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2 agosto 2019
Gentile Sigra Gaiani

Il centro Emofilia per adulti delle Molinette & stato selezionato per condurre uno studio sperimentale di
terapia genica nell'Emofilia B .

Lo studio ¢ stato approvato dal nostro comitato etico aziendale e siamo pronti pertanto per coinvolgere i
pazienti e avviare l'arruolamento.

Si tratta di uno studio di Fase III, quindi gia avanzato , dopo che gli studi di fase I e II hanno permesso di
valutare la sicurezza della procedura e hanno permesso di identificare la dose ottimale .

I primi approcci in questo ambito avevano permesso di raggiungere concentrazioni stabili per anni di
FIX intorno al 5% , trasformando il paziente grave in un paziente con deficit lieve .

Le modifiche attuate nel protocollo attualmente disponibile presso il nostro Centro hanno permesso di
raggiungere livelli stabili di FIX del 30% con sospensione della profilassi.

Credendo nella bonta del progetto il Centro Emofilia per Adulti si ¢ intensamente impegnato per disporre
di questa chance terapeutica per i pazienti che sono in cura presso il Centro .

Le chiederemmo pertanto di estendere tale informazione ai suoi associati anche nel caso non fossero in
trattamento presso il Centro delle Molinette affinché questa opportunita di cura che abbiamo a
disposizione possa essere fruibile per i pazienti Piemontesi con Emofilia B grave che ne hanno necessita
Confidando nella collaborazione di ACEP per la diffusione dell'informazione e per la sensibilizzazione
dei pazienti ringrazio per 1'attenzione.

Cordiali saluti

Aless orchielini



