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Matteo Marzotto, Presidente FFC Ricerca
Gianna Puppo Fornaro, Presidente LIFC - Francesco Blasi, Presidente SIFC
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11:20 SESSIONI DI APPROFONDIMENTO
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22:30 FESTA DEI VOLONTARI FFC RICERCA (Ristorante || Gomitolo | piano terra)
................................................................................
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Pediatra e genetista, dal 1993
al 2018 ha lavorato presso il
Centro Fibrosi Cistica di Vero-
na, dove e stato responsabile
del Servizio Clinico di Scree-
ning neonatale e della Struttu-
ra Semplice Funzionale Fibrosi
Cistica dell’adulto. Da gennaio
2019 dirige il Centro Fibrosi
Cistica dell’Istituto Gaslini di
Genova. E stato presidente del-
la Societa Italiana per lo studio
della Fibrosi Cistica (SIFC) e
vicepresidente  dell European
Cystic Fibrosis Society (ECFS).
Per I’ECFS ha fondato il grup-
po di lavoro sullo screening
neonatale e coordinato la rea-
lizzazione di linee guida sull’a-
nalisi genetica, lo screening
neonatale e gli standard di cura
in fibrosi cistica. E vicediretto-
re del Journal of Cystic Fibro-
sis. E responsabile del progetto
strategico 1 su 30 e non lo sai
mirato a informare e sensibi-
lizzare sul test del portatore di
fibrosi cistica.

Attualmente ricopre il ruolo di
direttore scientifico di FFC Ri-
cerca.

Carlo Castellani
Direttore scientifico FFC Ricerca
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COSA
STIAMO
~ACENDO:
L PUNTO
SULLA
RICERCA

| risultati e le
prospettive della
ricerca sostenuta da
Fondazione Ricerca
Fibrosi Cistica

In apertura di questo XXIl Semina-
rio, discuteremo non solo di progetti
in corso ma anche di nuove idee e
attivita. Infatti, esistono piu modi di
considerare quello che Fondazione
fa. Il primo & quello tradizionale che
traccia linee di ricerca precise, se-
guite dal bando annuale per nuovi
progetti.

Nel 2023 con questa modalita ab-
biamo scelto di finanziare 18 delle
71 proposte di progetto ricevute,
selezionate con un procedimento ri-
goroso di cui parlera Paolo Bernardi,
presidente del Comitato scientifico.



COSA STIAMO FACENDO: IL PUNTO SULLA RICERCA

Carlo Castellani

| progetti coprono le aree di terapie
e approcci innovativi per corregge-
re il difetto di base, l'inflammazione
polmonare, |'infezione polmonare € la
ricerca genetica, clinica ed epidemio-
logica.

Su queste stesse aree si sviluppano
anche i progetti strategici che, come
quelli del bando annuale, possono
essere supportati dai Servizi alla ri-
cerca di Fondazione.

Ma esistono anche altri modi di con-
siderare quello che Fondazione fa,
declinando la ricerca in termini del
possibile impatto che potrebbe ave-
re sulle varie fasi che caratterizzano
I'evoluzione della malattia in una
persona con fibrosi cistica. Sono mo-
menti di malattia che cambiano nel
tempo e nella persona, non a caso
rappresentati dal concetto dei molti
volti della fibrosi cistica che abbia-

mo scelto come titolo per il Seminario
di quest'anno.

Oggi da queste molte espressioni
della fibrosi cistica emerge in maniera
netta una distinzione tra due gruppi,
I'uno di chi ha accesso alle nuove
terapie modulatrici e I'altro di chi, per
motivi diversi, ne & escluso. Entrambi
hanno bisogno della ricerca, i primi
per comprendere meglio quanto que-
sti farmaci possano effettivamente
ottenere nel lungo termine € come
si possano migliorare; i secondi per
trovare vie alternative alla produzio-
ne o correzione della proteina CFTR
mancante o difettosa.

Per entrambi Fondazione intende
proseguire nel suo percorso per tro-
vare le risposte che ancora manca-
no, cercando sempre piu di essere
protagonista nella ricerca nazionale
e internazionale.

Percentuale di progetti finanziati per area di interesse di FFC Ricerca

473

progetti
2002-2023

Terapie del difetto di base, genetica
Terapie personalizzate
Terapie dell'infezione broncopolmonare

Terapie dellinfiammazione polmonare

®0000O

Ricerca clinica ed epidemiologica

Dal 2002 al 2023 FFC Ricerca ha finanziato 473 progetti di ricerca, compresi quelli strategici, suddivisi nelle

cinque aree di interesse evidenziate nel grafico.



Nel 2007 ha ottenuto un dot-

torato di ricerca in Genetica
Umana presso [’Universita di
Torino e nel 2011 la specializ-
zazione in Patologia Clinica
presso ['Universita di Geno-
va. Nel 2010 risulta vincitrice
di un Contratto di Eccellenza
Scientifica per svolgere la sua
attivita di ricerca presso il La-
boratorio di Genetica Medica
dell’Istituto Giannina Gaslini
di Genova dove, dal 2013, ri-
copre il ruolo di dirigente sani-
tario biologo. I suoi piu recenti
studi in fibrosi cistica riguar-
dano la caratterizzazione del
difetto di funzione conferito da
mutazioni rare di CFTR e [’i-
dentificazione di nuovi approc-
ci terapeutici per trattamenti
piu efficaci e selettivi, mirati
al recupero di proteine mutate
ancora orfane di terapia.
Attualmente ricopre il ruolo
di vicedirettore scientifico di
FFC Ricerca.

Nicoletta Pedemonte
" Vicedirettore scientifico FFC Ricerca

ODULATORI
DOMAN

TERAPIE

NNOVATIVE

Gli sviluppi dei progetti
strategici Task Force
for Cystic Fibrosis e
GenDel-CF

Il primo progetto strategico di Fon-
dazione per la Ricerca sulla Fibrosi
Cistica € partito nel 2014 ed era ri-
volto all’identificazione di nuove
molecole in grado di correggere il
difetto alla base della fibrosi cisti-
ca, ovvero la ridotta funzione della
proteina CFTR. Il progetto, chiama-
to Task Force for Cystic Fibrosis
(TFCF), rappresentava una impresa
molto ambiziosa, che richiedeva sia
esperienza sugli effetti delle muta-
zioni genetiche di CFTR sia compe-
tenza nel campo della chimica far-
maceutica. TFCF ha visto impegnati
il Laboratorio di Genetica Moleco-
lare (ora Genetica Medica) dellIsti-
tuto G. Gaslini di Genova, esperto
nella farmacologia di CFTR e nell’a-
nalisi di molecole su larga scala, con
Luis Galietta e Nicoletta Pedemonte,

mo<




MODULATORI DI DOMANI E TERAPIE INNOVATIVE

¢ il Dipartimento di Drug Discovery
and Development dell’lstituto Italia-
no di Tecnologia, all’avanguardia nel
campo della scoperta di nuovi farmaci,
con Tiziano Bandiera.

Dopo 7 anni di studi, TFCF ha rag-
giunto 'obiettivo sperato ponendo le
basi per lo sviluppo di un composto
particolarmente potente nel recu-
perare la funzionalita di CFTR mutata,
ARN23765. Nel 2021 questo compo-
sto & stato preso in licenza da Sionna
Therapeutics con I'obiettivo di conti-
nuare gli studi preclinici e valutarne
I’eventuale avvio alla sperimentazione
clinica, anche in combinazione con al-
tri modulatori.

Naturalmente la lotta contro la fibro-
si cistica non ¢ finita. Molte persone
sono ancora orfane di una cura ri-
solutiva perché hanno mutazioni nel
gene CFTR che non rispondono alle
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A sinistra, sono rappresentati alcuni dei sistemi di trasporto usati per veicolare le tecnologie di terapia genica
nelle cellule bersaglio. A destra, due possibili sistemi di correzione genica in FC, da trasportare all’interno delle
cellule del polmone: in alto, 'mRNA di CFTR (per portare nelle cellule I'informazione per produrre una proteina

terapie disponibili. Per questo motivo
FFC Ricerca ha deciso di impegnarsi
in un nuovo progetto strategico, se
possibile ancora piu ambizioso, con
il passaggio del testimone da TFCF a
GenDel-CF (Tackling GENe DELivery
in lungs for the treatment of Cystic
Fibrosis). L'obiettivo di questo nuovo
studio ¢ identificare sistemi di traspor-
to, una sorta di navicelle intelligenti,
in grado di veicolare all’interno delle
cellule delle vie aeree delle persone
malate tutto cid che serve a far loro
produrre una proteina CFTR funzio-
nante. Il progetto, che vede coinvolti
gruppi di ricercatori internazionali con
competenze complementari, &€ coordi-
nato da Anna Cereseto dell’Universita

di Trento.

Trasferimento di RNA

Nucleo
Citoplasma

Editing genomico con CRISPR-Cas

RN

CRISPR-Cas

-

-

Nucleo

Citoplasma

funzionante); in basso CRISPR-Cas (per correggere in maniera precisa le mutazioni nel DNA di CFTR).

Nicoletta Pedemonte
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Laureato in Medicina e Chirurgia
presso [’Universita di Padova,
ha studiato con Giovanni Felice
Azzone e completato la sua for-
mazione allo Whitehead Institute
for Biomedical Research — M.I.T.
con Harvey F. Lodish (Fogar-
ty Fellowship, 1985-1987). Dal
2000 e professore ordinario di
Patologia Generale nell Univer-
sita di Padova; e stato vicepre-
side della Facolta di Medicina e
Chirugia (2001-2004), direttore
del Dipartimento di Scienze Bio-
mediche (2003-2009), direttore
della scuola di specializzazio-
ne in Patologia Clinica (2012-
2018) e coordinatore del corso
di Dottorato in Scienze Biomedi-
che (2014-2020). Socio Effettivo
dell’Istituto Veneto di Scienze,
Lettere ed Arti, Socio Corrispon-
dente dell’Istituto Lombardo -
Accademia di Scienze e Lettere,
ha ottenuto il premio per la Fi-
siologia e Patologia dell’Accade-
mia Nazionale dei Lincei (2012).
E stato presidente del Gruppo
Italiano di Biomembrane e Bio-
energetica. Nel 2016 entra a far
parte del Comitato scientifico di
FFC Ricerca, dove attualmente
ricopre il ruolo di presidente.

Paolo Bernardi
Presidente Comitato scientifico
FFC Ricerca

COME
SCEGLIAMO
| PROGETTI
DI RICERCA

Il processo di
valutazione e
selezione dei progetti
di FFC Ricerca

Una equa valutazione dei proget-
ti di ricerca da finanziare con i fon-
di raccolti dalla rete di volontari di
FFC Ricerca &€ uno dei compiti piu
importanti del Comitato scientifi-
co (CS) di Fondazione. Il Comitato
esiste sin dalle origini. Nel 2002 era
composto dai compianti Gianni Ma-
stella, Antonio Cao (neurogenetista e
neurofarmacologo) e Giorgio Berton
(patologo) nonché da Lucio Luzzatto
(ematologo e genetista), Nello Marti-
ni (farmacologo) e Roberto Buzzet-
ti (epidemiologo) che ne fa tuttora
parte. Nel corso degli ultimi anni i
componenti sono diventati 11, in
modo da coprire un vasto ambito di
competenze sia scientifiche - dalla
biochimica alla patologia, alla farma-
cologia, alla microbiologia e alla sta-
tistica - che cliniche. Queste compe-
tenze sono sempre pil necessarie
per combattere una malattia che
sta cambiando anche grazie ai suc-



COME SCEGLIAMO | PROGETTI DI RICERCA

Paolo Bernardi

cessi delle nuove terapie. Quello che
non € cambiato nel corso degli anni &
lo sforzo di selezionare i progetti da
finanziare in base al loro merito sia per
rigore scientifico sia per la rilevanza
riguardo alla comprensione della ma-
lattia e allo sviluppo di nuovi tratta-
menti.

La prima valutazione viene fatta dai
componenti del Comitato, a seconda
delle loro specifiche competenze e
sulla base di otto criteri, tra cui creati-
vita e originalita, potenziale valore per
lo sviluppo di nuove conoscenze, pos-
sibili ricadute cliniche, appropriatezza
del disegno di studio, supporto dei
risultati preliminari, affidabilita dei me-
todi, fattibilitad nel contesto, fattibilita
nei tempi indicati, adeguatezza delle
risorse economiche richieste, chiarez-
za e completezza di presentazione.
Questo primo passaggio porta alla
selezione dei progetti che verranno in-

viati a esperti internazionali per una
ulteriore analisi dei singoli elemen-
ti di valutazione. In base ai rilievi fatti
dagli esperti e dai componenti del CS
(almeno tre valutazioni totali per pro-
getto) viene stilata una graduatoria
provvisoria, condivisa prima della riu-
nione plenaria. In questa sede avviene
una discussione approfondita dove
ciascun progetto viene presentato dal
componente che ha effettuato la valu-
tazione primaria, e che riferisce anche
sul giudizio dei revisori esterni. Questo
€ un passaggio importantissimo per-
ché permette di confrontare i giudizi
in modo comparativo, dato che a volte
i punteggi attribuiti ai singoli elementi
di valutazione non traducono in modo
omogeneo il giudizio stesso. Dalla di-
samina dei progetti si genera la lista
delle priorita, e si procede alla deter-
minazione dei progetti finanziati in
base alla disponibilita dei fondi.

Come avviene la selezione dei progetti FFC Ricerca

#1) Quando  {{) Cosa T.chi

Dicembre Apertura bandi Direzione scientifica
Febbraio Chiusura bandi Direzione scientifica
Febbraio Controllo amministrativo Direzione scientifica

Marzo/Aprile

Prima valutazione

Comitato scientifico

Maggio/Giugno Valutazione critica dei revisori Esperti internazionali
esterni

Luglio Riunione plenaria: Comitato scientifico
discussione dei progetti, e Direzione scientifica
creazione della lista delle priorita,
determinazione dei progetti finanziati

Agosto Comunicazione ai ricercatori Direzione scientifica
dell’esito della selezione

25% Settembre Inizio dell’attivita di ricerca Ricercatori coinvolti nei

progetti selezionati

La procedura di valutazione dei progetti di FFC Ricerca si articola in diverse fasi. Le procedura seguita & quella
della revisione tra pari (peer review), che coinvolge ricercatori esterni chiamati a esprimere un giudizio e a fare
una revisione (review). | dati riportati in figura sono relativi ai bandi 2023. La valutazione degli studi presentati

ai bandi 2024 é ancora in corso.

11
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Laureato in medicina all’Uni-
versita di Firenze, nel 1988 ha
completato la scuola di specia-
lizzazione in Pediatria. Lavora
nel campo della fibrosi cistica
dal 1991: la sua attivita scien-
tifica é centrata sullo studio dei
principali agenti batterici pato-
geni responsabili delle infezioni
delle vie aeree in FC, in parti-
colare Staphylococcus aureus e
Pseudomonas aeruginosa.

Ha ricoperto la carica di co-
chair  dello  Standardisation
Committee per le indagini mi-
crobiologiche della European
Cystic Fibrosis Society (ECFS);
e stato coordinatore del setto-
re della ricerca scientifica per
SIFC e componente del Comita-
to scientifico della ECFS.

E stato responsabile e partner
di diversi progetti finanziati da
FFC Ricerca.

Attualmente é direttore del Cen-
tro Regionale Toscano Fibrosi
Cistica dell’Azienda Ospedalie-
ra Universitaria Meyer - IRCCS
di Firenze.

Giovanni Taccetti
Direttore Centro Regionale Fibrosi Cistica,
Azienda Ospedaliera Universitaria Meyer

| IRCCS, Firenze

BATTERI
RESISTENTI
AGL
ANTIBIOTICI

Le infezioni difficili da
trattare e le strategie

per lo sviluppo di nuovi
antimicrobici

Le infezioni batteriche sono ancora
molto frequenti in fibrosi cistica (FC)
e rappresentano la principale causa
di mortalita in questa malattia. La
suscettibilita a tali infezioni & deter-
minata da una alterazione dell’equili-
brio salino a livello dell’epitelio delle
vie respiratorie a cui consegue una
ridotta clearance mucociliare.

Gli aspetti microbiologici caratte-

ristici delle infezioni batteriche in FC

possono essere cosi riassunti:
€ coinvolto un numero di patoge-
ni limitato;

- la presenza di germi a livello delle
vie aeree diventa cronica, con ri-
correnti esacerbazioni respiratorie;

- la localizzazione & pressoché
esclusiva a livello delle vie aeree;




BATTERI RESISTENTI AGLI ANTIBIOTICI

Giovanni Taccetti

il tipo di batteri presenti varia con
leta;

c’é un progressivo sviluppo di re-
sistenza agli antibiotici;

sono possibili infezioni crociate so-
stenute da tipi di batteri diversi.

Le infezioni batteriche in FC rappre-
sentano il prototipo del modello di in-
fezione cronica.

Le cellule batteriche nelle vie aeree
delle persone con FC si organizzano
in un biofilm costituito da una matrice
esterna che protegge dalla risposta
immunitaria dell’ospite e dall’azio-
ne dei farmaci. | microrganismi van-
no inoltre incontro a un progressivo
adattamento genetico che €& causa-
to dal particolare microambiente del
polmone FC e dalla pressione seletti-
va esercitata dalla terapia antibiotica.
Le mutazioni che si verificano a livello
del corredo genetico dei batteri deter-
minano un progressivo adattamento
all’ambiente polmonare e I'insorgen-
za di una grande varieta di meccani-
smi di resistenza antibiotica.

In alcuni casi I'uso di farmaci modula-
tori di CFTR ha determinato una ridu-
zione degli isolamenti di microrganismi
patogeni e, probabilmente per vari fat-
tori, una riduzione della prevalenza
di batteri multiresistenti.

Nonostante i successi finora ottenuti
in altri campi, la ricerca a livello an-
tinfettivo continua. Sono oggi in fase
di studio sia nuove molecole di an-
tibiotici sia strategie terapeutiche che
si basano sui fagi o su prodotti che
interferiscono con il metabolismo
batterico o sull’eliminazione del bio-
film. Lo studio di nuove molecole di
antibiotici & legato anche allo sviluppo
di terapie antinfettive in campi diversi
dalla FC.

Nel corso degli anni linteresse di
FFC Ricerca nei confronti delle tera-
pie dell’infezione broncopolmonare si
€ sempre mantenuto alto e oggi sono
in fase di studio sia i meccanismi delle
infezioni causate da vari patogeni, in-
clusi i micobatteri non tubercolari, sia
I’azione di molecole per contrastare
le varie modalita di resistenza agli an-
tibiotici.

Presenza dei batteri respiratori per fascia d’eta
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La prevalenza dei diversi batteri varia a seconda dell’eta delle persone con FC: in genere, nei primi anni di vita
& rappresentata da Staphylococcus aureus e successivamente da Pseudomonas aeruginosa. Con il progredire
dell’eta, gli isolamenti di P. aeruginosa sono pit frequenti, cosi come quelli di altri batteri tra cui Achromobacter
xylosoxidans, Stenotrophomonas maltophilia, Burkholderia cepacia. Un ulteriore gruppo di batteri é rappresentato
dai micobatteri non tubercolari. Immagine tratta dal report 2022 del Registro Americano.
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Specialista in psicologa clinica e psi-
coterapeuta. Nel 2009 ha completato
il master in Global Mental Health:
Trauma and Recovery presso la Har-
vard Medical School di Boston, nel
2019 ha frequentato il corso di alta
specializzazione CF-Cognitive-Beha-
vioral Therapy sul trattamento della
sintomatologia  ansioso-depressiva
in fibrosi cistica presso il Massachu-
setts General Hospital di Boston. E
co-chair del Mental Health Working
Group della European Cystic Fibro-
sis Society (ECFS), componente del
Mental Health Advisory Committee
della Cystic Fibrosis Foundation
(CFE, USA), co-fondatrice dell lta-
lian National Trauma Center, per la
tutela della salute fisica e psichica in
seguito a esperienze traumatiche.

Da oltre 10 anni svolge la sua atti-
vita in collaborazione con I’Unita
di Pneumologia e Fibrosi Cistica
dell’Ospedale Pediatrico Bambino
Gesu di Roma. La sua attivita di ri-
cerca é centrata su depressione, an-
sia e qualita di vita in persone con
fibrosi cistica e loro caregiver.
Attualmente ricopre il ruolo di Di-
rigente psicologo presso ['Ospe-
dale Pediatrico Bambino Gesu di
Roma nell’Unita di Neuropsichiatria
dell’Infanzia e dell ‘adolescenza.

Sonia Graziano
Dirigente psicologo, Ospedale
Pediatrico Bambino Gesu, Roma

~ARMACH
VMODULATORI
- SALUTE
VIENTALE

Cosa succede in
chi assume Kaftrio e
chi no

Evidenze scientifiche hanno sottoli-
neato come bambini, adolescenti e
adulti affetti da malattie croniche
quali la fibrosi cistica (FC), cosi come
i genitori, hanno un elevato rischio
di sviluppare sintomi ansiosi e
depressivi, con una probabilita 2-3
volte maggiore rispetto alla popola-
zione generale. La depressione, in
particolare, si &€ dimostrata essere un
fattore che influisce sull’aspettati-
va di vita. Tali dati non sorprendo-
no se pensiamo che le persone con
FC e le famiglie si devono confron-
tare, fin dalla comunicazione della
diagnosi, con una patologia quasi
sempre sconosciuta, che sconvol-
ge e modifica il percorso di vita e
che rappresenta una condizione di
stress quotidiana.

Qualche anno fa sono stati pubbili-
cati i risultati di uno studio interna-
zionale sulla salute mentale (/Inter-
national Depression Epidemiological




FARMACI MODULATORI E SALUTE MENTALE

Sonia Graziano

Study, 2014) che ha coinvolto 4000
persone con FC e 6000 genitori: i dati
raccolti hanno evidenziato tassi ele-
vati di sintomi ansiosi e depressivi
sia negli adolescenti/adulti sia nei
genitori. Inoltre, si & visto che quando
un genitore riporta sintomi di ansia
e depressione, I'adolescente ha una
probabilita doppia di svilupparli. Sulla
base di tali risultati, la statunitense Cy-
stic Fibrosis Foundation (CFF) e la Eu-
ropean Cystic Fibrosis Society (ECFS)
hanno pubblicato delle Linee Guida
per lo Screening e il Trattamento di
Ansia e Depressione che pongono I'at-
tenzione su: prevenzione, screening,
trattamento psicologico e farmacolo-
gico.

Larrivo del Kaftrio ha avuto un for-
te impatto trasformativo sulla sfera
della salute mentale. Da un lato, con
il miglioramento dell’aspettativa di
vita alcune persone hanno sviluppato
maggiore autonomia e indipenden-
za con possibilita di una progettuali-
ta a lungo termine, maggiore vitalita,
motivazione, speranza e ottimismo.
Dall’altro, sono arrivate nuove sfide.
In primis, in Italia circa il 30% delle
persone con FC non ha accesso al
nuovo modulatore e tale aspetto si
e associato a frustrazione, delusio-
ne, demoralizzazione e timore per
il futuro. Al contempo, si assiste al
senso di colpa in chi pud assumere |l
farmaco, demoralizzazione in coloro
che non sperimentano beneficio diret-
to, preoccupazione su interazioni tra
farmaci/effetti collaterali. Molte per-
sone hanno sperimentato una nuova
immagine corporea, alcuni hanno
sviluppato preoccupazione per i cam-
biamenti identitari.

Infine, sono stati descritti possibi-

li effetti collaterali quali comparsa/
peggioramento della sintomatologia
ansioso-depressiva, ideazione suici-
daria, difficolta di concentrazione e
attenzione, nebbia cognitiva che in
alcuni casi hanno richiesto riduzione
e/o inversione del dosaggio, uso del
farmaco in modo intermittente o so-
spensione.

E fondamentale occuparsi della salu-
te mentale per promuovere una cura
delle persone con FC che sia globale:
non solo attraverso studi specifici volti
a esaminare i vari sintomi ma anche
promuovendo un monitoraggio si-
stematico della salute psichica con
adeguati strumenti al fine di identifi-
care precocemente coloro che neces-
sitano di supporto e fornire un tratta-
mento adeguato.

Salute mentale e benessere emotivo in
fibrosi cistica

Fibrosi
cistica

Salute e
Benessere

Salute
mentale

Salute
fisica

La salute mentale e il benessere emotivo sono una
componente essenziale della salute, in tutte le fasce
di eta. Si e visto che sintomi di sofferenza psichica
possono associarsi a riduzione del FEV1 (parametro di
funzionalita polmonare) e del BMI (indice di massa cor-
porea), oltre che a un minor rispetto delle prescrizioni
mediche, peggioramento della qualita di vita e aumen-
to delle ospedalizzazioni.
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Moderatori

Ermanno Rizzi
Direzione scientifica FFC Ricerca

Laureato in Biotecnologie Industriali presso [’Universita di Milano Bicocca ha ini-
ziato ['attivita di ricercatore presso I'Istituto di Tecnologie Biomediche del Consiglio
Nazionale delle Ricerche di Milano. Nel 2006 ha conseguito il dottorato di ricerca in
Medicina Molecolare presso [’Universita degli Studi di Milano. Si é occupato di svi-
luppare e applicare tecnologie di biologia molecolare e genomica per I’analisi degli
acidi nucleici. Nel 2015 ha iniziato [ attivita di program manager di ricerca presso la
fondazione Telethon dove ha gestito programmi di ricerca, la pianificazione di pro-
grammi strategici e coordinato il processo di peer-review.

Attualmente fa parte della Direzione scientifica dove gestisce i bandi, i progetti e le
facilities e si occupa di valorizzare i risultati della ricerca.

Cesare Braggion

Direzione scientifica FFC Ricerca

Pediatra, gia responsabile dell’Unita di Broncologia presso il Centro FC di Verona e
responsabile del Centro FC di Firenze (2006-2018). Presidente della Societa Italiana
Fibrosi Cistica nel 2004-2007 e dal 2008 direttore editoriale di Orizzonti FC.

Per FFC Ricerca e responsabile dei progetti Effetto Kafirio e Kafirio nella vita reale
per lo studio degli effetti di Kaftrio nelle persone con FC che hanno assunto il farmaco
tramite il programma ex-compassionevole e dopo approvazione di AIFA.

Attualmente é componente della Direzione scientifica di FFC Ricerca, per la gestione
e promozione attivita di ricerca clinica.
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Luisa Alessio
Direzione scientifica FFC Ricerca

Laureata in biotecnologie mediche, ha svolto diversi anni di ricerca scientifica in Italia
e all’estero, anche nel campo della fibrosi cistica. E stata responsabile del centro per la
divulgazione scientifico-tecnologica e la valorizzazione del sapere scientifico dell Uni-
versita di Trieste. Nel 2015 ha conseguito un master in comunicazione della scienza e
ha collaborato con diversi enti e istituzioni per la valorizzazione della ricerca scienti-
fica. Si occupa dell’ideazione, organizzazione e realizzazione di iniziative scientifiche
rivolte ai giovani e alla cittadinanza per I’Universita di Trieste.

Attualmente ricopre il ruolo di responsabile della comunicazione scientifica di FFC
Ricerca.
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