Le terapie cellula
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Le terapie cellulari

* La terapia cellulare e una
terapia a base di cellule o
derivati cellulari (anche
manipolati in laboratorio)
utilizzati per sostituire o
modificare organi e tessuti
danneggiati.
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Dal trapianto di Cellule Staminali Ematopoietiche ...
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1,5 milioni di trapianti di CSE nel mondo dal 1957 al 2016

HSCT 1957 - 2016
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Piu di 100.000 trapianti in Italia
in 86 Centri Trapianto accreditati CNT/JACIE
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... alle terapie avanzate
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Terapia cellulare T
nell’era della medicina di precisione

Minimally manipulated
products

Advanced therapy medicinal product

—Patient-specific
synthetic T cells

—TCR gene editing
—CAR gene editing

-Suicide gene therapy
—-CAR T cells
-TCR gene transfer

Precision

—In vitro expanded T cells
specific for viral, minor
tumor antigens

—Multifunctional T cells

Graft or DLI engineering: '
—Depletion of alloreactive T cells E
' —Sorted antigen-specific T cells |
rD_LI-- —Sorted T cell subsets E

Manufacturing/regulatory complexity

Maggiore complessita nei costi di produzione e aspetti regolatori piu stringenti permettono una migliore
efficacia, specificita e sicurezza dei prodotti di terapia cellulare
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'esempio della terapia delle immunodeficienze (SCID)

Nessuna terapia: decesso entro i primi mesi di vita
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Buckley J All Clin Immunol 2012

- 169 pazienti (1982-2011)
-0S<10%
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Pai et al New Engl ] Med 2014

- 240 pazienti (2000-2009)
- OS piu alta in pazienti di eta <3,5
mesi e in assenza di infezioni
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Cicalese et al Blood 2016

- 18 pazienti con ADA-SCID trattati
con CD34+ geneticamente modificate
- 0S 100% (2.3-13.4 anni di follow-
up)

- attecchimento, ricostituzione
immunologica e assenza di infezioni
severe in 15/18 pazienti senza
trasformazione leucemica



LE TERAPIE CELLULARI AVANZATE

Terapie Avanzate o Innovative (Advanced Therapy Medicinal Products, ATMPs)

Prodotti di
iIngegneria
tissutale

Prodotti per la
terapia cellulare
somatica

Prodotti per la
terapia genica

Autorita competente: AIFA/ISS

Normativa di riferimento: Regolamento EU n1394 del 2007




Protocolli sperimentali di terapia cellulare nel mondo

7934 Studies found for: cellular therapy

www.clinicaltrial.gov Settembre 2020



Protocolli sperimentali di
terapia cellulare in Europa

570 studi sperimentali in Italia
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