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ABSTRACT

La terapia cellulare rappresenta una delle piu grandi rivoluzioni nel campo della medicina moderna.
Non si tratta solo di una sfida clinica e scientifica, ma anche di una complessita normativa,...

La terapia cellulare rappresenta una delle piu grandi rivoluzioni nel campo della medicina
moderna. Non si tratta solo di una sfida clinica e scientifica, ma anche di una complessita
normativa, organizzativa ed economica che richiede un approccio multidisciplinare. Vediamo

alcuni dei motivi principali che rendono questo ambito cosi particolare e complesso.
Dall’Acqua al Vino: Il Passaggio da Tessuto a Farmaco

Durante i miei corsi, utilizzo spesso una metafora che sintetizza perfettamente la complessita
normativa della terapia cellulare: € come I'acqua che si trasforma in vino. Infatti, dal punto di
vista regolatorio, si parte da un tessuto (ad esempio, cellule staminali o linfociti) che, attraverso

un processo di manipolazione e produzione, diventa un farmaco.

Questa trasformazione non e solo concettuale, ma ha implicazioni normative enormi. Si devono
infatti rispettare contemporaneamente le norme che regolano la produzione farmaceutica (GMP
- Good Manufacturing Practice) e quelle relative alla gestione dei tessuti, che derivano da
normative europee e dai decreti di recepimento nazionali. Questa doppia regolamentazione crea
un contesto normativo particolarmente stringente e articolato, che deve essere gestito con

attenzione.
Un Nuovo Modello di Produzione: La Terapia Personalizzata

La terapia cellulare introduce un paradigma completamente nuovo rispetto alla farmaceutica
tradizionale. Nella produzione classica, un singolo lotto di farmaco e destinato a molteplici
pazienti. Nella terapia cellulare, invece, si passa al concetto di un lotto per un singolo

paziente.
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Questo implica la necessita di ripensare completamente i processi produttivi, logistici e
normativi. Ogni paziente ha un trattamento unico, con tempistiche precise e un rigoroso
controllo di qualita lungo tutta la filiera, dall’approvvigionamento delle cellule fino all’infusione

finale.
Fornitore e Cliente Coincidono: Il Caso delle Terapie Autologhe

Un altro elemento distintivo della terapia cellulare, soprattutto per le terapie autologhe come
i CAR-T, ¢ il doppio ruolo del paziente e dell’ospedale. In questi casi, il paziente e la struttura

sanitaria non sono solo destinatari del trattamento, ma anche fornitori della materia prima.

Il percorso inizia con la raccolta delle cellule del paziente, che vengono poi inviate a un
laboratorio di produzione per essere manipolate e trasformate nel farmaco. Successivamente, lo
stesso paziente riceve il farmaco prodotto, chiudendo un ciclo che & molto piu simile a una

"catena di produzione personalizzata" che alla classica filiera farmaceutica.

Questa interconnessione tra fornitore e cliente introduce una serie di sfide gestionali, logistiche
e normative senza precedenti, che richiedono un coordinamento perfetto tra ospedali, centri di

produzione e organismi regolatori.
Le Sfide Etiche e Medico-Legali

Infine, la terapia cellulare apre un enorme dibattito etico e medico-legale. Le domande sono

numerose:

e Chi ha la proprieta delle cellule e del farmaco derivato?
e Come si garantisce I'accesso equo ai trattamenti, dato il loro elevato costo?

e Quali sono le responsabilita medico-legali in caso di eventi avversi?

Questi aspetti rendono evidente che la terapia cellulare non € solo un’evoluzione scientifica, ma
anche una sfida regolatoria, organizzativa ed etica che richiede nuove soluzioni e un quadro

normativo adeguato.
| Costi e la Sostenibilita del Sistema

Uno degli aspetti piu critici della terapia cellulare € il suo costo estremamente elevato. ||
processo produttivo € altamente specializzato e complesso: dalla raccolta delle cellule alla
manipolazione, dalla conservazione al trasporto e all'infusione finale, ogni passaggio richiede

infrastrutture di alta tecnologia, personale qualificato e rigorosi controlli di qualita.
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Questi fattori rendono il costo per paziente molto alto, spesso nell’ordine di centinaia di
migliaia di euro per trattamento. Questa realta apre una grande questione sulla sostenibilita

economica della terapia cellulare:

e Come garantire I'accesso equo ai trattamenti, evitando che diventino riservati a pochi
pazienti selezionati?

e Quali modelli di rimborso e di pricing possono essere adottati per rendere queste terapie
sostenibili per i sistemi sanitari?

e Quale sara il ruolo delle aziende farmaceutiche, delle istituzioni pubbliche e delle

assicurazioni sanitarie nel finanziare queste terapie?

Questi interrogativi devono essere affrontati per garantire che I'innovazione non si trasformi in
un trattamento di nicchia, ma in una reale opportunita terapeutica per tutti i pazienti che ne

hanno bisogno.
Conclusioni

La terapia cellulare rappresenta un cambiamento epocale nel modo in cui concepiamo i
trattamenti medici. Tuttavia, la sua implementazione richiede un ripensamento profondo

dell’intero ecosistema sanitario, dalle normative alla logistica, dai costi alla governance.

Affrontare queste sfide significa garantire che la terapia cellulare possa esprimere tutto il suo
potenziale, offrendo ai pazienti cure innovative in un contesto sicuro, etico ed economicamente

sostenibile.
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