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Fibre muscolari generate in laboratorio a partire da mesangioblasti 
umani (cellule staminali che danno origine a muscoli, ossa e 
cartilagine).

Il più grosso ostacolo ai trattamenti che usano 
trapianti di cellule da donatori è il potenziale rigetto 
delle cellule da parte del sistema immunitario del 
paziente. Trattare i pazienti con le proprie cellule 
(come cellule geneticamente modificate oppure 
cellule iPS) potrebbe in gran parte superare 
i problemi di rigetto, ma indurre altri rischi.i problemi di rigetto, ma indurre altri rischi.

Tutti i muscoli di un paziente sono indeboliti e 
hanno bisogno di trattamento. Distribuire le cellule a 
tutti i muscoli sparsi per il corpo è una enorme sfida 
per i trattamenti di terapia cellulare.

Le terapie cellulari hanno inoltre un tasso di 
successo relativamente basso nell’integrare cellule successo relativamente basso nell’integrare cellule 
terapeutiche nei muscoli danneggiati (fenomeno 
chiamato “scarsa integrazione).

Quali sono le sfide?
I ricercatori stanno esaminando dettagliatamente le 
cellule satellite e le cause di danno muscolare, oltre 
a investigare trattamenti che aiutino a ridurre i danni 
muscolari come ad esempio trattamenti 
anti-infiammatori.

Alcuni studi stanno esaminando metodi per 
preservare, e possibilmente ripristinare, la 
funzionalità muscolare, trapiantando nei pazienti funzionalità muscolare, trapiantando nei pazienti 
cellule che producano distrofina. Queste cellule 
potrebbero essere cellule prese da un donatore 
sano o cellule geneticamente modificate del 
paziente stesso.

Si sta inoltre studiando l’uso di cellule staminali 
pluripotenti indotte (iPS) come piattaforma per 
produrre larghe quantità di cellule con geni per produrre larghe quantità di cellule con geni per 
la distrofina sani. 

A che punto è la ricerca?

Le distrofie muscolari sono un gruppo di malattie 
genetiche che causano debolezza e un progressivo 
declino dei muscoli cardiaci e scheletrici.

Alle persone con la distrofia muscolare di Duchenne Alle persone con la distrofia muscolare di Duchenne 
(DMD) manca una proteina chiamata distrofina, cosa 
che rende i loro muscoli facilmente danneggiabili.  
Danni muscolari posso causare infiammazioni che 
aumentano il danno al tessuto muscolare stesso.

Normalmente, cellule staminali dei muscoli chiamate 
“cellule satellite” creano cellule dette mioblasti che 
riparano le fibre muscolari danneggiate.riparano le fibre muscolari danneggiate. Tuttavia, 
le cellule satellite dei pazienti con DMD fanno fatica 
a generare sufficienti mioblasti e si esauriscono in 
fretta.

Cosa sappiamo?

Distrofia muscolare: come possono aiutare le cellule staminali?
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