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‘AVVISO PER UNA RICHIESTA DI MANIFESTAZIONE DI INTERESSE A SOSTEGNO DEL PROGETTO DAL
:TITOLO: “GENE THERAPY FOR ALPHA-DYSTROGLYCAN MUSCULAR DYSTROPHY (MDC1C). Trattamento delle
-distrofie congenite da difetto di glicosilazione dell’alfa-distroglicano mediante I'uso autologo di piastrine”

'DA SVOLGERSI per 12 mesi
. PRESSO Laboratorio Cellule Staminali, UOC Neurologia DIRETTORE Prof. Yvan Torrente

jLa: Fondazione IRCCS Ca’ Granda Ospedale Maggiore Policlinico di Milano, nel rispetto della normativa
-vigente in materia, intende sondare la disponibilita di finanziamento a sostegno delle attivita di ricerca sul
.tema “GENE THERAPY FOR ALPHA-DYSTROGLYCAN MUSCULAR DYSTROPHY (MDC1C)”’ gia in corso presso la
"UOC di Neurologia, Fondazione IRCCS Ca' Granda Ospedale Maggiore Policlinico, organizzata dal Prof. Yvan
:Tdrrente, Responsabile del Laboratorio Cellule Staminali, finalizzato ad un avanzamento terapeutico nella
-cura delle alfa-distroglicanopatie.

_Origine del bisogno

“Il Laboratorio Cellule Staminali, presso la UOC di Neurologia della Fondazione IRCCS Ca' Granda Ospedale
:Maggiore Policlinico, & da anni specializzato nella ricerca traslazionale applicata alle patologie
.neurodegenerative, con approcci combinati di terapia cellulare e genica. Attraverso la messa a punto di
_protocolli innovativi, il Laboratorio Cellule Staminali supporta la ricerca per il trattamento delle malattie
‘rare, con particolare specializzazione nell’ambito delle distrofie muscolari.

‘La ricerca del Laboratorio & supportata dalla dotazione di apparecchiature d’eccellenza messe a
“disposizione dall’Associazione “Centro Dino Ferrari” ed in comodato d’uso con la Fondazione IRCCS Ca’
:Gﬁanda Ospedale Maggiore Policlinico di Milano. Il Laboratorio & suddiviso in facilities specifiche per le
-attivita di biologia cellulare e citofluorimetria, per la biologia molecolare, ed & comprensivo delle sezioni di
-biochimica e istologia; nonché di uno stabulario messo a disposizione dalla Fondazione.

‘Limpiego di metodiche all’avanguardia, di personale altamente specializzato e di approcci combinati di
:tefapia cellulare e terapia genica fanno del Laboratorio Cellule Staminali un importante punto di
-riferimento all'interno della Medicina Rigenerativa, applicata non solo alle malattie degenerative, ma anche
.a trattamenti che fanno seguito a lesioni traumatiche del midollo spinale e dei nervi.

"La: finalita del presente avviso & contribuire al finanziamento di una ricerca basata su un trattamento delle
-distrofie congenite da difetto di glicosilazione dell’alfa-distroglicano mediante I'uso autologo di piastrine.
-Nell’ambito del progetto si provvedra all'acquisizione di materiale di consumo e a services necessari per il
‘raggiungimento degli obbiettivi preposti.

il progetto si propone, infatti, di testare ai fini di una futura applicazione clinica un approccio di trapianto
-autologo di cellule staminali ematopoietiche corrette geneticamente. Questo approccio sperimentale &
'pe_nsato proprio per curare la malattia LGMD2I| senza esporre il paziente ai rischi di un trapianto di midollo.
“In-questo progetto viene anche testata I'ipotesi di validare I'utilizzo di enzimi sintetizzati a partire da batteri
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:ché sono in grado di glicosilare I'alfa-distroglicano. Questo ci permetterebbe non solo di confermare la
-nastra ipotesi ma aprirebbe anche la percorribilita della creazione di un vero e proprio farmaco cosi come
.esistente per un altro tipo di malattia muscolare quale la malattia di Pompe.

: Importo stimato per la realizzazione del progetto :€ 68.200,00=.

.Impegni reciproci

"Il finanziatore si assume I'obbligo di erogare alla Fondazione IRCCS Ca’ Granda - Ospedale Maggiore
“Policlinico di Milano un contributo liberale a copertura anche parziale delle spese.

.La Fondazione IRCCS siimpegna ad utilizzare i contributi del finanziamento per dette finalita.

. Modalita di partecipazione

-Presa visione dell’avviso, i soggetti (persone fisiche o giuridiche) che intendono sponsorizzare I'iniziativa
.sopra descritta, potranno presentare formale richiesta inviando offerta in forma scritta, preferibilmente,
.tramite PEC allindirizzo protocollo@pec.policlinico.mi.it. entro e non oltre le ore 12.00 del 3 O DTT' 20‘58
‘Qualora le stesse fossero recapitate a mezzo posta, dovranno pervenire inderogabilmente entro e non
-oltre il predetto termine. A tal fine fara fede il timbro dell’Ufficio Protocollo della Fondazione.

"Il referente del procedimento @ il Direttore Scientifico della Direzione Scientifica.
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-Per quanto non contemplato nel presente avviso, si rinvia alla legislazione vigente.
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