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EL DISCORSO inaugurale per il  
lancio del grande progetto sul 
cervello , il #SBJO�*OJUJBUJWF, il 
presidente Barack  Obama  ri-
cordava l’importanza di «lavo-

rare con il  settore privato,  comprese le  
aziende, le fondazioni e gli istituti di ricer-
ca, per scovare le nostre menti migliori per 
aiutarci a raggiungere gli obiettivi».  Un 
concetto poi ripreso da un articolo del /FX�
:PSL�5JNFT che ricordava come ormai i fon-
di pubblici siano insufficienti e come sia ne-
cessario stabilire nuove regole affinché i 
fondi privati siano incoraggiarli con sgravi 

fiscali e siano impediti eventuali abusi o 
conflitti di interesse nascosti. Un bell’esem-
pio viene dalla CHDI - Iniziativa per la Cura 
della Malattia di Huntington - fondata nel 
2002 grazie a fondi privati. E che « è in gra-
do di portare fondi per la malattia di Hun-
tington - spiega il presidente, Robi Blumen-
stein - che altrimenti non sarebbero dispo-
nibili. E poiché siamo una noprofit, per noi 
chiunque è un potenziale collaboratore, e 
poi non abbiamo competitori, un fatto che 
ci dà molta più flessibilità». 

Robi Blumenstein, come selezionate e 
controllate i progetti ?
«Proprio il fatto di essere focalizzati su 

una specifica malattia ci permette di avere 

una quadro generale sugli aspetti terapeu-
tici su cui puntare e che altri finanziatori 
non vogliono o possono perseguire. Come 
ad esempio agli strumenti per misurare la 
tossicità della variante patologica dell’hun-
tingtina, la proteina che causa la malattia, 
oppure Enroll-HD, il nostro ampio studio os-
servazionale che raccoglie oggi ben 10mila 
partecipanti. I progetti vengono seguiti da 
uno staff di scienziati che resta fortemente 
coinvolto per tutta la durata del program-
ma e contribuisce ad orientarlo verso gli 
scopi terapeutici».

Quali sono le aree di ricerca più avanza-
te e promettenti per l’Huntington? 
«Poiché la malattia è causata da una sin-

gola mutazione di un gene, quello respon-
sabile della produzione della proteina hun-
tingtina, è ovvio che i farmaci terapeutici 
più promettenti sono quelli che mirano a re-
golare questa proteina. Attualmente, la Io-
nis Pharmaceuticals e la Roche stanno svol-
gendo importanti trial clinici che mirano a 
ridurre la quantità di quella proteina tossi-
ca, e approcci simili a questi, ovvero incen-
trati sull’huntingtina, ve ne sono diversi at-
tualmente in sviluppo. Ad esempio, anche 
la Pfizer e la Teva, due grandi gruppi farma-
ceutici, stanno lavorando su alcune moleco-
le candidate alla cura dell’Huntington, e di-
verse biotech più piccole su altri approcci 
innovativi».

Quanto vale il rapporto con i pazienti ? 
«Abbiamo grande rispetto per l’impe-

gno delle associazioni , e desideriamo lavo-
rare con i pazienti attraverso di loro. Infat-
ti, ne coordiniamo le attività e talvolta fi-
nanziamo anche i loro progetti».

La vita dei pazienti è piena di problemi. 
Chi si occupa di questi aspetti e che ruo-
lo hanno le fondazioni?
«Siamo  naturalmente  ben  coscienti  

dell’enorme peso che le famiglie dei malati 
si sobbarcano nella gestione della quotidia-
nità. Tra l’altro,finanziamo la Rete Euro-
pea per la Malattia di Huntington, un con-
sorzio di clinici, ricercatori e altri professio-
nisti sanitari. Uno dei loro progetti è stato 
definire quali sono le attuali migliori proce-
dure standard di cura. Progetto reso pubbli-
co con un numero di /FVSPEFHFOFSBUJWF�%J�
TFBTF�.BOBHFNFOU, disponibile online. Poi 
abbiamo lanciato Enroll-HD, una piattafor-
ma di ricerca clinica che ha anche lo scopo 
di stabilire la migliore pratica comparando 
gli effetti sui pazienti nel mondo» .

Nel 2050 i pazienti affetti da malattie 
neurodegenerative triplicheranno. 
«Sappiamo esattamente cosa causa la 

patologia’Huntington  e  le  persone  a  ri-
schio possono fare i test genetici: in tal mo-
do possiamo sapere chi svilupperà la malat-
tia. Questo è un ottimo modello per un ap-
proccio terapeutico mirato a prevenire la 
neurodegenerazione, e ci sono buone pro-
babilità che i trattamenti che saranno effi-
caci con questa malattia lo saranno anche 
per le altre neurodegenerative».
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