Sole 24 Ore del 3 apri-
le di potenziare unarete nazio-
nale di cell factory per produrre
queste immunoterapie e ren-
derle accessibili ai pazientiitalia-
ni. Eun’ipotesi che potrebbe con-
figurare una contrapposizione tra
ricerca accademica e industria.

In Fondazione Telethon da
molti anni siamo alle prese con
questo dibattito essendoci trovati
per primi in Italia e nel mondo a
portare terapie geniche ai pazienti
ead affrontare queste tematiche.
Proprio lo sviluppo delle terapie
avanzate ci ha permesso di costru-
ire un’expertise che si rivela oggi
estremamente rilevante e, credia-
mo, utile all’elaborazione di stra-
tegie future in questo ambito.

Non concordo su una prospetti-
vadiscollamento tra accademiae
industria, ma trovo strategico un
investimento italiano sulle terapie
avanzate. Purché si tengano pre-
senti alcuni temi cruciali.

Uno, il piiimportante, & quello
regolatorio. Come Fondazione Te-
lethon abbiamo dimostrato che &
possibile realizzare uno sviluppo
avanzato di terapie in un contesto
diricercaaccademica, solo alline-
andosi agli standard industriali.

E cioe a quell’iter regolatorio
creato per garantire al paziente
un prodotto efficace e sicuro.
Questo comporta, per qualunque
soggetto privato, no profit o
pubblico che sia, un impegno

economico importante.

Laterapia Car-T é un farmaco
atutti gli effetti e deve risponde-
re agli stessirequisiti qualitativi.
Non si tratta della “semplice”
manipolazione delle cellule per il
trapianto.

Fatta questa premessa, il dibat-
tito dovrebbe concentrarsi sull’in-
sieme dei fattori abilitanti lo svi-
luppo di terapie che possano arri-
vare fino al paziente. In altre paro-
le, non bastano le cell factory.

A garantire la qualita del farma-
coinfattinon e soloI'officina far-
maceutica, ma I'impostazione di
standard qualitativi elevati gia a
partire dalle fasi dello sviluppo
pre-clinico. E necessario creare,a
tutela dei pazienti, laboratori Glp
(Good laboratory practice) che han-
no lo scopo di validare la qualita
deidatidei testdilaboratorio sul-
I'efficacia e la tossicita delle tera-
pie, e dotarsi delle competenze
adeguatealla costruzione di dos-
sier regolatori che rendano il pitt
efficiente possibile il percorso di
approvazione delle terapie.

E poiveniamo al tema spino-
so cheriguardail ruolo dell’in-
dustria.

Noi per primiabbiamo lavorato
in autonomia secondo le prassi ri-
chieste quando questa eral’'unica
opzione per portare la terapia dal
laboratorio al paziente, ma siamo
stati felici di creare alleanze indu-
striali nel momento in cuile con-
dizioni sono mutate.

Quindicianni fa ci trovavamo di

LACCADEMIA
DOVREBBE
SVILUPPARE

LA VOCAZIONE
DI GENERATORE
DI INNOVAZIONE

fronte a una triplice scommessa:
non sapevamo se la terapia genica
avrebbe funzionato, non eravamo
in grado di prevederne I'applica-
zione ad altre patologie pit1 diffuse
e quindi non sapevamo se I'inte-
resse delle aziende farmaceutiche
sarebbe mai decollato. In quel
contesto abbiamo scelto di proce-
dere dasoli, affrontando impegni
molto onerosi, forti della convin-
zione che non vi sia rarita tale da
giustificare livelli meno che otti-
mali di qualita delle terapie.

In questo percorso I'ajiuto rice-
vuto dalle agenzie regolatorie,
Istituto superiore di sanita prima
€ Aifa ed Ema poi, & stato fonda-
mentale,

Cisiamo dotati del primo labo-
ratorio in Europa con certificazio-
ne Glpinun contesto accademico
e abbiamo commissionato a Mol-
Medla produzione dei vettoriela
manipolazione delle cellule in
Gmp (Good manufacturing practi-
ces), passaggio che tuttora costitu-
isce un collo di bottiglia importan-
te nella produzione delle terapie
geniche in tutto il mondo.

Non a caso MolMed e oggi 'uni-
co partner privato previsto nel
ProgettoItalia Car-T, perché dota-
to di quella capacita produttiva in-
dustriale che & necessaria in un
piano perlarealizzazione sularga
scala di terapie avanzate.

Nel dibattito sulle terapie
Car-T, il ruolo dell'industria & in
discussione per motivi legati ai
prezzidei farmaci e alla sostenibi-

lita per il Servizio sanitario nazio-
nale. E un tema centrale, d’altra
parte la soluzione non sta nella
creazione di percorsi alternativi al
farma, ma nella costruzione di una
collaborazione responsabile fra
tutti gli attori coinvolti.

Allo sviluppo delle terapie
avanzate, laricercaaccademica, di
base e preclinica, porta da sempre
un contributo importantissimo;
continua a essere cosi in tutto il
mondo. Invece che ambire a sosti-
tuirsi all'industria, 'accademia
dovrebbe sviluppare al massimo la
propriavocazione di generatore di
innovazione. E potra farlo a patto
che il Paese vi investa con infra-
strutture, tecnologia e competen-
ze, magari anche incentivando
Iindustria italiana a entrare in
questo ambito di attivita che ha
molti margini di crescita.

In questo scenario, pur con il
passaggio del testimone all’indu-
stria, il ritorno, anche economico,
sirealizzerebbe sicuramente poi-
ché il Paese non sarebbe pit1 solo
mero pagatore maanche produt-
tore diinnovazione, attraversola
generazione di brevetti e la loro
valorizzazione.

Sitratta, in definitiva, di parti-
re dall’attuale fermento sul tema
immunoterapie per lavorare tut-
tiinsieme e portare il Paese alla
costruzione di una strategia a
lungo termine.

Direttore generale
della Fondazione Telethon
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