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Mot $6 huGng nghién ciiu iing dung té bao yoc trén the yidi
Va van de dat ra cho Uiét Nam

TS Pham Van Phic

Phong thi nghiém Nghién ctu va Ung dung t& bao goc

Hon 10 ndm qua, cac ngh|en cliu vé cong nghé té bao géc (TBG) da c6 nhiing budc tién ngoan muc,
lam thay déi quan diém, nhan thic vé y hoc hién dai trén thé gi6i. Trong khuon khé bai viét nay, tac
gia gidi thidu mét sé hudng nghién ciu, ing dung cong nghé TBG hién nay va ggi mé nhiing van

dé dat ra cho Viét Nam.

TBG Ia gi?

TBG la té bao con non tré, ¢ kha
nang tu thay méi minh va biét hoa
thanh cac t€ bao chuyén biét khac dé
tao nén cac mo, co quan khac nhau
clia cg thé. TBG dudc chia thanh 2
logi: TBG phai va TBG trudng thanh.
TBG phéi ¢6 tinh chat “toan nang”
hoac “van nang cé kha nang phat
trién thanh tat ca cac loai t& bao cla
co thé; TBG toan nang rat it, chi co
2 dén 4 té bao, con TBG van nang
nhiéu hon nhung ciing chi c6 vai
chuc t€ bao trong co thé ngu’dl TBG
trudng thanh, cé tinh chat “da nang”
hoac “don nang" it linh hoat hon, kho
dé nhan dién, phén lap va tinh luyén,
bao gém TBG tao mau, TBG nhu ms,
TBG théan kinh, TBG biéu m6 6ng tiéu
hoa, TBG da.

Cac nghlen cliu vé TBG da dat
dudc rét nhiéu thanh tyu, thé hién
qua cac moc thdi gian sau: nim
1945: phat hién ra TBG tao mau:
nhiing ndm 60 cla thé ky XX: kham
pha trong néo truong thanh c6 chia
cac TBG c6 thé biét hoa thanh t& bao
than kinh; nam 1981: phan lap dugc
TBG ph0| tlr khéi t€ bao bén trong
cUa tui phoi chudt; 1995: phan Iap
vitro TBG ph0| linh trudng ti khoi té
bao trong cla tdi phéi; 1996: nhan
ban vé tinh cliu Dolly; 1998: tao ra
dong TBG ph0| ngudi dau tién ti kh0|
t€ bao trong clia phéi tai: 1999: khang
dinh kha nang chuyén biét hoa hay
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tinh mém déo clia TBG truéng thanh;
2001: tim ra phuong phap dinh hudng
TBG blet hoa invitro tao ra cac mo
co thé dung cho ghép mé; 2003: tao
dugc noén bao tir TBG ph0| chudt,
goi y rang TBG phéi co the co tinh
toan nang; 2005: phat trién ky thuat
mdi cho phep tach chiét TBG phdi ma
khéng lam t6n thuong phoi; 2007: tim
ra phuong phap tao TBG van nang tu
TBG ngUOl truéng thanh, trong nam
nay, cac nha khoa hoc Evans Mario
Capecchi va Oliver Smithies dudc
trao tang Giai thucng Nobel vé cong
trinh tao chudt chuyén gen bang cbng
cu TBG phdi; 2009: Téng thong My
Obama gd bd cac han ché vé nghién
cliu TBG phoi & My, 2010: bénh nhéan
dau tién duac diéu tri bang TBG phoi
cho bénh tén thuong cot séng dudc
tién hanh béi Tap doan Geron: 2012:
Giai thudng Nobel dugc trao cho 2
nha khoa hoc Yamanaka va John
Gurdon vé céng trinh tao TBG van
nang cam (ing, san pham thudéc TBG
(stem cell drug) dau tién trén thé gisi
dudc cdp phép luu hanh tai Canada;
2013: Shoukhrat Mitalipov (Trung
tam Nghién cdu linh truéng quéc gia
Oregon) va céng sy da tao thanh
cong TBG phéi ngudi tif t€ bao thai
bang cong nghé tao dong liéu phap,
banh mi kep thit dau tién thé gidi st
dung thit bo dudc san xuét bang cong
nghé TBG trong 6ng nghiém dudc
cong bod; 2014: nha khoa hoc Masayo
Takahashi (Trung tdm Riken) da tién
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hanh tht nghiém 1am sang su dung
t€ bao van nang cam Ung dé diéu tri
bénh mu; 2015: 1an dau tién Co quan
y t€ chau Au cép phép st dung TBG
ria glac mac cho san pham HoloClar
dé diéu tri bénh ly vé mat.

Mot s6 huGng nuhién ciiu, ing dung TBG
trén thé gidi hién nay

Ung dung trong linh vuc y t&

Thé gidi da va dang ddy manh
nghién cdu Ung dung TBG theo 2
hucng liéu phap t€ bao va dugc
phdm véi nhiéu két qua kh& quan.
Thuat ngli TBG dugc st dung trond
y hoc tli ndm 1968, khi viéc cay ghép
tuy xuang dudc thuc hién thanh cong.
bén nay, viéc sl dung TBG tao mau
tl tuy Xuong va mau ngoai vi dé rét
phé bién, véi khoang 60.000 ca ghép
tuy xuong dugc ti€én hanh méi nam
(trong dd, 35.000 ca st dung TBG tao
mau tu than, 25.000 ca ghép TBG tao
méau dong loai). Ngoai cdy ghép tuy
xuong, viéc sl dung TBG trung mo
(MSC) con gitp nganh y té diéu tri
gan 100 bénh khac nhau, dic biét 1a
TBG phoi va TBG van nang cam ung
sé gat hai nhiéu thanh céng trong thdi
gian t6i. Mot s vi du tiéu biéu nhu:

TBG giup diéu tri cédc bénh tim
mach, di dau la thi nghiém lam sang
Phase Ill cla Baxter Healthcare
thdng qua s dung té bao HSC tu
mau ngoai vi tiém vao vung cg tim
nhdm lam gidm chiing dau thét nguc



4 bénh nhan thiéu mau co tim man
tinh, cudc thi nghiém sé hoan thanh
vao thang 6.2016. Nhng ket qua ban
d&u cho thay rang, san pham co thé
slia chita mo tim, lam tang dong mau,
lam gidm tan sudt dau that nguc va
cho phép bénh nhan tap luyén thé
thao. Canh tranh truc trep vGi san
phdm cla Baxter 1a san phdm AMR-
001 (Neostem) st dung HSC dugc
lam giau ti tuy xuong dé diéu tri nhoi
mau cd tim. AMR-001 dudc tiém vao
dong mach lién quan dén vung nhoi
méau, hudng dén vi tri tén thuong
thi€u mau, noi ma cac CXCR4 trén
HSC sé gan vao SDF1 cla té bao
nén dugc cam ting bai HIF & mo thiéu
mau. AMR-001 dudc th(i nghiém lam
sang o Phase Il vao nam 2013, giup
s&n pham dé dang dugc thong qua
hon so véi san pham clia Baxter.

Mot (ing vién khéc trong dreu
tri bénh tim mach la san pham
Ixmyelocel-T clha Aastrom chua
cac té bao ghép tu than (bao gom
monocytes, macrophage va MSCs)
nham kich thich diéu bién mién dich,
tang sinh mach va tai tao md. San
pham da hoan thanh thi nghrem o]
Phase Ill trong bénh thiéu mau chi
trdm trong, udc tinh sé hoan thanh
thit nghiém vao cudi nam 2015. Coéng
ty Bioheart va Cytori c6 nhiing Ung
vién & Phase Il tuang tu nhu C-Cure
(Cadio3 Bioscience), la cac MSC
than, dugc biét hoa thong qua qua
trinh tao cd tim thanh té bao tim khi
dugc tiém vao tim. MSC ti mo mad
cla Cong ty Cytori dugc st dung
trong diéu tri cac bénh nhdi mau co
tim da tién hanh & Phase /111

Hé tro diéu tri cdc bénh tu mién,
nhu viém khdp dang thap hay bénh
Crohn... San pham Prochymal cla
Cong ty Osiris Therapeutic dan dau
trong linh vuc nay da cho thdy hiéu
qua trong céc thi nghrem lam sang
di vai cac bénh tu mién. Hudng ting
dung TBG trong bénh dai thao duong
type 1 cing dugc quan tam, cac
cong ty Cellonis Biotechnology, Ixion

Biotechnology va ViaCyte déu cé san
pham trong mang nay.

piéu tri cac bénh than kinh, céc
cong ty BrainStorm Therapeutrcs va
NeuroGeneratron da di dau trong
viéc phat trién TBG dé diéu trj bénh
Parkinson, bang cach su dung 2 té
bao: Neuralstem Ia té bao than kinh
ngudi phat trién tU mo thai véi cac
tac dong bao vé than kinh; ReNeuron
cung la té bao than kinh thu ti thai da
c6 thii nghiém 1am sang clia ReN001
trong bénh dot quy. Mot cong ty khac
ciing cd san phdm thi nghiém lam
sang |a StemCell Therapeutics, voi
san pham NTx-265 tao ra nao chur:
nang sau dot quy, cung mot sO liéu
phap diéu tri bénh Alzheimer, benh
thoai hoa co lién quan dén tudi;
StemCells ciing thi nghiém lam sang
Phase | trong bénh Batten st dung
TBG than kinh nguai.

TBG trong thi nghiém lam sang,
theo thdng ké tu Clinicaltrial.gov,
trén toan cau dén nay c6 4.385 thl

nghiém 1am sang vé diéu tri bang
TBG. Tuy nhién, day chi la sé thd
nghiém lam sang dudc dang ky trén
Clrnrcaltrra| gov, nhiéu théng ké udc
tinh s6 thi nghiém 1am sang TBG c6
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thé vuot con s6 10.000 thd nghiém.
Trong do, hdn 60% cac th nghrem
lam sang vé TBG la trién khai & My,
so con lai dugc chia ra cho chau Au
va cac nudc khac.

Céc san phdm da duoc dua ra thi
truong, hAu hét cac san pham hay
lieu phap TBG dudc dua ra thi trudng
la MSC, c6 thé ké dén mot 8 sén
pham tiéu biéu duoc cdp phép luu
hanh trong diéu tri bénh 6 Han Quéc
va Canada nhu: Hearticellgram-AMI
(FCB-Pharmicell) la mét quy trinh
tiém vao mach vanh ty ghép MSC
dé diéu tri bénh nhdi mau co tim,
duoc cap phép & Han Quéc ti nam
2011; san pham tu ghép Cupistem
(Anterogen) cho bénh rd hau mén,
san pham dong ghép Cartrstem
(Medispot) diéu tri viém khdp va t6n
thuong sun dudc cap phép G Han
Quéc vao thang 2.2012; dén thang
5.2012, mot MSC dong ghép khac
la Proohymal (Osiris Therapeutics)
dudc cép phép Iuu hanh & Canada
cho diéu tri bénh GvHD (Graft versus
Host Hisease). pén nay, co khoang
12 s&n phdm diéu tri dya vao TBG
dugc cap phép luu hanh & nhiéu qudc
gia trén thé gidi.

Bang 1: cac san pham diéu trj bang TBG duoc cdp phép luu hanh & mét s6 quéc gia

[ Tensin phém | Thanh phén ChidmhGidutn | Kiuckyghep |  Congly | Quécgia)
Cartistem TBG trung mo 1 méu cudng rdn | Thodi hod khdp Ghép ddng loi | Medipost lH'an Qudc |
MPC |TBG trung md N/A Ghép dongloai  |Mesoblast |Uc 1
Cupistem rTBG trung m4 tif mo md Bénh ro hau mon |Ghép ty than Anterogen Han Quéc
Prochymal TBG trung mo tif tuy xuong Manh ghép chang ky chii |Gnép dang loai | Osiris Therapeutics | Canada
AlloStem TBG trung mo tif tuy xudng Xuang khap Ghép dong loai | AlloSource My
HeartiCellGram-AMI| TBG trung ma tlf tuy xudng Sau nhdi mau cd tim Ghép ty than FCB PharmiCell  |Han Qudc |
Osteocel Plus TBG trung md tif tu§ xuong Xuong khdp |Ghépdong loai | NuVasive My 1
Trinity Evolution | TBG trung mé tif tuj xudng Xudng khdp Ghép ddng loai | Orthofix My
CardioRel TBG trung md U tuy xudng Sau nhdi mau ca tim Ghép Y than Reliance Life An Do

| | Science 1
HoloClar TBG ria gidc mac ‘lTﬁn thudng gidc mac \Ghép 1 thén HoloStem chéu AU
HemaCord | TBG tao méu IN/A \Ghépdongloai  |NewYorkBlood My }
' 1 Center I
DuCord TG tao méu rNrA "shép ngloai|DaihocDukeva |y |

r 1 Ngén hang mau

‘ | Carolinas i

N/A: Khang chi dinh cu thé |
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Tré thanh céng cu méi cho
nganh duoc

Vao thang 6.2004, AstraZeneca
da gidi thiéu thuéc chéng déng mau
Exanta, 1a két qua clia hon 20 nam
nghién ciiu va phat trién, tuy nhién
sau do phai ding thuong mai hoa
sdn phdm nay, vi dii liéu lam sang
da chi ra rang Exanta c6 thé gay ra
ton thuong gan. Vi kinh nghiém tir
Exanta, AstraZeneca clng 2 cong
ty dudc khac la GlaxoSmithKline
va Roche tham gia cung véi 5 co
quan thudéc Chinh ph( Anh khdi
déng Chuang trinh TBG cho thuéc
an toan (SC4SM). Cau tric nhu
mot cong ty ddc lap, st ménh cla
SC4SM la sl dung t& bao géc phoi
(Embryonic stem cells) dé danh gia
tinh an toan cta thudc. Ngudi ta hy
vong rang cac cong nghé phat trién
nay sé clu hang triéu dong vat khoi
bi chét do cac thr nghiém tién 1am
sang va tao ra mét cong cu mdi
trong nganh dugec.

Dén nay, hang tram bao cao da
si dung TBG nhu Ia mét mé hinh
trong sang loc thudc. Theo do, TBG
dudc st dung theo 2 hudng: c4c chat
ic ché TBG ung thu dung dé lam
thuée tri ung thu va cac chat kich
thich TBG thuting sé lam thuéc diéu
tri cac bénh suy thoai hay man tinh.
Bang cach nay, mét sé ting vién cho
thuée diéu tri tring dich TBG ung
thu da dugc phét trién va dang trong
giai doan tht nghiém lam sang nhu
BNC101, VS5584..

Tré thanh mét nganh dio tao
va céng nghiép

Hién nay, nhiéu trudng dai hoc
I6n trén thé giéi déu cé cac trung
tdm hay vién nghién ciu vé TBG:
bén canh viéc diu tu 16n cho cac
hoat déng nghién cdiu, dao tao sau
dai hoc la nhiém vy quan trong cla
cac vién nay. Nho do, TBG da va
dang phat trién thanh mot nganh
dao tao ¢ nhiéu trudng dai hoc I6n
nhu: Dai hoc Stanford véi chuong
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trinh dao tao tién sy sinh hoc TBG
va y hoc tai tao; Pai hoc Harvard
vai chuong trinh dao tao tién sy sinh
hoc tai tao va phat trién..

Su phat trién manh mé ciia TBG
trong thai gian qua la nh& nhiing
dong gop tu cac cong ty hoat dong
nghién cliu phat trién va thuong mai
hod san phdm TBG. Bén canh su
tang truéng nhanh cac don vi hoc
thuat, nam 2013 c6 sy tang dang ké
cac cong ty dau tu vao cac nghién
cliu 1am sang, da gép phan thuc diy
hoat déng nghién clu va thuong
mai TBG. Gan day, ¢6 khoang 31%
6 cong ty hoat dong trong linh vuc
nay cd san pham TBG dudgc thuong
mai hoa, 21% cac cong ty hoat
dong theo kiéu dich vy (vi du ngan
hang TBG), con lai 30% cac cong
ty dang & giai doan th(r nghiém lam
sang cac san pham. B4o cao phan
tich cla Technavio cho rang, tang
trudng cla thj trudng ngan hang
TBG sé téng 6 téc do 15,13% trong
giai doan 2014-2019, trong khi do,
bao céo clia Cong ty Nghién ciiu th
trudng TMR (My) cho ring, téc dé
tang trudng chung clla TBG toan
cau la 24,2% tii nam 2012 dén 2018.
Clng theo TMR, thj truding toan cau
vé TBG dat 26,23 ty USD vao nim
2012 va s& dat 119,52 ty USD vao
cudi ndm 2018.

Vén dé dat ra cho Viet Nam

Vé nén tang cho hoat déng
nghién cdu va ung dung TBG: trudc
day & nudc ta, viec dau tu cho céc
nghién cdu cd ban, dic biét nghién
clu sinh hoc co ban con chua dugdc
uu tién, nén nén tang trong nghién
clu sinh hoc hay khoa hoc sy séng
con yéu. Cac phong thi nghiém
nghién cliu chuyén sau vé té bao
hoc, co ché va cac hoat dong sinh
Iy, sinh hod clia t& bao méi chi duoc
dau tu xay dung trong vai nam trg lai
day, khién viéc ti€p can cac nghién
cliu vé TBG con rat kho khan, s6
lUong ngudi nghién ctiu vé TBG con
khiém tén.
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Vé nguon Iuc ddu tu cho nghién
cuu, ting dung: & nudc ta, viec dau
tu cho nghién cliu vé TBG con nhiéu
han ché va chua déng bo, trén ca
nuéc mai chi cé6 mot phong thi
nghiém TBG dudc dau tu véi tdng
s6 von la 40 ty déng. Trong nhiéu
nam qua, kinh phi ti trung uong
dén dia phuong dau tu cho linh vuc
nghién cliu day tiém néng nay mdi
dung lai 6 muc 100 ty déng. Diéu do
giai thich vi sao viéc nghién cuu vé
TBG & nudc ta chua mang lai hiéu
qua nhu mong mun, bdi véi nguén
Iuic dau tu con thap, co sd vat chat,
trang thiét bi phuc vu cho nghién
clu con thiéu déng b, thi kho co
thé ky vong sé tao ra dudc nhiing
san phdm khoa hoc mang tinh dot
pha.

Vé co ché, chinh séach: nhing
Ung dung ctia TBG dang tiing ngay,
ting gid lam thay ddi y - sinh hoc
trén toan thé gidi. Tuy nhién, ¢ nudc
ta, nhiéu luéng théng tin thiéu chinh
xac lam nguoi dan hoang mang
va ngay cang suy nghi sai léch vé
TBG. Do doé, chua tao dudc niém tin
cho cac cép lanh dao vé tiém nang
Ung dung va su phat trién cla linh
vuc TBG, dan dén su thiéu manh
dan trong dau tu cho linh vuc nay.
Bén nay, chiing ta van chua c6 hanh
lang phap ly r6 rang, khién cac cong
ty tu nhan khéng dam mao hiém dau
tu, la nguyén nhan chinh han ché su
phat trién trong nghién cdu va Gng
dung TBG.

Nhu vay, cac hudng nghién cm:l:
ting dung TBG trén thé gi6i doi hdi
chung ta phai xay dung chién lugc
phat trién phii hap vai thuc tién cla
Viét Nam: xac dinh ding dinh hudng
can uu tién phat trién, dau tu téi han
dé nghién ctu, hoan thién co ché
quan ly, giam sat va danh gia hiéu
qué cac nghién cliu &



