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L31 NOI DAU

Téi da rat xtc déng khi doc cudn sach nay. N6 ggi nhdé trong
tdi cAu chuyén ctia 28 nim trudc, khodnh khic ma téi va vo
nghe bac sindi vé nhiing gi sé xay ra véi Ryan — dita con bé bdng,
xinh dep ba tudi clia ching tdi trong 20 nim tdi. Bac si cho
chiing t6i biét tai thoi diém nay ho khéng thé 1am gi, ho di 1am
tat ca dé gitip Ryan duy tri kha ning van dong lau nhat cé thé.
Va hy vong trong 20 nim tdi, y hoc cé thé tim ra phuong phap
chita cin bénh loan dudng cd nay.

Khi tiép tuc doc vé nhiing bénh nhin d3 dudc diéu tri bdi bac
si Riordan, t6i nhan ra rang tat ca ching t6i déu cé mot diém
chung: y hoc truyén thong da khoéng thé gitip ching t6i. Khéng
con gi cé thé 1am nita. Chinh pht dudc thiét 14p dua trén nén
tang tu do va hanh phtc kia d3 ngin can ching t6i tim kiém
phuong phéap diéu tri thay thé. Nhung, ching t6i cling da rat
may man khi gip dudc moét vi bac si san sang lam moi thi trong
kha ning c6 thé dé mang lai nhiing tia hy vong nham cai thién
chat lugng cudc sdng cho nhitng ngudi chiing tdi yéu thuong.
Bac si Riordan da lam viéc khéng mét méi trong mét linh vuc
hoan toan mdi ctia y hoc. Vi bac si di hy sinh tat c3, chi véi
mong mudn mang lai co hdi séng cho nhiing ngudi di dudc xic
dinh 1a khong con gi ¢é thé 1am niia.

Chung t6i thit sy may man. V&i tim nhin xa tréng réng
trong viéc chién dau vdi nhiing cin bénh khong thé chiia tri cia
y hoc, 6ng da dua ra mot phlidng phap tri liéu mdi. T6i chén
thanh khuyen ban héy doc toan bé cudn sach nay, dIIng bo sét
mdt chuong nao. Cudn siach 1a toan bd hanh trinh chién dau day
diing cAm ctia bac si Riordan va cdc bénh nhin ctia 6ng.

Tién siRiordan 1a mét vi anh hiing thit su.
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C4am on 6ng rat nhiéu vi nhiing gi 6ng di 1am cho ching téi
cling nhu gia dinh chung toi.

George Benton

Cha cua Ryan
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LOI GIOI THIEU

Tién si Neil Riordan la mot ngudi tién phong trong linh vuc
y hoc, khong hé lui budc trude bat ky khé khin ciing nhu moi de
doa ndo. Liéu phép diéu tri dua trén té bao gdc clia 6ng di dudc
khdi déng véi nhitng kién thiic khoa hoc nghéo nan nhung tran
ngap hy vong. Nha tién phong nay “buac vao moét khu rung
ram” va mang vé mot “bau vat” cho nén y hoc hién dai. Ong da
chuyén dich kién thttc han 1dm thanh mot céng cu diéu tri hitu
hiéu - diéu ma cac nha nghién cttu khong thé 1am dudc.

Neil 13 moét “chang cao boéi” khi thuc hién nhitng “thi
nghiém” cia minh trén d6i tuong 1a con ngudi. Mic di1 cé nhiéu
y kién trai chiéu, nhung t6i cé thé néi ring 6ng ay di mang lai
mdt cach tiép cAn mdi trong diéu tri, nhitng liéu phap chua dugc
nghién cttu nhiéu va chip thuin 1dm sang trong viéc chiia tri
cho con ngudi. Trong mot s6 tinh huéng, ngudi bac si phai tng
bién nhanh nhay véi su phtic tap ctia cac vét thuong. Do tinh
chat nhu vay, qué trinh diéu tri cé thé lién quan dén viéc s
dung cac vat liéu hoic phuong phap chua dudc phé chuin. Vi
du, da ngudi chét khit cellulose ban dau chi dudc phé duyét cho
cac Ung dung diéu tri vét thuong do loét 3 bénh nhan tiéu
dudng. Nhitng “tAm mang” nay cling 1a mot vat liéu tuyét voi dé
déng cac vét thuong trong phiu thuit thoat vi dia dém va da
dugce st dung bdi mdt vi bac si tién phong 1am thay d6i phuong
phip déng vét thuong, va bay gid chung di dudc chiap thuin
trong y té. Nén y hoc cfia ching ta ngly cang tién tién va cé
nhiing budc dot pha vugt bac chinh 1a nhd nhiing vi bac si tién
phong nay. Phuong phap tri liéu ctia Riordan bang MSCs() da
dudc IRB™ chap thuin.

() MSCs (Mesenchymal Stem Cells): Té bao géc trung mé.
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() IRB (Institutional Review Board): Uy ban xét duyét xét dinh
dao duc y sinh hoc.

Chia khéa cho sut thanh céng cfia 6ng 13 hé théng cd s3 vat
chat hién dai va cic cdng su tai ning: mot d6i ngli bac si giau
kinh nghiém, nhitng nhan vién quang cdo chuyén nghiép, cing
véi nhitng chuyén gia tu van tan tinh va than thién. P6i ngil clia
éng quan tAm dén nhitng gi ho 1am va cé trach nhiém vdi céng
viéc ctia minh. Ong dy khéng thao luin vé viéc dé trong cudén
sach nay, nhung chung di dudc 6ng nhic dén trong mot bai
phong van. Tat ca cic phong kham, phong thi nghiém dudc
kiém soat chat lugng, phong bénh va nha in déu dat tiéu chuin
nham cung cap dich vu chim séc y té vdi chat lugng cao nhat.
Rat nhiéu phong kham va bénh vién & Hoa Ky &3 tham khdo mé
hinh t& chttc ctia 6ng. Tuy nhién, cic phong kham tri liéu té bao
gdc clia Neil van khéng dudc chap thuan cho thit nghiém 1am
sang.

Mbi chuong clia cudn sach nay 1a nhiing ciu chuyén ké vé
niém tin ctia Neil rang liéu phap dua trén té bao gdc trung mo —
thu nhén tit mé md, tlly xudng hoic cudng rén - sé 1a xu hudng
diéu tri clia tuong lai. Nhitng viéc ma 6ng thuc hién rat dang
trdn trong, khéng chi véi cdc bénh nhin ma con d6i véi viée co
gang thuyet phuc thay doi nhting quy dinh trong viéc st dung
té bao goc clla cac cd quan c6 tham quyén. Tdi da biét dén phong
kham ctia Neil & Costa Rica va cdc quy trinh diéu tri ctia 6ng,
chiing don gidn hon nhiing gi ma cic trung tdm nghién ciu
GMP tudng tuong. Day 1a nén ting gitp Neil xuit ban cic cudn
sach vé cong nghé mdi nay. Thit su dang tiéc khi chting t6i phai
dén Panama dé thuc hién nhitng cdng viéc nay, trong khi ching
c6 san 3 bat ky noi ddu. Phai mat bao 1au dé nhiing liéu phap
nay cé san cho cic bénh nhan thay vi phai di dén Panama dé
diéu tri?

Hing ngly, t6i nhin dudc hang trim email tit nhiitng bénh
nhan quan tdm dén liéu phap té& bao gdc. Tdi chi ¢ thé tra 16i ho
rang t6i 12 mot nha nghién cttu khoa hoc va khong thé dua ra
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phéc d6 diéu tri cho ho. Neil khéng phai 13 mdt bac si nhung
kinh nghiém 14m sang @ dé 6ng ay thuc hién cong viéc nay. T6i
da trao do6i véi cac bénh nhan va gia dinh ho vé két qua cla
phuong phdp diéu tri dua trén té bao goc. Tat ca nhitng ciu
chuyén dudc ké trong cudn sich nay chi 1a “phan ndi clia tang
bing”. Pay 12 mot cudn sich thu vi va hitu ich vé liéu phap té
bao goc.

ArnoldI. Caplan

Trung tam Nghién cuu Co Xuong Khdp
Dai hoc Case Western Reserve, Hoa Ky
ngay 15 thang 01 nam 2017



LOI NGO

Lé mot bac si may man dugc tiép cin vdi céng nghé té bao
gdc ngay ti nhiing ngay dau, t6i da rat vui khi dudc anh Nguyén
Van Phudc, G1am doc Cong ty First News - Tri Viét, cho xem
cudn sach viét vé chli dé nay ngay sau khi anh cé dudc hop dong
ban quyén.

Nhu nhiing dia tré dudc qua, nhém Té bao goc cia ThAm my
vién Xuin Trudng di xung phong dich cuén sach nay sang tiéng
Viét. Chi trong mot thdi gian rat ngan, chtng t6i da hoan thanh
viéc bién dich, va trén tay cac ban diy, khong chi 13 mdt cudn
sach ma con la m6t mén qué mang téi niém vui va hy vong.
Ngay tu trang dau tién, tac gla da “bat thop” dugc doc gia, kéo
vao ndi sau tham cla trai tim va khéo 1éo dan chung ta di. Tung
chuong cfia quyén sach 1a nhiing cudc ddi, 1a vé dep clia cudc
song va tinh yéu. Pay 1a mét cudn sach khoa hoc, moi hiéu biét
clia toi vé té bao gdc déu ¢ trong cudn sich nay, nhung rat dé
doc va dé hiéu.

Chtc quy doc gia gip nhiéu may main, va hiy biét yéu
thuong, tran trong ting té bao gdc clia ban than, biét cich 1am
d6i dao hon “tai khoan” té bao goc cia minh.

Mot 1an nita, xin cdm on tac gid Neil H. Riordan, Cong ty First
News - Tri Viét, va d6i ngli nhin vién ctia Tham mj vién Xuin
Truong.

PO Xuan Trudng
Thac si— Bac si ndi tru



Chuoneo 1
CO HOI CHO BENH NHAN LoAN DUGNG CO

Téi va George Benton 13 ban cung 18p thdi tiéu hoc &
Wichita, Kansas, nhung chting t6i da khong that su gan giii cho
dén khi chiing t6i trd thanh nhiing ngudi cha. Chloe bé bdng clia
t6i dudc sinh ra trudc Ryan ctia Benton mot tuan. Chung toi
song trong cing mdt khu pho. Hai gia dinh di danh rat nhiéu
thdi gian bén nhau, Chloe va Ryan nhanh chéng trd thanh d6i
ban than thiét. Khodng ba tudi, su phat trién ctia Ryan chim
hon Chloe rat nhiéu. Chting t6i nhan thay thang bé gip van dé
trong viéc ding diy. N6 khong ding phdc diy nhu nhitng dita
tré khac. Ddi v4i Ryan, viée diing day rat khé khin, né chdng tay
vao dau goi va ding 1én mot cach cham chap. N6 khong thé leo
1én cau thang ma phai budc titng budc mot.

Ban dau, chting téi cho réng Ryan vung vé hon nhiing da
tré khac, hodc né 1a mét dda tré khong nang dong Nhung mot
ngudi ban cia nha Benton — moét chuyen gia vé chan thuong
chinh hinh cho ching t6i biét Ryan cé nhiing dau hiéu dién
hinh cfia cin bénh loan dudng co. Khi chan doan nay dudc xac
nhén, ching t6i rung rdi, khdng thé tin d6 1a su thit. Theo nhu
chan doan, Ryan chi c6 thé song t6i da dén nim 20 tudi. Téi
khong thé tudng tuong dudc, toi di yéu thucng va dat hy vong
vao Chloe bao nhiéu thi d6i véi Benton, Ryan cing vay. Nhtmg
tat ca da dudc du bao sé cham dit vao cai tudi dep nhat cude ddi
cta thing bé.

Hién nay chua cé phuong phép diéu tri chiing loan dudng cg,
va Ryan mic phai ching loan dudng cd Duchenne - thé t6i té
nhat clia cin bénh nay. Bénh nhin Duchenne khéng san xuit d
dystrophin - mét loai protein giup duy tri tinh toan ven ctia co
bap. Khong c6 protein nay, cd xuong bi gay, sau d6 cac mé va co
khac dan dan chét di theo thdi gian. Co thé Ryan cudi cliing sé tu



“sup d6”. Piéu nay “bdép nat” trai tim ctia nhitng ngudi da ching
kién Ryan 16n 1én, day tinh yéu cudc séng, nhung cé 18 sé khong
thé di lai vao ndm 12 tudi va ra di vinh vién & Itta tuéi d6i mudi.
Tat ca nhiing gi chiing t6i c6 thé nghi dén 1a cé ai cé thé gitp
Ryan khong? Mic du téi di khong nhan ra diéu nay vao thdi
diém d6, nhung mot y tudng di lde 1én trong dau téi va ngay
cang trd thanh maot niém tin manh liét trong viéc tra 16i nhiing
ciu héi héc btia nhat cfia y hoc.

Gia dinh Benton di d6i dau véi tham kich nay moét cach diing
cam. Ho tham gia Hiép héi Loan dudng co (MDA) va Ryan con
duge chon 1am anh poster. Gia dinh Ryan di di khip céc tiéu
bang, kéu goi su hd trg clia cac to chiic thién nguyén dé thuc
hién tat cd nhiing phuong phap tri liéu ma ho cho rang con co
thé giup thang bé. O nha, gia dinh Benton co gang _mang dén
cho thing bé mét cudc sdng binh thudng nhat cé thé. Thang bé
di tung tham gia hudng dao sinh, va ho tham chi con dang ky
cho thing bé tham gia d6i béng. Thing bé danh trii béng di va
doéng do6i ctia né sé chay theo dudng béng ay. Ban bé Ryan la
nhitng céng dan bé nhé mang lai cho ching ta niém tin vao
tuong lai: tot bung, gidi giang, vui vé, hda ddng va 1 nhiing
ngudi ban thuc su clia Ryan trong nhitng ndm thang ngin ngti
ma thang bé cé.

Ryan 12 mét cau bé diing cadm va gidi che gidu tinh trang stic
khde ctia minh. Thim chi cho dén khi thing bé 1én 7, né vain
nghi né binh thudng nhu nhiing ban bé déng trang Ita. Nhung
cling vao thoi diém d4, cin bénh di khoéng thé che gidu dudgc
niia va nhiing triéu chiing d3 bat dau trd nén rd rét. Vio mot
ngay no, Chloe v6 tinh diy ngi Ryan khi chdi béng rd va thing
bé khong thé ding diy. Téi vin nhd nhu in khudén mit ngd
ngang cda con bé.

Khi 1én 8, Ryan da phai mang nang. NhLIng duita tré bi chtIng
Duchenne thuang co xu hLIdng di trén dau ngon chan dé c6 the
gitt cAn bang tot hon, nhung cling chinh diéu d6 sé 1am rat ngan
cic bé c¢d & mat ca chin ciia chiing. Nhiém vu ctia gia dinh



Benton 13 c6 ging gitip Ryan c6 thé di lai 1du nhat cé thé. Thing
bé than phién vé viéc khong thoai mai khi phai mang nang ca
ltic ngt. Ho thudng thiy thang bé g& né ra khi ngt. Tat ca cac
bai tip (bai 16i, vat 1y tri liéu, chay bo bang may,...) @3 khong thé
tri hodn nhiing gi sé xay ra nhu di dugc du dodn trudc dé. Vao
thdi diém Ryan va Chloe dudc 13 tudi, khi gia dinh t6i chuyén
dén Arizona, Ryan d3 phai ngdi xe 1in. Sau 1an ghé thim thang
bé gan day nhat, t6i tu hdi tinh trang cfia né sé con tdi té hon
thé nao niia trong lan gip sap toi.

Lokl

Trong nhiing chuyén cong tic nghién cttu liéu phéap té bao
goc trudng thanh gan day, hinh dnh Ryan luén xuit hién trong
tAm tri t6i. Khi t6i hanh phtc v4i mot Chloe xinh dep, tré trung,
yéu ddi, toi nghi dén gia dinh Benton va cudc song clia ho cling
v4i Ryan da thay d6i nhu thé nao. Sau khi chiing t6i rdi Wichita,
George va vd anh dy, Sandra, di ly hon va cling da tai hon. Téi
gitt lién lac v4i George. Mbi khi biét dude bat ky tién bd nao
trong nghién cttu diéu tri chiing loan dudng cd, t6i déu cho anh
ay biét. Khi t6i trd lai Wichita, chting t6i gip nhau va chic chin
chiing t6i déu néi vé tinh trang cia Ryan - né di xau dén muc
d6 nao. Ryan néi: “Bd, con nhd 1a me di néi véi con rang sé cé
phuong phap diéu tri”, nhic lai nhiing gi ma béc si da néi véi
cha minh trong 1an chan doan dau tién.

“Ban c6 thé 1am gi dé tra 16i cau hdi nay khoéng?”, George
khan khoan hdi téi.

CAu tra 16i 3 khong cé cho dén khi téi sdng & Costa Rica va
da thanh 14p mét phong thi nghiém y khoa cung mét phbng
kham diéu tri cho bénh nhén bang té bao gdc, mot y tuO’ng da
dugc nung nau trong dau toi tit rat 1au. Dong nghlep ctia toi tai

Vién Té bao goc, Fabio Solano, cho biét 6ng mudn diéu tri cho
nhiing bénh nhan biloan dudng co & Ireland.

Bénh nhan ngudi Ireland ctia ching t6i mac phai chitng loan
dudng co it tram trong hon - loan dudng cd Becker, khong xuat



hién cho dén giai doan cudi clia cudc ddi. Véi thé Becker, cd thé
c6 thé sin xuat ra mot it dystrophin nhung khéng dd. Nhitng di
liéu tit nghién ctiu khoa hoc ctia chung tdi va cac dong nghlep
khac trén toan thé glO’l cho thay khi tiém té bao goc trtIdng
thanh vao bap cd, né sé trd thanh mot phan ctia bap cd va ton
tai & 46 mot thoi gian. Khong ai ¢6 thé du doan dudc thdi gian
chinh x4c ma cac té bao géc nay cé thé ton tai, nhung it nhat sau
mdt thiang, cic té bao iy van con ton tai. Gia thuyét ctia ching
t6i 12 néu té bao thu nhan tit ngudi khde manh, chiing cé thé
san xuit dystrophin, di11a mot it cfing rat hitu ich.

T6i di doc dugc mot trudng hgp 6 bénh nhi mic phai chiing
Duchenne khi 14 tudi. Ltc con nhd, cau bé di dudc cay ghép tiy
xuong dé diéu tri mot cin bénh khac, do d6 hé thong mién dich
va hé thong tao mau clia cdu vé cd ban 14 ctia mdt ngudi khac. Té
bao ti tiy xuong di tuan hoan khip co thé va “gieo” nhiing té
bao khic gitp ciu chdng choi véi su khdi phat ctia Duchenne.
Pay dudc cho 13 trudng hop mic Duchenne nhe nhat ma cic bac
si di tiing gip tlU trudc dén nay. T6i cho ring mdt s té bio tit
ty xuong da sin xuit ra dystrophin ting cudng cho co bap. Sau
khi xem xét can thin co hoi cho bénh nhin ngudi Ireland,
chiing t6i quyét dinh tiép tuc diéu tri.

Khi t6i va tién si Solano xem xét cac tai liéu va trao d6i vé cac
trudng hap Becker, t6i di nghi dén Ryan. Cé 1& chiing t6i c6 thé
1am gi @6 cho thang bé vdi té bao gdc trudng thanh. Viée diéu tri
néu tién trién t6t & bénh nhan ngudi Ireland, cd 1é Benton sé san
sang dé c6 mot co hoi diéu tri cho Ryan.

Khi bénh nhan ngudi Ireland budc vao phong kham, anh 4y
lam t6i nhé dén hinh anh cia Gollum J. R. R., mot nhan vat hu
cau sdng dudi 1ong dat ctia Tolkien, ctii minh nhiéu nim dé tim
kiém chiéc nhin vang quy gid ma anh ta thém muén. Bénh
nhin cta cht’mg t6i chi méi 30 tudi, nhtIng anh d3 phai cti gip
ngtIdl Xuong va nhd su ho trg cia mot cay gdy 4 chan dé di lai.
Tién si Solano va t6i quyet dinh tép trung diéu tri cho céc bé co
chinh cfia anh iy bdi vi anh hau nhu khong thé ding thing



dugc nita. Pé diéu tri mot cach hiéu qua cho bénh nhan nay, bac
si Solano di tiém 35 vial t& bao vao cac bap co clia anh iy, mic
dit anh 4y chi can moét liéu diéu tri thap hon. T6i néi véi Fabio:
“Chung ta sé khéng phai nghi dén chi phi trong mot vai nim
niia”. Day 1a giai doan dau trong viéc diéu tri clia chung t6i, khi
ma viéc san xuit ra mot vial té bao goc phai tiéu ton dén hang
ngan d6 la. Téi rat biét on nhiing tién bd ki thuat da gitp gidm
chi phi di rat nhiéu.

Vai thang sau, bénh nhan IlglIO'l Ireland d3 c6 thé ding
thiang, budc vao phong kham va néi véi mot tong glong dong
dac: “T6i mudn dudc gip bac si Solano”. Khong gi c¢é thé hanh
phtic hon, va téi nghi ngay dén Ryan, diy cé thé 12 mét tin tot
lanh cho thang bé.

Lokl

Luc dau, t6i khong biét phailam sao dé dé xuat vdi Benton vé
viéc tha nghlem phtIdng phép diéu tri ddc dao nay T61 khong
mudn anh iy nghi rang téi dang ép budc anh dy va c6 gang 1gi
dung tinh ban d& cé dudc doanh thu cho phong kham. Tbi thuc
su tin rang diéu nay cé thé gitp Ryan. Mot ngudi ban tot clia
chting t6i di trao doi véi gia dinh Benton vé viéc nay va cho biét
George rat san sang.

Vao thoi diém d6, Ryan di 22 tudi. Ching loan dudng co clia
thang bé ngly cang tdi té nhu nhiing gi di dudc dy doan va cd
thé Ryan dudng nhu di “sup d6” hoan toan. Thang bé can su
dung cac thanh kim loai dé hd trg cot sdng va gitp trong ludng
co thé khong “dé bep” cic cd quan ndi tang. Ho di 1am mot con
doc trude nha dé Ryan cé thé ty ra vao bang xe lin, nhung khi di
xudng déc qui nhanh, dau ctia thiang bé thudng bi dip vao
nguc. Ryan phai doi cho dén khi c6 ai d6 dén gitp. Viéc dang lo
ngai nhat clia George va Sandra 14 tinh trang nhiém triing phoi
ctia Ryan. Thing bé bi viém phé quan 4 1an mdt nim, 1an nao
cting chuyén thanh viém phoi va phai nhip vién. Tai thdi diém
dé, Ryan chi ning 70 pound!ll. Va ddng budn thay, cha me thing



bé cling biét rang sau mot vai thang nita ho sé khéng con Ryan
nua.

Vao lan dén Wichita ké tiép, tdi da gap George, Sandra va
choéng c6 ay, Curt, dé thao luan ve viéc diéu tri. Sandra rat quan
tAm dén viéc s dung té bao goc tu ngu:dl hién ting dé diéu tri
cho Ryan Nhung 1am sao dé cé nhLIng té bao d6? T6i noi vdi co
ay rang ching t6i sé s dung té bao gdc tit day ron ngutdl hién
ting d3 dugc kiém tra nghiém ngat nhtmg co ay van cam thay
khoéng an tAm. Cac nha nghién cttu cling cé méi lo ling tuong tu
nhu c6 ay - viéc tiém té bao ctia ngudi khac chac chin sé giy ra
hién tuong thai loai mién dich. Nhung véi cac té bao thu nhan
tlt cudng ron — mot loai té bao chua trudng thanh va hé théng
mién dich sé khong tit chéi né - diéu nay vé co ban 1a khong
dding. Sau khi ban bac chi tiét, ching t6i quyét dinh st dung té
bao goc tit mau kinh nguyét clia chi gii Ryan, Lauren. Tit d6,
ching t6i di nudi cdy dudc 200 triéu té bio. Ba thang sau,
George, Ryan cling ngudi ban than nhat cia thang bé, Clint da
dén Costa Rica cho lan diéu tri dau tién.

Khi chup hinh X-quang cho Ryan, t6i thit sy hoang hét vi
tinh trang rat xau ctia thang bé. Khung cd xudng ctia Ryan hau
nhu khoéng con sdi cd nio. George va Clint chuyén Ryan 1én
giuong bénh.

Chung t6i d3 tiém té bao vao cac vi tri khac nhau va véi mot
liéu cao & vung cd. Bac si Solano biét rang ching t6i phai tién
hanh that chdm vi cdc miii tiém sé rat dau. Khi bac si Solano dua
kim vao, 6ng 4y tach cac sdi cd ra. Ryan khong c6 nhiéu sdi cd, vi
vay viéc diéu tri bi gidi han béi kha ning chiu dau cfia thang bé.
Mbi ngay, ching t6i déu chup 10 tdm hinh X-quang cho dén khi
cd 35 vial da dugc tiém vao biap co clia thang bé. Sau d6, Ryan
trd vé Wichita va chiing t6i chi con biét chd dogi. Téi di bao véi
ho rang cé thé can hai tuan cho dén moét thang dé ghi nhan su
thay d6i ctia Ryan.

T6i kiém tra email hing ngay, chd doi thong tin tit George. Ba
tuan sau khi diéu tri, anh ta cho biét Ryan da cé thé ra ho boi tap



vat 1y tri liéu va that bat ngd, thing bé da ¢ thé tu ngdi day. Mot
tuan sau, huan luyén vién vat 1y tri liéu c6 tinh diy Ryan va
thang bé @i cé thé chdng cu lai dudc. George 6 ging ddy manh
dau thang bé tit phia sau, va anh ta d3 khéng thé 1am né nhtc
nhich. Ryan @6t nhién cé dudc stic manh & c6, loai stic manh ma
thang bé d3 mat di tit nhiéu nim trude. Va Ryan bat dau ting
can.

T6i biét nhiing diéu nay sé khong kéo dai. Chting t6i di diéu
tri cho nhitng bénh nhin bi bénh thoai héa di truyén va min
tinh, va nhiing tin hiéu tét nay chi 14 tam thdi. S6 lugng té bao
gdc c6 hoat tinh cé thé bi gidm dan. Sau mot vai thang, cac té
bao nay dé bi hé théng mién dich nhin biét va bi thai loai. Piéu
nay 1am cho viéc x4c dinh s6 lugng té bao goc cé thé ton tai va
tiép tuc sin xuit dystropin tr& nén rat khé khian. Tuy nhién,
trong truong hdp ctia Ryan, hién tugng nay gidm thiéu dang ké.
Thang bé di cé thé hy vong vé tinh trang bénh tat cua mlnh
“Chan chdu di cé thé clt ddng dudc nhiéu, diéu ma da rat 1au roi
chau khong thé thuc hién. Chau di 1am dudc, chau chua bao gid
cdm nhén dugc diéu ndy trude diy. Tat ci nhiing gi chau biét chi
12 nbi tuyét vong”.

Ryan di dudc diéu tri sdu 1an (mot 1an tiép theo & Costa Rica,
va nhiing 1an con lai & Panama), méi 1an thang bé déu t6t hon
mdt chiit, tuy nhién ciing cé su thai loai moét it. Stic khde tdng
thé, stic chiu dung, stic manh thé chat va kha ning ho hap da
dugc cai thién ti tit nhung ciing cé lic bi suy gidm. Sau bon 1an
diéu tri bang cach tiém truc tiép vao bip cd, tdi biét dugc mot
nghién cttu cho thay phuodng phép tiém tinh mach té bao goc
khéng cé su dan dp mién dich 13 kha thi va hiéu qua trong mé
hinh d6ng vit bi Duchenne [1]. T6i tién hanh tiém tinh mach té
bao goc cho thing bé cho hai 1an diéu tri con lai 3 Panama. Hiéu
qua clia viéc tiém tinh mach té bao goc 1a qua rd rang. Ryan noi:
“Wow, nhiing diéu cht 1am cho chau vao thdi diém nay 1 su cai
thién tot bac so véi nhitng phuong phép diéu tri trudc day”.



Viéc phai dén Trung My diéu tri gdy ra cho Ryan khong it khé
khin, nhung véi nhiing tién trién ma thing bé cé dudc thi nd
luc nay 1a hoan toan xing dang. Tt viéc diéu tri ban dau bang té
bao gdc clia chi gai minh, vdi su dong y cia cha me Ryan, ching
t6i ting cudng phac dd diéu tri cho thang bé bang ca té bao goc
thu nhin t cudng ron ngudi hién ting va s dung ca hai
phtIdng phap tiém co va tiém tinh mach. Cac té bao tré hon clia
cudng ron c6 hoat tinh tot hon, do dé su ton tai va kha nang
diéu tri cia ching hiéu qua hon. K& tit 1an diéu tri dau tién vao
niam 2008, stic khde ctia Ryan ngiy cang cai thién. Thang bé da
ting dudc hon 20 pound(? va khéng con bi viém phdi nita.
George noéi: “Pé 14 mot phép mau. Lan dau tién ké tit khi thing
bé 1én ba, ching tdi di cé quyén hy vong”. Ryan 1a ngudi lac
quan nhat nhung né cling rat thuc té.

TINH HINH SUC KHOE

r ! r Exiai1 # E 5 r
el Bheu tr EHeu tr

THOI GIAN

Su suy giam trung binh cua bénh nhdn DMD so vdi Ryan.



Véi nhitng khé khin trong viéc di chuyén dén Panama dé
diéu tri, vio nim 2014, chtng t6i d3 dé xuat va dudc su chap
thudn ctia FDA vé viéc 4p dung phuong phap diéu tri mdi. biéu
nay cho phép Ryan cé thé dudc diéu tri ngay tai qué huong ctia
minh véi bac si clia thing bé, bac si Maurice Van Strickland véi
té bao goc duge cung cap tit Panama. Ong dudc phép diéu tri
mdi 6 thang, nhung tli thang M6t nim 2016, éng da dudc diéu
tri mdi 4 thang nham c6 gang khong dé cho xay ra bat ky su suy
gidm nao & thang bé. Ryan 1a bénh nhin loan dudng cd
Duchenne dau tién dudc chap thuin diéu tri theo phuong phap
nay trong pham vi nudc My.

Tri Liéu Té Bao Goc Ddi VGi Hoi Chiing Loan
Dudong Co Duchenne

Hoi chiing Loan dudng co Duchenne (DMD) la mét 161 loan thodi héa co
bap, trong do cac bap cd ngay cang yeu di. Mot bat thuong mang tinh di
truyén dd gdy ra van dé trong viéc san xuat dystrophzn mét loai
protein chiu trdch nhiém duy tri sttc manh ctia cdc mé co [2]. Khi cdc té
bao co (myofiber) bat dau chét di va khdng dudc tdi tao, mé xd va mé
lién két sé dudc hinh thanh & cdc vi tri nay [3]. Piéu nay gdy ra hién
tuong mdt madt cd dan dén té liét va cudi cung la tit vong do suy tim
hodc phoi.

Viéc sit dung cdc tdc nhan dudc Iy dé diéeu tri DMD hoan toan khong co
tac dung trong lam sang [4]. Chi ¢6 thé s dung corticosteroid dé tri
hodn sy tién trién cta bénh [5] nhung nd ciing di kém vdi nhiéu tdc
dung phu [6 ] Co the su dung phudng phap chinh sta gzen dé phuc hoi
kha nang san xudt dystrophin cua té bao, nhung né van dang duoc
nghién cuu [7].

Ryan vita t6 chiic sinh nhat 1an thit 30 cia minh, mét sy kién
hiém hoi d6i vdi cac bénh nhin Duchenne. Ryan di tra 16i t6i
khi t6i hdi rang ldc nay né cam thay thé nio: “Chau con gi dé
phan nan nita dau. Tit nhd dén gid, chau ludn tu héi néu khong
c6 cach chita tri, vay thi con cai gi ¢ thé ngin can su toi té nay
lai khéng? Chién dau véi hdi chiing loan dudng co 13 di &t khé
khin r6i, nhung néu biét trudc rang né ngay cang tdi té hon thi



that dang budn. Chau di dén du ddm tang clia nhiing dda bé &
trai hé MDI3! trong suét nim dau tién ctla qua trinh diéu tri.
Chau di khong ti chdi diéu tri. Chdu mudn nhiéu hon va sé
ludn ¢d gang, nhung chiau khong thé tudng tudng dudc chiu sé
ra sao néu nhu chi khéng diéu tri cho chau”.

Liéu phdp té bao tdp trung vao viéc hé trd qud trinh tdi tao ciia cdc té
bao co. Thudc tinh tdi tao va khdng viém clia té€ bao goc trung mé
(MSCs) [8, 9, 10] lam cho chung trd thanh mét lya chon diéu tri khd thi
cho DMD. Ngoai ra, MSCs c6 khd néing diéu hoa mién dich qua cdc chdt
tiét giup tich hop vao mé bi ton thuong va hé trd qud trinh tdi tao [11,
12]. Tri liéu MSCs dd duoc thuc hién trén dong vdt, chang han nhu ché
Golden Retriever vdi chung loan dudng cd Golden Retriever (GRMD) -
mét chung bénh tuong dong ddng ké véi DMD & ngudi. Mt nghién citu
gan day cho thdy diéu tri bang MSCs & ché GRMD hoan toan an toan va
khéng cé tac dung phu lau dai nao [13]. MSCs c6 thé tiép can, tich hop
va biéu hién dystrophin ngudi & cdc con ché bi ton thuong cho dén 6
thdng sau diéu tri [14]. Nghién ciu trén cdc mé hinh chudt ciing cho
thdy c6 su biéu hién ctia dystrophin sau khi tiém MSCs [15]. Chiing téi
dd bdo cdo cdc két qud khd quan cua viéc diéu tri bang MSCs doi vdi
bénh nhdn DMD [16]; mét vai thi nghiém lam sang da dugc cho phép
va xem xét dé chuing minh tinh an toan va hiéu qud ctia MSCs trong
diéu kiénnay[17, 18,19, 20, 21].

T6i ddng ¥ vdi Ryan vé khia canh dic tinh con ngudi luén cé
tdc ddng nhiéu hon. Té6i nghi vé viéc c6 bao nhiéu dda tré bi
chiing loan dudng co va cac bénh khac cé thé dudce gitp 43 bang
liéu phép té bao goc néu luat phap Hoa Ky cho phép tbi dudc
thuc hién diéu tri rong rii hon. Cac bac si tai Vién Té bao goc
cling da diéu tri cho mot ciu bé ba tudi rudi dude chan doan
mac Duchenne. Sau mot 1an diéu tri, cau bé da khéng con triéu
chiing ctia Duchenne va cé thé duy tri dén ntta nim sau d6, chay
nhay vdi ddm ban ma khong cé bat ky khé khin gi. Sau ndm lan
diéu tri va khéng cé tic dung phu nao, giong nhu Ryan, ciu bé
da dudc su cho phép clia FDA trong viéc st dung tri liéu té bao
gdc nhu 14 mot loai thudc mdi vao nim 6 tudi. Lan diéu tri dau
tién clia cau bé & Hoa Ky vao thang Mot nim 2016. Néu luit



phép cho phép diéu nay, ching tbi c6 thé thiét 1ap cic phong
kham trén khap Hoa Ky dé diéu tri cho nhiing tré bi loan dudng
co & giai doan dau va cé thé tiép tuc tri liéu trong sudt cudc doi
ctia ching. Néu két qua diéu tri sém & ciu bé nay cé bat ky tin
hiéu kha quan nao, ching t6i cé thé gitip hang ngan gia dinh va
mang lai cudc séng binh thudng cho nhiing da tré ay.

S6 lugng nghién citu té bao goc trung mé trén khap thé gidi dudc ding
ky trén website clinicaltrials.gov vao thang 5/2017

Tuy nhién, van cé nhtIng rao can dang ké ngan can su phat
tr1en cua liéu phap cuu song va kéo dai su song nay. Toi viét
cudn sach nay dé giai thich tam quan trong caa liéu phap nay,
cling nhu tiém nang cuia ching vdi hang triéu ngutdl trén khap
thé gldl Trong cac chUdng t1ep theo, t6i sé md ta qua trinh tbi
tham gia vao nghién cttu nay, nganh khoa hoc mang lai nhiing
do6t phd nay, cac rao can kinh té va phap ly d3 ngin can viéc ap
dung rong rai phuong phap nay.



Chuone 2

KHA NANG CHUA Lﬂﬂl;l KY DIEU CUA CO THE — PAOD
CHIEU UNG THU

Chacta t6i, bac si Hugh Riordan, dudc biét dén nhu 13 “cay
dai thu” clla nén y hoc hién dai. Ong 13 mdt ngudi manh mé,
mdt phan do cich nhin nhin van dé nhung cht yéu 1a do 6ng
khéng hé quan tAm ngudi khac nghi gi vé cach séng ctia minh.

Cha t6i 12 mét vi bac si khéng theo quy tic nao ca, 6ng tin
rang diéu tot nhat 6ng cé thé 1lam cho bénh nhan khong phai 1a
ghi cho ho toa thudc, ma 13 phai khuyén khich ho tu chita cho
chinh minh. C)ng ay chuyén vé cic bénh lién quan dén thiéu hut
vitamin. Khi con 1a mét sinh vién y khoa, 6ng lam nghién ctu
trén m6 hinh chuét bi thiéu mét chat dinh dudng thiét yeu —
selen. Ong nhénra rang nhting con chudt bi thiéu hut selen dan
dan mat di stc séng va nguyen nhén bd long ctia chiing bi bac
mau 13 gi. Sau mot thdi gian ngin diéu chinh ham lugng selen
trong khau phan in cfia chudt, tit ca nhitng hién tudng nay déu
mat di. Sau d6, dng trd thanh mot bac sithan kinh, 6ng 3 kham
phé ra rang viéc diéu chinh cin bang dinh dudng pht hop véi
nhu cau clia tiing ca thé cé thé mang lai nhiing cai thién dang ké
vé stc khde & nhitng bénh nhan bi bénh tdm than, dic biét 1a
tam than phan liét.

Khi t6i hoc trung hoc vao nhiing nim 1970, 6ng iy da md&
roéng nghién cttu theo hudng cic diéu kién bén ngoai clia stic
khde tAm than. Khi dé, 6ng ay dang diéu tri cho mét bénh nhan
bi ung thu véi liéu cao vitamin C tai Trung tAm Cai thién Chuc
nang Con ngudi (hién nay la phong kham Riordan). Trung tam
clia 6ng dy da phai d6i mat véi rat nhiéu 18i chi trich tit cac cd
quan y té cho phuong phap diéu tri ddc ddo nay — nhiéu ngudi
da goi 6ng 1a lang bam va danh cho 6ng nhiéu ngdn tit con té



hon. Nhung cha t6i khéng hé quan tdm vi 6ng biét cai gi 1 tot
nhat cho bénh nhin ctia minh.

Vao thdi nién thiéu, t6i d3 danh rat nhiéu thoi gian § nha ban
clia tdi, Joel. T6i da tiing nghi me ciu ta, Esther, 12 ngudi me thi
hai cfla minh. Khi t6i hoc nim nhat khoa Kinh doanh tai Pai
hoc bang Wichita, khéa hoc ma t6i cho 14 v bd va khoéng lién
quan gi dén thé gidi thuc, Esther bi ung thu.

Ba dy bi ung thu té bao vay bat dau ti cu6ng ludi va di di can
khip co thé. C6 vé khong céng bang véi I'lglIO'l phu ntt nay, ba
khong hut thudc, udng rugu, thim chi con chang nguyen rda,
mang chiti ai 1ay mot 161, thé ma lai bi cin bénh quai ac va khé
chita nay. Nam d6 t6i 18 tudi, t6i chua ting thay ai bi doi xit té
bac nhu Esther tai cic co s3 y té. Viéc héa tri di tan pha co thé
ba 4y va khi qua ddi, ba ay chi ning cé 70 pound. Ba ay di ra di
mdt cach khon khé trong bénh vién, ndm trén phan ctia chinh
minh. Diéu kién diéu tri nghéo nan va kém céi ctia ba ay da dé
lai an tugng vé cling siu sic trong tAm tri t6i, dén mtic tbi van
con rung minh méi khi nghi dén. Ba ay 13 ngudi dau tién t6i yéu
thudng da ra di mai mai.

Chi mdt lic, moi thi dd quay mét vdi t6i. Toi tic gidn va dau
kho, khong biét phai 1am gi dé d6i mat vdi viéc nay. Téi khong
biét phal 1am gi, t6i chi biét 13 mudn roi khéi Wichita. B6 t6i gdi
y vé mdt cong viée lam thd lin & cac mo dau & Mexico, toi
chuyén dén Louisiana va bat dau cong viéc ay.

Sau dé, t6i da c6 dudc nhiing ky nang hoan hio cia mét thg
1an, cong viéc nay rat thd vi. Mot nam sau, t6i theo hoc & trudng
lan California, sau khi t6t nghiép, t6i cé dudc mot cdng viée &
cdc mé dau ctia Dubai. Mot vai nim sau d6, tdi gip Shirley,
nguéﬁ vo ngudi Anh xinh dep ctia téi, dang lam viéc tai quan bar
ctia mét khich san & Dubai. Ching t8i yéu nhau, r6i két hon.
Ngay trudc ngay chung t6i chudn bi di huang tuan trang mat,
t6i dd cé mot budi biéu dién tuyet voi, mot budi biéu dién ma tat
cd cac tho lin khac trong vung déu mong udc. Toi sé phai &
trong mdt budng lin ciing moét ngudi khic trong 30 ngay,



nhung bu lai ching t6i s& nhin dugc 1.000 d6 la mdi ngay.
Shirley mang thai dfa con dau ctia ching t6i, Chloe. Pay cé vé
nhu 12 co hdi tuyét voi dé tich cédp mdt sb tién cho tuong lai clia
gia dinh t6i. Nhung su viéc xay ra & d6 di lam thay d6i hoan
toan cudc sdng clia chung t6i va dua téi dén mot bude ngoit
trong su nghiép ctia minh.

Khi cdng su va toi trai qua 30 ngay dudi nudc, chung t6i da &
trong tinh trang bio hoa nito/oxy sdu nhat tif trudc dén nay, vi
vay khoéng cé khoang glam ap dé hudng dian moi ngudi dua
chuing t6ilén. Ho c6 mot giad thuyét dé 1am viéc nay nhung ho di
1am sai vao phtit cudi.

Céc thd lin cang 1én gan bé mit khi ho & trong khoang giam
ap, ban cang phai cham séc ho nhiéu hon, bdi vi cac bong béng
bén trong co thé ctia thd 1in phat trién vdi téc dd cao nhat.
Ching t6i di dudc dua 1én rat cham trong sudt hai ngly, nhung
ngay trong mudi phut cudi cting, ho di véi vi. Ho cho ring
chiing t6i di & d6 &0 14y, ngay tai thoi diém ching toi cé kha
ning dé bi tén thuong nhat. Gidy phut ho pha v& nit déng trén
khoang, t6i cAm thay ban tay va chan ctia toi bi té liét.

Nhiing ngudi da dua t6i 1én ngay 1ap tuc dua t6i vao moét
khoang gidm 4p khéc, nén t6i lai & d6 sau 60 footl4! va truyén
oxy tinh khiét vao cho t6i. Tdi cAm thay kha tot ngay sau d6, va
cac triéu ching cta t6i d3 khong con. Khi ho bat dau dua téi 1én
moét 1an nila, t6i cé mot bong béng khac va tat ci cac triéu
chiing déu trd lai. T6i khong thé cAm nhén ban tay va ban chan
ctia minh, t6i bat dau té liét. T6i vita mdéi cudi vd va sip chao
dén dwia con gii dau long cia minh, vy ma bat thinh linh téi
khong thé ding day.

Cong ty giil t6i & lai Dubai mét thdi gian dé c6 ging tim ra
cach gidi quyét van dé nay. Sau d6, ho giti t6i dén Pai hoc
Dundee, Scotland, noi Philip James, mé&t bac sinéi tiéng thé gidi
trong linh vuc 13n, c6 kinh nghiém s dung oxy cao ap. Bac si
James d3 gy an tugng manh cho t6i. Ong 14 vi bac si duy nhat,
ngoai cha t6i, ddm suy nghi bén ngoai “chiéc hép” va khong



quan tdm ngudi khic nghi gi vé céng viée cia minh. Ong theo
duéi viée nghién cttu vé liéu phap oxy cao ap cho bénh nhan bi
da xd cling, mét liéu phap ma khong ai khac tim hiéu vao thoi
diém d6. Ong di trd thanh ngudi c6 dnh hudng 16n va sau dé
dam nhan vai trd 1a ¢4 van cho toi.

Piém ding chin tié'p theo 1a trg lai Hoa Ky, ndi t6i ngdi trong
moét khoang oxy cao ap 16n (phuong phap diéu tri duy nhat tai
thoi diém nay cho cic bénh lién quan dén gidm nén, hoic uon
cong) trong 30 ngay lién tiép clng véi nhitng ngudi cb vét
thuong khong thé chita lanh, ngd ddc biic xa va cac bénh khac.
Piéu d6 v6 cling chan nan. Nhiéu ngudi trong s6 d6 di cé nhiing
anh hudng qua liéu do diéu tri ung thu. M6t ngudi phu nit ngdi
canh tbi da bi dinh lugng qua muc véi bic xa, tdi c¢é thé nhin
thay ngay qua c6 c6 4y khi c6 4y quay dau lai véi mot géc dod
nhat dinh. Nhin thdy nhitng hanh déng man r¢ ctia nhiing
phuong phap diéu tri @6 khién t6i lai nhé dén nhitng gi 43 xay ra
Vi Esther khi ba &y bi bénh.

Cudi cting, chan thuong 3 chin t6i d3 dudc gidi quyét, mic
di1 t6i van con té tay va chin, dic biét 1 trén nhitng dau ngén
tay clia toi. TOi biét toi sé khong bao gid cé thé 1in nita. Toi, ti
mdt thd 1in rat thanh cdng véi mot su nghiép day hita hen, mét
lan nita cam thay khéng con cé gi. Shirley va tdi chuyé°n dén
Wichita, ngi t6i lam viéc trong phong nghlen cuu ctia cha toi.
T61 cling da trd lai trudng hoc va cudi cung quyet dinh ghl danh
vao moét chuong trinh dé trd thanh trd ly ctia bac si. Toi tot
nghiép chuong trinh Pai hoc tiéu bang Wichita vdi bang loai
giobi.

Trong thoi glan ndi tra clia toi, trudc khi tot nghlep, toi phat
hién ra rang moi quan tdm thuc su ctia t6i la nghlen clu va tim
ra cach chiia tri c6 thé gitip cho hang ngan ngudi. Tai phong thi
nghiém cta cha t6i, 6ng da gidm sat mdt chuong trinh dét pha
st dung vitamin C liéu cao d& ngin chin su phat trién cta cac
khoi u ung thu. Trong vong mot nim lam viée trong phong thi
nghiém, t6i 3 gidm sat tat ca cac du 4n nghién cttu.



Nam 1986, cha t6i c6 mdt bénh nhan tén la George Williams,
ngudi bi ung thu thin giai doan IV véi nhiéu di cin di lan dén
cac hach bach huyét. Pay 12 mot cin bénh ung thu khéng dap
Ung véi héa tri. Trong thuc té, vao thdi diém dé, chi dinh hoéa tri
dugce xem 13 mot sd suat. Ong Ay di th mét so liéu phap, nhung
khong cé gi hiéu qua. Bac si clia George dé nghi 6ng chip nhan
bénh tinh ctia minh vi 6ng khéng thé song 1au.

George d3 nghe néi vé nghién cttu cia Linus Pauling va mot
s6 bac si ngudi Scotland di stt dung liéu lugng 16n vitamin C dé
diéu tri ung thu. Cha t6i di ddng y diéu tri cho éng ta véi 30
gam vitamin C dudc truyén vao tinh mach hai 1an moét tuan
trong sau tuan. Trong vong siu tuan, khoi u clia dng di co lai
mdt cach dang ké; va sau thang sau, ching bién mat hoan toan.
B6 t6i bat dau diéu tri cho George khi 6ng ay di 70 tudi, va 6ng
ay s6ng dén 84 tudi, nhan vitamin C nhd giot vai thdng mot lan.
Khi & Ong qua doi, ong khoéng con dau hiéu nao cia bénh ung thu.
Ong ay da chét vi suy tim sung huyet diéu nay qua té bdi vi véi
nhiing g1 chung toi b1et vé té bao goc nhu hién nay, han ching
t6i dd cé thé gitp 6ng ay.

Nam 1989, trung tdm di nhin dudc khoan trg cip 13 triéu
d6 la tif Quy Garvey cia Wichita dé thuc ddy cong tac diéu tri
ung thu véi vitamin C nay. Bob Page, ngudi diing dau td chtc,
rat cu thé vé nhiing gi 6ng ta muon tit ching t6i. Ong dy ndi dng
ay sé cho chiing t6i mudi ndm va chi mudi nim dé tim kiém cac
liéu phap khong doc hai dugc ap dung lam sang cho bénh nhan
ung thu. Ong ay noi ong ay khéng mudn c:hung toi lam viéc
hoic danh nhiéu thdi gian tim kiém moét phan t nhé khéng cé
trong tu nhién, r6i phai mat mudi nim thi ngh1em trén dong
vat trudc khi chting t6i cé thé thlt né & ngudi. Ong ay muon
chiing t6i dua ra mot thit cé thé tng dung trén 14m sang ngay
bay gio.

Chung téi goi nd la du an RECNAC, d6 la “ung thu” dudgc
danh van nguoc. Chung t6i khéng dung phuong phap y hoc
théng thudng dé “dau doéc” toan bd co thé nham 1am suy yéu



qua trinh ung thu. Chiing t6i muén ting cudng hé théng mién
dich &€ gitp né chdng lai cac khoi u mdt cach hiéu qua hon. Co
thé cé moét kha ning bam sinh dé chita lanh chinh né trong
nhiing diéu kién thich hdp. Cong viéc clia t6i 1a ludn ludn tip
trung xung quanh tién dé nay. Muc tiéu dau tién ching t6i xem
xét 13 dinh dudng. Chiing t6i da cé dit liéu vé vitamin C va ddc
tinh chon loc cfia né, hoic 1am thé nio né giét chét cac té bao
khoi u va chita lai cac té bao binh thudng. Chung t6i bat dau
cdng viéc ciia minh G d6.

T6i rat biét on vi da dudc 1am viéce véi cha t6i, ngudi d3 ddm
“boi ngudc dong thiy triéu”. Ching t6i da phan bac lai dit liéu ti
md&t nghién cttu vao nim 1979 tai phong kham Mayo 1am mat
uy tin vé viéc st dung vitamin C dé diéu tri ung thu [1]. Cac thit
nghiém 14m sang dudc tién hanh & d6 cho riang viéc diéu tri
bang vitamin C khong 1am thay d6i tién trinh cia bénh, va bai
bio khuyén cdo rang né nén bi “bd roi” nhu mot khéa hoc vé tri
liéu.

Chung tbi d3 tim ra mot so sai sét trong phuong phéap va két
luin ctia phong kham Mayo dua trén nghién cttu ctia chung t6i.
Chung t6i da cho bénh nhan nhan vitamin C qua dudng tiém
tinh mach va diéu tri chiing trong mdt thdi gian dai. Phong
kham Mayo cung cap liéu vitamin C cho bénh nhin bang dudng
udng, mdt nghién cliu clia chiing t6i cho thay dudng udng
khong cung cap dudc vitamin & liéu dd cao dé gy doc cho cac
khoi u. Hai bai bao sau dé dudc xuit ban trén Canadian Medical
Association Journal cho rang nghién cttu cia Mayo 12 sai sét va
cic nha khoa hoc di thién vi chdng lai viéc stt dung cdc phuong
phép diéu tri ung thu “thay thé” [2, 3]. John Hoffer, gido su Y
khoa tai Pai hoc McGill cho biét: “Vao nim 1971, thim chi viéc
néi rang vitamin C ¢ thé hitu ich 14 rat ky quic nén qua trinh
thdo ludn gitta bac si va ngudi nghién ctiu di bi dung lai”.
Nhung moi thi da quay tré lai. Phong kham Mayo hién dang
quan tdm dén th nghiém 14m sang st dung axit ascorbic qua
dudng tinh mach dé diéu tri ung thu.



Lan dau tién khi t6i nghién cttu vé diéu tri bang vitamin C
qua dudng tinh mach, nhiéu ngudi di coi d6 hoan toan 1a tha
doan cia mét tén lang bam, nhung chi vai thang trudc d6, t6i da
duge Qu§ Marcus mdi dén dé danh gia cc dé xuat dudc tai trg
cho Pai hoc Thomas Jefferson, Johns Hopkins, Vién Stic khoe
Quoéc gia va phong kham Mayo vé viéc st dung vitamin C theo
dudng tinh mach cho bénh ung thu. Cac t6 chtic y té cé uy tin
trén toan thé glO’l hién dang nghlen ciu cac phudng phap diéu
tri tu nhién nay. Tuy nhién, ké tit nam 1997, téi gitt bang sang
ché ctia Hoa Ky, ciing véi cha t6i, vé viée st dung vitamin C qua
dudng tinh mach 1am chat giy doc té bao khoi u [4]. T6i cling
gitt bang sang ché ctia Hoa Ky cling vdi tién si Joseph Casciari vé
viéc st dung vitamin C qua dudng tinh mach cung vdi axit
lipoic @é diéu tri ung thu[5].

Chung t6i da c6 xuat phat diém khac so véi cach diéu tri duge
dua ra bdi hau hét cac bac sichuyén khoa ung thu. Do diém khéi
dau ctia chung t6i 1a ting cudng hé thong mién dich, nén chiing
t6i mudn biét liéu bénh nhin cla ching t6i c6 bi thiéu hut
vitamin hay khong. Hé mién dich khong thé hoat doéng binh
thucng néu thiéu vitamin. Trong mot s6 nghién cuu cho thay
¢ tdi 30% bénh nhan ung thu bi mac ddéng thdi bénh scorbut -
mdt sy thidu hut vitamin C dang ké [6]. Bach cau, hay con goi 1a
thuc bao, hap thu té bao ung thu va cac sinh vat ngoai lai khac,
khoéng hoat ddng to6t néu khdng dd vitamin C trong hé thong.
Mot trong nhitng thit nghiém dau tién cfia ching t6i 1a xem lidu
qua trinh thuc bao cia bénh nhan cé thé tiéu héa cac tic nhan
ngoai lai hay khéng, chang han nhu nim men. Chiing t6i nhan
thay véi bénh nhan ung thu, d6i khi chi cé 1 hoic 2% céc thuc
bio cé tiéu héa nam men, trong khi & ngudi khée manh thi con
s6 d6 sé nam trong khoang tit 40 dén 70%. Nhiing con s nay
tang 1én & nhitng bénh nhin ung thu dugc diéu tri bang vitamin
C, ching minh d4p tng mién dich dugc ho trg bdi vitamin.
Trong moét nghlen cttu 6 bénh nhin bi ung thu tuyén tuy giai
doan IV, cung cap vitamin C qua dudng tinh mach dugc bo sung



vao thudc hoéa tri liéu chuin gitp ting ty 16 sdng thém hon
mudi thang khi so v@i thuodc hoa tri don thuan [7].

Chung t6i cling xem xét tinh trang stress ma bénh nhan da
phai trai qua trong cudc séng. Mot sd nghién cttu di chi ra rang
stress c6 kha nang lam tang nguy co ung thu trong nhiing nim
sau d6 [8]. Khi tuyén thuong than lam viéc qua téi va trong tinh
trang stress, cd thé sé sit dung mét lugng 16n vitamin C dé t6°ng
hgp cac hormone stress. Cuon sach Molecules of Emotion cua
tién si Candace Pert mé ta m01 lién hé gitia suc khée tinh than
va cac rdi loan chic ning mién dich. Vé cd ban, dai thuc bao
hoic cac té bao bach cau, gan nhu ngay lap tic nhin dugc mot
théng diép ti ndo bd vé bat cit diéu gi ban dang suy nghi. Hau
hét bénh nhan ung thu cta tdi di trai qua mot giai doan stress
nghiém trong trudc khi duge chan doan.

Pbiéu di thuyét phuc t6i vé vai trd cia hé théng mién dich
trong cudc chién chéng ung thu 1a mét nghién cttu vé 77 phu nit
bi ung thu vu da dutcjc xuat ban trong Annals of the New York
Academy of Sciences ctia tién si James McCoy [9]. Khi nhﬁ.’ng phu
nd nay dudc phau thuét, bac si da lay kh01 u va nudi cay vdi té
bao bach ciu ctia bénh nhan & mét s8 phu nii, cic té bao bach
cau khong phan tng vdéi té bao khdi u; nhung & mot s6 ngudi
khiac, chiing dugc kich thich ting sinh. Néi cach khéc, hé thong
mién dich cia nhitng ngudi phu nit nay cé phan ing véi bénh
ung thu. Cac nha nghién ctitu da theo déi ho hon 12 nam sau dé.
Trong sd nhiing phu nit ¢4 hé théng mién dich khéng dap ting,
47% di chét. Nhung véi nhitng phu nit cé hé mién dich bi kich
thich béi té bao ung thu, 95% van con sdng.

Hé thong mién dich ctia nhiing phu nit 43 chét da phat trién
kha ning dung nap mién dich, cé nghia 1a ho di dung nap su
phét trién cia ung thu. Muc tiéu coéng viée ctia chiing t6i 1a pha
v3 su dung nap mién dich va bién né thanh tinh dé khang mién
dich, hoic kha ning tao ra cac dap Uing mién dich binh thudng
doi véi nhitng tdc nhan ngoai lai - trong trudng hdp nay 1a ung
thu. Chuing t6i vin dung moét sd ki thuit khac nhau dé kich



thich hé thong mién dich nhin biét va tin cdng cic khoi u
nham gitp cd thé cé thé tu chita lanh bénh ung thu ma khong
can héa tri hoac xa tri.

Pap ang mién dich trong ung thu va ty lé song sot
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Chuyén thé'tix dit liéu ctia Head JF, Wang F, Elliott RL, McCoy JL.
Assessment of immunologic competence and host reactivity against
tumor antigens in breast cancer patients. Prognostic value and
rationale of immunotherapy development. Ann NY Acad Sci.1993;
690: 340-2.

Chung t6i d3 thanh céng trong viéc tim kiém mot phuong
phap khong ddc hai dé chdng lai cin bénh ung thu. Vao cuéi du
an RECNAC, chiing t6i da c6 két qua va nd luc hét stic dé xuat
ban cac nghién cttu cia minh [10]. Nhung t6i d3 tim thiy mot
thit khac khi t6i xem xét tat ca dit liéu clia cdc bénh nhan ma
chiing t6i di diéu tri trong khoang thdi gian mudi nim dé. M6t
s& bénh nhan, ngay ca than ky nhu trudng hdp cia George



Williams, cling d3 khong nhan dudc liéu vitamin C dii cao dé cé
thé giy tac dong cé hai. Mot cai gi d6 khac ma chtng téi dang
1am dé kich thich hé thdng phong thii tu nhién ctia co thé chong
lai bénh tat, cting véi liéu cao vitamin C, d3 giét chét cac té bao
ung thu.

Sau do, t6i bat dau nghi rang ung thu nhu 1a mét vét thuong
khéng lanh Piéu nay rat khac vdi nhtmg g1a1 thich thong
thudng vé ung thu, trong dé cho rang cac yéu t& moi truang
hoic di truyén 1am cho cac té bao bi dot bién theo hudng tiép
tuc phan chia va tao thanh khéi u. C6 mét nghién cttu & Han
Quoc di chitng minh cho y tudng clia tdi. Cac nha khoa hoc dua
cac tdm kim loai vao da day cta thd, va d& dap tng, thd ludn
phat trién mot loai ung thu xung quanh cac taim d6. Nhung néu
cac nha nghién cttu duc 16 cic tdm kim loai, nhiing con thd
khong phat trién khoi u nita. Gia thuyét ctia toi 1a khi cac tam 14
mét khoi dic, cdc mo khong thé nio tiép xdc dude véi vét
thuong, vi vay né tiép tuc phat trién khoi u xung quanh vi tri bi
kich thich man tinh.

Ung Thu La M6t NG Luc Cudi Cung Pé Chita
Lanh Cac Vét Thuong Khong Thé Chita Lanh

M0t nghién citu khdc dd hé trg cho gid thuyét vé ung thu ctia tbi dudc
tién hanh bdi gido su, bdc si_eanMarie Houghton va dudc xudt ban trén
tap chi Science [11]. Trong mdt mé hinh chudt bi ung thu biéu mé da
day, bat dau tit nhiém trung H. pylori gy loét, c6 da cho thdy té bao tiy
xuong cdy ghép tit mot loai déng vat khdc phdt trién thanh té bao ung
thu da day nhu thé nao. Diéu nay dd lam cho mé hinh ung thu théng
thuong — rang cdc té bao clia cd thé trdi qua mdt qud trinh chuyén doi
ba budc ddn dén ung thu - tré nén sai lam. Khéng cd té bao ung thu nao
xudt phdt tix déng vat — tat cd déu dén tir ddng vat hién tdng nhu mét
nd luc cudi cung dé chita lanh vét thuong khdng thé lanh, trong truong
hop nay la vét loét. Vi vay, né khéng phdi la mé (6 vat chu) dang trdi
qua qud trinh khéi ddu, xuc tién va bién d6i, nhu mé hinh ung thu
théng thudng gdi y. Pung hon, dé la mé (6 vat chu) dang can kiét kha
ndng sua chita. T6i tin rang su thiéu hut cuc bé MSCs dan dén su thdt
bai trong viéc chita lanh, dén dén viéc gidi phdng cdc té bao gbc tiy




xuong sinh séi trong né luc chita lanh vét thuong, nhung lai tré thanh
ung thu.

C6é moét nghién ctu tuyét voi khic 3 nhitng cuu chién binh
trd vé sau chién tranh véi nhitng vét thuong. C6 mot ty 1é cao
cac khoi u hinh thanh ngay tai vét thuong, cac vi tri bi kich
thich min tinh. Ung thu phoi 1a mét vi du tuyét vdi vé diéu nay.
Hut thudc 14 kich thich min tinh ddi véi phéi, va né 1am ting ty
16 ung thu phéi. Vi vay, day 1a gia thuyét ctia toi: Hau hét hodc tdt
cd cdc khéi u hinh thanh nhu la mét nd luc cudi cung dé chita lanh
cdc vét thuong khéng thé lanh.

Co thé cé mdt s6 phan ing rat nhay, hoat déng mot cach
nhanh nhay dé chita lanh vét thudng. C6 nhiing té bao dudc
kich hoat khi co thé phat hién ra su mat cin biang, ton thuong,
hodc viém, va d6 x6 dén dé dé bit dau qua trinh chiia lanh.
Trong nghién citu cta chung t6i, ching téi phat hién ra rang
vitamin C vb cung hitu ich trong viéc kich thich hé mién dich
tan cong nhitng van dé nay. T6i tin rang ddy mdi chi 1a khéi dau
ctia nhiing gi chiing ta cé thé kham pha néu chiing ta di sau vao
cac cd ché chiia lanh va nghién cttu cac phuong phép dé kich
hoat cic yéu t6 tu nhién nay nham chdng lai bénh tit.

Khi du 4&n RECNAC két thic ciing 14 Idc cha t6i va t6i phai
chia tay. T6i d3 hoc dudc rat nhiéu tit 6ng 4y trong suét thoi gian
dé, va sé mii mai biét on sy hudng din cling nhu hd trg ma 6ng
ay di danh cho t6i trong khi t6i dang rén luyén k¥ ning cla
minh nhu mdt nha nghién cttu va mét nha khoa hoc. Téi rat hao
hiing véi nhitng cd hoi ma t6i cé thé tu tao ra bang cach van
dung kién thtic vé stic manh tu than cla cd thé. Pi dén ldc t6i
1am theo céch riéng cia minh véi tu cach 13 mét Maverick!s!
thuc su.



Chuono 3

TAI DIEU RHIEN HE THONG MIEN DICH — UNG THU DA DI
CAN

Khi t6i roi phong thi nghiém ctia cha t6i vao nam 1999, t6i
mudn thuc hién moét nghién cttu khac véi nhiing gi dudc cho
phép trong phong kham ctia cha t6i. Téi duge truyén cim hiing
bdi mot 1an chung t6i d3 thuc hién diéu tri cho mét ngudi phu
nil vao nim 1998 - t6i sé goi c6 Ay 1a Patty — ngudi cé cling loai
ung thu giéng nhu me ctia ban t6i, ba Esther. Cht’mg toi da thi
moét vai thit khéc véi c6 dy. Khi cin bénh ung thu cta c6 4y da
t1en trién dén cac hach bach huyet va tién hIGng cd vé khong
tot, chung t6i da g1a1 thich cho c6 ay nhlmg g1 chung t6i muon
thl, va c6 ay dong y. Téi khéng mudén cd dy phai chét nhu
Esther.

T6i dd quan tdm dén viéc thit nghiém moét phudng phap
khac dé khai thiac va nham muc tiéu vao hé théng mién dich ctia
co thé nham chita nhitng cin bénh min tinh. Téi biét rd rang
viéc st dung vitamin C cho ung thu 1a d6t ph4, va né thiét lap
nén téng cho su hiéu biét ctia t6i vé cach thic cac hdp chat tu
nhién cé thé gitp cung cd stic manh chiia lanh co thé nhém tan
cong cac can bénh ma nganh cong nghlep dugc phdm van chua
cé giai phap hiéu qua Co, ho cé thudc diéu tri, nhung hau hét
cac loai thudc dé déu dit tién va cé thé pha hliy co thé trong qua
trinh diéu tri. Nhiing gi chtung t6i di thay trong viéc chiia tri
ung thu v6i vitamin C 1a khi chung toi cung cap liéu cao vitamin
truc tiép vao vi tri khoi u thi cac yéu td cé kha nang chiia lanh
trong cd thé cung dugc kich thich. T6i muon tim cach tac dong
truc t1ep vA0 cac té bao clia hé thong mién dich dé. T6i bat dau
cong viéc véi cac té bao tua, cai ma di dit nén méng cho t6i dé
sau d6 1am viée véi té bao goc.



Co thé cé ba 18p bao vé chong lai bénh tit. Pau tién 1a16p da -
16p da bén ngoai bao phii co thé va “16p da” bén trong cac dudng
ong tiéu hda, hd hap - loai bd cic tic nhin ngoai lai dang co
gang xam nhap vao cd thé. Néu cic tic nhin ngoai lai ¢ thé
xadm nhip qua nhiing rao can do, 16p phong thu thi hai — phan
iing viém - dudc kich hoat, huy déng huyét tuong va cac té bao
bach cau dén khu vuc dudce kich thich @é chita lanh vét thuong.
Hang phong thii thit ba 13 cac dap ting ctia hé mién dich, trong
nhiéu trudng hop, cé thé dude chuin bi dic hiéu dé chién dau
v4i mét chat kich thich cu thé.

Céc té bao bach cau dugce kich thich bdi su xuat hién cia mot
kich thich mang tinh hé théng gdm bén loai: bach cau trung
tinh, bach cdu ua eosin, bach cau don nhén va bach cau lympho.
Mbi loai trong s6 nay déu cé mdt chiic ning chuyén biét trong
viéc chién dau chong lai bénh tat. Bach cdu trung tinh 1a nhém té
bao dau tién dén vi tri bi viém nhiém. Céng viéc clia ching 1a
tan cong cac tdc nhin viém nhiém. Bach cau ua eosin 13 cac té
bao cé muc dich chuyén biét, rat hitu ich trong viéc chong lai di
Uing va hen suyén. Bach cau don nhén 1a cac té bao “don dep
chién trudng”, loai bd ra khdi co thé nhitng tdc nhan khéng
thudc vé né. Vi du, khi mét bach cau don nhan phat hién thay
mét t€ bao khoi u, né tin cong té bao do, skt dung céc enzyme
phén huy dé xit ly no. Cac té bao lympho truong thanh trong
tuyén Uc, san xuat khang thé tiéu diét tdc nhan giy bénh va té
bio khéi u.
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Bach cau c6 kha ning mién dich bam sinh d6i véi cac té bao
khoi u, trong dé bao g6m bach cau don nhan, bach cau trung
tinh va mét sd quan thé té bao lympho nhit dinh cé kha ning
nhin biét va tiéu diét cc té bao khdi u. G cic bénh nhin ung
thu, hé thong d6 it nhat bi pha v& mét phan.

Piéu khién t6i quan tAm nhiéu hon vao thdi diém dé 1a cach
co thé nhin biét va phd hily cic té bao khoi u. Té bao bach cau
don nhan cé thé chuyén dang dudi su hién dién ciia cic té bao
ung thu. Mot loai té bao don nhan goi 13 dai thuc bio, cé nghia la
“ké in siéu pham”. Khi dai thuc bao bam vao mét té bao ung
thu, né “cin” tiing miéng mot. Bén trong dai thuc bao 1a cic gbi
enzyme nhd cé hoat tinh nhu axit da day nhim pha v& té bao
khoi u thanh cdc manh nho hon. Sau khi tiéu diét té bao khéi u,
dai thuc bao biét né can phai cdnh gidc véi phan con lai clia co
thé vé syt hién dién cfia nhiing k& xam nhép nguy hiém nay.
Trong nh1eu trudng hdp, dai thuc bao tiép tuc chuyén dang
thanh té bao tua, d6 13 mét tin hiéu cdnh bio manh cho co thé
biét ring né phal ngay lap tuc khéi dong cac ddp ing manh mé
ctia hé thong mién dich dé chién dau véi khoi u.

Céc bach cau don nhan cé tua dua cic manh nhd bi phan gii
clia té bao khoi u dén hé mién dich, trinh dién vé khoi u cho hé
thong lympho (cac té bao chti chét ctia hé thong mién dich) dé
né cé thé “danh thic” quan déi cia minh nhim ddi phé vdi cac
mdi de doa. Khi chiing ta bi nhiém truing, ching ta sé cam thay
cac hach bach huyét & ¢6 bi sung 1én, vi Itic d6 ching dudc ting
cudng dé chién dau vdi bénh tat. Ngoai ra con cé cac cum hach
bach huyét 3 nach va hiang, cling nhu cic cum nhd nam gan da.

Khi té bao tua trudng thanh dén hach bach huyét, hach bach
huyét dap tng véi théng tin né mang dén bang cach tao ra mot
do6i quan nhiing ngudi linh dugc trang bi mét cach dac hiéu cho
viéc tan cong lai cin bénh dé. Nhiing ngudi linh nay quay tré lai
vi tri cac té bao bi trinh dién, bam dinh, choc céc 16 nhd vao
mang té bao. Theo cach dé, cic té bao giy bénh (trong trudng
hdp ctia ung thu, d6 14 té bao ung thu) bi v& va chét.



Nhiing gi t6i vita mo ta 14 qud trinh hoat déng binh thudng
ctia hé mién dich. N6 dién ra manh mé, tinh té va linh hoat, hé
thong nay hoat déng lién tuc mdi ngay dé dap tng véi hang
triéu vi khuan va vi rtat xAm nhap vio cd thé nham giy hai cho
ching ta. Khi chiing ta biét minh bi ung thu, c6 nghia 13 hé
thong mién dich da that bai — cdc tdc nhan xAm nhap vao co thé
chua dugc xt 1y mot cdch hiéu qud. Cac nha nghién cttu ung thu
dd nghién cttu nhitng tac nhan ngin chin su tan cong rat hiéu
qua clia hé thong mién dich. Ho phat hién ra ring thudng cé
nhiing té bao tua xung quanh mdét khoi u, nhung hau hét chung
chua truéng thanh. Ly do tai sao ching chua truéng thanh van
con 12 mot bi An. Liéu cb phai 1a dai thuc bao khong nhan ra cac
té bao ngoai lai nay? Du véi bat ky 1y do gi, cic té bao tua di
khong trinh dién thong tin chinh x4c vé khoi u cho cac té bao
lympho, vi vay cac té bao khoi u vé c¢d ban bi bd qua bdi hé mién
dich.

Liéu Phap Té Bao Tua Trong Ung Thu

Giao su, bac si jose Ignacio Mayordomo ldnh dao mot nhom tai Dai hoc
Pittsburgh thuc hién tiém trén chudt vdi cdc loai ung thu khdc nhau va
dé cho cdc khoi u phdt trién trong mét dén hai tudn [1]. Cac nha khoa
hoc phan lap té bao tua, nudi cdy chung vdi mét sé yéu to tang trLCo’ng,
va cho tzep xuc Vvdi cdc peptide (cdc axit amin mang thong tin vé mang
té bao khoi u), dé khién chung mang thong tin tit khéi u dén hé théng
mién dich. Sau dé, ho tiém nhiing té bao tua da duodc trinh dién théng
tin nay trd lai chudt mang khoi u ct méi 4 dén 7 ngay. Trong vong 7 dén
10 ngay sau lan tiém dau tién, cdc khoi u ngiing phdt trién. St dung
phuong phdp diéu tri nay, 80% sé chudt mac ung thu biéu mé phéi
Lewis va 90% chuét bi sarcoma dd dudc chiia khi.

Bdc si M. Krishnan Nair, gidm doc sdng lap Trung tam Ung thu tai
Trivandrum, An Dg, thuc hién mot nghzen ctu tuong tu [2]. Bac si Nair
va nhém cua éng nghzen cttu vé khéi u phoi dc tinh, di can (cdc khéi u
mdi di cin tir khéi u dau tién) & chudt, va sau dé phc‘iu thudt cit b6 khoi
u ban dau. Nhitng con chudt nay sau dé duoc diéu tri bang cdc té bao
tua dd duoc thao tdc theo cdch tuong tu nhu nghién clu cla
Mayordomo. Trong s6 7 con vt dudc diéu tri, 4 con vat khéng quan sdt
thdy khoi u phoi, 2 trong s6 con lai ¢ it hon 5 khéi u nhd, va mét con c6




15 khoi u nhé. S6 lugng nhiing khoi u nhd & chudt khéng dugc diéu tri
bang liéu phdp té bao tua, qua nhiéu khong thé dém dugc, chiém
khodng 3/4 trong luong ctia phéi.

Tai Dai hoc Stanford bac si Frank | Hsu va cdc dong nghzep ctia 6ng di
tién phong trong viéc su dung ligu phadp té bao tua trong diéu tri ung thu
& nguoi [3]. Ho phan l4p té bao tua tit mdu tudn hoan cua 4 b_enh nhan
bi u lympho té bao B, nhiing ngudi ma trudc ddy da dudc diéu tri bang
héa tri lidu. Té bao tua dudc nudi cdy va xit Iy vdi khdng nguyén khoi u
(théng tin mang ctia té bao khoi u) cé ngudn goc tit cdc khoi u ctia bénh
nhdn. Cdc nha nghién ciu tiém cdc té bao tua theo dudng tinh mach 4
lan. Hai tuan sau moi lan tiém té bao tua, ho ciing tiém khdng nguyén
khoi u dudi da ciia bénh nhan, cing vdi mét loai protein gitip kich thich
ddp ving mién dich. Tt cd bénh nhan phdt trién ddp tng té bao T cé thé
do dudc sau mét hodc hai lan chiing ngita. Sy thanh céng ciia qud trinh
diéu tri c6 thé do luong duoc — dé la mot ddp ung moét phan, mét ddap
ing nhé, 6n dinh bénh & ba bénh nhdn vdi sy tién trién cia bénh cé thé
do luong dudc va ddp tng hoan toan & bénh nhéan cé tinh trang bénh
nhe nhadt. Tat cd bénh nhan van tiép tuc tién trién sau hai ndm theo
dai.

Bdc si Gerald P. Murphy va nhom cua dng tai Quy Ung thu thudc Bénh
vién T4y Bdc Thdi Binh Duong & Seattle dd thit nghiém sit dung cdc té
bao tua & nhiing bénh nhan bi ung thu tuyén tién liét tién trién [4]. T4t
cd cdc bénh nhén trong nghién citu nay déu bi ung thu tuyén tién liét va
khéng ddp ung vdi cdc liéu phdp théng thuong, bao gom cd viéc diéu tri
ndi tiét to. Ho nudi cdy té bao bach cau don nhdn ctia bénh nhan (dai
thuc bao) vdi cdc nhan té tiang trudng va cdc mau protein nhé duoc tim
thdy trén bé mdt clia cdc té bao khéi u tuyén tién liét. Sau khi “gidng
méi” cdc té bao tua, cdc nha nghién ciu tiém cdc té bao nay trd lai bénh
nhdn théng qua phuong phdp nhé giot tinh mach. Ho thuc hién hai
nghién citu. Hon 27% bénh nhdn duogc nghién cuu tham gia cd hai thu
nghiém lam sang cho thdy mot sé tién trién ro rét, va tinh trang bénh &
33% bénh nhan khdc dd on dinh.

Ngodi ung thu hach bach huyét va ung thu tuyén tién liét, ung thu biéou
mo ac tinh da duac didu tri thanh cong bang cdch st dung liéu phap té
bao tua. Trong mot nghzen cuitu trén ngudi gan ddy cla bac si Frank O.

Nestle va nhom céng su tai Pai hoc Zurich, Thuy Si, cdc té bao tua duoc
sit dung dé diéu tri cho 16 bénh nhdn bi ung thu biéu mé dc tinh di cn
[5]. Cdc ddp ung muc tiéu dudc quan sdt thay trong 5/16 bénh nhan. C6
2 ddp vng hoan toan va 3 ddp ving mot phan doi vdi di can trong mét s




co quan, bao gom da, phéi va tuyén tuy. Cdc nha nghién ciu theo déi
cdc bénh nhan trong 15 thdng va nhdn thdy khéng cé bat cit tdc dung
phu tu mién dich tiém ndng nao cua liéu phdp & tat cd cdc bénh nhan.
Cdc tdc gid két ludn rang tiém chung vdi té bao tua cé ngudn goc tit co
thé clia chinh bénh nhdn la mot cdch tiép cdn an toan va ddy hia hen
trong diéu tri u dc tinh di can.

Cau héi ma t6i quan tdm 13 bang cach nao chung ta cé thé
thic day cac té bao tua trudng thanh va hoan thanh qua trinh
kich thich hé théng mién dich nham tham gia vio cudc chién?
T6i ¢ gang tim cach tao ra cac diéu kién t6i uu cho phép cac té
bao tua thuc hién cdng viée clia ching va tin coéng té bao ung
thu ma khong can phai stt dung cac chat doc hai ddi vdi co thé
theo cAch ma phuong phap héa tri van lam.

Mot phan céc yéu to khoi ggi nhiéu y tudng cho téi trong linh
vuc nay 1a nghién cttu vé ung thu thin, ung thu cé nhiéu kha
ning thuyén gidm tu phat nhat. Néu ban cit mot phan ctia khéi
u trong ung thu than, hoic ung thu biéu mo té bao than, va
quan sat né dudi kinh hién vi, ban sé tim thay hang triéu té bao
tua, nhiéu hon bat ky loai khéi u ndo khéc. Puing nhu du doén,
phan 16n té bao tua chua trudng thanh. Piéu tdi tin da xay ra, su
thuyén gidm tu phat clia cac té bao ung thu biéu mé khién cho
cac diéu kién trong va xung quanh khoi u bi thay déi, cho phép
mdt s6 té bao tua trudng thanh va kich hoat hé mién dich tu
nhién clia cd thé. Liéu chiing ta cé thé tim cich dé thuc hién
diéu d6 d6i vdi cac loai ung thu khac?

Mbt s6 nha khoa hoc dang theo dudi cling mét ¥ tudng nhu
t6i. Ca hai th nghiém trén déng vat va & ngudi stt dung té bao
tua cho thdy moét s6 két qua trién vong va theo diing huéng ma
t6i mong muén kham pha.

Vi tat ca bang ching thuyet phuc nay, cac té bao tua cé thé
glu vi tri trong yéu trong cac phuong phap diéu tri ung thu hiéu
qua va khong ddc hai, chting t6i bat dau nghién cttu va tim cach
dé gitip chung trudng thanh.



Phong thi nghiém ctia chiing t6i c6 mdt may leukapheresis,
thiét bi tuong tu ma Hdéi Chit thip dé Hoa Ky stt dung dé thu
nhan cic san pham ctia mau khi ban hién ting. Quy trinh tén
nhiéu thdi gian, nhung tudng d6i don gidn. Chung t6i di gan
mdt ciy kim va dng vao mdi canh tay clia Patty, @& mau clia cb
ay chay qua thiét bi nay nhim tach bach cauy, trd phan con lai
ctia mau vao co thé cb dy. Qua trinh nay mat khoang hai gid.

Sau khi tach bach cau, ching t6i dua ching dén phong thi
nghiém, cho chung vao mot loai moéi trudng dic biét ma ching
t6i di phat trién nhim gitp ching chuyén thanh té bao tua.
Loai méi trudng nay chita hén hop hormone ting trudng dudc
tim thay tu nhién trong co thé véi néng dd cao. Chung téi cling
nudi cay cytokine ctia c6 Ay - protein ma cic té bao mién dich s
dung dé truyén théng tin cho nhau - va nudi ciy ching trong
mdt ti nudi trong hai ngay. Hon hgp cytokine tao ra mdt mobi
trudng giau chat dinh dudng, trong d6 cac bach cau don nhan
dai thuc bao cé thé chuyén thanh té bao tua. Mic du téi khong
biét diéu nay vao thdi diém d6, nhung sau dé6 to6i di st dung
cling mot qua trinh tuong tu dé ting sinh té bao goc.

Trong khi cac té bao dang chuyén d6i, ching toi 1dy mot
phan khoéi u cia Patty va thuc hién mot chiét xuat. Khi cac té
bao tua trudng thanh, ching t6i da dua chiét xuat khéi u vao
hén hgp va dé cac té bao trudng thanh trong vai ngay nita nhim
gitp chiing cé thé dap tng vdéi théng tin dudc cung cap bdi dich
chiét khdi u. Khi qua trinh nay hoan thanh, ching t6i da kiém
tra cac té bao vé sy trudng thanh va d6 tinh sach. Ngay sau khi
chiing t6i chic chan rang cic té bao khde manh va an toan,
chiing t6i ddng lanh chiing trong nitd 1dng dé chuing ludn sin
sang cho viéc st dung khi ching t6i can.

Chung t6i di diéu tri cho Patty véi su két hop ctia vitamin C
va vaccine té bao tua dudc san xuit mot cach dic hiéu theo
dudng tinh mach. Bénh ung thu ctia ¢d vé cd ban bién mat. Tat
cd chung t6i déu ngac nhién khi thay cd thé clia c6 dy bat dau
d4p tng nhanh véi vaccine nay, ma dap tng lai con rdt manh



mé va l1au dai. Chin nim sau, c¢6 iy vin khéng bi ung thu. Téi
nhd minh d3 nghi gi vé Esther va udc gi toi 1am viée trong linh
vuc nay khi ba dy bi bénh. Téi khong biét 1iéu tbi c6 thé cttu ba
ay dudc hay khong, nhung chic chin téi sé ¢d ging. Hon mudi
niam sau khi ching t6i diéu tri cho Patty, ca tri liéu té bao tua
dau tién cho bénh ung thu tuyén tién liét d3 dudc chap thuin
bBi FDA.

C6 bao nhiéu bénh nhan khac giong nhu Esther & ngoai kia
c6 thé dudc gitp dd tit phuong phap diéu tri doc ddo nay, diéu
tri c6 thé dugc diéu chinh riéng cho tiing ca nhén va sé khéng cé
tac dung phu doc hai? Khong giong nhu viéc hoa tri, qua trinh
diéu tri theo cach nay sé khong lam suy yeu cd the va lam hong
hé thong mién dich. Trén thuc té, né di cing c¢6 kha ning mién
dich cia bénh nhin, gitip ho Kkhée hon va c6 kha ning chong lai
bénh tit t6t hon trudc day. Chung téi mudn thiét 14p mot thit
nghiém 1am sang cho cac vaccine ung thu bang cach s dung
cac té bao tua ndy, nhung chting t6i di rat khé khin dé cé dudc
mét bénh vién & Wichita cho phép chung tbi st dung co sé vat
chat. That vong bdi su quan liéu clia bénh vién, t6i quyét dinh
lam theo nhiing gi cac nha khoa hoc téi kinh trong, da 1am khi
phai d6i mit véi su c6 chip tuong tu clia bénh vién. Téi quyét
dinh chiing t6i nén lam thit nghiém 1dm sang 3 nudc ngoai. Pay
la cach t6i da hoc dudgc tu bac si Fabio Solano, mot ngudi ham
md clia cha t6i va cong viéce clia 6ng 4y, va 1a ngudi diéu hanh
moét phong kham & Costa Rica. Chung t6i da thuc hién mét thi
nghiém 14m sang thanh céng trén vaccine té bao tua va xiy
dung mot tinh ban bén chit cting vdi quan hé ddi tac.

Khi t6i rGi phong thi nghiém cda cha t6i, t6i thanh 1ap mét
phong kham & Arizona, ndi c6 hoi ddng quan tri y té riéng biét
va mot bd luit riéng do6i véi cac bac siy hoc tu nhién va cac bac
si y khoa muén thuc hanh céc loai thudc dinh dudng va tich
hdp. Trong phong kham nay, ching t6i di diéu tri cho hang
trim bénh nhan ung thu véi vaccine té bao tua dudc diéu chinh
mot cach dac hiéu.



Bénh nhin diu tién cfia ching t6i da cé mit trudc khi chtung
t6i m& ctta phong kham. C6 Ay da nghe vé coéng viéc clia chiing
t6i va muon ching t6i diéu tri cin bénh ung thu budng tring
giai doan IIIC. Theo quy trinh ching t6i ap dung vdi Patty,
chiing t6i da diéu tri cho c6 4y trong sudt nhiéu nim. Trong khi
mau ctia c6 van cho thay dau hiéu ctia ung thu budng tring, thi
co thé ctia ¢d cho thay khong cé nhiéu khoi u. Ngay sau do,
chiing t6i diéu tri cho moét doanh nhan tit Montana bi ung thu
biéu mo té bao thin. Chung t6i di phan 14p cac khang nguyén
khoi u bang cach 14y nudc tiéu va loc qua mot cai ray dé cé thé
thu nhin cic phin t cé trong lugng phan t cao, nhu cac
khang nguyén khoi u. St dung ching 1am “mdi” cho cac té bao
tua, ching t6i di phat trién mdt loai vaccine cho bénh ung thu
clia 6ng dy, bénh di hoan toan bién mat sau 12 tuan. Ong ay da
khong néi cho ching t6i biét rang 6ng ay ciing bi u 4c tinh vao
thdi diém d6, nhung loai vaccine ma chung t6i phat trién da cé
tadc ddng manh mé 1én hé théng mién dich ctia 6ng ay, 1am cho
khoi u 4c tinh trén lung kho va bién mat.

Chung téi d3 may méin vdi nhitng bénh nhin ung thu tim
dén chiing ti s6m - & giai doan I hodc I - ty 16 thanh cong trong
diéu tri ctia ching t6i 13 85%. Néu bénh nhan di trdi qua giai
doan IV, két qua thap hon nhiéu -t 18 thanh c6éng cia chting t6i
giam con 24%.

Vao ndm 2014, t6i nhin dugc mét 14 thu tit ¢d chdu gii ctia
moét trong nhiing bénh nhan th nghiém 1am sang ma ching
t6i da diéu tri trude day. Ba dy bi ung thu phdi di cin giai doan
IV. Ngoai cdc phudng phap diéu tri bic xa, ba dy di diéu tri bing
té bao tua va liéu phap vitamin C cung cap theo dudng tinh
mach vao nim 1999. Mudi 1im nim sau, ba ay 76 tudi va khéng
con bi ung thu nita, séng 3 Costa Rica cling véi chong va chau
gai. T6i di rat vui khi néi chuyén véi ba va chéng ba ay nim
ngoai.

“T6i van tinh tdo va tién trién tot. T6i rdt biét on vi téi dd chon thuc
hién liéu phdp vaccine, bdi vi né dd ciu mang téi. Liéu phdp dé giong



l nhu nhitng vién dan ‘huyén diéu’ vay”, Cindy ndi.

Gan day téi cling di nghe ti mdt bénh nhan khéc, Cindy
Brinkerhoff, ngudi ma chung t6i diéu tri tai phong kham &
Bahamas. Vao thoi diém d6, cd di bi cac khéi u 4c tinh di cin lan
rdng, cap d6 Clark 5, c6 nghia 1a khdi u d3 phat trién thanh chat
béo dudi da. Nam 2000, c¢d di phau thuit loai bd khdi u & chan
cling vdi cac hach bach huyét § ving xuong chau, tai Trung tim
Nghién cttu Ung thu John Wayne & Santa Monica. Sau khi phau
thuat, c6 quyét dinh tit bd héa tri. Pén nim 2004, sau mot thdi
gian day cing thang trong cudc doi, cic khoi u & chan xuit hién
trd lai. C6 quyét dinh thuc hién liéu phap HILP (hyperthermic
isolated limb perfusmn) mot quy trinh lién quan dén viéce ngan
cach chan bang mot ga r6 xoan va lam nong né thong qua cac
mach mau dé giét cac khoi u & chan. Cé rat nhiéu phuong phap
dé loai bd cac khoi u, nhung ching xuit hién trd lai trong vong
vai thang. Vao thdi diém dé, nam 2005, Cindy nghe néi vé viéc
diéu tri cia chting t6i 3 Bahamas. C6 4y dén va ching t6i diéu tri
cho c6 4y bang mot loai vaccine khang nguyén khdi u cé nguén
goc tit nudc tiéu ctia ¢d, viée @6 @ loai tri tat ca cac khoi u ngoai
trit hai khoi u trong hach bach huyét phia sau dau géi. Sau dé,
ch1'1ng t6i loai bé mét trong nhiing khoi u 4y va tao ra mot loai
vaccine khang nguyén chong lai kh01 u. Sau khi tiém vaccine,
khoi u cudi cting d3 bién mat. C6 Ay tiép tuc tiém vaccine, cung
v0i tiém vitamin C, hang thang trong mot vai nam. Co & ay da glIl
cho t6i mét tin nhan dée cho téi biét rang cb ay con song va b1et
on liéu phap dot pha nay rat nhiéu. Hinh dnh PET CT ctia cb ay
khong con cho thay su hip thu glucose, mot chi so hoat dong
ctla khoi u. “Téi van tinh tdo va tién trién tot. Toi rat biét on vi
t6i dad chon thuc hién liéu phép vaccine, bdi vi né da cltu mang
t6i. Liéu phap d6 giong nhu nhiing vién dan ‘huyén diéu’ vay”,
Cindy néi.

Véi két qua tuyét voi khi st dung phuong phép diéu tri doc
d4o nay, toi bat dau tu hdi liéu két qua dang kinh ngac cé thé
dén gan hon néu ching téi tiép tuc 1am viée dé€ ting cudng va



chinh huéng stic manh tu nhién cia hé thdng mién dich. Pay 1a
cach ma cic nghién cttu ctia téi chuyén tu té bao tua sang té bao
goc trudng thanh, va xa hon nita.



Chuono 4
BAT DAU LAM VIEC VOl TE BAO GOC

Ném 2003, t6i ban phong kham & Arizona dé thuc hién
mot 16i hUa vdi vg khi chung toi chuyén dén Arizona rang ching
toi sé song 6, que nha cta c6 ay, vuong quoc Anh, trong mot
nim dé con cai chung t6i cé thé 1am quen véi nén vin hoa do.
That khong may, song 3 Anh khong phai 1 mot lua chon tot doi
vdi toi. Khong cé bat ky nghién cttu ndo dé 1am 13 rat nham chén
dén phat khéc d6i vdi t6i, va toi cAm thay dau éc ctia t6i dang bi
lang phi. T6i mudn tiép tuc céng viée dang 1am & Arizona, vi vay
t6i da danh rat nhiéu thoi gian di céng tac va khéng cé nhiéu
thdi gian & nha vdi gia dinh. Shirley déng v chuyén gia dinh dén
Bahamas vao nim 2004 khi téi thiét 14p mot phong thi nghiém
& d6. Tbi c6 thé tiép tuc theo dudi cac liéu phap diéu tri ung thu
& Bahamas ma khong can phai rdi xa gia dinh minh.

Chinh & d6 t6i bat dau 1am viéc véi té bao gbc nhu 1a mot
phan mé réng clia dé tai lién quan dén vaccine té bao tua. Quy
trinh t6i da phat trién & Arizona la mot phuong phap rat h1eu
qua dé biét hda cac bach ciu don nhin thanh té bao tua. §
Bahamas, t6i muén xem liéu chting t6i cé thé 1am diéu tuong tu
v4i té bao goc hay khong.

Khoanh khic “hiéu ra moi thit” clia t6i lién quan dén su hoi
sinh clia cac té bao géc & moét bénh nhin ung thu véi tinh trang
khdp goi rat xau dang trai qua qua trinh diéu tri. P& kich thich
su di chuyén clia té bao goc duong tinh CD34 ti tily xuong,
bénh nhin ung thu ctia ching t6i di nhan dudc yéu td kich
thich bach cau hat (GCSF), cai ma d3 huy déng cac té bao goc tit
tly xudng. Bénh nhan nay di gidm dau dau goi chi don gian
bang viéc huy doéng cac té bao goc tiy xuong, khién t6i dua ra
gia thuyét raing chan thuong min tinh cé thé 1a do thiéu cac té
bao stta chita c6 sin dé sfta chiia thuong tich. Cac té bao goc



duge huy ddng c6 kha ning di chuyén dén vi tri bi ton thuong -
trong trudng hop nay 1a dau gdi - stta chita ton thuong min
tinh. Viéc diéu tri cac vét thuong man tinh bang té bao tao mau
duong tinh CD34, cé thé dugc huy déng bang thudc nhu di dé
cip G trén hodc phan lap tu tiy xuong, dd dudc nghién ctiu va
phat hién c6 1d