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STUDIO CLINICO IN FASE 1 “APPLICAZIONE CLINICA DELLE CELLULE STAMINALI
MESENCHIMALI AUTOLOGHE NELLA SCLEROSI LATERALE AMIOTROFICA”

Responsabile: dott LetiziaMazzini, Clinica Neurologica, Universitadel Piemonte Orientale, Novara

Lo studio autorizzato dall’ Istituto Superiore di Sanita e finanziato in parte dal Ministero della Salute
ha come obiettivo primario laverificadellasicurezza e dellatollerabilita del trapianto di cellule
staminali mesenchimali autologhe in 10 pazienti con malattia del motoneuroni.

Al momento i 10 pazienti sono gia stati sottoposti al trapianto e sta proseguendo il loro follow up
clinico c\o laClinica Neurologicadell’ Universita del Piemonte Orientale di Novara. Si e ritenuto
indispensabile, a questo scopo, sviluppare o studio con ricerche di tipo neurofisiologico,
neuroradiologico e neuropatologico mirate da un lato alla definizione dei meccanismi d azione delle
cellule staminali trapiantate nell’ uomo e dall’ altro alla messa a punto di metodiche quantitative e
qualitative per lo studio della evoluzione dellamalattia. A tali ricerche é stato dedicato uno
specialista neurologo che e risultato vincitore della borsa di studio della durata di 2 anni assegnata
dopo pubblico concorso con i fondi donati dalla Fondazione Vialli e Mauro all’ Azienda Ospedaliera
“Maggiore della Carita” di Novara (50.000 Euro).

Al momento i risultati confermano quanto giariscontrato in un precedente studio pilota. 1l trapianto
di cellule staminali mesenchimali autologhe nel midollo spinale dei pazienti con SLA puo essere
effettuato senza significativi effetti collaterali e non sono emersi segni di tossicita sia acuta che nel
lungo termine riferibile alle cellule. In un sottogruppo di pazienti pud essere ipotizzato un effetto
terapeutico locale delle cellule trapiantate. Questi dati sono in corso di pubblicazione su riviste
internazionali e tutte recano I’ acknowledgment alla Fondazione Vialli e Mauro per il contributo e

saranno rese disponibili non appena possibile.



Lecellule prelevate dal midollo osseo del paziente stesso sono state isolate ed espanse c\o il Centro
Trapianti e terapia cellulare dell’ Ospedal e Regina Margherita di Torino. A questo scopo il
laboratorio e stato arricchito di nuova strumentazione. attraverso la donazione di 38.300 Euro da
parte della Fondazione Viali e Mauro. Uno studio parallelo elaborato c\o il Centro Trapianti

dell’ Ospedale Regina Margherita ha confrontato le caratteristiche delle cellule staminali
mesenchimali autologhe dei pazienti con SLA e di donatori sani ha dimostrato per la primavolta
che queste cellule presentano caratteristiche simili nei 2 gruppi e che quindi possono rappresentare
unafonte per laterapiacellulare nella SLA.

| risultati sono in corso di pubblicazione e saranno visibili collegandosi direttamente al sito della
rivista

www.ingentaconnect.com/content/cog/ct/2008/00000017/00000003%3Bj sessi onid%3D 3vsh5t7mm

ped4.victoria
Sono inoltre in stampaii risultati ottenuti nel modello sperimentale animale della malattia (topo

SOD). Dopo trapianto di cellule staminali mesenchimali umane si e rilevato un miglioramento della
sopravvivenza e del decorso della malattia correlabile ad un effetto delle stesse sui principali
meccanismi patogenetici dellamalattiain particolare alivello dell’ attivazione microgliae. La
pubblicazione saravisibile a sito dellarivista

http://www.sciencedirect.com/science/journal /09699961

In conclusione al momento i nostri studi hanno dimostrato per la prima volta con pubblicazioni
scientifiche internazionali che trials clinici con cellule staminali sono possibili nella SLA ed hanno
aperto la stradaad unalineadi ricerca estremamente dibattuta ma altrettanto promettente. Sulla
base della nostra esperienza nuovi trials clinici saranno avviati anche negli Stati Uniti con cellule
staminali neuronali nella SLA ed uno studio europeo multicentrico € stato avviato per una patologia
atrettanto invalidante quale la Sclerosi Multipla.

Riteniamo che oltre all’ interesse puramente scientifico i nostri studi diano una risposta concreta ai
pazienti che chiedono sperimentazioni con le cellule staminali per laloro malattia evitando viaggi
della speranzain paesi dove esiste un pauroso mercato di “staminali”.

Ci sentiamo pertanto come clinici e ricercatori motivati a proseguire un percorso scientifico
estremamente complesso ma riteniamo molto promettente.

Chiediamo alla Fondazione Vialli e Mauro di aiutarci ancora una volta nel nostro percorso

rinnovando la borsa di studio ad uno specialista neurologo che abbia acquisito una competenza



specificanei trials sperimentali in pazienti con SLA delladuratadi 2 anni assegnata dopo pubblico
concorso all’ Azienda Ospedaliera“Maggiore della Carita” di Novara.

In fede
Drssa Letizia Mazzini



