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Mot $0 huidng nghién ciiu iing dung té bao yoc trén the vidi
¥a van de dat ra cho Viét Nam

TS Pham Van Phie

Phong thi nghizm Nghién ctu va Ung dung t€ bao géc

Hon 10 ndm qua, cic nghién cliu vé cdng nghé té bao géc (TBG) da c6 nhiing budc tién ngoan muc,
lam thay ddi quan diém, nhan thiic vé y hoc hién dai trén thé gidi. Trong khudn kho bai viét nay, tac
gia gi6i thiéu mét s8 hudng nghién ctiu, ing dung cdng nghé TBG hién nay va ggi md nhiing vén

dé dat ra cho Viét Nam.

TBG 13 uid

TBG |a té€ bao can non tré, cé kha
nang tu thay mdi minh va biét héa
thanh céc té bao chuyén biét khac dé
tao nén cac mé, cd quan khac nhau
cla co thé. TBG duge chia thanh 2
logi: TBG phoi va TBG trudng thanh.
TBG phdi cd tinh chat “toan ning”
hoac “van nang’, c6 khad nang phat
trién thanh tat cd cac loai 18 bao cla
co thé; TBG toan nang rét it, chi co
2 dén 4 té& bao, con TBG van nang
nhiéu hon nhung ciing chi cé vai
chuc té bao trong cd thé nguai. TBG
triidng thanh, cd tinh chét “da nang”
hodc “dan ndng”, it linh hoat han, khé
dé nhan dién, phén lap va tinh luyén,
bao gdm TBG tac mau, TBG nhu ma,
TBG thén kinh, TBG biéu ma éng tiéu
hoa, TBG da.

Cac nghién clu vé TBG di dat
dugc rat nhiéu thanh tuu, thé hién
qua cac mée thai gian sau: nam
1945: phéat hién ra TBG tao mau;
nhiing ndm 60 cla thé ky XX: kham
pha trong ndo trudng thanh co chifa
cac TBG co thé biét héa thanh té bao
than kinh; nam 1981: phan I1&p dugc
TBG phai tif khdi t€ bao bén trong
clia tii phéi chudt; 1995: phan lap
vitro TBG phdi linh trudng tir khéi té
bao trong cla tui phdi; 1996: nhan
ban vé tinh ciiu Dolly; 1998: tao ra
dong TBG phoi ngudi dau tién tif khoi
16 bao trong clia phai tui; 1999: khang
dinh kha ning chuyén biét héa hay

tinh mém déo ctia TBG trudng thanh;
2001: tim ra phuang phap dinh hudng
TBG biét hoa invitro tac ra cac mé
cé thé diing cho ghép mé; 2003: tao
dugc nodn bao ti TBG phéi chudt,
goi y ring TBG phéi co thé ¢6 tinh
toan ning; 2005: phat trién k§ thuét
mdi cho phéP tach chiét TBG phai ma
khéng lam ton thueng phdi; 2007: tim
ra phudng phap tao TBG van nang tu
TBG ngwdi trudng thanh, trong nam
nay, cac¢ nha khoa hoc Evans, Mario
Capecchi va Cliver Smithies dugc
trao tang Gidi thudng Nobel vé cdng
trinh tao chudt chuyén gen bing céng
cu TBG phéi; 2009: Tdng théng My
Obama g8 bd cac han ché vé nghién
¢liu TBG phdi & My; 2010: bénh nhan
dau tien dude diéu tri bang TBG phéi
cho bénh tén thuong cot sdng duge
ti€n hanh bdi Tap doan Geron; 2012:
Gidi thudng Nobel duge trao cho 2
nha khoa hoc Yamanaka va John
Gurdon vé cong trinh tao TBG van
néng c&m (ing, sin phdm thudc TBG
(stem cell drug) ddu tién trén thé gidi
dugc cdp phép luu hanh tai Canada;
2013: Shoukhrat Mitalipov (Trung
tam Nghién clu linh trudng quéc gia
Oregon) va cong su da tao thanh
céng TBG phdi ngudi iU € bao thai
bang céng nghé tao dong liéu phap,
banh mi kep thit ddu tién thé gidi sl
dung thit bé duge san xudt bang cong
nghé TBG trong Gng nghiém dugc
cdng bd; 2014: nha khoa hoc Masayo
Takahashi (Trung t&m Riken) dé tién
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hanh thi nghiém l1am sang sl dung
té bao van néng cam (ing dé diéu tri
bénh mu; 2015: I&n dau tién Co quan
y t& chau Au cdp phép sl dung TBG
ria gidc mac cho s&n pham HoloClar
dé diéu tri bénh Iy vé mat.

Mat sé hudng nghién ciiv, uny duny TBG
trén thé yidi hién nay

Ung dung trong linh vuc y t&

Thé gidi da va dang ddy manh
nghién clu (ng dung TBG theo 2
huéng: lidu phap t€ bao va dude
pham vdi nhiéu két qua kha quan.
Thuat ngii TBG duge si dung trong
y hoc tir nAm 1968, khi viéc cdy ghép
tuy xuang dudc thiic hién thanh céng.
Pén nay, viée st dung TBG tao mau
tlr tuy xuong va mau ngoai vi di rét
phé bién, véi khodng 60.000 ca ghép
tuy xuong dudc tién hanh mai nim
(trong do, 35.000 ca siidung TBG tao
mau ty than, 25.000 ca ghép TBG tao
mau ddng loai). Ngoai cdy ghép tuy
xuang, viée st dung TBG trung md
(MSC) con gidp nganh y té diéu tri
gan 100 bénh khac nhau, dic biét 1a
TBG phéi va TBG van nang cdm (ing
$& gat hai nhiéu thanh céng trong thai
gian tai. Mot s& vi du tiéu biéu nhu:

TBG giup diéu tri cac bénh tim
mach, di diu 14 thi nghiém 1am sang
Phase Il clha Baxter Healthcare
thang qua si dung t€ bao HSC iU
mau ngoai vi tiém vao vung c¢g tim
nhdm 1am gidm ching dau that nguc



d bénh nhan thiéu mau co tim man
tinh, cude thir nghiém sé& hoan thanh
vao thang 6.2016. Nhiing két qud ban
dau cho thay ring, san pham co thé
stia chta mé tim, lam tang dong méu,
lam gidm tan sudt dau thét nguc va
cho phép bénh nhan tap luyén thé
thao. Canh tranh truc tiép vdi san
pham clia Baxter 1a san pham AMR-
001 (Neostem), si dung HSC dugc
lam giau ti tuy xuang dé diéu tri nhai
mau ca tim. AMR-001 dugc tiém vao
déng mach lién guan dén vung nhéi
mau, hudng dén vi tri tn thuong
thiéu mau, noi ma cdc CXCR4 trén
HSC sé& gan vao SDF1 cla té€ bao
nén dugc cdm Uing bdi HIF & mé thiéu
mau. AMR-001 dugc thi nghiém lam
sang & Phase Il vao nam 2013, gidp
san phdm dé dang dudc théng qua
hon so véi san pham clia Baxter.

M6t Ung vién khac trong diéu
tri bénh tim mach 1a san phdm
Ixmyelocel-T cla Aastrom chifa
cac té bao ghép ty than (bac gém
monocytes, macrophage va MSCs)
nham kich thich diéu bién mi&n dich,
ting sinh mach va tai tao mo. San
phdm da hoan thanh thi nghiém &
Phase Il trong bénh thiéu mau chi
trAm trong, udc tinh s& hoan thanh
thir nghiém vao cudi nam 2015. Cong
ty Bioheart va Cytori ¢6 nhiing (ng
vién & Phase Il tuong tu nhu C-Cure
(Cadio3 Bioscience), la cac MSC ty
than, duge hiét hoa théng qua qua
trinh tao cd tim thanh t& bao tim khi
duge tiém vao tim. MSC tif mé mé
clia Céng ty Cytori duge sl dung
trong diéu tri cac b&nh nhdi mau co
tim d4 ti€n hanh & Phase II/III.

HE8 tro diéu tri cdc bénh tu mién,
nhu viém khdp dang thdp hay bé&nh
Crohn... San phdm Prochymal clia
Céng ty Osiris Therapeutic d&n diu
trong [inh vic nay da cho thdy hiéu
qué trong céc thi nghiém lam sang
déi véi cac bénh tu mién. Huéng ing
dung TBG trong bénh dai thac dudng
type 1 cling dudc quan tdm, cac
cdng ty Cellonis Biotechnology, Ixion

Biotechnology va ViaCyte déu c6 san
pham trang mang nay.

Pidu tri cdc bénh than kinh, cac
cdng ty BrainStorm Therapeutics va
NeuroGeneration dd di dau trong
viéc phat trién TBG dé diéu tri bénh
Parkinson, bang cach s dung 2 &
bao: Neuralstem 4 t& bao than kinh
ngudi phat trién ti mé thai véi cac
tac ddng bdo vé than kinh; ReNeuron
cling 14 t& bao than kinh thu tir thai ¢4
¢6 thir nghiém 1am sang clia ReNOO1
trong bénh dét quy. Mét cdng ty khac
cling ¢6 sdn phdm thir nghiém Iam
sang la StemCell Therapeutics, vdi
san phdm NTx-265 tao ra ndo chiic
nang sau doét quy, cling mét sé liéu
phap diéu tri bénh Alzheimer, bénh
thoai hoa cd lien quan dén tudi;
StemCells ciing thif nghiém 1&m sang
Phase | trong bénh Batten sif dung
TBG than kinh ngudi.

TBG trong thif nghiém lam sang,
theo thdong k& tir Clinicaltrial.gov,
trén toan cdu dén nay cé 4.385 thi
nghiém |1am sang vé diéu tri bang
TBG. Tuy nhién, day chi la s6 thi
nghiém lam sang dugc dang ky trén
Clinicaltrial.gov, nhiéu thang k& udc
tinh sa thir nghiém lam sang TBG cé
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thé vuot con sé 10.000 thii nghiém.
Trong dé, han 60% céc thii nghiém
lam sang vé& TBG la trién khai & M;
s6 ¢on lai dugc chia ra cho chau Au
va cac nudc khac.

Céc sdn pham di ducc dua ra thi
truong, hau hét cac san phdm hay
lidu phap TBG dugc dua ra thj trudng
la MSC, cd thé ké dén mot 8 san
phdm tiéu biéu dudc cap phép Iuu
hanh trong diéu tri bénh & Han Quéc
va Canada nhu: Hearticellgram-AMI
(FCB-Pharmicell) 1a mét quy trinh
tiem vao mach vanh ty ghép MSC
dé diéu tri bénh nhdi mau co tim,
dugc cdp phép & Han Quéc tii nam
2011; sdn phadm tu ghép Cupistem
(Anterogen) cho bénh rd hau mébn,
sadn phdm déng ghép Cartistem
(Medispot) diéu tri viem khép va t8n
thuong sun dugc cédp phép & Han
Quéc vao thang 2.2012; dén thang
5.2012, mot MSC déng ghép khac
la Prochymal (Osiris Therapeutics)
dugc cdp phép luu hanh & Canada
cho diéu tri bénh GvHD (Graft versus
Host Hisease). Dé&n nay, co khodng
12 san pham diéu tri dua vao TBG
dugc cdp phép Iuu hanh & nhiéu qudc
gia trén thé gidi.

Bang 1: cdc san pham diéu tri bing TBG diroc cdp phép heu hanh & mot s6 quéc gia

Tén san pham Thanh phén Chi dinh didu tr Kidu £y ghép Cang ty Quét gia
Cartistem TBG trung mé t mau cudng rn | Thodl hoa khép Ghép dingloal  [Medipost Han Qudc
MPC TBG trung mé NiA Ghépdonglodl  |Mesablast Ue
Cupistem TBG trung mé t ma md Bénh o héu mon Ghép W than Anterogen Han Quéc
Prochymal TBG trung mé ti tuf xugng Manh ghépchéng ky chl [Ghép dongloai | Osiris Therapeutics |Canada
AlloStem TBG trung mé 1l g xudng Kudng khdp Ghép donglodl | AlloSource My
HeartiCellGram-AMI| TBG trung mé tl tuf xugng Sau nhdi mau ¢otim Ghép ty thén FCB PharmiCell  |Hén Qudc
Osteocel Plus TBG trung mé ti tuf xugng Xudng kndp Ghép dbngloal  [Nuvasive My
Trinity Evelution | TBG trung mé tr tu xuang Kudng khdp Ghep donglodl | Orthafix My
CardioRel TBG trung mé 1 tuf xugng Sau nhéi mau ¢d tim Ghép ty than Reliance Life An B

Scienca
HaloClar TBG ria gide mae Tén thuang giée mac Ghép ty thén HoloStam chau Au
HemaCord TBG tao mau NiA Ghép dbngloal  [NewYork Blood My
Center
DuCord TBG tao mau NiA Ghépdonglodl  |DaihgcDukeva  |My
Ngén hang mau
Carolinas
N/A: Knong chi cinh o thé
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Tré thanh céng cu mdéi cho
nganh duoc

Vao thang 6.2004, AstraZeneca
da qidi thiéu thudc chéng déng mau
Exanta, 14 két qua cla hon 20 nam
nghién ctu va phat trién, tuy nhién
sau d6 phai dung thusng mai hoéa
san pham nay, vi dif liéu lam sang
da chi ra raing Exanta c6 thé gay ra
tén thuong gan. V&i kinh nghiém tur
Exanta, AstraZeneca cung 2 céng
ty dugc khac A GlaxoSmithKline
va Roche tham gia cung véi 5 ¢g
guan thuée Chinh phi Anh khdi
déng Chuong trinh TBG cho thuéc
an toan (SC4SM). Cau tric nhu
mét cong ty déec 1ap, s ménh cla
SC4SM la st dung té bao géc phéi
(Embryonic stem cells) dé danh gia
tinh an toan cla thude. Ngudi ta hy
vong rdng cac cong nghé phat trién
nay sé clu hang triéu déng vat khoi
bi chét do cac thd nghiém tién |am
sang va tac ra mét cbdng cy mdi
trong nganh dugc.

DPén nay, hang tram bao cao da
st dung TBG nhu 12 mot md hinh
trong sang loc thuée. Theo do, TBG
duge st dung theo 2 huéng: cac chat
tic ché TBG ung thu ding dé lam
thude tri ung thu va cac chat kieh
thich TBG thudng sé lam thude diéu
tri cdc bénh suy thoai hay man tinh.
Bang cach nay, mét s6 (ing vién cho
thuée diéu tri tring dich TBG ung
thu da dugc phat trién va dang trong
giai doan thir nghiém |am sang nhu
BNC101, V55584..

Trd thanh mdt nganh dao fao
va céng nghiép

Hién nay, nhiéu trudng dai hoc
I6n trén thé gidi déu cb cac trung
tdm hay vién nghién clu vé TBG;
bén canh viéc dau tu I6n cho cac
hoat déng nghién cudu, dao tao sau
dai hoc 1a nhiém vu quan trong cla
cac vién nay. Nhdg dé, TBG da va
dang phat trién thanh mét nganh
dao tao & nhiéu trudng dai hoc I6n
nhu: Bai hoc Stanford véi chudng

o

trinh dao tao tién sy sinh hoc TBG
va y hoc tai tao; Pai hoc Harvard
véi chuong trinh dao tao tién sy sinh
hoc tai tao va phat trién..

Sy phat trién manh mé cla TBG
trong thdi gian qua 1a nhd nhing
dong gop tu cac cong ty heat déng
nghién ctu phat trién va thuong mai
hoa san phdm TBG. Bén canh sy
tang trudng nhanh cac don vi hoc
thuat, nam 2013 ¢é sy tang dang ké
cac ¢bng ty dau tu vac cac nghién
clu lam sang, da gép phan thic day
hoat déng nghién clu va thugng
mai TBG. Gan day, c6 khoang 31%
s8 céng ty hoat déng trong linh vuc
nay cé san phdm TBG dugc thuang
mai hod, 21% cac cdéng ty hoat
déng theo kiéu dich vu (vi du ngan
hang TBG), cén lai 30% céac céng
ty dang & giai doan thir nghiém |am
sang cac san pham. Bao cao phan
tich cla Technavio cho ring, tang
trudng cla thi trudng ngan hang
TBG sé tang & t6c dd 15,13% trong
giai doan 2014-2019, trong khi d6,
bao cao cla Céng ty Nghién ctu thi
trusng TMR (M§) cho rang, t6c dé
tang trudng chung cla TBG toan
cAu 12 24,2% tlinam 2012 dén 2018.
Clng theo TMR, thij trudng toan cau
vé TBG dat 26,23 ty USD vao nam
2012 va sé dat 119,52 ty USD vao
cudi nam 2018.

Van dé dat ra cho Viét Nam

Vé nén ting cho hoat dbng
nghién cau va dng dung TBG: trude
day & nudc ta, viéc dau tu cho cac
nghién clu ¢d ban, dac biét nghién
¢lu sinh hoc ¢d ban ¢on chua duge
uu tién, nén nén tang trong nghién
clu sinh hoc hay khoa hoc su séng
cdn yéu. Cac phoéng thi nghiém
nghién cliu chuyén siu vé té bao
hoc, cd ché va cac hoat déng sinh
ly, sinh hoa clia t&€ bao m&i chi dugc
dau tu xay dung trong vai nam trd lai
day, khién viéc ti€p can cac nghién
clu vé TBG cbn rat khé khan, s8
lugng ngudi nghién clu vé TBG cén
khiém tén.

n ww‘%a Nam S& 2 ndm 2016

Vé nguén uc diu tu cho nghién
ciu, ting dung: & nudc ta, viéc dau
tu cho nghién ctu vé TBG con nhiéu
han ché va chua déng bd, trén ca
nudec moi chi ¢6 mét phong thi
nghiém TBG dugc dau tu véi téng
s vén 1a 40 ty déng. Trong nhiéu
nam qua, kinh phi tU trung uong
dén dia phugng dau tu cho Iinh vuc
nghién clu day tiém nang nay mdi
dung lai & mc 100 ty déng. Biéu dé
gidi thich vi sao viée nghién clu vé
TBG & nudc ta chua mang lai hiéu
qué nhu mong muén, bdi véi nguén
Iye dau tu codn thdp, co sé vat chat,
trang thiét bi phuc vy cho nghién
clu codn thidu déng bé, thi khd cé
thé ky vong sé tao ra dudc nhiing
san pham khoa hoc mang tinh dét
pha.

Vé co ché, chinh sdch: nhing
ng dung cua TBG dang tiing ngay,
tiing gi& lam thay déi y - sinh hoc
trén toan thé gidi. Tuy nhién, & nuéc
ta, nhiéu luéng théng tin thigu chinh
xac lam ngudi dan hoang mang
va ngay cang suy nghi sai léch vé
TBG. Do dé, chua tao duge niém tin
cho cac cap lanh dao vé tiém ning
ing dung va sy phat trién cla Iinh
vue TBG, dan d&n sy thiéu manh
dan trong dau tu cho linh vyc nay.
Pén nay, ching ta van chua cé hanh
lang phap Iy ré rang, khién cac eéng
ty tu nhan khong dam mao hiém dau
tu, 1a nguyén nhan chinh han ché su
phat trién trong nghién ciu va tng
dung TBG.

Nhu vay, cac hudng nghién cuu,
Gng dung TBG trén thé& gidi doi hoi
ching ta phai xay dung chién lugc
phat trién phl hop véi thuc tién cla
Viét Nam: xac dinh ding dinh huéng
cAn uu tién phat trién, dau tu t6i han
dé nghién ctu, hoan thién co ché
quan ly, giam sat va danh gia hiéu
qué cac nghién clu e



