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o Aprile 1986: 6 pubblicazioni

e Aprile 2006: 64 pubblicazioni




Epidemiology

 Uniform world-wide distribution
 Incidence/100,000/year
— Overall: 1.5to 2; Male = 2.1; Female 1.8
— 651to 74 years: Male =10.2; Female=7.4
— Increases in 1990's in: Females; Patients > 75 years; Southern Europe
 Prevalence: 3 to 8 per 100,000
 Risk increases with age up to 74 years
 Mortality
— Causes 1 in 700 deaths
— Rate: 1.9/100,000/year
« Male:Female 1.5:1
« More male predominance in younger onset cases
« Onset age
e Mean: 56 to 63 years
* Only rare cases before 20 years




Difficolta della Ricerca
Scientifica nelle Malattie Rare

» Spesso mancano adeguati modelli animali

» E’ difficile il reclutamento per la
dispersione sul territorio

» Peculiari problemi metodologici
(numerosita del campione, variabilita
clinica..)

» Scarsa probabilita di ricevere finanziamenti




Rare Disease Clinical Research Network
(National Institute of Health 27\02\2003)

» Collaborazione nella Ricerca Clinica delle
malattie rare (studi clinici, studi longitudinali,
studi pilota)

» Studio di nuovi approcci e tecnologie per il
trattamento, la classificazione, I’analisi dei dati

» Training per i ricercatori coinvolti nella ricerca
delle malattie rare

» Facilitare I’accesso all’informazione dello stato
della ricerca negli USA e nel mondo aggiornato
per 1 ricercatorl, I clinici, 1 pazienti




_egge malattie rare
(decreto 18 maggio 2001 n 279)

e Realizzazione di una rete nazionale

* Esenzione dalla partecipazione al costo
delle relative prestazioni sanitarie

e |dentificazione presidi




Commissione per lo studio delle problematiche

concernenti la diagnosi, la cura e I’assistenza del

pazienti affetti da Sclerosi Laterale Amiotrofica
D.M. 10 aprile 2003

Awmvorrophic Lateral Sderosis. 2005; 6: 5-7 @ Taylor & Francis
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Commissione Ministeriale per la Ricerca nella
Sclerosi Laterale Amiotrofica
D.M. 14 ottobre 2004

Detta Commissione dovra promuovere la ricerca
orientata a:

U Patogenesi della SLA
U Definizione del marcatori biologici della malattia

U ldentificazione di terapie innovative
farmacologiche, cellulo-mediate e terapia genica




Indirizzi di ricerca

UMegcanism) eziopatogeneticl

UTrials terapeutici
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Sclerosi Laterale Amiotrofica
(Forma di Guam)
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Sclerosi Laterale Amiotrofica
(malattia degli sportivi?)
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Transgenic SOD 1
mouse model




