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TERAPIE GENICHE: COME AGGIORNARE LA REGOLAMENTAZIONE
EUROPEA PER ESSERE PRONTI PER IL FUTURO?
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Abstract Il quadro normativo europeo sui Medicinali per Terapie Avanzate (ATMP), che include
le terapie geniche, risale al 2007, quando il biotech farmaceutico era agli inizi. 0ggi,
le scoperte scientifiche e tecnologiche—dalle terapie basate su complessi
CRISPR/Cas9-RNA alle nuove tecnologie di produzione e ai sistemi di
somministrazione—ne hanno evidenziato i limiti. In questo lavoro discutiomo le
criticitd, dal punto di vista regolatorio, nel qualificare i prodotti con meccanismi
d'azione diversi (per esempio, editare il genoma dell'ospite oppure modulare
I'espressione genica), introducendo criteri pit chiari e consulenza mirata.
Suggeriomo anche di razionalizzare supporto e incentivi per le terapie piu
complesse, considerando sia il funzionamento sia i processi produttivi, per
accelerarne lo sviluppo sicuro ed equo per i pazienti.

Parole chiave Terapia genica, medicinali per terapie avanzate (ATMP), classificazione del
medicinale, editing genetico, quadro normativo

Graphical fronky-rportpirai ;E”Ei

abstract The fur'.cher gene N 4
therapies progress,.... g e

L=

...the greater the challenges in
qualifying new technologies,....

L

...the greater the need for an up-to-
date regulatory framework to ensure
public health and equitable access for
patients.
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