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DIFENDIAMOCI DAI CIARLATANI DI STAMINA

La verita sulle staminali

Il metodo scientifico
possiede gli anticorpi
per proteggersi

dai venditori

di illusioni. Non
seguirlo e criminale

di Mlchele De Luca

ai come in questi mesi
le cellule staminali so-
no assurte agli onori
della cronaca: se ne
parla ovunque e, a
onor del vero, quasi
sempre a sproposito. Non solo in Italia,
sempre a onor del vero. Nell'immaginario
collettivo, complici alcuni ciarlatani, specu-
latori e fenomeni mediaticile cellule stami-
nali sono viste come la panacea per tutti i
mali, noti e persino ancoraignoti, elerego-
lamentazioni, incluse le famigerate GMP
(Good Manufacturing Practice), un com-
plotto ordito dalle industrie farmaceutiche
per impedire ai pazienti di esercitare un
presunto diritto alla "liberta di cura". Posi-
zioni, queste, spesso sposate da incompe-
tentiin materia e in qualche caso appoggia-
te, in modo pitt 0 meno velato, da alcune
istituzioni dimentiche del fatto che dovreb-
bero essere le prime a tutelare la verita dei
fatti e la salute dei pazienti.
Credo sia utile provare, ancora una volta,
a fare chiarezza. Qualche settimana fa un
articolo del’Economist ha suscitatoreazio-
ni di protesta per aver sostenuto che la
scienza e inaffidabile perché sbaglia trop-
po. Nulladi pitlontano dal vero. La scienza
sbaglia perché dispone di un metodo che
consente di avanzare nella conoscenza, €

Le terapie cellulari devono
rispettare le regole della medicina
basata sulle prove in maniera
ancora piil rigorosa perché

sono piu complesse dei farmacl

solose siéin grado di scoprire gli errori ci si
avvicina progressivamente a sapere come
stanno le cose. Ci sono poi ambiti, come la

_ medicina, dove si puo sbaghare dipiu e do-
ve gli scienziati possono piu spesso cercare
di mentire. Ma proprio per ovviare a questi
problemi la scienza si & dotata di strumenti
di auto-controllo assai efficaci e ha poten-
ziatoil metodo scientifico (ovviamente invi-
so a ciarlatani e speculatori), per esempio
sviluppando la cosiddetta "medicina basa-
ta sulle prove di efficacia". Dati alla mano,
laricercamedicamodernadall’inizio del se-
colo scorso ha permesso, tra altre cose, un
notevole allungamento dellasperanzadi vi-
ta: anche in Italia, dato che con 81.5 anni
siamo al secondo posto nel mondo, dietro
al Giappone.

Quali sono i pilastri della medicina basa-
ta sulle prove di efficacia? Sostanzialmente
tre: una solida ricerca di base, una ricerca
pre-clinicameticolosa e unasperimentazio-
ne clinica rigorosa in tutte le sue tre fasi,
quest’ultima essenziale per garantire ai pa-
zientila sicurezza (fase 1) e 'efficacia (fasi 2
e 3) dei farmaci che vengono loro proposti.
Inbuona sostanza stiamo parlando delle re-
golamentazioni cosi tanto discusse in que-
sti mesi. Le cellule staminali, che sono alla
base delle cosiddette terapie avanzate e del-
laneonata medicinarigenerativa, sono enti-
ta pit complesse dei farmaci tradizionali,
richiedono competenze multidisciplinari e
metodi pitl complicati di produzione. Quin-
di,amaggiorragione, devono sottostare al-
le regole della medicina basata su prove.
Non ¢ quindi sorprendente che le terapie
avanzate siano oggi sottoposte quasi ovun-
que, almeno nei paesi piu civili, alla stessa
regolamentazione utilizzata per i farmaci.

Chi propone una derubricazione delle col-
ture cellulari a trapianti o chi si fa promoto-
re di iniziative che tendono a mettere sul
mercato terapie di non provata efficacia e
nonvagliate attraversoletrele fasidellaspe-
rimentazione clinicaminaallaradiceil con-
cettodi medicina scientifica, con potenziale
danno peripazientiche sidovrebbero e vor-
rebbero curare. Perché lo fa? Non ci sono
che due motivi possibili, strettamente colle-
gatitraloro: un movente di tipo economico-
speculativo e la consapevolezza dell'impro-
babilitadell’efficacia delle terapie che siten-
tadi mettere comunque sul mercato.

Cio detto, scienziati di diverse parti del
globo chiedono regolamentazioni pitt adat-
te, ritagliate sumisura per le terapie avanza-
tebasate su colture cellulari. Credo che que-
stasiaunarichiesta giusta, ragionevole pro-
prioin funzione della differenzatraun com-
posto chimico e unacellula. Ilche non signi-
fica assolutamente, e mi preme ribadirlo,
un allentamento delle regole o un’abolizio-
ne dei tre principi cardine della medicina
basatasulle prove di efficacia (ricercadiba-
se, ricerca preclinica e tre fasi di sperimen-

tazione cllmca)

Come si pud dunque conciliare lirrinun-
ciabile necessita di sicurezza ed efficacia
con la peculiarita delle colture cellulari? Le
regole attualmente applicate, originaria-
mente pensate per i farmaci tradizionali,
non sono in realta del tutto ottimali per le
terapie avanzate. Per esempio su alcuni
controlli di processo, che risultano ridon-
danti se non addirittura inutili, soprattutto
nel caso di terapie basate su cellule autolo-
ghe, cioe estratte dal paziente stesso e a lui
destinate. Non e difficile, anche per i non
addetti ailavori, immaginareche i controlli
necessari per unlottodi antibiotici utilizza-
ti da milioni di pazienti sono per forza di
cose diversi da quelli richiesti perla singola
coltura di cellule isolate da un singolo pa-
ziente, e solo alui destinate.

Sarebbe dunque opportuno chele autori-
ta regolatorie ripensassero alcune di que-
ste regole, per consentire alle terapie avan-
zate, soprattutto se legate a malattie rare e
fondate su un reale razionale scientifico di
efficacia, diarrivare alle fasi1e 2 dellasperi-
mentazione (quindi allo sviluppo vero e pro-
prio della terapia) con un impiego di mezzi
economici e di energie inferiori a quelli ne-
cessarioggiper applicare tout courtlerego-
le del farmaco. Questo, senza che si riduca
la sicurezza per il paziente, che rappresen-
tasempre il primo obiettivo di qualsiasime-
dicina moralmente sana.

Accanto ad una semplificazione di alcu-
ne regole, sarebbe necessario applicare al-
le terapie avanzate basate su colture di cel-
lule regole ancora piu severe e stringenti
suirazionali e sullaricercadibase e pre-cli-
nica, che giustifichino la prosecuzione del-
losviluppodel prodotto fino all’applicazio-
ne clinica, anche se sperimentale. Questo
perché la cellula & una entita pitt complessa
diun composto chimico e le sue potenziali-
taterapeutiche meno immediatamente no-
te. Tale cambiamento di prospettiva per-
metterebbe di ottenere almeno duerisulta-
ti: rendere disponibili per i pazienti i pro-
dotti di terapie avanzate a base di colture
cellulari in tempi piu brevi e con costi infe-
riori, e prevenire la diffusione di trattamen-
ti come quelli tipo "Stamina", privi di qualsi-
asi plausibilita scientifica.

Ricordiamoci che la vera compassione,
in campo medico, stanel fornire ai pazienti
garanzie e informazioni a cui ancorare ra-
zionalmente le speranze che, per definizio-
ne, nellamedicina scientifica possono esse-
re basate solo su solide prove scientifiche.
Tutto il resto non puo essere in alcun modo
definito né compassione né medicina. E so-
loillusione.
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