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CONQUISTE DELLA BIOMEDICINA

La sintesi di proteine terapeutiche è un’acquisizione che ha radicalmente rivoluzionato la farmacologia: da una scienza basata sull’utilizzo di sostanze esogene in grado di alterare processi patologici si è passati a produrre, mediante tecniche di ingegneria genetica quindi di inserimento di frammenti di Dna in vettori, sostanze identiche alle proteine endogene capaci quindi di sostituirsi a queste, ripristinando, modificando, intervenendo sui meccanismi molecolari delle patologie. Tra i più notevoli risultati di tale applicazione delle conoscenze sul Dna, si ha la disponibilità di trattamenti innovativi che tendono a diventare più personalizzati, la cura di patologie ‘orfane’ per le quali non esisteva una terapia e notevoli progressi in campo diagnostico.
Trattamenti innovativi

Cellule staminali 
Il loro impiego può costituire opzioni terapeutiche per Parkinson, Alzheimer, diabete, ictus e infarto. Si sta lavorando su tre tipologie di cellule staminali, adulte, fetali ed embrionali. Per queste ultime, com’è noto, le ricerche si scontrano con rilevanti questioni di tipo etico, ma sono alla luce ricerche che sperimentano cellule pluripotenti a partire da somatiche adulte.
Terapia genica 
Riparare o sostituire il gene difettoso è una delle strade più innovative permesse dallo sviluppo delle biotecnologie, specie nelle malattie genetiche per le quali ancora non esiste una cura. Trial clinici sono in corso per il trattamento di fibrosi cistica, ipercolesterolemia,  emofilia, distrofia muscolare, molti tipi di tumore (melanoma, prostata, tumore al polmone e all’ovaio), Aids e malattie cardiovascolari. 
Le cure che mancano 

Malattie rare e farmaci ‘orfani’ 
Le biotecnologie offrono strumenti per lo sviluppo di tecniche diagnostiche e di trattamenti per le malattie ‘orfane’. Da quando esiste la regolamentazione sui farmaci orfani (2000), la UE ha approvato 22 molecole biotech, tra le quali si possono ricordare: 
• agalsidasi alfa (malattia di Fabry) 
• pegvisomant (acromegalia) 
• laronidasi (Mucopolisaccaridosi tipo 1) 
La proteomica 
La disciplina che studia la funzione delle proteine e il loro ruolo nelle patologie è essenziale per lo sviluppo di DNA ricombinante e colture di cellule per produrre le molecole mancanti o carenti. Le terapie più note basate su questo approccio includono il fattore VIII-a e l’insulina. 
Le cure personalizzate 

Farmacogenetica 
La farmacogenetica studia il ruolo dei geni intesi come fattore predittivo di risposta al trattamento farmacologico, sia in termini di dose che di scelta del principio attivo ‘ad hoc’ per certe categorie di pazienti. L’obiettivo principale è aumentare la sicurezza e l’efficacia dei trattamenti definendo dose e farmaco ottimale. 
Le grandi sfide della farmacogenetica sono individuare molecole più selettive efficaci nella terapia di varie forme patologiche, sia comuni che rare, che oggi sfuggono ai trattamenti e aumentare il numero di malattie che possono essere trattate efficacemente limitando la frequenza delle reazioni avverse. 

Diagnosi 
Un esempio dei più comuni tra le applicazioni della biotecnologia è la Polymerase Chain Reaction (PCR) capace di replicare il DNA da analizzare in quantità sensibili per le misure diagnostiche. Grazie ai test della PCR è oggi possibile, per esempio,  misurare accura-tamente la presenza di virus nel sangue. 
Test genetici 
Il progetto genoma ha permesso di mettere a punto test genetici per l’individuazione di circa un migliaio di malattie ereditarie, la maggioranza delle quali dovute a mutazione monogenetiche. La scommessa per il futuro è individuare, tramite nuovi test basati sulle biotecnologie, la predisposizione genetica o ambientale a contrarre malattie dovute a più fattori o geni. 
