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- eadieci anni diricerche,
messa apunto’ . ' malatiie
degenerative.

“Con le stammali riparate
abbiamo guarito que1 bimbr”

i

LUIGI NALDINI*

n anno da ricordare: il 2013 restera
certamente impresso nella memoria
di tutti noi ricercatori del Tiget. Cin-
que mesi fa abbiamo infatti annun-
ciatosullarivistaSciencecheperlapri-
ma volta al mondo la terapia genica
con vettori derivati da Hiv, il virus re-
sponsabile dell’Aids, funziona su due
gravi malattie genetiche, la leucodi-
strofia metacromatica e la sindrome
di Wiskott-Aldrich.

Con tecniche diingegneria geneti-
ca abbiamo trasformato il virus in un
veicolo efficace ed innocuo della te-
rapia e siamo riusciti a inserire nelle
cellule staminali prelevate dalmidol-
lo osseo dei pazienti una versione
corretta del gene responsabile della
loro patologia: unavoltareintrodotte
nell’organismo, queste cellule sono
state in grado di ripristinare la fun-
zione che era venuta a mancare, con

un significativo effetto terapeutico.
Dopo oltre dieci anni diricerca in la-
boratorio, nonché di investimenti in
risorse umane ed economiche da
parte della Fondazione Telethon e
dell’Istituto San Raffaele, abbiamofi-
nalmente visto un risultato concreto
dei nostri sforzi. E, cosa ancora piil
importante, abbiamo potuto dare
unarispostaai pazienti,dopo che per
tantiannicieravamosentitiin peren-
neritardo rispetto allaloro malattia.

Sei bambini, provenienti da diver-
se parti del mondo, hanno avuto un
notevole miglioramento nelle loro
condizioni di salute e possono oggi
sperare in un futuro migliore. Stanno
crescendo comeiloro coetanel, van-
no all'asilo o a scuola, conducono
una vita normale che prima della te-
rapia non sembrava possibile. Altri
diecihannogiaricevutoil trattamen-
to: speriamo di poter prossimamen-
te annunciare anche per loro simili
benefici.

Se questi risultati saranno confer-
mati nel tempo e su altri pazienti,
contiamo sul fatto che possano apri-
re la strada allo sviluppo di nuove te-
rapie anche per altre malattie. Infatti

il nostro lavoro non si ferma qui: nel
corsodel prossimoanno contiamodi
avviare due nuovistudi clinici perva-
lutare I'efficacia della terapia genica
su altre due gravi malattie genetiche,
la mucopolisaccaridosi di tipo 1 e la
talassemia. Parallelamente, in labo-
ratorio stiamo studiando quella che
potrebbeesserel'evoluzionedellate-
rapia genica: grazie a veri e propri bi-
sturi molecolari, un giorno potremo
correggere gli errori direttamente sul
Dna, come se fossimo dei correttori
di bozze davanti a un testo. Ma se
questo & un possibile futuro, il pre-
sente sono quei bambini sorridenti
che oggi grazie alla ricerca Telethon
hanno una speranza in pii.

Adoggi, Telethonhainvestitoinri-
cerca oltre 394 milioni di euro, finan-
ziando 2.470 progetti che hanno pro-
dotto oltre 9.350 pubblicazioni su ri-
viste scientifiche internazionali e so-
prattutto hanno permesso di svilup-
pare 27 diverse strategie terapeuti-
che

* Direttore Istituto San Raffaele-
Telethon per la terapia genica
(Tiget) di Milano
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