
MedicinaliPlasmaDerivati:

farmaci salvavita

Dott.ssa Matilde Picozzi

Centro Regionale Sangue





La funzione del plasma è quella di essere il mezzo di trasporto

di una vasta gamma di molecole quali il glucosio necessario al

metabolismo cellulare, lipidi, ormoni, diversi prodotti di scarto

derivati dal metabolismo, ossigeno e anidride carbonica.

Circa il 20% del plasma viene 

utilizzato per uso clinico, trasfuso 

direttamente al paziente

immunoglobuline e fattori della coagulazione

 Nei deficit congeniti o acquisiti di singoli

fattori della coagulazione in presenza di

emorragia

 Nella fase acuta della coagulazione intravascolare
disseminata

 Grandi ustionati 
(rapida perdita di liquidi con riduzione del volume circolante)

 Plasmaexchange

Studio TSUNAMI



Il 30% è prodotto da plasma raccolto all’estero

Per le Immunoglobuline specifiche l’Italia 

è totalmente dipendente dall’estero

Il restante 80% viene conferito all’industria farmaceutica dove 

verrà trasformato in medicinali salvavita, insostituibili, i 

cosiddetti plasmaderivati come l’albumina, le 

immunoglobuline o i fattori della coagulazione

COME SI TRASFORMA IL PLASMA IN FARMACI SALVAVITA?COME SI TRASFORMA IL PLASMA IN FARMACI SALVAVITA?

Il 70% dei farmaci plasmaderivati in Italia

deriva da plasma raccolto dai nostri donatori



LE FASI DEL SISTEMA DI PLASMA DERIVAZIONE IN ITALIA

Ad ogni donazione vengono eseguiti, per legge, 

esami virologici relativi ai principali agenti 

infettivi (epatite B e C, HIV, sifilide). 

(+HAV E PARVOVIRUS B19)



DIFFERENZA TRA MPD IN CONTO LAVORO E 
COMMERCIALI

MPD IN CONTO LAVORO

Il valore economico del MPD finale è

stabilito da un Accordo Stato Regioni

del 17 giugno 2021

MPD COMMERCIALI 

Derivano da pool di plasma estero raccolto

da donatori remunerati e acquistato

dalla ditta di plasmalavorazione (per lo

più dagli USA)

I farmaci sono prodotti con plasma di 

donatori volontari, periodici e non remunerati

Prevedono come unico costo il costo di

lavorazione del plasma frutto di una gara

regionale (o gara per Aggregazione) e a

carico delle Regioni (istituzioni)
Il costo del prodotto finale è costituito

dal costo del plasma acquistato +

dal costo stabilito da AIFA + costo

della lavorazione da parte della ditta

farmaceutica



ACCORDO PLANET
Toscana, Campania, Lazio, Marche, Ispettorato 

Generale della Sanità Militare, Molise

Convenzione per il servizio di trasformazione industriale del 
plasma prodotto dalle strutture trasfusionali delle regioni

190000 Kg/annoALBUMINA

ATIII
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IX

VIII

IMMUNOGLOBULINE

2024 15.4 kg/1.000 abitanti

LAZIO

MPD obbligatori







Le immunoglobuline, conosciute anche come anticorpi,
svolgono un ruolo fondamentale nella difesa del nostro
organismo contro infezioni e malattie.
Vengono utilizzate ai fini terapeutici fin dagli anni ‘50, in
particolare per le Immunodeficienze Primarie.

Le immunoglobuline ad alte dosi (IVIG) sono una
preparazione purificata di anticorpi prelevati dal plasma di
migliaia di donatori sani, con una significativa diversità
idiotipica e conseguente maggiore copertura anticorpale per il
ricevente – IgG+++.



Come Funzionano le IVIG?

 Supporto al Sistema Immunitario

Forniscono anticorpi aggiuntivi per combattere le infezioni, 
particolarmente utile per pazienti con deficit immunitari.

Trattamento delle Immunodeficienze: Per le persone con
immunodeficienze primarie, che non producono abbastanza
anticorpi, le IVIG offrono una protezione vitale contro le infezioni.



Con il frazionamento del plasma il trattamento con IGIV è

diventato un’importante opzione terapeutica e, dal 2007, sono

disponibili in Italia sia i preparati IG solubili per infusione

sottocutanea (IgSC - CUVITRU) che quelli per uso

endovenoso (IgEV – KIOVIG).



Malattie Autoimmuni: Malattie Neurologiche, come la miastenia
gravis - migliorano trasmissione neuromuscolare e riducono la
debolezza muscolare, la polineuropatia cronica infiammatoria
demielinizzante (CIDP) – riducono infiammazione e migliorano
forza muscolare e funzionalità- e la sindrome di Guillain-Barré -
accelerano la guarigione e riducono gravità sintomi neurologici.

Come Funzionano le IVIG?

Modulazione della Risposta Immunitaria

Le IVIG possono aiutare a modulare un sistema immunitario

iperattivo, riducendo l’infiammazione e prevenendo il

danneggiamento dei tessuti in malattie autoimmuni.



Disturbi Ematologici: Le IVIG possono essere usate per trattare

condizioni come la porpora trombocitopenica immune (ITP), dove il

sistema immunitario distrugge le piastrine -aumentano il conteggio

piastrinico e riducono il rischio sanguinamento.

Come Funzionano le IVIG?

Neutralizzazione di Anticorpi Patogeni

In alcune malattie autoimmuni, le IVIG possono
neutralizzare gli anticorpi dannosi che attaccano il corpo.



CONDIZIONI ACUTE con bisogno
di aumento del volume ematico:

USTIONI

CONDIZIONI CRONICHE con ipoalbuminemia: 
CIRROSI, DENUTRIZIONE

IMPIEGO IN CLINICA



PLASMAEXCHANGE

Paziente con malattia neurologica 
tipo Guillain-Barrè

• Maschio età 59 anni

• Terapia di mantenimento

• Per singola seduta di plasmaferesi terapeutica 

 11 flaconi da 250 ml di albumina al 5 %

• Volume processato 6979 ml

• Volume rimosso 2924 ml

• Volume sostituito 2757 ml





TIPO A
FATTORE VIII

1/10.000

TIPO B
FATTORE IX

1/30.000



Segni e sintomi dell’emofilia

• Il disturbo (sintomo) principale che caratterizza l'emofilia è il sanguinamento prolungato che può verificarsi in seguito ad

una ferita o dopo un intervento medico come, ad esempio, l'estrazione di un dente.

• Alcuni esempi di sanguinamento spontaneo sono:

• fuoriuscita improvvisa di sangue dal naso (epistassi)

• gengive sanguinanti

• sanguinamento all'interno delle articolazioni, ad esempio gomiti o ginocchia (emorragie articolari)

• sanguinamento muscolare (ematomi).

Emartro ginocchio

Ematoma muscolare e cutaneo

Ematoma post traumatico



Principali terapie

Terapia a domanda somministrazione fattore

mancante per bloccare una emorragia in atto

Oggi il malato di emofilia, grazie ai progressi scientifici, riesce a condurre

una vita abbastanza normale. Curare e bloccare le emorragie rapidamente è

fondamentale per limitare i danni.

LA CURA DELL’EMOFILIA CONSISTE NELLA SOMMINISTRAZIONE DEL 
FATTORE DI COAGULAZIONE SPECIFICO.

Terapia preventiva (profilassi) somministrazione

del fattore mancante per prevenire emorragie e/o danni alle

articolazioni e muscoli





Le prime terapie specifiche per l’emofilia si sono rese disponibili circa

40 anni fa concentrati dei fattori della coagulazione carenti

(terapia sostitutiva): fattore VIII per i soggetti con emofilia A e fattore

IX per i soggetti con emofilia B (MPD da donatori di sangue )

nel tempo si sono evoluti grazie alla possibilità di produrre i fattori di

coagulazione in laboratorio (tecnologia del DNA ricombinante) e

a lunga durata d’azione. SOLO EV

Inizio entro i 2 anni di vita con infusioni

endovenose ogni 7-14 giorni nei soggetti

con emofilia B e ogni 2-7 giorni per

pazienti con emofilia A, proseguita fino al

raggiungimento dell’età adulta e,

idealmente, dovrebbe essere portata avanti

per tutta la vita.

Di recente si è reso disponibile (al momento solo per i soggetti con

Emofilia A) il primo farmaco a somministrazione sottocutanea. Si

tratta di un anticorpo monoclonale capace di attivare la coagulazione

in modo da prevenire la maggior parte delle emorragie. Esso può essere

somministrato ogni 7, 14 o 28 giorni. Non è tuttavia efficace per la

cura di episodi emorragici acuti



TECNICA DEL DNA RICOMBINANTE

Possiamo definire biotecnologie tutte quelle teniche che, basandosi 

sull’utilizzo di organismi viventi o di loro derivati, siano volte alla 

produzione di sostanze specifiche.

La tecnica del DNA ricombinante è alla base delle moderne biotecnologie

ENZIMI DI RESTRIZIONE

Si definisce tecnologia del DNA ricombinante l’insieme delle tecniche

di laboratorio che consentono di isolare e tagliare brevi sequenze di

DNA per trasferirle e inserirle nel genoma di altre cellule, in modo da

modificarne uno o più geni.



Questa tecnologia permette interventi mirati, che

modificano in modo specifico solo i geni dei

caratteri su cui si vuole agire. Inoltre, le metodologie

odierne consentono di trasferire DNA non solo tra

individui della stessa specie, ma anche tra specie

diverse, spesso molto differenti l’una dall’altra. Si

possono, per esempio, trasferire geni da un batterio a

una pianta o introdurre in un batterio un gene

proveniente da una cellula eucariotica.



Dagli anni Quaranta, la biologia molecolare cominciò a offrire tecniche

adeguate a quella che venne definita ingegneria genetica, vale a dire la

capacità di sfruttare le tecniche genetiche come base per le «nuove biotecnologie».

L’ingegneria genetica consentì la produzione 

dell’insulina nel 1978 e dell’ormone della crescita nel 1979.

UN PO’ DI STORIA Nel 1928, Alexander Fleming scoprì il primo antibiotico, la penicillina

produzione industriale di molecole ottenute dal metabolismo microbico

Nel 1969 venne realizzata la prima sintesi in vitro di un enzima

si riuscì finalmente a raggiungere un obiettivo a lungo perseguito: la 
produzione biotecnologica di proteine



Gli anni Novanta sono stati il decennio dell’avvio del Progetto

Genoma Umano, delle prime terapie geniche applicate all’uomo, dei

primi animali transgenici. Nel 1995 fu sequenziato per la prima

volta il genoma di un organismo vivente, Haemophilus influenzae.

Nel 1997 nacque Dolly, la prima pecora clonata da cellule adulte,

presto seguita da altri mammiferi.

Gli anni Ottanta videro la nascita dei cromosomi artificiali,

della PCR, dell’impronta genetica e dei primi OGM

(Organismi Geneticamente Modificati) usati in agricoltura.



Isolamento del gene:

Il gene che codifica per il fattore VIII viene isolato dal genoma umano

Ingegneria genetica:

Il gene isolato viene modificato per essere espresso efficacemente nelle cellule

ospiti, ad esempio, inserendo sequenze regolatorie specifiche e ottimizzando

la sequenza del gene per la traduzione.

Trasformazione cellulare:

Il gene modificato viene introdotto in cellule, come cellule di

coltura cellulare di mammifero o microrganismi (CELLULE

RENALI DI CRICETO)

Selezione e crescita:

Le cellule che hanno integrato con successo il gene vengono

selezionate e coltivate in un ambiente specifico per produrre

grandi quantità di fattore VIII.

Purificazione e formulazione:

Il fattore VIII prodotto dalle cellule viene purificato e formulato in una

soluzione o polvere per essere utilizzata come farmaco

 trasferirlo all’interno di una cellula ricevente;

TECNICA DEL DNA RICOMBINANTE

molto complessa dal punto di vista operativo, ma dal punto di vista concettuale si basa su criteri abbastanza semplici:

 identificare il gene;

 tagliarlo e isolarlo dalla molecola del DNA;

 unire il gene a un vettore a sua volta costituito da DNA;



Grazie per 
l’attenzione


