
Che	cosa	sono	le	terapie	cellulari?	
Le	terapie	cellulari	rientrano	tra	le	cosiddette	terapie	avanzate,	in	grado	di	
offrire	nuove	e	innovative	opportunità	di	trattamento.	Nello	specifico,	
utilizzano	una	preparazione	di	cellule	o	tessuti	manipolati	in	laboratorio,	in	
modo	che	le	caratteristiche	siano	modificate.	







Quali	tipologie	di	oncoterapie	cellulari	esistono?	



Overview of CAR T-cell therapy in the clinic.  

Marcela V. Maus, and Carl H. June Clin Cancer Res 
2016;22:1875-1884 





These	scans	show	a	62-year-old	man	
with	non-Hodgkin	lymphoma,	at	left	
in	December	2015,	and	three	
months	after	treatment	with	Kite	
Pharma's	experimental	gene	
therapy	at	MD	Anderson	Cancer	
Center	in	Houston.	The	treatment,	
called	CAR-T	cell	therapy,	turns	a	
patient's	own	blood	cells	into	
specialized	cancer	killers.	It	worked	
in	a	study,	with	more	than	one	third	
of	very	sick	lymphoma	patients	
showing	no	sign	of	disease	six	
months	after	a	single	treatment,	its	
maker	said	Tuesday,	Feb.	28,	2017.	
The	scans	are	from	a	presentation	
by	Drs.	Fred	Locke	and	Sattva	
Neelapu,	provided	by	the	American	
Society	for	Blood	and	Marrow	
Transplantation	and	Kite.	(ASBMT/
Kite	Pharma	via	AP)	
	
	

https://medicalxpress.com/news/2017-02-
gene-therapy-blood-cancer-major.html#jCp	







A	biosimilar	is	a	biologic	medical	product	that	is	almost	an	identical	copy	
of	an	original	product,	that	is	manufactured	by	a	different	company.		
Biosimilars	are	officially	approved	versions	of	original	"innovator"	
products	and	can	be	manufactured	when	the	original	product's	patent	
expires.	

















L'insulina	lispro	viene	assorbita	più	rapidamente	
dall'organismo,	quindi	agire	più	rapidamente	rispetto	
all'insulina	naturale.		
I	prodotti	a	base	di	insulina	lispro	sono	disponibili	in	
varie	forme:	nella	forma	solubile	Humalog,	ad	azione	
rapida	(più	o	meno	subito	dopo	l'iniezione),	e	nella	
forma	Humalog	NPL,	una	sospensione	con	protamina	
che	viene	assorbita	più	lentamente	nel	corso	della	
giornata.	
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Ci	sono	varie	tecnologie	
per	fare	“gene	editing”	

	
• Zinc	finger	

• TALEN	
• Crispr-Cas9	

Gene	Editing	Market	Size	



Genome editing tools are sequence-specific nucleases 
 

van der Oost. Science (2013) 339:768. 

Genome editing tools have two features: 
 
1) Recognize specific DNA sequences (i.e. 

specific genes or non-coding elements) 

2) Cut DNA (“nuclease”), then a scar is left 
behind 





CRISPR/CAS9:	il	primo	sistema	preciso	di		“gene	editing”	
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Long	et	al.	apply	genome	editing	to	“correct”	the	
disease-causing	mutation	in	mice	genetically	destined	
to	develop	the	disease.	This	germline	editing	strategy	
kept	muscles	from	degenerating,	even	in	mice	
harboring	only	a	small	percentage	of	corrected	cells.	
Although	not	feasible	for	humans,	this	proof	of	concept	
sets	the	stage	for	applying	genome	editing	to	specific	
cell	types	involved	in	the	disease.	



The	X-linked	genetic	bleeding	disorder	
caused	by	deficiency	of	coagulator	
factor	IX,	hemophilia	B,	is	a	disease	
ideally	suited	for	gene	therapy	with	
genome	editing	technology.		
	
These	studies	suggest	that	CRISPR/Cas-
mediated	in	situ	genome	editing	could	
be	a	feasible	therapeutic	strategy	for	
human	hereditary	diseases,	although	an	
efficient	and	clinically	relevant	delivery	
system	is	required	for	further	clinical	
studies.	

Cell	2015	

Curare	l’emofilia?	



A	far	scattare	il	cortocircuito	tra	ricerca	scientifica	ed	etica	è	stato	il	passo	compiuto	da	un	gruppo	di	
ricercatori	cinesi	che	nell'aprile	del	2015	ha	annunciato	di	aver	preso	un'ottantina	di	embrioni	umani	
(ancorché	difettosi	e	destinati	comunque	a	distruggersi)	e	di	averli	sottoposti	al	taglia	e	incolla	per	
correggere	il	gene	responsabile	della	talassemia.		
L'esperimento,	ripetuto	un	anno	dopo	per	rendere	gli	embrioni	resistenti	all'Hiv,	ha	violato	la	
moratoria	che	qualche	mese	prima	gli	stessi	ricercatori	pionieri	della	tecnica	si	erano	autoimposti.	



Where	in	the	
world	could	the	
first	CRISPR	baby	

be	born?	
A	look	at	the	legal	
landscape	suggests	

where	human	genome	
editing	might	be	used	in	

research	or	
reproduction	




