20. gennaio
Cinque importanti innovazioni mediche del 2024 da integrare e migliorare nel
2025

Beati coloro che possono dare senza ricordare e prendere senza dimenticare.
Melvin Schleeds

Ottobre
La terapia genica ripristina I'udito nei bambini

| bambini affetti da sordita ereditaria hanno riacquistato I'udito grazie a un tipo di terapia genica,
secondo i risultati di uno studio clinico pubblicati a gennaio sulla rivista medica The Lancet .

5. | ricercatori del Mass Eye and Ear, un ospedale specializzato di Boston, hanno
esaminato sei bambini affetti da una forma di sordita genetica (DFNB9), causata da una mutazione
genetica che interferisce con la trasmissione dei segnali sonori dall'orecchio al cervello.

a terapia genica prevedeva |'uso di un virus inattivo, portatore di una versione funzionante del
gene, che veniva introdotto nell'orecchio interno dei sei bambini.

Dopo 26 settimane, cinque dei sei bambini avevano recuperato l'udito e riuscivano persino a
sostenere una "conversazione normale".

,:;5 Zheng-Yi Chen, uno scienziato associato presso gli Eaton-Peabody
Laboratories presso Mass Eye and Ear e co-investigatore dello studio ha detto

"Con questa terapia genica, i bambini hanno riacquistato I'udito e sono stati in grado di parlare.
Quindi, in un certo senso, la vita e totalmente trasformata"Questo studio ha davvero aperto
l'intero campo, in modo che, in futuro, saremo in grado di sviluppare un trattamento per altri
[tipi] di perdita genetica dell'udito, per i quali al momento non esiste alcun trattamento".



Immagine fissa tratta dal video di uno studio sulla terapia genica volta a ripristinare I'udito nei bambini
affetti da sordita ereditaria.Generale di Massachussets Brigham

Marzo
Xenotrapianto rivoluzionario

Nel marzo 2024, i chirurghi del Massachusetts General Hospital (MGH) hanno eseguito il primo
trapianto di rene di maiale geneticamente modificato su un essere umano vivente al mondo .

Nel corso di una procedura durata quattro ore , un'équipe chirurgica ha collegato i vasi sanguigni e
I'uretere (il condotto che trasporta I'urina dal rene alla vescica) del rene di maiale con quelli di
Richard Slayman, un uomo di 62 anni affetto da una malattia renale allo stadio terminale.
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4 A Leonardo Riella direttore del Centro trapianti:

"Per i pazienti con insufficienza renale, sappiamo che il trapianto é la migliore opzione di
trattamento, ma sfortunatamente, ci troviamo di fronte a un'immensa carenza di organi", ha
detto ad ABC News il dott "Quindi, abbiamo oltre 100.000 pazienti in attesa di un trapianto
renale negli Stati Uniti e pit di 17 pazienti muoiono ogni giorno in lista d'attesa".

"Quindi, l'idea qui é, come possiamo superare questa barriera di carenza di organi? E avere reni
di un'altra specie che potrebbero essere consegnati in modo tempestivo a questi pazienti una
volta che sviluppano insufficienza renale potrebbe cambiare le carte in tavola per l'intero
campo", ha aggiunto.

Slayman € morto a maggio di quest'anno, ma secondo il MGH non ci sono prove che la causa sia
stata il trapianto .

Riella ha affermato che nel corso delle cure prestate a Slayman, si € imparato molto su come
erogare al meglio le cure quando si utilizzano organi animali per i trapianti, nella speranza di
rendere il trattamento pil ampiamente accessibile ai pazienti in attesa di un nuovo organo.




11 16 marzo 2024, al Massachusetts General Hospital,
i chirurghi eseguono il primo trapianto di rene di maiale
geneticamente modificato su un essere umano vivente.

Luglio
Scoperta la causa del lupus

Un team del Brigham & Women's Hospital e della
Northwestern Medicine ha affermato di aver scoperto la causa della malattia autoimmune lupus e
un possibile modo per invertirla.

In uno studio, pubblicato sulla rivista Nature a luglio, i ricercatori hanno confrontato campioni di
sangue di 19 pazienti affetti da lupus con quelli di 19 pazienti senza questa patologia e hanno
riscontrato degli squilibri nei tipi di cellule T prodotte dai pazienti affetti da lupus.

| linfociti T sono un tipo specifico di globuli bianchi che svolgono un ruolo cruciale nella risposta
immunitaria dell'organismo alle malattie.

Deepak Rao, autore corrispondente e reumatologo presso il Brigham and
Women's Hospital e co-direttore del suo Center for Cellular Profilino:..

"Abbiamo identificato uno squilibrio fondamentale nelle risposte immunitarie dei pazienti affetti
da lupus e abbiamo definito mediatori specifici che possono correggere questo squilibrio per
attenuare la risposta autoimmune patologica



Settembre

Una nuova classe di farmaci per la schizofrenia
A settembre, la FDA ha approvato la prima nuova classe di farmaci per il trattamento delle
persone affette da schizofrenia in pit di 30 anni.
La pillola, chiamata Cobenfy e prodotta dalla Bristol Myers Squibb, combina due farmaci, la
xanomelina e il cloruro di trospio, e si assume due volte al giorno.
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Gli studi clinici hanno dimostrato che la combinazione aiuta a gestire i sintomi della schizofrenia,
come allucinazioni, deliri e pensiero disorganizzato.

‘ René Kahn, direttore del dipartimento di psichiatria presso la Icahn School of
Medicine del Mount Sinai, ha affermato che ci sono voluti molti anni per sviluppare i primi farmaci
per la schizofrenia, efficaci nel prevenire la psicosi e che agiscono bloccando i recettori della
dopamina.

"Bloccare il recettore della dopamina direttamente o indirettamente é molto spiacevole. A volte,
per i pazienti, possono verificarsi effetti collaterali spiacevoli. Puo diminuire la loro energia, puo
farli sentire depressi e puo dare loro effetti collaterali parkinsoniani”, ha detto Kahn ad ABC
News.

Ha descritto Cobenfy come "rivoluzionario nel senso che é il primo farmaco che non influenza
direttamente - con I'enfasi su direttamente - il sistema della dopamina e certamente non blocca i
recettori della dopamina. Quindi é molto importante, perché potrebbe dimostrare che non
dobbiamo bloccare o influenzare direttamente il sistema della dopamina, ma possiamo farlo
attraverso un meccanismo diverso".

Kahn ha affermato che il passo successivo sara monitorare il farmaco mentre viene prescritto a
migliaia di pazienti affetti da schizofrenia, per garantire che funzioni e che gli effetti collaterali
siano minimi.



Novembre

Primo test combinato COVID-19 e influenza.
A ottobre, il test antigenico Healgen Rapid Check COVID-19/Flu A&B ha ricevuto il via libera
normativo per l'uso da banco.
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Pud fornire un risultato entro 15 minuti per COVID-19 e influenza A e B. L'accuratezza del test e del
99% per i campioni COVID-19 negativi, del 92% per i campioni COVID-19 positivi, del 99,9% per i
campioni influenzali negativi e tra il 92,5% e il 90,5% per i campioni positivi rispettivamente di
influenza A e influenza B.

Il test antigenico Healgen Rapid Check COVID-19/Flu A e B puo essere acquistato in farmacia o in
altri negozi senza prescrizione medica.

Non fingiamo che il COVID-19 non sia mai accaduto...

Poco piu di 5 anni fa, alla vigilia di Capodanno del 2019, I'Organizzazione Mondiale della Sanita
(OMS) venne a conoscenza dei primi casi di polmonite di eziologia sconosciuta a Wuhan, in Cina. Si
stava gia preparando una tempesta di malattie infettive globali di massa, che avrebbe bloccato il
mondo, con profondi impatti economici, sociali e politici che riecheggiano ancora oggi. E
comprensibile che governi e individui possano voler dimenticare che la pandemia di COVID-19 sia
mai avvenuta, ma tale amnesia collettiva impedisce all'umanita di essere pronta per la prossima
pandemia. Il mondo fece lo stesso negli anni '20, desideroso di voltare pagina dopo la devastazione
della pandemia influenzale del 1918. Una ripetizione di questo comportamento spreca le
opportunita attuali di istituzionalizzare e incorporare le migliori pratiche per le minacce attuali e
future.

Dal 1° gennaio 2020, I'OMS ha attivato meccanismi di risposta alle emergenze e ha collaborato con
organizzazioni pubbliche, private, internazionali e non governative, istituti accademici e di ricerca e
altri per affrontare il COVID-19 in tutto il mondo. Cio includeva misure per rafforzare la sorveglianza;
implementare strategie e linee guida basate sulle prove per prevenire la diffusione; migliorare la
comunicazione; fornire diagnosi, vaccini e medicinali; e altro ancora. Al suo apice a gennaio 2021, i
paesi segnalavano circa 100.000 decessi correlati al COVID-19 ogni settimana. Il numero di casi
segnalati ha raggiunto i 23,5 milioni a settimana all'inizio del 2022 , quando & emersa la variante



Omicron. Dal 2020, sono stati segnalati allOMS almeno 7 milioni di decessi, sebbene le stime
effettive della mortalita siano almeno tre volte superiori. L'impatto completo della pandemia deve
ancora essere compreso e quantificato.

Giunto ormai al sesto anno di circolazione, il coronavirus 2 della sindrome respiratoria acuta grave
(SARS-CoV-2), il virus che causa il COVID-19, continua a evolversi e a infettare le persone, causando
gravi malattie, condizioni post COVID-19 (chiamate anche Long Covid) e decessi. L'OMS riceve
attualmente dati sui decessi dovuti al COVID-19 solo da circa 34 paesi su 234 paesi e territori in tutto
il mondo. Solo in quel sottoinsieme, si registra una media di almeno 4000 decessi al mese. Sebbene
siano stati raggiunti alti livelli di vaccinazione contro il COVID-19 durante i primi 3 anni della
pandemia nei paesi con accesso ai vaccini, i tassi attuali sono estremamente bassi. Meno del 2%
degli individui a rischio di eta superiore ai 60 anni negli stati membri dell'OMS avrebbe ricevuto una
dose di vaccino contro il COVID-19 dall'inizio del 2024, con un'adesione altrettanto bassa anche tra
gli operatori sanitari e assistenziali.

Numerosi panel indipendenti hanno formulato piu di 300 raccomandazioni per prevenire una futura
catastrofe, ma la mancanza di progressi minaccia di cancellare i guadagni duramente guadagnati
durante la pandemia. Sfortunatamente, € sempre piu difficile prepararsi per la prossima pandemia,
soprattutto a causa della diminuzione della fiducia nei leader politici, nelle istituzioni e nella scienza,
e delle urgenti priorita nazionali. Nonostante queste sfide, gli stati membri dell'lOMS continuano a
elaborare un accordo giuridicamente vincolante volto a rafforzare la prevenzione, la preparazione e
la risposta alla pandemia . Portare avanti questo accordo & fondamentale per rafforzare i sistemi e le
capacita prima della prossima pandemia. Sebbene i negoziati siano stati duri, non sono terminati e il
senso di urgenza condiviso spingera, si spera, i paesi a trovare una via d'uscita e a finalizzare
I'accordo in tempo per I'Assemblea mondiale della sanita di maggio 2025.

E fondamentale lungo il percorso che tutti i paesi si impegnino a rispettare i principi di trasparenza e
a condividere le informazioni durante le future epidemie, senza attribuire colpe, in modo che tutti i
paesi possano adottare misure concrete per prevenire, preparare e mitigare future epidemie e
pandemie. Purtroppo, il mondo non dispone ancora dei dati e dell'accesso necessari per
comprendere appieno le origini del COVID-19 . Tali informazioni aiuteranno a prevenire le pandemie
all'inizio. L'OMS ha ripetutamente chiesto alla Cina di condividere tutte le informazioni disponibili sui
primi casi, sugli animali venduti nei mercati di Wuhan, sui laboratori che lavorano con i coronavirus e
altro ancora, ma fino ad oggi non ha ricevuto queste informazioni.

Non solo il COVID-19 e ancora una minaccia per la salute globale, ma I'anno scorso il mondo ha
assistito alla rinascita, all'emergere o all'espansione geografica dell'influenza aviaria, dell'MPOX, del
colera, della febbre dengue, della febbre di Oropouche, della malattia da virus di Marburg e di altre
malattie infettive. Il cambiamento climatico e le crescenti interazioni tra animali ed esseri umani
stanno aumentando i rischi di malattie nuove o riemergenti. L'eredita del COVID-19 non deve essere
definita solo da dolore, perdita e sconvolgimento. Piuttosto, |'esperienza e piena di lezioni che il
mondo non dovrebbe sprecare. La prossima pandemia, che non € una questione di se, ma di
guando, non aspettera.



