Dién dan Khoa hoc - Céng nghé &

THAY GI TU "TRAN CHIEN" TE BAO GOC CUA FDA

TS Nguyén Diic Thai
Pai hoc Y dugc TP H6 Chi Minh

Viéc tim giai phap cho ting dung va phat trién tri liéu bang t& bao goc (TBG) hién dang khé “rdi ren”.
Thong thudng viéc ting dung mét loai thudc tri liéu méi clia thé gidi thudng dugc 1dy theo “chuan”
cla Cuc Quan Iy thuc pham va dugc pham My (FDA). Song trén thuc t&, viéc FDA xép TBG vao danh
muc “thudc” dang gay ra rat nhiéu hé luy. Vay trong bdi canh nay, TBG cla Viét Nam cén chon cho
minh hudng di nao? Chiing ta hdy cuing phan tich “tran chién” TBG clia FDA dé tim ra cau tra 16

phu hgp.

Nhimg kho khdn cho “thuéc” TBG va
gial phap ciia FDA

Mét trong nhiing nhiém vu quan
trong cla FDA la theo d&i, thdm
dinh va chap thuan hay ti chéi mét
thudc tri liéu méi. Vai trd cla FDA
dugc xem la chudn muc cla My
va dugdc cac nudc trén thé gidi noi
theo. Quan niém “thudc” thudng
dugc ap dung cho thdo dudc, hoa
chat ty nhién hay téng hop, ché
pham sinh hoc gen, protein. FDA
da lam rét t6t va thanh cong trong
phan 16n cac quyét dinh va quan ly
viéc sl dung cac san pham “thuéc”
nay. Tuy nhién, viéc phat trién cla
TBG trong 10 nam qua dang thuc
su tr@ thanh moét “th( thach” 16n véi
FDA. “Lan séng” dung TBG trj liéu
ngoai ludng G rat nhiéu nai trén thé
gidi da lan t6i My. Cho t6i nay, § My
c6 khoang 600 phong kham dung
TBG tU cac ngudn khac nhau cho
tri liéu nhiéu loai bénh. P4 cé nhiéu
phan Gng cla FDA vé (ng dung
TBG, tii dé yén khong lam gi, canh
béo, khuyén céo, ngan cam, roi lai
d8 yén chd doi. C6 thé néi FDA da
réat ling tang, khong théng nhat, rd
rang trong cac phan (ing ctia minh
vé TBG. Day thuc su la mot “ngoai
|&” doi v6i cd quan cd uy tin va
thdm quyén nhu FDA. Vay thuc su
thi diéu gi dang xay ra? Xin chia sé
véi quy ban doc mét sé nhan dinh

ca nhan dua trén nhiing gi da quan
sat va tim hiéu dugc:

C6 thé néi FDA da sai Iam khi
bam sét truyén théng va dinh nghia
TBG 1a “thudc”. Mot san phdm
thuéc can cé tinh 8n dinh, déng
dang ma té bao thi “van bién” va rat
sinh dong. Quan trong hon la bién
dudng cua thuéc (metabolism) la
hang s6 c6 thé do ludng, nhung
TBG thi luén la nhiing bién s6
khong thé dinh tinh hay dinh lugng.
TU sai lam nay, dan dén viéc thiét
ké th nghiém lIam sang khong phu
hop gay nén nhiing kho khan va tén
kém cho viéc thi nghiém va danh
gia. Nhan thtic dugc diéu nay, nam
2014 Nhat Ban da ban hanh 2 dao
luat, theo do6 co quan st dung TBG
phai cé nhiing quy trinh chiing minh
dé an toan va theo doi hiéu nang.
Nhu vay, viéc trj lieu TBG sé doi
hoi phai dugc thuc hién tai moét co
s8 ¢ dung cu tiéu chudn, phuong
phéap va ky thuat an toan, va khong
nhat thiét phai chiing minh cg ché
va qua tling budc thl nghiém pha
1, 2 va 3 hay c6 thé pha 4 nhu dudc
pham.

Dinh nghia phily vé "thuéc” TBG
cla FDA da gay tri hoan va ton
kém cho céac thi nghiém vé TBG &
My. Mét s6 nha nghién ctiu My da
“dau quan” sang Nhat Ban, trong
quan ching da néi Ién phong trao
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doi quyén dudc st dung TBG dua
trén quyén s6 hiu ban than TBG
clia ho. Théng qua nhiing phong
trao nay, mot s6 hoi doan gdbm céac
chuyén gia, bac si dugc thanh hinh
va ho da tao thanh mot tap thé co6
tiéng ndi doi trong véi FDA, doi hoi
gidm thiéu cac luat 1& ruom ra va
k¥ thuat phc tap khong thuc t&, dé
TBG dugc sU dung rong réai, dap
ing nhu cau clia bénh nhan va xa
héi. Trudc tinh hinh nay, trong nam
qua FDA da c6é nhiing budi triéu
tap theo kiéu “hoi nghi Dién Hong”
gom dai dién cd quan y té, cac
hang dudc, dai hoc, phong kham
TBG... dé 14y y kién cho phuong an
giai quyét. TU do, FDA da dua ra
mot s6 khuyén cao nham gidi han
hoat déng cla phong kham TBG
va mang lai giai phap chudn muc
trong TBG trj liéu. C6 3 thdng tin
quan trong FDA da gui dén cong
dong y té va TBG:

(1) Khuyén céo cac phong
kham TBG can dé bang bao cho
bénh nhan biét vé gidi han TBG,
phat 1.000 USD néu thiéu thong tin
nay.

(2) Khang dinh TBG tif mdé mé,
mau ngoai vi, tuy, cuéng rén thudng
dudc diéu ché & cac phong kham la
cac loai “thudc” va phai theo luat 1&
cla FDA, khong dudc tu ché nhu
hién nay.
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(38) Cong b6 Pao luat “The 21+
Century Cures Acts”, con dugc
goi la Regenerative Medicine
Advanced Therapy (RMAT/RAT),
xac dinh cac diéu kién can thigt dé
mét 18 chiic cé thé thuc hién tri liéu
TBG cho cac bénh nhan. Cac diéu
kién nay rat gan véi dao luat TBG
clia Nhat Ban. Theo dé, FDA doi
hoéi mét co s hay phong thi nghiém
phai cé dung cu tiéu chuén, phong
sach GMP va ky thuat dugc ching
minh an toan. Ho phai nép mau don
IND (Investigational New Drug) va
chi giéi han dung cho truéng hgp
nguy hiém dén tinh mang. Bon sé
nhanh chong dugc xét duyét. Cho
t6i nay chi cé it co s& hay phong
kham TBG dap (ing dudc cac diéu
kién dé c6 RMAT tri liéu cho bénh
nhan. Tuy chat ché, nhung dao
luat nay la su thta nhan ctia FDA
vé nhiing gi6i han khong thé x{ ly
TBG nhu “thudc” théng thudng.

Hiéu qua va gidi han ciia FDA

Cho t6i nay, viéc diéu hanh
Gng dung TBG cla FDA réat it
hiéu qua. FDA da khong tién liéu
dugc cac phong kham TBG co6
thé phat trién nhanh va ngoai tam
kiém soat nhu vay. Sai Iam nay cé
nhiéu ly do, trong do c6 ly do FDA
da khong hiéu gia tri thuc su cla
TBG trong dan gian. Vi du dién
hinh 1a hai nguyén tac Gng dung
TBG “thao tac t6i thiéu (minimum
manipulation) va “dung déng chuc
nang” (homologous use) vua bi
FDA loai bd du cac phuong phéap
nay da co6 nhing tri liéu thanh cong
cho rat nhiéu trudng hop nhu tri
thoai hod xuong khép, nghén phéi
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man tinh va tiéu dudng. Thém vao
do FDA ty mau thuan khi cho th{
nghiém TBG trung mé (MSC) cho
cac bénh Iy khong dong dang Vi
MSC cho bénh tim mach, than kinh
du MSC khéng c6 chuc néang hay
la tién t€ bao cla nhiing co quan
nay trong co thé.

Nhu vay, dao luat RMAT nham
giGi han hoat dong cac phong
kham TBG la khong thuc té vi da
cO rat nhiéu chia tri TBG thanh
cong ma khong can c6 RMAT. Cho
nén viéc FDA can lam la danh gia
cac thanh céng nay mét cach khoa
hoc dé tii d6 rut ra nhiing quy trinh
cu thé va ng dung chung. Pay
chinh la nguyén tac y khoa thuc
chung (evidence-based medicine)
cla thé ky trudc va da tao ra bao
kham phd, ung dung quan trong, tu
chén doan dén tri liéu trong y hoc
hién dai. Nhin chung, FDA dat tin
tudng quéa nhiéu vao nhiing nghién
cliu cd ban va céac chuang trinh thi
nghiém lam sang cho TBG clia cac
dai hoc va trung tdm nghién cuu.
Diéu nay khéng sai va thyc sy co
nhiing gié tri quan trong, tuy nh|en
sé co nhu’ng gi6i han va khong thé
mang lai g|a| phap toan ven cho
hiéu biét va ting dung TBG. Chang
han nhu cac thl nghiém lam sang
thusng khong di thoi gian dé danh
gid dugc hiéu nang va hau quéa
lau dai ca TBG ma nd sé mai ton
tai trong co thé, hoac gidi han vé
s6 ngudi thi nghiém va diéu kién
bénh ly khong thé bao dam tng
dung réng rai cho cong dong. Cac
dii kién quan trong nay cé thé c6
dugc ti cac phong kham TBG néu
FDA hop tac véi ho thay vi loai bd
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nhu hién nay.

Quyén lyc clia FDA rat I6n. Ho
khuyén céo, ngan cam, x( phat, thu
héi san phdm hay déng clia cong ty
dudc vi nhiing vi pham. Thudng thi
cac san pham sé bién maét trén thi
trudng My va thé gidi. Nhung trudng
hgp TBG thi hoan toan khac, cac
phong kham TBG chi bién hinh khi
bi FDA xU phat; thay vi tri liéu thi ho
déi qua lam san xuat hodc rdi qua
cac nudc lang giéng nhu Mexico...
va van 16i kéo theo cac bénh nhan
véi gia tri liéu cao han. Theo tién
liéu, FDA sé& phai vugt rat nhiéu trg
lyc dé kiém soat hay déng clia cac
phong kham TBG hién nay vi thl
tuc phap Iy dé kham xét va truy t6
thudng réat phuc tap va cac phong
kham TBG hoat déng dua vao gidy
phép cla sG y té, theo do truyén
TBG la mét dich vy. Nhung ly do
chinh Ia vi hiéu qua clia cac phong
kham TBG d6i v6i bénh nhan. Néu
FDA khéng nhan thic dugc gia
tri nay, thi tran chién cla FDA véi
TBG sé con rat lau dai va phc tap,
ma nan nhan chinh Ia nhiing bénh
nhén, trong do6 khéng it trudng hop
tuyét vong can tri liéu clia TBG.

Thit tim gidi phap cho TBG va dinh
hudng d Viét Nam

C6 thé vi viéc tim giai phap cho
TBG hién nay r6i ren, nan gidi nhu
tim 16i thoat cho van nan hat nhan
dang xay ra giGa Triéu Tién va My!
Ai cling cho minh la dung, doa
tiéu diét nhau va rat nhiéu ndi can
thiép. FDA da réat sai 1am khi giam
sat cac phong khédm TBG va coi ho
nhu t6i pham nguy hiém can loai
tri. Theo khuynh hudng ty nhién
thi xa hoi sé tiép tuc dung TBG
dudi hinh thic nay hay hinh thic
khac. Thuc té nay cho thay can cé
nhiing thay déi co ban trong nhan
thic cla FDA va co quan chinh
quyén vé quan ly TBG. Ciing nhu
moi cudc chién tranh, tinh than hop
tac va dam phan hoa binh 1a g|a|
phap can thiét dé tranh nhiing t6n



that cho ca hai bén.

Mot s6 hop tac va giai phap hoa
binh ¢c6 thé dudc thuc hién dua trén
cac d kién va hoan cénh thuc tai.

- Trén thuc té, khdi dau TBG
dudc cac phong kham si dung tu
gidy phép hanh nghé cla sGy té va
dua trén su an toan cla phau thuat
dugc thuc hién trong ngay nhu
truyén mau, va da, ghép xuong.
Nhu vay s@y té nén co trach nhiém
giam sat thudng truc vé su an toan
ghép TBG chu khong phai FDA.
Céc phong kham thiéu diéu kién tu
vé sinh dén ky thuat va gay tai nan
cho cac bénh nhan can dudc sd y
t€ dia phuong loai trii va toa an xa
phat nghiém.

- Vi TBG khac v6i ghép da hay
truyén mau, vai trd cta FDA céan
lam 13 hgp tac tim hiéu cac phuong
phéap tri liéu cla cac phong kham
TBG, dac biét la nhing tri liéu
thanh cong, dé c6 thé rat ra quy
trinh va dd an chung; hoac té chic
nghién clu dé cai tién an toan va
hiéu nang.

- FDA c6 thé hé trg hiiu hiéu
cac phong kham TBG tu nhiéu th{
nghiém lam sang hién tai. Ngugc
lai, cac phong kham TBG c6 thé
l& nhiing trung tdm Gng dung cac
san pham dudc FDA cho phép
dé mau chéng mang dén cho cac
bénh nhan cla ho. Cac két qua sé
dudc bao céo cho FDA dé danh gia
pha 4, thudng rat can cho cac san
phdm sinh hoc nhu vacxin va bay
gid la té bao.

- Cho phép thanh lap Hiép hoi
phong kham TBG, hé trg ho phat
trién nghé nghiép va tao diéu kién
hgp tac vGi cac dai hoc, bénh vién
va chuong trinh clia FDA.

Viéc diéu hanh Gng dung TBG
can cé su tham gia ctia nhiéu co
quan, bd/nganh va thay déi theo
quéc gia; thudng gbébm hoi déng
dao dtc, y t&, khoa hoc ky thuat,
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phap ché va cd quan dai dién benh
nhan... Han Quéc, An D6 co 16
chic riéng danh gia san pham va
tri liu TBG cua ho. Gan day Han
Quéc cdp phép cho 4 san phdm
TBG va hién dugc nhiéu nai hgp
tac danh gia dé dung & thi trudng
clia ho, trong d6 c6 Nhat va My. An
B6 khong dudc thanh cdng nhu vay
Vi cac ¢o quan diéu hanh thi€u sy
thdng nhéat va phéi hgp véi nhau.

Doi v6i Viet Nam, diéu quan
trong la chung ta khdong nén &
thudc vao phuong an ctia FDA hay
moét nudc nao khac. Thuc la mét
rao can I6n va dang ti€c khi mot két
qua hay dé xuét TBG 6 trong nuéc
bi ngan can chi vi FDA chua cho
phép! Cac nha khoa hoc va quan
ly trong nudc can dd bo tam ly “lé
thuéc” nay vi chinh My cling chua
tim ra gidi phap cho ho. Chung
ta can dat trach nhiém véi bénh
nhan trong nudc 1én hang dau va
phan d4u tan dung phuong tién va
cong nghé ctia TBG dé cliu chiia
ho. Piéu nay ducong nhién khong
dé nhung dinh hudng dung la diéu
quan trong dau tién ma chdng ta
can lam.

Chung ta can c6 niém tin vao
truyén thong y hoc cla ngudi Viét
v6i cac san pham thién nhién dugc
dung an toan, h{iu hiéu trong dan
gian tu hang ngan nam. TBG ciling
la s&n phdm thién nhién, ching ta
c6 thé quan ly t6t khi k&t hop kinh
nghiém y hoc c6 truyén va cac ky
thuat méi clla TBG. Theo nguyén
tadc nay, moét chién lugc két hgp tri
lieu TBG vd| khoa hoc va cac co
s8 y hoc ¢8 truyén khong phai la
diéu mao hiém, ma c6 thé mang lai
nhiing Ung dung t6t dep, hiu hiéu
hon cho TBG & trong nuéc. Buong
nhién chung ta khéng quén nhiing
gia tri tién bo trén thé gidi. Cong
nghé nu6i cdy TBG, nhan s6 lugng
can thiét theo chudn GMP r&t can
cho céc tri liéu; chung ta bd sung
cac cong nghé nay vao chuong
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trinh trj liéu TBG trong nudc dé gia
tang hiéu nang.

Trén thuc té, & Viét Nam da co
nhiing thanh tyu trong viéc ti€p thu
cac ky thuat cao clia TBG nhu ly
trich, phan lap, nudi cay, danh gia
chiic ning, bién ddi gen. Mot sé
ndi da c6 nhiing Ung dung tri liéu
TBG hiéu qua, nhu chuadng trinh
TBG clia GS Nguyén Thanh Liém
(VinMec Ha Noi) thanh cong vGi
cac bénh hiém nghéo, man tinh
gbm sai léch bién dudng dén bai
than kinh; Bénh vién Van Hanh vai
nhiing thanh tyu vé xudng khdp,
nghén phdi man tinh (COPD) cia
BS Tran Tung va BS Bich Phugng;
Phong thi nghiém TBG cla Dai
hoc Quéc gia TP H6 Chi Minh va
moét s6 co sG khac da xay dung
dudc cac ky thuat TBG tiéu chudn
cho nghién cuu chuyén séu; mét
s6 nha khoa hoc ngudi Viét Nam
& nudc ngoai cling rat thanh céng
trong lihh vuc nghién cldu nay...
NéEu két hgp, dé sé 1a nhiing nguén
lyc c6 thé gilp tao thanh chuong
trinh TBG doc lap cla Viet Nam dé
phuc vu cho y té Viét Nam.

buong nhién chudng trinh tri
liéu TBG cho cong dong trong nuéc
can c6 ké hoach t6 chtic, két hop
bai ban va quy mé theo tiéu chuén
quéc gia, chl khoéng phai mot
phong thi nghiém hay mét nhém.
G day ching t6i chi goi y va ndi vé
tinh kh& thi cho mét chuong trinh
TBG doc lap  Viet Nam dé ching
ta khéng qua 1é thudc vao phuadng
phéap ctia FDA - chi phi rat cao (t6n
kém hang chuc, thdm chi hang
tram ngan USD cho mét tri liéu) va
phan 16n TBG con bi cdm dung vi
tiéu chudn qua cao va khong thuc
té cla ho.

Hay “dung day ma di” cho TBG
Viét Nam! &
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