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LE 10 PRIORITA PER LE PERSONE CON FIBROSI CISTICA NEL 2017

1) Come semplificare in modo efficacie il carico di trattamento?

2) Come alleviare i sintomi gastrointestinali, come mal di stomaco, gonfiore e nausea?

3) Qual e il miglior trattamento per i Micobatteri Non Tubercolari (incluso quando iniziare e quali farmaci)?

4) Quali terapie sono efficaci nel ritardare o prevenire la progressione della malattia polmonare nei primi anni di vita?

5) Esiste un modo per prevenire il diabete correlato alla fibrosi cistica?

6) Quali strategie di motivazione e supporto o tecnologie aiutano a migliorare e sostenere I'aderenza al trattamento?

7) L'esercizio fisico puo sostituire la fisioterapia respiratoria?

8) Quali combinazioni di antibiotici e dosaggi dovrebbero essere usati per le riacutizzazioni e le combinazioni di
antibiotici dovrebbero essere ruotate?

9) C'e un modo per ridurre gli effetti negativi degli antibiotici, per esempio il rischio di resistenza ei sintomi avversi?

10) Qual é il modo migliore per eradicare Pseudomonas aeruginosa?
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LE 10 PRIORITA PER LE PERSONE CON FIBROSI CISTICA NEL 2022

1) Quali opzioni sono disponibili per coloro che non sono in grado di assumere gli attuali modulatori CFTR?

2) Qual e il modo migliore per diagnosticare I'infezione polmonare quando non c'é espettorato, ad es. bambini e quelli
sui modulatori?

3) Come alleviare i sintomi gastrointestinali, come mal di stomaco, gonfiore e nausea?

4) Come gestiamo una popolazione che invecchia con la FC?

5) C'e un modo per ridurre gli effetti negativi degli antibiotici, per esempio il rischio di resistenza e i sintomi avversi?

6) Quali sono gli effetti a lungo termine dei farmaci (compresi i modulatori CFTR) nella FC?

7) Quali sono gli effetti dei modulatori sui sistemi al di fuori dei polmoni come la funzione pancreatica, le malattie
epatiche, gastrointestinali, la densita ossea ecc.?

8) Come semplificare in modo efficace il carico di trattamento?

9) Le terapie genetiche (come I'editing genetico, la tecnologia delle cellule staminali e del'mRNA) possono essere
usate come trattamento per la FC?

10) Esiste un modo per prevenire il diabete correlato alla fibrosi cistica?
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A i
LE 10 PRIORITA PER LE PERSONE CON FIBROSI CISTICA NEL 2022 ALCUNI DEI 55 PROGETTI ALLA CONVENTION 2022 DI FFC RICERCA

1) Quali opzioni sono disponibili per coloro che non sono in grado di assumere gli Task Force FFC#4/2020 FFC#8/2021 FFC#10/2021

attuali modulatori CFTR? Molecole 3.0 FFC#3/2022 FFC#1/2022 FFC#9/2021
GMSG#1/2022 FFC#3/2021 FFC#1/2020 FFC#4/2022
FFC#2/2021 FFC#6/2020 FFC#6/2021 FFC#9/2020
FFC#5/2021 FFC#11/2021

2) Qual e il modo migliore per diagnosticare I'infezione polmonare quando non c'e FFC#14/2022

espettorato, per es. bambini e quelli sui modulatori?

3) Come alleviare i sintomi gastrointestinali, come mal di stomaco, gonfiore e -

nausea?

4) Come gestiamo una popolazione che invecchia con la FC? FFC#26/2019 FFC#27/2019 FFC#21/2021

5) C'é un modo per ridurre gli effetti negativi degli antibiotici, ad esempio il rischio di JFEe:A:TPI0PA FFC#5/2022 FFC#12/2022

resistenza e i sintomi avversi? FFC#15/2021 FFC#12/2021

6) Quali sono gli effetti a lungo termine dei farmaci nella FC? Effetto Kaftrio; Efficacia e sicurezza nella vita reale di Kaftrio

7) Quali sono gli effetti dei modulatori sui sistemi al di fuori dei polmoni come la FFC#21/2021

funzione pancreatica, le malattie epatiche, gastrointestinali, la densita ossea ecc.? FFC#27/2019

8) Come semplificare in modo efficace il carico di trattamento? Effetto Kaftrio; Efficacia e sicurezza nella vita reale di Kaftrio

)R N VTN ST ER A TS T (ToY 0 LN Yo /717 Lo Mo [1a VAT I W YT g (o] [T TE WG [ WIS | (T RS T E RN GMSG#1/2022; GenDel-CF; FFC#2/2021; FFC#5/2021
dell'mRNA) possono essere usate come trattamento per la FC?

10) Esiste un modo per prevenire il diabete correlato alla fibrosi cistica? FFC#24/2019
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1§ il e GENE EDITING 3 PROGETTI
MODULATORI CFTR: NUOVE PROSPETTIVE 3 PROGETTI
MODULATORI PER MUTAZIONI ORFANE 3 PROGETTI
STUDI CLINICI 5 PROGETTI
BIOMARCATORI E SCREENING 4 PROGETTI
VIE ALTERNATIVE PER CORREGGERE CFTR 4 PROGETTI
STRATEGIE ANTIINFIAMMATORIE 5 PROGETTI
CONTRASTARE LA RESISTENZA AGLI ANTIBIOTICI 5 PROGETTI
NUOVI FARMACI PER | MICOBATTERI 4 PROGETTI
THERATYPING E MODELLI DI CELLULE PRIMARIE 4 PROGETTI
STRATEGIE ANTIINFETTIVE 5 PROGETTI
TRATTAMENTO INFEZIONI POLMONARI 5 PROGETTI
INTERAZIONI DEI FARMACI MODULATORI 5 PROGETTI

COMPLESSIVAMENTE 55 PROGETTI

VERONA, Centro Congressi Comera di Commercio, Corso Porta Nuova, 96 - Verona
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DAL GENE ALLA MALATTIA
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Nella vita reale? Progetto Kaftrio

IVI O D U LATO Rl S\l - Effetticollaterali

- Non responders

Efficacia e sicurezza a lungo termine

ELX/ITEZ/IVA* at 144 Weeks in F508del/Minimal Function Participants

Secondary endpoints of VX445-105: a Phase 3 Open-Label Extension Study in People 212 years old

MODULATORI FORSE

P T e e e = S

Placebo in Parent
Study 445-102
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__ ELX/ITEZ/IVA in
Parent Study 445-102

MODULATORI NO
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pPFEV,, percentage points
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“ELX/TEZ/NVA = Trikafta C. Daines; Nov 4, 3:30-5:30
Courtesy of Vertax Pharmaceutcals




LA RICERCA
PER UNA FIBROSI CISTICA :

Fondazione per la Ricerca
sulla Fibrosi Cistica - ETS
fibrosicisticaricerca.it

XXI SEMINARIO DI PRIMAVERA

Protein | MODULATORI DI OGGI E DI DOMANI, LE NUOVE TERAPIE
09.00 Accoglienza dei partecipanti
0930 Benvenuto e saluti istituzionali

Matteo Marzotto, Fresidente FFC Ricerca - Gianna Puppo Fornaro, Presidente LIFC
Francesco Blasi, Presidente SIFC

09.50 LA RICERCA PER UNA FIBROSI CISTICA CHE CAMBIA
Carlo Castellani, Direttore scientifico FFC Ricerca

1020 SESSIONE1
| FARMACI MODULATORI DI CFTR ALLA PROVA NELLA VITA REALE
Cesare Braggion. Direzione scientifica FFC Ricerca

10.45 Domande
Modera:. Carlo Castellani. Direttore scientifico FFC Ricerca

11.05-11.35 PAUSA CAFFE (edificio 3 | Grecale)

n.3s
COME NASCE UN FARMACO PER IL REEUPERO DELLA PROTEINA i
CFTR MUTATA o
Pacla Barrgja. Universita degli Studi di Palermo i,h;
1200 Domande .

Modera: Nicoletta Pedemonte. Vicedirettore scientifico FFC Ricerca

Progetto strategico FFC Ricerca 2021-
2023. Effetto Kaftrio nella malattia B TERAPAGENICAPER LAFIBROSICISTICA. y

LA RICERCA DI UNA CURA PER TUTTI
Serena Zacchigna. ICGEB e Universita degli Studi di Trieste & §£,
avanzala KO
- 1245 Domande L .\4’9
Modera: Nicoletta Pedemonte, Vicedirettore scientifico FFC Ricerca —

1305 Chiusura e saluti
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Modulatori non prescrivibili

Non risposta ai modulatori attuali

MODULATORINO Non tolleratii modulatori attuali
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XXI SEMINARIO DI PRIMAVERA

Protein | MODULATORI DI OGGI E DI DOMANI, LE NUOVE TERAPIE
0%9.00 Accoglienza dei partecipanti
0930 Benvenuto e saluti istituzionali

Matteo Marzotto, Presidente FFC Ricerca - Gianna Puppo Fornaro, Presidente LIFC
Francesco Blasi, Presidente SIFC

0950 LARICERCA PER UNA FIBROSI CISTICA CHE CAMBIA
Carlo Castellani, Direttore scientifico FFC Ricerca

10.20 SESSIONE 1
| FARMACI MODULATORI DI CFTR ALLA PROVA NELLA VITA REALE
Cesare Braggion. Direzione scientifica FFC Ricerca

1045 Domande
Modera: Carlo Castellani, Direttore scientifico FFC Ricerca

11.05-11.35 PAUSA CAFFE (edificio 3| Grecale)

n.3s SESSIONE 2
COME NASCE UN FARMACO PER IL RECUPERO DELLA PROTEINA 4
CFTR MUTATA 0
Paola Barraja, Universita degli Studi di Palermo a,h:

1200 Domande

Progetto StrategiCO FFC Ricerca 2021_2023- Modera: Nicoletta Pedemonte. Vicedirettore scientifico FFC Ricerca A4
Molecole 3.0 per la fibrosi cistica. 0 TERAPIA CENICA PER LA PIEROSI Cragglie

LA RICERCA DI UNA CURA PER TUTTI ) !
3
o

Nuovi modulatori farmacologici per il recupero Serena Zocchigna, ICGEB e Universita degh Studi i Trete

1245 Domande . )\"%;

d eI Ia p rotei n a C FT R m u tata Modera Nicoletta Pedemonte. Vicedirettore scientifico FFC Ricerca -

1305 Chiusura e saluti
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DNA (gene)

MODULATORI Si

MODULATORI FORSE

Manca la proteina

MODULATORI NO

Potrebbero diventare «modulatori forse»?
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DNA (gene)
| MODULATORI DI OGGI E DI DOMANI, LE NUOVE TERAPIE
09.00 A gli dei partecipanti
09.30 B to e saluti istituzionali
CF Mutation Matteo Marzotto, Presidente FFC Ricerca - Gianna Puppo Formara, Presidente LIFC
Francesco Blosi, Presidente SIFC
0950 LA RICERCA PER UNA FIBROSI CISTICA CHE CAMBIA

Carlo Castellani. Direttore scientifico FFC Ricerca

1020 SESSIONE1
| FARMACI MODULATORI DI CFTR ALLA PROVA NELLA VITA REALE
Cesare Braggion. Direzione scientifica FFC Ricerca

1045 Domande
Modera Carlo Castellani. Direttore scientifico FFC Ricerca

11.05-11.35 PAUSA CAFFE (edificio 3 | Grecale)

nas SESSIONE 2
COME NASCE UN FARMACO PER IL RECUPERO DELLA PROTEINA

CFTR MUTATA 4
Paola Barraja. Universita degli Studi di Palermo ‘%«
1200 Domande - 3
Modera: Nicoletta Pedemnonte. Vicedirettore scientifico FFC Ricerca A

1220 SESSIONE 3
TERAPIA GENICA PER LA FIBROSI CISTICA: >
LA RICERCA DI UNA CURA PER TUTTI
Serena Zacchigna, ICGEB e Universita degli Studi di Trieste %, g'a, ¥
1245 Domande i :%
Modera: Nicoletta Pedemonte. Vicedirettore scientifico FFC Ricerca —

1305 Chiusura e saluti
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GMSG#1/2022

Sviluppo di sistemi di trasporto per la
tecnologia CRISPR-Cas per la cura della fibrosi
cistica
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Tackling Gene Delivery in Lungs for the Treatment of
Cystic Fibrosis

GenDel-CF / GenDel-CF N

Lung delivery

Sviluppo di strategie di trasferimento genico
per la cura della fibrosi cistica (GenDel-CF)

Management
coordination

Cell and
tissue
delivery

Nano

particles
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CAMBIAMENTO
nelle
COMPLICANZE
della fibrosi cistica
Saranno le stesse?
Il recupero di funzione CFTR le cambiera?

Possono essere correlate alle nuove terapie?

O all’eta piu avanzata?
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Comitato Consulenza Scientifica

n progetti in valutazione per area

REVISORI 2020-22 scientifica

Europa 230 2023 _ _
Stati Uniti 221 e e e et
Canada 43

Australia 20

Asia 10 l‘ m 3. Airway infection in CF
Sud America 7 -
m 4, Inflammation in CF
CHE COSA ABBIAMO FINANZIATO NEL 2022 m 5. Clinical applications and
i i di ; ; ; epidemiological studies

77 proposte di progetti di cui selezionati
14 progetti di rete da bando annuale

1 Gianni Mastella Starting Grant

3 progetti strategici

3 Servizi allaricerca

m 2. Personalized therapies
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COMUNICAZIONE SCIENTIFICA 2022

Ricerca trasparente: 20 schede di progetto

Domande e risposte: 149 pubblicate sul sito FFC Ricerca

[P S———

Progressi di ricerca: 17 articoli pubblicati sul sito FFC Ricerca walle b {

Commenti degli esperti: 2 articoli pubblicati sul sito FFC Ricerca
News scientifiche: 25 pubblicazioni sul sito FFC Ricerca
Newsletter: 13 Edizioni su base scientifica

Brochure: Seminario di primavera, Convention dei ricercatori
Comunicati stampa: 6 con contributo scientifico

Social Network: 103 post dedicati a news scientifiche
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Progetto strategico FFC Ricerca 2021-2023. 1 su 30 e non

Una campagna di informazione e sensibilizzazione sul E E oy E
teSt del portatore sano di ﬁbrOSi CiStica Deleg:zlione FFC Oeleg::loneFFC Mwm Daleg;:ione FFC
1 out 30 and you don't know it. A campaign for a better comprehension and awareﬂ "":"j;:':)‘:’“’ = ‘"“'“: 1';:'_:‘;“"’"
fibrosis carrier fest €20.000 Antonio Guadagnin &
.
Valutare se lo screening del portatore sano di fibrosi cistica LIUC
| BUS'NESS ISTITUTO DI RICERCHE
: : : t i SCHOOL
sia vantaggioso o svantaggioso dal punto di vista del q FARMACOLOGICHE
MARIO NEGRI - IRCCS

Servizio sanitario e a livello individuale, per supportare le

persone a compiere scelte riproduttive consapevoli.
Lo screening del portatore di
fibrosi cistica: una valutazione di
Health Technology Assessment
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Progetto strategico FFC Ricerca 2021-2023. 1 su 30 e non
Una campagna di informazione e sensibilizzazic

test del portatore sano di fibrosi cistica N -
1 out 30 and you don't know it. 4 campaign for a better comprehension and awaren}s's of the cystic g

fibrosis carrier test M\
RN

Che cosa é la fibrosi cistica? Perche capita? Come si vive?
SUCIET BENEFIT E comune malattia genetica che 1l bambino malato eredita un gene Qualita e durata della vita aumentano
colpisce soprattutto i polmoni. difettoso da entrambi i genitori.

zie ai progressi della medicina

Z()DIG

www.testfibrosicistica.it

Se siamo portatori?
Chi ha un solo gene difettoso & sano ma
Ppuo trasmettere la malattia.
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Coppie
- popolazione

Familiaridi
generale

persone con FC

Persone con FC
0 CON ACCESSO

Persone con FC ai modulatori

senzZAa accesso -

ai modulatori ... Portatori sani
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