| portare a rermine uno dei progetti pitt
| importanti della sua stotia: far sbarcare
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tamento dell’Avassia di Friedreich. Come
spesso accade, & uno di quegli sforzi che
non fanno notizia. Filomena D’Agosti-
no (nellz foro), presidente e fondatrice
dell’associazione; lo sa ma & molto decisa
afarein modo cheil progetto vadain por-
to. «Lassociazione nasce perché mio figlio
ha questa malattia», racconta IV Agosti-
no. «lo e mio marito abbiamo iniziato il
nostro percorso tanti anni fa con una par-
tecipazione a Telethon. Poi ci siamo resi
conto che era necessario occuparsi pidy at-
tivamente della
ricerca scientifica
relativa alla pato-
logia e abbiamo
creato 'associa-
zione che si chia-
ma Rudi dalle
iniziali di mio fi-
glio Diego Rug-

gery,

Si tratta di un'anomalia genetica che
comporta nel tempo un progressivo dan-
neggiamento del sistema nervoso. Uindi-
viduo affetto ha un gene “anomalo” con
un numero esuberante di triplette cheim-

"

pediscono l'adeguato “srotolamento” del
Dna, procedimento che favorisce la sin-
tesi della fratassina che infatd & deficita-
ria. In generale la malattia inizia con di-
sturbi dell’equilibrio, difficoled nella cor-
sa, e nel mantenimento della posizione
eretta in luoghi bui o affoliati. If paziente
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anche in Italia gli MEG__
clinici sui pazienti e
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Filomena D'Agostino,
presidente e dﬁos%ﬁnm
dell'associazione -

che combatte la
malattia di r_m%m_%
di cui soffre suo mm:o..

perde progressivamentei riflessi degli arti
inferiori, la deambulazione si fa impac-
ciata, iniziano a comparire disturbi della
coordinazione che comportano difficolea
ad allacciarsi i bottoni, a scrivere, a pasla-
e @ﬂ&m scandita) e a deglutire. Nelle
forme pitt acute insorgono anche gravi
cardiopatie ¢ il diabete.

«].dati disponibili nella letteratura
scientifica indicano che colpisce tutte le
popolazioni caucasiche europee e del
Nord America con una frequenza di una

RENDICONTO DELLA GESTIONE DI CASSA AL 31.12.2009

{valori in euro)

Entrate da attivita tipiche
Entrate da raccoita fondi
Entrate da attivita accessorie
Entrate finanziarie

Altre entrate

Totale entrate

Uscite da attivita tipiche

Uscite da attivita promozionali e di raccolta fondi

Uscite da attivita accessorie
Uscite finanziarie.-

Uscite per attivita % m%ﬁono mmgmim

Uscite di natura straordinaria
Altre uscite
Totale uscite.

-Avanzo (disavanzo) di gestione

- 68.425,00
. 237.709,00
© 598800

- 312:122,00°
151.029,00

121000
161500
- 153.85400
158.268,00

Nel bilancio dell associazione 20.564 euro di entrate provengono dalla raccolea fon-
di ateraverso trasmissioni Rai nelle quali sono stati inseriti appelli per inviare sms so-
lidali. Tra i proventi, 26mila euro sono stati destinati al finanziamento di una borsa
di studio per la valutazione dell'espressione della frataxina in pazienti con atassia di
Friedreich, avviata dal dipartimento di Scienze dliniche e biologiche della facolta di
Medicina defl' universita di Torino.
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persona ogni 50mila», sottolinea la presi-
dente, e il fatto che sta rara determina na-
turalmente scarso interesse da parte del
business farmaceuticor. E proprio sa
questo si & concentrato oghi sforzo del
Comitato neghi ultimi anni. Unimpegno
che, come spiega D’Agostino, nasce da
lontano: «Nel 2005 abbiamo lanciato la
campagna GoFAR (“andarelontano” ma
anche “Go Friedreich’s Ataxia Research”)
impegnandoci alivello internazionale. In
breve tempo siamo diventati un riferi-
mento a livello europeo per la ricerca
scientifica ¢ molto noti a livello mondia-

le. Abbiamolavorato in accordo con Fas-.
. ‘sociazione americana Fara - Friedreich’s
© Ataxia Research Alliance ¢ le altre euros
‘pee. Inparticolare abbiamo inditizato
- fondi verso la ficerca di un approccio te-
- rapeutico'specifico per la malattia di tipo
“farmacologicor. Cid hafattosi chelacasi -
©* farmaceutica Wamurmms Corp. di Boston-
' nel 2007 si siainteressata eabbia comipra-’
" to'il brevetto pei’sviluppare la‘classe di
- molecoleappartencnte alla famiglia degli
_ - inibirori delleistoni deacetilasi (IDACH -
- efarlediventare farmaco. «Condegli sfor-
.7 zi che sono partiti principalmenté da noi,
il farthaco hagit completato lo sviluppo.
© . pre-clinicos,” continua la. presidente,.
- “wquando parlo di sforzi intendo dire che -
- abbiamo finanziato -tutto il favoro del.
. - team dli ricercatori che ha affiancatolaca-
L sa farmaceutica. Tl che vuol dire cofinan:
. ziamenti molto mirati per il progresso
. delle ricerche e contributialla casa madre, ;-
~ anchése lirnitati; per lo sviluppo dei mar-
- “carori genetici (utili a verificare che il far-
- miaco giungaa betsaglio tiattivando il ge--
-.ne)n«Lacosafondamentale cheabbiamo
. fatto, perdy», spiegala presidente, «@ stato .
.- fornire alla casa farmaceutica tutti i cam- .
- pioni di sanigue necessati per completare -
.- Jafase di sviluppo pre- anoo. Gm contri--
o .vﬁo Bo#o ?.nﬁomo: s
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A questo punto servono investimenti
importanti per avviare gli studi clinici sul
farmaco ed & qui che iniziano le dolenti
note. Liter necessario per far sbarcare il
farmaco sul mercato ¢ renderlo disponi-
bile a tutti ha una partenza molto soffer-
ta. Essendo un prodotto nuovo e di nic-
chia, dato Pesiguo numero di paziend, la
Repligen & molto cauta nel compiere in-
vestimenti, «Sono sei mesi che portiamo
avanti una trattativa impegnativa € serra-
ta con la casa farmaceuticar, racconta
[’ Agostino. «Il nostro obiettivo & attiva-
re nel minor tempo possibile studi clinici
in Europa e in particolare in Irafia». Il

_grosso scoglio; natitralmente, sono. costi

~elevati dell'operazione. Si trattadi due fa- .
+ sidistinte. Lo Studio di Fase 1, che & fatto |
-+ su soggetti sani ¢ poi sui pazienti per veri-
" ficarela tollerabilith det farmaco: costain-

* totnio ai 2 milioni di dollari. Subito dopo

celaFase2;chéé onnmwm invece dell'effi-

- caciaehacircagli stessi costi, LRG2833 2

stato classificaro quiale farmaco ‘orfano

*dalla’Fda* Food and Drug Administra-
'+ tion. Grazie a questa nﬂzm.@ﬁo:@ Re-.
- - pligen potra otteniere anche dei varitaggi

fiscali e una maggiore tutela di mercato

" nellipotesi di commercializzazione del
L farmaco. E attesa’a breve 12’ stessa classifi-"
- cazioneanche dall’ manm mﬁowoms H&n.

.- dicine Agency:

-«Proprio qiesto & m moao unico :d..

. pegnio nel 20105, sottolinea la wwom&nb.

- te. «La tratrativa che stiamo conducendo

- serve 4d accelerare daun lato 1 tempi di

< realizzazionedei wﬁgmmﬁ& clinicisui pa-
- Zienti, dallaltro-a fare in modo che essi

vengano svolti anche in Iralia. Questo
Cp

impegno fondamentale assurito dal Co- .
‘mitato Rudi che a tal proposito si adope--

.- rerh per increinentare i fondi gia a dispo-
 sizione, derivanti
“-gno dei nostri collaboratori per far m:ﬁn...
tare 8&8 @Ewmno ovﬁE<9r )

‘instancabile impe-




