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Siamo consapevoli e condividiamo l’apprensione e la premura con cui i nostri bambini, 
adolescenti e adulti, nelle diverse forme di SMA, attendono di accedere al trattamento 
Nusinersen, ricorrendo al centro clinico territorialmente a loro più vicino. Sono trascorsi 
alcuni mesi dalla pubblicazione in Gazzetta Ufficiale della determina AIFA autorizzativa 
della commercializzazione del farmaco come medicinale da somministrare in ambito 
ospedaliero per tutte le forme di SMA e le Regioni hanno nel frattempo designato i centri 
regionali di prescrizione e somministrazione. Come associazione, già da tempo abbiamo 
intrapreso un’attività di sollecitazione di ciascun 
centro designato, chiedendo notizie in tempo reale 
in punto di timing e flow chart del trattamento. 
Abbiamo inoltre informato ciascun centro della 
nostra disponibilità a offrire un pieno supporto 
alla rimozione di eventuali ostacoli all’avvio, 
senza ulteriori dilazioni, delle somministrazioni. 
Il nostro obiettivo principale è quello di supportare 
ciascuna regione nella dotazione di almeno una 
struttura specializzata per le infusioni. 
A oggi le problematiche che rallentano i tempi - 
soprattutto per quanto riguarda il trattamento 
di adolescenti e adulti - sono di natura puramente 
organizzativa. 
I riscontri dei centri e la disponibilità dei referenti 
designati a condividere le informazioni sui 
percorsi in atto ci hanno consentito di appurare 
da un lato che ciascuno si è attivato per poter somministrare Spinraza, dall’altro che 
l’operatività è condizionata al superamento di una serie di passaggi obbligati che 
richiedono tempo. Mi riferisco, in particolare, e semplificando molto, al censimento di 
ciascun centro circa il presumibile numero di pazienti che può essere trattato su base 
annua, all’approvazione delle relative risorse finanziarie di copertura da parte delle 
Regioni, all’organizzazione interna riguardo a personale e posti letto. A tali step di 
natura amministrativo-finanziaria, se ne affiancano altri di tipo medico-tecnico, quali 
l’addestramento degli operatori e la condivisione delle tecniche di infusione e dei criteri di 
scelta dei pazienti da trattare. 
Quasi tutti i centri si collocano al momento in uno stadio avanzato dell’iter, avendo già 
partecipato -  o essendo in procinto di sedere - a tavoli tecnici regionali, e avendo aderito a 
network di condivisione delle tecniche e dei criteri di infusione. Sono fiduciosa che l’inizio 
dei trattamenti, anche per gli adolescenti e gli adulti, sia vicino.

L’avvocato Cristiana Ponzanelli
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Il nuovo volto
della SMA 

Si dice che la parola “trasformazio-
ne” sia sinonimo di cambiamento, 

modifica, variazione, miglioramento, 
ottimizzazione. Quella che è avvenuta 
in Italia negli ultimi dieci anni, grazie 
all’intenso lavoro dei genitori che hanno 
deciso di unirsi nell’associazione Fami-
glie SMA, è quanto più si avvicina a una 
vera e propria trasformazione di abitu-
dini, di vita, di speranze, di aspettative di 
vita e di azioni quotidiane per centinaia 
di bambini, ragazzi e adulti e delle loro 
famiglie. Dieci anni fa si contavano sulle 
dita di una mano le persone che in Italia 
erano in grado di farsi carico di una fami-
glia fresca di diagnosi di SMA per il pro-
prio bambino e, circa la metà di queste, 
non conoscevano approfonditamente 
il complicato mondo della SMA di tipo 1 
con tutta la sua sofferenza ma anche con 
tutta la sua forza e voglia di vivere.

Oggi, dieci anni dopo, la situazione si è 
trasformata: l’Italia è un esempio a livello 
europeo e mondiale di quanto può fare 
un gruppo di genitori uniti, con la colla-
borazione delle istituzioni, della classe 
medica e sanitaria e delle industrie far-
maceutiche.

L’intenso lavoro dell’associazione è par-
tito con l’istituzione del Registro dei 
malati neuromuscolari, il luogo depu-
tato alla raccolta e catalogazione dei 

di Luca Binetti

pazienti con malattie neuromuscolari e 
dei loro dati anamnestici; la creazione 
del Numero Verde Stella, il servizio di 
accoglienza e informazioni per le fami-
glie e i conoscenti che hanno bisogno di 
aiuto; la fondazione dell’associazione 
ombrello europea SMA Europe e le in-
tense relazioni nazionali (con altre asso-
ciazioni e istituzioni) e internazionali che, 
anno dopo anno, si sono intensificate; la 
creazione del Progetto SMArt che, in 
cinque anni, ha avuto l’obiettivo di (alme-
no) raddoppiare il numero dei centri di 
eccellenza dedicati alla SMA sul territorio 
nazionale, con l’intento che ce ne fosse 
almeno uno per ogni regione; l’istituzio-
ne del giornale associativo SMAgazine 
che, ogni quattro mesi, raggiunge circa 
6 mila persone addette ai lavori e non; 
la gestione dell’Expanded Access Pro-
gram (EAP) di Biogen per il trattamen-

to dei pazienti con SMA 1 italiani, dalle 
nuove diagnosi fino agli adolescenti, i 
cui risultati, promossi in tutto il mondo, 
hanno consolidato e dato concretezza 
ai progetti di apertura di nuovi centri di 
eccellenza sulla SMA in tutta Italia; fino 
ad arrivare alla approvazione per la 
somministrazione e il rimborso in Italia 
del primo farmaco al mondo per il trat-
tamento della SMA, Spinraza, rispetto 
cui Famiglie SMA, in qualità di membro 
dell’Advisory Board di Biogen, ha dato il 
suo ennesimo, grande contributo.

Oggi, dieci anni dopo, le “case” per le no-
stre famiglie sono molte di più di quanto 
ci si potesse immaginare, decine di spe-
cialisti periodicamente si incontrano, si 
aggiornano e vengono formati per offrire 
una assistenza sempre migliore a tutta la 
nostra comunità. 

Dieci anni fa la SMA era rara davvero, pochi i centri in grado 
di prendersene carico e frammentata la rete sociale di 
supporto. Oggi lo scenario è del tutto trasformato e la nostra 
Associazione – ognuna delle nostre famiglie – ha contribuito 
in modo essenziale all’epocale cambiamento in atto. 

STORIA DI UNA TRASFORMAZIONE
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di Daniela Lauro

A tre mesi dall’avvio della somministrazione di Spinraza, la mappa dei centri 
ospedalieri dislocati nella penisola mostra quanto è stato fatto e cosa ancora occorre 
fare, per garantire a tutti i pazienti, bambini e adulti, il diritto alla cura. L’obiettivo 
basilare delle nostre attività e della raccolta fondi è supportare ciascuna regione nella 
dotazione di almeno una struttura specializzata. 
Siamo a poco più della metà del percorso: ad oggi (8 marzo 2018) sono 18 i centri 
autorizzati che si trovano in Campania, Emilia Romagna, Friuli Venezia Giulia, Lazio, 
Liguria, Lombardia, Marche, Piemonte, Sicilia, Toscana e Veneto*. 
Inoltre, le stesse regioni – a cui si aggiungono Calabria e Puglia in cui si sta cercando 
di attivare presto dei centri regionali – hanno identificato altri 19 centri prescrittori **, 
avviando l’iter burocratico e amministrativo per l’autorizzazione, e successivamente 
per la formazione del personale medico. Affinché un centro medico si attivi, è 
necessario infatti prima attestare la disponibilità finanziaria di ciascuna Regione, e per 
calcolarla occorre censire i pazienti; bisogna poi identificare il personale medico idoneo 
e stabilire le modalità opportune con cui seguire i pazienti in assoluta sicurezza. In 
ciascuna di queste fasi Famiglie SMA offre un supporto a 360 gradi, spesso svolgendo 
il compito di raccordare medici e pazienti grazie al Numero Verde Stella.

Centri autorizzati (Marzo 2018)

La mappa costantemente aggiornata è consultabile al link
www.famigliesma.org/centri-di-somministrazione

In undici delle venti regioni d’Italia 
il trattamento clinico per l’atrofia 
muscolare spinale è già realtà 

FOCUS SPINRAZA

LOMBARDIA
	 MILANO
•	 Centro Clinico NeMO - Fondazione Serena Onlus
•	 Fondazione IRCCS Ca Granda Ospedale 
	 Maggiore Policlinico
•	 Fondazione IRCCS Istituto Neurologico Carlo Besta
•	 ASST PO Ospedale dei Bambini V. Buzzi
	 PAVIA
•	 IRCCS Fondazione Istituto Neurologico Nazionale 

Casimiro Mondino

SICILIA
	 MESSINA
•	 Policlinico - Centro Clinico NeMO Sud

CAMPANIA
	 NAPOLI
•	 AORN Santobono Pausillipon

VENETO
	 PADOVA
•	 AO di Padova (adulti e bambini)

FRIULI
	 TRIESTE
•	 IRCCS Burlo Garofalo

LAZIO
	 ROMA
•	 Policlinico Gemelli
•	 Ospedale pediatrico Bambino Gesù

MARCHE
	 ANCONA
•	 PO Salesi Neuropsichiatria Infantile

TOSCANA
	 FIRENZE
•	 Ospedale pediatrico Meyer

PIEMONTE
	 TORINO
•	 Ospedale pediatrico Regina Margherita
•	 Ospedale Molinette (adulti) 

LIGURIA
	 GENOVA
•	 Ospedale Pediatrico Gaslini

EMILIA ROMAGNA
	 BOLOGNA
•	 Istituto delle Scienze Neurologiche

	 RIMINI
•	 Ospedale Infermi (bambini – in rete 
	 con centro prescrittore di Bologna)
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La limitazione motoria dei nostri figli 
comporta anche una limitazione nel 

divertimento e nelle amicizie? 

La risposta è no, secondo lo psicotera-
peuta Jacopo Casiraghi, a patto che i 
genitori stimolino le abilità cognitive e 
relazionali dei figli fin da piccoli. Ecco 
come fare. 

Alcune ricerche scientifiche stanno veri-
ficando se nel quadro clinico dell’atrofia 
muscolare spinale rientri un quoziente 
intellettivo elevato, dal momento che in 
molti casi la SMA coincide con capacità 
cognitive sopra la media. «Resta da veri-
ficare» precisa lo psicoterapeuta referen-
te per Famiglie SMA del progetto SMArt 
Jacopo Casiraghi, che ce ne dà la notizia, 
«se tali abilità vengano potenziate in mo-
do compensatorio o facciano parte delle 
caratteristiche della patologia». Ricerche 
a parte, l’ambito cognitivo è senz’altro un 
punto di forza dei bambini e degli adul-
ti con la SMA. Parte da questo concetto 
Casiraghi per rispondere alla domanda 
che molti genitori gli pongono: come 
posso offrire a mio figlio occasioni di vita 
ludica e sociale appaganti? «Riferendomi 
alle SMA 2 e 3, la mobilità dei bambini è 
destinata a una limitazione progressiva 

Il gioco e gli amici
di un bambino 

con la SMA

l’ASSOCIAZIONE

INTERVISTA A

JACOPO CASIRAGHI

GIOCHI DA TAVOLO
Numerosi e disponibili per diverse fasce 
d’età. Se ne trova vasta offerta nelle 
ludoteche dove il personale, composto da 
appassionati, consiglia con competenza, 
o nei negozi specializzati in giochi da 
tavolo. La mobilità dei partecipanti non 
è rilevante, anche se in alcuni casi serve 
poter muovere la pedina o tenere delle 
carte in mano.

 
GIOCHI DI RUOLO
La narrazione è la protagonista e 
nessuna mobilità è richiesta: i giochi di 
ruolo sono una grande prova relazionale 
perché esistono se un gruppo di persone 
si incontra regolarmente, ciascuno per 
interpretare il personaggio di una storia 
scelta insieme, ambientata all’interno di 
una serie televisiva, di una favola, di un 
periodo storico. Vengono stimolate anche 
le doti recitative dei partecipanti.

 

perciò, quando ancora possono muoversi, 
sconsiglio che dedichino tutte le risorse 
ad attività incentrate sulla mobilità, come 
il calcio e la ginnastica artistica. Quan-
do la forza muscolare diminuirà, infatti, 
possibili e comprensibili stati d’animo di 
isolamento e sfiducia potrebbero venire 
aggravati dall’impossibilità di condividere 
le esperienze abituali con il gruppo di pari. 
Se invece fin da subito si saranno cimen-
tati in attività che coinvolgono la sfera 
cognitiva, potranno proseguirle evitando 
il momento di isolamento e ottenendo 
anzi ottimi risultati. Inoltre, gli stimoli in-
tellettivi nel tempo avranno rafforzato le 
capacità di comprensione dei ragazzi, utili 
nell’elaborazione della patologia».

Il ruolo dei genitori

È necessario che i genitori siano propositi-
vi? «Una vita sociale appagante è una con-
quista al cui raggiungimento il genitore 
può collaborare. I bambini costruiscono 
le proprie passioni e si interessano a nuo-
ve tematiche per imitazione dei genitori o 
degli amici. Non hanno gli strumenti per 
cercare da soli e infatti uno dei primi com-
piti genitoriali è stimolare la curiosità dei 
figli». Quando cominciare? «Prima possi-
bile. Raccontando favole anche quando 
ci sembra che nostro figlio ancora non 
le comprenda. La favola è da sempre un 
mezzo fondamentale per esplorare la re-
altà». Cosa proporre? «Durante il supporto 

a cura di  Barbara Pianca

che offro alle famiglie che hanno da poco 
ricevuto la diagnosi di SMA, lavoro anche 
su questi aspetti, invitandole a mostrare 
ai figli non tanto ciò che non possono fa-
re quanto ciò che possono, spesso anche 
meglio di altri. Suggerisco di attingere alle 

Psicologo dell’età evolutiva e psicoterapeuta della famiglia



l’ASSOCIAZIONE

numerose risorse a disposizione, a partire 
dai libri ma considerando anche quanto 
offrono le tecnologie digitali (tablet, cellu-
lari, computer, televisioni, e-reader). 
I videogiochi però meglio farli online, così 
si gareggia con altri ragazzi in rete.

Gli aspetti relazionali

Videogiochi, libri, serie televisive: capaci di 
simolare le abilità cognitive, non agiscono 
su quelle relazionali e i bambini potrebbe-
ro isolarsi. «Consiglio di suggerire ai bam-

bini di coinvolgersi, secondo il loro gusto, 
in attività di gruppo accessibili a chi ha una 
mobilità ridotta. Giochi in scatola e di ruo-
lo, powerchair hockey, canto, danceability 
sono alcune possibilità di socializzare a 
divertimento garantito».

POWERCHAIR HOCKEY

Il fatto che si sia deciso a livello internazionale di trasformare 
il nome di wheelchair hockey in quello di powerchair hockey 
aiuta a comprendere l’obiettivo di empowerment di questa 
pratica sportiva, una delle poche – ma c’è anche la boccia – 

accessibili a giocatori con mobilità 
minima: quella sufficiente per 
pilotare una carrozzina elettrica. 
È alla sua seconda stagione nei 
Delfini di Ylenia, la squadra junior 
della società ADS Dolphins Ancona, 
il dodicenne Andrea Ferrini, una 
SMA 3 e una grande passione 
sportiva: «Durante il campionato 
viaggio per l’Italia, incontro 
amici con la SMA che altrimenti 
incontrerei solo all’assemblea 
annuale di Famiglie SMA, stringo 
amicizie e, soprattutto, mi diverto». 
Come procede il campionato? 
«Abbiamo vinto solo una partita. 

Dobbiamo imparare a passarci di più la palla». In che ruolo 
giochi? «Con la mazza (per chi non riesce a reggerla c’è lo 
stick) sono a volte ultimo, che è il regista che costruisce 
l’azione, a volte l’intermedio, che deve intercettare il 
passaggio per arrivare alla porta».

CANTO, MUSICA E MUSICAL

Aurora, 8 anni, da due frequenta una scuola di canto e una 
di musical. In carrozzina, ci racconta con entusiasmo la sua 
esperienza: «Ogni settimana studio canto privatamente, solo io 
e la maestra Claudia senza nemmeno la babysitter, e nel coro 
dove siamo una decina tutti sotto i dieci anni. Tra di loro c’è la 
mia amica Lea che ha un anno in meno di me. Siamo diventate 
amiche perché mi chiede sempre di stare vicine e anche a me 
piace stare con lei. Inoltre frequento un corso di musical e anche 
lì ho un’amica speciale, che si chiama Martina. L’anno scorso 
allo spettacolo faceva la barbie e io, che ero al centro del palco, 
ero un dalmata. La lezione dura fino alle sette e devo cenare in 
macchina tornando a casa, per non andare a letto troppo tardi. 
Questo per farvi capire quanto ci tengo!». Ti diverti? «Cantare mi 
diverte tanto. Ho già inventato due canzoni. La prima si intitola 
“Musica”, l’altra non ve lo dico perché la canterò al saggio di 
giugno ed è una sorpresa per la mamma e il papà».

DANCEABILITY, TEATRO-DANZA E TEATRO
La Danceability è una tecnica di danza inclusiva fondata dall’americano Alito Alessi, per il quale espressione è “qualsiasi parte di me 
riesco a muovere, da solo o col gruppo di cui faccio parte”. Alla danceability “non interessa distinguere, ma cercare un denominatore 
comune” (vedi intervista ad Alito Alessi, DM 183, p. 55, rivista UILDM). Le esperienze di teatro-danza e di teatro tout cour, a volte 
chiamato teatro integrato, hanno lo stesso obiettivo, quello di valorizzare le risorse di ciascuno.
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Negli ultimi due anni si è mantenuto 
costante il numero degli italiani 

che ci ha scelto nella dichiarazione dei 
redditi, ma con una cifra che ha avuto 
un leggero decremento nell’ultimo anno. 
L’ultima campagna di Famiglie SMA per il 
5x1000 ha proposto un nuovo spot “pro-
vocatorio”, di qualità, avveniristico e fuori 
dagli schemi. Il protagonista è un giovane 

fenomeno della football calcio freestly-
le, immerso in un mondo immaginifico. 
Lo stile è quello di una comunicazione 
moderna, vicina al mondo dei video-

clip musicali e alla 
c i n e m a t o g r a f i a 
futuristica di Bla-
de Runner, il cui 
famoso monologo 
finale ha ispirato 
l’intera campagna.
Sul tema dei sogni 
audaci si è basata 
la campagna #ve-
dremocose, rap-
presentata anche 
da un bambino 
che può finalmen-
te sognare di fare 

l’astronauta: un desiderio comune in 
tanti bambini. In questo ultimo anno 
abbiamo visto nascere il primo farmaco 
per il trattamento della SMA, mentre 
altri farmaci compaiono all’orizzonte e il 
trial con la terapia genica non è lontano. 
Un giorno vinceremo questa battaglia 
per sempre, ma intanto non dimenti-
chiamo di sostenere e migliorare la vi-
ta di pazienti e famiglie ogni giorno. La 
ricerca scientifica è già in quel futuro in 
cui la SMA sarà solo un ricordo lontano. 

Donare e far donare il 5xmille a Fami-
glie SMA non costa nulla ma può cam-
biare tante cose. Basta inserire il codice 
fiscale 97231920584 sotto la voce “Soste-
gno del volontariato, delle organizzazio-
ni non lucrative di utilità sociale, delle 
associazioni di promozione sociale, delle 
associazioni e fondazioni”: è un contribu-
to che verseresti ugualmente allo stato, 
anche senza una disposizione precisa. 
Condividi con il tuo commercialista e i 
tuoi amici le nostre cartoline promemo-
ria e, tutti insieme, #vedremocose.

#vedremocose

l’ASSOCIAZIONE

Famiglie SMA è una delle associazioni presenti sulla piattaforma 
di crowdfunding di Intesa Sanpaolo, dedicata alle grandi 

organizzazioni non governative, alle associazioni no profit e alle 
fondazioni. Il nostro progetto di raccolta fondi mira a finanziare 

la presenza di uno psicologo dedicato ad accompagnare i 
pazienti con la SMA e le loro famiglie alla somministrazione 

del farmaco Spinraza in almeno cinque centri clinici d’Italia: il 
Policlinico Gemelli – NEMO e il Bambin Gesù di Roma, il Gaslini 
di Genova, il NEMO di Milano, il Policlinico G. Martino – NeMO 
Sud di Messina. La 

campagna “A un 
passo dal farmaco 
#Facciamolotutti“ 

è iniziata a gennaio e 
resterà attiva 

fino al 31 maggio. 
A gennaio ha già 

raggiunto il traguardo 
dei 10 mila euro. 

IL NOSTRO PRIMO CROWDFUNDING

di Anita Pallara

di Daniela Lauro Il 5 x 1000 è uno dei principali mezzi 
di sostentamento dell’associazione, che 
viene dedicato alla ricerca scientifica e al 
miglioramento della vita quotidiana dei nostri 
pazienti. Con l’arrivo di Spinraza gli sforzi si 
sono concentrati nel potenziare i centri EAP 
e ora nel moltiplicare i centri somministratori, 
per offrire almeno un punto di riferimento per 
regione alle nostre famiglie.



Ogni anno chiediamo a ciascun socio di esprimere la propria volontà di 
continuare il proprio percorso associativo in Famiglie SMA versando la 

quota associativa che, oltre a costituire un contributo economico alle attività 
dell’associazione, qualifica i diritti di ogni socio alla partecipazione e al voto 
nelle assemblee sociali; a potersi candidare alle cariche sociali; a partecipare e 
beneficiare di tutte le iniziative e le attività associative. 
Per legge, in quasi tutti gli enti di tipo associativo è obbligatorio prevedere nel-
lo statuto la frase «è esclusa la temporaneità della partecipazione alla vita as-
sociativa». Chi si associa, cioè, non lo fa già prevedendo una sua disassociazio-
ne e, se lo statuto prevede una quota sociale, il suo saldo, nei modi e nei termini 
stabiliti, riconferma la volontà di permanenza del socio. 

Lo statuto di Famiglie SMA Onlus prevede testualmente: “I soci sono tenuti al 
pagamento di una quota annua il cui importo è fissato anno per anno dal Consi-
glio Direttivo; i soci non in regola con il pagamento delle quote sociali non possono 
partecipare all’assemblea dei soci; essi non sono elettori e non possono essere eletti 
alle cariche sociali. La qualifica di socio comporta […] il diritto a frequentare i lo-
cali dell’associazione e a partecipare a tutte le iniziative e alle attività dalla stessa 
organizzate”.  Perciò non perdete altro tempo e aderite alla campagna asso-
ciativa 2018 di Famigle SMA.

Che aspetti, 
rinnova la tessera
di Famiglie SMA!

CON LO SPOT DI ZALONE
ARRIVANO ALTRI DUE PREMI

di Anita Pallara

di Fabio Callegari

“Per aver avuto il coraggio di rompere 
gli schemi della comunicazione in 
tema di sensibilizzazione e rendere 
protagonisti positivi e accattivanti i 
propri associati”: questa la motivazione 
del premio speciale che FERPI 
(Federazione Relazioni Pubbliche 
Italiana) ha assegnato durante la terza 
edizione del Festival “Uno Sguardo 
Raro” alla comunicazione di Famiglie 
SMA, grazie allo spot del nostro super 
amico e testimonial Luca Medici (Checco 
Zalone). Anche il Premio OMAR – per la 
comunicazione sulle malattie e i tumori 
rari - va allo spot di Zalone che, come 
l’anno scorso, è apprezzato per la sua 
coraggiosa originalità.

Fot
o d

i A
rie

l P
alm

er

La campagna associativa 2018 chiama al tesseramento 
tutti i soci. Un dovere che conferma la fiducia nel percorso 
di un’associazione che sta contribuendo a cambiare 
per sempre il destino della SMA.
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S i inaugura con una notte dei sogni la si-
nergia tra Famiglie SMA e l’associazio-

ne toscana Fiorenzo Fratini. Il 10 marzo, pa-
trocinato dal Comune di Firenze, il charity 
gala “La Notte dei Sogni” nel Salone dei Cin-
quecento al Palazzo Vecchio di Firenze sarà 
l’occasione per incontrarsi tra quattrocento 
amici che ascolteranno gli impegni per il 
2018 della padrona di casa, l’associazione 
Fratini, godranno di un intrattenimento 
musicale e saranno coinvolti in un’asta di 
beneficenza. Quanto rac-
colto nell’asta e i duecen-
tocinquanta euro a testa 
chiesti per partecipare alla 
serata saranno devoluti al-
le sette onlus che l’associa-
zione ha scelto di sostene-
re. Tra queste, rientra per 
la prima volta anche Fami-
glie SMA e in particolare il 
progetto SMArt, sviluppa-
to negli ultimi anni dall’associazione. 
Giovanna Cammi Fratini è la presidente 
dell’associazione Fiorenzo Fratini: «Fioren-
zo, cui l’ente è intitolato, era mio suocero. È 
mancato nel 2001 e con la sua morte è nato 
nei figli Corrado e Marcello il desiderio di 
sostenere chi aiuta i malati terminali. Nel 
2002 abbiamo fondato la Onlus, occupan-
doci inizialmente del progetto di un’asso-
ciazione toscana legata alla cura dei tumo-
ri. Riscontrando un significativo sostegno 
economico da parte dei nostri sostenitori, 
abbiamo deciso di aprirci anche ad altre 

associazioni che oggi sono diventate sette. 
Ci consideriamo un mezzo per dare voce a 
chi non ha voce, ed è proprio questa la no-
stra mission». Come siete arrivati a Famiglie 
SMA? «È stato lo spot di Checco Zalone a 
farcela conoscere. Zalone è stato magistrale 
nel dar voce ai bambini “sdrammatizzando 
il dramma”. Ci eravamo già avvicinati a que-
sto tipo di patologie neuromuscolari per-

Il sogno di essere presi per mano 
dall’associazione Fiorenzo Fratini 
di Barbara Pianca

Cammina accanto a Famiglie SMA 
l’associazione Fiorenzo Fratini, una 
Onlus fiorentina intitolata a un noto 
imprenditore e che si occupa di dare 
voce e aiuto ad altre Onlus e persone 
bisognose. Una nuova e preziosa 
sinergia per Famiglie SMA.

SMArt 2018 anche a Firenze
di  Jacopo Casiraghi  Referente del Progetto SMArt

D a quando AIFA ha approvato l’utilizzo del farmaco Spinraza/Nusi-
nersen per tutte le forme di SMA, diversi centri ospedalieri si sono 

organizzati per somministrare il farmaco. Era pertanto naturale che il 
progetto SMArt (Servizio Multidisciplinare di Accoglienza Radicato nel 
Territorio) supportasse e promuovesse i centri ospedalieri in procinto di 
iniziare i trattamenti. Il Meyer di Firenze, uno degli ospedali pediatrici 
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ché ci occupiamo dell'assistenza di un adul-
to con SLA a Pisa. Proprio da lui abbiamo 
ricevuto alcune informazioni e abbiamo 
poi iniziato a dialogare con Simone Pasto-
rini, il referente toscano di Famiglie SMA». 
Come si svolgono le vostre raccolte fondi? 
«Organizziamo eventi benefici. Prima del-
la nascita dell’associazione, come famiglia 
avevamo organizzato una gara di sci nella 
Val di Luce intitolata a mio suocero, perché 

era stato promotore della seggiovia che si 
trova in quel comprensorio. Ora organizzia-
mo altri eventi come quello del 10 marzo, 
reso possibile anche dalla nostra amicizia 
personale con il sindaco di Firenze che ci ha 
concesso gratuitamente l’uso del salone e ci 
ha facilitato i rapporti con le istituzioni. È un 
dato importante perché il nostro obiettivo è 
non sostenere costi, in modo da devolvere 
tutto il ricavato alle associazioni». Ci sono 

altri eventi in programma? «Il 12 aprile ab-
biamo indetto un'altra raccolta fondi per 
raggiungere gli obiettivi di quest’anno. La 
location sarà il Mercato Centrale di Firen-
ze, il cui presidente Umberto Montano ci 
ha permesso di utilizzare gratuitamente 
la struttura per una simpatica gara di cuo-
chi allo sbaraglio, premiati da una pre-
stigiosa giuria. Un modo di fare del bene 
divertendosi».

Wamba ancora 
più vicina 
ai bambini 
con la SMA

C ontinua con orgoglio la collaborazione tra Wamba e Famiglie SMA per la realiz-
zazione del progetto SMArt. Il 2017 si è concluso nel migliore dei modi perché, do-

po l'inaugurazione ad aprile di una nuova area del NeMO di Milano, per cui abbiamo 
finanziato la ristrutturazione della palestra riabilitativa con un importo di 150 mila 
euro, abbiamo raccolto fondi che ci permetteranno di proseguire il sostegno del centro 
SMArt di Ancona per il quarto anno. Nel 2018 la sinergia con Famiglie SMA diventa 
ancora più importante perché da quest’anno contribuiremo in maniera significativa al 
sostegno del Centro SMArt di Bologna (che diventa Hub Regionale), all'Ospedale Bel-
laria Maggiore: con l’importo di 40 mila euro finanzieremo l’inserimento di un neu-
ropsichiatra e di un fisioterapista. L’altro grande obiettivo che condividiamo con gioia e 
soddisfazione è che la somministrazione delle infusioni di Spinraza sarà effettuata sia 
nel Centro di Bologna che in quelli di Ancona e di Padova che già sosteniamo. Il deside-
rio che ci guida ogni giorno è quello di stare vicini ai bambini e alle famiglie con spirito 
di solidarità e affetto. 
Ci sentiamo una piccola famiglia accolta tra le vostre. Le nostre attività di raccolta 
fondi proseguono con la campagna di Pasqua (uova e gallinelle di ottimo cioccolato al 
latte e fondente) alla quale aderiscono già da qualche anno numerose famiglie.

fiore all’occhiello della nostra penisola, fa parte di questo nuovo gruppo 
di ospedali somministratori. Grazie a uno dei nostri associati, Simone 
Pastorini, siamo riusciti a entrare in contatto con l'associazione Fioren-
zo Fratini Onlus nella persona della generosa Giovanna Cammi Fratini. 
Giovanna ha espresso il suo interesse verso il nostro progetto e ha fat-
to in modo che l’associazione Fratini potesse supportarci raccogliendo 
fondi proprio per l'ospedale pediatrico. D'altronde l'associazione ha co-
me mission quella di “dare un aiuto reale, tangibile e concreto a chi ne ha 
veramente bisogno” ed è stato entusiasmante sapere che la loro serata 
di gala “Notte dei Sogni” è stata organizzata anche con lo scopo di racco-
gliere fondi per SMArt Firenze.

DI  Elisabetta Boniotto
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AVEXIS 
TERAPIA GENICA
Avexis ha recentemente fornito una panoramica 
del programma di sviluppo clinico del candidato 
farmaco di terapia genica AVXS-101, per il tratta-
mento dell’atrofia muscolare spinale.

Sperimentazioni cliniche in corso
Trial pivot con AVXS-101 su SMA1 (STR1VE): mul-
ticentrico, in aperto, a singolo gruppo, monodose, 
progettato per valutare l’efficacia e la sicurezza 
di una infusione endovenosa di AVXS -101 nei 

pazienti con SMA di tipo 1. Lo 
studio dovrebbe iscrivere un 
minimo di 15 pazienti con SMA 
di tipo 1 che hanno meno di sei 
mesi di età al momento della 
terapia genica e che hanno una 
o due copie del gene SMN2. Ad 
oggi sono stati arruolati tre pa-
zienti.
Trial di fase 1 con AVXS-101 su 
SMA2 (STRONG): studio di fase 
1, in aperto, a dosaggio multi-
plo, progettato per valutare la 
sicurezza, il dosaggio ottimale 
e l’efficacia di AVXS-101 in due 
distinti gruppi di età di pazienti 

con SMA di tipo 2, utilizzando la somministrazio-
ne intratecale. Si prevede che lo studio arruolerà 
27 neonati e bambini con diagnosi genetica di 
SMA, delezione bi-allelica di SMN1 e tre copie di 

SMN2, in grado di sedersi ma non di stare in piedi 
o camminare. Ad oggi un solo paziente è stato ar-
ruolato nello studio.

Studi pianificati
Trial pivot con AVXS-101 su SMA1 in Europa (STR-
1VE EU): la sperimentazione dovrebbe riflettere 
un design a gruppo singolo, utilizzando la storia 
naturale della malattia come comparatore. Si 
prevede che arruolerà circa 30 pazienti con SMA 
di tipo 1 con meno di sei mesi al momento della 
terapia genica. Lo studio è stato progettato per 
valutare la sicurezza e l’efficacia di una dose en-
dovenosa di AVXS-101 una tantum, con misure 
di efficacia il raggiungimento di tappe fonda-
mentali dello sviluppo motorio, in particolare la 
capacità del paziente di sedersi senza assistenza, 
nonché il verificarsi di un “evento” definito come 
morte o la necessità di almeno 16 ore al giorno di 
supporto ventilatorio per la respirazione per più 
di due settimane in assenza di malattia acuta re-
versibile o perioperatoria. AveXis prevede di ini-
ziare lo studio nella prima metà del 2018.
Trial su SMA pre-sintomatici 1, 2, 3 (SPRINT): si 
prevede che lo studio multinazionale pianificato 
arruolerà circa 44 pazienti con due, tre e quattro 
copie di SMN2 di età inferiore a sei settimane e 
pre-sintomatici al momento della terapia geni-
ca. Lo studio è progettato per valutare endpoint 
clinici appropriati, tra cui tappe di sviluppo, so-
pravvivenza, funzionalità bulbare e sicurezza, di 
una infusione endovenosa di AVXS-101. AveXis 
prevede di avviare la sperimentazione nella pri-
ma metà del 2018 e fornirà ulteriori dettagli sul 
design al momento dell’avvio.

La terapia genica 
AVXS-101 è in 

analisi in due 
sperimentazioni 
cliniche, una con 
SMA 1 e una con 
SMA 2. Tre sono 

poi gli studi in 
possbile partenza.
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Trial pediatrico “All Comers” su SMA di tipo 1, 2, 
3 (REACH): la sperimentazione multinazionale 
pianificata prevede l’arruolamento di circa 50 pa-
zienti tra sei mesi e 18 anni di età che non arruola-
bili in altri studi con AVXS-101 al momento della 
terapia genica. La somministrazione sarà intrate-
cale. AveXis prevede di avviare la sperimentazio-
ne alla fine del 2018 o all’inizio del 2019 e fornirà 
ulteriori dettagli sul trial al momento dell’avvio.

ROCHE 
PICCOLA MOLECOLA
FIREFISH: studio clinico di fase 2 che valuta la po-
tenziale terapia orale RG7916 nei neonati con SMA 
di tipo 1, inaugurato nel dicembre 2016, che consta 
di due parti. La prima parte è uno studio esplora-
tivo per identificare la dose ottimale per la sua se-
conda parte, che inizierà presto. Questa dose non 
è stata ancora identificata. I primi dati provvisori 
stanno dimostrando una buona sicurezza e tol-
lerabilità del farmaco. Nella seconda parte, gli in-
vestigatori tratteranno fino a 40 bambini per due 
anni per determinare la sicurezza e l’efficacia di 
RG7916 che sarà misurata confrontando i bambini 
trattati con la storia naturale osservata in pazienti 
SMA di tipo 1 di età equivalente.
SUNFISH: studio clinico di fase 2 che sta valutan-
do la sicurezza e l’efficacia del trattamento nei 
pazienti di tipo 2 e 3 con età tra 2 e 25 anni. Dati 
preliminari annunciati in ottobre dalla prima par-
te dello studio hanno dimostrato che RG7916 som-
ministrato per almeno 28 giorni ha causato un au-
mento medio di 2,5 volte dei livelli di SMN rispetto 
ai livelli dell’inizio dello studio.
JEWELFISH: studio in aperto per pazienti che han-
no partecipato allo studio di una terapia di targe-
ting SMN2 diversa da RG7916. 
Tutti e tre i trial stanno reclutando pazienti idonei 
di tipo 1, 2 e 3 in siti negli Stati Uniti e in Europa. Sun-
fish sta anche arruolando pazienti in Giappone.

CYTOKINETICS 
ATTIVATORE MUSCOLO-SCHELETRICO
Cytokinetics sta attualmente conducendo uno stu-
dio clinico di fase 2 con CK-2127107, ora indicato con 
il nome di reldesemtiv, progettato per valutare l’ef-

ficacia del potenziale farmaco su più misure della 
funzione muscolare in pazienti deambulanti e non 
deambulanti con SMA. Il trial include due coorti di 
diverse dosi di reldesemtiv.
L’arruolamento è aperto da circa un anno e ha richie-
sto più tempo del previsto a causa dell’approvazione 
da parte della FDA di nusinersen e da difficoltà di 
screening, in gran parte dovute al 
fatto che i pazienti erano o trop-
po funzionali o non abbastanza 
funzionali, basandosi sulla scala 
di Hammersmith. Tuttavia, con 
il 75% dei pazienti nella coorte 2 
ora arruolati, Cytokinetics ha con-
dotto un’analisi del cambiamento 
rispetto al basale di alcune delle 
misure di efficacia. Sulla base di 
questa analisi, lo studio sembra 
avere un potenziale statistico suf-
ficiente per rilevare le differenze 
rispetto al placebo negli endpoint 
di efficacia e l’arruolamento si 
concluderà presto per procedere all’analisi finale dei 
dati. Cytokinetics crede che procedere rapidamente 
per capire se c’è un potenziale effetto di reldesemtiv 
sulla funzione dei pazienti sia fondamentale data 
l’evoluzione del panorama terapeutico nella SMA. I 
dati di questo studio clinico dovrebbero essere con-
divisi con la comunità SMA durante il secondo tri-
mestre dell’anno.

BIOGEN 
TERAPIA ANTISENSO
Sono stati pubblicati i risultati del trial Cherish, 
studio di fase 3 per valutare il farmaco nusinersen 
nel trattamento dei pazienti SMA a insorgenza 
tardiva. L’endpoint primario di Cherish era il mi-
glioramento della funzione motoria, come defi-
nito dal cambiamento dal basale nella scala fun-
zionale Hammersmith espansa (HFMSE) al 15° 
mese. L’analisi finale ha dimostrato la stabilizza-
zione o un miglioramento della funzione motoria 
in individui con atrofia muscolare spinale in cui la 
storia naturale della malattia è a costante declino 
della funzione motoria nel tempo.
>   www.ricercasma.it.

Terapia genica e 
farmacologica con 
Roche, Cytokinetics, 
Biogen: dopo 
Spinraza lo scenario 
della SMA del 
prossimo futuro sta 
per cambiare ancora.

la RICERCA
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LA SOMMINISTRAZIONE INTRATECALE
Un gruppo di ricercatori dell’Università di Friburgo, in Germania, ha recentemente ana-
lizzato la metodologia di somministrazione del farmaco Nusinersen, il primo farmaco 
approvato per il trattamento della SMA. Esso viene somministrato per via intrateca-
le, cioè direttamente nel liquido cerebrospinale tramite puntura lombare. La ricerca è 
stata recentemente pubblicata sulla rivista European Journal of Paediatric Neurology.
Il trattamento con Nusinersen è stato avviato in 20 bambini di età compresa tra 2 e 
50 mesi. La somministrazione di una crema anestetica locale sul sito di puntura e un 
analgesico periferico ha portato ad un’adeguata gestione del dolore. Si è osservata una 
distrazione benefica attraverso la possibilità di guardare un film o ascoltare musica 
durante la procedura. In alcuni casi è necessaria un’ulteriore sedazione. Nei pazienti 
abituati alla ventilazione non invasiva, questa può essere usata durante le punture 
lombari. In media, sono stati eseguiti 1,5 ± 1,0 tentativi di perforazione tra L 4/5 e L 2/3. 
Se necessario, la posizione del cono midollare è stata identificata tramite ultrasuoni per 
garantire una puntura sicura. Le conclusioni sono che le punture lombari per la som-
ministrazione intratecale di Nusinersen possono essere eseguite senza complicazioni 
rilevanti. Con l’approccio descritto le punture lombari sono state ben tollerate in tutti 
i gruppi di età esaminati.                                                                                                                                                    P.P.

>   www.ricercasma.it
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Uno studio italiano pubblicato sul-
la rivista International Journal of 

Molecular Sciences ha dimostrato che 
la tecnologia chiamata oligonucleotidi 
antisenso, utilizzata nell’unica terapia 
approvata per la SMA, Spinraza (nu-
sinersen), può essere migliorata. I ri-
cercatori hanno progettato due nuove 
sequenze che hanno aumentato signi-
ficativamente la produzione di SMN 
nelle cellule umane e in un modello 
murino di SMA quando somministrate 
da sole o in combinazione. 
Gli oligonucleotidi antisenso (ASO) rap-
presentano una potenziale terapia per 
la SMA poiché possono correggere lo 
splicing del gene SMN2 . In effetti la cor-
rezione del processo di splicing pre-mR-
NA di SMN2 con ASO è stata uno degli 
approcci più interessanti ed efficaci, co-
me dimostrato da Spinraza.
Attualmente due classi di ASO sono state 
testate in studi preclinici e clinici: gli oli-
gomeri 2OMePS e MOE appartengono 
alla prima classe, mentre la seconda clas-
se è composta da oligomeri morfolino 
(MO), che sono più resistenti alla degra-
dazione metabolica. Trovare molecole 
ancora più stabili può migliorare questo 
tipo di terapia e ridurre la necessità di 
somministrazione ripetuta di ASO. 
In questo studio, i ricercatori hanno svi-
luppato una strategia per ottimizzare 
l’efficacia dei MO. Hanno scelto di la-
vorare con MO perché sono altamente 
selettivi e privi di effetti off-target, pre-
sentando una maggiore efficacia nei 
modelli animali rispetto agli oligomeri 
2OMePS e MOE. Hanno testato quattro 

nuove sequenze di MO che hanno come 
target una regione specifica del gene 
SMN2, chiamato regione ISS-N1. 
I risultati hanno mostrato che due se-
quenze di MO - MO B e MO D - hanno 
aumentato in modo significativo la pro-
duzione di proteina SMN in un modello 
in vitro con cellule staminali pluripo-
tenti indotte dell’uomo (iPSC). Questi 
risultati sono stati confermati succes-
sivamente in un modello murino della 
malattia, noto come “delta 7”. Inoltre, la 
somministrazione di una combinazio-
ne di MO B e MO D è risultata più effi-
cace nell’aumentare i livelli di proteina 
SMN nel cervello e nel midollo spinale 
dei topi, rispetto al trattamento con cia-
scuna sequenza di MO da sola. 
I risultati sono apparsi anche migliori di 
quelli di MO-10-34, una sequenza pre-

cedentemente sviluppata dai ricercatori 
specificamente per la regione ISS-N1. 
Nel complesso, “i nostri risultati con-
fermano che il targeting della regione 
ISS-N1 porta a una modulazione effi-
ciente del trascritto SMN2 ed indicano 
che l’ottimizzazione della sequenza 
target, anche con piccole variazioni 
nella sequenza MO, può ottenere una 
produzione più efficiente della proteina 
funzionale SMN, di conseguenza mi-
gliorando il fenotipo della SMA”, hanno 
scritto i ricercatori. 
Questi risultati giustificano un’ulteriore 
conferma nei modelli murini di SMA, 
dimostrando che l’uso di combinazioni 
di diverse sequenze di MO migliora la 
loro efficacia sulla sopravvivenza e sulla 
funzione neuromuscolare.

>   www.ricercasma.it
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Nuovi sviluppi della tecnologia antisenso 
di Paolo Pisano



Grazie alla sinergia tra Famiglie 
SMA, l’Associazione Italiana Idrote-

rapisti ed Educatori Neonatali (AIIEN) e 
il progetto di ricerca che sto conducen-
do per l’Università Sapienza di Roma è 
nato “SMA H2O”, un progetto di idro-
terapia in piscine accessibili con una 

temperatura tra i 31 e i 33 gradi e con 
livelli di altezza differenti. L’ambiente 
acquatico è un luogo speciale dove la 
forza di gravità riduce il suo effetto, il 
cuore rallenta e il corpo si rilassa, stare 

fermi è impossibile 
eppure ci si ristora. 
Per il filosofo Talete 
di Mileto l’acqua è 
fonte di ogni cosa e 
sin dall’antichità le 
venivano attribuite 
capacità taumatur-
giche. In “SMA H2O” 
le proprietà naturali 
dell’acqua sono raf-
forzate dalla prepa-
razione dei terapisti 

che, dopo oltre duecento ore pratiche 
e frontali sviluppate in dieci mesi e con 
approfondimenti specifici sulla pato-
logia, divengono capaci di condurre 
in sicurezza un’attività che prevede un 
coinvolgimento motorio, psicologico, 
sociale, ludico, partecipativo ed espe-

rienziale e che mira ad aumentare l’au-
tonomia quotidiana, motoria, psicolo-
gica e sociale. Specie nelle prime fasi di 
ambientamento, a volte incoraggiamo 
la partecipazione degli stessi genitori.
Da settembre 2017, quando sono stato 
invitato a presentare il progetto al con-
gresso nazionale di Famiglie SMA, ad 
oggi già sono stati raggiunti dei grandi 
traguardi: alla iniziale rete di piscine 
accessibili di Roma ed Enna, grazie alla 
disponibilità della responsabile dell’U-
nità Spinale del Cannizzaro di Catania, 
si è aggiunta al progetto la loro bella 
piscina terapeutica. Ci siamo allargati 
anche ad Ascoli Piceno e siamo in fase 
d’accordo con una struttura in provin-
cia di Taranto e una di Milano. Altre 
acquisizioni prossime possibili sono 
Napoli e Ravenna. 
I bambini coinvolti nel progetto ven-
gono valutati nei centri NEMO di rife-
rimento, dai terapisti delle strutture 
dove svolgono l’idroterapia e da me 
stesso. A breve sarà disponibile una 
piattaforma web per la raccolta dei da-
ti, con accesso dedicato per le famiglie. 
Il progetto mira a migliorare la qualità 
della vita del bambino e della famiglia 
in ogni modo possibile. È un progetto 
condiviso che avvicina l’ambiente della 
ricerca universitaria con i terapisti sul 
territorio, con i bambini e le famiglie, 
che non sono solo oggetto di indagine 
e terapia ma divengono soggetti coin-
volti e partecipi. Il progetto SMA H2o 
è da considerarsi un’idea in divenire. E 
d’altronde idea, speranza, testardag-
gine, ottimismo hanno caratterizzato 
proprio la storia della lotta alla SMA! 
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Nuovi sviluppi della tecnologia antisenso 
L’acqua  fonte di ogni cosa 
Il progetto di idroterapia per i bambini con la SMA
di Luca Labianca
UOC Ortopedia e Traumatologia 
Azienda Ospedaliera Sant’Andrea, 
Facoltà di Medicina e Psicologia, 
Università Sapienza, Roma

Il progetto “SMA H2o” prevede 
un protocollo di attività in acqua 
svolto con modalità uno a uno, 
terapista-bambino, con terapisti formati 
con oltre duecento ore pratiche e frontali. 
Già a Roma, Enna, Catania, Ascoli Piceno 
e in attivazione in altrettante città.

www.ricercasma.it
segui tutti gli aggiornamentila RICERCA



Spinraza: l’ho accolto come una bella notizia non solo per i bim-
bi ma anche per me. All’inizio ero addirittura euforica». Carla 

Montanari vive in provincia di Brescia con il marito Nicola, 
conosciuto durante un’esperienza di volontariato in una co-
operativa dove lui operava come obiettore di coscienza. Ha 
sessantaquattro anni, una SMA tra la 2 e la 3, una personalità 
vivace e capace di farsi benvolere. Una vita ricca, la sua, fatta 
di tanti viaggi e amici cari. Oggi però la malattia le pone più 

limiti di un tempo: «Non riesco 
più a girare le pagine di un giornale, 
per fortuna c’è l’e-reader. Da quan-
do ho compiuto cinquant’anni uti-
lizzo il respiratore e poi non riesco 
a bere i liquidi, così di notte 
assumo delle flebo d’acqua. 
Le “cose” da fare stanno 
aumentando». Ma ora c’è 
Spinraza. Euforia inizia-
le, e poi? «Nell’attesa del 
controllo che deve ancora 
arrivare ho riflettuto». 
Che conclusioni sono emerse? 

«Più che conclusioni le chiamerei perplessità, emerse mentre 
raccoglievo informazioni. Così ora intendo confrontarmi con 
lo staff medico». Di cosa si tratta? «La mia colonna vertebra-
le è storta, l’anestesia totale dovrà tenere conto delle difficoltà 
respiratorie e si tratterebbe nel primo periodo di quattro ane-
stesie ravvicinate. Come reagirà il mio corpo? In più ci sono 
gli spostamenti, i viaggi, le degenze. Non sono più quella di 
trent’anni fa che non si fermava mai. Allora mi sarei tuffata 
su Spinraza a occhi chiusi. Se si trattasse di uno sciroppo, lo 
farei anche ora. Invece, pondero vantaggi e svantaggi e non ho 
ancora deciso il da farsi».

È arrivato Spinraza,
ma ho più di 40 anni

di Barbara Pianca

le STORIE

I dubbi e le speranze degli adulti con la SMA

Dopo l’euforia iniziale 
arrivano le riflessioni. 

Come reagirà il mio 
corpo? Le anestesie, 
i viaggi, le degenze. 

Non sono più quella di 
trent’anni fa che non si 

fermava mai.

  Carla



C inque fratelli, tre con la SMA. Tra questi ultimi c’è Damiano, il più 
giovane. Classe 1973, è presidente di UILDM Padova da sei anni. 

A proposito di Spinraza ha molto da dire, ma non per se stesso: par-
la per i soci che rappresenta e, più in generale, per gli adulti con SMA 
che vivono nel suo territorio. Laureato 
in economia aziendale, specializzato 
in finanza d’impresa, è il responsa-
bile finanziario di un’azienda, vive 
in provincia di Padova e dallo scorso 
giugno è sposato con una compagna 
di classe reincontrata nel 2016. Fa uso 
della carrozzina dalla prima superio-
re: «Fino alla terza media camminavo, 
poi la muscolatura provata dalla crescita 
dell’adolescenza non ha più supportato le 
mie gambe. Ho perso l’autonomia mentre 
i compagni di classe la scoprivano. I mo-
torini, le feste e io che arrivavo alle feste 
accompagnato da mio papà. È stato forse 
il momento più difficile nella mia convi-
venza con la malattia». Finché qualcosa è 
cambiato. «La chiave di volta sono stati gli 
amici più grandi di me. Con la patente po-
tevano darmi un passaggio e grazie a loro 
mi sono riaperto alla vita sociale». Damiano non ama chiedere aiuto, 
preferisce darlo. Ci racconta che da piccolo nelle preghiere raccoman-
dava i fratelli. Dai genitori ha ricevuto un fondamentale supporto: 
«Sono meravigliosi, hanno sempre fatto il tifo per me. Mi sono stati vicini 
con l’intelligenza di non volersi sostituire a me o di proteggermi dal mondo 
ma incoraggiandomi in ogni mia aspirazione, anche apparentemente uto-
pica per le mie potenziali difficoltà fisiche».
Veniamo a Spinraza: «La convinzione che la cura della SMA non fosse fa-
cilmente raggiungibile era radicata in me: supporto Telethon pensando ai 

le STORIE

Spinraza, il primo farmaco per la SMA in commercio, è stato 
sperimentato sui più piccoli. Dei suoi effetti sugli adulti si sa ancora 
poco ma, ora che è gratuito e per tutti, anche loro possono chiedere 
l’iniezione intratecale. Come si stanno comportando? 

Proponiamo qui la testimonianza di una donna e di un uomo
in rappresentanza di molti. Due tra diversi possibili punti di vista,
che qui condividono l’atteggiamento dubitativo.

nostri figli e nipoti. Spinraza, insieme all’auspicabile arrivo imminente di 
altri farmaci, è stata una meravigliosa sorpresa». Qual è l’atmosfera tra 
gli adulti che rappresenti? «Chi mi cerca chiede il rispetto del diritto alla 
cura, e con questa motivazione ho agito anche sensibilizzando il centro cli-

nico di riferimento per le patologie neu-
romuscolari del Veneto. Siamo convinti 
in molti che il nuovo modello di gestione 
della salute dovrà essere più partecipato: 
i pazienti non sono una controparte ma 
soggetti attivi nella cura di sé. L’intera-
zione tra associazioni e medici ha infatti 
portato a risultati eccellenti: la Clinica 
Neurologica di Padova è tra le prime in 
Italia a cominciare le infusioni per gli 
adulti. Quelli che incontro, da Spinraza 
non si aspettano un miracolo ma una 
possibile stabilizzazione e pensano che il 

tempo giochi un ruolo impor-
tante. Una signora che ha più 
di cinquant’anni mi ha detto 
che vorrebbe da Spinraza la 
possibilità di tenere in soffitta 
il respiratore notturno». 
Lo stato d’animo generale 

è ansioso? «Mi sembra ci sia maturità sufficiente per gestire l’ansia, 
anche se è impossibile prevedere cosa accadrà con l’infusione a lungo 
termine del farmaco». Personalmente che farai? «Mi sottoporrò agli 
esami preliminari per l’idoneità, ma prima di assumerlo intendo ca-
pire meglio il principio del farmaco. La mia quotidianità poggia su un 
equilibrio fragile, conquistato con fatica, e oggi per me molto buono. 
Se Spinraza lo modificasse in modo imprevisto, dovrei creare un nuovo 
equilibrio per mantenere l’autonomia in innumerevoli piccole azioni 
quotidiane, come premere i tasti della tastiera».

    Damiano



dal TERRITORIO18

Sono il genitore di un bambino con SMA 2. Mio figlio di notte utilizza la NIV (ventilazione non 
invasiva) e altri ausili elettrici. Ci sono agevolazioni sulle bollette per i nuclei familiari? 

Il bonus elettrico per disagio fisico consiste in un’agevolazione legata all’utilizzo di determinati ap-
parecchi elettromedicali, erogato nella forma di uno sconto sull’importo delle bollette. Possono pre-
sentare domanda e beneficiare dello sconto le persone con disabilità e i conviventi che, per motivi 
legati allo stato di salute, sono obbligati all’uso di determinati apparecchi elettromedicali, sulla base 
di quanto stabilito con decreto interministeriale 28/12/07 e decreto del ministro della Salute 13/01/11. 
A beneficiarne è chi deve obbligatoriamente utilizzare i seguenti apparecchi elettrici salvavita: appa-
recchiature per pressione positiva continua; ventilatori polmonari; aspiratori; monitor multiparame-
trici; pulsossimetri; carrozzine elettriche; sollevatori mobili; sollevatori mobili a barella elettrici; solle-
vatori fissi a soffitto; sollevatori per vasca da bagno; materassi antidecubito e altri ausili. La domanda 
va essere presentata al Comune di residenza, compilando il modulo reperibile in Comune o sul sito 
dell’Autorità per l’energia elettrica e il gas. Sarà possibile anche rivolgersi a un Caf o patronato. Bisogna 
allegare i documenti necessari ad accertare lo stato di salute della persona con disabilità e la necessità 
di utilizzo di apparecchi salvavita: certificato Asl, tipo di apparecchiatura e ore di utilizzo, documento 
di identità e codice fiscale del disabile e di chi presenta domanda. Non è necessario presentare il mo-
dello Isee: il bonus è erogato indipendentemente dalla situazione reddituale del richiedente.

STELLA risponde

#Runforemma&Friends + Famiglie SMA
milano marathon 2018

Anna Archetti e Marco Motola sono 
l’anima di RunForEmma&Friends, il 

team fucsia nato nell’ottobre del 2015 e che 
in due anni ha raccolto oltre 100 mila euro de-
stinati a bambini speciali e alle loro famiglie, 
nel 2016 48 mila euro in sei mesi e nel 2017 53 
mila euro, arrivando seconda nella speciale 
classifica che la Milano Marathon riserva per 
il Charity Program: un risultato costruito con 
la passione e la forza delle emozioni.
Per la Milano Marathon 2018 l’asticella si 
alza ulteriormente. RunForEmma&Friends, 
in collaborazione con Famiglie SMA, ha scel-
to di sostenere “Mio figlio ha una 4 Ruote”, il 
progetto di formazione del Sapre (Settore di 
Abilitazione Precoce dei Genitori dell’Unità 
Operativa di Neuropsichiatria dell’Infanzia 
e dell’Adolescenza della Fondazione IRCCS 
Ca’ Granda-Ospedale Maggiore Policlinico 
di Milano). Sono già tanti i sostenitori del 

nuovo progetto, non solo runner esperti ma 
anche neofiti della corsa motivati dalla buo-
na causa. Tra questi anche tre coppie di ge-
nitori di bambini con SMA e assistiti dal SA-
PRE. Per loro un applauso speciale. Il team è 
però ancora alla ricerca di Runner solidali: 
solo chi diventa ambasciatore del progetto 
e raccoglie fondi per sostenerlo avrà la pos-

sibilità di correre con loro. L’8 aprile sarà una 
grande festa. Come sempre Runner e soste-
nitori verranno immersi nel colore che più li 
rappresenta, il FUCSIA. 

Per partecipare: info@runforemma.it
Per informazioni: Runforemma.it, anche su 
Facebook e Instagram.



famigliesma.org

Le Bomboniere di Famiglie SMA

Scegli le nostre proposte sul sito sostienici.famigliesma.org
oppure contattaci scrivendo a regali.solidali@sostienici.famigliesma.org 
o chiamando lo 02 56 56 8312 / 345  25 999 75



Per info e iscrizioni: segreteria@famigliesma.org




