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09.30 Registrazione dei partecipanti
09.45 Apertura lavori
I SESSIONE
10.00 La diagnosi di malattie genetiche rare

Moderatore: ?

Le malattie lisosomiali: una diagnosi a volte complessa e non sempre
scontata. Come ottenere una diagnosi precoce? - Rossella Parini

Malattia di Gaucher: un modello di malattia genetica complessa
Mirella Filocamo

La malattia di Gaucher: dalla classificazione teorica alla realta clinica
Maja Di Rocco

11.00 Farmaci orfani e malattie genetiche
Moderatore: ?

Malattia di Gaucher: opportunita terapeutiche - Silvia Linari

La terapia specifica nelle malattie metaboliche con coinvolgimento
neurologico: stato dell’arte - Vincenzo Leuzzi

Malattia di Fabry: una malattia rara con coinvolgimento multidisciplinare
Andrea Frustaci

12.00 Farmaci orfani e malattie oncoematologiche pediatriche
Moderatore: ?

Farmaci innovativi e leucemie linfoidi acute in etd pediatrica: uno sguardo
al futuro - Franco Locatelli

Farmaci orfani e leucemie mieloidi acute in etd pediatrica: presente e futuro
Andrea Pession ?

Farmaci orfani e leucemia acuta promielocitica in etd pediatrica
Anna Maria lesti

13.00 Pausa pranzo




14.00

15.00

17.00

II SESSIONE

Focus on...malattie rare emergenti
Moderatore: Ugo Ramenghi

Casi clinici
Leucemia mieloide cronica in etd pediatrica: stato dell’arte - Fiorina Giona
Neutropenia congenita - Carlo Dufour

Piastrinopenia congenita ed acquisita - Patrizia Noris

TAVOLA ROTONDA

Malattie rare: luci ed ombre
Moderatore: llaria Ciancaleoni Bartoli

Dalla teoria alla pratica: assistenza multidisciplinare al paziente con
malattia rara - Antonio Radicioni

La rete aziendale delle malattie rare: organizzazione fondamentale per la
presa in carico del paziente - Sandra Giustini

Lo sportello malattie rare: modello di integrazione assistenziale tra centri
regionali di riferimento, associazioni di pazienti e medicina del territorio

Mauro Celli

Il ruolo dell'informazione - /laria Ciancaleoni Bartoli
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Sede
Aula Magna
Centro Formazione Azienda Policlinico Umberto I

Viale Castrense, 9 (piano primo) - Roma

Direttore del Corso
Prof. Robin Foa

Responsabile Scientifico
Prof-ssa Fiorina Giona

ECM

Il convegno verra accreditato per le seguenti professioni: Medico Chirurgo, Farmacista.
Discipline di riferimento per la professione del Medico Chirurgo: Ematologia, Pediatria,
Medicina Interna e Neurologia.

Modalita di iscrizione

Liscrizione ¢ gratuita. Si prega di compilare 'apposita scheda di iscrizione ed inviarla via

fax o via email alla Segreteria organizzativa.
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