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| AIRP: 1l nostro impegno ARP

A.LR.P. onlus é dedicata a tutti coloro che soffrono per la malattia del Rene
Policistico (in inglese Polycistic Kidney Disease, PKD), la pit comune di tutte le
malattie genetiche che minacciano il benessere e la vita umana.
® Aiuta i Pazienti affetti da rene policistico autosomico dominante dell'adulto
(ADPKD) e rene policistico autosomico recessivo (ARPKD) e sostiene le loro
famiglie.
® Sensibilizza e favorisce la diffusione delle conoscenze sulla malattia policistica,
coinvolgendo Medici, Pazienti e Comunita Scientifica.
¢ Supporta I'autonomia e I'integrazione sociale dei Pazienti.
® Promuove e sostiene la ricerca.

Pazienti attualmente seguiti
e sostenuti da AIRP Soci AIRP
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- “ldentificazione di disfunzioni metaboliche nel rene policistico: nuove gt .
P www.renepolicistico.it

opportunita terapeutiche” — Pl Dott.ssa Alessandra  Boletta —
Ospedale San Raffele, Milano

- Sostegno alla ricerca ARegPKD dei bambini affetti da ARPKD -
Dipartimento Pediatrie Specialistiche, U.O. di Nefrologia e Dialisi - Y . . .
Dott. Laura Massella, Dott. Francesco Emma — Ospedale Bambino PUbbllcaZ|on|
Gesu, Roma

- Progetto di ricerca relativa al “mantenimento del progetto sull’analisi
genica con NGS nella malattia ADPKD” — Prof. Piergiorgio Messa —
Policlinico di Milano

- Contributo alla ricerca sulla Diagnostica della Malattia Policistica Renale
(PKD) mediante sviluppo di test molecolari basati sulla metodica Next
Generation Sequencing (NGS) — Spedali Civili di Brescia

- Sostegno alla ricerca su ARPKD - Clinica Pediatrica De Marchi, Unita di

Nefrologia e Dialisi Pediatrica, Milano - Prof. Giovanni Montini - Clinica ' ' —
Qdiatrica ’'G. e D. De Marchi’, Milano /
. | ]
Raccolta fondi




I nostri progetti:

Partecipazione annuale a meeting nazionali
ed internazionali

KDIGO ADPKD Controversies Conference 2014 - 2015
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Autosomal-dominant polycystic kidney disease

(ADPKD): executive summary from a Kidney Disease:

Improving Global Outcomes (KDIGO) Controversies =SSR
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I nostri progetti:

Workshop 2017 -2018

1° WORKSHOP AIRP |
'~ “UN SALOTTO TUTTO NOSTRO" |

22 aprile 2017
dalle ore 14:00 alle 18:00

San Giovanni Rotondo

Ospedale Casa Sollievo della Sofferenza
Aula Magna
Scuocta Universitana Infermien

2° Workshop AIRP
“UN SALOTTO TUTTO NOSTRO” |

27 maggio 2017
dalle ore 14:00 alle ore18:00
Catania

Hotel NH Catania Parco Degli Aragonesi
Viale Kennedy
Localita La Playa

3° Workshop AIRP
“UN SALOTTO TUTTO NOSTRO" |

Torino

16 settembre 2017
dalle ore 1400 alle ore18:00

Circolo dei Lettori
Palazzo Granen della Roccia
Sala Gioco
Via Begino, 9
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I nostri progetti:
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La PKD & una malatta cronica debilitante che colpisce circa 12,5 miboni di
persone in witto il mondo.

Si tratta di una patologia emecitaria: cid vuol dire che | geniton che ne Soffrono
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I nostri progetti:

Associazione Haliana Rene Policistico AIRP
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E UN NOSTRO IMPEGNO:

CONTRO IL RENE POLICISTICO

C’E UNA SOLA DIREZIONE.

STAMPA
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CONTRO IL RENE POLICISTICO

C'E UNA SOLABREZIONE.
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ADPKD: stadio evolutivo

L’ADPKD é una malattia genetica causata da mutazioni in due geni, PKD1 e PKD2, le
cui mutazioni possono provocare forme della malattia non distinguibili fra loro, anche
se sembra che la forma ADPKD2 sia leggermente meno grave rispetto ad ADPKD1.

La caratteristica principale di questa malattia [§
e il formarsi di cisti in entrambi i reni.
Le cisti aumentano in numero e dimensioni ==
durante la vita di un individuo fino a causare |
la perdita totale di funzionalita renale in pit B
della meta dei pazienti.

MAYO FOUNDATION FCR MEDICAL EDUCATION ANG RESEARCH. ALL RIGHTS RESERVED

La malattia é tuttavia sistemica perché altri organi oltre al rene possono essere colpiti.
Talvolta sono presenti cisti anche in altri organi (fegato e pancreas). Il sistema
cardiovascolare puo anche essere interessato in questa patologia con I'insorgere di
ipertensione e di aneurismi.
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ADPKD: malattia e impatto sul pazient A”?f;

Piu di 12.5 milioni di persone ogni
giorno nel mondo lottano contro questa
malattia che colpisce piu persone della
sindrome di Down, la fibrosi cistica, la
distrofia muscolare, I'emofilia, I'anemia
a cellule falciformi e la corea di
Huntington messe insieme.

Il rene policistico provoca la
formazione di cisti riempite di fluido in
entrambi i reni.

Col tempo, queste cisti si sviluppano e
si moltiplicano senza sosta, sicché i
reni aumentano drasticamente di
dimensioni.




Una di queste donne non é incinta,
ha solo ’ADPKD




La qualita di vita dei pazienti

» Difficolta a svolgere le piu banali attivita
quotidiane

« gestione del dolore

« compromissione delle relazioni
interpersonali |

- ripercussioni sulla vita sessuale, sociale |
e sulla decisione di avere figli

Ansia® Depressione®

T0

| pazienti con ’ADPKD " -
hanno una maggiore § 0 - 40
TIPB! " " = = 30
probabilita di sviluppare z 20 .
ansia e depressione 10 10 B
0 —
State

Trait Mild Moderate Severe Depression
Cwerall
\_ Maoderate level % General population .

Patients, %

aTemporary or emotional-state anxiety vs longstanding personality trait; State Trait Anxiety Inventory (STAI) score:
20-30 = low anxiety; 31-49 = moderate; 250 = high

bdetermined by Beck Depression Inventory score: <9 = no depression; 10-18 = mild; 19-29 = moderate; >30 = severe.
HRQol, health-related quality of life



1. Inserimento della patologia nei nuovi LEA (Livelli Essenziali di Assistenza), per
I’esenzione dalla partecipazione alla spesa relativa a diagnostica e/o esami di
laboratorio correlati alla ADPKD.

2. «Fare cultura» su una patologia cosi invalidante in ambito scientifico e
politico istituzionale:

» audizione in Commissione Igiene e Sanita del Senato (27.10.2016)
» audizione presso I’Agenzia Italiana del Farmaco (29.02.2016)

ADPKD: ancora in attesa...

3. Standardizzazione del parametro di invalidita riconosciuto al Rene
Policistico (70%) indipendentemente dalla normativa regionale.

4. Possibilita rapida di accedere ai trattamenti secondo un
sistema di monitoraggio e solo in centri di eccellenza.



Ma quando potremo avere il tolvaptan in Italia?

Petizione #STOPalrenepolicistico
5.105 sostenitori
... i Nefrologi:
110 tra i piu importanti esperti in
Italia =
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Il momento si avvicina:
dobbiamo essere pronti a
conoscere il tolvaptan

e le sue limitazioni!




Le idicazioni di EMA per il tolvaptan

Nel febbraio 2015 I’Agenzia
G EUROPEAN MEDICINES AGENCY Europea dei Farmaci (EMA) ha
SCIENCE MEDICINES HEALTH approvato l,lmplego d| tOIVaptan

(JINARC®) per il trattamento di
ADPKD.

JINARC ¢é approvato per il
rallentamento della progressione di
sviluppo delle cisti e della
insufficienza renale di ADPKD negli
adulti con stadio di insufficienza
renale cronica (stadio CKD) da1 a
3 all'inizio del trattamento, con
evidenza di malattia in rapida
progressione.




» Tolvaptan riduce la crescita del volume renale
> Tolvaptan riduce il tasso di declino della funzionalita renale
> Tolvaptan ha dimostrato efficacia sul sintomo del dolore renale

» JINARC® e generalmente ben tollerato

» Il meccanismo d'azione del farmaco induce acquaresi,
particolarmente all’inizio della terapia.

» | pazienti devono avere libero accesso all'acqua ed essere In
grado di bere una quantita sufficiente di liquidi, per prevenire la
disidratazione.

» JINARC® e stato associato ad aumenti idiosincrasici e
reversibili degli enzimi epatici e anche a casi non frequenti di
aumenti concomitanti della bilirubina totale. Per mitigare |l
rischio di danno epatico, € richiesto iI monitoraggio degli
enzimi epatici mensilmente per i primi 18 mesi e
successivamente ad intervalli regolari di 3 mesi

Torres VE & al; TEMPO 3:4; N Engl J Med 2012; 367:2407-2418




Paesi EU in cui Jinarc® (tolvaptan) e rimborsato
per il trattamento di ADPKD

Germania
Francia

Olanda
Belgio

Lussemburgo
Inghilterra
Scozia

Svezia
Norvegia
Svizzera




Iniziato in Italia il trial con il tolvaptan

su bambini fino a 18 anni con ADPKD

Sono iniziati i trials clinici con il tolvptan anche per bambini = e, == . .

fino a 18 anni con Rene Policistico Autosomico Dominante %ngr@gmgﬁwg

In rapida progressione della malattia. o o >

|l reclutamento e ancora aperto. EE§CIlmlca

In Italia ['unico ospedale pediatrico che sta facendo il

reclutamento & la medical

» Clinica Pediatrica De Marchi a Milano, UQO di Nefrologia
e Dialisi, Prof. Giovanni Montini, Fondazione IRCCS Ca’
Granda, Ospedale Maggiore Policlinico.

Stanno reclutando i bambini anche le Nefrologie dell'adulto

presso:

» Seconda Universita degli Studi di Napoli, Prof. Gianni
Capasso,

» Fondazione IRCCS S. Maugeri di Pavia, Prof. Ciro
Esposito.

Per informazioni scrivere a segreteria.airp@renepolicistico.it
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