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PROBLEMATICHE COMUNI
D1 DIAGNOSI TEMPESTIVA
PER LE MALATTIE RARE
METABOLICHE INVALIDANTI.
L'esempio di XLH e LSD

ROMA, 6 NOVEMBRE 2018
Sala Milde Tofti, Palazzo Theodaoli Bianchelli, Camera dei Deputati
Plazza del Parlamento, 19
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Oltre 500 Malattie metaboliche ereditarie: “Solo con lo
screening neonatale si riducono handicap e mortalita®
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Home » Salute

Salute, malattie metaboliche ereditarie: Aismme, decisivo lo
screening neonatale

Oltre 500 Malattie metaboliche ereditarie: "Solo con lo screening neonatale si riducono handicap e mortalitd”

{Prima Pagina Mews] | Marted] 06 Movemnbre 2018

Il prossimo 7 agosto 2018, Francesco Biasi di 17 anni di Torino e Asia Venturelli 14 anni di Modena, giovani
con diabete di tipo 1, insieme ad alcuni operatori Sanitari [...]
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BUONE NOTIZIE SUL NOSTRO PAESE IN AMBITO EUROPEO: SIAMO UN RIFERIMENTO

snlus
Associaxione ltaliana Sostegno
Malartie Metaboliche Eredtane

Italia ‘eccellente’ per le malattie rare metaboliche invalidanti

ANDREA SERMONTI

m Stimolare il dibattito per indivi-
duare un adeguato percorso gestio-
nale che, a partire dalla diagnosi
precoce, consenta un effettivo mo-
nitoraggio dei pazienti, dall’eta pe-
diatrica all'eta adulta, garantendo
loro l'accesso alle pil1 opportune
soluzioni innovative.

Questo l'obiettivo del Convegno
‘Problematiche comuni di diagnosi

tempestiva per le malattie rare me-
taboliche invalidanti. L'esempio di
XLH e LSD' organizzato nei giorni
scorsi a Roma, su iniziativa dell'As-
sociazione Italiana Sostegno Ma-
lattie Metaboliche Ereditarie (Ai-
smme), da MA Provider e realizzato
grazie al contributo non condizio-
nato di KYOWA KIRIN e SANOFI
GENZYME. All'evento, che si & svol-
to alla Camera, hanno partecipato
istituzioni, clinici e pazienti.

«Aismme offre dal 2005 soste-
gno e assistenza ai malati di pa-
tologie metaboliche ereditarie -
ha detto Manuela Vaccarotto, vice
presidente AISMME Onlus - negli
anni abbiamo focalizzato il no-
stro impegno perché venisse ap-
plicato a tutti i nuovi nati in Italia
lo Screening Neonatale Esteso,
un test che identifica precoce-
mente queste malattie. Solo una
diagnosi precoce permette di in-

tervenire in modo tempestivo con
diete e trattamenti prima che la
malattia progredisca, riducendo
irischi di disabilita e mortalita e
migliorando la qualita di vita del
paziente.

Anche grazie al nostro lavoro fi-
nalmente la Legge 167/2016 ha reso
questo test obbligatorio e gratuito
in tutto il territorio italiano per tutti
inuovi nati e per circa 40 patologie,
prima nazione in Europas.

Il prossimo 7 agosto 2018, Francesco Biasi di 17 anni di Torino e Asia Venturelli 14 anni di Modena, giovani

con diabete di tipo 1, insieme ad alcuni operatori Sanitari [...]
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PAGINA A CURA DI STUDIONEWS - INFO@STUDIONEWS.EU

Malattie rare metaboliche: «possiamo fare di pitw

Le malattie rare metaboliche sono difficili
da diagnosticare: sono spesso asintomati-
che inizialmente & questo fa si che provo-
chino danni estremamente gravi agli organi
in modo subdolo, pontando il pariente a
grave disabilita e persino alla morte. Se n's
parlato a Boma negli scorsi giormi durante
il convegno ‘Problematiche comuni di dia-
gnosi tempestiva per le malattie rare meta-
boliche invalidanti. Lesempio di XIh e Lsd’,
che havoluto accendere i riflettori su que-
sto gruppo di patwlogie, stimolando il di-
battito per individuare un adeguato percor-
50 gestionale che, a partire dalla diagnosi
precoce, consenta un effettive monitoraggio

ta, garantendo loro I'accesso alle pit op-
portune solurioni innovative. Nato dall'ini-
ziativa dell’Associarione italiana sostegno
malattie metaboliche ereditarie [Aismme)
e realizzato grazie al contributo non con-
dizionato di Kyowa kirin e Sanofi Genzyme,
I'evento, ha visto la partecipazione di isti-
turioni, clinici e pazienti-Negli anni abbia-
mo focalizzato il nostro impegno perché
venisse applicato a tutti i nuovi nati in Ialia
lo screening neonatale esteso, un test che
identifica precocemente queste malattie.
Solo una diagnosi precoce permette di in-
tervenire prima che la malattia progredisca,
riducendo i rischi di disabilita e mortalita

- Ha detto Manuela Vaccarotto, vice presi-
dente Aismme - Anche grazie al nostro la-
voro finalmente la Legge 167/2016 ha reso
questo test obbligatorio e gratuito in tutto
il territorio italiano per tutti i nuovi nati e
per circa 40 patologie, prima nazione in Eu-
ropa. Graze a questa legge vengono iden-
tificati precocemente circa 350 neonati. Un
presidio di civilta che abbiamo sahuntato con
soddisfarione, ma che riteniamo debba ul-
teriormente allargarsi, per premettere di
identificare precocemente altre patologie
metaboliche ereditarie come le malattie li-
sosomiali, perle quali attualmente esistono
trattamenti adeguati=.

ME NUELE VACCARDTTO dei parienti, dall'eta pediatrica all'eta adul- e migliorando la qualita di vita del paziente MATILDE SCUDERI
Il prossimo 7 agosto 2018, Francesco Biasi di 17 anni di Torino e Asia Venturelli 14 anni di Modena, giovani
con diabete di tipo 1, insieme ad alcuni operatori Sanitari [...]
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Oltre 500 Malattie metaboliche ereditarie: “Solo con lo screening
neonatale si riducono handicap e mortalita”

Stimolare il dibattito per individuare un adeguato percorso gestionale che, a partire dalla diagnosi precoce, consenta un effettivo
monitoraggio dei pazienti, dall’'eta pediatrica all'eta adulta, garantendo loro I'accesso alle pit opportune soluzioni innovative.
Questo l'obiettivo del Convegno “Problematiche comuni di diagnosi tempestiva per le malattie rare metaboliche invalidanti.

Prima Pagina klewel | BMartedi NA Mowvembre 2018

® Roma - 06 nov 2018 (Prima Pagina
Mews)

Stimolare il dibattito per individuare un
adeguato percorsa gestionale che, a partire
dalla dizgnosi precoce, consenta  un
effettivo monitoraggio dei pazienti, dall’sta
pediatrica alletd adulta, garantendo loro
I'accessa alle pin apportune  soluzioni
innovative.  Questo l'obiettivae  del
Convegno  “Problematiche  comuni di
diagnosi tempestiva per le malattie rare

dizgnosi tempestiva per le mzlattie rare metaboliche invalidanti.

Lesempio di ¥LH e LSD" organizzato ogzi 2 Roma, su iniziativa di AISMME (Associazione Italianz Sostegno Malattie Metabaoliche
Ereditarie), da MA Provider e rezlizzato grazie al contributo non condizionato di KYOWA KIRIN e SANOF|I GEMZYME. All'Evento,
che si & svolto alla Camera, hanno partecipato istituzioni, clinici & pazienti. “Aismme offre dal 2005 sostegno e assistenza ai malati
di patologie metzboliche ereditarie, malattie rare e inizialmente asintomatiche, difficili da diagnosticare, provocando una rapida
dezenerazione degli organi e quindi gravi disabilitd quando non anche |2 morte. Megli anni abbiamo focalizzato il nostro impegno
perché venisse applicato a tutti | nuovi nati in Italiz lo Screening Meonatzle Esteso, un test che identifica precocemente queste
malattie. Solo una dizgnosi precoce permette di intervenire in modo tempestivo con diete e trattamenti prima che |a malattia
progredisca, riducendo i rischi di disabilita e mortalitz e migliorando lz qualita di vita del paziente”. Ha detto Manuelz Vacoczrotto,
vice presidente AISMME Cnlus “Anche grazie 2l nostro lavoro finalmente |3 Legze 167/2016 ha reso questo test obblizgatorio e

gratuito in tutto il territorio italiano per tutti | nuovi nati e per drca 40 patologie, prima nazione in Europa. Oggi inltalia, grazie a 10
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gquesta Legge & attraverso una nuova metodica diagnostica - la spettrometria di massa tandem - vengono identificati

precocemente circa 350 neonati. Un presidio di civiltd che zbbizmo salutsto con soddisfazione, ma che riteniamo debba
ulteriormente allargarsi, per premettere di identificare precocemente zltre patologie metabaliche ereditarie come le malattie
lisosomizali, per le guali attualmente esistono trattamenti zdeguati” "CQuesto Corwvegno si propone proprio di accendere
I'attenzione dei decisori & del mondo della politica & dellz medicinz sullz necessita di agziornare il panel dello SME, offrendo cosi
una nuova qualita di vita 2 dedne di neonati ed identificare percorsi multidisciplinari di presa in carico che gueste patologie
necessitano. Attenzione anche all’XLH, patologia metabolica dell'osso non diagnosticabile purtroppao con |2 stessa metodica; in
Italia si contano attualmente oltre 200 pazienti ed 2 allo studio una terzpiz che, per l'efficacia e la tollerabilitd dimostrate, ha
ricevuto una positive opinion dall’EMA & sard presto in commercio come farmaco per patologia orfana”. Ha proseguito e concluso
Manuela Vaccarotto “Lipofosfatemia X-Linked (¥LH) & un disturbo 2 carico del metzbolismo del fosfato, carstterizzato da
un'eccessiva escrezione di fosforo nelle urine con conseguente ipofosfatemia. La malattiz & legata al cromosoma X, 2 trasmissione
dominante: colpisce sia maschi che femmine. Mella maggzior parte dei casi & dizgnosticatz nei primi anni di vita, sahvo se sospettata
prima, in base alla storia familiare. Per i gravi sintomi, principalments ossei, |2 qualit della vita di questi pazienti & seriamente
compromessa. Ad oggi in ltaliz non & ancorz disponibile unza terapia che consente di trattare efficacemente questa malattia” Ha
spiegato Francesco Emma, Direttore del Dipartimento Pediatrie Specialistiche & Responsabile Unitd Operativa Mefrologia e
Diizlisi, IRCCS Ospedzle Pediatrico Bambino Gesd “Le malattie da accumulo lisosomizle LSD (oltre 50), che determinzno un
accumulo di macromolecols nel lisosomi con conseguente alterazione della funzionalita cellulare, attuzlmente non rientrano tra le
40 patologie rare per le guali & previsto lo screening neonatzle esteso & con il quale sarebbe possibile dizgnosticarle 2 pochi giorni
dalla nascita. 5ono malattie progressive e spesso partano a disabilita e talvolta 3 decesso nei primi anni di vita; sono malattie rare e
pertanto poco note e spesso non dizgnosticate o dizgnosticate tardivamente con un alto costo sodale per i gravi danni neurologici
e fisici. Per alcune 5D & ozgi disponibile una terapia enzimatica sostitutiva (ERT), un trapianto di cellule staminale ematopoietiche
che si & dimostrato efficace nella Mucopolisaccaridosi | ma solo se la dizgnosi & precoce, e per guest'ultima malattia oggi & in fase di
studio anche una terapia genica. Lo screening neanatale & importante per consentire una terapia precoce ed efficace. consentendo
un miglioramento della prognosi e della qualita di vita dei pazienti. Per questo ho portato avanti, come responsabile, un progetto
pilota di screening lisosomiale per [a malattia di Fabry, la Mucopolisaccaridosi | e la malattia di Pompe dal novembre 2014 che, ha
consentito di includere nell'agosto scorso nel pannello obbligatorio in Toscanz anche queste malattie. Quindi un'opportunita di

salute in pid per i nati in Toscana! . Ha raccontato Mariz Alice Donati, Responsabile Malattie Metabaliche, A0U Meyer Firenze.
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il Giornale on-line sui Farmaci

Stimolare il dibattito per individuare un adeguato percorso gestionale che, a partire dalla diagnosi
precoce, consenta un effettivo monitoraggio dei pazienti, dall'eta pediatrica all'eta adulta,
garantendo loro l'accesso alle piti opportune soluzioni innovative. Questo I'obiettivo del Convegno
"Problematiche comuni di diagnosi tempestiva per le malattie rare metaboliche invalidanti.
l'esempio di XLH e L5D" organizzato oggi a Roma, su iniziativa di AISMME (Associazione Italiana
Sostegno Malattie Metaboliche Ereditarie), da MA Provider e realizzato grazie al contributo non
condizionato di KYOWA KIRIN e SANOFI GENZYME. All'Evento, che si é svolto alla Camera,
hanno partecipato istituzioni, clinici e pazienti.

Stimolare il dibattito per individuare un adeguato percorso gestionale che, a partire dalla diagnosi
precoce, consenta un effettivo monitoraggio dei pazienti, dall’'eta pediatrica all'eta adulta,
garantendo loro 'accesso alle pia opportune soluzioni innovative. Questo 'obiettivo del Convegno
“Problematiche comuni di diagnosi tempestiva per le malattie rare metaboliche invalidanti.
L'esempio di XLH e L5D” organizzato oggi a Roma, su iniziativa di AISMME (Associazione ltaliana
Sostegno Malattie Metaboliche Ereditarie), da MA Provider e realizzato grazie al contributo non
condizionato di KYOWA KIRIN e SANOFI GENZYME. All'Evento, che si &€ svolto alla Camera,
hanno partecipato istituzioni, clinici e pazienti.

“Aismme offre dal 2005 sostegno e assistenza ai malati di patologie metaboliche ereditarie, malattie
rare e inizialmente asintomatiche, difficili da diagnosticare, provocando una rapida degenerazione
degli organi e quindi gravi disabilitéa quando non anche la morte. Negli anni abbiamo focalizzato il
nostro impegno perché venisse applicato a tutti | nuovi nati in Italia lo Screening Neonatale Esteso,
un test che identifica precocemente gueste malattie. Solo una diagnosi precoce permette di
intervenire in modo tempestivo con diete e trattamenti prima che la malattia progredisca, riducendo
| rischi di disabilita e mortalita e migliorando la qualita di vita del paziente”.

MA Provider SrlISO 9001:2018ertification for consultancy in health 1
care. Unauthorized reproduction is prohibited for all content



'} PHARMASTAR 6/11/2018
MAProvider

MARKET ACCESS PROVIDER

PHARMASTARX

il Giornale on-line sui Farmaci

Ha detto Manuela Vaccarotto, vice presidente AISMME Onlus “Anche grazie al nostro lavoro
finalmente la Legae 167/2016 ha reso questo test obbligatorio e gratuito in tutto il territorio italiano
per tutti i nuovi nati e per circa 40 patologie, prima nazione in Europa. Qggi in ltalia, grazie a guesta
Legge e attraverso una nuova metodica diagnostica — |a speftrometria di massa tandem - vengono
identificati precocemente circa 350 neonati. Un presidio di civilta che abbiamo salutato con
soddisfazione, ma che riteniamo debba ulteriormente allargarsi, per premettere di identificare
precocemente altre patologie metaboliche ereditarie come le malattie lisosomiali, per le quali
attualmente esistono trattamenti adeguati”. “Questo Convegno si propone proprio di accendere
lattenzione dei decisori e del mondo della politica e della medicina sulla necessita di aggiornare il
panel dello SNE, offrendo cosi una nuova qgualita di vita a decine di neonati ed identificare percorsi
multidisciplinari di presa in carico che gueste patologie necessitano. Attenzione anche all’xLH,
patologia metabolica dellosso non diagnosticabile purtroppo con la stessa metodica; in ltalia si
contano attualmente oltre 200 pazienti ed & allo studio una terapia che, per l'efficacia e la
tollerabilita dimostrate, ha ricevuto una positive opinion dall'EMA e sara presto in commercio come
farmaco per patologia orfana”. Ha proseguito e concluso Manuela Vaccarotio

“L'ipofosfatemia X-Linked (XLH) & un disturbo a carico del metabolismo del fosfato, caratierizzato
da un'eccessiva escrezione di fosforo nelle urine con conseguente ipofosfatemia. La malattia &
legata al cromosoma X, a trasmissione dominante: colpisce sia maschi che femmine. Nella maggior
parte dei casi & diagnosticata nei primi anni di vita, salvo se sospettata prima, in baze alla storia
familiare. Per i gravi sintomi, principalmente ossei, 1a gualita della vita di gquesti pazienti &
seriamente compromessa. Ad oggi in ltalia non € ancora disponibile una terapia che consente di
trattare eflicacemente questa malattia®. Ha spiegato Francesco Emma, Direttore del Dipartimento
Pediatrie Specialistiche e Responsabile Unita Operativa Mefrologia e Dialisi, IRCCS Ospedale
Pediatrico Bambino Gesl

“Le malattie da accumulo lisosomiale LSD (oltre 50), che determinano un accumulo di
macromolecole nei lisosomi con conseguente alterazione della funzionalita cellulare, attualmente
non rientrano tra le 40 patologie rare per le quali & previsto lo screening neonatale esteso e con |l
quale sarebbe possibile diagnosticarle a pochi giomi dalla nascita. Sono malattie progressive
spesso portano a disabilita e talvolta a decesso nei primi anni di vita; sono malattie rare e pertanto
poco note e spesso non diagnosticate o diagnosticate tardivamente con un alto costo sociale per i
gravi danni neurologici e fisici. Per alcune LSD & oggi disponibile una terapia enzimatica sostitutiva
(ERT), un trapianto di cellule staminale ematopoietiche che si & dimosirato efficace nella
Mucopolisaccaridosi | ma solo se |a diagnosi & precoce, e per guest'ultima malattia oggi & in fase di
studio anche una terapia genica. Lo screening neonatale & impartante per consentire una terapia
precoce ed efficace, consentendo un miglioramento della prognosi e della qualita di vita dei
pazienti. Per questo ho portato avanti, come responsabile, un progetto pilota di screening
lisosomiale per la malattia di Fabry, la Mucopolisaccaridosi | e la malattia di Pompe dal novembre
2014 che, ha consentito di includere nell'agosto scorso nel pannello obbligatorio in Toscana anche
queste malattie. Quindi un'epportunita di salute in piu per i nati in Toscana! ~. Ha raccontato Maria
Alice Donati, Responsabile Malattie Metaboliche, ADU Meyer Firenze.
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MALATTIE RARE

Malattie metaboliche ereditarie
“Serve piu screening neonatale"

L'ltalia rappresenta un'eccellenza a livello internazionale per la gestione di queste
patologie rare ma servono interventi per migliorare la diagnosi precoce, la prevenzione e
la rete dei centri. convegno a Roma di MAProvider per Alsmme

Stimolare il dibattito per individuare un adeguato percorso gestionale che, a
partire dalla diagnosi precoce, consenta un effettivo monitoraggio dei pazienti,
dall'eta pediatrica all'eta adulta, garantendo loro I'accesso alle piu opportune
soluzioni innovative. Questo l'obiettivo del convegno 'Problematiche comuni di
diagnosi tempestiva per le malattie rare metaboliche invalidanti. Lesempio di
¥LH e L5D' organizzato oggi a Roma, su iniziativa dell’ Associazione ltaliana
Sostegno Malattie Metaboliche Ereditarie (Aismme), da MA Provider e realizzato

grazie al contributo non condizionato di Kyowa Kirin e Sanofi Genzyme.
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All'evento, che si & svolto alla Camera dei deputati con il patrocinio del Ministero
della salute, hanno partecipato istituzioni, clinici e pazienti. “Aismme offre dal
2005 sostegno e assistenza ai malati di patologie metaboliche ereditarie,
malattie rare e inizialmente asintomatiche, difficili da diagnosticare - ha detto
introducendo il meeting Manuela Vaccarotto, vice presidente Aismme onlus -
provocando una rapida degenerazione degli organi e quindi gravi disabilita
quando non anche la morte. Negli anni abbiamo focalizzato il nostro impegno
perche venisse applicato a tutti i nuovi nati in Italia lo Screening neonatale esteso
[Sne), un test che identifica precocemente queste malattie. Solo una diagnosi
precoce permette di intervenire in modo tempestivo con diete e trattamenti
prima che la malattia progredisca, riducendo i rischi di disabilita e mortalita e
migliorando la qualita di vita del paziente”. Anche grazie al nostro lavoro
finalmente la Legge 167/2016 ha reso questo test obbligatorio e gratuito in tutto
il territorio italiano per tutti i nuovi nati e per circa 40 patologie, prima nazione in
Europa. Oggiin ltalia, grazie a questa Legge e attraverso una nuova metodica
diagnostica — la spettrometria di massa fandem - vengono identificati
precocemente circa 350 neonati. Un presidio di civilta che abbiamo salutato con
soddisfazione, ma che riteniamo debba ulteriormente allargarsi, per premettere
di identificare precocemente altre patologie metaboliche ereditarie come le
malattie lisosomiali, per le quali attualmente esistono trattamenti adeguati.
Questo convegno si propone proprio di accendere I'attenzione dei decisori e del
mondo della politica e della medicina sulla necessita di aggiornare il panel dello

Sne - ha proseguito - offrendo cosi una nuova qualita di vita a decine di neonati
ed identificare percorsi multidisciplinari di presa in carico che queste patologie

necessitano. Attenzione anche all’xLH, patologia metabolica dell'osso non
diagnosticabile purtroppo con la stessa metodica; in Italia si contano attualmente
oltre 200 pazienti ed & allo studio una terapia che, per I'efficacia e la tollerabilita
dimostrate, ha ricevuto una positive opinion dallEma e sara presto in commercio
come farmaco per patologia orfana”.
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“Lipofosfatemia X-Linked (¥LH) & un disturbo a carico del metabolismo del
fosfato, carattenzzato da un'eccessiva escrezione di fosforo nelle urine con
conseguente ipofosfatemia - ha spiegato Francesco Emma, direttore del
Dipartimento Pediatrie Specialistiche e Responsabile Unita Operativa Nefrologia
e Dialisi, IRCCS Ospedale Pediatrico Bambino Gesu - La malattia & legata al
cromosoma X, a tfrasmissione dominante: colpisce sia maschi che femmine. Nella
maggior parte dei casi & diagnosticata nei primi anni di vita, salvo se sospettata
prima, in base alla storia familiare. Per | gravi sintomi, principalmente ozsel, la
qualita della vita di questi pazienti & seriamente compromessa. Ad oggi in [talia
non & ancora disponibile una terapia che consente di trattare efficacements
questa malattia”. “Le malattie da accumulo lisosomiale LSD (oltre 50}, che
determinano un accumule di macromolecole nei lisosomi con conseguente
alterazione della funzionalita cellulare, attualmente non rientrano tra le 40
patologie rare per le quali & previsto lo screening neonatale esteso e con il quale
sarebbe possibile diagnosticarle a pochi giorni dalla nascita. Sono malattie
progressive & spesso portanc a disabilita e talvolta a decesso nei primi anni di
vita - ha raccontato Maria Alice Donati, responsabile Malattie Metaboliche, AQU
Meyer Firenze - sono malattie rare e pertanto poco note e spesso non
diagnosticate o diagnosticate tardivamente con un alto costo sociale per i gravi
danni neurclogici e fisici. Per alcune LSD & oggi disponibile una terapia
enzimatica sostitutiva (ERT), un trapianto di cellule staminale ematopoietiche che
si & dimostrato efficace nella Mucopolisaccaridosi | ma solo se la diagnosi &
precoce, e per quest'ultima malattia oggi e in fase di studio anche una terapia
genica. Lo screening neonatale & importante per consentire una terapia precoce
ed efficace, consentendo un miglioramento della prognosi e della qualita di vita
dei pazienti. Per questo ho portato avanti, come responsabile, un progetto pilota
di screening lisosomiale per la malattia di Fabry, la Mucopolisaccandosi | e la
malattia di Pompe dal novembre 2014 che, ha consentito di includere nell’agosto
scorso nel pannello obbligatorio in Toscana anche queste malattie. Quindi
un'opportunita di salute in piu per i nati in Toscana!”. (PIERLUIGI MONTEBELLI)
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Screening neonatale anche alle patologie lisosomiali
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Proposta di Aissme, ma ancora tre Regioni
devono attuare i test

Ampliare lo 'Screening neonatale esteso'
a nuove patologie e chiedere alle tre
Regioni che ancora non lo hanno attuato
(Abruzzo, Basilicata e Calabria) di
provvedere a farlo. E' questa la proposta
partita da Aismme (I'Associazione italiane
a sostegno delle malattie metaboliche
ereditarie) nel corso di un convegno
organizzato alla Camera. "E' importante
che venga emesso un decreto che spinga
le Regioni ad ampliare lo Screening
neonatale alle patologie lisosomiali e alla
Xlh, I'Ipofosfatemia X-collegata”, spiega

=== ManuelaVaccarotto vicenresidente
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