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In occasione della Giornata delle Malattie Rare 2026

LE FRONTIERE DEI NUOVI APPROCCI TERAPEUTICI
ALLE MALATTIE GENETICHE RARE

Aula A Polo Didattico “San Rossore 1938” — Universita di Pisa
3 Febbraio 2026

PROGRAMMA

9:00 Accoglienza partecipanti
9:30 Saluti di benvenuto
9:40 Saluti istituzionali

9:50 Letizia Allegra Mascaro

Ricercatrice dellIstituto di Neuroscienze, CNR Pisa

Riprogrammare i circuiti corticali attraverso neuromodulazione nella Sindrome di
Phelan-McDermid

10:10 Maria Marchese

Responsabile Unita Neurobiologia Sperimentale

IRCCS Fondazione Stella Maris, Calambrone

Zebrafish e nuove prospettive terapeutiche per le malattie rare

10:30 Laura Baroncelli

Ricercatrice Senior, Istituto di Neuroscienze, CNR Pisa

Portare la creatina dove serve: nuove frontiere della terapia genica nel deficit del
trasportatore della creatina

10:50 Pausa snack

11:20 Alessandra Camerini

Vicepresidente dell’Associazione Italiana GLUT-1

Responsabile delle Relazioni con i Pazienti e le Associazioni di Fondazione Telethon
Deficit di GLUT1: quando il cibo é vita

11:40 Mariagrazia Di Luca
Professoressa Associata, Dipartimento di Biologia, Universita di Pisa
I virus batteriofagi: nostri alleati contro i batteri patogeni nella fibrosi cistica

12:00 Stefania Bargagna
Neuropsichiatra infantile, IRCCS Fondazione Stella Maris, Calambrone
Approccio neurocomportamentale per malattie rare con disturbi del neurosviluppo

12:20 Stefano Espinoza
Professore Associato, Dijpartimento di Scienze della Salute, Universita del Piemonte Orientale
SINEUP e RNA therapy: nuove strade per le malattie rare

12:50 Saluti finali
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