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La ricerca scientifica e lo sviluppo 
della terapia

Individuare il gene alterato Capire quali sono le conseguenze
a livello cellulare

Individuare un trattamento 
terapeutico adeguato

Sperimentarne l’efficacia su cellule isolate
e/o su animali di laboratorio

(studi preclinici)Sperimentazione sull’uomo
(sperimentazione clinica)



La nostra ricerca con



Le biotecnologie: scienze antiche

• Le biotecnologie sono tecniche che usano organismi viventi 
o parti di essi per dare origine a prodotti utili all'uomo. Alcuni 
dei possibili obbiettivi sono la produzione di nuovi farmaci e 
la costruzione di tessuti in grado di sostituire quelli umani.  

• Molte persone pensano che le biotecnologie siano nate solo 
negli ultimi tempi, ma in realtà esistono da migliaia di anni...



Le biotecnologie: scienze antiche

• La fermentazione degli zuccheri dell’uva in anidride carbonica ed 
alcool ad opera del lievito Saccaromyces Cerevisiae è un processo 
biotecnologico, iniziato nel IV sec A.C. in Mesopotamia e continuato 
in epoca romana.



Le biotecnologie: scienze antiche

• La lievitazione del pane, la produzione di birra, formaggi e 
yogurt sono processi biotecnologici che utilizzano 
microrganismi o enzimi presenti in natura per trasformare 
materie prime alimentari in prodotti più gradevoli al palato, 
più digeribili e più facilmente conservabili.   



Le moderne biotecnologie



L’ingegneria cellulare: i batteri possono produrre 
proteine che agiscono come farmaci nell’uomo

• Escherichia Coli è un batterio che 
vive nel nostro intestino e partecipa 
al processo digestivo

• Normalmente non è patogeno.
• E’ facile da coltivare in laboratorio.
• Può “leggere” geni umani e produrre 

proteine umane per uso terapeutico 
sicure ed a costi bassi.





SISTEMI DI ESPRESSIONE PER LA PRODUZIONE DI PROTEINE RICOMBINANTI

3) LE CELLULE IN COLTURA DI INSETTO

Consentono di ottenere glicosilazioni, ma queste sono spesso specie-specifiche. 

Coltura difficile e più costosa.

4) LE CELLULE IN COLTURA DI MAMMIFERO

Consente una corretta glicosilazione delle proteine. Le coltivazione è lenta,

cRVWRVa e difficilPeQWe cRQVeQWe l¶RWWeQiPeQWR di proteine in alta resa



L’ingegneria cellulare: i batteri possono produrre 
proteine che agiscono come farmaci nell’uomo

La produzione industriale di farmaci utilizzando i sistemi viventi come bioreattori è da allora 
largamente diffusa, diventando attualmente la via preferita di sintesi di numerosi farmaci, in 
particolare per il costo di produzione relativamente basso.



Interferone beta: peso molecolare 
19.000

Aspirina:Peso 
molecolare 180

Chimici Biotecnologici

I medicinali biotecnologici sono più 
grandi e complessi di quelli chimici



I farmaci biotecnologici usati in medicina



Altre categorie di farmaci prodotti mediante la 
tecnologia del DNA ricombinante

Ormoni Polipeptidici

Eritropoietina: regola la 
produzione di globuli rossi da 
parte del midollo osseo Epocim®

Peptidi o piccole proteine che svolgono 
funzioni essenziali nel controllo del 

metabolismo nei mammiferi. 

Alcuni sono farmaci salvavita

Ormone della crescita:
Humatrope®



Altre categorie di farmaci prodotti mediante la 
tecnologia del DNA ricombinante

Proteine del sangue

Fattore VIII: Recombinate®

Proteine o fattori coinvolti nei processi della coagulazione 
del sangue (fattori VII, VIII, IX) sia nei processi che 

degradano i coaguli (TPA)  

Si sono eliminati i rischi associati alla potenziale 
contaminazione da parte di agenti virali (HIV, HBV, HCV)

TPA: Activase®



Altre categorie di farmaci prodotti mediante la 

tecnologia del DNA ricombinante

Immunomodulatori e Antitumorali

Interferone b: usato nel trattamento della SM, 

agisce sui linfociti T inibendone la migrazione e 

riduce la produzione di citochine.  Avonex®, 

Betaferon®, Rebif®

I più noti sono gli INTERFERONI
che a seconda del tipo possono 

esplicare attività antivirale (a e 

b), immunomodulatrice (g) o 

antitumorale (a). 

Interferone a: usato nel 

trattamento di cancro al rene, 

melanoma, alcune forme di 

linfoma e leucemie. 

IntronA®, Infergen®, 

Alfaferone®, Roferon-A®

Interferone g : usato per ridurre l’incidenza di   

infezioni in pazienti con 

ridotte difese immunitarie.  

Imukin®



DNASE-DRONASE ALFA (PULMOZYME)

Farmaco impiegato nel trattamento della FIBROSI CISTICA.
Il dornase alfa idrolizza il DNA presente nell'espettorato e nel muco 

delle vie aeree e ne riduce la viscosità a livello del polmone.
La ritenzione di secrezioni viscose purulente nelle vie respiratorie 

riduce la funzionalità polmonare ed esacerba le infezioni. Le 
secrezioni purulente contengono elevatissime concentrazioni di 
DNA extracellulare, liberato nel processo di degenerazione dei 

leucociti che si accumulano in risposta all'infezione.

Somministrato per via inalatoria (ampolle monodose 2.5 
mL) non ha effetto sul DNA intracellulare.







Gli anticorpi in Biotecnologie



Produzione

Inattivano le 
tossine batteriche

Impediscono 
l’ingresso in 
cellula di virus e 
batteri



Fagocitosi batterica

Eliminazione di cellule tumorali



Anticorpi monoclonali (Mab) 
e terapia antineoplastica



Anticorpi monoclonali (Mab) 
e terapia antineoplastica



Anticorpi monoclonali (Mab) 
e terapia antineoplastica



Anticorpi monoclonali (Mab) 
e terapia antineoplastica



Anticorpi monoclonali (Mab) 
e terapia antineoplastica







La Terapia Genica



Quali sono i principali 
VANTAGGI PER L'UOMO? 

1. Le biotecnologie consentono di proteggere in maniera piu ̀ efficace 
la nostra salute 

2. nuovi farmaci sviluppati: vaccini piu ̀ sicuri, medicinali contro 
disfunzioni metaboliche a base genetica, 

3. trattamenti contro diverse forme di epatite, 

4. antitumorali piu ̀ efficaci e meno dannosi per l’organismo, 

5. stimolatori delle difese immunitarie in caso di loro abbassamento 
e regolatori delle stesse in caso di funzionamento eccessivo. 



L’ingegneria tissutale
1) Sostenere l’invecchiamento
della popolazione

- Organi e tessuti diventano
inefficienti e le disponibilità di
trapianto sono insufficienti.
- Organi e tessuti servono durante
operazioni chirurgiche, traumi,
malattie come il diabete.

2) Curare alcune situazioni
patologiche che non sono
risolvibile farmacologicamente

3) Creare tessuti per Test In vitro
di tossicita� (sostituire i test su
animali es. pelle e cornea)



Gli elementi di base per la rigenerazione dei tessuti

TESSUTO INGEGNERIZZATOCELLULE SCAFFOLD

CONDIZIONAMENTO
biochimico e fisico

LE CELLULE: adulte o STAMINALI

LO SCAFFOLD (impalcatura): tridimensionale e poroso, accoglie le cellule ed agisce come supporto 
meccanico

IL CONDIZIONAMENTO biochimico e fisico: assicurato all’interno del bioreattore e finalizzato ad 
ottenere un tessuto più simile possibile a quello naturale.



Tessuti Ingegnerizzati
ü Pelle

Il primo tessuto ingegnerizzato introdotto in commercio

ü Cartilagine

ü Osso

ü Pancreas

ü Vasi sanguigni

ü Fegato 

ü Valvole cardiache

ü Vescica urinaria

ü …....



Pelle Ingegnerizzata: quando serve?
GRANDI USTIONI

ULCERA DIABETICA
(estensione limitata ma difficili da guarire)

Ogni danno alla cute di estensione
superiore ai 4 cm2 di superficie non si
rigenera spontaneamente in modo
spontaneo, se non con formazione di 
tessuto cicatriziale !!!!



Pelle Ingegnerizzata: cura delle ustioni



Pelle Ingegnerizzata: l’ulcera diabetica



Vasi sanguigni 
FUNZIONE: Trasporto dell � ossigeno,
dell � anidride carbonica, dei nutrienti e
prodotti del catabolismo, cellule del sistema
innunitario e di altri sistemi, messaggeri
chimici (ormoni).

Proprietà meccaniche (resistenza alla rottura
ed elasticità)

ORGANIZZAZIONE:

ü Intima: cellule endoteliali + lamina basale
(collagene IV ed elastina). Mantengono il
vaso libero da coaguli.

ü Media: cellule muscolari liscie

ü Avventizia: tessuto connettivo, fibroblasti,
vasa vasorum



Vasi sanguigni 
OCCLUSIONE: l’occlusione del lume
di un vaso a causa della formazione
di placche aterosclerotiche può
causare diminuzione di flusso
sanguigno agli organi.

Nel caso delle arterie coronarie il
rischio è quello di infarto del
miocardio.



Vasi sanguigni ingegnerizzati 



Grazie per l’attenzione! J


