
PROGRAMMA

9:00 Accoglienza partecipanti

9.30 Saluti istituzionali

9:45 Interventi  

La prima terapia genica non profit al mondo: un nuovo modello di sviluppo
Valentina Murelli - Responsabile divulgazione scientifica di Fondazione Telethon

Sindrome di Pitt-Hopkins: dalla ricerca di base alla sperimentazione clinica
Michela Ori - Dipartimento di Biologia, Università di Pisa 

Un gene, una malattia rara, nuove prospettive terapeutiche: cosa ci insegna PRR12
Massimiliano Andreazzoli - Dipartimento di Biologia, Università di Pisa 

Autofagia e malattie rare: come la ricerca apre nuove possibilità di cura
Simona Rapposelli - Dipartimento di Farmacia, Università di Pisa 

10.50 Coffee break

11.10 Una nuova barriera contro i raggi UV: la ricerca per lo Xeroderma Pigmentoso
Elisa Martinelli/Valter Castelvetro - Dipartimento di Chimica e Chimica Industriale, Università di Pisa 

Cosa può insegnarci il feto sulla cura delle malattie: come un recettore può essere sia protettivo che
dannoso 
Luca Filippi - Dipartimento di Medicina Clinica e Sperimentale, Università di Pisa 

Dall’idea alla cura: come nasce un farmaco per le malattie rare del neurosviluppo
Andrea Cerase - Dipartimento di Biologia, Università di Pisa 

Il viaggio verso la terapia per malattie rare da accumulo lisosomiale. L'esperienza dell'alfa
mannosidosi  
Giorgio Iotti - Vice President, Pipeline Strategy and Early Development, Global Rare Diseases R&D - Chiesi
Farmaceutici 

Salute del cervello e malattie rare
Agnese Cattaneo - Chief Medical Officer - Angelini Pharma 

Sanofi: un modello biofarmaceutico fondato sulla ricerca e sull’AI 
nelle malattie rare 
Antonella Taglia - Medical Lead Rare Disease - Sanofi 

13.00 Saluti di chiusura  
Corrado Priami – Prorettore per la valorizzazione della conoscenza 

Quando la ricerca diventa speranza: 
come nascono i farmaci per le malattie rare
26 FEB 2026
9.00 - 13.00

Gipsoteca di Arte Antica​
Piazza San Paolo all’Orto 20, Pisa

Per maggiori informazioni:
https://www.unipi.it/innovazione/
valorizzazionericerca@unipi.it
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