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Gli Acidi Nucleici

Rappresentano una nuova opportunità terapeutica 
perché permettono di agire su bersagli 
irraggiungibili con proteine terapeutiche o piccole 
molecole, 

ma anche una grande opportunità per la ricerca 
biomedica e l’industria farmaceutica italiana 

riducono i tempi di sviluppo del farmaco a partire dai 
risultati di laboratorio



I farmaci a RNA
 

- abilitano le cellule del paziente alla sintesi di proteine specifiche 
(per es. che possano stimolare il sistema immunitario a produrre 
anticorpi)

- permettono la correzione di errori genetici,  
 
- bloccano in modo mirato e altamente efficiente la sintesi di 
proteine responsabli di patologie

I farmaci a RNA permettono di espandere l’armamentario 
terapeutico a nuove malattie o consentono terapie più efficaci di 
quelle esistenti con tempi di realizzazione estremamente ridotti



PNRR Missione 4: Istruzione e ricerca 
Componente 2: Dalla ricerca all’impresa del 
Piano Nazionale Ripresa e Resilienza

I CENTRI NAZIONALI • Sono reti diffuse di università, enti pubblici di ricerca, altri soggetti 

pubblici e privati impegnati in attività di ricerca, riconosciuti come altamente qualificati; • 

Sono organizzati in fondazioni o consorzi secondo un modello Hub & Spoke; • Saranno 5 

dedicati alla ricerca di frontiera relativa ad ambiti tecnologici coerenti con le priorità 

dell’agenda della ricerca europea e con i contenuti del PNR 2021-27; • Per ogni 

programma è previsto un finanziamento tra 200-400 milioni di euro; • Sviluppano la ricerca 

di frontiera relativa ad ambiti tecnologici intorno a queste tematiche: 

#NEXTGENERATIONITALIA 1. Simulazioni, calcolo e analisi dei dati ad alte prestazioni 2. 

Tecnologie dell’Agricoltura (Agritech) 3. Sviluppo di farmaci con tecnologia a RNA e 

terapia genica 4. Mobilità sostenibile 5. Bio-diversità



8 giugno 2022: costituzione della Fondazione 
«Centro Nazionale di Ricerca – Sviluppo di 
Terapia Genica e Farmaci con Tecnologia a 
RNA» 

Presidente: Rosario Rizzuto Università di 
Padova

Finanziamento concesso: € 320036606,03
di cui il 42% al Sud

1 settembre 2022 Inizio attività



CN3 – I FONDATORI

1. Università di Modena e 

Reggio Emilia*

2. Università di Napoli *

3. Università di Roma-La 

Sapienza *

4. Università di Milano *

5. Università di Padova *

6. Università di Siena *

7. CNR *

8. Università di Bari *

9. Università di Pavia

10. Università di Milano-

Bicocca 

11. Università di Brescia

12. Università di Firenze

Enti vigilati dal MUR (Università pubbliche e 
Centri di Ricerca)

13. Università di Pisa
14. Università di Torino
15. Università di Roma Tor 

Vergata
16. Università di Bologna
17. Università di Verona
18. Università di Trieste
19. Università di Palermo
20. Università di Salerno
21. Università di Catania
22. Università degli Studi

della Campania
23. Università di Catanzaro
24. Università di Cagliari
25. Università di Chieti-

Pescara

Fondazioni- IRCCS-
Università Private

1. IIT*
2. Ospedale pediatrico 

Bambino Gesù*
3. Humanitas-

Università
4. Ri.MED
5. Telethon (Tigem, 

Tiget)
6. Università Vita 

Salute San Raffaele
7. Fondazione 

Tettamanti

Enti Economici
(Imprese Private)

8. Orgenesis
9. Chiesi
10. Novartis
11. Pfizer
12. Biontech
13. Sanofi
14. CDI
15. Astrazeneca
16. Antares
17. IRBM
18. Takis
19. PBL
20. Innovavector
21. Stevanato
22. Intesa San 

Paolo
Università ed Enti di Ricerca del Sud sono sottolineate.
*Spoke leader

49 soggetti partecipanti: 26 Università, Enti pubblici 1; Enti privati 6; Imprese 16  



Budget (€ 320 036 606,03)  
Research activity (199 M€) 

- Non-tenured faculty positions

Training (14 M€)

- Ph.D. programs of affiliated entities

- National Ph.D. program (Gene Therapy and RNA-based Drugs) and Life-long 

Learning initiatives

Infrastructures (87 M€)

- RNA platform facility (to be built in Naples)

- Implementation of the Gene Therapy Consortium (Bambino Gesù Hospital, TIGET, 

Fondazione Tettamanti)

Technology Transfer (17 M€) 

Spin-off and start-up accelerators

Management (3 M€)



Gli Obiettivi del CN3

Sviluppare farmaci innovativi e 

modalità di somministrazione 

(precision delivery) con le tecnologie 

oggetto del bando

Promuovere la valorizzazione 

economica dei risultati scientifici

● Collaborazione con industrie 

nazionali

● Creazione d’impresa

● Attrazione/collaborazione con 

partner internazionali

Aumentare le competenze nazionali 

nelle KET oggetto del Centro 

(DNA/RNA, delivery degli acidi 

nucleici, manifattura in GMP) per 

favorire la crescita economica 

dell’intero Paese

Valorizzare la migliore ricerca di base 

nazionale creando reti di ricercatori 

di eccellenza e avviando un percorso 

di trasformazione della conoscenza 

scientifica volto alla innovazione in 

farmacologia e lo sviluppo di terapie 

innovative



CN3 Organizzazione in hub e 
spokes e tematiche di studio 

1. 1. Migliorare e favorire l’utilizzo a livello nazionale di KET specifiche

1. - Chimica degli AN e modellistica molecolare

2. - Analisi di big data

3. - precision delivery (nanoparticelle, vettori virali)

4. - farmacologia degli AN (ADMET)

2. 2. Identificare linee di ricerca che possano condurre a farmaci innovativi per

1. - malattie genetiche

2. - tumori

3. - malattie neurodegenerative

4. - malattie metaboliche e del sistema cardiovascolare

5. - malattie infiammatorie e infezioni croniche

3. 3. Portare in clinica terapie avanzate (AGTMP)

1. - Gene Therapy Consortium (OPBG, TIGET, Tettamanti Foundation)



CN3 – Spokes e relativi 
organizzatori

1-Genetic 
Diseases

2-Cancer 3-Neurodegenerative
diseases

4-Metabolic & 
Cardiovascular
diseases

5- Inflammatory 
&  infectious 
diseases

6- RNA DRUG Development

7- Biocomputing

8- Platforms for RNA/DNA delivery

9- From target to therapy: pharmacology, safety and regulatory competence center

10-Preclinical development, GMP manufacturing and clinical trials of GTMP



CN3 Spoke 1
Malattie genetiche 



CN3 Spoke 2 - Tumori



CN3  Spoke 3  Malattie neurodegenerative



CN3 Spoke 4 Malattie metaboliche  e 
Cardiovascolari



CN3 Spoke 5 Malattie 
infiammatorie

WP1 development of an integrated  vaccines and 

prophylactic drug design platform and and  immune 

response profiling 

WP2 Generation of a preventive strategy against 

multidrug resistant bacterial pathogens and novel 

emerging viruses

WP3 Circulating RNA therapeutic target discovery  and 

delivery strategies in autoimmune and inflammatory 

diseases

WP4 New treatments to fight immune pathologies 

originating from enhanced immune reactivity against host 

self-antigens in thecourse of transplantation. 



CN3 Spoke 6 RNA drug 
development

Obiettivi: sviluppare nuove modificazioni chimiche per  

RNAtargeting/cell delivery; incrementare le conoscenze nel 

settore dei ncRNA e epitrascrittoma applicati alle patrologie 

umane; alimentare la crescita di una nuova comunità 

scientifica capace di sviluppare farmaci a RNA



CN3 Spoke 7 Biocomputing 



CN3 Spoke 8 Piattaforme 
per la somministrazione di 
farmaci a AN 



CN3 Spoke 9 Centro di competenza 
sulla farmacologia di farmaci a AN

Obiettivi: Adattare e validare le tecnologie ADMET alle 

diverse tipologie di farmaci a AN; generare metodologie di 

R&D innovative e integrare procedure tradizionali e 

innovative in un processo razionale



CN3 Spoke 10 Sviluppo preclinico, manifattura 
in GMP e trial clinici basati su GTMP



Le problematiche affrontate

• Vincoli (disparità territoriale-40% al sud; disparità di genere; vincolo clima; 

vincolo digitale)

• Vincoli di spesa (es. bandi a cascata quali aiuti di Stato, gestione delle spese)

• Proprietà intellettuale e valorizzazione dei prodotti della ricerca

• Identificazione e assunzione di personale qualificato



GRAZIE 
per l’attenzione!



Le industrie coinvolte 



Presidente
Consiglio di Gestione

Assemblea dei Soci

Consiglio di Sorveglianza

Comitati Consultivi

- Scientific Advisory Board

- Industrial Board

- IP/Legal Committee

Collegio dei Revisori

Direttore Scientifico

Comitato Scientifico Spoke

Affiliati Affiliati Affiliati Affiliati ……….. Affiliati

HUB

SPOKESpoke 1 Spoke 2 Spoke 3 Spoke 4 ……….. Spoke 10

La Governance della Fondazione


	Diapositiva 1: Technology Forum Life Sciences 2023 
	Diapositiva 2: Gli Acidi Nucleici
	Diapositiva 3: I farmaci a RNA    - abilitano le cellule del paziente alla sintesi di proteine specifiche (per es. che possano stimolare il sistema immunitario a produrre anticorpi)  - permettono la correzione di errori genetici,     - bloccano in modo mi
	Diapositiva 4: PNRR Missione 4: Istruzione e ricerca Componente 2: Dalla ricerca all’impresa del Piano Nazionale Ripresa e Resilienza
	Diapositiva 5: 8 giugno 2022: costituzione della Fondazione «Centro Nazionale di Ricerca – Sviluppo di Terapia Genica e Farmaci con Tecnologia a RNA»   Presidente: Rosario Rizzuto Università di Padova  Finanziamento concesso: € 320036606,03 di cui il 42% 
	Diapositiva 6: CN3 – I FONDATORI
	Diapositiva 7: Budget (€ 320 036 606,03)  
	Diapositiva 8: Gli Obiettivi del CN3
	Diapositiva 9: CN3 Organizzazione in hub e spokes e tematiche di studio 
	Diapositiva 10: CN3 – Spokes e relativi organizzatori
	Diapositiva 11: CN3 Spoke 1 Malattie genetiche 
	Diapositiva 12: CN3 Spoke 2 - Tumori
	Diapositiva 13: CN3  Spoke 3  Malattie neurodegenerative
	Diapositiva 14: CN3 Spoke 4 Malattie metaboliche  e Cardiovascolari
	Diapositiva 15: CN3 Spoke 5 Malattie infiammatorie
	Diapositiva 16: CN3 Spoke 6 RNA drug development
	Diapositiva 17: CN3 Spoke 7 Biocomputing 
	Diapositiva 18: CN3 Spoke 8 Piattaforme per la somministrazione di farmaci a AN 
	Diapositiva 19: CN3 Spoke 9 Centro di competenza sulla farmacologia di farmaci a AN
	Diapositiva 20: CN3 Spoke 10 Sviluppo preclinico, manifattura in GMP e trial clinici basati su GTMP
	Diapositiva 21: Le problematiche affrontate
	Diapositiva 22: GRAZIE  per l’attenzione!
	Diapositiva 23: Le industrie coinvolte 
	Diapositiva 24: La Governance della Fondazione

