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Harrison Ford
contro “big pharma”

di FRANCESCO ALO

Il dramma medico tratto daunastoria vera ¢ un
genere di grande tradizione. Lo puoi affrontare
con genuina sfrontatezza (Lo scafandro e la
farfalla), delicata leggerezza (Dietro la masche-
ra), crudo realismo (I mio piede sinistro), tene-
brosa dolcezza (Elephant Man) o solenne parte-
cipazione (L olio di Lorenzo). Misure straordi-
narie appartiene alla malattia inquadrata del
quinto tipo anche se il meccanismo ¢ meno
oliato rispetto al film di
George Miller. Qui il
manager educato John
Crowley (Brendan Fra-
ser) ¢ lo scienziato bur-
bero Robert Stonehill
(Harrison Ford) com-
battono insieme il mor-
bo di Pompe, disturbo
genetico dicuisoffrono
1 figli di Crowley. Due
. L | omoni abituati all’av-
MISURE STRAORDINARIE  ventura per famiglie (si
(drammatico, Usa, 105)  Duo dire: il vecchio e il
. - nuovo Indiana Jones)
di; T il \{aughan _ alle prese con specula-
con: Harison Ford, ioni  farmaceutiche,
Brendan Fraser,  consiglidi amministra-
KeiRussell, ~ zione, flebo e ospedali
Meredith Droeger per curare due piccole
. 34 creature.Infondosono
++ sempre il Ford (anche
N _ - bplr_oiiuttore)_ eil lgraser
che amiamo: nfaticabili lottatort in buona
fede. Prodotto dallatelevisiva Cbs, soffre diuna
certa mancanza di ambizione cinematografica.
Ma ¢ cinema perbene. Il vero John Crowley ¢
diventato un’autoritd in fatto di fondazioni
mediche.
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il dre cheh

[ ANNA LOMBARDI |

EW York. Un padre che
N lotta per isuoi figli malati.
Contro Big Pharma, con-

tro il sistema sanitario burocratiz-
zato. Sembra una storia fatta appo-
sta per commuovere |'America del-
la rivoluzione sanitaria voluta da
Barack Obama. E invece no.

«ll pubblico nonci ha premiato» am-
mette Harrison Ford, «ma resto con-
vinto che oggi il cinema abbia biso-
gno pill che mai di storie come Misu-
re straordinarie». 11 film di Tom
Vaughan che oggi approda nelle sa-
le italiane, & la storia della battaglia
di un padre per salvare i suoi figli,
affetti da una rara malattia geneti-
ca, la glicogenosi di tipo 2 o malattia
di Pompe - ovvero carenza, dovuta
auna mutazione genetica, dell'enzi-
ma necessario a scomporre il glico-
geno, che provoca il deterioramen-
to del funzionamento muscolare.
Ma & anche la storia di un medico
che, per portare avanti le ricerche,

r" &

|

s
]

[rae—

a inventato la cura per i suoi figli

Harrison Ford é produttore e interprete di Misure straordinarie, |a storia di una famiglia che lotta per guarire
i bambini colpiti da una rara malattia. In America il film & stato un fiasco. Ma lui non si pente: «L'ho fatto per la ricerca»

deve svincolarsi dalla morsa delle
case farmaceutiche, non interessa-
te a produrre un farmaco che serve
a pochi. Il medico e Harrison Ford,
che ha testardamente voluto pro-
durre il film, a costo di vedersi at-
taccare dalla critica, che ha definito
«sopra le righe» la sua interpreta-
zione, fra l'altro lontana dalla figurd
del reale scopritore della cura, il tai-
wanese Yuan-Tsong Chen.

Papa coraggio &, invece, Brendan
Fraser, che nella parte del vero
John Crowley non shaglia quasi
mai. E pensare che a spingere l'ex
Indiana Jones a opzionare per Hol-

—

N

lywood la storia della famiglia Cro-
wley - papa John, mamma Aileen e
i loro tre bambini, John Jr, oggi
quindicenne, I'unico sano, mentre
Megan, dodici, e Patrick di undici
sono affetti da glicogenosi - é stato
un libro di successo, Quello che la
giornalista del Wall Street Journal,
Geeta Anand, Premio Pulitzer per
la letteratura, ha pubblicato nel
2006 intitolato La cura: come un pa-
dre ha raccolto cento milioni di dollari
— e si & opposto al sistema sanitario -
nel tentativo di salvare i suoi bambini.
Una storia che si apre come una fa-
vola amara: «Il ricordo pin antico
della piccola Megan é suo padre che
le dice “un giorno ti porterd una
medicina speciale”...».

Pensare che il sogno dei Crowley
era essere una famiglia normale. Fi-
danzati fin dal liceo, John e Aileen si
erano sposati giovanissimi, ma ave-
vano aspettato di raggiungere la
stabilitd economica prima di avere
figli. La batosta arriva nel 1998: a &2
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quindici mesi la piccola Megan non
cammina. Le analisi rivelano che é
malata, come il fratellino Patrick, di
appena una settimana. [l verdetto &
spietato: non sopravviveranno.

Ma John Crowley non si da per vin-
to. Abbandona il lavoro di consulen-
te finanziario a San Francisco e
porta la famiglia a Princeton, New
Jersey, per stare vicino a un team
medico che svolge ricerche sulla
malattia. Per un po' lavora alla
Squibb, grande azienda farmaceu-
tica, che lascia quando scopre che

non studia farmaci per malattie ra-  RITRATTO do un secondo giro di test, nel 2002,
re, perché non generano profitto gmw esclude ancora Megan e Patrick, i
economico. In societa con un ricer- In primo piano i colleghidi John studiano una formu-
catore, decide di fondare una com-  Megan, dodici la su misura per i piccoli Crowley:
pagnia biotecnologica, la Novazy- :ﬂ:’; Patrich, testarli per studiare perché la ma-
me, specializzata in ricerche sulla John Jr., 15 anni, lattia si sviluppa in modi differenti
malattia di Pompe e finanziata con ~ 1rapapa John visto che, nonostante abbiano lo
i centomila dollari ricavati impe- :ﬂ:ﬁ?&m. stesso patrimonio genetico, in Pa-
gnando la casa di famiglia. la locandina trick i sintomi sono piti gravi, Ma an-
Quando, nel 2001, gli studi sono a g::lg':: cora una volta le leggi americane
buon punto, Crowley capisce che g2 1om Vaughan impediscono il trattamento. Qualeu-

per garantire che il prodotto ven-
ga testato e prodotto serve una so-
cieta pin forte. Vende, dunque, la
sua azienda alla Genzyme Corp
per 137 milioni di dollari, realiz-
zando il pit lucroso affare della
storia farmaceutica per un pro-
dotto non ancora testato.

La Genzyme & specializzata in far-
maci per malattie rare, conta su fon-
di statali ma deve seguire procedu-
re complicate. Crowley mantiene
una carica direttiva, ma non pud
garantire che i suoi bambini, che or-
mai hanno tre e quattro anni e sono
in condizioni critiche, vengano te-
stati per primi. E il Food and Drug
Administration, il dipartimento del
ministero della Sanita che si occu-
pa di rilasciare le licenze di vendita,
astabilire i criteri per testare i nuo-
vi farmaci. E, infatti, si decide che i
primi test siano fatti su neenati con
meno di otto mesi, che hanno piil
possibilita di essere guariti. Quan-

no al ministero ha pensato che som-
ministrare il farmaco ai figli di un
manager dell'azienda produttrice
sia un grave favoritismo.
A questo punto, John Crowley &
davvero disperato, tanto da proget-
tare di rubare il farmaco e iniettar-
lo lui stesso. Ma sarebbe inutile: or-
mai le vene dei bambini sono trop-
po fragili e il farmaco va sommini-
strato in ospedale. Il tempo passa, i
bambini sono sempre pil gravi. Im-
provvisamente, pero, qualcosa si
sblocea nella burocrazia e i due pic-
cini entrano in cura all'inizio del
gennaio 2004. Sei anni dopo, Me-
gan e Patrick sono vivi. Respirano
attraverso una macchina, ma rie-
scono a visitare il set del film.
«Qualsiasi cosa ne dica la critica»
ha detto Harrison Ford, «il mio film
ha contribuito a raccontare la loro
storia nel mondo e a raccogliere
nuovi fondi per la ricercan.

ANNA LomBARDI E3
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GRANDE SCHERMO. Il film con Hérrison Ford

«MISURE STRAORDINARIE>»,
LA RICERCA VA AL CINEMA

La pellicola racconta la storia dei coniugi Crowley e della loro
battaglia per battere la malattia di Pompe dicarmen Morrone

« Non nutra troppe speranze, & una lotte-

ria»: & una delle frasi che Harrison Ford
rivolge - impersonando un ricercatore nel film
Misure straordinarie - ad un padre disperato che
cerca di salvare la vita ai figli. Una frase del gene-
re, il medico Generoso Andria (nella foto) am-
mette di averla detta. «<Magari non ho usato
quelle parole
un po crude,

so che purtrop-
po si fa ogni
volta che si in-
traprende una
sperimentazio-
ne».  Misure
straordinarie,
che esce il 23
aprile in tutta
Italia, & il film che racconta la storia della fami-
glia Crowley e della ricerca condotta da William
Canfield per curare la malattia di Pompe, una
sindrome rara che provoca debolezza muscolare
sino a portare a gravi problemi respiratori.

Il film finisce di narrare la vicenda quando il
farmaco messoa punto negli Stati Uniti, dall’im-
presa farmaceutica avviata proprio dai coniugi
Crowley, viene utilizzato in altri Paesi. Fra questi
I'Ttalia in cui, dal 2005 grazie a Telethon, la ricer-

ma & un discor-

ca continua a opera di Giancarlo Parenti del Ti-
gem, l'istituto Telethon di Napoli, e Generoso
Andria ,dell’universith partenopea Federico II,
che spiega: «Stiamo per avviare una sperimenta-
zione clinica per testare 'efficacia della terapia
combinata chaperone NB-DNJ piti 'enzima
Myozyme. Ci aspettiamo un rallentamento del-
la malattia o la sua stabilizzazione».

Andria, che come pediatria si & sempre oc--
cupato di malattie genetiche del metabolismo,
nel 2002, dopo essere contattato dai genitori di
Rossella Passero, una bambina malata di 2 anni,
contribuisce - con I'intervento dell’allora mini-
stro della Salute, Girolamo Sirchia -, all’ingresso
in Italia del farmaco prodotto dai Crowley. Da
allora sono stati molti i pazienti trattati - in que-
$to momento sono un centinaio -, mentre le sti-
me piti recenti dicono che un neonato su 40mi-
la nasce con la malattia di Pompe. «Spero che il
film non induca a pensare che basta trovare, ed
gid una grande impresa, un bel po’ disoldi e crea-
re una dirta farmaceutica per produrre il farma-
co che serve. Esistono gia strutture adeguate che
fanno ricerca tutti i giorni, che hanno bisogno
perd difondi. Per questo Telethon ha grandi me-
riti e a Napoli uno in pitl », conclude Andria.
«Ha migliorato la ricerca pubblica portando ef-
ficienza e trasparenza».
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Nuova sfida di Harrison Ford
scienziato m un melodramma

La storia (vera) di due bambini malati nello stile classico di Hollywood

z

o #

Il veterano
del cinema Usa
a 68 anni firma
anche come
produttore
esecutivo

la pellicola.
Brendan Fraser
e 'uomo che
tra ostacoli

e colpi di scena
non si arrende al
destino dei figli

~4 on 1 suoi sessantotto anni (li
compira il prossimo 13 lu-

e gl10), Harrison Ford sembra
essere rimasto 'ultimo baluardo vete-
ro-hollywoodiano di fronte a un cine-
ma che sta cambiando pelle e prota-
gonisti con una velocita impressio-
nante. E non é naturalmente solo
questione di eta (in fondo Spielberg
ha solo quattro anni di meno, Coppo-
la tre di pitt, Scorsese gli é coetaneo)
ma piuttosto di formazione genera-
zionale, di educazione, di affinita, tut-
te cose che in un attore si notano di
pitt che in un regista. Nonostante gli
sforzi ringiovanenti della cura Indie.

La riprova salta agli occhi vedendo
questo Misure straordinarie (diretto
da Tom Vaughan), di cui é prima che
coprotagonista soprattutto produtto-
re esecutivo (che nel gergo cinemato-

grafico sta a indicare il vero motore
di un film). Nei panni del brillante
ma soprattutto anticonformista Ro-
bert Stonehill, Ford guarda alla gran-
de tradizione degli «scienziati hol-
Iywoodiani» quelli capaci di dimenti-
carsi I'appuntamento della vita per

i

portare a termine un esperimento o
di dar fuoco alla casa se le ricerche lo
richiedono (lui tiene la musica tal-
mente alta da non accorgersi nemme-
no delle telefonate), come in una del-
la tante biografie romanzate che la
Fox dedicava nei suoi anni d'oro ai
campioni delle pil autentiche virtl
americane, esempi di una nostalgia
per un passato «incontaminato» da
riconquistare che non puo essere sta-
to estraneo neppure alla forza evoca-
tiva dello «Yes, We Can» di Obama. E
forse neppure al rifiuto del vero
scienziato di Oklahoma City di veder-
si riflesso nel film, tanto che il suo ve-
ro nome William Canfield é stato
cambiato in Stonehill.

Certo, gli anni passano per tutti e
se una volta Canfield/Stonehill sareb-
be stato il protagonista assoluto di
un film, oggi deve accettare il ruolo
del coprotagonista, lasciando al pa-
dre angosciato per la malattie dei fi-
gli il compito di «aggiornare» la sce-
neggiatura ai giorni nostri, fatti di

conti economici pit che di slanci
umanitari, di fusioni societarie piit
che intuizioni illuminanti, ma il qua-
dro di fondo cambia poco e la fiducia
nella volonta e nella testardaggine
dell'individuo resta quella di sempre,
dei pionieri, dei medici
di campagna, dei meno
fortunati che alla fine
«ce la fanno».

Proprio com’e la vera
storia di John Crowley
(nel film interpretato
da Brendan Frazer), «fi-
glio di un poliziotto e di
una cameriera», che rie-
sce a salire la scala sociale a furia di
volonta e buoni risultati negli studi,
fino a laurearsi e a trovare ottimi po-
sti manageriali. Fino al giorno in cui
— ¢ questo accadeva nel 1998 — ai
suoi figli Megan e Patrick fu diagno-
sticato il morbo di Pompe, una pato-

logia neuromuscolare che impedisce
di smaltire correttamente il glicoge-
no e «toglie» energia ai muscoli, cau-
sando disfunzioni respiratorie ¢ car-

diache che portano inevitabilmente
alla morte. In alcuni bambini pratica-
mente nel primo anno di vita, in al-
tri, pil resistenti e combattivi, entro
gli otto/nove anni.

E questo appunto il caso dei due
figli di John, che conosciamo all'ini-
zio del film su una carrozzina, attac-
cati a respiratori artificiali, con il pa-
dre che non vuole accettare I'impo-
tenza della scienza di fronte a quella
malattia. Costruito tutto sul contra-
sto tra la vitalita compressa dei due

piccoli malati e il rabbioso do-
lore dei genitori (accanto a
John ¢’é, altrettanto determi-
nata, la moglie Aileen, inter-
pretata da Keri Russell), il
film non maschera certo la
strada che vuole percorre-
re, quella di un lungo, tor-
tuoso percorso verso la so-
Iuzione del problema, toc-
cando tutte le corde che
le regole del melodram-
ma impongono, dalla
speranza alla delusione,
tra ostacoli e colpi di
scena. Come andra a fi-
nire, I'ha gia scritto la
cronaca, visto che co-
me sottolinea un cartel-
lo prima dei titoli di te-
sta, il film ¢ «tratto da

una storia vera».

La vera novita (cinematografica-
mente parlando) é il ruolo del Dio
Dollaro e lo spazio che la sceneggiatu-
ra (di Robert Nelson Jacobs, dal ro-
manzo di Geeta Anand, pubblicato in

Italia da Rizzoli)) lascia
ai modi in cui Crowley
trovo i finanziamenti
per le ricerche di Sto-
nehill, molto piut detta-
gliati e presenti che nei
film della Hollywood di
jeri. Ma si sa, se gli eroi
restano sempre identi-
ci, i tempi cambiano e
minimizzare la componente finanzia-
ria e commerciale avrebbe voluto di-
re cancellare una buona dose di «rea-
lismo» al film. Col rischio di togliere
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credibilita all'inevitabile happy en- ding.
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g [ primo contatto era finito
i con un reciproco insulto.

Ma la malattia dei figli é di La storia vera di un padre
quelle che fanno digerire ben disposto a tutto per salvare |
di peggio e John decide di figli affetti dal morbo di Pompe
presentarsi di persona allo

scienziato di Oklahoma City. *daevitare **interessante

Lui praticamente lo ignora ***da non perdere ****capolavoro

ma Crowley é deciso a tutto
e lo segue fino al bancone di
un bar: e qui che il padre e
lo scienziato finalmente si
conoscono, svelando ognuno
un’umanita che Ualtro
Nemmeno supponeva e
dando inizio al sodalizio da
cui nascera il centro di
ricerche che aiuterd i piccoli
col morbo di Pompe. 5
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MEDICINA E BIOTECH | FILM 271 aprile 10

| miracoli possibili

di Roberta Pizzolante

Tom Vaughan

Misure straordinarie
| con Brendan Faser e Harrison Ford
1 Sony Picture 2010

- Quando si mette sul mercato un farmaco per la cura di una malattia che
colpisce pochissime persone, quale pud essere considerato un buon margine
di profitto e quale tasso di mortalita una perdita accettabile? £' questa la
logica - pud apparire brutale - che guida le industrie farmaceutiche quando
decidono di impegnarsi nello sviluppo e commercializzazione di un cosiddetto
farmaco orfano. Come racconta il film “Misure

straordinarie” (J ENNEGINGNGEGEEEE . < -2 2orile in ltalia, promosso in
anteprima a Roma, Torino e Milano (dal 12 al 14 aprile scorso) dalla
Fondazione Telethon e dall’Associazione ltaliana Glicogenosi (Alg) per
sensibilizzare il pubblico sull’importanza della ricerca scientifica sulle malattie rare.

Tratto dal libro “The Cure” della scrittrice premio Pulitzer Geeta Anand, il film e ispirato alla storia vera di
una famiglia colpita da una malattia incurabile, la malattia di Pompe (o glicogenosi di tipo 1), patologia
neuromuscolare causata dal difetto di un enzima e caratterizzata dal mancato smaltimento del glicogeno,
la riserva energetica del muscoli, che quindi finisce per accumularsi danneggiando prima di tutto il cuore
e i polmoni. Nel mondo colpisce 10 mila tra neonati, bambini e adulti, 300 in ltalia. Una fetta di
popolazione troppo piccola, quindi, per attrarre 'interesse di Big Pharma.

i film ci presenta John Crowley (interpretato da Brendan Fraser), uomo in carriera che molla tutto per
tentare di salvare Megan e Patrick, | due fighi pil piccoli, ai quali viene diagnosticata questa malattia.
Crowley riesce a scovare un brillante ma sottovalutato ricercatore fuori dagli schemi, Robert Stonehill
(Harrison Ford). Insieme fondano un’azienda biotecnologica per sviluppare una terapia salvavita e alla fine
ce la faranno, dopo una dura lotta contro il rigido sistema sanitario Usa.

Al pubblico viene presentato sia il lungo e difficile cammino che un composto deve superare per essere
approvato, i rigidi protocolli per la produzione di molecole, sia la logica del profitto che guida le aziende,
poco interessate a sviluppare farmaci senza garanzie di un sostanzioso ritorno economico, Interessante
anche l'attenzione data al tema della condivisione delle conoscenze: come mette in evidenza il
protagonista, & necessario che { ricercatori che lavorano allo sviluppo di molecole per la stessa malattia
possano confrontarsi e condividere alcuni risultati piuttosto che lavorare in competizione ira di loro.

Ma il filim, pid che denunciare il modus operandi delle aziende farmaceutiche, vuole stimolare il pubblico
a informarsi sulle malattie rare e sui farmaci orfani e far uscire dall’ombra | malati che ne sono affetti.
Negli Usa la pellicola ha suscitato molto interesse verso guesta malatiia, che & stata tra le piu ricercate su
internet mentre il sito | NNGNGzgGEGEE - 2vuto 20 mila accessi in soli due giorni, e nei confronti dei veri
protagonisti della storia, 1 ricercatori che hanno lavorato 10 anni prima di mettere a punto la terapia
enzimatica a base di alglucosidasi alfa che, se somministrata nello stadio iniziale della malatiia, ¢ in
grado di prolungare la sopravvivenza dei bambini affetti dalla forma classica, riducendo

significativamente la cardiomiopatia.

Questo farmaco, sviluppato dall’azienda biotech Genzyme, ha cambiato in positive la vita di molt

pazienti, ma non di tutti. Per le altre forme della patologia Telethon sta studiando terapie complementari:
nel 2009 il gruppo dell’lstituto Telethon di Genetica e Medicina di Napoli guidato da Glancario Parenti ha
dimostrato in laboratorio che, affiancando alla terapia sostitutiva del farmaci “alutanti”, si puo potenziare
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ulteriormente 'efficacia dell'alglucosidasi alfa. B’ partita cosl guest’anno una sperimentazione sull’essere

umano coordinata da Generoso Andria dell’Universita “Federico 17 di Napoli.
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Per le malattie rare occorrono “Misure straordinarie”

clicMedicina -

Pamela é una ragazza toscana con una grande voglia di vivere, frequenta con
successo i corsi di Psicologia all’Universita, ama la musica e trascorrere il proprio
tempo libero con gli amici. A soli 24 anni &€ un simbolo per chi ha lottato per la vita e
ce I'ha fatta perché questa giovane donna, affetta da Glicogenosi di tipo Il - una
patologia neuromuscolare rara, cronica e debilitante, che danneggia il cuore, i
muscoli di gambe e braccia e quelli della respirazione - seppur costretta a una sedia
a rotelle e all'ausilio di un respiratore, oggi & viva, mangia da sola e guarda al suo
futuro con entusiasmo.

Per lei, come per i circa 200 malati statisticamente stimati in Italia colpiti da questa
rara malattia, & infatti dal 2006 disponibile una cura a cui si & giunti grazie a uno
straordinario lavoro di ricerca in cui caparbi studiosi hanno creduto e che un’azienda
biotecnologica americana, la Genzyme, ha trasformato in farmaco e portato al letto
del paziente. Una cura in grado di salvare a questi malati una vita altrimenti destinata
a finire, nella maggior parte dei casi, entro il primo anno a causa di una grave
compromissione del cuore e muscolare.

Ma se per il trattamento della Malattia di Pompe (o Glicogenososi di tipo Il) esiste
oggi una terapia enzimatica sostitutiva non bisogna dimenticare che la stragrande
maggioranza delle oltre 7000 malattie rare oggi stimate rimane ancora privo di
qualsiasi cura: farmacologica o dietetica.

Dei numeri che bene evidenziano come in questo campo ci sia ancora troppo da fare
e che il primo punto su cui & necessario intervenire & proprio quello della ricerca.

“Misure straordinarie” per la ricerca
Un recente studio Cergas-Bocconi, elaborato in collaborazione con Assolombarda e
Aiop Lombardia e illustrato nel corso del dibattito dalla dr.ssa Amelia Compagni
evidenzia importanti nodi critici del sistema di finanziamento alla ricerca da parte del
Ministero del Lavoro, della Salute e delle Politiche Sociali.

Dall'indagine emerge infatti una debole capacita di indirizzo delle priorita di ricerca,
un sistema non in grado di premiare a sufficienza I'eccellenza, un'incapacita a
valorizzare realta che da un anno all'altro migliorano la propria produttivita scientifica
oltre che criteri di valutazione che non tengono conto delle forti differenze che
esistono fra i diversi centri di ricerca. Un quadro complessivo che evidenzia una
governance del processo di finanziamento e metodi adottati per la valutazione e il
monitoraggio delle attivita di ricerca finanziate, in cui ancora molto resta da fare per
arrivare a una ricerca sanitaria avanzata, efficiente e in grado di rispondere ai bisogni
reali dei sistemi sanitari moderni.

E poi, al di la dell'investimento nella ricerca da parte dello Stato, ci sono altri problemi
che caratterizzano specificamente il nostro Paese. Un confronto con il sistema
americano, presentato dal Professor Luigi Varesio, oggi Direttore del Servizio di
Biologia Molecolare dell’lstituto Pediatrico “G. Gaslini” di Genova, ma per 18 anni
negli Stati Uniti, mostra come in Italia non si sia in grado di portare chi ha successo
ad avere una carriera e uno stipendio: si procede con contratti sempre piu miseri, di
durata limitata, con il rischio di perdere il bagaglio di know how e di conoscenza
accumulato. E poi c'é la piaga dei concorsi per I'assegnazione di un posto che
penalizza e spesso blocca il ricambio e I'assunzione di persone che hanno le
competenze specifiche e la giusta personalita per inserirsi in un gruppo di lavoro.
Senza dimenticare che, nel nostro Paese, spesso il ricercatore deve gestire troppi
aspetti amministrativi, contabili, normativi, che non gli competono.

Ma non ci sono solo ombre sulla ricerca nostrana, come mostra I'esempio della
Fondazione Telethon, attualmente impegnata anche in alcuni progetti che riguardano
specificamente la malattia di Pompe. Il Professor Giancarlo Parenti, ricercatore
dell'lstituto Telethon e professore associato di Pediatria all’Ateneo Federico Il sta
studiando approcci terapeutici complementari alla Terapia Enzimatica Sostitutiva per
rafforzarne ulteriormente I'azione. In particolare approcci basati sull’'uso di piccole
molecole, definiti “chaperones” farmacologici, in grado di stimolare I'attivita
enzimatica residua e di migliorare la conformazione tridimensionale, la stabilita, la
maturazione e la localizzazione nei lisosomi dell’'enzima. Inoltre, sempre presso il
TIGEM e il Dipartimento di Pediatria di Napoli, & stato dimostrato che I'uso combinato
di chaperones farmacologici e della terapia enzimatica sostitutiva ha un effetto
sinergico. Questo approccio “combinato” apre nuove prospettive per migliorare
ulteriormente I'efficacia della terapia.

“Misure straordinarie” per la diagnosi
E se per la Malattia di Pompe la ricerca ha portato alla scoperta di una terapia
enzimatica sostitutiva, maggiormente efficace se precocemente somministrata,
diventa indispensabile un iter diagnostico rapido e una diagnosi precoce.

Nelle forme infantili della Malattia di Pompe, infatti, un ritardo di diagnosi anche di

soli 2 - 3 mesi dall'inizio della sintomatologia puo risultare fatale.

La regione Toscana, la prima in Italia a introdurre dal 2004 lo screening neonatale
allargato per quaranta malattie metaboliche ereditarie, rispetto alle 5 previste a livello
Nazionale, potrebbe anche vedere presto regolamentata I'estensione dello screening

neonatale alla diagnosi di Malattia di Pompe, spiega la dottoressa Alice Donati
del’AOU Meyer di Firenze.

“Misure straordinarie” per la famiglia
La malattia rara infine & anche e forse soprattutto una malattia della famiglia: molto
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spesso le mamme che devono occuparsi a tempo pieno della gestione della malattia
devono lasciare il lavoro e la famiglia diventa monoreddito con tutte le difficolta che

ne derivano specie in un momento di grave crisi economica. Pertanto diventano
necessari strumenti legislativi che consentano alle famiglie di sopravvivere
economicamente ad esempio con ammortizzatorisociali (es cassa integrazione, part -
time) e defiscalizzazioni e agevolazioni (locazioni agevolate,mutui) per la casa
chediventa nell’esperienza di malattia rara sia luogo di vita insieme sia luogo di cura.
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Genetica

La malattia di Pompe

colpisce muscoli e cuore

La glicogenosi di tipo 2 é una rara e grave patologia congenita che si manifesta soprattutto nei
neonati. I centri per la terapia

Guarda anche

Malattia di Pompe, in Italia si sperimenta una nuova cura

Misure straordinarie, il film sulla malattia di Pompe con Harrison Ford

La malattia di Pompe, o glicogenosi di tipo 2, € una patologia rara, che venne descritta per la prima
volta negli anni 30 dal patologo olandese Johannes Pompe.

«E ereditaria ed ¢ dovuta alla mutazione di un enzima, chiamato alfa-glucosidasi, che non svolge
appieno la sua fondamentale attivita: quella di smaltire il glicogeno presente nell'organismoy, spiega
Giancarlo Parenti, professore associato al dipartimento di pediatria dell'Universita Federico II di
Napoli e ricercatore al Tigem.

«Il glicogeno ¢ una delle principali forme di riserva energetica delle cellule: se non viene
"consumato", si accumula soprattutto nei muscoli, cuore compreso, provocando danni gravi. |
bambini colpiti dalla malattia di Pompe presentano alterazioni simili a chi soffre di distrofie
muscolari: in molti casi sono destinati alla sedia a rotelle, non respirano autonomamente e, nei casi
estremi, muoiono entro il primo anno di vita per insufficienza cardiaca».

Dal 2000 ¢ disponibile una terapia enzimatica sostitutiva. In pratica, ai pazienti affetti da glicogenosi
di tipo 2 viene somministrato ogni 15 giorni, via flebo, un enzima prodotto in laboratorio, identico a
quello umano, che svolge il lavoro al posto dell'alfa-glucosidasi.

Guarda l'elenco dei centri d'eccellenza per la malattia di Pompe segnalati dall'Associazione italiana
glicogenosi.
Massimo Cadoria - OK La salute prima di tutto
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Michelangelo, anteprima da record

L’ingresso del Michelangele gremito poco prima dell’inizio del film

MODENA. Grande succes-
so e anche qualche spettato-
re visibilmente commosso al
cinema Michelangelo, gremi-
to di persone lunedi sera, per
lanteprima del film, che
sara in programmazione nel-
le sale di tutta Italia a parti-
re dal fine settimana, intitola-
to “Misure straordinarie:
smisero di sperare in un mi-
racolo. Lo fecero”.

Il nuovo film, che ha gia ri-
SC0SsO Molto successo presso
il pubblico d’oltreoceano, in-
terpretato dal prestante
Brendan Fraser e dall’inossi-
dabile Harrison Ford, raccon-
ta una storia vera: quella di
una padre di famiglia, John
Crowley, bene interpretato
dall’ex sex simbol Fraser,
qui con parecchi chilidi trop-
po rispetto ai tempi del colos-

sal “La mummia”, credibile
e convincente nei panni di
un padre impegnato nel so-
vrumano sforzo di trovare
un nuovo farmaco in grado
di salvare la vita ai due figli,
entrambi affetti da una rara
malattia, il morbo di Pompe.

Un obiettivo difficile che
viene conseguito dopo peripe-
Zie varie con l'aiuto di uno
strampalato ma irresistibile

Ford che interpreta il genia-
le ricercatore anticonformi-
sta dottor Stonehill che si
adopera percheé la lotta intra-
presa dal padre dei due picco-
li pazienti vada a buon fine.
Una trama che ricorda un po-
co “L’olio di Lorenzo” diretto
da George Miller, magistral-
mente interpretato da Nick
Nolte e Susan Sarandon, ge-
nitori che caparbiamente e

Sala gremita per il film “Misure Straordinarie”

in violazione dei protocolli
sanitari, studiano giorno e
notte per trovare una medici-
na che salvera la vita del lo-
ro unico figlio.

Due pellicole che hanno il
merito di sensibilizzare 1’opi-
nione pubblica sul problema
delle malattie rare spesso in-
curabili per 1’alto costo della
produzione di farmaci, su
cul proprio per una questio-
ne di costi troppo spesso lari-
cerca si inceppa. L’antepri-
ma offerta al cinema Miche-
langelo, gremito in ogni ordi-
ne di posti, in collaborazione
con Aig, Associazione Italia-
na Glicogenosi, € stata offer-
ta dalla Genzyme, azienda
biotecnologica statunitense,
impegnata nello studio di ma-
lattie rare che ha I'unica sua
filiale italiana a Modena do-
ve esiste all’ospedale Policli-
nico un centro di eccellenza
per la cura, appunto, delle
malattie rare.

Il film dimostra che solo
una stretta interazione tra le
associazioni rappresentanti
le famiglie dei bambini mala-

ti, ricercatori motivati e una
forte mobilitazione dell’opi-
nione pubblica per la raccol-
ta di fondi utili alla ricerca
puo fare il miracolo: scoprire
e produrre ’agognato farma-
co salvavita.

Giulia Manzini

et CULTURAE SPETTACOL! i

Planetario in piazza Grande
per i giomi dell’astronomia
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"Misure straordinarie"”: un film con Harrison Ford per promuovere la ricerca
sulle malattie rare

La pellicola si ispira alla storia vera di un padre che combatte per guarire i suoi due figli colpiti dalla malattia di Pompe. A
Milano, Torino e Roma anteprime del film organizzate da Telethon e Associazione italiana glicogenosi. Dal 23 aprile in tutte
le sale

ROMA - Dal 23 aprile approdera nelle sale italiane "Misure straordinarie" (Extraordinary Measures), un film interpretato da
Harrison Ford e Brendan Fraser, ispirato alla storia vera di una famiglia colpita da una gravissima patologia rara, allora
incurabile. Basato sul libro "The Cure" della scrittrice Premio Pulitzer Geeta Anand, il film racconta di un padre di famiglia,
John Crowley (Brendan Fraser), impegnato nello straordinario sforzo di trovare e sviluppare un farmaco per salvare Megan
e Patrick, i due figli piu piccoli, ai quali viene diagnosticata la malattia di Pompe (0 glicogenosi di tipo Il). Insieme alla
moglie Aileen e con grande determinazione, Crowley scova un brillante ma sottovalutato ricercatore anticonformista,
Robert Stonehill (Harrison Ford). Insieme fondano un'azienda biotecnologica per sviluppare una terapia salvavita: il primo
spinto dal desiderio di salvare i figli, I'altro dal bisogno di mettere alla prova se stesso e le proprie teorie, i due uomini
sviluppano un rispetto reciproco nella lotta contro il tempo e contro il sistema sanitario statunitense, con I'obiettivo di
trovare un farmaco in grado di salvare la vita a coloro che sono colpiti da questa malattia.

In collaborazione con Sony Pictures Releasing Italia, che distribuisce il film, la Fondazione Telethon e I'Aig (Associazione
italiana glicogenosi) hanno promosso la programmazione in anteprima del film a Milano, Torino e Roma, per sensibilizzare
il pubblico sull'importanza della ricerca scientifica sulla malattie rare, come quella di Pompe. La Fondazione Telethon ha
dato un importante contributo alla ricerca sulle malattie da accumulo lisosomiale, di cui anche la glicogenosi di tipo |l fa
parte: ad oggi ha infatti finanziato ben 45 progetti di ricerca, per un totale di circa 10 milioni di euro.

Per quanto riguarda in particolare la malattia di Pompe - patologia oggi trattata dalla biotech americana Genzyme con una
terapia enzimatica sostitutiva che ha cambiato la storia naturale di questa malattia - il gruppo dell'lstituto Telethon di
Genetica e medicina di Napoli guidato da Giancarlo Parenti ha dimostrato in laboratorio che, affiancando a questa terapia
salvavita dei farmaci "aiutanti", se ne pud potenziarne ulteriormente l'efficacia. Alla luce di questi risultati nel 2010 ha preso
il via una sperimentazione sull'uomo coordinata da Generoso Andria dell'Universita "Federico II" di Napoli.

L'Aig onlus nasce nel 1996 per volonta di un gruppo di genitori con figli affetti da glicogenosi per promuovere la ricerca
scientifica, sensibilizzare I'opinione pubblica e dare un aiuto pratico e psicologico alle famiglie. In questi anni ha fornito un
servizio di consulenza globale (psicologica, specialistica, fisioterapica e legale); organizzato convegni con la partecipazione
delle famiglie e di numerosi ricercatori e studiosi; realizzato audiovisivi per la gestione della tecnica della nutrizione enterale
pediatrica al domicilio dei pazienti; contattato alcuni istituti di ricerca italiani ed esteri per promuovere la ricerca di base e
clinica; promosso iniziative per la raccolta di fondi da destinare alla ricerca scientifica, in particolare in ambito genetico;
organizzato campagne dinformazione e sensibilizzazione attraverso i mass media; istituito borse di studio per promuovere
una maggiore conoscenza della malattia.

(15 aprile 2010)
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Misure Straordinarie

FUBBLICATO DA ATTUALITA DOM, 18042010 - 1804

IN USCITA nelle sale cinematografiche italiane Misure Straordinarie, il film - protagonista
Harrison Ford - che affronta da un'angolatura inedita una sindrome, 1a malattia di Pompe,
una delle circa 7 mila patologie rare che si stima in Italia colpisca 200 persone. Questa patologia,
in virti di un deficit enzimatico, determina un mancato smaltimento del glicogeno che tende
cosi ad accumularsi danneggiando cuore, muscoli di gambe e braccia e quelli respiratori. T
bambini colpiti soffrono cosi di ipotonia muscolare e ingrossamento del cuore con grave

rischio di mortaliti entro il primo anno di vita

«HARRISON FORD si & calato nella difficile avventura delle malattie rare con un
preciso obiettivo: far si che gli spettatori si pongano domande e
approfondiscano le loro conoscenze su queste patologie e sui farmaci orfani»
afferma Fabrizio Seidita, presidente dell'Associazione italiana
glicogenosi (41G). «Per associazioni come la nostra, impegnate tutti i giorni
nell'assistenza e nel supporto ai malati, queste si rivelano occasioni uniche per

portare all'attenzione dell'opinione pubblica i problemi concreti che in Italia

devono affrontare quasi due milioni di persone colpite da una malattia rara».

PER INTZIATIVA di Genzyme, I'anteprima del film MISURE STRAORDINARIE si & tenuta a Modena
al CINEMA TEATRO MICHELANGELO lunedi 19 aprile, preceduta da una prolusione a cura del

management Genzyme.

«Per pin di dieci anni Genzyme ha lavorato allo studio della malattia di Pompe — ha dichiarato
Massimo Boriero Presidente di Genzyme in Ttalia —. Tale impegno ha portato allo sviluppo del
primo e unico trattamento approvato per la cura della malattia: la terapia enzimatica sostitutiva

con alglucosidasi alfa».

«Sebbene non ci sia stato da parte di Genzyme alcun coinvolgimento nella realizzazione del film,
—ha aggiunto Riccardo Palmisano Amministratore Delegato e Direttore Generale di Genzyme
in Ttalia - la nostra speranza & che questa pellicola contribuisca ad aumentare sia la conoscenza

delle malattie rare che I'importanza della ricerca sui farmaci orfani». (a.m.)

BLOG DI ATTUALITA | ATTUALITA | VOLONTARIATC
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Oggi al cinema con la Gazzetta

Questa sera al Michelangelo per voi il film con Harrison Ford

MODENA. Stasera, alle
20.30, al cinema Michelange-
lo di via Giardini, anteprima
del film “Misure straordina-
rie”, intepretato da Brendan
Fraser e Harrison Ford. Gra-
zie alla Genzyme che ha orga-
nizzato la serata, i nostri let-
tori avranno la possibilita di
assistere gratis alla proiezio-

ticonformista. Una collabora-
zione fattiva che mette in lu-
ce il coraggio di un genitore
disposto a fare tutto il possi-
bile per salvare i suoi figli, e
I'impegno di uno studioso
che vuole affermare le sue
teorie in tempi brevi, a di-
spetto della lentezza del siste-
ma sanitario Usa. Il film, che

ne. Se non lo avete ritirato trae il rac-
nei giorni scorsi, per assiste- conto dal li-
re al film bastera presentarsi bro “The cu-

stasera al cinema michelan-
gelo con il tagliando pubbli-
cato qui a fianco e si potra, fi-
no ad esaurimento dei posti,
assistere al film. Il film da
conto dell’esperienza del do-
lore di una famiglia, dove i
piu piccoli (Megan e Patrick)
sono affetti dalla malattia di
Pompe, o glicogenesi di tipo
II. Una malattia contro la
quale uniscono le forze sia il
padre che un ricercatore an-

re” di Gaeta
Anand, vinci-
tore del pre-
mio Pulitzer,
trattiene tut-

Si entra gratis
con il tagliando
pubblicato qui a fianco

ta l'ansia e
la tensione che sostanziano
la pena di una famiglia, ma
dispiega anche il sentimento
della speranza. Una storia
che ha determinato uno
straordinario interesse nel
Nord America. (n.c.)

S armee e e e A s ————mTEe

GAZZETTA DI MODENA - GENZYME

Vi invitano alla proiezione del film

i

Con HARRISON FORD
BRENDAN FRASER

JAPRILE

ore 20.30
CINEMA MICHELANGELO
‘ MODENA

Via Giardini, 255

i

CONSEGNANDO QUESTO TAGLIANDO ALLA CASSA
DEL CINEMA RICEVERETE FINO AD ESAURIMENTO
SCORTE 1 BIGLIETTO OMAGGIO PER ASSISTERE
GRATUITAMENTE ALLA PELLICOLA. NON SONO
VALIDE FOTOCOPIE
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Business e ricerca possone andare a braccetto?

I_U\/E_ato da Roberta VEII_a il 1_9 a_pr_ii_e? _2010 - 11:37
e ot S EniidiRicerca Ricsfca e sviluppo

Ricerca & sviluppo

Al di Ia della toccante vicenda umana, Exfraordinary Measures, il nuovo film con Harrison Ford in uscita venerd]
23 aprile nelle saie italiane, pone 'accento su una questione cruciale nell'ambito della ricerca biomedica: il vero
anello debole delia catena & la difficoltd di passare dall'idea geniale di uno scienziato a un prodotfto
concretamente a disposizione dei malati. Da un lato cf sono le grandi aziende farmaceutiche, che non possono
permettersi di investire in una ricerca di base che potrebbe non dare alcun frutto; dall’ altro le istituzioni pubbliche
e no profit, le universita g i centri di ricerca, che non hanno né | fondi ng le competenze specifiche necessarie per
sviluppare e portare sul mercato un farmaco.

«Ecco perché in italia si pubblica tanio e si brevetia pocor» dice Riccardo Paimisang, amministratore delegato di
Genzyme ltalia, ramo della multinazionale che, nella vicenda narrata dal film, acquista la piccola azienda
bictecnologica fondata da un manager dell'indusiria farmaceutica, ma soprattutto padre di due bambini con ia
malattia di Pompe, e da uno scienziato scorbutico inferpretato da Harrison Ford. | primo nella corsa contro il
tempo per salvare Ia vita ai suol figli, il secondo mosso dallambizione di dimostrare il valore della sua ricerca,
arrivano a riconoscere di aver bisogno del supporto dell'industria per raggiungere il loro obiettivo. Tanto che alla
fing, il primo farmaco a essere immesso sul mercato per la cura della malattia di cui si paria non sara guelio
ipotizzato dal protagonista, ma uno proveniente dalla ricerca aziendale, un prodotio forse meno brillante dal
punto divista teorico, ma pill faciimente realizzabile e utilizzabile come cura nelia pratica clinica.

In occasione di un'anteprima del film riservata aila stampa, o spunto cinematografico ha offerfo quindi
I'occasione di pariare non scic di malattie rare, e dell'indispensabile interazione tra famiglie, ricerca e industria,
ma anche di proposte concrete per superare il gap che separa | laborator dagli scaffali delle farmacie.

Riccardo Palmisano, medico oltre che manager, ha raccontato a Lascienzainrete ia sua iniziativa, che ha appena
lanciato, nel corso del 2008, ma che gid ha avuto tanio successo da essere copiata dalla consorella giapponese.

U'idea e di centralizzare e decentralizzare insieme, in un processoe in cui il ramo nazionale dell’aziends, nelic
specifico Genzyme lialia, si pone come un ponte tra le realta di ricerca locali, di cui conosce 'eceeilenza, e la
casa madre statunitense, una delle cingue principali societa di biotecnologie farmaceutiche nel mondo, con
12.000 dipendenti e 4,5 milioni di doliari di fatturato.

Una reailta encrme nata, in una vicenda analoga a quella raccontata dal film, dall'insistenza di una mamma, che
pretese venisse sperimentato anche sul suo bambino, affetto da maiattia di Gaucher, un prototipo di enzima che
i National Institutes of Heaith stavano provando solo sugli aduiti. Fu guella determinazione a dimostrare che 1a
scarsa efficacia che finc ad allora il farmaco aveva dimostrato dipendeva soio dal suc sotfodosaggio.

£ evidente come ora che Genzyme e un colosso di queste dimensioni sia pid difficile che abbia un contatio
diretto con le intuizioni che ricercatori di ottimo livello possono avere in varie parti del mondo. lf vostro ruoio di
mediazione servirebbe quindi a finanziare progetti di ricerca in italia?

Si, ma non solo. A centri con cul abbiamo stipulato un accordo, che lavorano ancora in fase preclinica, solo a
ricerche in vitro o su modelli animali, non offriamo solo denaro, che pure g owiamenie importante e non basia
mai. Diamo anche la consulenza scientifica di un'azienda leader al mondo nel campo deilo studio delle malatiie
rare, per evitare di ripercorrere strade che si sone gia rivelate fallimentari: e dal 1281, infatli, quando ¢ stata
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fondata a Cambridge, nel Massachusetts, che la Genzyme si occupa di queste patologie, puntando sulla
possibilita, che allora sembrava insensata, di poter trarre profitto anche dai piceolissimi numeri, cioe da
molecole, in particolare enzimi carenti in aicune condizioni ereditarie, che avevano un mercato nell’'ordine di
centinaia guando non decine di pazienti al mondo.

La produzione di questi enzimi non e facile: anche in questo possiamo appoggiare i ricercatori.

Inoitre possiamo fornire loro il supporto legale necessario per brevetiare le molecole e attraversare tutte ie fasi di
autorizzazione richieste dalle agenzie di regolazione. Tanto per avere un'idea dei numeri in gioco, registrare il

nostro ultimo farmaco orfanoc € costato 800 milioni di doliari. Quale universita o istituzione no profit potrebbe
permetterselo?

Cosa pensate di ricavame in cambio?

Nel momento in cui la ricerca preclinica riuscisse ad arrivare al traguarde della «prova di concetlo», cice a
dimostrare di avere tutte le carte in regela per poter funzionare, Genzyme italia offrirebbe per prima alla casa
madre statunitense 1a poessibilita di acquistare il pacchetto del lavore fino ad allora eseguito, perche ne faccia un
medicinale da portare sul mercato.

Avendo lavorato fiance a fianco con i ricercatori, noi di Genzyme ltalia concsceremo meglic | dettagli del prodotto
e saremo pit convincenti nel venderlo alla nostra capogruppo; gl scienziall, da parie loro, riceveranno dalla
vendita nuovi fondi per finanziare alire ricerche, in una sola franche o sotio forma di rovalties sulle vendite.

Ci sono gia progetti in corso?

Si, abbiamo gia stipulato accordi prima di tutto con Telethon, e in particolare con il Tigem di Napoli, per lo studio
di una molecoia per la cura della mucopolisaccaridosi di tipo i, anche detta malatlia di Sanfilippo. Con il CNR
invace stiamo lavorando alla caccia di un possibile approccio terapeutico alla scierosi laterale amiotrofica.
Sosteniamo poi la fondazione Toscana Life Science che, nel Parco scientifico toscano, studia una nefropatia
poco conosciuta, ma molto grave, che pud portare il paziente all'insufficienza renale precoce. Inoltre
collaboriamo con Bint, uno spin-off deli'Universita Politecnica Marchigiana che sta seguendo due filoni di ricerca
di base su vettori per la terapia genica e celiulare, studi che potrebberc porre le basi per un nuovo approceio alla
cura delle patologie genetiche grazie ali'uso di nuove tipologie di vettori di DNA. Roberta Vilia

5 Noberfa Villa

Scegii un punteggio
Nessun voto finora
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Genzyme porta a Modena lI'anteprima del film “"Misure
straordinarie”
del 19 aprile 2010 @ 11:47 in Cinema, Modena, Salute

Questa sera “Misure straordinarie”, il nuovo film
con Harrison Ford e Brendan Fraser ispirato alla
storia vera di una famiglia colpita dalla rara
malattia di Pompe (o glicogenosi di tipo II)
arriva in anteprima a Modena con alcuni giorni
d’anticipo rispetto all’'uscita nelle sale
cinematografiche nazionali.

L'evento e possibile grazie a Genzyme: azienda
biotecnologica statunitense, da sempre
impegnata nello studio e nello sviluppo di
farmaci per il trattamento e la cura delle

*F”{\f‘{:[\;s Hi_\(‘“ )"E‘i %“ malattie rare, che ha scelto di portare il film

nella citta che ospita la sua unica sede italiana:

Modena appunto.

SRATE D T PR A B G AR L s
VARG AR

La pellicola racconta la storia vera di un padre
di famiglia, John Crowley (Brendan Fraser), impegnato nello straordinario sforzo per trovare
un farmaco in grado di salvare la vita dei suoi due figli piu piccoli, affetti dalla malattia di
Pompe. Crowley scova un brillante ma sottovalutato ricercatore anticonformista, Robert
Stonehill (Harrison Ford) ed insieme lavorano giorno e notte in una drammatica lotta contro
il tempo...

“Per pit di 10 anni Genzyme ha lavorato allo studio della malattia di Pompe: una grave
patologia neuromuscolare rara, cronica e debilitante, spesso mortale che si stima colpisca in
Italia circa 200 persone - ha dichiarato Massimo Boriero Presidente di Genzyme in Italia e
Senior Vice President International Group —~ Tale impegno ha portato allo sviluppo del primo
e unico trattamento approvato per la cura della malattia: la terapia enzimatica sostitutiva
(alglucosidasi alfa,) in grado di ridare a questi malati una vita altrimenti destinata, nella
maggior parte dei casi, a finire nel giro di 12/15 mesi a causa di gravi compromissioni a
livello cardiaco e muscolare”.

“Sebbene non ci sia stato da parte di Genzyme alcun coinvolgimento nella realizzazione del
film, — ha aggiunto Riccardo Palmisano Amministratore Delegato e Direttore Generale di
Genzyme in Italia - la nostra speranza e che questa storia contribuisca ad aumentare sia la
conoscenza delle malattie rare che I'importanza della ricerca sui farmaci orfani a tutti i livelli:
dall’opinione pubblica, alla classe medica, alle istituzioni centrali e regionali. In particolare, la
storia descritta nel film sottolinea I'importanza della collaborazione tra ricerca accademica e
no profit, associazioni dei pazienti ed industria di ricerca: solo attraverso la collaborazione di
questi tre attori fondamentali si possono raggiungere risultati di eccellenza come quelli che
Genzyme ha portato nel trattamento della Malattia di Pompe”.

*Il film bene rappresenta la tragedia delle famiglie colpite da una malattia rara che diventa
“malattia della famiglia” - dichiara Fabrizio Seidita, Presidente dell’Associazione Italiana
Glicogenosi. — Molto spesso le mamme che devono occuparsi a tempo pieno della gestione
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della malattia devono lasciare il lavoro e la famiglia diventa monoreddito, con tutte le
difficolta che ne derivano. Ecco perché ritengo necessario che lo Stato preveda strumenti
legislativi che consentano alle famiglie di sopravvivere economicamente ad esempio con
ammortizzatori sociali, defiscalizzazioni e agevolazioni per la casa che diventa,
nell’esperienza di malattia rara, sia luogo di vita che luogo di cura”.

LA MALATTIA DI POMPE. La malattia di Pompe appartiene alla famiglia delle malattie rare
da accumulo lisosomiale ed & caratterizzata dal mancato smaltimento del glicogeno, la
riserva energetica dei muscoli. A causa del difetto di un enzima, il glicogeno si accumula e
danneggia il cuore, i muscoli di gambe e braccia e quelli della respirazione. I bambini colpiti
dalla malattia sono caratterizzati principalmente da ipotonia muscolare e ingrossamento del
cuore. La morte in genere interviene entro il primo anno di vita per insufficienza cardiaca. I
malati che superano i due anni sono invece costretti in carrozzina e, nei casi piu gravi,
devono usare un supporto meccanico per respirare.
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tutte le difficolta che ne derivano. Ecco perché ritengo necessario che lo Stato preveda strumenti legislativi che
consentano alle famiglie di sopravvivere economicamente ad esempio con ammortizzatori sociali, defiscalizzazioni e
agevolazioni per la casa che diventa, nell'esperienza di malattia rara, sia luogo di vita che luogo di cura”.

LA MALATTIA DI POMPE. La malattia di Pompe appartiene alla famiglia delle malattie rare da accumulo lisosomiale ed
¢ caratterizzata dal mancato smaltimento del glicogeno, la riserva energetica dei muscoli. A causa del difetto di un
enzima, il glicogeno si accumula e danneggia il cuore, i muscoli di gambe e braccia e quelli della respirazione. | bambini
colpiti dalla malattia sono caratterizzati principalmente da ipotonia muscolare e ingrossamento del cuore. La morte in
genere interviene entro il primo anno di vita per insufficienza cardiaca. | malati che superano i due anni sono invece
costretti in carrozzina e, nei casi piu gravi, devono usare un supporto meccanico per respirare.
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Lunedi in anteprima al Michelangelo il film “Misure Straordinarie” con Harrison Ford e Brendan Fraser

Al cinema gratis con la Gazzetta

Ingressi omaggio preseniando il coupon alla cassa della sala di via Giardini

MODENA. Grande attesa per il film “Misure straordina-
rie”, con Brendan Fraser e Harrison Ford, che la Gazzet-
ta di Modena propone, in anteprima, ai suoi lettori, lune-
di alle 20.30, al Cinema Teatro Michelangelo. Un film
drammatico che il lettore potra vedere senza spendere
un centesimo, ritagliando il “coupon”, qui a fianco, da
presentare alla biglietteria del cinema per aver diritto
all’ingresso gratuito, fino ad esaurimento posti.

E’ la storia ad alta tensio-
ne emotiva a determinare
I'interesse per il film che ve-
de protagonisti un padre e
un medico impegnati a scon-
figgere la malattia di Pompe,
una malattia rara e debilitan-
te di cui sono affetti due bam-
bini. Una di quelle malattie
di fronte alle quali 'uomo €
spesso impotente. Si deve ad
aziende, come la statuniten-
se Genzyme (a Modena ha
l'unica sede italiana che ci
consente di vedere questo
film), che opera nel campo

delle biotecnologie farmaceu-
tiche, se si sono ottenuti ri-
sultati sorprendenti nella cu-

ra di patologie progressive:
la malattia di Gaucher di ti-
po 3, 1a malattia di Niemann
Pick, la Distrofia Muscolare
diDuchenne, la Sclerosi Mul-
tipla, la Sclerosi Laterale
Amiotrofica. Malattie che ri-
chiedono una straordinaria
partecipazione affettiva, co-
me mette in luce il film trat-
to dal libro “The cure” di
Gaeta Anand, e che la giorna-
lista Margherita De Bac nel

volume “Noi, quelli della ma-
lattie rare. Storie di vita, d’a-
more e coraggio”, pubblicato
nel 2008 da Sperling & Ku-
pfer, (il ricavato del libro
sara devoluto a sostegno del-

la lotta contro queste malat-
tie) configura come commo-
venti storie di intensa uma-
nita. «La partita non € vinta.
In compenso le malattie rare
non sono piu un tabu. Secon-
do stime sono 6000, la mag-
gior parte senza cura e in-
compatibili con una lunga
aspettativa di vita», ma la
giornalista non si ferma nel
dare un aiuto. Il libro é soste-
nuto da tanta speranza. «La
speranza, in queste occasio-
ni, € - nota Raoul Bova nella
prefazione - 'unicacosa a cui
aggrapparsi. La paura di es-
sere dimenticati diventa un
tormento». (m.f.)

Ritaglio stampa ad uso esclusivo del destinatario, non riproducibile. Il logo della testata appartiene ai legittimi proprietari.













del 14 Aprile 2010

GAZZETTA DI MODENA

estratto da pag. 31

Debutta lunegi al Michelangelo “Misure Straordinarie”

Protagonista Harrison Ford: visione gratuita per i lettori, da domani il coupon

11 film tratto dal libro
“The cure” della Anand
sulle malattie rare

MODENA. Alla Gazzetta di
Modena il privilegio, offerto
da “Genzyme”, azienda di
biotecnologie farmaceutiche
statunitense con unica sede

italiana a
Modena, di
invitare i
propri letto-
riall’antepri-
ma del film
drammatico
“Misure
straordina-
rie” (Extraordinary Measu-
res, con Harrison Ford), lu-
nedi, alle 20.30, al Cinema
Teatro Michelangelo. Ba-
stera presentare alla bigliet-
teria del cinema il “coupon”
che verra pubblicato da do-
mani sulla Gazzetta per riti-

rare un biglietto omaggio
(naturalmente fino ad esauri-
mento dei circa 300 posti di-
sponibili).

Il film da conto dell’espe-
rienza del dolore di una fami-

glia, dove 1 piu piccoli, Me-
gan e Patrick, sono affetti
dalla malattia di Pompe, o gli-
cogenesi di tipo II. Una terri-
bile malattia contro la quale
uniscono le forze sia il padre
dei bambini John Crowley
(sostenuto dalla moglie Ai-
leen), interpretato da Bren-
dan Fraser, e il ricercatore
anticonformista Robert Sto-
nehill, interpretato da Harri-
son Ford. Una collaborazio-
ne fattiva che mette in luce il
coraggio di un genitore, di-
sposto a fare tutto il possibi-
le per salvare i suoi figli, e
I'impegno di uno studioso
che vuole affermare le sue
teorie in tempi brevi, a di-
spetto della lentezza del siste-
ma sanitario statunitense. Il
film, che trae il racconto dal
libro “The cure” di Gaeta
Anand, vincitrice del Premio
Pulitzer, trattiene tutta ’an-
sia e la tensione che sostan-
ziano la pena di una fami-
glia, ma dispiega anche il
sentimento della speranza.
Una storia che ha determi-
nato uno straordinario inte-
resse nel Nord America, an-
cor prima dell’'uscita del

film, il 22 gennaio scorso.

L’attenzione non dovrebbe
essere minore in Italia, dove
il film sara nelle sale dal 23
aprile. Ma i lettori della Gaz-
Zetta avranno l'opportunita
di vedere il film quattro gior-
ni prima.

La pellicola di 105 minuti
consente di farsi partecipe
dell’angoscia che reca la ma-
lattia di Pompe, una patolo-
gia neuromuscolare rara,
cronica e debilitante, spesso
mortale, che oggi puo essere
curata, grazie a Genzyne che
dal 2000 ha reso disponibile
una terapia enzimatica sosti-
tutiva con Myozyme. E’ la
prima e unica cura attual-
mente approvata. La Genzy-
me, impegnata in attivita di
ricerca di frontiera, come in-
dicano i risultati ottenuti per
altre malattie rare, ha messo
a disposizione le proprie com-
petenze per il libro “Noi,
quelle della malattie rare.
Storie di vita, amore e corag-
gio”, di Margherita De Bac,
giornalista del Corriere della
Sera. La prefazione é di
Raoul Bova.

Michele Fuoco

et CULTURAE SPETTACOL! i
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Ricerca: Harrison Ford 'scienziato’ per
Telethon contro malattie rare

Mar 13 Apr - 18.48

4K

adrdkronos

Milano, 13 apr. (Adnkronos Salute) - La battaglia contro le malattie rare arriva sul grande schermo
con il volto di Harrison Ford, protagonista del film 'Misure straordinarie' (titolo originale
'‘Extraordinary Measures') in cui l'attore americano interpreta il ruolo di uno scienziato in lotta
contro la glicogenosi di tipo I o malattia di Pompe. Una patologia ai tempi della storia
completamente orfana di cure, che nel nostro Paese conta circa 1.000-1.500 pazienti.

In collaborazione con Sony Pictures Releasing ltalia, che distribuisce il film nella Penisola, la
Fondazione Telethon e Associazione italiana glicogenosi (Aig) promuovono una
programmazione in anteprima a Torino, Milano e Roma, per sensibilizzare il grande pubblico
sullimportanza della ricerca scientifica sulle malattie rare. Contro le patologie da accumulo
lisosomiale, di cui la Pompe fa parte, Telethon ha infatti finanziato a oggi 45 progetti, per un totale
di circa 10 milioni di euro. Dopo la prima proiezione italiana, ieri a Torino, l'appuntamento
meneghino e per questa sera (Cinema Anteo ore 20.45), mentre domani il film si presentera alla
Capitale.

'Misure straordinarie' & ispirato a una storia vera raccontata nel libro 'The Cure', firmato della
scrittrice Premio Pulitzer Geeta Anand. Il film parla di un padre di famiglia, John Crowley (Brendan
Fraser sullo schermo), determinato a trovare un farmaco per salvare i due figli piu piccoli Megan
e Patrick, colpiti dalla malattia Pompe. Con la moglie Aileen, Crowley scova un brillante, ma
sottovalutato ricercatore anticonformista, Robert Stonehill (Harrison Ford). Insieme fondano
un'azienda biotecnologica per sviluppare una terapia salvavita, in una drammatica guerra contro il
tempo e contro il sistema sanitario statunitense.

Poca conoscenza, poca ricerca e numeri troppo piccoli per 'calamitare’ in modo sistematico gli
interessi commerciali di Big Pharma. Anche contro queste difficoltd, oltre che contro la
sofferenza di patologie ancora orfane di una cura risolutiva, devono combattere ogni giorno i
pazienti con malattie rare e gli scienziati impegnati al loro fianco, spiega all ADNKRONOS
SALUTE Giancarlo Parenti, fra i ricercatori dell'lstituto Telethon di genetica e medicina (Tigem) di
Napoli e professore associato presso il Dipartimento di pediatria dell'universita Federico Il del
capoluogo campano.

La malattia di Pompe, ricorda Parenti, "colpisce una persona su 40 mila (quindi un migliaio, 1.500
italiani, contando una popolazione complessiva di circa 60 milioni di abitanti) e pud comparire sia
nei bambini, in forme molto gravi e invalidanti, sia in eta adulta. Dipende dalla mancanza di un
enzima (l'alfa-glucosidasi acida) che ha il compito di degradare il glicogeno, la riserva energetica
dellorganismo, particolarmente importante per il corretto funzionamento di cuore, fegato, sistema
respiratorio e muscoli scheletrici. | sintomi della patologia sono dungue paragonabili a quelli di una
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distrofia muscolare". | pazienti finiscono spesso sulla sedia a rotelle, alcuni non riescono piu a
respirare in autonomia.

"Oggi - continua il ricercatore - per questi malati esiste gia una terapia enzimatica sostitutiva'
sviluppata dall'azienda biotecnologica americana Genzyme e "somministrata attraverso infusioni
ogni due settimane”. Un trattamento che ha cambiato in positivo la vita di molti pazienti, ma non di
tutti. Da qui l'impegno di Telethon "per trovare nuove strategie di trattamento, alternative o
complementari".

In particolare, evidenzia Parenti, Telethon sta lavorando su speciali "molecole 'chaperon' che
aiutano ad aumentare ['attivita residua dell'enzima mancante nei pazienti con malattia di Pompe.
Nei malati questa attivita € vicina allo zero, mentre con questi farmaci in pazienti con particolari
mutazioni responsive puod arrivare a 5-10".

Non solo. "Abbiamo poi osservato che, se queste molecole chaperon vengono somministrate
insieme alla terapia enzimatica sostitutiva - prosegue il ricercatore - si ottiene un effetto sinergico
superiore a quello calcolabile sommando l'azione dei due trattamenti”. Una strada promettente:
"In laboratorio funziona benissimo - assicura lo scienziato - e se funzionasse anche in clinica,
potrebbero beneficiarne tutti | pazienti e non soltanto quelli portatori di mutazioni responsive”. Per
verificarlo "Telethon ha gia approvato uno studio multicentrico su scala nazionale". Sara
coordinato da Generoso Andria dell'universita Federico Il di Napali e "coinvolgera 10-15 bambini.
Stiamo aspettando i fondi dedicati, ma intanto e gia partita la somministrazione su un paio di
piccoli pazienti".

Infine, anche contro la malattia di Pompe si spera di riuscire a percorrere il filone della terapia
genica, cioe la sostituzione del difetto genetico all'origine della sindrome. "Ci sono alcuni problemi
da risolvere - osserva Parenti - ma gli studi sono in corso". Intanto, conclude, "confidiamo che
anche grazie al film con Harrison Ford si possa promuovere la conoscenza di queste patologie”,
per awicinare la societa al mondo delle malattie rare e far sentire i pazienti sempre meno 'orfani'.
I segnali dagli Usa sono confortanti: con l'uscita del film nelle sale nordamericane, il 22 gennaio
scorso, 'malattia di Pompe' & stata una delle voci piu cliccate su Internet e il sito

T - rcoistrato 20 mila accessi in appena due giorni.
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di Carmen Morrone
CINEMA. Harrison Ford lotta contro le malattie rare
13 aprile 2010

Esce "Misure straordinarie” il film che racconta la storia di una famiglia che finanzia la ricerca per la cura della malattia di
Pompe

In uscita il 23 aprile prossimo nelle sale cinematografiche italiane, “Misure straordinarie” (anteprime stasera a Milano,
domani a Roma promosse dall'associazione italiana glicogenosi- || interrretato da Harrison
Ford, racconta la storia di una famiglia colpita dalla malattia di Pompe, una gravissima patologia rara che oggi pud
essere curata. Basato sul libro The Cure della scrittrice Premio Pulitzer Geeta Anand, il film & ispirato alla storia vera di
un padre di famiglia, John Crowley (interpretato da Brendan Fraser), impegnato nello straordinario sforzo per trovare e
sviluppare una cura per i suoi figli, affetti dalla malattia di Pompe (o glicogenosi di tipo II).

Uscito nelle sale nordamericane lo scorso 22 gennaio, il film ha suscitato un'ondata di interesse per la malattia di Pompe
e per lo straordinario lavoro, durato piu di 10 anni, che i ricercatori hanno portato avanti per sviluppare la terapia
enzimatica sostitutiva, 'unica approvata in grado di cambiare il destino dei pazienti affetti da questa devastante
patologia.

Anche in Italia un fronte della ricerca grazie al sostegno che Telethon da dal 2005 al Tigem, istituto Telethon di Napoli in
cui operano i ricercatori Generoso Andria e Giancarlo Parenti. Sulle pagine del settimanale Vita in edicola da sabato
17 aprile Generoso Andria racconta I'esperienza italiana e la storia di Rossella Passero, 10 anni, nel 2002 prima
paziente italiana trattata con il farmaco prodotto dall'azienda avviata dalla famiglia Crowley.
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Ricerca: Harrison Ford
‘scienziato’ per Telethon
contro malattie rare

Milano, 13 apr. (Adnkronos Salute) - La battaglia contro le malattie rare arriva sul grande schermo con
il volto di Harrison Ford, protagonista del film "Misure straordinarie’ (titolo originale 'Extraordinary
Measures’) in cui 'attore americano interpreta il ruolo di uno scienziato in lotta contro la glicogenosi di
tipo Il o malattia di Pompe. Una patologia ai tempi della storia completamente orfana di cure, che nel
nostro Paese conta circa 1.000-1.500 pazienti. In collaborazione con Sony Pictures Releasing ltalia, che
distribuisce il film nella Penisola, la Fondazione Telethon e I'Associazione italiana glicogenosi {Aig)
promuovono una programmazione in anteprima a Torino, Milano e Roma, per sensibilizzare il grande
pubblico sull'importanza della ricerca scientifica sulle malattie rare. Contro le patologie da accumulo
lisosomiale, di cui la Pompe fa parte, Telethon ha infatti finanziato a oggi 45 progetti, per un totale dj
circa 10 milioni di euro. Dopo la prima proiezione italiana, ieri a Torino, "appuntamento meneghino A"~
per questa sera (Cinema Anteo ore 20.45), mentre domani il film si presenter alla Capitale. "Misure
straordinarie’ A" ispirato a una storia vera raccontata nel libro "The Cure’, firmato della scrittrice Premio
Pulitzer Geeta Anand. Il film parla di un padre di famiglia, John Crowley (Brendan Fraser sullo schermo),
determinato a trovare un farmaco per salvare i due figli piA! piccoli Megan e Patrick, colpiti dalla
malattia Pompe. Con la moglie Aileen, Crowley scova un brillante, ma sottovalutato ricercatore
anticonformista, Robert Stonehill (Harrison Ford). Insieme fondano un'azienda biotecnologica per
sviluppare una terapia salvavita, in una drammatica guerra contro il tempo e contro il sistema sanitario
statunitense. Poca conoscenza, poca ricerca e numeri troppo piccoli per 'calamitare’ in modo
sistematico gli interessi commerciali di Big Pharma. Anche contro queste difficolt, oltre che contro la
sofferenza di patologie ancora orfane di una cura risolutiva, devono combattere ogni giorno i pazienti
con malattie rare e gli scienziati impegnati al loro fianco, spiega allADNKRONOS SALUTE Giancarlo
Parenti, fra i ricercatori dell'lstituto Telethon di genetica e medicina (Tigem) di Napoli e professore
associato presso il Dipartimento di pediatria dell'universit Federico Il del capoluogo campano. La
malattia di Pompe, ricorda Parenti, "colpisce una persona su 40 mila (quindi un migliaio, 1.500 italiani,
contando una popolazione complessiva di circa 60 milioni di abitanti) e puA? comparire sia nei
bambini, in forme molto gravi e invalidanti, sia in et adulta. Dipende dalla mancanza di un enzima
(Falfa—glucosidasi acida) che ha il compito di degradare il glicogeno, la riserva energetica
dell'organismo, particolarmente importante per il corretto funzionamento di cuore, fegato, sistema
respiratorio e muscoli scheletrici. | sintomi della patologia sono dunque paragonabili a quelli di una
distrofia muscolare®. | pazienti finiscono spesso sulla sedia a rotelle, alcuni non riescono piA’ a
respirare in autonomia. "Oggi — continua il ricercatore - per questi malati esiste gi una terapia
enzimatica sostitutiva®, sviluppata dall'azienda biotecnologica americana Genzyme e "somministrata
attraverso infusioni ogni due settimane®. Un trattamento che ha cambiato in positive la vita di molti
pazienti, ma non di tutti. Da qui l'impegno di Telethon “per trovare nuove strategie di trattamento,
alternative o complementari®. In particolare, evidenzia Parenti, Telethon sta lavorando su speciali
"molecole ‘chaperon’ che aiutano ad aumentare 'attivit residua dell’'enzima mancante nei pazienti con
malattia di Pompe. Nei malati questa attivit A~ vicina allo zero, mentre con questi farmaci in pazienti
con particolari mutazioni responsive puA? arrivare a 5-10" Non solo. "Abbiamo poi osservato che, se
queste molecole chaperon vengono somministrate insieme alla terapia enzimatica sostitutiva -
prosegue il ricercatore - si ottiene un effetto sinergico superiore a quello calcolabile sommando F'azione
dei due trattamenti”. Una strada promettente: "In laboratorio funziona benissimo - assicura lo
scienziato - e se funzionasse anche in clinica, potrebbero beneficiarne tutti i pazienti € non solanto
quelli portatori di mutazioni responsive”. Per verificarlo "Telethon ha gi approvato uno studio
multicentrico su scala nazionale”, Sar coordinato da Generoso Andria delluniversit Federico Il di Napoli
e "coinvolger 10-15 bambini. Stiamo aspettando i fondi dedicati, ma intanto A" gi partita la
somministrazione su un paio di piccoli pazienti”. Infine, anche contro la malattia di Pompe si spera di
riuscire a percorrere il filone della terapia genica, cioA” la sostituzione del difetto genetico all'origine
della sindrome. "Ci sono alcuni problemi da risolvere - osserva Parenti - ma gli studi sono in corso”.
Intanto, conclude, "confidiamo che anche grazie al film con Harrison Ford si possa promuovere la
conoscenza di queste patologie”, per avvicinare la societ al mondo delle malattie rare e far sentire i
pazienti sempre ' i gnali dagli Usa sono confortanti: con l'uscita del film nelle sale
nordamericane, so, 'malattia di Pompe' A" stata una delle voci piA? cliccate su
lnterne;t e il sito www.pompe.com ha registrato 20 mila accessi in appena due giorni. (13-APR-10,
18:34
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A Torino "Misure straordinarie"
in anteprima nazionale

Il film che parla di malattie rare
vede come protagonisti
Harrison Ford e Brendan Fraser

Si terrd a Torino I'anleprima nazionale di Misure straordinarie, [1Im ispiralo a una sloria vera e basalo sul libro The Cure della scrillrice Premio Pulitzer
Geeta Anand.

La pellicola, diretta da Tom Vaughan, racconta 'eccezionale impresa di un padre, John Crowley (Brendan Fraser), impegnato a trovare e sviluppare un

farmaco per salvare i suoi due figli pill piccoli, ai quali viene diagnosticata la malattia di Pompe (o glicogenosi di tipo 11): ad aiutarlo a compiere il
miracolo, sard Robert Stonehill (Harrison Ford), un brillante, ma soltovalulato, ricercatore anticonfomista. Insieme fondano un’azienda biotecnologica con
I’obiettivo di sviluppare una terapia salvavita. 11 primo spinto dalla possibilita di salvare i figli, I’altro dal desiderio di mettere alla prova sé stesso ¢ le
proprie leorie, 1 due uomini sviluppano un rispetto reciproco nella lotta conlro il tempo ma anche conlro 1l sislema sanitario slatunilense.

Uscito nelle sale nordanericane lo scorso 22 gennaio, il tilm ha suscitato un’ondata di interesse per la malattia di Pompe e per lo straordinario lavoro,
durato piti di 10 anni, che i ricercatori hanno portato avanti per sviluppare la terapia enzimatica sostitutiva, I'unica approvata in grado di cambiare il destino
dei pazienti aftetti da questa devastante patologia. Altre anteprime del film saranno organizzate dalla 'ondazione Telethon e dall’ Associazione ltaliana

Glicogenosi a Milano {il 13 aprile) e a Roma (il 14 aprile).

Info: Ideal Cityplex, ore 20.45. Ingresso gratuito, prenotuzioni aperte da martedi 6 aprile sul sito || GG
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Arriva 'misure straordinarie’ I'anteprima del film

a Milano

Un film, Misure straordinarie, con Harrison
Ford e Brendan Fraser protagonisti che

e
E BE B BE B B B B

interpretano la storia vera di un padre di . ; o

famiglia che tenta di tutto per trovare e
sviluppare una cura per i figli affetti da una
malattia rara come quella di Pompe (0
Glicogenosi di tipo ), un tempo incurabile.

La pellicola, distribuita da Sony Pictures, arrivera
sul grande schermo a fine aprile in ltalia, e la
Fondazione Telethon insieme all Associazione
ltaliana Glicogenosi (Aig) organizzano
un’anteprima a Torino (il 12 aprile), Milano (il 13

aprile) per sensibilizzare il pubblico italiano Msure straordinarie
sullimportanza della ricerca scientifica sulle
malattie rare, patologie trascurate dalla

ricerca pubblica e privata.

Le proiezioni a Milano e Torino sono a ingresso gratuito dietro
prenotazione effettuabile sul sito

a partire da martedi 6 aprile. In occasione della serata sara
possibile fare una donazione a Telethon, che ha dato un
importante contributo alla ricerca sulle malattie da accumulo
lisosomiale, di cui anche la glicogenosi di tipo Il fa parte. Ad
0ggi 'organizzazione presieduta da Luca Cordero di
Montezemolo ha finanziato 45 progetti di ricerca, per un totale
di circa 10 milioni di euro.

Sara presente alle proiezioni il presidente
dell'associazione italiana Glicogenosi, Fabrizio Seidita. Per
quanto riguarda la malattia di Pompe, il gruppo dell'lstituto
Telethon di Napoli guidato da Giancarlo Parenti ha dimostrato
in laboratorio che affiancando la terapia enzimatica sostitutiva,
con dei farmaci si pud potenzarne ulteriormente lefficacia. Alla
luce di questi risultati ha preso il via una sperimentazione
sull'uomo coordinata dall’Universita Federico Il di Napoli.
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SALUTE

Ricerca: Harrison I'ord 'scienziato’ per 1elethon contro malattie rare

Milano, 13 apr. (Adnkronos Salute) - La battaglia contro le malattie rare arriva sul grande
schermo con il volto di Harrison Ford, protagonista del film 'Misure straordinarie’ (titolo
originale '"Extraordinary Measures') in cui l'attore americano interpreta il ruolo di uno
scienziato in lotta contro la glicogenosi di tipo IT o malattia di Pompe. Una patologia ai tempi
della storia completamente orfana di cure, che nel nostro Paese conta circa 1.000-1.500
pazienti. In collaborazione con Sony Pictures Releasing Italia, che distribuisce il film nella
Penisola, la Fondazione Telethon e 1'Associazione italiana glicogenosi (Aig) promuovono una
programmazione in anteprima a Torino, Milano e Roma, per sensibilizzare il grande pubblico
sull'importanza della ricerca scientifica sulle malattie rare. Contro le patologie da accumulo
lisosomiale, di cui la Pompe fa parte, Telethon ha infatti finanziato a oggi 45 progetti, per un
totale di circa 10 milioni di euro. Dopo la prima proiezione italiana, ieri a Torino,
I'appuntamento meneghino é per questa sera (Cinema Anteo ore 20.45), mentre domani il
film si presentera alla Capitale. 'Misure straordinarie’ & ispirato a una storia vera raccontata
nel libro 'The Cure', firmato della scrittrice Premio Pulitzer Geeta Anand. Il film parla diun
padre di famiglia, John Crowley (Brendan Fraser sullo schermo), determinato a trovare un
farmaco per salvare i due figli piti piccoli Megan e Patrick, colpiti dalla malattia Pompe. Con
la moglie Aileen, Crowley scova un brillante, ma sottovalutato ricercatore anticonformista,
Robert Stonehill (Harrison Ford). Insieme fondano un'azienda biotecnologica per sviluppare
una terapia salvavita, in una drammatica guerra contro il tempo e contro il sistema sanitario
statunitense.Poca conoscenza, poca ricerca e numeri troppo piccoli per 'calamitare’ in modo
sistematico gli interessi commerciali di Big Pharma. Anche contro queste difficolta, oltre che
contro la sofferenza di patologie ancora orfane di una cura risolutiva, devono combattere ogni
giorno i pazienti con malattie rare e gli scienziati impegnati al loro fianco, spiega
allADNKRONOS SALUTE Giancarlo Parenti, fra i ricercatori dell'Istituto Telethon di
genetica e medicina (Tigem) di Napoli e professore associato presso il Dipartimento di
pediatria dell'universita Federico I del capoluogo campano. La malattia di Pompe, ricorda
Parenti, "colpisce una persona su 40 mila (quindi un migliaio, 1.500 italiani, contando una
popolazione complessiva di circa 60 milioni di abitanti) e pué comparire sia nei bambini, in
forme molto gravi e invalidanti, sia in eta adulta. Dipende dalla mancanza di un enzima
(I'alfa-glucosidasi acida) che ha il compito di degradare il glicogeno, la riserva energetica
dell'organismo, particolarmente importante per il corretto funzionamento di cuore, fegato,
sistema respiratorio e muscoli scheletrici. I sintomi della patologia sono dunque paragonabili
a quelli di una distrofia muscolare". I pazienti finiscono spesso sulla sedia a rotelle, alcuni non
riescono pit a respirare in autonomia. "Oggi - continua il ricercatore - per questi malati
esiste gid una terapia enzimatica sostitutiva”, sviluppata dall'azienda biotecnologica
americana Genzyme e "somministrata attraverso infusioni ogni due settimane". Un
trattamento che ha cambiato in positivo la vita di molti pazienti, ma non di tutti. Da qui
I'impegno di Telethon "per trovare nuove strategie di trattamento, alternative o
complementari”. In particolare, evidenzia Parenti, Telethon sta lavorando su speciali
"molecole 'chaperon’ che aiutano ad aumentare l'attivita residua dell'enzima mancante nei
pazienti con malattia di Pompe. Nei malati questa attivitd ¢ vicina allo zero, mentre con
questi farmaci in pazienti con particolari mutazioni responsive puo arrivare a 5-10". Non
solo. "Abbiamo poi osservato che, se queste molecole chaperon vengono somministrate
insieme alla terapia enzimatica sostitutiva - prosegue il ricercatore - si ottiene un effetto
sinergico superiore a quello calcolabile sommando l'azione dei due trattamenti”. Una strada
promettente: "In laboratorio funziona benissimo - assicura lo scienziato - e se funzionasse

Ritaglio stampa ad uso esclusivo del destinatario, non riproducibile. Il logo della testata appartiene ai legittimi proprietari.




del 21 Aprile 2010 IL TEMPO. IT estratto da pag. 1, 2

anche in clinica, potrebbero beneficiarne tuttii pazienti e non soltanto quelli portatori di
mutazioni responsive". Per verificarlo "Telethon ha gia approvato uno studio multicentrico
su scala nazionale". Sara coordinato da Generoso Andria dell'universita Federico IT di Napoli
e "coinvolgera 10-15 bambini. Stiamo aspettando i fondi dedicati, ma intanto € gia partita la
somministrazione su un paio di piccoli pazienti".Infine, anche contro la malattia di Pompe si
spera di riuscire a percorrere il filone della terapia genica, cioé la sostituzione del difetto
genetico all'origine della sindrome. "Ci sono alcuni problemi da risolvere - osserva Parenti -
ma gli studi sono in corso". Intanto, conclude, "confidiamo che anche grazie al film con
Harrison Ford si possa promuovere la conoscenza di queste patologie", per avvicinare la
societa al mondo delle malattie rare e far sentire i pazienti sempre meno 'orfani'. I segnali
dagli Usa sono confortanti: con l'uscita del film nelle sale nordamericane, il 22 gennaio scorso,
'malattia di Pompe' € stata una delle voci pit cliccate su Internet e il sito _ha
registrato 20 mila accessi in appena due giorni.
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Ricerca: Harrison Ford 'scienziato' per
Telethon contro malattie rare

ultimo aggiornamento: 13 aprile, ore 18:34

Milano, 13 apr. (Adnkronos Salute) - La battaglia contro le malattie rare arriva sul grande schermo
con il volto di Harrison Ford, protagonista del film "Misure straordinarie' (titolo originale
'Extraordinary Measures') in cui l'attore americano interpreta il ruolo di uno scienziato in lotta
contro la glicogenosi di tipo Il o malattia di Pompe. Una patologia ai tempi della storia
completamente orfana di cure, che nel nostro Paese conta circa 1.000-1.500 pazienti.

In collaborazione con Sony Pictures Releasing Italia, che distribuisce il film nella Penisola, la
Fondazione Telethon e 1'Associazione italiana glicogenosi (Aig) promuovono una programmazione
in anteprima a Torino, Milano e Roma, per sensibilizzare il grande pubblico sull'importanza della
ricerca scientifica sulle malattie rare. Contro le patologie da accumulo lisosomiale, di cui la Pompe
fa parte, Telethon ha infatti finanziato a oggi 45 progetti, per un totale di circa 10 milioni di euro.
Dopo la prima proiezione italiana, ieri a Torino, I'appuntamento meneghino ¢ per questa sera
(Cinema Anteo ore 20.45), mentre domani il film si presentera alla Capitale.

'Misure straordinarie' € ispirato a una storia vera raccontata nel libro 'The Cure', firmato della
scrittrice Premio Pulitzer Geeta Anand. 1l film parla di un padre di famiglia, John Crowley (Brendan
Fraser sullo schermo), determinato a trovare un farmaco per salvare i due figli piu piccoli Megan e
Patrick, colpiti dalla malattia Pompe. Con la moglie Aileen, Crowley scova un brillante, ma
sottovalutato ricercatore anticonformista, Robert Stonehill (Harrison Ford). Insieme fondano
un'azienda biotecnologica per sviluppare una terapia salvavita, in una drammatica guerra contro il
tempo e contro il sistema sanitario statunitense.

Poca conoscenza, poca ricerca e numeri troppo piccoli per 'calamitare' in modo sistematico gli
interessi commerciali di Big Pharma. Anche contro queste difficolta, oltre che contro la sofferenza
di patologie ancora orfane di una cura risolutiva, devono combattere ogni giorno i pazienti con
malattie rare e gli scienziati impegnati al loro fianco, spiega all' ADNKRONOS SALUTE Giancarlo
Parenti, fra i ricercatori dell'Istituto Telethon di genetica e medicina (Tigem) di Napoli e professore
associato presso il Dipartimento di pediatria dell'universita Federico II del capoluogo campano.

La malattia di Pompe, ricorda Parenti, "colpisce una persona su 40 mila (quindi un migliaio, 1.500
italiani, contando una popolazione complessiva di circa 60 milioni di abitanti) e pud comparire sia
nei bambini, in forme molto gravi e invalidanti, sia in eta adulta. Dipende dalla mancanza di un
enzima (l'alfa-glucosidasi acida) che ha il compito di degradare il glicogeno, la riserva energetica
dell'organismo, particolarmente importante per il corretto funzionamento di cuore, fegato, sistema
respiratorio e muscoli scheletrici. I sintomi della patologia sono dunque paragonabili a quelli di una
distrofia muscolare". I pazienti finiscono spesso sulla sedia a rotelle, alcuni non riescono piu a
respirare in autonomia.

"Oggi - continua il ricercatore - per questi malati esiste gia una terapia enzimatica sostitutiva",
sviluppata dall'azienda biotecnologica americana Genzyme e "somministrata attraverso infusioni

ogni due settimane". Un trattamento che ha cambiato in positivo la vita di molti pazienti, ma non di
tutti. Da qui I'impegno di Telethon "per trovare nuove strategie di trattamento, alternative o

complementari".

In particolare, evidenzia Parenti, Telethon sta lavorando su speciali "molecole 'chaperon' che
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aiutano ad aumentare 1'attivita residua dell'enzima mancante nei pazienti con malattia di Pompe. Nei
malati questa attivita ¢ vicina allo zero, mentre con questi farmaci in pazienti con particolari
mutazioni responsive puo arrivare a 5-10".

Non solo. "Abbiamo poi osservato che, se queste molecole chaperon vengono somministrate
insieme alla terapia enzimatica sostitutiva - prosegue il ricercatore - si ottiene un effetto sinergico
superiore a quello calcolabile sommando l'azione dei due trattamenti". Una strada promettente: "In
laboratorio funziona benissimo - assicura lo scienziato - e se funzionasse anche in clinica,
potrebbero beneficiarne tutti 1 pazienti e non soltanto quelli portatori di mutazioni responsive". Per
verificarlo "Telethon ha gia approvato uno studio multicentrico su scala nazionale". Sara coordinato
da Generoso Andria dell'universita Federico II di Napoli e "coinvolgera 10-15 bambini. Stiamo
aspettando i fondi dedicati, ma intanto € gia partita la somministrazione su un paio di piccoli
pazienti".

Infine, anche contro la malattia di Pompe si spera di riuscire a percorrere il filone della terapia
genica, cio¢ la sostituzione del difetto genetico all'origine della sindrome. "Ci sono alcuni problemi
da risolvere - osserva Parenti - ma gli studi sono in corso". Intanto, conclude, "confidiamo che
anche grazie al film con Harrison Ford si possa promuovere la conoscenza di queste patologie", per
avvicinare la societa al mondo delle malattie rare e far sentire i pazienti sempre meno 'orfani'. |
segnali dagli Usa sono confortanti: con l'uscita del film nelle sale nordamericane, il 22 gennaio
scorso, 'malattia di Pompe' ¢ stata una delle voci piu cliccate su Internet e il sito ||| G
ha registrato 20 mila accessi in appena due giorni.
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Ricerca Harrison Ford 'scienziato' per Telethon contro malattie rare

» Medicina

13 April 2010 1:40 PM ( 7 giorni fa)

La battaglia contro le malattie rare arriva sul grande schermo con il volto di Harrison Ford,
protagonista del film 'Misure straordinarie’ (titolo originale 'Extraordinary Measures') in cui
l'attore americano interpreta il ruolo di uno scienziato in lotta contro la glicogenosi di tipo II o
malattia di Pompe
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Ricerca: Harrison Ford 'scienziato' per Telethon contro malattie rare

ultimo aggiormamento: 13 aprile, ore 18:34
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Milano, 13 apr. (Adnkronos Salute) - La battaglia contro le malattie rare arriva sul grande schermo con il volto di Harrison Ford, protagonista del film 'Misure
straordinarie’ (titolo orignale 'Extraordinary Measures') in cui lattore americano interpreta il ruolo diuno scienziato i lotta contro la glicogenosi ditipo IT o
malattia di Pompe. Una patologia a1 tempi della storia completamente orfana di cure, che nel nostro Paese conta erca 1.000-1.500 pazenti.
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In collaborazione con Sony Pictures Releasmg Italia, che distribuisce 1 film nella Penisola, la Fondazione Telethon e I'Associazione ttaliana glicogenosi (Aig)
promuovono una programmazone n anteprima a Torino, Milano e Roma, per sensbilizzare 1l grande pubblico sull' importanza della ricerca sciertifica sulle malattie
rare. Contro le patologie da accumulo lisosomiale, di cuila Pompe fa parte, Telethon ha nfatti finanziato a oggi 45 progetti, per un totale di circa 10 milioni di
euro. Dopo la prima proiezione italiana, ieria Tormo, lappuntamento meneghino & per questa sera (Cinema Anteo ore 20.45), mentre domani 1 film si presentera
alla Capitale.

'Misure straordmarie' € ispirato a una storia vera raccontata nel libro '"The Cure', firmato della scrittrice Premio Pulitzer Geeta Anand. Il film parla diun padre di
farmiglia, John Crowley (Brendan Fraser sullo schermo), determmato a trovare un farmaco per salvare 1due figh pui piccoli Megan e Patrick, colptti dalla malattia
Pompe. Con la moglie Aileen, Crowley scova un brillante, ma sottovalutato ricercatore anticonformista, Robert Stonehill (Harrison Ford). Insieme fondano
un'azienda biotecnologica per sviluppare una terapia salvavita, m una drammatica guerra contro il tempo e contro 1l sistema sanitario statunitense.

Poca conoscenza, poca ricerca e numeri troppo piccoli per 'calamitare’ m modo sistematico gli interessi commercial di Big Pharma. Anche contro queste
difficolta, oltre che contro la sofferenza di patologie ancora orfane diuna cura risohitiva, devono combattere ogni giorno 1 pazienti con malattie rare e gli scienziati
impegnati al loro fianco, spiega all ADNKRONOS SALUTE Guancarlo Parenty, fra 1ricercatori dell Istituto Telethon di genetica e medicina (Tigem) di Napolie
professore associato presso il Dipartmento di pediatria dell'universita Federico 11 del capoluogo campano.

La malattia di Pompe, ricorda Parenty, "colpisce una persona su 40 mila (qumdi un mighaio, 1.500 italiani, contando una popolazione complessiva di erca 60
milioni di abitantl) e pud compartre sia nei bambing, n forme molto gravi e mvalidanti, sia in eta adulta. Dipende dalla mancanza di un enzima (1'alfa-ghicosidast
acida) che ha il compito di degradare 1 glicogeno, la riserva energetica dell' organismo, particolarmente importante per 1l corretto fimzionamento di cuore, fegato,
sistema respiratorio e muscoli scheletriei. T sintomi della patologia sono dunque paragonabili a quelli di una distrofia muscolare”. T pazienti finiscono spesso sulla
sedia a rotelle, alcuni non riescono pi a resprare in autonomia.

"Oggl - contrwa il ricercatore - per questi malati esiste gia una terapia enzimatica sostitutiva”, sviluppata dall'azienda biotecnologica americana Genzyme e
"sommunistrata attraverso mfusiom ogni due settrmane”. Un trattamento che ha cambiato m posttivo la vita di molti pazients, ma non dituttt. Da qui I'mpegno di
Telethon "per trovare nuove strategie ditrattamento, alternative o complementari”.

In particolare, evidenzia Parenti, Telethon sta lavorando su speciah "molecole 'chaperon’ che antano ad aumentare ['attivita residua dell' enzima mancante nei
pazienti con malattia di Pompe. Nei1 malati questa attivita & viema allo zero, mentre con questi farmaci m pazienti con particolari mutazioni responsive pud arrivare
as5-10"

Non solo. "Abbiamo poi osservato che, se queste molecole chaperon vengono somministrate msieme alla terapia enzimatica sostitutiva - prosegue il ricercatore -
si ottiene un effetto sinergico superiore a quello calcolabile sommando l'azione dei due trattamenti”. Una strada promettente: "Tn laboratorio fimziona benissmmo -
assicura lo scienziato - e se funzionasse anche i elinica, potrebbero beneficiarne tutt 1 pazienti e non soltanto quelh portatori di mutaziom responsive”. Per
verificarlo "Telethon ha gia approvato uno studio multicentrico su scala nazionale". Sara coordmnato da Generoso Andria dell'universita Federico II diNapolie
"coinvolgera 10-15 bambmi Stiamo aspettando 1 fondi dedicati, ma ntanto € gia partita la somministrazione su un paio di piccoli pazienti”,

Infine, anche contro la malattia di Pompe si spera dirseire a percorrere 1l filone della terapia gemica, cioé la sostituzione del difetto genetico all'origme della
sindrome. "Ci sono alcum problemi da risolvere - osserva Parenti - ma gli studi sono m corso"”. Intanto, conclude, "confidiamo che anche grazie al film con
Harrison Ford sipossa promuovere la conoscenza di queste patologie”, per avvicmare la societa al mondo delle malattie rare e far sentire 1 pazienti sempre meno
‘orfant. 1 segnali dagli Usa sono confortanti: con I'useita del film nelle sale nordamericane, i 22 gennaio scorso, 'malattia di Pompe' € stata uina delle voer pitt
cliccate su Internet ¢ 1l sito ||| - registrato 20 mila accessiin appena due giorni
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‘Misure straordinarie’, storia vera sul tema delle malattie rare

A cura de Il Pensiero Scientifico Editore
08/04/2010 9.07.00

Dal 23 aprile approdera nelle sale italiane “Misure straordinarie” (Extraordinary Measures), un film
interpretato da Harrison Ford e Brendan Fraser, ispirato alla storia vera di una famiglia colpita da
una gravissima patologia rara, allora incurabile. Basato sul libro The Cure della scritlrice Premio
Pulitzer Geeta Anand, il ilm racconta di un padre di famiglia, John Crowley (Brendan Fraser),
impegnato nello straordinario sforzo di trovare e sviluppare un farmaco per salvare Megan e
Patrick, i due figli piti piccoli, ai quali viene diagnosticata la malattia di Pompe (o glicogenosi di tipo
). Insieme alla moglie Alleen e con grande determinazione Crowley scova un brillante ma
sottovalutato ricercatore anticonformista, Robert Stonehill (Harrison Ford). Insieme fondano
un’azienda biotecnologica per sviluppare una terapia salvavita: il primo spinto dal desiderio di
salvare i figli, I'altro dal bisogno di mettere alla prova se stesso e le proprie teorie, | due uomini
sviluppano un rispetto reciproco nella lotta contro il tempo e contro il sistema sanitario
statunitense, con 'obiettivo di trovare un farmaco in grado di salvare la vita a coloro che sono
colpiti da questa malattia.

In collaborazione con Sony Pictures Releasing Halia, che distribuisce il film, la Fondazone
Telethon e 'Associazione Htaliana Glicogenosi (AIG) hanno promosso la programmadzone in
anteprima del film a Milano, Torino e Roma dal 12 al 14 aprile, per sensibilizzare il pubblico
sull'importanza della ricerca scienfifica sulla malattie rare, come quella di Pompe. La Fondazone
Telethon ha dato un importante contributo alla ricerca sulle malattie da accumulo lisosomiale, di
cui anche la glicogenosi di tipo ll fa parte: ad oggi ha infatli finanziato ben 45 progetti di ricerca, per
un totale di circa 10 milioni di euro.

Per quanto riguarda in particolare la malattia di Pompe, - pafologia oggi trattata dalla biotech
americana Genzyme con una terapia enzimatica sostitutiva che ha cambiato la storia naturale di
questa malattia - il gruppo dell'lstituto Telethon di Genetica e Medicina di Napoli guidato da
Giancarlo Parenti ha dimosfrato in laboratorio che, affiancando a questa terapia salvavita dei
farmaci “aiutanti”, si pud potenziarne ulteriormente 'efficacia. Alla luce di questi risultati nel 2010
ha preso il via una sperimentazione sull’'uomo coordinata da Generoso Andria dell'Universita
“Federico II” di Napoli.
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ANTEPRIMA
[l film di Harrison Ford per Telethon
Inattesa dell'arrivonelle saleafine aprile del film la di Pompe. Il film “Extraordinary Measures”,
“Misure straordinarie” (“Extraordinary Mea- __ interpretato da Harrison Ford e Brendan

sures”), la Fondazione Telethon, Aiace To-
rino e |'Associazione Italiana Glicogenosi
(Aig) organizzano a Torinoun'anteprima
che si svolgera lunedi 12 aprile alle ore
20:45pressoil Cinemaldeal Cityplex, in
corso Beccaria 4 a Torino. L'obiettivo
dell'anteprima, cheoltreaTorinointeres-
sera le citta di Milano e Roma, ¢ di sensibi- maco per salvare Megan e Patrick, i due
lizzareil pubblico italiano sull'importanza del- ‘ figli piu piccoli, ai quali é stata diagnostica-
laricercascientifica sulla malattierarecome quel- ta la malattia di Pompe (o glicogenosi di tipo II).

Fraser, racconta infatti la storia di una

s ™ famiglia colpita da unagravissima pa-
'< tologiarara ed alloraincurabile. Il film
¢ ispirato alla storia vera di un padre
di famiglia, John Crowley (Brendan
~  Fraser), impegnato nello straordina-

j rio sforzoditrovare e sviluppareun far-

St s oot
Autodemolision che passions
all'ultimo scont
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Anteprima targata Telethon per Fonte: Kataw eb
‘Misure straordinarie’ Leggi Marticolo

{venerdi 08 apriie 2010 19:30)
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. Dalcircuito nordamericano, il 23 aprile approdera

nelle sale italiane Misure straordinarie

(Extraordinary Measures), un film interpretato da

Harrison Ford e Brendan Fraser, ispirato alla storia

vera di una famiglia colpita da una gravissima
patologia rara, allora incurabile.

Basato sul libroThe Cure della scrittrice Premio
Pulitzer Geeta Anand, il film racconta di un padre
di famiglia, John Crowley (Brendan Fraser),
mpegnato nello straordinario sforzo di trovare e
isviluppare un farmaco per salvare Megan e

« I Patrick, | due figli pit piccoli, ai quali viene
diagnosticata la malattia di Pompe (o glicogenosi di tipo II).

Insieme alla moglie Aileen e con grande determinazioneCrowley scova un brillante ma
sottovalutato ricercatore anticonformista, Robert Stonehill (Harrison Ford). insieme
fondano un’azienda biotecnologica per sviluppare una terapia salvavita: il primo spinto dal
desiderio di salvare i figli, I'altro dal bisogno di mettere alla prova se stesso e le proprie
teorie, i due uomini s\viluppano un rispetto reciproco nella lotta contro il tempo e contro il
sistema sanitario statunitense, con I'obiettivo di trovare un farmaco in grado di salvare la
vita a coloro che sono colpiti da questa malattia.

In collaborazione con la casa di produzione Sony Pictures, la Fondazione Telethon e
I"Associazione ltaliana Glicogenosi {AlIG) hanno promosso la programmazione in
anteprima del film a Milano, Torino e Roma dal 12 al 14 aprile, per sensibilizzare il
pubblico sull'importanza della ricerca scientifica sulla malattie rare, come quella di

Pompe (info qui).
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9 aprile 2010 @ 18:30

Anteprima targata Telethon per ‘Misure straordinarie’

CINEFESTIVAL —

Dal circuito nordamericano, il 23 aprile approdera nelle sale italiane Misure straordinarie (Extraordinary

Measures), un film interpretato da Harrison Ford e Brendan Fraser, ispirato alla storia vera di una famiglia

colpita da una gravissima patologia rara, allora incurabile.

Basato sul libro The Cure della scrittrice Premio Pulitzer Geeta Anand, il film racconta di un padre di famiglia,
John Crowley (Brendan Fraser), impegnato nello straordinario sforzo di trovare e sviluppare un farmaco per
salvare Megan e Patrick, i due figli pit piccoli, ai quali viene diagnosticata la malattia di Pompe (o glicogenosi
ditipo 1.

Insieme alla moglie Aileen e con grande determinazione Crowley scova un brillante ma sottovalutato
ricercatore anticonformista, Robert Stonehill (Harrison Ford). Insieme fondano un'azienda biotecnologica per
sviluppare una terapia salvavita: il primo spinto dal desiderio di salvare i figli, I'altro dal bisogno di mettere alla
prova se stesso e le proprie teorie, i due uomini sviluppano un rispetto reciproco nella lotta contro il tempo e
contro il sistema sanitario statunitense, con I'obiettivo di trovare un farmaco in grado di salvare la vita a coloro

che sono colpiti da questa malattia.

In collaborazione con la casa di produzione Sony Pictures, la Fondazione Telethon e I'Associazione ltaliana
Glicogenosi (AIG) hanno promosso la programmazione in anteprima del film a Milano, Torino e Roma dal 12
al 14 aprile, per sensibilizzare il pubblico sull'importanza della ricerca scientifica sulla malattie rare, come
quella di Pompe (info qui).

Continua a leggere Anteprima targata Telethon per 'Misure straordinarie’...
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Dal circuito nordamericano, il 23 aprile approdera nelle sale italiane Misure
straordinarie (Extraordinary Measures), un film interpretato da Harrison Ford e
Brendan Fraser, ispirato alla storia vera di una famiglia colpita da una gravissima
patologia rara, allora incurabile.

Basato sul libro The Cure della scrittrice Premio Pulitzer Geeta Anand, il film racconta
di un padre di famiglia, John Crowley (Brendan Fraser), impegnato nello
straordinario sforzo di trovare e sviluppare un farmaco per salvare Megan e
Patrick, i due figli piu piccoli, ai quali viene diagnosticata la malattia di Pompe (o
glicogenosi di tipo II).

Insieme alla moglie Aileen e con grande determinazione Crowley scova un brillante ma sottovalutato ricercatore
anticonformista, Robert Stonehill (Harrison Ford). Insieme fondano un’azienda biotecnologica per sviluppare una
terapia salvavita: il primo spinto dal desiderio di salvare i figli, 'altro dal bisogno di mettere alla prova se stesso e le
proprie teorie, i due uomini sviluppano un rispetto reciproco nella lotta contro il tempo e contro il sistema sanitario
statunitense, con I'obiettivo di trovare un farmaco in grado di salvare la vita a coloro che sono colpiti da questa malattia.

In collaborazione con la casa di produzione Sony Pictures, la Fondazione Telethon e I’Associazione Italiana
Glicogenosi (AIG) hanno promosso la programmazione in anteprima del film a Milano, Torino e Roma dal 12
al 14 aprile, per sensibilizzare il pubblico sull'importanza della ricerca scientifica sulla malattie rare, come quella di
Pompe (info qui).

La Fondazione Telethon ha dato un importante contributo alla ricerca sulle malattie da accumulo lisosomiale, di cui
anche la glicogenosi di tipo II fa parte: ad oggi ha infatti finanziato ben 45 progetti di ricerca, per un totale di circa 10
milioni di euro.

Per quanto riguarda in particolare la malattia di Pompe, - patologia oggi trattata dalla biotech americana Genzyme
con una terapia enzimatica sostitutiva che ha cambiato la storia naturale di questa malattia - if gruppo dellIstituto
Telethon di Genetica e Medicina di Napoli guidato da Giancarlo Parenti ha dimostrato in laboratorio che,
affiancando a questa terapia salvavita dei farmaci “aiutanti”, si pué potenziarne ulteriormente l'efficacia.

Alla luce di questi risultati nel 2010 ha preso il via una sperimentazione sull'uomo coordinata da Generoso Andria
dell’'Universita “Federico II” di Napoli. L’Associazione Italiana Glicogenosi ONLUS nasce nel 1996 per volonta di un
gruppo di genitori con figli affetti da glicogenosi per promuovere la ricerca scientifica, sensibilizzare I'opinione pubblica e
dare un aiuto pratico e psicologico alle famiglie.

In questi anni ha fornito un servizio di consulenza globale (psicologica, specialistica, fisioterapica e legale); organizzato
convegni con la partecipazione delle famiglie e di numerosi ricercatori e studiosi; realizzato audiovisivi per la gestione
della tecnica della nutrizione enterale pediatrica al domicilio dei pazienti; contattato alcuni istituti di ricerca italiani ed
esteri per promuovere la ricerca di base e clinica; promosso iniziative per la raccolta di fondi da destinare alla ricerca
scientifica, in particolare in ambito genetico; organizzato campagne d’informazione e sensibilizzazione attraverso i mass
media; istituito borse di studio per promuovere una maggiore conoscenza della malattia.
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psicologico alle tamiglie.

In questi anni ha fornito un servizio di consulenza globale (psicologica, specialistica,
fisioterapica e legale); organizzato convegni con la partecipazione delle famiglie e di numerosi
ricercatori e studiosi; realizzato audiovisivi per la gestione della tecnica della nutrizione
enterale pediatrica al domicilio dei pazienti; contattato alcuni istituti di ricerca italiani ed esteri
per promuovere la ricerca di base e clinica; promosso iniziative per la raccolta di fondi da
destinare alla ricerca scientifica, in particolare in ambito genetico; organizzato campagne
d’'informazione e sensibilizzazione attraverso i mass media; istituito borse di studio per
promuovere una maggiore conoscenza della malattia.
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Malattie rare, arriva "Misure straordinarie”

08 Apr 2010

Vai all'anteprima del film a Milano

malattia.

Dal 23 aprile approdera nelle sale italiane “Misure
straordinarie” (Extraordinary Measures), un film interpretato
da Harrison Ford ¢ Brendan Fraser, ispirato alla storia
vera di una famiglia colpita da una gravissima patologia
rara, allora incurabile. Basato sul libro The Cure della
scrittrice Premio Pulitzer Geeta Anand, i film racconta di
un padre di famiglia, John Crowley (Brendan Fraser),
impegnato nello straordinario sforzo ditrovare e sviluppare
un farmaco per salvare Megan e Patriclk, i due figli pil
piccoli, ai quali viene diagnosticata la malattia di Pompe (o
glicogenosi di tipo II).

Insieme alla moglie Aileen e con grande determinazione
Crowley scova un brillante ma sottovalutato ricercatore
anticonformista, Robert Stonehill (Harrison Ford). Insieme
fondano un’azienda biotecnologica per sviluppare una
terapia salvavita: il primo spinto dal desiderio di salvare i
figli, l'altro dal bisogno di mettere alla prova se stesso e le
proprie teorie, i due vomini sviluppano un rispetto reciproco
nella lotta contro il tempo e contro il sistema sanitario
statunitense, con l'obiettivo di trovare un farmaco in grado
di salvare la vita a coloro che sono colpiti da questa

!
EI

In collaborazione con Sony Pictures Releasing Italia, che distribuisce il film, la Fondazione Telethon e
FAssociazione Italiana Glicogenosi (AIG) hanno promosso la programmazione in anteprima del film a

Milano, Torino e Roma dal 12 al 14 aprile, per sensibilizzare il pubblico sull'importanza della ricerca
scientifica sulla malattie rare, come quella di Pompe.
L'appuntamento a Milano e per il 13 aprile, al cinema Anteo. Per partecipare allanteprima,

occasione di raccolta fondi per la ricerca, € necessario prenotarsi sul sito _
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Misure Straordinarie in anteprima gratis

Mirko Z. | apr 07, 2010 | Commenti 3

Misure Straordinarie, locandina originale

Telethon e L’Associazione italiana glicogenesi ti offrono un invito per due persone per assistereall'anteprima del

film Misure Straordinarie con Harrison Ford e Brendan Fraser. L’'anteprima si terra a Milano, Roma e Torino, la data
non ¢ stata scritta (I'uscita al cinema é fissata per il 23 aprile), invitiamo chi si aggiudichera le anteprime a riportarla tra i
commenti, grazie!

Trama: John Crowley & un uomo di origini modeste ma che, per merito dei suoi sforzi, & diventato un apprezzato
professionista, grazie anche al supporto della moglie Aileen, che in tanti anni di matrimonio non ha mai smesso di
credere in lui e di amarlo, e all'affetto dei suoi tre figli. Tuttavia, quando ai due figli minori, Megan e Patrick, viene
diagnosticata una malattia incurabile, John decide di rischiare tutto quello che possiede e sfidando convenzioni e
moralismo si mette in cerca di una cura che possa salvare la vita ai suoi bambini.

Si unisce quindi a Robert Stonehill, un brillante ricercatore sottovalutato a causa del suo anticonformismo, e insieme i
due fondano un'azienda bio-tecnologica. Uomini molto diversi tra loro — uno spinto dalla fede nelle proprie teorie
scientifiche, I'altro dall'amore per i propri figli— John e Robert combatteranno fianco a fianco in una lotta contro il tempo e
contro gli interessi delle case farmaceutiche. (Tratto da Yahoo Movies).
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Misure straordinarie film benefico all’ Ideal

Repubblica — 06 aprile 2010 pagina6 sezione: TORINO
ORGANIZZATA da Aiace e Sony con Telethon e Associazione italiana Glicogenosi, lunedi 12 € in
programma all' [deal Cityplex I' anteprima del film di Tom Vaughan "Misure straordinarie", tratto dal
libro "The Cure" della scrittrice Geeta Anand, con Brendan Fraser e Harrison Ford, storia di genitori
coraggio che sfidano le lobby per aiutare i figli malati. Per assistere alla proiezione gratuita €
necessario prenotarsi da oggi sul sito www. misurestraordinarie. it. La mail di conferma sara valida
come biglietto di ingresso. L' anteprima e gratuita. Offerte suwww. telethon. it o su www. aig-aig. it.
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MISURE STRAORDINARIE

La Fondazione Telethone
I’Associazione ltaliana Glicogenosi,
in collaborazione con Aiace Torino e
Sony Pictures, propongono
I"anteprima del film «Misure
straordinarie», alle 20.45 all’ldeal
Cityplexin corso Beccaria 4. Info
011/538962.

(acuradigabric.)
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Anteprima "MISURE STRAORDINARIE™
per TELETHON e ASSOCIAZIONE
ITALIANA GLICOGENOSI lunedi 12 aprile

Dal libro "The cure", premio Pulitzer, una storia vera sul
dramma delle malattie rare

Anteprima "MISURE STRAORDINARIE" per TELETHON e
ASSOCIAZIONE ITALIANA GLICOGENOSI

il film della Sony Pictures con Harrison Ford e Brendan
Fraser

per sensibilizzare il pubblico sul tema delle patologie orfane
Dal circuito nordamericano, il 23 aprile approdera nelle
sale italiane "Misure straordinarie" (Extraordinary Measures), un film interpretato da
Harrison Ford e Brendan Fraser, ispirato alla storia vera di una famiglia colpita da una
gravissima patologia rara, allora incurabile. Basato sul liboro The Cure della scrittrice
Premio Pulitzer Geeta Anand, il film racconta di un padre di famiglia, John Crowley
(Brendan Fraser), impegnato nello straordinario sforzo di trovare e sviluppare un farmaco
per salvare Megan e Patrick, i due figli piu piccoli, ai quali viene diagnosticata la malattia di
Pompe (o glicogenosi di tipo Il). Insieme alla moglie Aileen e con grande determinazione,
Crowley scova un brillante ma sottovalutato ricercatore anticonformista, Robert Stonehill
(Harrison Ford). Insieme fondano un'azienda biotecnologica per sviluppare una terapia
salvavita: il primo spinto dal desiderio di salvare i figli, l'altro dal bisogno di mettere alla
prova se stesso e le proprie teorie, i due uomini sviluppano un rispetto reciproco nella lotta
contro il tempo e contro il sistema sanitario statunitense, con I'obiettivo di trovare un
farmaco in grado di salvare la vita a coloro che sono colpiti da questa malattia.

In collaborazione con la casa di produzione Sony Pictures, la Fondazione Telethon e
I'Associazione Italiana Glicogenosi (AlG) hanno promosso la programmazione in
anteprima del film a Milano, Torino e Roma dal 12 al 14 aprile, per sensibilizzare |l
pubblico sull'importanza della ricerca scientifica sulla malattie rare, come quella di Pompe.

A Torino I'anteprima del film, organizzata in collaborazione con AIACE Torino, si
terra lunedi 12 aprile, al Cinema Ideal Cityplex, alle ore 20.45. L'ingresso é gratuito. E
necessaria la prenotazione, effettuabile da martedi 6 aprile sul sito

mo; Aiace Torino, tel. 011 538962,

La Fondazione Telethon ha dato un importante contributo alla ricerca sulle malattie da
accumulo lisosomiale, di cui anche la glicogenosi di tipo Il fa parte: ad oggi ha infatti
finanziato ben 45 progetti di ricerca, per un totale di circa 10 milioni di euro. Per quanto
riguarda in particolare la malattia di Pompe, - patologia oggi trattata dalla biotech
americana Genzyme con una terapia enzimatica sostitutiva che ha cambiato la storia
naturale di questa malattia il gruppo dell'lstituto Telethon di Genetica e Medicina di Napoli
guidato da Giancarlo Parenti ha dimostrato in laboratorio che, affiancando a questa terapia
salvavita dei farmaci "aiutanti", si pud potenziarne ulteriormente l'efficacia. Alla luce di
questi risultati, nel 2010 ha preso il via una sperimentazione sull'uomo coordinata da

Generoso Andria dell'Universita "Federico II" di Napoli.
L'Associazione Italiana Glicogenosi ONLUS, nasce nel 1996 per volonta di un gruppo
di genitori con figli affetti da glicogenosi, per promuovere la ricerca scientifica,
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sensibilizzare 'opinione pubblica e dare un aiuto pratico e psicologico alle famiglie. In
questi anni ha fornito un servizio di consulenza globale (psicologica, specialistica,
fisioterapica e legale); organizzato convegni con la partecipazione delle famiglie e di
numerosi ricercatori e studiosi; realizzato audiovisivi per la gestione della tecnica della
nutrizione enterale pediatrica al domicilio dei pazienti; contattato alcuni istituti di ricerca
italiani ed esteri per promuovere la ricerca di base e clinica; promosso iniziative per la
raccolta di fondi da destinare alla ricerca scientifica, in particolare in ambito genetico;
organizzato campagne d'informazione e sensibilizzazione attraverso i mass media; istituito
borse di studio per promuovere una maggiore conoscenza della malattia.
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»Harrison Ford e Keri Russell

@y Sard ‘lorino la prima citta
ad ospitare in anteprimadil film,

Misure Straordinarie, con Har-
rison Ford e Brendan Fraser
protagonisti che interpretano
la storia vera di un padre di fa-
miglia che tenta di tutto per-
trovare e sviluppare una cura
per i figli affetti da unamalattia
rara come quella di Pompe (o
Glicogenosi di tipo 11), un tem-
po incurabile. La pellicola, di-

stribuita da Sony Pictures,arri-
vera sul grande schermo a fine
aprile in Italia, e laFondazione
Telethon insieme all’Associa-
Zione ltalianaGlicogenosi (Aig)
organizzano un’anteprima a
Milano, Torino e Roma dal 12 al
14 aprile per sensibilizzare il
pubblico italiano sull'impor-
tanza della ricerca scientifica
sulle malattie rare, patologie

trascurate dalla ricerca pubbli-

ca e privata. Le proiezioni a Mi-
lano, Torino, e nella capitale so-
no a ingresso gratuito dietro
pre . .

a partire da martedi 6
aprile. In occasione della serata
sara possibile fare una donazio-
ne a ‘lelethon, che ha dato un
importante contributo alla ri-
cerca sulle malattie da accumu-
lo lisosomiale, di cui anche la
glicogenosi di tipo Il fa parte.
Adoggil’organizzazionepresie-
duta da Luca Cordero di Mon-
tezemolo ha infatti finanzia-
to4s progetti di ricerca, per un
totale di circa 10 milioni di eu-
Io.m
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mmm Nel film Misure Straordi-
narie, Harrison Ford e Bren-
dan Fraser interpretano la
storia vera di un padre di fami-
glia che tenta di tutto per tro-
vare una cura per ifigli affetti
da una malattia rara come

Anteprima Telethon
Le malattie rare
in un film con Ford

quella di Pompe (o Glicogeno-
si di tipo II), un tempo incura-
hile. La pellicola, distribuita
da Seny Pictures, arrivera nel-
le sale a fine aprile in Italia, e
la Fondaziene Telethon insie-
me all’Associazione Italiana
Glicogenosi (Aig) organizzano

un’anteprima a Milano, Tori-
no e Roma dal 12 al 14 aprile
per sensibilizzare il pubblico
italiano sull'importanza della
ricerca scientifica sulle malat-
tie rare. Le anteprime sono a
ingresso gratuito (

Rai International spegr
De Antoni e De Fornar

e
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ANTEPRIMA MILANESE
HARRISON FORD
TESTIMONIAL TELETHON

UN FILM, MISURE STRAOCRDINARIE,
con Harrison Ford e Brendan Fraser
protagonisti che interpretano la storia
vera di un padre di famiglia che tenta di
tutto per trovare e sviluppare una cura
per i figli affetti da una malattia rara
come quella di Pompe (o Glicogenosi di
tipo I}, un tempo incurabile. La
pellicola, distribuita da Sony Pictures,
arrivera sul grande schermo a fine
aprile in ltalia, e la Fondazione
Telethon insieme all’Associazione
Italiana Glicogenosi [Aig) organizzano
un’anteprima a Milano il 12 aprile per

sensibilizzare il pubblico italiano
sull'importanza della ricerca scientifica
sulle malattie rare, patologie
trascurate dalla ricerca pubblica e
privata. La proiezione sara a ingresso
gratuito dietro prenotazione
effettuabile sul sito

, a partire
da martedi 6 aprile. In occasione della
serata sara possibile fare una
donazione a Telethon, che ha dato un
importante contributo alla ricerca sulle
malattie da accumulo lisosomiale, di
cui anche la glicogenosi di tipo Il fa
parte.
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NAPOLI

FEDERICE 1 LA SONY PICTURES GIRA UN FILM SU QUESTA PATOLOGIA DEVASTANTE, PROTAGONISTI SARANNOG HARRISON FORD E BRENDAN FRASER

Sperimentazione sull’'uome al Policlinico per sconfiggere ia malattia di Pompe

Un film, Misure Straordinarie,
con Harrison Ford e Brendan
Fraser protagonisti che
interpretano la storia vera di un
padre di famiglia che tenta di
tutto per trovare e sviluppare
una cura per i figli affetti da
una malattia rara come quella di
Pompe (o Glicogenosi di tipo II}, un tempo incurabile. La pellicola,
distribuita da Sony Pictures, arrivera sul grande schermo a fine
aprile in Italia, e la Fondazione Telethon insieme all'Associazione
Italiana Glicogenosi (Aig) organizzano un'anteprima a Milano,
Torino e Roma dal 12 al 14 aprile per sensibilizzare il pubblico
italiano sull'importanza della ricerca scientifica sulle malattie
rare, patologie trascurate dalla ricerca pubblica e privata. Ma é
Napoli in questo caso ad avere la corona d’alloro. Le proiezioni a
Milano, Torino, e nella capitale sono a ingresso gratuito dietro
prenoctazione effettuabile sul sito || IIEGTNGNGNGEGEE. -
partire da martedi 6 aprile. In occasione della serata sara possibile
fare una donazione a Telethon, che ha dato un importante
contributo alla ricerca sulle malattie da accumulo lisosomiale, di
cui anche la glicogenosi di tipo II fa parte. Ad oggi
l'organizzazione presieduta da Luca Cordero di Montezemolo ha
infatti finanziato 45 progetti di ricerca, per un totale di circa 10
milioni di euro.

Per quanto riguarda in particolare la malattia di Pompe, il gruppo
dell'Istituto Telethon di Napoli guidato da Giancarlo Parenti ha
dimostrato in laboratorio che affiancando la terapia enzimatica
sostitutiva, gia disponibile da alcuni anni grazie al farmaco
prodotto dalla ditta Genzyme, con dei farmaci “aiutanti” si puo
potenziarne ulteriormente 1'efficacia.

Alla luce di guesti risultati, nell’anno in corso ha preso il via una
sperimentazione sull'uomo coordinata da Generoso Andria
dell'Universita “Federico II”, ecco percheé il capoluogo partenopeo
in questo settore ha avuto un ruolo rilevantissimo e perche si
aspettava di essere inserita tra le cittad dell’anteprima del film.
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Arriva «Misure Straordinarie»
I'anteprima del film a Milano

s Un film, Misure Straordi-
narie, con Harrison Ford e
Brendan Fraser protagonisti
che interpretano la storia vera
diun padredifamigliachetenta
ditutto per trovare e sviluppare
una cura perifigli affetti da una
malattia rara come quella di
Pompe (o GlicogenosiditipoIl),
untempo incurabile. La pellico-
la, distribuita da Sony Pictures,
arrivera sul grande schermo a
fine aprile in Italia, e la Fonda-
zione Telethon insieme all’As-
sociazione Italiana Glicogenosi
(Aig) organizzano un’antepri-
ma a Torino (il 12 aprile), Mila-
no (il 18 aprile) per sensibiliz-
zare il pubblico italiano sull'im-

portanza della ricerca scientifi-
ca sulle malattie rare, patologie
trascurate dalla ricerca pubbli-
ca e privata. Le proiezioni a Mi-
lano e Torino sono a ingresso
gratuito dietro prenotazione ef-
fettuabile sul sito || R
B - oatire da
martedi 6 aprile. In occasione
della serata sara possibile fare
una donazione a Telethon, che
ha dato un importante contri-
buto alla ricerca sulle malattie
da accumulo lisosomiale, di cui
anchelaglicogenosiditipo Il fa
parte. Ad oggi 'organizzazione
presieduta da Luca Cordero di

Montezemolo ha finanziato 45

progettidiricerca, per untotale
di circa 10 milioni di euro. Sara
presente alle proiezioni il pre-
sidente dell'associazione italia-
na Glicogenosi, Fabrizio Seidi-
ta. Per quanto riguarda la ma-
lattia di Pompe, il gruppo
dell’Istituto Telethon di Napoli
guidato da Giancarlo Parentiha
dimostrato in laboratorio che
affiancando la terapia enzima-
tica sostitutiva, con dei farmaci
si pud potenziarne ulterior-
mente 'efficacia. Alla luce di
questi risultati ha preso il via
una sperimentazione sull'uo-
mo coordinata dall’Universita
Federico Il di Napoli.m
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Anteprime per il film
sulla glicogenosi
interpretato da
Harrison Ford

redazione | mercoledi 31 marzo 2010

Sezione: CINEMONITOR

o

Sottosezione: NEWS

Un film sulia glicogenosi | Anteprime a Roma, Milano e Torino

Nelle sale italiane a fine aprile, Misure straordinarie con Harrison Ford tratta il difficile
tema della malattia. Imperniata sulla storia vera di una famiglia con figli affetti da
glicogenosi, la pellicola diretta da Tom Vaughan avra un’ anteprima - organizzata da
Telethon insieme all” Associazione Italiana Glicogenosi - a Milano, Torino € Roma (12 - 14
aprile), al fine di sensibilizzare il pubblico. Nella finzione di Misure straordinarie, infatti, un
padre (Brendan Fraser) fa di tutto per trovare una cura per i propri figli affetti dalla
glicogenosi di tipo II.
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11:10 - Campagna Telethon con Harrison Ford

Esce Misure Straordinarie, film con Harrison Ford sulla storia vera di una famiglia con figli affetti da
una malattia rara. Nella pellicola il padre fa di tutto per trovare una cura per i figli affetti dalla
Glicogenosi di tipo II, un tempo incurabile. Il film arrivera nelle sale itadoame a fine aprile.

Telethon insieme all'Associazione Italiana Glicogenosi organizzano un'anteprima a Milano, Torino e Roma
(12 - 14 aprile) per sensibilizzare il pubblico.
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Campagna Telethon con film Harrison Ford

Esce 'Misure Stracrdinarie’, un film con Harrison Ford sulla storia vera
di una famiglia con figh affetti da una malatia rara Nella pellicola il
padre tenta di uito per trovare una cura per | figh affettl dalla malattia
di Pompe (o Glicogenosi ditipe i), un tempo incurabile. i film amivera'
nslle sale a fine aprile in italia. Telsthon insieme alfAssociazions
aliana Glicogenosi arganizzane un‘anteprima & Milano, Torino &
Roma (12-14 aprile) per sensibilizzare il pubblico.

Categona: Cinema
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Cinema

Campagna Telethon con film Harrison Ford

Su storia vera famiglia con figli affetti da malattia di Pompe

30 marzo, 19:11

(ANSA) - ROMA, 30 MAR - Esce Misure Straordinarie’, un film con Harrison Ford sulla storia vera di una famiglia con figli affetti da una malattia
rara Nella pellicola il padre tenta di tutto per trovare una cura per i figh affetti dalla malattia di Pompe (o Glicogenosi di tipo IT), un tempo incurabile. 11

film arrivera’ nelle sale a fine aprile in Italia. Telethon insieme all Associazione Italana Glicogenost organizzano un'anteprima a Milano, Torino ¢ Roma

(12-14 aprile) per sensibilizzare il pubblico.
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L'ANTEPRIMA DEL NUOVO FILM DI HARRISON FORD INTRODUCE LA CAMPAGNA DI COMUNICAZIONE DI TELETHON
30 March 2010

Un film, Misure Straordinarie, con Harrison Ford e Brendan Fraser protagonisti che mterpretano Ia storia vera diun padre di famigha che tenta di tutto per trovare
e sviluppare una cura per 1figh affetti da una malattia rara come quella di Pompe (o Glicogenosi di tipo 11), un tempo ncurabile. La pellicola, distrbutta da Sony
Pictures, arrivera’ sul grande schermo a fine aprile n Italia, e la Fondazione Telethon msieme all' Associazione [taliana Glicogenosi (Aig) organizzano un'anteprima
a Milano, Tormo e Roma dal 12 al 14 aprile per sensibilizzare 1l pubblico italiano sull mportanza della ricerca scientifica sulle malattie rare, patologie trascurate
dalla ricerca pubblica e privata.

Le proiezioni a Milano, Torino, e nella capitale sono a ngresso gratuito dietro prenotazione effettuabile sul sito a partire da martedi 6
aprile. In occasione della serata sara possibile fare una donazione a Telethon, che ha dato un importante contributo alla ricerca sulle malattie da accumulo
lisosomale, di cuwi anche la glicogenosi ditipo 11 fa parte. Ad oga I'organizzazione presieduta da Luca Cordero di Montezemolo ha mfatti finanzato 45 progetti di
ricerca, per un totale di circa 10 milioni di euro.

Per quanto rigunarda in particolare la malattia di Pompe, 1 gruppo dell Istiuto Telethon di Napoli guidato da Giancarlo Parenti ha dimostrato m laboratorio che
affiancando la terapia enzimatica sostitutiva, gia disponibile da alcuni anni grazie al tarmaco prodotto dalla ditta Genzyme, con dei farmaci 'anttanti si pud
potenziarne ulteriormente I'efficacia. Alla luce di questi risultati, nel 2010 ha preso 1 via una sperimentazione sull iomo coordmnata da Generoso Andria
dell'Universita ‘Federico II' diNapoli
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Ricerca: Harrison Ford 'scienziato’ per
Telethon contro malattie rare

La battaglia contro le malattie rare arriva sul grande schermo con il volto di
Harrison Ford, protagonista del film 'Misure straordinarie’ (titolo originale
'‘Extraordinary Measures') in cui l'attore americano interpreta il ruolo di uno
scienziato in lotta contro la glicogenosi di tipo II o malattia di Pompe. Una
patologia ai tempi della storia completamente orfana di cure, che nel nostro
Paese conta circa 1.000-1.500 pazienti. In collaborazione con Sony Pictures
Releasing Italia, che distribuisce il film nella Penisola, la Fondazione Telethon e
I'Associazione italiana glicogenosi (Aig) promuovono una programmazione in
anteprima a Torino, Milano e Roma, per sensibilizzare il grande pubblico
sull'importanza della ricerca scientifica sulle malattie rare. Contro le patologie da
accumulo lisosomiale, di cui la Pompe fa parte, Telethon ha infatti finanziato a
0ggi 45 progetti, per un totale di circa 10 milioni di euro. Dopo la prima
proiezione italiana, ieri a Torino, I'appuntamento meneghino & per questa sera
(Cinema Anteo ore 20.45), mentre domani il film si presentera alla Capitale.
'Misure straordinarie' e ispirato a una storia vera raccontata nel libro 'The Cure’,
firmato della scrittrice Premio Pulitzer Geeta Anand. 1l film parla di un padre di
famiglia, John Crowley (Brendan Fraser sullo schermo), determinato a trovare un
farmaco per salvare i due figli piu piccoli Megan e Patrick, colpiti dalla malattia
Pompe. Con la moglie Aileen, Crowley scova un brillante, ma sottovalutato
ricercatore anticonformista, Robert Stonehill (Harrison Ford). Insieme fondano
un'azienda biotecnologica per sviluppare una terapia salvavita, in una drammatica
guerra contro il tempo e contro il sistema sanitario statunitense. Poca
conoscenza, poca ricerca e numeri troppo piccoli per ‘calamitare’ in modo
sistematico gli interessi commerciali di Big Pharma. Anche contro queste
difficolta, oltre che contro la sofferenza di patologie ancora orfane di una cura
risolutiva, devono combattere ogni giorno i pazienti con malattie rare e gli
scienziati impegnati al loro fianco, spiega alllADNKRONOS SALUTE Giancarlo
Parenti, fra i ricercatori dell'Istituto Telethon di genetica e medicina (Tigem) di
Napoli e professore associato presso il Dipartimento di pediatria dell'universita
Federico II del capoluogo campano. La malattia di Pompe, ricorda Parenti,
"colpisce una persona su 40 mila (quindi un migliaio, 1.500 italiani, contando una
popolazione complessiva di circa 60 milioni di abitanti) e pud comparire sia nei
bambini, in forme molto gravi e invalidanti, sia in eta adulta. Dipende dalla
mancanza di un enzima (l'alfa-glucosidasi acida) che ha il compito di degradare il
glicogeno, la riserva energetica dell'organismo, particolarmente importante per il
corretto funzionamento di cuore, fegato, sistema respiratorio e muscoli
scheletrici. I sintomi della patologia sono dunque paragonabili a quelli di una
distrofia muscolare”. I pazienti finiscono spesso sulla sedia a rotelle, alcuni non
riescono pil a respirare in autonomia. "Oggi - continua il ricercatore - per questi
malati esiste gia una terapia enzimatica sostitutiva”, sviluppata dall'azienda

Ritaglio stampa ad uso esclusivo del destinatario, non riproducibile. Il logo della testata appartiene ai legittimi proprietari.




. LA SALUTE IN PILLOLE
del 21 Aprile 2010 estratto da pag. 1

biotecnologica americana Genzyme e "somministrata attraverso infusioni ogni due
settimane”. Un trattamento che ha cambiato in positivo la vita di molti pazienti,
ma non di tutti. Da qui l'impegno di Telethon "per trovare nuove strategie di
trattamento, alternative o complementari". In particolare, evidenzia Parenti,
Telethon sta lavorando su speciali "molecole 'chaperon' che aiutano ad
aumentare l'attivita residua dell'enzima mancante nei pazienti con malattia di
Pompe. Nei malati questa attivita e vicina allo zero, mentre con questi farmaci in
pazienti con particolari mutazioni responsive pu0 arrivare a 5-10". Non solo.
"Abbiamo poi osservato che, se queste molecole chaperon vengono
somministrate insieme alla terapia enzimatica sostitutiva - prosegue il ricercatore
- si ottiene un effetto sinergico superiore a quello calcolabile sommando I'azione
dei due trattamenti”. Una strada promettente: "In laboratorio funziona benissimo
- assicura lo scienziato - e se funzionasse anche in clinica, potrebbero
beneficiarne tutti i pazienti e non soltanto quelli portatori di mutazioni
responsive”. Per verificarlo "Telethon ha gia approvato uno studio multicentrico
su scala nazionale". Sara coordinato da Generoso Andria dell'universita Federico
II di Napoli e "coinvolgera 10-15 bambini. Stiamo aspettando i fondi dedicati, ma
intanto e gia partita la somministrazione su un paio di piccoli pazienti". Infine,
anche contro la malattia di Pompe si spera di riuscire a percorrere il filone della
terapia genica, cioe la sostituzione del difetto genetico all'origine della sindrome.
"Ci sono alcuni problemi da risolvere - osserva Parenti - ma gli studi sono in
corso". Intanto, conclude, "confidiamo che anche grazie al film con Harrison Ford
si possa promuovere la conoscenza di queste patologie”, per avvicinare la societa
al mondo delle malattie rare e far sentire i pazienti sempre meno ‘orfani'. I
segnali dagli Usa sono confortanti: con l'uscita del film nelle sale nordamericane,
il 22 gennaio scorso, 'malattia di Pompe' & stata una delle voci piu cliccate su

Internet e il sito |G 2 registrato 20 mila accessi in appena due
aiorni.
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Dal circuito nordamericano, il 23 aprile approdera nelle sale italiane Misure straordinarie (Extraordinary
Measures), un film interpretato da Harrison Ford e Brendan Fraser, ispirato alla storia vera di una famiglia colpita da
una gravissima patologia rara, allora incurabile.

Basato sul libro The Cure della scrittrice Premio Pulitzer Geeta Anand, il film racconta di un padre di famiglia, John
Crowley (Brendan Fraser), impegnato nello straordinario sforzo di trovare e sviluppare un farmaco per salvare
Megan e Patrick, i due figli pit piccoli, ai quali viene diagnosticata la malattia di Pompe (o glicogenosi di tipo II).

Insieme alla moglie Aileen e con grande determinazione Crowley scova un brillante ma sottovalutato ricercatore
anticonformista, Robert Stonehill (Harrison Ford). Insieme fondano un‘azienda biotecnologica per sviluppare una
terapia salvavita: il primo spinto dal desiderio di salvare i figli, I'altro dal bisogno di mettere alla prova se stesso e le

proprie teorie, i due uomini sviluppano un rispetto reciproco nella lotta contro il tempo e contro il sistema sanitario statunitense, con l'obiettivo di
trovare un farmaco in grado di salvare la vita a coloro che sono colpiti da questa malattia.

In collaborazione con la casa di produzione Sony Pictures, la Fondazione Telethon e I'Associazione Italiana Glicogenosi (AIG) hanno promosso
la programmazione in anteprima del film a Milano, Torino e Roma dal 12 al 14 aprile, per sensibilizzare il pubblico sull'importanza della ricerca
scientifica sulla malattie rare, come quella di Pompe (info qui).

La Fondazione Telethon ha dato un importante contributo alla ricerca sulle malattie da accumulo lisosomiale, di cui anche la glicogenosi di tipo II fa
parte: ad oggi ha infatti finanziato ben 45 progetti di ricerca, per un totale di circa 10 milioni di euro.

Per quanto riguarda in particolare la malattia di Pompe, - patologia oggi trattata dalla biotech americana Genzyme con una terapia enzimatica
sostitutiva che ha cambiato la storia naturale di questa malattia - il gruppo dell'Istituto Telethon di Genetica e Medicina di Napoli guidato da
Giancario Parenti ha dimostrato in laboratorio che, affiancando a questa terapia salvavita dei farmaci “aiutanti”, si pud potenziarne
ulteriormente l'efficacia.

Alla luce di questi risultati nel 2010 ha preso il via una sperimentazione sulluomo coordinata da Generoso Andria dell’'Universita “Federico II” di Napoli.
L’Associazione Italiana Glicogenosi ONLUS nasce nel 1996 per volonta di un gruppo di genitori con figli affetti da glicogenosi per promuovere la ricerca
scientifica, sensibilizzare I'opinione pubblica e dare un aiuto pratico e psicologico alle famiglie.

In questi anni ha fornito un servizio di consulenza globale (psicologica, specialistica, fisioterapica e legale); organizzato convegni con la partecipazione
delle famiglie e di numerosi ricercatori e studiosi; realizzato audiovisivi per la gestione della tecnica della nutrizione enterale pediatrica al domicilio dei
pazienti; contattato alcuni istituti di ricerca italiani ed esteri per promuovere la ricerca di base e clinica; promosso iniziative per la raccolta di fondi da
destinare alla ricerca scientifica, in particolare in ambito genetico; organizzato campagne d'informazione e sensibilizzazione attraverso i mass media;
istituito borse di studio per promuovere una maggiore conoscenza della malattia.
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Ultimi articoli

"Giovanni e Paolo e il Mistero dei
Pupi”, la mafia si combatte anche
con i cartoni animati

Cameron: "Avatar 2 negli oceani
alieni e poi su un nuovo pianeta”

"Matrimoni e altri disastri”, un
viaggio attraverso i pregiudizi
borghesi

Campagna Telethon con film Harrison Ford

(ANSA) - ROMA, 30 MAR - Esce 'Misure Straordinarie’, un fim con Harrison Ford sulla storia vera diuna
famiglia con figli affetti da una makttia rara.Nela pelicol i padre tenta ditutto per trovare una cura per i figl
affetti dalla malattia di Pompe (o Glicogenosi di tipo II), un tempo incurabile. I fim arrivera’ nelle sale a fine
aprike in Ttalia. Telethon insieme all Associazione aliana Glicogenosi organizzano un'anteprima a Miano, Torino
e Roma (12-14 aprile) per sensibilizzare i pubblico.
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~_ino aquattro anni fa non
esisteva una specifica
terapia Oggilamalattia di
Pompe, rara, neuromuscolaredi
origine genetica, & curata
e comincia a essere conosciuta
grazie anche a un film con Harri-
son Ford, Extraordinary Measu-
res, tratto dal libro The Cure
della scrittrice Premio Pulitzer

Geeta Anand. Nel film, uscito
negli Usa lo scorso 22 gennaio,
ein programmazione in ltalia
dal prossimo mese di aprile,
Ford interpreta un biologo

che dedicatuttalasuavita

HARRISON FORD
E L POMPE DISEASE

pertrovare una cura a questa
rara patologia. Scena dopo
scena viene descritto

lo straordinario lavoro, durato
pit di 10 anni, che i ricercatori
hanno portato avanti

per sviluppare la terapia
enzimatica sostitutiva, 'unica
finora in grado di cambiare

il destino dei malati

Inftalia si stimano circa 400
pazienti (un centinaio dei quali
giain trattamento), di cui
almeno unacinquantina nel
Sud e circa quindici in Sicilia
In estrema sintesi, questa
malattia @ causata dalla carenza
o dalla totale mancanza

di un enzima chiamato alfa-
glucosidasi acida o maltasi
acida, necessario

per scomporre il glicogeno,
una forma di zucchero
accumulato nelle cellule
muscolari. Quando nelle cellule
muscolari si deposita una

quantita eccessiva di
glicogeno, le cellule si
danneggiano
eimuscoli non sono pil
in grado di funzionare
correttamente. Delle
prospettive perla cura di questa
malattia rara, chiamata anche
Glicogenosill, si & parlato
a Messina nel “lll Workshop
ltaliano perla gestione della
Malattia di Pompe”,
organizzato dall’Universita con
il patrocinio di Aig
(Associazione italiana
glicogenosi) e Aim
(Associazione ltaliana di
Miologia) e promossa
dall’azienda biotecnologica
Genzyme. Fortunatamente
dal 2006 e possibile curare
i pazienti con unenzima
sostitutivo prodotto
artificialmente

(tiziana lenzo}

Unciak perlasalute
Quandoil filmaiuta
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E’ in uscita un film sulla glicogenosi

Malattia di Pompe superstar

MEssiNa — A quasi ottant’anni dalla sua scoperta la malattia
di Pompe finisce sul grande schermo. B infatli prevista per
il 25 aprile prossimo I'uscita di un film tratto da una storia
vera in cui Harrvison Ford ("Misure estreme™) dismessi i
panni di Indiana Jones indossa il camice di un ricercatore
capace di scoprire una terapia efficace per due bambini col-
piti da malattia di Pompe. Laitenzione verso questa patolo-
gia. incluso nel novero delle malattie rare. potrebbe pertanto
aumentare nell'opinione pubblica come nelle istituzioni. At-
tenzione perahru alta nella comunita scientifica che si & ap-
pena riunita a Messina i occastone del I Workshop na-
zionale per la gestione della malavia di Pompe. «Fino al
2006 i bambini con la malatta di Pompe crano destinati a
morire entro Fanno di vita — afferma Antonio foscano, pro-
fessore ordinario di- Neurologia  alifuniversita di- Messina,
presidente delfAssociazione ftaliana di miologia ¢ chairman
del congresso sicifiano —. mentre adesso grazie alla nuova
werapia di \ox'lilu/iung enzimatica possiamo dire che la so-
pravvivenza si ¢ allungata significativamentes

Un workshop a Messina traccia lo stato dell’arte su diagnosi e terapia della glicogenosi di tipo 1

Malattia di Pompe superstar

La patologia al centro di un film in prossima uscita

Messina - DANILO RUGGERI

uando nel 1932 il

dottor Johannes

C. Pompe, pato-

logo di Amster-
dam, studiando un bambino
con ipertrofia cardiaca, de-
scrisse una malattia che oggi
porta il suo nome, non si sa-
rebbe certo aspettato che
quella scoperta sarebbe ap-
prodata sul grande schermo.
Eppure it 23 aprile prossimo
uscira nelle sale cinemato-
grafiche “Misure straordina-
ric” (Extraordinary Measu-
res), un film interpretato da
Harrison Ford, che racconta
la storia di una famiglia col-
pita dalla malattia di Pompc
{vedi box). Un evento me-
diatico che potrebbe portare
pit attenzione da parte di
istituzioni ¢ politici su questa
patologia, membro della
grande famiglia delle malat-
tie rare. Un'attenzione che,
invece, & alta da parte della
comunita scientifica, come
testimonia il successo del 111
Workshop italiano per la ge-
stione della malattia di Porn-
pe, appena tenutosi al Poli-
clinico Universitario “G.
Martino” di Messina. 1l mo-
tivo dell'interesse nasce an-
che dal fatto che da qualche
anno ¢ disponibile una tera-
pia per questa tesaurismosi e

pit in dettaglio glicogenosi
tipo H. «Fino al 2006 i bam-
bini con la malattia di Pompe
erano destinati a morire en-
tro Fanno di vita — afferma
Antonio Toscano, protessore
ordinario di Neurologia al-
I'universita di Messina, pre-
sidente dell'Associazione ita-
liana di miologia e chairman
del congresso siciliano prima
ricordato —, mentre adesso
alla luce dei dati di follow-up
di studi americani e olande-
si sull'utilizzo della nuova te-
rapia di sostituzione enzima-
tica possiamo dire che sicu-
ramente la sopravvivenza si &
allungata almeno Fno a3an-
ni».

Le due forme

La malattia di Pompe € una
malattia genetica autosomi-
carecessiva dovuta al deficit
dell’enzima lisosomiale alta-
glucosidasi, in precedenza
pilt noto come maltasi acida.
«la patologia ¢ legata allac-
cumulo di glicogeno princi-
palmente nel tessuto musco-
larc e car-

diaco e

presenta

due diffe-

renti qua-

dri fenoti-

p 1ci» )

spiega il

professo-

re, «una

forma in-

fantile e

una ad

esordio

tardivo

nell'e

aduita. La

forma pe-

diatrica si

manifesta

entro i primi mesi di vita ¢

presenta un quadro clinico

caratterizzato da insufticien-

za respiratoria, cardiomega-

lia ¢ cardiopatia ipertrofica

insieme a grave ipotonia mu-

scolare. Se non diagnostica-
¢ trattata precocemente

causa la mortalita nei primis-

simi anni di vita. Nell'adulto

si osserva una forma legata

soprattutto all'ipostenia con

gravt difficolta deambulato-
rie che in un 20% dei casi
esordisce con un disturbo
respiratorio. In molti casi & il
riscontro casuale di un'eleva-
zione della creatinchinasi
sierica (CK), indice di ne-
crosi muscolare, a spingere
verso un approfondimento
diagnostico». Oltre al qua-
dro clinico, peraltro aspecifi-
co, la diagnosi si avvale di ri-
lievi laboratoristici, in cui si
eseguono valutazioni biochi-
miche su sangue, su coltura
di fibroblasti o su biopsia
muscolare, e strumentali con

elettromiografia, risonanza
magnetica muscolare e stu-
dio morfologico del musco-
lo, spesso fortemente indica-
tivo.

Mutazioni genetiche,
«Poiche sono state identifi-
cate oltre 250 mutazioni ge-
netiche diverse nel gene che
codifica per l'alfa-glucosida-
si, lo studio molecolare ha un
ruolo marginale nell'iter dia-
gnosticor, dice Toscano,
Che a proposito di studi di
genetica sottolinea una cu-
riosita storica: «Circa 15 an-
ni fa studiammo un gruppo
di pazienti insieme al “Ge-
melli” di Roma e trovammo
che la gran parte dei malati
siciliani aveva una mutazio-
ne genica tipica della popola-
zione olandese, una dimo-
strazione dell'influsso avuto
dalla “calata” dei Norman-
ni».

L'importanza della diagnosi
precoce si deve alla necessita
di avviare il prima possibile
un trattamento. “La terapia
si basa sulla somministrazio-
ne dell'enzima

sostitutivo arti-

ficiale e pud es-

sere erogata dai

centri di riferi-

mento presenti

sul territorio

nazionale (co-
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me quello di-
retto dal pro-
lessor Toscano,
che rappresen-
ta il centro di
riferimento pit importante
del Sud ltalia, ndr) quando
ci siano le condizioni clini-
che accertate, visto che co-
munque si parla di un tratta-
mento estremamente impe-
gnativo economicamente,
dell'ordine dei 300 mila euro

per anno per paziente adulto
e oltre 150 mila euro per an-
no in caso di pazienti pedia-
trici”. In Italia in questo mo-
mento su circa 400 casi sti-
mati di malattia di Pompe,
sono circa 100 i pazienti in
terapia , di cui circa 1'80-
85% adulti. «La terapia nel
bambino fino a tre anni ha
dato risultati molto impor-
tanti in termini sia di soprav-
vivenza sia di qualita delle vi-

ta», riporta 1l
rucercatore
messinese.
«Nell'adulto ci
sono lavori par-
ziali, ma gia I'E-
mea ha inserito
nella  nuova
scheda tecnica
del larmaco al-
cuni risultati di
questi studi che
mostrano un
miglioramento per quanto

riguarda la funzionalita mo-
toria, respiratoria ¢ cardiaca.
Vorrei senz’altro sottolineare
I'impegno dell'Associazione
italiana dei pazienti con gli-
cogenosi (Aig) nel sostegno
dei malati e delle iniziative
volte a una maggiore cono-
scenza di questa patologia,
che in quanto malattia rara
soffre di un'insufficiente at-
tenzione da parte di molte
regioni italianec».

Dentist

I
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PER FAR CAPIRE MEGLIO L PROBLEMA ANCHE UN FILM

Glicogenosi: la cura ora c'e, le difficolta
restano. E si «schiera» Harrison Ford

Solo 300 1 malaii in Italia di questa patologia genetica in
cui mancanza un enzima per scomporre il glicogeno

MELANG - Meno di 300 malati in tutta Halia, 5o al Sud, di questi 50 una quindicina viveno in
Sicilia. Una percentuale alta, quella siciliana, visto che stiamo parlando della malattia di Pompeo
glicogenosi 11, patologia genefica rara in cui la mancanza di un enzima necessario per scomporre il
glicogeno, {forma di zucchero accumulato nei muscoli} fa si che il «surplus» danneggi i muscolie,
gquando la malatiia si presenta sin dall'infanzia, anche il cuore. Proprio la Sicilia, o meglic Messina,
ha ospitaio, nei giornd scorsi, in occasione della Giornata mondiale delle malatiie rare, un incontro
dedicato alla malattia di Pompe, organizzato da Antonio Toscano, presidente della Societd italiana
miologi, neurologi che si oecupano in particolare di malattie neuromuscolari. Nell'incontro si & fatio
il punio dells sitnazione, sopratintio considerando che da due anni € disponibile un farmaco che
sostituisce l'enzima mancante. «Siamo felici di poler dire che la terapia funziona, — spiega Toscano,
responsabile dell'Unita operativa di neurclogia e malattie neuromuscolari del Policlinico
universitario di Messina — ma oceorre che la diagnosi sia tempestiva. Per questo sollecitiamo tutte le
regioni ad applicare lo screening neonatale sulla glicogenosi 11: ora la cura ¢'é, anche se molio
dispendiosa».La terapia costa infatii decine di migliaia di eurc 'anno per paziente, costi dovuti al
fatto che si tralia di un prodotio innovalivo riservaio a pochi pazienti. «Purlroppo — sotiolinea
Fabrizio Seidita, pediatra e presidente dell'Associazione italiana glicogenosi {Aig, Assago in provincia
di Milano, via Roma 2/G, tel. 02.45703334) — i malati spesso si frovano a fare i conti con i budget
delle Asl e non tutle sono sempre immediatamente disponibili a fornive il farmaco».

IL FILM - Asensibilizzare opinione pubblica e Istituzioni contribuird ora anche il cinema, il film
«Misure Staordinarie» (ad aprile nei cinema italiani} ispirato alla storia vera di John Crowley
{impersonato da Brendan Fraser}, un padre che, per cercare la cura per due dei suoi tre fighi, affetti
dalla malattia di Pompe, si allea con un brillante ricercatore impersonaio da Harrison Ford. I due
fondano un'azienda biotecnologica che poi svilupperd la cura salvavita oggi a disposizione diturid. I
film racconta soltanto in parte 1 problemi sopportati dalle famiglie ma, come ha dichiarato lo stesso
Ford, «non volevamo dare giudizi sui sistemi sanitari e sulle aziende farmaceutiche, ma metiere a
fuoco Vimpegno siraordinario di chi si dedica alla ricerca».

Edoardo Stucchi
o7 marze 2010 (uliima modifica: 08 marzo 2010}

i REPRL
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Glicogenaosi In un film con Harrison Ford

La cura ora Ce,
le difficolta restano

Meno di 300 malati in tutta
Italia, 50 al Sud, di questi 50
una quindicina vivono in Sici-
lia. Una percentuale alta, quel-
la siciliana, visto che stiamo
parlando della malattia di
Pompe o glicogenosi II, patolo-
gia genetica rarain cui la man-
canza di un enzima necessario
per scomporre il glicogeno,
(forma di zucchero accumula-
to nei muscoli) fa si che il "sur-
plus" danneggi i muscoli e,
quando la malattia si presenta
sin dall'infanzia, anche il cuo-
re.

Proprio la Sicilia, o meglio
Messina, ha ospitato, nei gior-
ni scorsi, in occasio-
ne della Giornata
mondiale delle ma-
lattie rare, un incon-
tro dedicato alla ma-
lattia di Pompe, or-
ganizzato da Anto-
nio Troiano, presi-
dente della Societa
italiana miologi,
neurologi che si oc-
cupano in particola-
re di malattie neuro-
muscolari. Nell'in-
contro si e fatto il
punto della situazio-
ne, soprattutto considerando
che da due anni e disponibile
un farmaco che sostituisce
I'enzima mancante. «Siamo fe-
lici di poter dire che la terapia
funziona, — spiega Troiano,
responsabile dell'Unita opera-
tiva di neurologia e malattie
neuromuscolari del Policlini-
co universitario di Messina —
ma occorre che la diagnosi sia
tempestiva. Per questo solleci-
tiamo tutte le regioni ad appli-
care lo screening neonatale
sulla glicogenosi II: ora la cura
c'e, anche se molto dispendio-

Harrison Ford in
«Misure Straordinarie»

sa». La terapia costa infatti de-
cine di migliaia di euro I'anno
per paziente, costi dovuti al
fatto che si tratta di un prodot-
to innovativo riservato a po-
chi pazienti. «Purtroppo —
sottolinea Fabrizio Seidita, pe-
diatra e presidente dell'Asso-
ciazione italiana glicogenosi
(Aig, Assago in provincia di
Milano, via Roma 2/G, tel.
02.45703334) — i malati spes-
so si trovano a fare i conti con
1 budget delle Asl e non tutte
sono sempre immediatamen-
te disponibili a fornire il far-
maco». A sensibilizzare opi-
nione pubblica e Istituzioni
contribuira ora an-
che il cinema, il
film «Misure Staor-
dinarie» (ad aprile
nei cinema italiani)
ispirato alla storia
vera di John Crow-
ley (impersonato
da Brendan Fraser),
un padre che, per
cercare la cura per
due dei suoi tre fi-
gli, affetti dalla ma-
lattia di Pompe, si
allea con un brillan-
te ricercatore imper-
sonato da Harrison Ford. I
due fondano un'azienda bio-
tecnologica che poi sviluppe-
ra la cura salvavita oggi a di-
sposizione di tutti. Il film rac-
conta soltanto in parte i pro-
blemi sopportati dalle fami-
glie ma, come ha dichiarato lo
stesso Ford, «non volevamo
dare giudizi sui sistemi sanita-
ri e sulle aziende farmaceuti-
che, ma mettere a fuoco I'im-
pegno straordinario di chi si
dedica alla ricerca».
Edoardo Stucchi
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Malattia di Pompe: “protagonista” del film “Misure straordinarie” con
Harrison Ford

Quasi 300 malati in Italia, 50 nel sud Italia, una quindicina in tutta la Sicilia e adesso un film in
uscita con Harrison Ford che interpreta un biologo che dedica tutta la sua vita per trovare
una cura a questa rara patologia. Di Malattia di Pompe (o Glicogenosi II) il prossimo 26 e 27
febbraio si parlera a Messina nel “I11 Workshop Italiano per la gestione della Malattia di
Pompe”.

La giornata - organizzata dall’Universita degli Studi di Messina con il patrocinio di AIG
(Associazione Italiana Glicogenosi) e AIM (Associazione Italiana di Miologia) e promossa da
Genzyme (Azienda biotecnologica impegnata nella ricerca, nel trattamento e nella diffusione di
una piu approfondita conoscenza delle malattie rare da accumulo lisosomiale) — fornira a
neurologi, pediatri, pneumologi, neuropsichiatri infantili, genetisti e altri specialisti,
informazioni su aspetti clinici e terapeutici di questa malattia genetica multisistemica.

La glicogenosi II ¢ una patologia molto rara che, fino al 2006, non aveva alcuna specifica
terapia. Oggi, per i malati, ¢ a disposizione una terapia enzimatica sostitutiva, il cui
meccanismo di azione consiste nella sostituzione dell'enzima endogeno mancante (ERT) (alfa-
glucosidasi o maltasi acida) che determina la degradazione del glicogeno. 11 glicogeno non
utilizzato tende ad accumularsi nei vari tessuti quali muscoli scheletrici, cuore, etc.

“L’Unita Operativa Complessa di Neurologia e Malattie Neuromuscolari del Policlinico
Universitario di Messina costituisce un sicuro punto di riferimento e di eccellenza per tutto il
sud Italia per la diagnosi e la terapia delle Malattie Neuromuscolari, tra le quali le Miopatie
metaboliche come la Malattia di Pompe - spiega il Professor Antonio Toscano, coordinatore
scientifico del workshop e Presidente dell’ AIM. - A pochi giorni dalla celebrazione della
giornata mondiale delle Malattie Rare, desideriamo sottolineare |'importanza di una
diagnosi in tempi reali che consenta un tempestivo accesso alla terapia. Vogliamo inoltre
riconfermare la grande attenzione per i pazienti con Malattia di Pompe (solo nel nostro
centro, negli ultimi 12 anni, 29 pazienti con diagnosi di Malattia di Pompe, dei quali almeno
8 gia’ in trattamento con ERT), in perfetta sinergia con ['AIG che, fortunatamente, svolge un
ruolo di assoluto rilievo nel fornire ai pazienti ed ai loro familiari un quotidiano supporto

>

nell orientamento sanitario, logistico e psicologico .

“L’articolo 32 della nostra Costituzione dovrebbe tutelare la salute di tutti i cittadini, ma
questo purtroppo non per tutti e’ vero — spiega il Dr. Fabrizio Seidita, medico pediatra e
Presidente dell’ AIG - Spesso i malati rari sono accomunati dal triste destino di dover fare i
conti con i budget delle ASL che non sempre riescono a sostenere il peso fiscale di
trattamenti notevolmente innovativi, indispensabili al malato, ma anche onerosi. Anche in
questo ambito, si inserisce [’attivita della nostra Associazione che si muove cercando di
sensibilizzare i centri di riferimento regionali sull’indispensabilita della cura.
Indispensabilita che non puo in alcun modo sottostare a logiche economiche, pena un
notevole regresso dello stato di salute del paziente.

Per noi i momenti di sensibilizzazione e di cultura su queste Malattie come in occasione del
convegno di Messina sono fondamentali — prosegue il Dr Seidita - L ‘arrivo poi in Italia di
un film, con protagonista Harrison Ford, che specificamente si occupa di questa patologia,
calandosi nella nuova e complessa avventura delle malattie rare, ci fa ben sperare in un
superamento delle barriere entro le quali queste patologie sono state fino ad oggi confinate e
nella possibilita di riuscire finalmente a toccare la sensibilita del grande pubblico su questo
tema.”
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Cos’e’ 1a malattia di pompe o glicogenosi di tipo II

E una malattia genetica del metabolismo dovuta al deficit dell’enzima lisosomiale alfa-

glucosidasi. La malattia presenta due differenti quadri fenotipici:

la forma infantile che si manifesta entro 1 primi mesi di vita e presenta un quadro clinico
caratterizzato da grave ipotonia, cardiomegalia e cardiopatia ipertrofica con insufficienza
respiratoria. Se non diagnosticata e trattata precocemente causa la mortalita nei primissimi

anni di vita.

la forma ad esordio tardivo colpisce invece prevalentemente 1 muscoli e risparmia
generalmente il cuore. I sintomi di esordio compaiono in adolescenza o in eta adulta: 1 pazienti
perdono la capacita di deambulare autonomamente, mentre dal punto di vista respiratorio si
realizza un deterioramento progressivo della capacita ventilatoria che, se cronica, necessita il

ricorso a una ventilazione assistita o alla trachetomia.
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genetica affligge i muscoli striati e non quello cardiaco, fatto che di norma
avviene nell'adolescenza o da adulti, col risultato che i pazienti non riescono
pit a camminare regolarmente dovendosi fare assistere da carrozzelle e
rimanendo del tutto invalidi, mentre dal punto di vista respiratorio si realizza un
deterioramento progressivo della capacita ventilatoria che, se cronica,
necessita il ricorso a una ventilazione assistita o alla trachetomia.
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Gli spettacoli
Harrison Ford

“To, scienziato
In guerra

con Big Pharma’

3

SILVIABIZIO

Harrison

Ford

“lo, uno scienziato contro Big Pharma”

Progresso
SiLViaBiZIo

LOS ANGELES
-ndianaJonesequelsuoal-
ter-egodellaseriela Mum-
mia,ovveroHarrison Ford
eBrendanFraser,combat-
s tONO insieme in un nuovo
film, Misure straordinarie. Ma
niente fruste, pistole e sortilegi

stavolta: 'unica arma é il puro
spirito diricerca eil rifiuto di ar-
rendersi nel disperato tentativo
discoprirelacuracontrounma-
le crudele e misterioso che ha
colpitoiduefiglioletti del perso-
naggio di Fraser. Diretto dallo
scozzese Tom Vaughan eispira-
to a una storia vera, il dramma
medico Misure straordinarie
(nelle sale americane in questi
giorni, uscira ad aprile in Italia)
metteinscenaunHarrison Ford
nel ruolo per lui inusuale di un
insigne scienziato ricercatore
genetista, ungenioburberoeso-
litariochetuttaviaaccoglielasfi-
da del padre dei fratellini colpiti
dalla rarissima e micidiale sin-
drome di Pompe (paralisi, bloc-
co respiratorio e morte in pochi
anni), per cui non esiste terapia
alcuna. Lo scienziato accetta di
aiutare il padre, un busines-
smandisuccesso, purché questi
riesca a raccogliere i 500 mila
dollari necessari per finanziare
laricerca e mettere a segno una
scoperta sensazionale che scar-

dinerebbe varie teorie dell’orto-
dossiamedicaevarie politche di
stanziamento federale per la ri-
cercascientificain genere.
Harrison Ford, 67 anni, ha in-
terpretato per il cinema perso-
naggi di tutti i tipi, da cowboy
spaziali (Han Soloin GuerreStel-
lari) ad archeologi temerari (In-
diana Jones), da presidenti (Air

ure estreme’
lo vede recitare al
Famco Jdi Bremdaom
Prasersuo alter ego
e e me fm®?

Force One) a poliziotti, da mariti
in crisi, detective, avvocati, ma
mai uno scienziato, mezzo
“pazzo” per di pill. Ne abbiamo
parlato con 'attore a Los Ange-
les, dove vive con la compagna
Calista Flockhart e dove ha da
poco finito di girare la comme-
dia Morning Glory, in cui recita
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un burbero giornalista televisi-
vo vicino alla pensione e alle
prese con mediocri indici d’a-
scolto.Volevaridereunpo’,ilce-
lebre attore, dopo la sfiaccante
intensita di Misure straordina-
rie, che ha anche prodotto. «Un
film», precisa, «che vuole anche
essere una costruttiva e stimo-
lante critica al sistema della ri-
cerca scientifica nel nostro e al-
tripaesi,laddovelelobbyfarma-
ceutiche,iconflittitraleaccade-
mie e le sparate reazionarie del-
la “moral majority” non fanno
che ostacolare il progresso. Co-
me laridicola controversia sulle
cellule staminali e altre ricerche
in campo genetico fondamen-
tali per sconfiggere mali come

quello dei bambini nel film».
Harrison, il dr. Stonehilleun
personaggio decisamente di-
verso da quelli a cui ci ha abi-
tuati. Citeneva acambiare?
«Cerco sempre di cambiare.
Certo, questo era un ruolo del
tutto nuovo per me. E alla mia

etaeancorabelloesplorare altre
dimensionidell’essereumanoe

scopriredi poterritrarre perfino
un cervellone della scienza, io
che mi considero uno molto
semplice e pratico. Era proprio
la scienza e isuoi metodiche mi
hanno attratto in questo film:

entrare nella mente di uno
scienziato, vedere come ragio-
na, come agisce. Non & facile
drammatizzare la scienza in un
film che cerca anche diintratte-
nere il pubblico. Mi e piaciuto
recitare un grande accademico,
autorevole ma privo delle risor-
se finanziarie necessarie per le
sue complesse ricerche, perché
questaelarealtadellaricercaac-
cademica in America. Trovare
fondi & sempre una rogna, che
oltretutto fa perderetempo pre-
Zioso airicercatori stessi».

Cherapportohaconlamedi-
cina?

«Stonehill ¢ uno scienziato,
un topo da laboratorio che non
hamaivisitato un paziente! Alui
i malati non interessano, lui
pensasoloalmondosotto al mi-
croscopio. Mi chiedeva dei me-
dici: beh, nehoincontrati di tut-
ti i tipi. Dai ciarlatani ai pit1 vir-

tuosiedavverodevoti allascien-
za. Io ho avuto sempre buone
~ esperienze coi medici... so-
| prattutto con gli ortopedicie i
pediatri, con tuttii figli che ho
avutol».

Comesisenteadesso?Chebi-
lanciofadellasuavita?

«Mi sento fortunato. Non
avrei mai sognato una carriera
cosiriccadisoddisfazioni. Midi-
verto ancora a lavorare sui set
dei film, mi piace la sfida che mi
lanciano certi registi o autori,
sperodicontinuarealavorarefi-
no a che mi reggono le gambe.
Con Steven Spielberg stiamo
pensando a un quinto Indiana
Jones. Elofaremoappena Geor-
geLucasriusciraamettereinsie-
me un copione decente, ci sta
gialavorando.

Lei lavord vent’anni fa con
Roman Polanski per il thriller
Frantic.Cosapensadellasuavi-
cenda?

«Voglioc molto bene a Polan-
ski, € un amico, ho grande stima
perlui. Manon posso aggiunge-
re altro. Lo appoggerd sempre».

©RIPRODUZIONE RISERVATA
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| farmaci biotech sbarcano a Hollywood

A A

01 febbraio 2010

Una laurea in legge, il master ad Harvard appena conseguito, un bel lavoro. Una moglie
e dei bellissimi bambini. Sembra il ritratto del sogno americano. Invece il dramma sta
per iniziare perché alla bambina, Megan, di 15 mesi, viene diagnosticata la malattia di
Pompe.

E' lnizio della storia, un pd romanzata ma sostanzialmente vera, della messa a punto
del farmaco alglucosidasi alfa, la terapia enzimatica sostitutiva indicata per il
trattamento di questa malattia, raccontata nel film "Extraordinary Measures" appena
uscito nelle sale americane e che arrivera in ltalia il prossimo 15 aprile.

Il film si basa sulla vicenda, vera, di John Crowley, un padre che cerca di mettere a
punto una cura per la malattia di Pompe che affligge due dei tre figli.

La malattia di Pompe e una rara malattia genetica che nel mondo colpisce circa 10mila
persone. Nel nostro paese, in mancanza di un registro unico, si stima che i malati siano
trai 150 e i 200. E'causata dal deficit dell'enzima alfa-glucosidasi che degrada il
glicogeno trasformandolo in glucosio. Se manca questo enzima, il glicogeno si
accumula nei vari tessuti, in particolare nel cuore e nei tessuti muscolari (anche nel
diaframma). L'accumulo progressivo di glicogeno e causa di svariati segni e sintomi, tra
cui ingrossamento del cuore, difficolta respiratorie e indebolimento muscolare.

Alla comunicazione della terribile diagnosi per la figlia Megan, che rischia di spezzarle la
vita in poco tempo, mentre la moglie in un primo momento si abbatte, il marito passa
tutta la notte a cercare su internet le informazioni riguardo la malattia. Qualche tempo
dopo si scopre cha anche il figlio nato successivamente, Patrick, e affetto dalla stessa
malattia. Un terzo figlio, John Jr., & invece sano.

Cercando un trattamento, Crowley, che adesso ha 36 anni, lascia il lavoro di manager
finanziario in Bristol-Myers Squibb, incontra decine di scienziati e alla fine unisce i propri
sforzi con uno di essi, William Canfield (che nel film si chiama Robert Stonehill ed e
interpretato da Harrison Ford).

Cantfield € un ricercatore dell'Oklahoma fondatore di una piccola societa biotech
chiamata Novazyme Pharmaceuticals nella quale anche Crowley inizia a lavorare (nel
film la societa e invece fondata dallo stesso Crowley).

Il dottor Canfield lavora al progetto con grande energia, anche perché provare le sue
teorie significherebbe riscattarsi nei confronti della comunita scientifica che lo ha sempre
visto come una pecora nera.

Ritaglio stampa ad uso esclusivo del destinatario, non riproducibile. Il logo della testata appartiene ai legittimi proprietari.




PHARMASTAR

del 01 Febbraio 2010 il Giornale on-line sui Farmaci eStrattO da pag 1

Per finanziare le ricerche sul farmaco, Crowley vende anche la propria casa per 100mila
dollari e raccoglie il capitale di rischio necessario. Alla fine i due riescono a sviluppare
un enzima con un potenziale curativo per la malattia di Pompe.

Rendendosi perd conto che per completare il progetto, e quindi rendere disponibile il
farmaco anche per i propri figli, &€ necessaria un'azienda piu strutturata e molte piu
risorse economiche, all'insaputa di Canfield, nel 2001 Crowley vende la propria impresa
a un'azienda farmaceutica (nella realta si tratta di Genzyme), ricavandone 137,5 milioni
di dollari.

Proseguono sia le ricerche gia intraprese da Crowley e Canfield, che quelle intraprese
dagli scienziati dell'azienda farmaceutica e vengono messi a punto complessivamente
quattro enzimi. Nel 2002, nel corso di un'analisi denominata "The Mother of All
Experiments”, I'azienda decide di puntare le ricerche su uno dei tre enzimi messi a punto
autonomamente, perché giudicato il piu promettente. Lo sviluppo clinico viene poi
effettuato in collaborazione con gli scienziati della Duke University e dell'Erasmus
Medical Center.

Nel film, il dramma nel dramma inizia quando l'azienda decide che i pazienti sui quali
inizialmente testare il farmaco sperimentale saranno quelli di piu giovane eta, in cui le
possibilita di successo del farmaco sono maggiori. Vengono quindi esclusi i bambini di
Crowley, gia grandicelli. L'uomo, alle prese con un terribile conflitto di interesse, si ribella
e cerca di rubare il farmaco. Preferiamo non raccontarvi il finale del film, alquanto
commovente, per lasciarvi il piacere di gustarlo da soli.

Nella realta, nel 2006 Genzyme mette in commercio il farmaco alglucosidasi alfa, una
copia dell'enzima umano prodotto con la tecnologia del DNA ricombinante. Il farmaco,
che prende il nome di Myozyme, favorisce la degradazione del glicogeno impedendone
Faccumulo nelle cellule.

Il farmaco diventa cosi disponibile per la cura della malattia di Pompe, anche per Megan
e Patrick (non quelli della finzione cinematografica ma quelli veri), che sono ancora vivi
e ricevono la terapia enzimatica sostitutiva.

Crowley, quello vero, nel frattempo ha lasciato Genzyme ed e diventato amministratore
delegato di Amicus Therapeutics, societa biotech che sta sviluppando sostanze
cosiddette "chaperones” che hanno la funzione di incrementare la residua attivita
enzimatica nel corso di malattie come Fabry, Gaucher e Pompe. Tale approccio
terapeutico e attualmente ancora in fase sperimentale.

Su questa storia, che ha dellincredibile, e stato scritto "The Cure”, un libro pubblicato
nel 2006 e vincitore del premio Pulitzer. Adesso esce anche il film, un po'
melodrammatico, ma che puo aiutarci a riflettere su questa malattia e in generale sulle
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malattie rare, sulla ricerca farmacologica e sulle logiche industriali.
Le chiavi di lettura del film possono essere tante. Un dato di fatto & che oggi per questa
malattia c'e una terapia e che i malati di Pompe hanno una migliore prospettiva di vita.

La "comunita Pompe", formata dai malati e dai loro famigliari, ha reagito al film in modo
complessivamente positivo ritenendolo uno stimolo a conoscere meglio la malattiae a
dare visibilita ai malati e alle loro storie di sofferenza ma anche di grande coraggio. Non
e stata invece apprezzata la dimenticanza degli sforzi di tanti altri ricercatori e di tanti
altri bambini che negli anni scorsi hanno avuto un ruolo importante nella messa a punto
della cura. C'erano infatti diverse equipe di ricerca che studiavano la malattia di Pompe
ed incentrare l'attenzione solo sulla storia della famiglia Crowley sembra sminuire il ruolo

fondamentale svolto dai ricercatori, dalla comunita scientifica e dalle tante famiglie che,
con il loro gioco di quadra, si sono cosi profondamente impegnate nella ricerca di una
cura.

Non bisogna pero dimenticare che si tratta pur sempre di un film e che le storie, quelle
che piacciono alla gente, hanno bisogno di eroi.

Come e cambiata la situazione per questi malati dopo 'uscita del farmaco?

E' ancora presto per trarre delle conclusioni definitive, visto che e in commercio da circa
3 anni e che i primi pazienti che lo hanno utilizzato nei trials clinici hanno una storia di
cura di circa 10 anni. Si pud pero rimarcare una netta discontinuita tra il prima e il dopo
la disponibilita del farmaco.

In precedenza i bambini malati della forma infantile, la piu severa e a velocissima
evoluzione, avevano un'aspettativa di vita di pochi anni con una qualita di vita molto
negativa (immobilizzati su una sedia a rotelle e ventilati artificialmente). | bambini che
hanno ricevuto il trattamento per primi, e quindi adesso hanno 10-12 anni di vita, non
solo sono sopravvissuti ma non hanno segni visibili di malattia che e stata bloccata
dalla somministrazione dell'enzima. Fino ad ora, il farmaco ha cambiato la storia naturale
della malattia di questi bambini. Bisognera vedere quale sara l'evoluzione nei prossimi
anni, c'e molta speranza e fiducia.

[l fattore chiave per garantire ai bambini malati di Pompe le migliori chance di una vita
soddisfacente € la diagnosi precoce attraverso uno screening neonatale. | casi piu
gravi, immediatamente riconoscibili clinicamente, sono da trattare subito con il farmaco.
A parte questi casi, per fortuna limitati al 10% del totale, non tutti i bambini con deficit
enzimatico sono pero destinati a sviluppare la malattia. In questi casi bisogna procedere
a un monitoraggio molto frequente per riconoscere dai segni biologici l'inizio della
malattia conclamata per poi trattarla subito.

Per concludere, il film non solo e la descrizione di un'avventura ma e anche un invito
alla speranza, un messaggio di ottimismo per comunicare a quanti si sentano impotenti
dinanzi alla malattia che non bisogna mai arrendersi.
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IL TEMA DELLE MALATTIE RARE IN UN
NUOVO FILM CON HARRISON FORD

18 January 2010

Nuovo ruolo da eroe per Harrison Ford. La star hollywoodiana fa coppia con Brendan Fraser nel
nuovo film del regista inglese Tom Vaugh dedicato al tema delle malattie rare. Smessi frusta e
cappello, Indiana Jones, che a luglio compira 68 anni, indossera il camice dello scienziato solitario
in “Misure straordinarie”. 1l film, che esce il 22 gennaio nelle sale Usa e ad aprile da noi, ¢ ispirato
alla storia vera di John e Aileen Crowley, ai cui bimbi viene diagnosticata una rara malattia
degenerativa. La coppia cerca disperatamente una cura. Ma per i medici non ne esiste una.
L’incontro con il dottor Robert Stonehill (Harrison Ford), brillante ricercatore dal carattere un po’
spigoloso, cambiera le cose. Crowley e Stonehill sfideranno le industrie farmaceutiche,
disinteressate alla produzione di “farmaci orfani”: insieme riusciranno a trovare la cura e a
introdurre sul mercato il farmaco creato.

“Non volevamo dare giudizi sul sistema sanitario o sulle industrie farmaceutiche - ha dichiarato
Ford in un’intervista - il film parla di una storia privata. Mi piacerebbe che gli spettatori si
ponessero delle domande dopo averlo visto. Come io mi sono informato come non facevo da tempo
per un personaggio da interpretare, cosi vorrei che il pubblico approfondisse le sue conoscenze su
malattie rare e farmaci orfani”.
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Cinema. ['attore veste i panni di uno scienziato che si occupa di malattie rare

I farmaci orfani di Harrison Ford

La sfida
di due medici

Una pellicola
per riflettere

Harrison Ford veste 1 panni di un
differente tipo di eroe, rispetto ai
ruoli in cul siamo abituati a ve-
derlo, in Extraordinary Measures
in uscita ad aprile. Non pitt fru-
sta e cappello come in Indiana
Jones o immerso nelle ambien-
tazioni futuristiche che I'hanno
portato al successo di Guerre
Stellari e Blade

Runner. Ora inter-

preta uno scienzia-

to la cui figura ¢

ispirata ad wuna

persona reale.

Nel film del regista inglese Tom
Vaughn, Ford &1l dottor Canfield,
un rispettato biologo dell'univer-
sita dell’'Oklahoma. Canfield nel
2002 creo un farmaco per i ma-
lati del morbo di Pompe insieme
a John Crowley, genitore di due
bambini affetti dalla malattia,
che causa I'assenza di un enzi-

ma essenziale per la funzione dei
muscoli del corpo. Il medicinale

rientra nella categoria dei farma-

ci orfani, ovvero quelli che non

vengono prodotti dalle industrie

farmaceutiche a causa della do-

manda insufficiente dovuta alla

rarita della malattia trattata. Sfi-

dando V'indifferenza delle case
farmaceutiche,

Crowley e Canfield

riuscirono a intro-

durre sul mercato

il farmaco. «Sono

stato a contatto

con scienziati per molto tempo

prima dell’inizio delle riprese -

racconta i1 67enne Harrison Ford

- ho voluto fare conoscenza con

un mondo, quello delle malattie
rare, di cui si sa molto poco».

Per gli Usa le malattie rare so-

no le patologie che affliggono me-

no di 200.000 persone. «Sono

morbi di cul nemmeno si ha fa-
miliaritd con il nome, ma se ci
toccano da vicino, se magari col-
piscono uno dei nostri familiari la
prospettiva cambia». La famiglia
Crowley ha due figli affetti dal
morbo di Pompe: 'aspettativa di
vita era di 9 anni fino al giorno
della scoperta di Canfield, che
ora ha reso possi-
bile a questo tipo
di malati una vita
quasi  normale.

John Crowley & in-

terpretato sul

grande schermo da Brendan
Fraser. «Ho conosciuto Crowley e
i suoi figli durante le riprese -
racconta l'attore, sono persone
fantastiche. I bambini sono co-
stretti sulla sedia a rotelle, ma
hanno una forza incredibile.
L'unione fra due caratteri contra-
stanti come quello di Crowley e il

dottor Canfield ha reso possibile
cio che era inimmaginabile».

Oggigiorno 1 due hanno una

ditta che si occupa esclusivamen-

te di produrre farmaci orfani, che

non suscitano interesse nelle

grandi industrie per gli scarsi in-

troiti che portano, nonostante ne-

gli Stati Uniti una legge preveda

deduzioni  dalle

tasse per chi com-

ie studi sulle ma-

attie rare. «Non

volevamo dare giu-

dizi sul sistema sa-

nitario o sulle industrie farma-

ceutiche», prosegue Ford: «Il film

parla di una storia privata. Mi

piacerebbe che gli spettatori si

ponessero delle domande dopo

averlo visto. Vorrei che il pubbli-

co approfondisse le sue cono-

scenze su malattie rare e farma-

ci orfani».
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Harrison Ford sfida i colossi farmaceutici

Sara un medico-eroe nel nuovo film “Extraordinary measures”

Harrison

Ford

presenta

il nuovo

film
“Extraordinary
measures”

arrison Ford veste i pan-
Hni di un differente tipo

di eroe, rispetto ai ruoli
in cui siamo abituati a veder-
lo, in Extraordinary Measu-
res in uscita ad aprile. Non
pin frusta e cappello come in
Indiana Jones o immerso nel-
le ambientazioni futuristiche
che I'hanno portato al succes-
so di Guerre Stellari e Blade
Runner. Ora interpreta uno

Una storia vera
interpretata anche
da Brendan Fraser

scienziato la cui figura é ispi-
rata ad una persona reale. Nel
film, del regista Tom Vaughn,

Ford é il dottor Canfield, un ri-
spettato biologo dell'univer-
sita dell’Okhlahoma.

Canfield nel 2002 cred un
farmaco per i malati del mor-
bo di Pompe insieme a John
Crowley, genitore di due bam-
bini affetti dalla malattia, che
causa 'assenza di un enzima
essenziale per la funzione dei
muscoli del corpo. Il medicina-
le rientra nella categoria dei
farmaci orfani, ovvero quelli
che non vengono prodotti dal-
le industre farmaceutiche a
causa della domanda insuffi-
ciente dovuta alla rarita della
malattia trattata. Sfidando
I'indifferenza delle case farma-
ceutiche Crowley, interpreta-
to sul grande schermo da
Brendan Fraser, e Canfield

riuscirono a introdurre sul
mercato il farmaco creato.
«Sono stato a contatto con
scienziati per molto tempo pri-
ma dell’inizio delle riprese -
racconta il 67enne Ford - ho
voluto fare conoscenza con un
mondo, quello delle malattie
rare, di cui si sa molto poco».
Per gli Usa le malattie rare so-
no le patologie che affliggono
meno di 200.000 persone. «So-
no morbi di cui nemmeno si
ha familiarita con il nome, ma
se ci toccano da vicino, se ma-
gari affliggono uno dei nostri
familiari la prospettiva cam-
bia». La famiglia Crowley ha
due figli affetti dal morbo di
Pompe: l’aspettativa di vita
era di 9 anni fino al giorno del-
la scoperta di Canfield, che
ora ha reso possibile a questo
tipo di malati una vita quasi
normale. John Crowley & in-
terpretato sul grande scher-
mo da Brendan Fraser. «Ho
conosciuto Crowley e i suoi fi-
gli durante le riprese - raccon-

ta ’attore visto nella saga del-
la Mummia - sono persone fan-
tastiche. I bambini sono co-
stretti sulla sedia a rotelle, ma
hanno una forza incredibile.
L’unione fra due caratteri con-
trastanti come quello di Cro-
wley e il dottor Canfield ha re-
so possibile cid che era inim-
maginabile».
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FORD: 1
BIOLO
YASSALTO

In “Extraordinary Measures”
e uno scienziato che lotta
contro le case farmaceutiche

ANDREA INDIANO

LOS ANGELES. Siamo abituatia
vederlo correre nella giungla impu-
gnando la frusta o districarsi fra omi-
cidi e inseguimenti nei thriller. Al li-
mitesi & concesso qualche tocco diro-
manticismo nelle commedie senti-
mentali, ma non si era mai visto un
Harrison Ford paladino della giusti-
zia. Nel suo nuovo film “Extraordi-
nary Measures”, 'attore 67enne in-
terpreta un biologo che sfida i colossi
farmaceutici per creare un farmaco
orfano, ovvero uno di quei medicinali
che non vengono prodotti a causa
della domanda insufficiente dovuta
allararita della malattia trattata.

La figura di Ford & basata sul me-
dico William Canfield, tuttoraprofes-
sore di biologia all’universita dell’Ok-
lahoma. Proprio Canfield nel 2002
creo un farmaco orfano per i malati
del morbo di Pompe insieme a John
Crowley, genitore di due bambini af-
fetti dalla malattia che provoca I’as-
senza di un enzima essenziale per la
funzione dei muscoli del corpo.
L’aspettativa di vita per i malati di
morbo di Pompe eradi nove anni fino

al giorno della scoperta di Canfield,
che ora ha reso possibile una vita
quasi normale ai piccoli malati.

Ford perunavoltainterpretaun
personaggio ispirato a una per-
sonareale. Ha conosciutoil dottor
Canfield?

«Certo, sono stato a contatto con
molti scienziati e sono stato a Okh-
lahoma City a conoscere lui e la sua
équipe. Mi sono informato anche sul
caso dei farmaci orfani: & un argo-
mento molto difficile che tocca un
campo, quello delle malattie rare, al-
trettanto complesso. Per gli Usa le
malattie rare sono le patologie che af-
fliggono meno di duecentomila per-
sone. Pud sembrare un numero esi-
guo, ma quando entri in contatto con
questi casi, all'interno della propria
famiglia, la prospettiva cambia. I
Crowley hanno due figli malati di
Pompe. Sapevano che dopo i nove
anni non li avrebbero potuti piu ve-
dere eppure hanno lottato e li hanno
salvati. Dove ¢’¢ forza di volonta si
puo arrivare a risultati insperati».

Ha visto il film con la famiglia
Crowley?

«Si, temevo che non potesse pia-

cere, ma alla fine erano soddisfatti. I
bambini sono venutisul set pitt diuna
volta ed & stato bellissimo. Hanno co-
nosciuto chi li interpreta ed erano
molto felici. E incredibile quanta
forza abbiano dimostrato di avere».

Qual & la cosa piu grande che ha
fatto per i suoi figli?

«Nulla di paragonabile a quello che
ha fatto Crowley. Al massimo li ho
portati all’ospedale per un osso rotto,
ma nulla di pit. Lui invece ha dimo-
strato una caparbieta incredibile. Ha
persoillavoro e rischiatola salute per
salvare i suoi bambini. Halottato con-
tro le case farmaceutiche e anche
dopo il loro iniziale rifiuto non si &
dato per vinto. Da persone cosi c’&
solo da imparare».

Quindi il film non condannal’in-
differenza delle case farmaceuti-
che per queste malattie?

«Ilfilm parladiun caso singolo, non
vuole essere unacriticaanessuno, ma
spero che apra gli occhi a molta gente
su questo genere di malattie. Le case
farmaceutiche sono industrie e guar-
dano al profitto. Uno dei temi del film
& proprio Poggettivita aziendale che
non si pud mescolare conle emozioni
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personali. Quindi spero che il film
faccia nascere una discussione sul si-
stema farmaceutico e su quello sani-
tario. Certamente non & stato sem-
plice trovare investitori, il tema trat-
tato non era dei pit facili. Siamo stati
fortunati a trovare la Cbs».
Comemai havolutoallontanarsi
dai soliti ruoli per cui & famoso?
«Finalmente ho avuto la possibilita
di cambiare, fare ricerche sul perso-
naggio che avrei interpretato come
non mi permettevo da tempo. Di so-

lito mi mandano sempre le stesse sce-
neggiature, ma questa ho capito su-
bito che era speciale. E il mio pros-
simo film sara una commedia con
Diane Keaton, quindi solo dopo qua-
rant’anni di carriera Hollywood co-
mincia a darmi ruoli diversi».

Larivedremo ancoranel ruolodi
Indiana Jones?

«Nonlo so. Dal terzo al quarto capi-
tolo sono passati diciotto anni quindi
credo che io e Spielberg ci penseremo
ancoraun po. Pero sono contento che

nell’ultima puntata siano stati creati
nuovi personaggi e nuove storie che
possono dare un futuro alla saga».

Suo figlio Liam, 8 anni, havisto i
film di Indiana?

«No, non & il suo genere. Preferisce
fumetti e cartoni animati. Quando ho
tempo libero sto conlui o midedico al
volo, la mia passione. Proprio in que-
sti giorni andro a rinnovare il bre-
vetto. Nonvado molto al cinema, pre-
ferisco stare in famiglia e cercare
nuove storie da raccontare».
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el fil

xtraordinary

asures”

Harrison Ford, eroe
che sfida i colossi
farmaceutici Usa

T

Harrison Ford e la piccola attrice Meredith Droeger

Nick Preston
LOS ANGELES

Harrison Ford veste i panni di
un differente tipo di eroe, ri-
spetto ai ruoli in cui siamo abi-
tuati a vederlo, in “Extraordi-
nary Measures” che uscira ad
aprile. Non piti frusta e cappel-
lo come in Indiana Jones o im-
merso nelle ambientazioni fu-
turistiche che 'hanno portato
al successo di “Guerre Stellari”
e “Blade Runner”.
Orainterpreta uno scienzia-
tola cuifigura éispirataad una
persona reale. Nel film, del re-
gista inglese Tom Vaughn,
Ford & il dottor Canfield, un ri-
spettato biologo dell’universi-
ta dell’lOkhlahoma. Canfield,
nel 2002, cred un farmaco peri
malati del morbo di Pompe in-
sieme a John Crowley, genito-
re di due bambini affetti dalla
malattia, che causa l'assenza

di un enzima essenziale per la
funzione dei muscoli del cor-
po. Il medicinale rientra nella
categoria dei farmaci orfani,
ovvero quelli che non vengono
prodotti dalle industre farma-
ceutiche a causa della doman-
da insufficiente dovuta allara-
rith della malattia trattata.
Sfidando l'indifferenza del-
le case farmaceutiche Cro-
wley, interpretato sul grande
schermo da Brendan Fraser, e
Canfield riuscirono a introdur-
re sul mercato il farmaco crea-
to. «Sono stato a contatto con
scienziati per molto tempo pri-
ma dell'inizio delle riprese -
racconta il 67enne Ford - ho
voluto fare conoscenza con un
mondo, quello delle malattie

rare, di cui si sa molto poco».
Per gli Usa le malattie rare so-
no le patologie che affliggono
menodi200.000 persone. «So-
no morbi di cui nemmeno si ha

familiarita con il nome, ma se
citoccano da vicino, se magari
affliggono uno dei nostri fami-
liarila prospettiva cambia».

La famiglia Crowley ha due
figli affetti dal morbo di Pom-
pe: l'aspettativa divitaeradi 9
anni fino al giorno della sco-
perta di Canfield, che ora ha
reso possibile a questo tipo di
malati una vita quasi normale.
Brendan Fraser racconta: «Ho
conosciuto Crowley e i suoi fi-
glidurante leriprese -racconta
noto per lasagadellaMummia
— sono persone fantastiche. I
bambini sono costretti sullase-
dia a rotelle, ma hanno una
forza incredibile. L'unione fra
due caratteri contrastanti co-
mequellodiCrowleyeil dottor
Canfield ha reso possibile cio
che erainimmaginabile».

Oggigiornoidue hanno una
ditta che si occupa esclusiva-
mente di produrre farmaci or-
fani, che non suscitano interes-
senelle grandiindustrie per gli
scarsi introiti che portano, no-
nostante negli Stati Uniti una
legge preveda deduzioni dalle
tasse per chi compie studisulle
malattie rare. «Non volevamo
dare giudizi sul sistema sanita-
rio o sulle industrie farmaceu-
tiche - prosegue Ford - il film
parla di una storia privata. Mi
piacerebbe che gli spettatori si
ponessero delle domande do-
po averlo visto e che approfon-
dissero le conoscenze su ma-
lattie rare e farmaci orfani». «
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Harrison Ford,

il suo nuovo eroe
indossa il camice
In “Misure straordinarie” & un

ricercatore che trova la cura per
una rara malattia. a pagina 14

Harrison

Ford,

Il SUO NUOVO eroe
Indossa Il camice

H MISURE STRAORDINARIE Harrison Ford e Brendan Fraser nel film di Tom Vaugh.

AD APRILE NELLE SALE indiana

Jones depone frusta e cappello e indossa il
camice. E il ricercatore solitario di “Misure
straordinarie”. Basato su una storia vera.

LOSANGELES-Nuovoruolo daeroe per Harrison
Ford. Lastar hollywoodiana fa coppia con Brendan
Fraser (“La Mummia”, “Viaggio al centro della Ter-
a”) nel nuovo film del regista inglese Tom Vaugh.
Smessi frusta e cappello, Indiana Jones, che aluglio
compira 68 anni, indossera il camice dello scienzia-
tosolitarioin “Misure straordinarie”.
Dramma a lieto fine
II film, che esce il 22 gennaio nelle sale Usa e ad
aprile da noi, ¢ ispirato alla storia vera di John e
Aileen Crowley (Brendan Fraser e Keri Russell), ai
cui bimbi (Diego Velazquez e Meredith Droeger)
viene diagnosticatauna rara malattia degenerativa.

La coppia cerca disperatamente una cura. Ma peri
medici non ne esiste una. L'incontro con il dottor
Robert Stonehill (Harrison Ford), brillante ricerca-
tore dal carattere un po’ spigoloso, cambiera le co-
se. Crowley e Stonehill sfideranno le industrie far-
maceutiche, disinteressate alla produzione di “far-
maci orfani” (prodotti potenzialmente utili per
trattare una malattia rara, ma che non hanno un
mercato che ripaghi le spese del loro sviluppo):
insieme riusciranno a trovare la cura e a introdurre
sul mercato il farmaco creato. “Non volevamo dare
giudizi sul sistemna sanitario o sulle industrie farma-
ceutiche-hadichiarato Fordin un’intervista-il film
parla di una storia privata. Mi piacerebbe che gli
spettatori si ponessero delle domande dopo averlo
visto. Come io mi sono informato come non facevo
datempo per un personaggio da interpretare, cosi
vorrei che il pubblico approfondisse le sue cono-
scenze sumalattie rare e farmaci orfani”.
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