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EDITING
CAR T ANTI GD2 NEUROBLASTOMI
CAR-T CD19
CAR-T CD7 (LAL T)
CAR-T LMA
CAR-T MEDULLOBLASTOMI
CAR-T MIELOMI

TERAPIE INNOVATIVE



Le malattie autoimmuni pediatriche sono SFIDA medicina attuale
Se forme severe e refrattarie alle terapie convenzionali

FUTURO INCERTO DELLA MALATTIA
QUALITA’ DELLA VITA SCADENTE

SOLUZIONI INNOVATIVE E PERSONALIZZATE

CART-T AUTOIMMUNI



Produzione anomala di anticorpi  
L'autoimmunità è una reazione del sistema immunitario che non riconoscendo più come propri i tessuti e 

le cellule di cui è composto l’organismo, li aggredisce.
Strutture endogene SELF
Strutture esogene NON SELF

L’organismo produce anticorpi contro 
le strutture self crea cascata 
infiammatoria

21 malattie rare





• LUPUS ERITEMATOSO SISTEMICO
• DERMATOMIOSITE
• SCLEROSI SISTEMICA

(emolitica autoimmune)Talassemia mayor

RESET COMPLETO DEL SISTEMA IMMUNITARIO



https://doi.org/10.1038/s41591-025-04191-8 nature medicine
Anti-CD19 CAR T cells for pediatric patients with treatment-refractory autoimmune diseases. Marco Becilli, Franco Locatelli et al;2026

PERCORSO

https://doi.org/10.1038/s41591-025-04191-8


PERCORSO
PROPOSTA DI PRESA 
IN CARICO DAI 
REUMATOLOGI

VALUTAZIONE
SCRRENENG

DECALAGE TERAPIA 
IMMUNOSIPPRESSIVA-

STEROIDE
POSIZ.CVC

LINFOCITOAFERESI

LINFODEPLETANTE
INFUSIONEEVOLUZIONE CLINICA

DIMISSIONE FOLLOWUP

RECOVERY

RIPRESA



NUOVO APPROCCIO



MEDICI INFERMIERE DI RICERCA



PRODOTTO
• TRATTATI CON PRODOTTO CD19-CAR_Lenti

• VETTORE LENTIVIRALE

• 7-15 GG DI STOP DELLA TERAPIA IMMONOSOPPRESSIVA
• LINFOCITOAFERESI A FRESCO – RILASCIATE A FRESCO

• USO NON RIPETITIVO 
( autorizzato AIFA)

Ripresa della terapia immunosopp. e SUCCESSIVO DECALAGE 
DELLA TERAPIA    IMMUNOSOPPRESSIVA 



LINFODEPLETANTE

ASSENZA DI TERAPIA IMMUNOSOPPRESSIVA PER 7GG PRIMA 
DELL’INFUSIONE 
» CICLOFOSFAMIDE/FLUDARA

CRS grado I / no instabilità emodinamica
ICANS / GRADO I (risolto dopo 4gg)
INFEZIONI GESTIBILI breve e follow-up ( 16 mesi media)
RECUPERO EMATOLOGICO
LATE RECOVERY EMATOLOGICA (2 CASI)

Anti-CD19 CAR Tcell therapy for refractory systemic lupus erythematosus, A Mackensen et al: N medicine 2022 

EVOLUZIONE

6 PAZIENTI 



PAZIENTI COMPLESSI CRONICI ALTAMENTE 
FRAGILI CON DIVERSE COMMORBILITA’





età 12-15a» 2 CASI DI DERMATOMIOSITE :  
25gg ricovero

Ø Contatto tra clinici per l’evoluzione-
confronto sulla terapia 

Ø CRS GRADO1
Ø Lesioni nodulari cutanee avambracci ascellari 

e diffuse
Ø Azione dermatologica (già in trattamento)
Ø Monitoraggio delle lesioni e trattamento 

topico ogni 48 h e se necessario
Ø Attività fisioterapica in stanza
Ø Miglioramento performance
Ø Ad oggi fuori dalla terapia con recovery

ematologica 

REUMATOLOGI
DERMATOLOGI
FKT

CASI CLINICI 





LES -17a
» Obesità-Diabete tipo 1gestito al 

domicilio 

» Insufficienza respiratori da lesione 
aspergillare pregressa

» Ossigeno terapia e B-pap notturna 

» Mobilità compromessa 

» Situazione socio familiare complicata

» Trattamento psicoterapeutico in atto

» CRS GRADO 1 EMODINAMICA 
CONTROLLATA

» NEUROTOX 0

PIANO DI CURA INTEGRATO



EVOLUZIONE POST CAR

Fisioterapia 
respiratoria
• Consulenza 

broncopneumologica

Fragilità ossea
• Fisioterapia motoria
• Psicoterapia

Nutrizionista
Dietista 
endocrinologo

SVEZZAMENTO-
OSSIGENO-BPAP

OBESITÀ-
ALLETTAMENTO
Debolezza,astenia
diarrea moderata, 

tachic.

MUCOSTE ,NAUSEA
Alimentazione scarsa
Cali glicemici



CURE INTEGRATE
» RECOVERY EMATOLOGIACA

» VALUTAZIONE 
MULTIDIMENSIONALE 

» TRASFERIMENTO DELLA RAGAZZA 
AL CENTRO DI RIABILITAZIONE 

» AMBIENTE PROTETTO

» OSSERVAZIONE CONTINUA 
DECORSO CLINICO

» DIMISSIONE PROTETTA

ASSISTENTI SOCIALI
PSICOLOGO



CARTA VINCENTE

SCELTE TERAPEUTICHE



TOX



Questa opzione potenzialmente 
curativa offre un beneficio sostanziale 
per i pazienti pediatrici altamente 
pretrattati o quelli con malattia 
aggressiva e in rapida evoluzione, 
compresa la regressione del danno 
d'organo cronico, risparmiando al 
contempo gli effetti collaterali 
associati alle terapie 
immunosoppressive prolungate
follow-up prolungato sarà cruciale per 
valutare la sicurezza a lungo termine e 
la durata della risposta.

CONCLUSIONE

o MIGLIORAMENTO QUADRO 
CLINICO

o REGRESSIONE DEL DANNO 
D’ORGANO

o ANNULLATI LE COMPLICANZE DA 
IMMUNOSOPPRESSIONE

o MIGLIORAMENTO DELLA QUALITA’ 
DI VITA

o EFFETTI A DISTANZA 



QUALITA’DI VITA NEL FOLLOW-UP?

OBIETTIVO 2025/26

PROTOCOLLO DI STUDIO 
QUALITATIVO NELLA MIA 
REALTA’



GRAZIE!

valentina.dececco@opbg.net




