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Salvati
dalle cellule
cresciute

suunchip

SILVIABENCIVELLI

L CUORE su un chip. Cellu-
lecardiachediunmalato
fatte crescere al di fuori
del suo corpo. E 'ultimo
passo avanti della scien-
zaversolamedicina personaliz-
zata. Un gruppo di ricercatori,
esperti di cellule staminali e di
ingegneria biomedica, e riusci-
toaricreareinlaboratorioil tes-
sutocardiacodiun pazienteche
puo essere usato per studiare
nel dettaglio la sua malattia. E
unatecnologiache,inunfuturo
non troppo remoto, potra esse-
re usata anche per curare. Il 1a-
voro e statocondotto soprattut-
to all'universita di Harvard, al
Children’s Hospital, ed & stato
pubblicato dalla rivista Nature
medicine.
Iricercatorisonopartitidalla

rarissimasindrome geneticadi
Barth, che colpisce i bambini di
sesso maschile e non conosce
terapia. La malattia € causata
dal difetto di un gene che serve
a produrre una proteina di no-
me Tafazzina: isolata in Italia
nel 1996 dopo una lunga e fati-
cosaricerca, fuchiamatacosiin
uno slancio di autoironia dai ri-
cercatori, che si richiamavano
a Tafazzi e al suo autolesioni-
smo (come se il gruppo volesse
dire «<ma chi ce 1'ha fatto fa-
re...»). La Tafazzina serve a far
funzionarelecelluledelleossae
dei muscoli, e in particolare
quelle cardiache. Di conse-

Sanato il difetto
della “proteina Tafazzi”
isolata da una équipe

Un esperimento di Harvard
con lestaminali fasperare
inunrmedioallarara
sindrome di Barth
E.compie un passo decisivo
verso le cure personalizzate

italiana vent’anni fa

guenza, i bambini con la sin-
dromediBarthhannoungrave
difetto al cuore. I ricercatori
americani hanno preso due
bambini malati e hanno prele-
vato loro alcune cellule della
pelle. Grazie alle tecniche di ri-
programmazione cellulare
(quelle che riportano le cellule
indietro nel tempo, a quando
non erano ancora differenzia-
te,comenell’embrione) lehan-
no trasformate in staminali.
Anche queste staminali, come
tutte le cellule del corpo dei
bambinimalati, eranoportatri-
cideldifettodel gene perla Ta-
fazzina. Poi, invece di farle cre-
scere una per una su una pia-
stra di laboratorio, le hanno
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messe su un chip ricoperto di
proteineumane capacidisimu-
lare l'ambiente naturale del
cuore.Ele hanno fatte crescere
tutteinsieme, aprodurreunve-
ro e proprio lembo di tessuto
cardiaco funzionante. O me-
glio: funzionante come lo € nei
bambini con sindrome di
Barth, quindiconpocaforzaper
contrarsi. Maproprioquestoha
mostrato che si trattava di una
copiaesattadeltessutomalato.

Ariprova,iricercatorihanno
introdotto la Tafazzina nelle
cellule e hanno visto che il di-
fetto di contrazione guariva,

confermando l'origine della
malattia. Poi hanno studiato
nel dettaglio i difetti causati
dalla sua mancanza e indivi-
duato con precisionei meccani-
smi cellulari che fanno amma-
lare le cellule in quei singoli pa-

zienti, che non necessariamen-
te sono sempre gli stessi. Da
qui, dicono, si apre una nuova
stradaperlacuradellemalattie
del cuore. Una strada che sara
sempre diversa, paziente per
paziente.

Perché, spieganoiricercato-
ri, poter avere un pezzo di tes-
suto & tutto un altro discorso ri-
spetto alla possibilita di studia-
relesingole cellule. Ed & questo
il senso della tecnologia chia-
mata organ — on — a — chip:
una tecnologia, cioe, che per-
mette di partire da una cellula
staminale del singolo paziente
e di avere un modello esatto di
quello che succede nei suoi tes-
sutidifettosi, e solo nei suoi.

©@RIPRODUZIONE RISERVATA

La malattia
Sindrome di Barth

@ malattia genetica rara, colpisce
solo i bambini maschi e porta
a un grave difetto cardiaco
e muscolare

la causa
€ una mutazione
del gene TAZ
che si trova
sul cromosoma X

@ prelevate cellule
della pelle
di due bambini N
con la sindrome di Barth ™.

@ le cellule

sono state T
trasformate
in staminali

@ ora si potranno

le staminali sono
state fatte crescere
sotto forma

di cellule del cuore
su un microchip

Jp— (

le nuove cellule

; del cuore erano

portatrici del difetto
genetico che causa

*, lasindrome di Barth

i ricercatori

hanno potuto
studiare il difetto
delle cellule causato
dalla MANCANZA
DI PROTEINA
TAFAZZINA

studiare nuove terapie
verificandone l'efficacia
sulle cellule del paziente,
ma al di fuori

del suo corpo
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