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Terapia Individuato il primo bambino per il trial nella cura dell’Atrofia Muscolare Spinale. Speranza nelle famiglie

Piccolo eroe di cristallo arruolato contro la Sma

Momento storico: la sperimentazione di quattro farmaci ¢ entrata nella fase clinica

Veronica Meddi

iccoli eroi combattono.
POgnuno come pud, in pri-

ma persona, con i mezzi
chehaadisposizione. Ma tutti
gli eroi hanno un’arma che li
accomuna: la voglia di vivere.
E questo, che & un fatto sacro-
santo, li trasforma nell'imme-
diato in eroi grandi. La trage-
diaarrivacon!’attodellacono-
scenza, decantavano gli anti-
chi greci. Dando unnome, per
quanto complicatoda pronun-
ciare, a tutti quei sintomi che
affliggono il piccolo eroe, i ge-
nitori hanno potuto, unendo-
si, trasformare il «sapere» in
«agire».

L’AtrofiaMuscolare Spinale
(SMA) e unamalattia delle cel-
lule nervose delle corna ante-
riori del midollo spinale. Da
queste cellule partono i nervi
diretti ai muscoli, principal-
mente quelli pitvicini al tron-
co.LaSMA, quindi, limitaoim-
pediscele attivita naturali, per
diritto, ai bambini, come gatto-
nare quando sono piccoli,

camminare, controllare il col-
lo e latesta, deglutire.

E come si fa ad accettare
una condanna del genere per
ilpropriofiglio? Unavoltaaca-
sa, saputala diagnosi, come si
fa ad andare avanti?

Per amore, solo peramore. [
genitori amano con forza, co-
raggio, ottimismo. Malgrado
tutto. E i genitori di Famiglie
SMA vogliono trovare la cura
finanziandolaricercascientifi-
ca e un’assistenza in grado di
accompagnare per mano i
bambinimalati. Ecco cheil pri-
mo bambino, piccolo eroe di
cristallo, si arruola per la tera-
piagenicaperlacuradell’Atro-
fia Muscolare Spinale. La fase
e cruciale. Sono ben quattro,
infatti, i farmaci la cui speri-
mentazione sarebbe entrata
nella fase clinica umana. In
questo inizio maggio 2014, la
scienza ha segnato un altro
puntoafavore dellavitae della
sua dignita, quest’ultima mai
da trascurare, né sottovaluta-
re, e uno di questi farmaci ha
gia terminato il percorso con

Manifesto Il richiamo dei genitori dei piccoli malati «<sconosciuti»

Jn bambino SMa
ha bisoGho
di tantissime cose,

anche di

risultati molto soddisfacenti.
Si riaccendono le speranze. E
unmomentostoriconell’avan-
zamento dellaricercaperlacu-
radella SMA, che per la prima
volta lascia I'ambito preclini-
coedentra a tutti gli effetti nel
concreto del trial clinicouma-
no. L'incoraggiamento, spa-
zio al raggio di speranza, che
non vamai persa di vista, arri-
va dopo i risultati dello studio
internazionale Trophos che
hadapocoterminatoil percor-
so Clinico. Ma anche altri ap-
procci terapeutici stanno per
avvicinarsi alla fase clinica.
Sono in atto, infatti, le ulti-
me fasi di preparazione buro-
cratica per far partire uno stu-
diomulticentrico conilfarma-
colISIS-SMNRx, dopochelefa-
sil e 2 negli Stati Uniti hanno
dimostrato 'assenza di effetti
collaterali e data qualcheindi-
cazione di efficacia. Sembra
chestianoper entrarein fase 1
il Quinazoline, prodotto dalla
Pfizer,e unnuovo farmacodel-
la PTC/Roche. Quest'ultimo
hamostrato dei risultati signi-

Incontro a Berlino
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«Affideremo i nostri figli

per i trial per creare

un rapporto di fiducia»

far sapere
che ESISTE

ficativi sul modello murino; si
attendono ora, con molte
aspettative,le sue possibili ap-
plicazioni. L'associazione ita-
liana Famiglie SMA ha lavora-
to sin dal principio per arriva-
re,nonsoloasperare, maatoc-
care con mano, una possibili-
ta tanto importante.

Ora ¢ il momento, e Fami-
glie SMA & pronta ad affianca-
reiricercatoriavendo stimola-
tolacreazionediunarete clini-
canazionale, sia per quantori-
guardalebanchedatideibam-
bini pergliarruolamenti attra-
verso il Registro dei Pazienti,
siaperlasegnalazionedeiCen-
triClinicid’eccellenza. Duran-
telaConferenza Europeasulle
Malattie RareeiFarmaci Orfa-
ni 2014 svoltasi a Berlino lo
scorso fine settimana, Fami-
glieSMAestataconvocatadal-
la casa farmaceutica america-
naBiogenIdecchestacollabo-
rando con la ISIS farmaceuti-
ca e intende coinvolgere nei
prossimi mesil'Ttalia perla fa-
se 3 del trial del farmaco
ISIS-SMNRx.

Toglierespazioallastorden-
te sensazioneliquida di dispe-
razione, insieme e possibile.
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