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13-14 Febbraio 2010 - Roma

 Sessione 1: Approcci Genetici per la DMD e BMD - Moderatore: S. Wilton

 
- Panoramica										          S. Wilton

  L’Exon skipping per il trattamento della DMD							     
- Exon skipping con 2-O-Methyl Oligonucleotidi Antisenso 	  			   A. Aartsma-Rus
- Espressione della distrofina mediante l’uso del Morfolino AVI-4658 nella DMD  	 V. Arechavala-Gomeza	
- Ruolo della distrofina nella DMD e nel controllo del differenziamento muscolare 	 I. Bozzoni 

  Sostituire la proteina
- Sostituzione del gene difettoso della distrofina mediante mini o microdistrofina	 A. Malerba 
- I progressi nel campo della regolazione dell’utrofina per la terapia della DMD  	 R. Fairclough 			 
				  
   Coffee Break 

 Sessione 2:  Le cellule staminali nella DMD e BMD - G. Cossu

 
  Sessione 3:  Approcci Farmacologici - Moderatore: L. Sweeney 

- “Project Catalyst”  									         L. Miller 
- Identificazione e caratterizzazione di cellule staminali di origine muscolare che 
   mediano l’attività terapeutica degli inibitori delle Deacetilasi nei muscoli distrofici 	 P. L. Puri 
- Farmaci donatori di NO e anti-infiammatori non steroidei nella DMD 			   G. D’Angelo  
- Approcci farmacologici alla DMD: il ruolo del flavocoxid  				    S. Messina 

  Pranzo 
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Panoramica sulla DMD e BMD					            		  J. Verschuuren 
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 Sessione 4:  Standard di trattamento nella DMD e BMD  
			          Moderatore: M. Villanova 

- TREATNMD: il network e le Linee Guida per la DMD  					     B. Von Rekowski 
- La diagnosi genetica 	  								        K. Flanigan 
- Steroidi giornalieri: una terapia valida a lungo termine?  				    D. Biggar 
- Aspetti cardiaci della DMD   								        D. Duboc  
- L’assistenza respiratoria nelle malattie neuromuscolari   				    F. Racca 
- Endocrinologia e Nutrizione   	 							       D. Escolar  			 
													           
   Coffee Break 

 Sessione 5:  Standard di trattamento nella DMD e BMD
			          Moderatore: M. Melazzini 

- La fisioterapia nella DMD e BMD  							       E. Lora  
- Aspetti cognitivi e psicologici  								       E. Giulitti   
- L’integrazione scolastica dell’alunno con DMD e BMD secondo l’approccio  
   ecologico integrato   									        L. Mattioli  
- La sanità e i servizi sociali   								        M. Melazzini  
- Associazione Italiana di Miologia (AIM) 	  					     T. Mongini  
- L’approccio multidisciplinare alla DMD  						      N. Goemans  
- Il progetto “Flextension”   								        M. Paalman   
  	  						    
  Domande finali e Conclusioni 

  Gala Dinner
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 Sessione 6:  Sperimentazione clinica, a che punto siamo   
			         Moderatore: P. Furlong  

- Ataluren: aggiornamenti dal trial							       L. Miller 
- Lo sviluppo di terapie ad RNA: lo studio di Prosensa per la DMD   	  		  G. Campion 
- Somministrazione sistemica del Morfolino AVI 4658: aggiornamenti dal trial  		 S. Shrewsbury  
- Un trial clinico di terapia cellulare per la DMD    					     G. Cossu   
- Exon skipping per la terapia genica nella DMD  					     T. Ritsema  
- Studi clinici CINRG    	 								        D. Escolar 
- Sviluppo del farmaco “Catena” (Idebenone) per la DMD 				    T. Meier  
- ACE 031: incrementare la massa muscolare e la forza nel trattamento della DMD   	 J. Seehra  
  															             
	
   Coffee Break 

 Sessione 7:  Registri e reclutamento pazienti 
			          Moderatore: A. Toscano  

- Il “malinteso terapeutico”  								        F. Buccella   
- Il Registro Globale Pazienti DMD/BMD del TREAT-NMD    				    B. Von Rekowski    
- Il Registro Italiano Pazienti DMD e BMD   						      F. Ceradini   
  	  						    
  Domande finali e Conclusioni 

  Pranzo di chiusura
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