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INTRODUZIONEPRESENTAZIONE

L
e pagine seguenti presentano con il rigore e l’accuratezza consueti la rendicontazione 
delle attività clinico-scientifiche dell’Ospedale Pediatrico Bambino Gesù. I dati incoraggianti 
confermano la correttezza della direzione del percorso che abbiamo intrapreso. Per la 

prima volta li presentiamo insieme ai positivi risultati del bilancio d’esercizio e di quello sociale. 
Verificare il nostro operato è fondamentale per dare continuità alla nostra azione. Non dobbiamo 
mai dimenticare che al centro del nostro lavoro ci sono i bambini e le loro famiglie. 

Il 2017 - anno a cui si riferiscono i risultati riportati nella relazione - è caratterizzato da una 
continua attenzione alle nuove frontiere della medicina. C’è un dialogo costante tra ricerca 
scientifica, innovazione tecnologica e cura: lo dimostrano le scoperte e le loro applicazioni nei 
vari campi come quello delle malattie genetiche o dell’immunologia, ma c’è un dialogo costante 
anche tra cura, ricerca e condizioni di lavoro dignitose in strutture confortevoli. Abbiamo 
provveduto all’adeguamento di molti ambienti e alla loro messa in sicurezza. Un intervento 
importante ma non ancora sufficiente. Malgrado i miglioramenti organizzativi e la grande 
disponibilità del personale, rimane la difficoltà di sostenere e contenere attività in continua 
crescita all’interno di spazi oggettivamente angusti. Ecco perché abbiamo previsto, nel nostro 
futuro prossimo, investimenti strutturali importanti.

Il tutto deve ovviamente avvenire dentro una cornice di sostenibilità economica, che 
rappresenta per tutte le strutture sanitarie un tema centrale. Siamo un ente accreditato 
e questo ci permette di accedere alle risorse del Governo e delle Regioni. Ma lo sviluppo 
tecnologico ed infrastrutturale, le attività di ricerca e quelle umanitarie, hanno bisogno 
di risorse aggiuntive, con la possibilità di ricorrere a nuovi donatori e sostenitori. 

L’Ospedale continua a perseguire il valore fondamentale dell’eccellenza nelle cure. Questo non 
significa ambire a vincere una competizione, malgrado i successi che fortunatamente possiamo 
vantare. Il nostro impegno mira piuttosto a dare risposte sempre più adeguate ed efficaci 
ai piccoli pazienti e alle loro famiglie, che si rivolgono a noi da tutta Italia e da tutto il mondo. 

Stiamo per celebrare i 150 anni di storia del nostro Ospedale: abbiamo ancora tante sfide 
da affrontare e tanta strada da percorrere.

Mariella Enoc 
Presidente Ospedale Pediatrico Bambino Gesù

L
a Relazione Sanitaria e Scientifica è lo strumento attraverso il quale l’Ospedale fa conoscere le proprie attività 
istituzionali, così come sancite dalla sua classificazione ad Istituto di Ricovero e Cura a Carattere Scientifico, 
più specificamente dal DL 288/2003, che fa riferimento alla “ricerca, prevalentemente clinica e traslazionale, 

nel campo biomedico e in quello dell’organizzazione e gestione dei servizi sanitari” e alle “prestazioni di ricovero 
e cura di alta specialità” nel contesto di “standard di eccellenza”. Questo volume fornisce un quadro obiettivo dei 
risultati prodotti da una squadra coesa ed impegnata nella propria missione, tesa al raggiungimento dei massimi 
livelli delle sue professionalità, che mette al centro la persona, al cui servizio sono improntate tutte le espressioni 
dell’assistenza e della ricerca scientifica, guidate dalla competenza e dal rispetto dei valori etici, ed arricchite dalla 
disponibilità e dall’attenzione nei confronti dei bisogni dei bambini e delle famiglie. 

Nell’anno 2017 l’attività assistenziale è stata caratterizzata da una fortissima spinta all’introduzione di metodiche 
cliniche innovative e al rafforzamento della già consolidata propensione dell’OPBG al trasferimento della ricerca 
nella pratica clinica. In tale ambito si segnalano, fra gli altri, gli interventi per la separazione di due coppie di 
gemelli siamesi, che hanno previsto anche l’utilizzo di modelli e stampe 3D di ultimissima generazione degli organi 
interessati per lo studio pre intervento del caso clinico, eseguiti da team multidisciplinari formati da professionisti 
afferenti a diversi Dipartimenti dell’Ospedale. La ricerca di innovazione nello sviluppo di tecniche di trapianto 
di cellule staminali emopoietico ha raggiunto un importante risultato nell’anno appena trascorso mediante la messa 
a punto di una nuova tecnica di “manipolazione delle cellule staminali” con lo scopo di poter utilizzare cellule 
di donatore non totalmente compatibile riducendo al minimo i rischi della procedura. La tecnica ideata permette 
di eliminare le cellule responsabili dello sviluppo di complicanze legate all’aggressione da parte di cellule del 
donatore sui tessuti del ricevente, riducendo i rischi associati alla procedura finora utilizzata. 

Da segnalare, anche, l’impulso rilevante avuto nell’anno 2017 dal Progetto “Nascita OPBG”, che in collaborazione 
con un Istituto Ostetrico “Partner”, prevede la nascita di neonati, altamente critici, in OPBG, al fine di evitare 
il trasferimento post-nascita da altri Ospedali. Un ultimo traguardo che ci sembra importante evidenziare 
è il significativo incremento nella numerosità dei pazienti indigenti, provenienti dai Paesi molto poveri totalmente 
a carico dell’Ospedale, che per le loro complesse patologie non potrebbero essere adeguatamente assistiti nei 
Paesi di provenienza. I traguardi raggiunti nel settore della ricerca si sintetizzano nel significativo miglioramento, 
rispetto al 2016, di tutti i suoi parametri misurabili, compreso l’impact factor (IF +8%), il numero delle pubblicazioni 
internazionali (+20%), l’internazionalizzazione della ricerca calcolata sulla percentuale delle ricerche svolte con 
gruppi stranieri (+5%), l’aumento delle risorse per la ricerca acquisite attraverso la partecipazione dei ricercatori 
ai bandi nazionali ed internazionali (+58%), l’abbattimento dei costi ogni punto di IF prodotto. 

Questi risultati sono stati complementati da uno straordinario impegno della Direzione Scientifica e della 
Amministrazione nella realizzazione e nel completamento di una serie di nuove strutture dedicate o collegate con 
la ricerca, nel polo di San Paolo fuori le Mura, compresi i nuovi laboratori di Immunologia e di Genomica dotato 
di sezioni dedicate agli studi funzionali, il laboratorio dedicato al Trapianto di Microbiota, il laboratorio per la 
Tipizzazione Tissutale, i nuovi locali destinati alla riunioni dei ricercatori. Il 2017 ha anche concluso la fase di avvio 
delle attività dell’Officina Farmaceutica, con la certificazione da parte dell’AIFA e l’inizio della fase produttiva. 

Siamo perciò orgogliosi di dare la voce, attraverso questa Relazione, ai circa 3.300 medici, ricercatori, infermieri, 
tecnici e impiegati, i veri protagonisti di questo anno di successi.

Bruno Dallapiccola Direttore Scientifico
Massimiliano Raponi Direttore Sanitario 



attività sanitaria e scientifica 2017 7

Le attività assistenziali 
e gli indicatori di performance

I NUMERI DELL’OSPEDALE
NEL 2017

607
Posti letto

28.291
RICOVERI

3.012
CHIRURGIA  
AMBULATORIALE

29.778
procedure 
chirurgiche 
e interventistiche

1.908.487
PRESTAZIONI
AMBULATORIALI

84.036
VISITE 
PRONTO  
SOCCORSO

43.642
DAY HOSPITAL
RICOVERI

5.143
DAY SURGERY
N° CASI

RIABILITAZIONE

579
giornate 
di ricovero

28,62
Degenza media

ATTIVITÀ

SANITARIA

1

1,05
Peso medio

6,38
degenza media

RICOVERI PER ACUTI
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2015 2016 2017 Diff.%

17 vs 15 17 vs 16

N. posti letto 607 607 607 0% 0%

N. ricoveri 27.336 26.947 28.291 3% 5%

- di cui Riabilitazione 621 605 579 -7% -4%

RICOVERI PER ACUTI 

Peso medio 1,01 1,04 1,05 4% 1%

- Peso medio pazienti altre Regioni 1,34 1,33 1,33 -1% 0%

- Peso medio pazienti Stranieri 1,65 1,80 1,85 12% 3%

Degenza media 6,27 6,46 6,38 2% -1%

RIABILITAZIONE 

Degenza media 26,57 28,68 28,62 8% 0%

DAY HOSPITAL 

Ricoveri 51.106 44.364 43.642 -15% -2%

DAY SURGERY 

N. casi 5.034 5.066 5.143 2% 2%

CHIRURGIA AMBULATORIALE

N. casi 3.992 3.520 3.012 -25% -14%

- di cui pazienti SSN 3.992 3.032 2.709

PRONTO SOCCORSO 

Visite 78.849 80.015 84.036 7% 5%

- di cui esitati in ricovero 25.722 26.885 29.778

AMBULATORIO 

N. prestazioni 1.639.658 1.709.795 1.908.487 16% 12%

- di cui pazienti SSN 1.639.658 1.696.279 1.814.077

PACCHETTI AMBULATORIALI COMPLESSI

N. Pacchetti erogati 3.144 3.289 3.585 14% 9%

ATTIVITA' OPERATORIA 

N. procedure chirurgiche e interventistiche 26.166 27.058 29.778 14% 10%

TRAPIANTI 

N. Trapianti  326 339 321 -2% -5%

Cruscotto informativo

Il cruscotto informativo riporta l’andamento dei princi-
pali indicatori delle attività erogate dall’Ospedale nel 
triennio 2015-2017. Persiste l’andamento decrementale 
dei ricoveri erogati in regime diurno medico a vantaggio 
dell’offerta di attività ambulatoriale, in riferimento a mo-
delli organizzativi che privilegiano, anche in ottempe-
ranza al dettato normativo regionale, l’appropriatezza 
clinica e che hanno consentito di trasferire significative 
quote di prestazioni dispensate in day hospital in regi-

mi di cura inferiori, di analoga efficacia assistenziale. In 
incremento anche l’organizzazione in cicli dell’attività di 
ricovero diurno medico (figure 1 - 2). Si consolida l’attivi-
tà di Day Surgery riservata ai soli casi che non possono 
essere gestiti in regime ambulatoriale e l’attività di chi-
rurgia ambulatoriale (figura 3). Si conferma su livelli di 
eccellenza, per volumi e qualità assistenziale, l’attività 
ambulatoriale che pone l’Ospedale in una posizione di 
assoluto rilievo nel contesto nazionale (figura 4).

Figura 1. Andamento ricoveri ordinari in acuzie OPBG. Anni 2010-2017.

Ricoveri Ordinari Acuti (dimessi)Peso medio

Figura 2. Andamento ricoveri diurni medici OPBG. Anni 2010-2017.

Figura 3. Andamento ricoveri diurni chirurgici e prestazioni di chirurgia ambulatoriale in pazienti di eta inferiore ai 18 anni 
OPBG. Anni 2010-2017.

Day Hospital (ricoveri) Day Hospital (cicli)

Chirurgia AmbulatorialeDay Surgery (casi)

2010 2011 2012 2013 2014 2015 2016 2017

75.044
69.811

62.678 60.284
56.171

51.106
44.364 43.642

3.084
3.323

4.715

6.578

6.689

9.106

12.161

10.599

2010 2011 2012 2013 2014 2015 2016 2017

5.553 5.503

754

2.011 2.104 2.006 2.095
1.820

5.744

5.400 5.493

5.034
5.066 5.143
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Figura 4. Andamento prestazioni ambulatoriali pazienti di età inferiore a 18 anni OPBG. Anni 2012-2017.

Di seguito, l’andamento delle attività di ricovero ordina-
rio di neuroriabilitazione, svolta nelle sedi di Palidoro e 
Santa Marinella, che ha mantenuto negli ultimi anni un 
andamento costante, sia in termini di casistica che di 
degenza media. Nel corso del 2017 è stato predisposto 
dalla Regione Lazio, in collaborazione con l’OPBG e l’O-
spedale S. Raffaele Pisana, un protocollo che individua i 
criteri per l’accesso alle strutture di ricovero riabilitativo 
intensivo di pazienti in età pediatrica (figura 5). Nel 2017 
si conferma l’elevata produttività trapiantologica: i tra-

pianti di rene si sono mantenuti costanti rispetto al 2016. 
Per quanto riguarda l’attività di trapianto epatico si rileva 
un incremento del 19%, sia dell’attività di trapianto da ca-
davere che da vivente. I trapianti di cuore subiscono un 
leggero ridimensionamento, stabile il numero di impianti 
di cuore artificiale. I trapianti di midollo, sia autologhi che 
allogenici, aumentano in maniera costante negli anni 
(+2% rispetto al 2016). Se si prende, invece, a confronto 
l’attività registrate nel 2010, i trapianti di midollo nel 2017 
sono aumentati del 68% (tabella 1).

Figura 5. Andamento ricoveri ordinari in neuroriabilitazione OPBG. Anni 2010-2017.

Ambulatorio (prestazioni)

Degenza mediaRiabilitazione (giornate)	

NUMERO DI TRAPIANTI
NEL 2017

28
rene

8
cuore

10
cuore 
artificiale

27
CORNEA

1
POLMONE

10
membrana
amniotica

46
HOMOGRAFT

31
FEGATO

32
Midollo 
Autologo

138
Midollo 
Allogenico

2010 2011 2012 2013 2014

608
589

606
626 621

605

579

2015 2016 2017

25,95 25,63
28,41 26,90 27,59 26,57

28,68 28,62

493
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Tabella 1. Andamento attività trapiantologica OPBG. Anni 2010-2017.

Trapianti 2010 2011 2012 2013 2014 2015 2016 2017

Trapianto Rene 13 16 17 19 25 14 29 28

   di cui da vivente 1 7 5 7 5 4 8 6

Trapianto Cuore 9 10 14 6 9 12 12 8

Impianto Cuore Artificiale 0 11 6 7 14 16 9 10

Trapianto Polmone 0 3 1 2 1 1 5 1

Trapianto Fegato 16 15 17 23 22 28 26 31

   di cui da vivente 0 2 4 11 10 13 2 4

Trapianto Intestino 1 0 0 0 0 0 0 0

Trapianto Midollo Autologo 25 28 29 33 55 32 30 32

Trapianto Midollo Allogenico 82 96 108 114 108 111 137 138

Homograft 82 85 72 79 69 96 67 46

Trapianto Cornea 31 27 30 37 21 24 22 27

Membrana Amniotica 11 15 10 11 4 8 11 10

Totale 270 306 304 331 328 342 348 331

Nella tabella 2 si riporta la distribuzione per MDC dei ri-
coveri ordinari effettuati nel 2017, in confronto al 2016. Le 
aree cliniche che hanno subito le variazioni più significati-
ve in termini assoluti nei due anni presi in considerazione 
sono “Malattie e disturbi dell’apparato muscoloscheletri-
co e connettivo” (+10%), “Malattie e disturbi dell’apparato 
digerente” (+12%), “Malattie e disturbi dell’orecchio, del 

naso e della gola” (+7%) e “Malattie e disturbi dell’ap-
parato cardiocircolatorio” (+5%). Si registra, invece, una 
contrazione, nella numerosità della casistica ricoverata 
in regime ordinario, relativa alle seguenti aree cliniche: 
“Malattie e disturbi endocrini, metabolici e nutrizionali” 
(-9%), “Malattie e disturbi dell’apparato respiratorio” (-4%), 
“Malattie e disturbi del sistema nervoso” (-2%).

MDC Descrizione 2016 2017 Diff. Diff. %

08 Malattie e disturbi dell'apparato muscoloscheletrico e connettivo 3.429 3.772 343 10%

23 Fattori influenzanti lo stato di salute ed il ricorso ai servizi sanitari 656 932 276 42%

06 Malattie e disturbi dell'apparato digerente 2.245 2.512 267 12%

03 Malattie e disturbi dell'orecchio, del naso e della gola 3.052 3.254 202 7%

05 Malattie e disturbi dell'apparato cardiocircolatorio 1.971 2.073 102 5%

11 Malattie e disturbi del rene e delle vie urinarie 1.628 1.724 96 6%

18 Malattie infettive e parassitarie (sistematiche) 956 1.036 80 8%

17 Malattie e disturbi mieloproliferativi e tumori poco differenziati 1.036 1.112 76 7%

07 Malattie e disturbi epatobiliari e del pancreas 513 589 76 15%

pre Trapianti (Escluso Quello del Rene) e Tracheostomie 246 284 38 15%

12 Malattie e disturbi dell'apparato riproduttivo maschile 818 856 38 5%

16
Malattie e disturbi del sangue e degli organi ematopoietici e del 
sistema immunitario

746 775 29 4%

09 Malattie e disturbi della pelle, del sottocutaneo e della mammella 604 630 26 4%

13 Malattie e disturbi dell'apparato riproduttivo femminile 101 124 23 23%

21 Traumatismi, avvelenamenti ed effetti tossici dei farmaci 300 307 7 2%

19 Malattie e disturbi mentali 669 674 5 1%

24 Traumi multipli significativi 2 4 2 100%

22 Ustioni 5 6 1 20%

25 Infezioni da HIV 10 9 -1 -10%

20
Uso di alcool o farmaci e disturbi mentali organici indotti da alcool 
o farmaci

8 6 -2 -25%

02 Malattie e disturbi dell'occhio 328 305 -23 -7%

15 Malattie e disturbi del periodo neonatale 251 200 -51 -20%

01 Malattie e disturbi del sistema nervoso 2.429 2.372 -57 -2%

04 Malattie e disturbi dell'apparato respiratorio 2.621 2.515 -106 -4%

10 Malattie e disturbi endocrini, metabolici e nutrizionali 1.684 1.528 -156 -9%

Tabella 2. Distribuzione dei ricoveri ordinari per MDC. Anni 2016 e 2017.
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Per quanto riguarda, invece, la distribuzione per DRG 
della casistica trattata in regime di ricovero ordinario, si 
evidenzia un aumento, fra il 2016 ed il 2017, nel nume-
ro dei casi riferiti ai DRG 184 “Esofagite, gastroenterite e 
miscellanea di malattie dell’apparato digerente, età < 18 

anni”, DRG 074 “Altre diagnosi relative a orecchio, naso, 
bocca e gola, età < 18 anni” e DRG 466 “Assistenza ria-
bilitativa senza anamnesi di neoplasia maligna come dia-
gnosi secondaria” (tabella 3).

Si presentano, infine, i primi 10 DRG in ordine di peso 
relativo, che vedono, in termini di differenze percentuali, 
un incremento nel DRG 525 “Impianto di altro sistema 
di assistenza cardiaca” (+200%), DRG 480 “Trapianto 
di fegato e/o trapianto di intestino” (+100%), DRG 542 

“Tracheostomia con ventilazione meccanica = 96 ore o 
diagnosi principale non relativa a faccia, bocca e collo 
senza intervento chirurgico maggiore” (+20%) e nel DRG 
481 “Trapianto di midollo osseo” (+12%) (tabella 4).

DRG Descrizione Tipo DRG 2016 2017 Diff. Diff. %

184
Esofagite, gastroenterite e miscellanea di malattie 
dell'apparato digerente, età < 18 anni

M 797 986 189 24%

074
Altre diagnosi relative a orecchio, naso, bocca e gola, età 
< 18 anni

M 873 1058 185 21%

466
Assistenza riabilitativa senza anamnesi di neoplasia mali-
gna come diagnosi secondaria

M 189 360 171 90%

410
Chemioterapia non associata a diagnosi secondaria di 
leucemia acuta

M 385 543 158 41%

234
Altri interventi su sistema muscolo-scheletrico e tessuto 
connettivo senza CC

C 523 636 113 22%

087 Edema polmonare e insufficienza respiratoria M 390 488 98 25%

467 Altri fattori che influenzano lo stato di salute M 301 393 92 31%

422
Malattie di origine virale e febbre di origine sconosciuta, 
età < 18 anni

M 753 837 84 11%

246 Artropatie non specifiche M 304 366 62 20%

322 Infezioni del rene e delle vie urinarie, età < 18 anni M 282 325 43 15%

Tabella 3. Distribuzione dei ricoveri ordinari per DRG – Primi 10 DRG in termini di valori assoluti. Anni 2016 e 2017.

DRG Descrizione
Tipo 
DRG

Peso 
relativo

2016 2017 Diff Diff %

480 Trapianto di fegato e/o trapianto di intestino C 19,44 19 38 19 100%

495 Trapianto di polmone C 16,89 2 1 -1 -50%

481 Trapianto di midollo osseo C 15,51 146 163 17 12%

103
Trapianto di cuore o impianto di sistema di assistenza 
cardiaca

C 14,57 15 15 0 0%

541

Ossigenazione extracorporea a membrane o tracheosto-
mia con ventilazione meccanica = 96 ore o diagnosi prin-
cipale non relativa a faccia, bocca e collo con intervento 
chirurgico maggiore

C 12,43 36 35 -1 -3%

302 Trapianto renale C 10,29 27 26 -1 -4%

525 Impianto di altro sistema di assistenza cardiaca C 9,93 1 3 2 200%

386
Neonati gravemente immaturi o con sindrome da distress 
respiratorio

M 8,69 22 18 -4 -18%

542
Tracheostomia con ventilazione meccanica = 96 ore o 
diagnosi principale non relativa a faccia, bocca e collo 
senza intervento chirurgico maggiore

C 8,54 25 30 5 20%

104
Interventi sulle valvole cardiache e altri interventi mag-
giori cardiotoracici con cateterismo cardiaco

C 6,06 15 9 -6 -40%

Tabella 4. Distribuzione dei ricoveri ordinari per DRG - primi 10 DRG in ordine di complessità. Anni 2016 e 2017.
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0,3%

61%

15,6%
23,4%

Nel 2017, le visite presso il Pronto Soccorso dell’OPBG, 
nelle sedi di Roma Gianicolo (DEA II Livello) e Palido-
ro (Pronto Soccorso), sono state 84.036. Nella figura 6 
l’andamento delle visite dal 2010 al 2017. Delle visite in 
Pronto Soccorso del 2017, il 70% si sono avute presso la 
sede del Gianicolo, mentre il restante 30% nella sede di 
Palidoro. L’80% delle visite ha avuto come esito la dimis-
sione a domicilio e solo nel 13% dei casi la visita ha avuto 
come esito il ricovero del paziente. 

Per quanto riguarda, invece, la prevalenza di pazienti in 
base al codice colore al triage, alla maggior parte dei 
pazienti è stato assegnato un codice verde (61%). La di-
stribuzione della casistica per codice colore è riportata 
nela figura 7. L’attività di trasporto di pazienti mediante 

l’utilizzo dell’eliporto dello Stato Città del Vaticano ha 
portato 89 elitrasporti. Le diagnosi suddivise per macro 
gruppi sono state: trauma 34 (38,2%), patologia cerebra-
le 27 (30,3%), patologia malformativa 12 (13,5%), patolo-
gia respiratoria 6 (6,7%), patologia oncologica 2 (2,2%), 
patologia cardiaca 2 (2,2%), Altro 6 (6,7%) (figura 11). I re-
parti di ricovero: Terapia Intensiva 40 (45%), Pediatria 28 
(31%), Chirurgia 9 (10%), Traumatologia 12 (13%). In merito 
alle fasce orarie 12 voli sono arrivati dopo le ore 20 (31%). 
La maggior parte dei voli è avvenuta in ambito regionale 
60 (67%), 29 (33%) extraregionali. L’attività ha visto un 
picco d’interventi soprattutto nei mesi estivi in relazione 
sia alle ottimali condizioni metereologiche che alla pa-
tologia prevalentemente traumatologica tipica dei mesi 
estivi (figura 12) .

Figura 6. Andamento attività di Pronto Soccorso per sede.  Anni 2010-2017.
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Figura 7. Distribuzione per codice colore al triage accessi di 
Pronto Soccorso sede Gianicolo. Anno 2017

Figura 9. Distribuzione per codice colore al triage accessi di 
Pronto Soccorso sede Palidoro. Anno 2017.

Figura 8. Andamento per mese degli accessi  
di Pronto Soccorso Sede Gianicolo. Anno 2017

Figura 10. Andamento per mese degli accessi  
di Pronto Soccorso Sede Palidoro. Anno 2017.
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Figura 11. Elitrasporti: gruppi di diagnosi trattate.
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Figura 12. Soccorsi Eliporto per mese. Anno 2017.
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Indicatori di Performance 

Nella figura 13 viene riportato l’indice di rotazione per il 
periodo 2011-2017. Tale indicatore mostra il numero di 
pazienti che ruotano sullo stesso posto letto in un mese 
e rappresenta una misura dell’intensità d’uso di un posto 
letto. Il valore, riferito ai soli ricoveri ordinari in acuzie, è 
riportato aggregato a livello di ospedale e suddiviso per 
mese. 

Nella figura 14 viene illustrato l’indice di turn over ri-
ferito ai ricoveri per acuti nel periodo 2011-2017. Tale 
valore indica il periodo di tempo intercorrente tra la di-
missione di un paziente e la successiva ammissione di 
un altro paziente. Il periodo di tempo in cui un posto 
letto rimane libero fra un ricovero e l’altro fornisce una 
misura diretta degli “sprechi” nell’utilizzazione dei letti 
ospedalieri. Il target è rappresentato dal mantenimento 
di un indice di turn over inferiore a 3 giorni. 

Nella figura 15, l’andamento della degenza media stan-
dardizzata, stratificata per tipo di ricovero, che si ottiene 
moltiplicando ciascuna dimissione per il peso APR-DRG 
specifico e che rappresenta una stima della severità 
del caso trattato. La degenza media standardizzata dà 
una misura dell’efficienza nella gestione dei pazienti: 
un valore decrescente sta a significare che pazienti con 
medesima severità sono trattati da un anno all’altro in 
minor tempo. La figura illustra, inoltre, l’andamento in 
costante incremento del tasso di occupazione dell’O-
spedale, che passa dall’81% del 2010 al 90% del 2017.

Nella figura 16 si riporta il dato relativo alla variazione 
della complessità della casistica trattata in OPBG negli 
anni 2009-2017. L’analisi è stata effettuata utilizzando il 
sistema di classificazione APR-DRG, che prevede un’ar-
ticolazione delle dimissioni in sottoclassi che differenzia-
no i pazienti in relazione alla severità della malattia. La 
Severità della malattia (SM) misura l’entità dello scom-

penso fisiologico o di perdita di funzionalità d’organo. 
Il grado di severità è calcolato in base alla presenza di 
complicanze, alla complessità assistenziale, all’entità 
delle risorse consumate. Per esprimere un valore di sin-
tesi, vengono considerate la diagnosi principale, l’età, le 
procedure non di sala operatoria e combinazioni di dia-
gnosi clinicamente omogenee. 

La definizione del descrittore SM è caratterizzato da un 
algoritmo in cui la maggiore differenza è costituita dal 
diverso peso che le diagnosi o le procedure possono as-
sumere per la sua determinazione. Da quanto riportato 
si evidenzia una diminuzione nella casistica di severità 
minore, ridottasi dal 2009 al 2017 dell’11%, ed un aumen-
to di oltre il 45% della casistica con severità estrema.

Cruscotto 2

2015 2016 2017 Diff.%

17 vs 15 17 vs 16

Indice di Case Mix 0,99 1,03 1,03 4% 0%

Tasso di occupazione 91% 91% 90% -1% -1%

Capacità di attrazione in Italia 27% 27% 28% 4% 4%

Capacità di attrazione in ambito Europeo 5% 5% 5% 2% 2%

% dimessi da reparti chirurgici 
con DRG medico 

36% 37% 40% 10% 7%

% ricoveri ordinari sul totale dei ricoveri attri-
buiti a DRG ad alto rischio di appropriatezza 

9,60% 11,20% 22,66% 136% 102%

Rapporto ricoveri Ordinari/Ricoveri DH 0,48 0,52 0,55 14% 5%

Mortalità a 30 giorni per ricoveri chirurgici 0,02% 0,01% 0,01% -45% 11%

Mortalità a 30 giorni per ricoveri medici 0,05% 0,03% 0,03% -33% 11%

% ricoveri ripetuti per la stessa patologia 6,0% 1,2% 2,2% -63% 83%

% ricoveri coerenti con l'area 
di riconoscimento (pazienti pediatrici)

91% 93% 93% 2% 0%

Figura 13. Andamento indice di rotazione ricoveri ordinari in acuzie. 2011 - 2017.

Figura 14. Andamento indice di turn over ricoveri ordinari in acuzie. 2011 - 2017.

2011 2012 2013 2014 2015 2016 2017

2011 2012 2013 2014 2015 2016 2017
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La mobilità attiva

In termini di attrazione di pazienti provenienti da Regioni 
diverse dalla Regione Lazio, nel corso del 2017, in OPBG 
il 29% dei pazienti ricoverati in regime ordinario prove-
nivano da altre regioni ed, in media, la loro complessi-
tà è stata di circa 47% più elevata rispetto alla media 

dei pazienti provenienti dalla Regione Lazio. I pazienti 
stranieri si confermano anch’essi una quota significativa 
dell’intera casistica trattata in OPBG. In particolare, nel 
2017 essi hanno rappresentato il 15% della casistica di 
ricovero ordinario. La complessità dei pazienti stranieri 
è stata del 100% più elevata della complessità dei pa-
zienti laziali.

Figura 17. Peso medio per provenienza dei pazienti. Anni 2011-2017.

Altre Regioni Regione Lazio Stranieri

Figura 15. Andamento della degenza media standardizzata (DMS) e del tasso di occupazione. Anni 2010-2017.

DM Ricoveri medici DM Ricoveri chirurgici DM totale Tasso di occupazione

Figura 16. Andamento severità dei ricoveri ordinari in acuzie OPBG. Anni 2009-2017.

Minore Moderato Maggiore Estremo

La mobilità interregionale

L’analisi della capacità di attrazione della casistica pro-
veniente da fuori Regione Lazio per tipologia di ricovero, 
evidenzia come negli ultimi tre anni di attività l’Ospedale 
abbia mantenuto una quota costante di casistica pro-
veniente da fuori regione sul totale dei ricoveri ordinari 
per acuti (tabella 5). L’analisi dei ricoveri per Regione di 
provenienza conferma la predominanza del centro-sud 
come zona di origine dei pazienti, e in particolare la Re-

gione Campania (23%), la Regione Calabria (15%) e la 
Regione Puglia (14%) (figura 18). Se si fa un’analisi per 
severità e per area di provenienza, si rileva che nel 2017 
i pazienti provenienti dal Nord Italia con complessità 
estrema o maggiore sono il 10% del totale, mentre per le 
zone del Centro (escluso Lazio) il 15% del totale e per le 
zone del Sud Italia sono il 13% del totale (figura 19).

Di seguito la distribuzione per MDC della casistica pro-
veniente dal Nord, Centro e Sud Italia. I pazienti del Nord 
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Casi 2015 % Casi 2016 % Casi 2017 %
Diff.
2015-17

Diff.
2016-17

Lazio 18.726 71,99% 18.266 71,50% 18.862 70,68% 0,73% 3,26%

Extra regione 7.286 28,01% 7.282 28,50% 7.826 29,32% 7,41% 7,47%

Totale 26.012 25.548 26.688

Tabella 5. Mobilità interregionale: ricoveri ordinari per acuti. Anni 2015-2017

MDC Descrizione Centro Nord Sud

08 Malattie e disturbi dell'apparato muscoloscheletrico e connettivo 8,83% 5,84% 12,28%

01 Malattie e disturbi del sistema nervoso 6,57% 9,91% 11,45%

05 Malattie e disturbi dell'apparato cardiocircolatorio 15,52% 8,67% 10,27%

11 Malattie e disturbi del rene e delle vie urinarie 8,83% 3,01% 10,00%

03 Malattie e disturbi dell'orecchio, del naso e della gola 10,42% 5,31% 7,62%

06 Malattie e disturbi dell'apparato digerente 7,13% 10,97% 6,80%

04 Malattie e disturbi dell'apparato respiratorio 4,76% 7,26% 6,17%

17 Malattie e disturbi mieloproliferativi e tumori poco differenziati 2,83% 6,37% 5,65%

12 Malattie e disturbi dell'apparato riproduttivo maschile 5,10% 2,12% 4,79%

10 Malattie e disturbi endocrini, metabolici e nutrizionali 5,10% 6,19% 4,63%

23 Fattori influenzanti lo stato di salute ed il ricorso ai servizi sanitari 6,00% 13,45% 3,32%

07 Malattie e disturbi epatobiliari e del pancreas 2,94% 5,31% 3,21%

19 Malattie e disturbi mentali 2,49% 1,42% 2,72%

16
Malattie e disturbi del sangue e degli organi ematopoietici 
e del sistema immunitario

1,81% 3,01% 2,72%

09 Malattie e disturbi della pelle, del sottocutaneo e della mammella 2,49% 2,48% 2,13%

PR
Pre MDC - Trapianto di cuore, fegato, midollo, polmone, pancreas/rene e pancre-
as e tracheotomia

2,15% 1,42% 1,86%

18 Malattie infettive e parassitarie (sistematiche) 1,81% 1,95% 1,59%

02 Malattie e disturbi dell'occhio 2,15% 3,89% 1,46%

13 Malattie e disturbi dell'apparato riproduttivo femminile 0,68% 0,35% 0,46%

15 Malattie e disturbi del periodo neonatale 0,68% 0,18% 0,43%

21 Traumatismi, avvelenamenti ed effetti tossici dei farmaci 1,70% 0,88% 0,38%

24 Traumi multipli significativi 0,00% 0,00% 0,03%

22 Ustioni 0,00% 0,00% 0,02%

25 Infezioni da HIV 0,00% 0,00% 0,02%

Tabella 6. Distribuzione per MDC e provenienza dei ricoveri ordinari fuori Regione. Anno 2017.

Figura 18. Mobilità interregionale: ricoveri ordinari per acuti - Distribuzione per Regione di provenienza. Anno 2017.
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Figura 19. Distribuzione dei ricoveri per severità e zona di provenienza. Anno 2017.
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Italia sono prevalentemente ricoverati per “Malattie e 
disturbi dell’apparato digerente”, i pazienti del Centro 
(escluso Lazio) per “Malattie e disturbi dell’apparato 
cardiocircolatorio” e i pazienti del Sud per “Malattie e 
disturbi del rene e delle vie urinarie” e “Malattie e di-
sturbi dell’apparato muscoloscheletrico e connettivo” 
(tabella 6). In riferimento agli accessi di DH, la quota di 
accessi relativi a pazienti provenienti da altre regioni sul 
totale degli accessi effettuati nel 2017 conferma quanto 
rilevato nei due anni precedenti (tabella 7). La distribu-

zione per provenienza dei pazienti rivela che è sempre 
la casistica proveniente dalla Regione Campania la più 
numerosa dell’Ospedale (figura 20). Anche per quanto 
riguarda i casi di DS, la quota di accessi relativi a pa-
zienti provenienti da altre regioni sul totale degli accessi 
effettuati nel 2017 conferma quanto rilevato nei due anni 
precedenti (tabella 8). Se si analizza la provenienza di 
tali pazienti, si nota la preponderanza di casistica pro-
veniente dalla Regione Campania (26%), così come già 
rilevato per le altre linee di attività (figura 21).
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Casi 2015 % Casi 2016 % Casi 2017 %
Diff.
2015-17

Diff.
2016-17

Lazio 37.564 73,93% 31.899 73,30% 30.934 71,97% -17,65% -3,03%

Extra regione 13.244 26,07% 11.620 26,70% 12.049 28,03% -9,02% 3,69%

Totale 50.808 43.519 42.983

Tabella 7. Mobilità interregionale: Accessi in regime di ricovero diurno medico. Anni 2015-2017.

Figura 20. Mobilità interregionale: Accessi in regime di ricovero diurno medico 
 Distribuzione per Regione di provenienza. Anno 2017.

Figura 21. Mobilità interregionale: Casi in regime di ricovero diurno chirurgico  
Distribuzione per Regione di provenienza. Anno 2017.

Casi 2015 % Casi 2016 % Casi 2017 %
Diff.
2015-17

Diff.
2016-17

Lazio 3.492 69,01% 3.587 70,72% 3.501 68,41% 0,26% -2,40%

Extra regione 1.568 30,99% 1.485 29,28% 1.617 31,59% 3,13% 8,89%

Totale 5.060 5.072 5.118

Tabella 8. Mobilità interregionale: Casi in regime di ricovero diurno chirurgico. Anni 2015-2017.

2017

I pazienti stranieri

Nel 2017 la numerosità dei pazienti stranieri trattati in 
Ospedale in regime di ricovero ordinario ha registrato un 
incremento (+10%) rispetto a quanto rilevato nel 2016. Si 
rileva, invece un andamento costante nella numerosità 
dei ricoveri diurni rispetto al 2016 (figura 22). Per quan-
to riguarda i Paesi di provenienza, si conferma, come già 
rilevato negli anni precedenti, una sempre marcata pre-
ponderanza dei pazienti di nazionalità Rumena (circa 36% 
dei ricoveri ordinari e 35% dei ricoveri diurni). Seguono i 
pazienti di nazionalità Albanese (7% dei ricoveri ordinari e 
7% dei ricoveri diurni) e Cingalese (4% dei ricoveri ordinari 
e diurni) (figura 23). La provenienza per macroaree geo-
grafiche evidenzia che la maggior parte dei pazienti stra-

nieri proviene da Paesi appartenenti alla Unione Europea 
(41%) o altri Paesi Europei (20%), dall’Asia (16%) e dall’Africa 
(12%) (figura 24). 

Infine, nella tabella 9 si riportano i dati sulla distribuzione 
dei ricoveri di pazienti stranieri per MDC. Dai dati ripor-
tati si evince che la maggior parte dei ricoveri ordinari è 
avvenuta per disturbi del sistema nervoso, mentre il mag-
gior numero dei ricoveri diurni è avvenuto per Malattie e 
disturbi mentali. In riferimento all’onere della degenza, la 
maggior parte dei ricoveri ordinari e diurni dei pazienti 
stranieri (78%) sono a carico del SSN, il 10% sono STP/ENI 
o Europei Comunitari. In costante incremento il numero 
di pazienti indigenti a carico dell’OPBG (134 ricoveri, pari 
all’1% del totale) (figura 25).

Figura 22. Pazienti stranieri trattati in OPBG per regime di ricovero e per anno. Anni 2015-2017.

Figura 23. Ricoveri di pazienti stranieri per regime  
di ricovero e per nazionalità. Anno 2017.

Figura 24. Distribuzione dei pazienti stranieri per macroaree 
geografiche. Anno 2017.
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MDC Descrizione MDC RO Diurni Totale %

01 Malattie e disturbi del sistema nervoso 428 507 935 10%

03 Malattie e disturbi dell'orecchio, del naso e della gola 383 412 795 8%

19 Malattie e disturbi mentali 101 657 758 8%

23 Fattori influenzanti lo stato di salute ed il ricorso ai servizi sanitari 297 439 736 8%

16
Malattie e disturbi del sangue e degli organi ematopoietici 
e del sistema immunitario

153 580 733 8%

10 Malattie e disturbi endocrini, metabolici e nutrizionali 225 491 716 7%

05 Malattie e disturbi dell'apparato cardiocircolatorio 263 380 643 7%

04 Malattie e disturbi dell'apparato respiratorio 424 217 641 7%

08 Malattie e disturbi dell'apparato muscoloscheletrico e connettivo 411 217 628 7%

17 Malattie e disturbi mieloproliferativi e tumori poco differenziati 207 372 579 6%

06 Malattie e disturbi dell'apparato digerente 357 219 576 6%

11 Malattie e disturbi del rene e delle vie urinarie 225 215 440 5%

02 Malattie e disturbi dell'occhio 47 256 303 3%

07 Malattie e disturbi epatobiliari e del pancreas 132 126 258 3%

18 Malattie infettive e parassitarie (sistematiche) 193 30 223 2%

09 Malattie e disturbi della pelle, del sottocutaneo e della mammella 87 87 174 2%

12 Malattie e disturbi dell'apparato riproduttivo maschile 79 91 170 2%

pre Trapianti (Escluso Quello del Rene) e Tracheostomie 85 0 85 1%

25 Infezioni da HIV 5 75 80 1%

21 Traumatismi, avvelenamenti ed effetti tossici dei farmaci 50 21 71 1%

15 Malattie e disturbi del periodo neonatale 28 8 36 0%

13 Malattie e disturbi dell'apparato riproduttivo femminile 11 9 20 0%

22 Ustioni 1 0 1 0%

24 Traumatismi multipli 0 0 0 0%

20 Abuso Alcool/Farmaci Dist.Mentali Org.Indotti     0 0 0 0%

Corsi di formazione sull’Etica

CODICE ETICO 64

CODICE ETICO - orientamento on-line nuovo personale 1.521

LABORATORIO DI BIOETICA CLINICA (4 edizioni) 39

FONDAMENTI DELLA BIOETICA (2 edizioni) 21

CARTA DEGLI OPERATORI SANITARI (1 edizione) 31

Totale 1.676

Tabella 9. Distribuzione dei ricoveri dei pazienti stranieri per MDC e per regime di ricovero. Anno 2017.

 Tabella 10. Corsi di formazione sull’Etica in OPBG. Anno 2017.

Figura 25. Distribuzione degenti stranieri per onere della degenza.

2017
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Programma miglioramento 
continuo qualità dell’assistenza 

L’assistenza religiosa e spirituale  
in Ospedale e il supporto etico

Per un’assistenza religiosa efficace l’Ospedale promuo-
ve un modello assistenziale che comprenda, accanto 
ai sistemi di diagnostica e cura, attività di sostegno psi-
cologico e spirituale modulate sui bisogni dei pazienti, 
familiari e operatori. In aggiunta il predetto modello as-
sistenziale deve garantire che gli operatori sanitari pos-
seggano adeguate connotazioni di preparazione umana, 
spirituale, psicologica. In questa direzione sono andate 
un complesso di attività e la ricerca di strumenti efficaci 
a supporto delle situazioni di difficoltà dei pazienti e del-
le loro famiglie e di sostegno agli operatori sanitari nei 
momenti di maggiore difficoltà. 

In armonia con la Mission dell’ospedale a tutti pazienti e 
ai loro familiari, indistintamente, viene offerta e garanti-
ta l’assistenza religiosa-pastorale. L’accompagnamento 
spirituale, ispirato all’identità cattolica, viene inoltre pro-
mosso con varie modalità in particolari momenti difficili, 
per percorso assistenziale, quali quello in prossimità del-
la morte del paziente. L’accompagnamento al morente 
e il sostegno ai loro familiari prevede particolare atten-
zione alle diverse culture e religioni ed eventualmente 
il coinvolgimento di rappresentanti di altre confessioni. 

Qui si collocano: 
nn l’attività di counselling all’interno delle unità operati-

ve di tipo psicologico e spirituale, con adeguati sup-
porti formativi del personale attraverso un modello 
comunicativo che si avvale di gruppi di ascolto e di 
auto-mutuo-aiuto. Nel 2017 tale attività nei reparti ha 
previsto 10 incontri di gruppo con il coinvolgimento 
di 45 genitori.

nn Il sostegno psicologico degli operatori attraverso un 
protocollo in cui si offre un eventuale supporto psi-
cologico (protocollo “second victims”). 

nn Altre modalità di sostegno di natura assistenziale 
come il sostegno alle famiglie con bambini affetti da 
grave disabilità attraverso un protocollo di intesa con 
l’istituto Nazionale di Previdenza Sociale (INPS) che 
prevede l’impegno di tutto il personale medico alla 
produzione di un certificato specialistico telematico 
(direttamente nel sito INPS).

Per quanto riguarda l’etica ed il supporto per affrontare 
questioni cliniche complesse in sintonia con l’insegna-
mento Cattolico, sono disponibili alcuni documenti come 
la Carta degli Operatori Sanitari del Pontificio Consiglio 
per gli operatori sanitari e il Codice Etico dell’Ospedale 
Pediatrico Bambino Gesù, e sono attivi la Consulenza eti-
ca da parte della Funzione Bioetica e il Comitato etico del-
la pratica clinica per la discussione collegiale di casi clinici 
complessi. Tutto l’ambito etico è integrato attraverso atti-
vità formative per il personale che prevedono la discus-
sione dei casi clinici nei “Laboratori di Bioetica” e Corsi di 
formazione su argomenti specifici come nella tabella 10. 

Certificazioni; accreditamento  
istituzionale; accreditamenti volontari

L’accreditamento istituzionale e volontario e la certifi-
cazione delle strutture sanitarie sono gli strumenti più 
utilizzati per valutare la qualità delle prestazioni assisten-
ziali. Sia i percorsi di accreditamento che le certificazioni 
sono infatti basati sulla verifica sistematica delle strut-
ture rispetto a standard condivisi ed espliciti, svolta da 
parte del Servizio Sanitario Nazionale (accreditamento 

istituzionale) o da Enti indipendenti (accreditamenti e 
certificazioni volontari). Nel 2017 è stato concluso da 
parte della Regione Lazio il percorso dedicato all’accre-
ditamento istituzionale della sede di S. Marinella, che era 
stato avviato nel 2016. Sono inoltre proseguite le attività 
per l’accreditamento istituzionale per la sede di Palidoro, 
con l’obiettivo di rispondere ai requisiti strutturali, tecno-
logici ed organizzativi regionali. Nel corso del 2017, sono 
continuate le attività previste per l’accreditamento JCI, la 
certificazione del Sistema Qualità ISO secondo la nuova 
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edizione della norma UNI EN ISO 9001:2015 e l’accredi-
tamento JACIE mediante:

nn la revisione e aggiornamento delle politiche e delle 
procedure JCI che riguardano trasversalmente l’in-
tero Ospedale

nn la condivisione di percorsi di miglioramento basati su 
evidenze 

nn l’implementazione di protocolli clinici e clinical pa-
thway

nn il monitoraggio e la diffusione di indicatori clinici e 
manageriali

nn la simulazione della visita di accreditamento JCI (Mock 
survey), svolta da parte di un team internazionale

nn la partecipazione alle attività del Network italiano 
delle strutture accreditate JCI, che nel 2017 ha visto 
l’avvio di un progetto mirato a condividere i dati di 
adesione all’igiene delle mani. 

Nel mese di novembre 2017, l’OPBG ha ottenuto il cer-
tificato di conformità alle nuove norme UNI EN ISO 
9001:2015, superando positivamente la verifica ispet-
tiva di mantenimento eseguita dall’Ente Internazionale 
di certificazione DNV sugli elementi organizzativi delle 
aree sanitaria, scientifica e amministrativa certificati: Di-
rezione Scientifica, Laboratori di Ricerca, Funzione Inge-
gneria Clinica, Dipartimento di Farmacia, Funzione Even-
ti Formativi ECM, Trials, Funzione Sistemi Informativi e 
Laboratorio Patologia Metabolica.

La verifica è stata condotta dagli Ispettori del DNV se-
guendo un metodo di “campionamento” sui processi pe-
culiari delle strutture certificate e trasversali dell’OPBG 
includendo anche le Funzioni che concorrono alla 
realizzazione del processo assistenziale e di ricerca 
dell’OPBG. Nel corso del 2017 inoltre si è completato 
il processo di accreditamento istituzionale dei Punti di 
Raccolta Sangue dislocati nella regione Lazio in ottem-
peranza del DCA U00349/2015 “Autorizzazione all’eser-
cizio e accreditamento istituzionale dei PdR”. 

La Regione ha accreditato i 77 Punti di raccolta Sangue 
afferenti all’OPBG, sulla base degli esiti positivi delle ve-
rifiche ispettive condotte dagli Ispettori del Centro Regio-
nale Sangue che hanno constatato l’implementazione nei 
punti esterni delle Procedure e istruzioni certificate ISO. 

La sorveglianza delle infezioni

In OPBG, le attività di controllo delle infezioni correlate 
all’assistenza sono coordinate da un Comitato multidi-
sciplinare e multiprofessionale di Direzione Sanitaria, di 
cui fanno parte infettivologi, microbiologi, epidemiologi, 
farmacisti, medici del lavoro, rappresentanti del Coor-
dinamento infermieristico qualità dell’assistenza, del 
Comitato rischio clinico, dei responsabili medici e infer-
mieristici delle Unità Operative, della comunicazione e 
delle associazioni dei familiari. L’obiettivo del Comitato 
è identificare e ridurre i rischi di acquisire e trasmettere 
infezioni tra i pazienti, gli operatori sanitari, gli studenti, i 
volontari e tutti coloro che frequentano l’ospedale. 

Il Comitato redige ogni anno un piano in cui vengono 
identificati i potenziali rischi infettivi e vengono valuta-
te le priorità di intervento, in base alla probabilità di ac-

cadimento di ogni rischio, la sua potenziale gravità e le 
possibilità di prevenzione. In questo modo è possibile 
programmare in maniera proattiva le azioni di controllo 
delle infezioni, che come è noto sono la complicanza più 
frequente e grave dell’assistenza sanitaria, colpendo il 
3-10% dei pazienti ricoverati in ospedale (Fonte: Europe-
an Centre for Disease Prevention and Control). 

Nel 2017, il Piano annuale del Comitato per il controllo 
delle infezioni ha identificato come area prioritaria di 
intervento il controllo dei microrganismi multiresistenti 
agli antibiotici (MDR). La diffusione dell’antibioticore-
sistenza è infatti diventata a livello mondiale una vera 
emergenza. In particolare, l’Italia risulta uno dei paesi 
europei con il più elevato consumo di antibiotici, sia in 
ambito territoriale che ospedaliero (European Centre for 
Disease Prevention and Control. Summary of the latest 
data on antibiotic consumption in the European Union 
ESAC-Net surveillance data. ECDC; 2017) ed i più pre-
occupanti livelli di resistenza agli antibiotici (European 
Centre for Disease Prevention and Control. Surveillance 
of antimicrobial resistance in Europe 2016. Annual Re-
port of the European Antimicrobial Resistance Surveil-
lance Network (EARS-Net). ECDC; 2017). 

Per limitare la diffusione di microrganismi MDR è impor-
tante promuovere l’uso appropriato degli antibiotici, il 
cui uso su larga scala facilita la selezione di germi multi-
resistenti. Per questo, sin dal 2009 sono stati attuati nu-
merosi interventi di promozione dell’appropriatezza d’u-
so degli antibiotici in profilassi chirurgica e medica, che 
hanno significativamente migliorato la scelta delle mole-
cole prescritte con una drastica riduzione dell’uso non 
necessario di antibiotici ad ampio spettro. Nel 2017 le 
azioni di promozione dell’appropriatezza hanno riguar-
dato la terapia antibiotica di alcune infezioni frequenti 
in pediatria, cioè la faringotonsillite acuta, l’otite media 
acuta, la polmonite acquisita in comunità e le sepsi, per 
cui sono stati redatti degli algoritmi che recepiscono le 
raccomandazioni internazionali e guidano il medico nel-
la scelta del trattamento. 

In particolare, la faringotonsillite acuta è una patologia 
frequente nei bambini, e una delle principali cause di vi-
site sia ambulatoriali che in pronto soccorso. Come acca-
de per altre infezioni delle prime vie aeree, nella maggior 
parte dei casi le faringotonsilliti sono causate da virus, 
per cui le terapie antibiotiche sono inefficaci. Gli antibio-
tici sono invece indicati per il trattamento delle faringo-
tonsilliti batteriche, che si stima siano circa un terzo del 
totale e che sono causate soprattutto dallo Streptococco 
beta emolitico di gruppo A (faringotonsilliti streptococ-
ciche). Per distinguere le infezioni batteriche da quelle 
virali, il pediatra curante può utilizzare un punteggio cli-
nico (Score di McIsaac) basato sull’età e sui sintomi del 
bambino (come febbre, tosse, presenza di essudato ton-
sillare) ed effettuare un tampone faringeo per verificare 
se sia presente lo Streptococco beta emolitico di gruppo 
A (SBEGA), che è la causa più frequente di faringoton-
sillite batterica. La diffusione dell’algoritmo decisionale 
(Figura 26), che è stato pubblicato anche come App, ha 
consentito di incrementare significativamente la propor-
zione di bambini visitati in pronto soccorso per faringo-
tonsillite acuta cui non sono stati prescritti antibiotici (dal 
7,3% al 23,0%), e la proporzione di trattati con amoxicilli-

na, che è l’antibiotico di prima scelta, (dal 14,1% al 53,8%). 
Per quanto riguarda le infezioni correlate all’assistenza, 
nel 2017 sono stati confermati risultati migliori rispetto al 
benchmark internazionale. La stima puntuale di preva-
lenza delle infezioni correlate all’assistenza è stata pari 
a 1,8% (Figura 27), rispetto ad una stima del 4% nell’U-
nione Europea per la stessa fascia di età (Zingg W et al- 
Health-care-associated infections in neonates, children, 
and adolescents: an analysis of paediatric data from the 
European Centre for Disease Prevention and Control 
point-prevalence survey. Lancet; 2017). In pediatria ospe-
daliera, le infezioni correlate all’assistenza più frequenti 
sono le batteriemie, in particolare nei pazienti portatori di 
cateteri vascolari centrali (batteriemie associate a linee 

centrali-CLABSI). Anche per queste infezioni, l’adozione 
di misure preventive basate su evidenze ha consentito 
di ridurne l’incidenza, anche a fronte di un incremento 
nell’uso di cateteri vascolari centrali (CVC) (Figura 28).

Tutte le attività svolte dal Comitato per il controllo del-
le infezioni sono pubblicate sulla intranet dell’ospedale 
e sono oggetto di formazione del personale, sia al mo-
mento dell’ingresso in ospedale che periodicamente. La 
chiave del successo nel controllo delle infezioni è infatti 
il coinvolgimento di tutti gli operatori, che devono opera-
re in modo standardizzato adottando le buone pratiche 
raccomandate su cui l’attenzione deve sempre essere 
mantenuta elevata.

McIsacc
SCORE

Temperatura ≥ 38° C 1

Assenza di Tosse 1

Adenopatia dolente laterocervicale anteriore 1

Tumefazione o essudato tonsillare 1

Età 3-14 anni 1

Totale 0 - 5

0-2 3 - 4* 5*

SOSPETTA EZIOLOGIA VIRALE

TEST RAPIDO
(RAD)

MIGLIORAMENTO
DEI SINTOMI DOPO 48 ORE?

COMPLETARE 
LA TERAPIA ANTIBIOTICA

RAD -

NO TERAPIA ANTIBIOTICA

TRATTARE IL DOLORE:

Paracetamolo 
(15 mg/kg/dose ogni 4-6 ore al 
bisogno)
Se il dolore persiste, Ibuprofene 
(10 mg/kg/dose ogni 6-8 ore al 
bisogno (bambini di  età > 6 mesi)

> Rivalutazione dal pediatra di 
famiglia o ambulatorio di pediatria e 
ribadire l’importanza della compli-
ance alla terapia 
> Considerare lo stato di portatore* 
(possibile eziologia virale)

TERAPIA ANTIBIOTICA 
DI PRIMA LINEA:

Amoxicillina 
50 mg/kg/die  in 2 dosi per 10 gg 

Alternative terapeutiche 
se pz allergico alle penicilline: 

A) Reazione non IgE mediata 
Cefalosporine di II generazione, ad 
esempio: 
Cefuroxime 20-30 mg/Kg/die, in 2 
dosi per 5 gg
Cefaclor 40-50 mg/ kg/die,  in 2 dosi 
per 5 gg
B) Reazione IgE mediata o non noto:
Considerare la possibilità di testare 
la resistenza ai macrolidi 
o e�ettuare un attento follow-up
Azitromicina 12 mg/Kg/die per 5 gg

RAD +

SÌNO

STATO DI PORTATORE CRONICO
Si raccomanda di sospettare lo stato di portatore cronico di piogene quando: 
• si manifestino frequenti episodi di faringotonsillite con RAD positivo (3 o più episodi in 12 mesi) 
• si ottenga un RAD positivo in fase di benessere del bambino
• non si osservi una pronta risposta (dopo 48 ore) alla terapia antibiotica pur in presenza 
di clinica suggestiva e RAD positivo  
Si suggerisce di trattare il portatore cronico con faringodinia solo in caso di score di McIsaac pari a 4-5. 

Figura 26. Algoritmo per la gestione della faringotonsillite acuta in età pediatrica.
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N. ICA per 100 pazienti

Figura 27. Trend di prevalenza delle infezioni correlate all’assistenza in OPBG. Anni 2007-2017.

Figura 28. Trend di incidenza delle batteriemie associate a cateteri vascolari centrali (CLABSI) in OPBG. Anni 2011-2017

Numero giorni CVC Numero CLABSI/1000 gg CVC

Epidemiologia clinica  
(indicatori di esito clinico)

L’epidemiologia clinica rappresenta l’ambito in cui i meto-
di dell’epidemiologia classica, tradizionalmente orienta-
ta verso le strategie di sanità pubblica rivolte a gruppi di 
popolazione, vengono utilizzati per valutare e orientare 
gli interventi diagnostici, terapeutici e preventivi utilizzati 
nella pratica clinica per i singoli individui. Ha quindi un 
ruolo centrale nell’evoluzione dell’approccio alle cure, 
iniziata con lo sviluppo della produzione di evidenze e 
continuata con la loro valutazione critica. Nel corso del 
2017, l’epidemiologia clinica dell’OPBG ha svolto attività 
centrata sugli indicatori assistenziali e sugli esiti clinici, le 
analisi di banche di dati complesse, il supporto metodo-

logico agli studi clinici, e la formazione con l’attivazione 
del Master di II livello in Epidemiologia Clinica in pedia-
tria, unico nel panorama nazionale. Grazie al percorso di 
accreditamento JCI che richiede l’analisi di dati di perfor-
mance e il benchmarking con strutture esterne, in OPBG 
sono stati adottati sin dal 2009 indicatori di processo e 
di esito derivabili dai database ospedalieri (ad es. sche-
da di dimissione SDO, referto operatorio informatizzato 
GSED, cartella clinica di pronto soccorso GIPSE). Questa 
esperienza si è consolidata nel tempo e ha consentito 
di collaborare con Enti nazionali (Ministero della Salute, 
Agenas) per la definizione di indicatori pediatrici. 

Nel 2017, è stata effettuata una disamina dei dati di lette-
ratura disponibili sugli indicatori clinici pediatrici e sono 

stati identificati gli indicatori applicabili alle diverse spe-
cialità pediatriche. Per ognuno di questi indicatori è pos-
sibile disporre di un confronto esterno, derivato da dati 
di letteratura, da dati nazionali o internazionali. Il loro 
calcolo su base annuale contribuisce quindi a collocare 
l’OPBG a livello internazionale, documentando risultati 
clinici di eccellenza. 

Per l’endocrinologia, ad esempio, il tasso di ricoveri urgen-
ti per chetoacidosi in pazienti con diagnosi di diabete mel-
lito tipo 1 già seguiti dal Centro nel 2016 è stato del 2,7%, 
rispetto ad uno standard < 5% (Assistenza diabetologica in 
età pediatrica in Italia. Manuale operativo per l’applicazio-
ne del piani sulla malattia diabetica in età pediatrica). 

Società Italiana di Endocrinologia e Diabetologia Pe-
diatrica, 2014; Cherubini V, Pintaudi B, Rossi MC, et al. 
Severe hypoglycemia and ketoacidosis over one year 

in Italian pediatric population with type 1 diabetes melli-
tus: a multicenter retrospective observational study. Nutr 
Metab Cardiovasc Dis. 2014 May;24(5):538-46). Per l’a-
sma acuto, invece il tasso di riammissioni urgenti è stato 
del 3,1%, rispetto a ≤ 12% riportato in letteratura (Fassl 
BA et al. The Joint Commission Children’s Asthma Care 
Quality Measures and Asthma Readmissions. Pediatrics. 
2012 Sep; 130(3): 482-491).

Per l’ambito delle terapie intensive pediatriche, dal gen-
naio 2016 viene calcolato il tasso di mortalità standar-
dizzata calcolato in base al Pediatric Index of Mortality-3 
(Straney L, Clements A, Parslow RC et al. Paediatric in-
dex of mortality 3: an updated model for predicting mor-
tality in pediatric intensive care, Pediatr Crit Care Med. 
2013 Sep;14(7):673-81), che documenta come i decessi 
osservati siano coerenti con la gravità clinica dei pazienti 
ricoverati (figura 29). 

Ambito Indicatore clinico

Chirurgia Tasso di infezioni del sito chirurgico 

Chirurgia d’urgenza
Appendicectomia laparotomica o laparoscopica: tasso di rientri a distanza di 30 
giorni dall’intervento 

Cardiochirurgia Indicatori di esito relativi a procedure di correzione di cardiopatie congenite

Chirurgia neonatale
Percentuale di pazienti sottoposti a procedure di Fundoplicatio di Nissen, che ne-
cessitano di successiva revisione della procedura nell’arco dei 12 mesi successivi 

Pediatria Mediana della durata della degenza dei ricoveri per bronchiolite

Pediatria Mediana della durata della degenza per ricoveri per gastroenterite

Pediatria dell’emergenza
Proporzione di pazienti con codice rosso o giallo visitati entro i tempi di attesa 
previsti

Endocrinologia
Tasso di ricoveri urgenti per chetoacidosi in pazienti con diagnosi di diabete melli-
to tipo 1 già seguiti in OPBG

Broncopneumologia
Tasso di riammissioni urgenti per asma acuto in pazienti tra 2 e 17 anni entro 6 
mesi da un precedente ricovero urgente per stessa causa 

Trapianti Sopravvivenza per tipo di trapianto

Diagnostica per immagini Volumi di attività per medico refertante

Diagnostica di laboratorio Proporzione di esami refertati entro i tempi previsti 

Terapie intensive Mortalità standardizzata 

Neurologia
Proporzione di pazienti con nuova diagnosi di epilessia (12 mesi precedenti), che 
effettuano uno screening per deficit neuropsicologici o dello sviluppo 

Neuropsichiatria
Proporzione di pazienti di età inferiore a 6 anni con disturbo generalizzato dello 
sviluppo che hanno effettuato test diagnostico genetico (DNA microarray)

Dermatologia
Numero di pazienti con genodermatosi e anomalie vascolari seguiti nel corso 
dell’anno

Dermatologia
Percentuale di pazienti con dermatite atopica per cui viene valutata la qualità della 
vita

Fibrosi cistica
Mediana del valore della FEV1 nei pazienti fino a 16 anni di età regolarmente 
seguiti in OPBG 

Fibrosi cistica
Mediana del percentile del BMI nei pazienti fino a 16 anni di età regolarmente 
seguiti in OPBG 

Oncologia Sopravvivenza per tipo tumore

Radiologia interventistica
Percentuale di procedura di accesso venoso centrale con documentazione del 
corretto posizionamento del CVC 

Anestesia
Percentuale di procedura di accesso venoso centrale con documentazione del 
corretto posizionamento del CVC 

Anestesia
Percentuale di pazienti che arriva in recovery room/terapia intensiva con tempera-
tura corporea ≥ 36.0°C

 Tabella 11. Indicatori clinici per ambito. Anno 2017.
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Figura 29. Tasso di mortalità standardizzata nelle terapie intensive pediatriche dell’OPBG per semestre. Anni 2016-2017.

Piattaforma per l’archiviazione e consultazione degli indicatori specifici di U.O.

La disponibilità di dati e informazioni è diventata sempre 
più ampia in qualunque contesto, incluso quello sanitario. 
Un aspetto rilevante per il miglioramento dell’assistenza 
riguarda la possibilità di utilizzare i dati raccolti per uso 
corrente, in modo da analizzarli e basare le decisioni 
cliniche sui risultati ottenuti. Nel corso dell’anno 2017 

è stata realizzata una piattaforma per l’archiviazione e 
consultazione degli indicatori specifici di U.O. stabiliti nel 
Programma annuale qualità. La piattaforma, aggiornata 
mensilmente, permette la diffusione capillare dei risultati 
raggiunti nonché la stampa dei report per l’affissione nel-
la bacheca della qualità presente in ogni U.O. 

La gestione del rischio clinico

Il Comitato Rischio clinico è composto da un team multi-
disciplinare e multiprofessionale che coinvolge i rappre-
sentanti di varie Direzioni e di vari Comitati presenti in 
Ospedale, con l’obiettivo di analizzare i dati relativi alla 
sicurezza delle cure ed attuare un approccio proattivo 
per la riduzione del rischio. Le principali funzioni del Co-
mitato comprendono una attività analitica puntuale delle 
segnalazioni di eventi avverso e degli eventi sentinella, 
con un orientamento proattivo e volto alla prevenzione 
dei rischi. Il comitato effettua inoltre analisi su ambiti 
specifici selezionati in base alla trasversalità dei proces-
si e al prevedibile impatto che hanno sulla qualità e si-
curezza delle cure. In questa ottica nell’anno 2017 sono 
state condotte due analisi proattive del rischio secondo 
la metodologia FMEA (Failure Mode and Effect Analy-

sis), entrambe afferenti alla tematica della prevenzione 
del rischio di suicidio, individuata come area prioritaria 
nel Programma di Miglioramento Continuo della Qualità 
dell’Assistenza OPBG. Le due analisi proattive sono sta-
te svolte nella sede del Gianicolo, presso la U.O. di Neu-
ropsichiatria Infantile, e nella sede di Palidoro, dove l’a-
nalisi è stata rivolta al percorso del paziente con rischio 
di suicidio, dall’arrivo in pronto soccorso fino alla U.O. di 
ricovero (se necessario), tenendo conto della realizza-
zione dei nuovi spazi dedicati all’emergenza (figura 30).

Il Comitato svolge inoltre approfondimenti mirati alla ve-
rifica delle cause degli eventi avversi segnalati e delle 
loro motivazioni profonde, attraverso Root Causes Analy-
sis (RCA). Nell’anno 2017 il numero delle segnalazioni di 
evento avverso (per un totale di 1.043 segnalazioni) si è 
mantenuto costante rispetto agli anni precedenti, con una 

incidenza di 3.59 segnalazioni per 100 pazienti dimessi. 
In analogia con gli anni precedenti l’ambito con il maggior 
numero di segnalazioni riguardava la gestione dei farma-
ci. Rispetto alle conseguenze degli eventi segnalati nel 
51% dei casi non vi erano esiti per il paziente, e solo nello 
0,3% dei casi vi erano riscontri di esiti significativi confinati 
ad una maggiore durata della degenza (figura 31).

Nell’ambito della gestione del rischio clinico una collo-
cazione di particolare rilevanza assumono le attività di 
farmacovigilanza, che, in conformità con la vigente nor-
mativa europea, si pone gli obiettivi di:

nn prevenzione dei danni causati da reazioni avverse 
conseguenti all’uso di un medicinale secondo le 

condizioni di autorizzazione ma anche agli errori te-
rapeutici, all’esposizione professionale, agli usi non 
conformi incluso l’uso improprio e l’abuso.

nn promozione dell’utilizzo sicuro ed efficace dei medi-
cinali, in particolare fornendo tempestivamente infor-
mazioni sulla sicurezza dei medicinali ai pazienti, agli 
operatori sanitari e al pubblico in generale.

L’OPBG, in conformità con il sistema italiano di farma-
covigilanza, che si basa su una Rete Nazionale Farmaci 
(RNF) attiva dal novembre 2001 provvede alle segna-
lazioni all’AIFA nel caso di una reazione avversa ad un 
farmaco o vaccino mediante applicativo on-line compi-
lando l’apposita scheda, prevista dal sistema nazionale 
di farmacovigilanza.

Figura 30. Matrice di interpretazione dei rischi. FMEA 2017.

Area ad alto rischio

Inadeguatezza strutturale 
delle stanze di degenza

Modalità di ispezione corporea, volte 
a garantire la sicurezza del paziente

Tempi di attivazione e arrivo 
dell’unità di piantonamento

Area a medio rischio

Area a basso rischio

Figura 31. Segnalazioni di eventi avversi per tipologia. Anno 2017.
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are alcuni nuovi Pacchetti Ambulatoriali Complessi (PAC) 
da proporre alla Regione Lazio dedicati ai pazienti pe-
diatrici per l’implementazione. 

I PAC predisposti anche con un attivo coinvolgimento 
dei clinici e condivisi con la Regione sono:

nn PAC per Asma in Pediatria
nn PAC Ipertensione Arteriosa in Pediatria
nn PAC per i pazienti affetti da Cardiopatia Congenita
nn PAC per Ipercolesterolemia Familiare
nn PAC Diagnostico Malformazioni Cranio-facciali

Un ulteriore intervento effettuato riguarda la promo-
zione dell’appropriatezza prescrittiva e monitoraggio 
tempi di attesa. Nell’ottica di una riorganizzazione pro-
gressiva di alcune attività, è stato previsto un costante 
monitoraggio dei tempi di attesa, sia per le prestazioni 
sanitarie sottoposte a controllo regionale sia per le pre-
stazioni che potrebbero rappresentare situazioni critiche 
per l’Ospedale. L’analisi periodica dei risultati permette 
di individuare ambiti meritevoli di approfondimento e 

di miglioramento, in collaborazione con i referenti delle 

UU.OO. coinvolte. Ad oggi sono stati già attuati alcuni 

interventi per contenere le liste d’attesa che hanno pre-

visto l’aumento delle sedute ambulatoriali per le visite 

e per gli esami strumentali (es. U.O. di Oculistica, RMN). 

Un’ ulteriore valutazione prevede l’analisi di prestazioni 

ambulatoriali eseguite a pazienti adulti, che non rappre-

sentano la popolazione di riferimento per l’Ospedale. 

Tutte le attività sopradescritte hanno richiesto anche una 

particolare attenzione all’appropriatezza prescrittiva. 

Tale ambito è in costante sviluppo: la pubblicazione 

dei nuovi LEA, infatti, ha ridefinito le prestazioni di as-

sistenza ambulatoriale per cui sono indicate condizioni 

di erogabilità e indicazioni di appropriatezza prescrittiva, 

abrogando quanto era stato indicato dal Ministero della 

salute, il 9 dicembre 2015 nel Decreto su “Condizioni di 

erogabilità e indicazioni di appropriatezza prescrittiva 

delle prestazioni di assistenza ambulatoriale erogabili 

nell’ambito del Servizio sanitario nazionale”, pubblicato 

nella Gazzetta Ufficiale del 20 gennaio 2016.

Appropriatezza Clinica ed Organizzativa

L’OPBG ha avviato da diversi anni un sistema di promo-
zione e monitoraggio dell’appropriatezza delle presta-
zioni erogate.

In particolare, vengono effettuate attività di verifica 
sull’appropriatezza mediante controlli sulla documen-
tazione sanitaria, che prevedono anche il diretto coin-
volgimento del personale medico ed infermieristico dei 
Dipartimenti clinici, e che si estrinsecano in:

nn Controlli documentazione sanitaria. I controlli quo-
tidiani sulle cartelle cliniche chiuse vengono effet-
tuati attraverso verifiche da parte dei propri dirigenti 
medici e da parte del personale amministrativo e 
infermieristico dell’Ufficio SIO. I controlli sono svolti 
attraverso verifiche puntuali sui singoli documenti, 
attraverso monitoraggio dei tempi di consegna delle 
cartelle chiuse all’Ufficio SIO, attraverso la corretta 
compilazione delle SDO e la chiusura dei ricoveri.

nn Confronto con il personale medico delle UU.OO. 
Viene garantita una periodica attività di comunica-
zione con il personale medico delle UU.OO. sul tema 
dell’appropriatezza documentale. Questo confronto 
che si produce mediante la visione e la discussione 
di cartelle cliniche relative a ricoveri potenzialmente 
inappropriati, si formalizza in riunioni periodiche in tut-
te le sedi dell’Ospedale che vedono la partecipazione 
dei clinici afferenti alle UU.OO. maggiormente critiche.

Per quanto riguarda, invece, la promozione dell’utilizzo 
appropriato del setting ambulatoriale, negli ultimi anni si 
è assistito ad un progressivo incremento delle presta-
zioni sanitarie erogate in regime ambulatoriale presso il 
nostro Ospedale, in parte attribuibile anche ad un pro-
gressivo trasferimento in sicurezza di alcune attività da 
ricovero ad ambulatorio. Nell’ambito delle azioni volte a 
promuovere l’appropriatezza delle prestazioni sanitarie 
una periodica ed approfondita analisi delle attività svol-
te in regime ordinario e diurno, in coerenza con quanto 
previsto dalla normativa vigente, ha permesso di deline-

Figura 32. Segnalazioni di farmacovigilanza in OPBG. Anni 2012-2017.

Figura 33. Segnalazioni di FV per categoria del segnalante. Anni 2012-2017.

Figura 34. Abbattimenti per inappropriatezza Metodo APPRO3. Anni 2012-2017.

Figura 35. Abbattimenti APA. Anni 2010-2017.
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Area Medico Legale

Le attività di Medicina Legale svolte nel corso dell’anno 
2017 si sono concentrate, in analogia con gli anni pre-
cedenti, su alcune tematiche principali tra cui il conten-
zioso medico-legale, l’abuso sui minori con applicazione 
dei percorsi per la tutela dell’infanzia e dell’età evolutiva, 
la revisione periodica e multidisciplinare dei decessi, la 
donazione di organi e tessuti e le attività di trapianto (da 
donatore cadavere e da vivente).

Contenzioso medico-legale in ambito penale e civile 
per responsabilità professionale sanitaria, in particola-
re per contesto pediatrico

La casistica medico-legale relativa all’anno 2017 è stata 
valutata con il contributo degli specialisti di settore inte-
ressati. Per alcune richieste di risarcimento riguardanti 
casi di elevata complessità si è proceduto anche con 
analisi condivisa della richiesta risarcitoria attraverso ap-
profondimenti multidisciplinari e valutazione collegiale. 

Nel corso dell’anno 2017 sono stati istruiti 35 nuovi casi 
di contenzioso di cui 34 riguardanti richieste di risarci-
mento e due contenziosi con risvolti penali. Dei 35 casi, 
2 riguardavano eventi verificatisi nello stesso 2017. La 
gran parte della casistica è stata generata da contesta-
zioni relative ad eventi verificatisi negli anni antecedenti. 
L’analisi della casistica 2017 ha previsto la suddivisione 
in 5 aree in base alla tipologia di unità operativa coin-
volta e il maggior numero di casi ha riguardato l’ambito 
chirurgico, in linea con quanto registrato negli anni pre-
cedenti (figura 36). 

La distribuzione degli eventi per fasce di età non presen-
ta scostamenti significativi (figura 37). Anche per l’anno 
2017 si conferma il dato di contestazioni concentrate su 
ipotesi di errore tecnico-chirurgico (31%) seguito, nell’or-
dine dalle contestazioni in ambito terapeutico, diagnosti-
co e diagnostico-terapeutico (tutti nella misura del 17%) 
(figura 38). Al termine della valutazione medico-legale 
interna il 61% dei casi di richieste di risarcimento è stato 
ritenuto del tutto privo di fondamento.

Percorso clinico per la tutela dell’infanzia e delle età 
evolutiva (abuso su minori e violazione dei diritti fon-
damentali dei minori)

I casi di sospetto abuso esaminati dal DEA - Pediatria 
dell’Emergenza nel 2017 sono stati 64, dato sostanzial-
mente sovrapponibile all’anno precedente (61 casi) (figura 
39). Il maggior numero di segnalazioni, come negli anni 
precedenti, ha riguardato i casi di incuria (48 casi, pari al 
75%), principalmente di natura traumatica (figura 40).

Revisione periodica e multidisciplinare dei decessi 

Nell’anno 2017, in continuità con gli anni precedenti, tutti 
i casi di decesso dell’Ospedale sono stati analizzati da 
un “Comitato Revisione Decessi” con modalità condivisa 

e multidisciplinare. Di seguito le informazioni sintetiche 
relative a tutta la casistica che nell’anno 2017 è stata 
rappresentata da un totale di 125 decessi. Il totale dei 
decessi dell’anno 2017 è stato confrontato con la casi-
stica dell’anno precedente (che aveva visto un totale di 
94 casi). 

Quasi il 50% dei decessi è concentrato in pazienti di età 
inferiore ai 2 anni, in conformità con quanto osservato 
negli anni precedenti. Analogamente agli anni prece-
denti, quasi l’80% dei decessi (74,4%) è relativo a pa-
zienti di Unità Intensive. Nell’anno 2017, il riscontro dia-
gnostico è stato effettuato in 40 dei 125 casi di decesso, 
corrispondenti ad una percentuale del 31%, di poco in-
feriore rispetto agli anni precedenti (32% nel 2015, 38% 
nel 2016). 

Figura 36. Distribuzione per ambito clinico delle richieste di risarcimento. Anno 2017.

Figura 41. Decessi per età del paziente. Anno 2017.
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Figura 38. Distribuzione per tipologia di evento dei casi di 
contenzioso. Anno 2017.

Figura 40. Distribuzione delle varie tipologie di abuso.  
Anno 2017.

Figura 37. Distribuzione per età dei pazienti alla data  
dell’evento dei casi di contenzioso. Anno 2017.

Figura 39. Casi di sospetto abuso per fasce d’età.  
Anno 2017.
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Anno Totale decessi % riscontri diagnostici

2015 116 32%

2016 94 38%

2017 125 31%

Tabella 12. Percentuale di riscontri diagnostici sul totale dei decessi.
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Figura 42. Distribuzione dei decessi per area di degenza. Anno 2017.

Accoglienza

Ospitalità alloggiativa

Un importante impegno ed una particolare attenzione 
dell’ospedale sono riservati al sostegno delle famiglie e 
dei bambini ricoverati, a cui è offerta la possibilità di al-
loggiare presso le strutture afferenti alla rete dell’ospita-
lità. Tale impegno è volto a dare continuità terapeutica al 
bambino che ha necessità di restare nei pressi dell’ospe-
dale curante. Le Case accoglienza sono organizzate con 
camere indipendenti, con bagno privato ed uso in comu-
ne degli altri spazi (cucina, salotto, sala giochi, giardino).
 

L’assegnazione degli alloggi è definita in base a criteri 
specifici come prevede la procedura OPBG “Ammissio-
ne presso le strutture di accoglienza”:

nn Priorità dei reparti dove il posto letto vicino al bam-

bino non è previsto (Terapia intensiva neonatale e 
Rianimazione)

nn Durata della degenza e indicazioni terapeutiche
nn Dimissioni protette dai reparti
nn Famiglie con problematiche socio-economiche
nn Composizione nucleo familiare.

Tale sistema valutativo garantisce che a maggior biso-
gno corrisponde un maggior aiuto.

Spazi e attività per i ragazzi adolescenti

SPAZIO TIME OUT. Collocato accanto al Castello dei 
Giochi, è uno spazio rivolto a pazienti dai 12 anni. Qui è 
possibile trovare computer, playstation, libri, dvd e tan-
te attività. I laboratori utilizzano i linguaggi preferiti dai 
ragazzi: fotografia, video, computer grafica, street art, 
registrazione di una trasmissione radiofonica, robotica, 
musica e scrittura creativa si alternano a ceramica, pit-
tura, artigianato, oreficeria e altro. Nuove tecniche pos-
sono essere esplorate e sperimentate con il supporto 
degli operatori e di professionisti esterni. Ma è anche 
uno spazio per incontrarsi, chiacchierare e condividere 
esperienze.

4YOU. L’Ospedale ogni anno accoglie circa 70 pazienti 
adolescenti con patologie oncologiche, per i quali vi è un 
percorso di cura, e quindi di accoglienza, complementa-
re ma diversificato, rispetto alla popolazione pediatrica 
(0-11 anni). In collaborazione con gli psicologi, è stato 
realizzato un questionario per ascoltarne i bisogni e va-
lutare il livello di comunicazione, accoglienza, assistenza 
e socializzazione intraospedaliera. L’analisi del questio-
nario ha permesso di creare un modello organizzativo 
nel dipartimento dedicato al miglioramento della qualità 
di cura e di ascolto degli adolescenti/giovani adulti attra-
verso la creazione di spazi e iniziative che rispondano 
alle loro necessità. 

Il progetto adolescenti del Dipartimento di OncoEma-
tologia e Medicina Trasfusionale, che i ragazzi hanno 
deciso di chiamare 4YOU, è composto da pazienti od 
ex pazienti del dipartimento stesso coordinati dall’on-
cologo di riferimento e dalle psicologhe del reparto. È 
un modello assistenziale rivolto alla creatività e alla pro-
gettualità degli adolescenti per gli adolescenti. Questo 
modello è promotore di moltissime iniziative ed eventi 
ideati e realizzati dai ragazzi per i ragazzi, di proposte e 
migliorie interne ed esterne per la degenza e l’assisten-
za ospedaliera.

In Ospedale sono presenti quattro Ludoteche centraliz-
zate: al Gianicolo Il Castello dei Giochi con annesso Spa-
zio Time Out rivolto agli adolescenti; Il Castello dei Sogni 
e Il Quadrifoglio a Palidoro (la prima principalmente rivol-
ta ai pazienti ricoverati in Neuroriabilitazione e negli altri 
Reparti; la seconda prevalentemente rivolta ai pazienti 
ambulatoriali);  uno spazio dedicato al gioco a Santa 
Marinella. In ogni Ludoteca così come nello Spazio ado-
lescenti Time Out si svolgono attività ludiche, creative 
ed espressive differenziate e adattate ai bisogni delle 
diverse realtà, anche in collaborazione con Associazioni 
e istituzioni esterne. L’educatrice del Castello dei Sogni 
di Palidoro svolge attività presso il Reparto di Neuroria-
bilitazione, seguendo i bambini per i quali viene richiesta 
specifica consulenza. Nella sede del Gianicolo, le edu-
catrici intervengono nei Reparti quando arrivino segna-
lazioni di  bambini in particolari difficoltà e su richiesta 
del personale sanitario, due volte a settimana interven-
gono in TIC. Le Ludoteche costituiscono anche un pun-
to di riferimento cui le famiglie e il personale sanitario 
si rivolge per suggerimenti ludici e prestito di materiali 
grafici/libri/giocattoli/dvd per i bambini che non possano 
muoversi dai Reparti.

Il Servizio Sociale 

Il Servizio Sociale dell’Ospedale esercita una funzione di 
raccordo tra l’Ospedale, le risorse territoriali ed i bisogni 
dei pazienti e delle loro famiglie, collaborando con il per-
sonale sanitario nel percorso assistenziale.
Svolge attività di consulenza nei reparti in riferimento a:

nn Valutazione situazioni familiari dei pazienti con diffi-
coltà sociali (problematiche socio-economiche, fami-
liari, alloggiative)

nn Definizione situazione giuridica dei minori in stato di 
abbandono, in tutela o in affidamento

nn Attività di Segretariato Sociale per orientare le fami-
glie sui servizi presenti sul territorio, sulle agevola-
zioni e sui diritti legati alla patologia del paziente. 

nn Percorso di dimissione protetta dei pazienti che pre-
sentano problematiche sociali (nuclei familiari non 
residenti sul territorio italiano, non idoneità della con-
dizione alloggiativa)

In particolare, il Servizio Sociale mette a disposizione 
competenze e conoscenze specifiche in merito alla assi-
stenza ai pazienti stranieri in ambito normativo, utili a for-
nire il supporto necessario alla molteplicità di esigenze 
che un nucleo familiare straniero, oltre alla gestione del-
la malattia, deve sostenere una volta giunto sul territorio 
italiano.  Nel 2017 le famiglie assistite sono state 2.046.

3.520 
famiglie ospitate

89.537
NOTTI

19
case di accoglienza

e 1 rete alberghiera

circa 200
stanze disponibili

11.293

8.718

6.755

2.918

Roma 
Il castello dei giochi

Palidoro 
Il Quadrifoglio

S. Marinella
Palidoro
Il castello dei sogni

Figura 43. Presenze in ludoteca. Anno 2017.
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La Scuola in ospedale

Sono sempre più numerose le famiglie non italiane che 
raggiungono l’ospedale Bambino Gesù per curare i pro-
pri figli, da oltre 50 diversi Paesi. Quasi nessuno tra loro 
parla la lingua italiana all’arrivo; molti di questi bambini 
sono sottoposti a terapie di lunga durata e perderebbe-
ro l’anno scolastico nel Paese di origine. Molti bambini e 
ragazzi, provenienti da aree di guerra o da paesi molto 
poveri, hanno frequentato le scuole in maniera incom-
pleta e saltuaria ed alcuni genitori, provenienti da Paesi 
in via di sviluppo, possono essere scarsamente scolariz-
zati o anche analfabeti (figura 44). 

La scolarizzazione, per questi ragazzi, costituisce una 
potentissima modalità di integrazione personale e so-
ciale sia per coloro che restano in Europa sia per quelli 
che fanno rientro nei Paesi di origine. Abbiamo chiesto 
a Christian, che aveva avuto le gambe falcidiate a col-
pi di mitra, operato nel nostro ospedale, cosa gli fosse 
piaciuto di più in Italia: la scuola, ci ha spiegato ‘con la 
scuola ho imparato l’italiano, l’inglese e lo spagnolo, e 
ho ricominciato la matematica che tanto mi piace: quan-
do rientrerò a casa potrò trovare un lavoro e restare 

in contatto con te. Per i genitori analfabeti imparare a 
leggere e scrivere rende possibile la partecipazione al 
processo di cura, per esempio rendendo possibile la let-
tura del foglietto illustrativo dei farmaci, la comprensione 
degli orari delle terapie; per quelli alfabetizzati imparare 
l’italiano consente di integrarsi meglio. 

Per tutti questi pazienti e familiari sono attivi programmi 
sperimentali, presso la sede di Roma anche con Insegna-
ti specializzati in queste specifiche modalità di insegna-
mento, dell’Istituto Comprensivo Virgilio. Nel 2017 sono 
stati circa 3.400 i pazienti seguiti dalla Scuola in ospedale.

I Centri di Riferimento

Le malattie rare

Il Bambino Gesù è stato accreditato nel 2001 nella Rete 
Regionale Malattie Rare con 13 Centri/Presidi (CP) per un 
totale di 194 singole/gruppi di malattie rare (MR). Il ruolo 
centrale dell’OPBG all’interno della Rete Regionale MR 
è stato ulteriormente confermato dalla Regione che ha 
coinvolto l’Ospedale a diverso titolo (estensore o imple-
mentatore) nella stesura di 25 dei 32 PDTA attualmente 
pubblicati da Regione Lazio. 

Nella nuova organizzazione, i Centri di Riferimento svol-
gono i seguenti compiti:

nn Effettuare l’approfondimento diagnostico di MR, 
secondo le Linee guida Nazionali ed Internazionali 

delle Società Scientifiche di riferimento, e, in caso di 
conferma produrre la relativa certificazione

nn Elaborazione e diffusione di linee guida e/o protocolli 
diagnostici e terapeutici assistenziali (PDTA) per sin-
gole malattie o gruppi di malattie, in collaborazione 
con l’Istituto di coordinamento (se esistente) e con le 
Associazioni dei malati e nel caso della non esisten-
za del centro di coordinamento, condividendo la loro 
diffusione con i Medici di Medicina Generale e con i 
Pediatri di Libera Scelta

nn Applicare i PDTA, accompagnando il paziente dalla 
diagnosi fino alla formulazione del Piano Assistenziale 
Individuale (PAI). Il PAI deve essere realizzato con un 
approccio multidisclipinare, promuovendo il rapporto 
con i servizi del territorio (ad esempio CAD) e con il 
Medico di Medicina Generale ed il Pediatra di Fami-
glia (relazione periodica da inviare al medico curante 
sulla diagnosi e percorso diagnostico intrapreso) 

nn Effettuare il follow-up attivo dei soggetti in carico, 
con particolare attenzione alla prevenzione delle 
complicanze

nn Coordinare la transizione dall’età pediatrica all’età adul-
ta promuovendola ed attuandola dove non prevista

nn Garantire la reperibilità telefonica 24 ore su 24 nelle 
patologie potenzialmente a rischio di sintomatologia 
acuta da parte di uno staff medico/laboratoristica 
esperto in problemi delle malattie rare per la consu-
lenza alla rete ospedaliera regionale

nn Partecipare e collaborare attivamente alle attività di 
formazione, aggiornamento e informazione 

nn Elaborare un rapporto annuale sull’attività svolta se-
condo indicatori definiti 

nn Svolgere ricerca di base e clinica, soprattutto in pro-
getti collaborativi nazionali ed internazionali, parteci-
pando a Registri nazionali e/o internazionali di singo-
le Malattie Rare

nn Collaborare al registro “Malattie Rare Lazio”
nn Attuare programmi di miglioramento della qualità 

dell’assistenza con adozione di sistemi di valutazio-
ne dei risultati

nn Disporre di programmi di valutazione della soddisfa-
zione dell’utente e del miglioramento della qualità 
percepita

nn Svolgere un’attività scientifica, di coordinamento re-
gionale

nn Disponibilità di risorse diagnostiche di elevata comples-
sità, anche in collegamento con centri internazionali. 

nn Servizio preparazione centralizzata di farmaci ad alto 
rischio (ad es. nutrizione parenterale totale)

nn Biobanca, anche se funzionalmente collegata con 
altri Istituti)

nn Servizio documentazione sulle Malattie Rare 
nn Sportello di accesso per il paziente, le famiglie e le 

associazioni collegato con le proprie Unità Operative 
e con gli altri Istituti della rete ed in grado di assicura-
re un accesso e percorso diagnostico-assistenziale 
appropriato

nn Portale dedicato.
nn Elaborazione e diffusione di linee guida e/o proto-

colli diagnostici e terapeutici assistenziali (PDTA) per 
singole malattie o gruppi di malattie. 

nn Elaborazione e diffusione di linee guida e/o protocolli 
diagnostici e terapeutici assistenziali (PDTA) per sin-
gole malattie o gruppi di malattie, in collaborazione 
con l’Istituto di coordinamento (se esistente) e con le 
Associazioni dei malati e nel caso della non esisten-
za del centro di coordinamento, condividendo la loro 
diffusione con i Medici di Medicina Generale e con i 
Pediatri di Libera Scelta;

nn Formazione e aggiornamento per i professionisti sa-
nitari ed in particolare per quelli del settore con la 
predisposizione di piani di formazione per il persona-
le dell’Istituto, degli altri Istituti della rete e dei servizi 
territoriali (ad esempio sull’uso dei farmaci orfani).

nn Attività di informazione ai cittadini e alle Associazio-
ni dei pazienti e dei familiari con la preparazione di 
opuscoli informativi. 

nn Sintesi delle eventuali criticità emerse nella rete e 
proposta di soluzioni sostenibili, con particolare at-
tenzione all’erogazione dei farmaci da parte delle 
farmacie delle Aziende USL.

nn Supporto agli altri Istituti della rete nella pianificazione 
di percorsi dedicati per il ricovero in emergenza e per 

la gestione dell’emergenza stessa (rete di emergenza).
nn Organizzazione di audit clinici negli Istituti delle rete 

e nei servizi del territorio.
nn Collaborazione con Regione Lazio per la diffusione 

dati epidemiologici del Registro.
nn Partecipazione a Registri nazionali o internazionali su 

singole Malattie Rare.
nn Promuovere la condivisione dei PDTA con le Asso-

ciazioni dei malati, dei Medici di Medicina Generale 
e dei Pediatri di Libera Scelta.

nn Facilitare l’attività di consulenza a domicilio attraver-
so la telemedicina.

nn Produrre una relazione annuale all’Assessorato alla 
Sanità sull’attività di coordinamento svolta secondo 
indicatori definiti (es.: numero corsi di formazione; 
numero di audit clinici; lavori scientifici pubblicati; 
numero interventi sul territorio, ecc).

nn Fornire supporto tecnico all’Assessorato alla Sanità 
ed alle Aziende Unità Sanitarie Locali per gli inter-
venti di qualificazione della rete assistenziale.

L’OPBG partecipa a 15 reti ERN (tabella 13)

1.116

870

101

669

95

539

Figura 44. La scuola in ospedale. Anno 2017.

Tabella 13. Reti ERN a cui partecipa OPBG.

Scuola Elementare Palidoro

Scuola Elementare Roma

Scuola Media Palidoro

Scuola Media Roma

Scuola Elementare S. Marinella

Scuola Superiore Roma

1
European Reference Network on epilepsies 
(ERN EpiCARE) 

2
European Reference Network on kidney diseases 
(ERKNet)

3
European Reference Network on urogenital diseases 
and conditions (ERN eUROGEN)

4
European Reference Network on eye diseases 
(ERN EYE)

5
European Reference Network on diseases of the 
heart (ERN GUARD-HEART)

6
European Reference Network on congenital malfor-
mations and rare intellectual disability (ERN ITHACA)

7
European Reference Network on respiratory disea-
ses (ERN LUNG)

8
European Reference Network on hereditary metabo-
lic disorders (MetabERN)

9
European Reference Network on neuromuscular 
diseases (ERN EURO-NMD)

10
European Reference Network on paediatric cancer 
(haemato-oncology) (ERN PaedCan)

11
European Reference Network on immunodeficiency, 
autoinflammatory and autoimmune diseases 
(ERN RITA)

12
European Reference Network on neurological disea-
ses (ERN-RND)

13
European Reference Network on skin disorders (ERN 
Skin)

14
European Reference Network on transplantation in 
children (ERN TRANSPLANT-CHILD)

15
European Reference Network on multisystemic 
vascular diseases (VASCERN)
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Le attività di terapia intensiva

L’OPBG ha al suo interno 5 Unità Operative di Terapia 
Intensiva, di cui una dedicata ai pazienti cardiochirurgici 
e una dedicata ai neonati. 

Le terapie intensive svolgono il compito di:

nn gestire e trattare il paziente a rischio nel suo iter cli-
nico: dal reparto medico o chirurgico al Centro di ri-
animazione, 

nn formulare una valutazione clinica pre-operatoria, 
nn creare una rete di comunicazione tra familiari, medici 

di guardia, chirurghi e tutti coloro che sono coinvolti 
nella gestione del paziente

Nella Unità di Terapia Intensiva Neonatale vengono as-
sistiti bambini di età inferiore a 30 giorni che necessita-
no di assistenza particolarmente complessa e avanzata:

nn neonati pretermine e/o di basso peso specialmente 
se <32 settimane di età gestazionale o <1500 g di 
peso alla nascita;

nn neonati a rischio (sia pretermine sia a termine, con 
problemi di adattamento alla vita extrauterina a cau-
sa di una gravidanza, di un travaglio o di un parto 
difficile);

nn neonati con difetti congeniti, o con malattie metabo-
liche e renali.

I compiti della Unità di Terapia Intensiva Cardiochirur-
gica, invece, sono finalizzati alle cure dei pazienti con 
cardiopatia congenita e si esplicano in:

nn assistenza anestesiologica nel Comparto operatorio 
cardiochirurgico e nel Laboratorio di Emodinamica;

nn coordinamento dell’attività di trapianto di cuore e 
cuore - polmoni, e gestione del relativo Day Hospital;

nn assistenza in tutte le condizioni di urgenza/emergen-
za che interessano i pazienti del Dipartimento Medi-
co Chirurgico di Cardiologia Pediatrica.

Nell’Area Rossa del DEA, da anni si è sviluppata una cul-
tura nel monitoraggio in tempo reale, tesa a superare, in 
modo particolare nei pazienti di età inferiore ai 6 anni, i 
molti ostacoli, strumentali e culturali, per l’adozione di 
monitoraggi avanzati, multiparametrici tra di loro inte-
grati, che consentono di ottimizzare i trattamenti inten-
sivi sulle caratteristiche dei pazienti e sulla risposta alle 
terapie in atto. Nel rispetto dei principi di sicurezza del 
paziente, efficacia ed appropriatezza dei trattamenti e 
delle procedure, si sono sviluppate, inoltre, tecniche a 
basso livello di invasività per la tracheotomia: Tracheo-
tomia “Non Chirurgica” translaringea nei pazienti di età 
superiore ai 6 anni e Tracheotomia percutanea dilatativa 
nei pazienti di peso superiore ai 3,5 kg.

L’Unità di Anestesia Rianimazione e C.O. Roma si de-
dica a:

nn Anestesia per la chirurgia complessa di tutte le spe-
cialità pediatriche, neonatali e trapianti; 

nn Terapia del dolore acuto e cronico: preemptive 
analgesia, terapia infusionale analgesica peridurale 
continua in pompa, terapia infusionale analgesica si-
stemica continua in pompa, terapia infusionale conti-
nua, PCA (Patient Controlled Analgesia). 

nn Trattamento rianimatorio del paziente con patologie 
neuromuscolari e metaboliche.

Gli operatori sanitari dell’Unità Anestesia Rianimazione 
e C.O. Palidoro si prendono cura, per il periodo postope-
ratorio, dei lattanti, dei bambini e degli adolescenti che 
necessitano di una monitorizzazione continua di una o più 
funzioni vitali o di terapia intensiva dopo l’evento chirur-
gico (ORL, Ortopedia, Oculistica, Emodinamica). L’U.O. as-
siste, sia nella fase critica che in quella cronica, i bambini 
con grave insufficienza respiratoria per severe patologie 
del Sistema Nervoso e/o Muscolare (Coma post anossico 
o per Malformazioni Cerebrali, Amiotrofia Spinale, Distro-
fie Muscolari). Una volta fuori dalle condizioni critiche, l’o-
biettivo principale degli operatori è la dimissione protetta 
del malato (vedi “Reparto di Rianimazione”).

Il Servizio di Trasporto Neonatale

Presso l’OPBG è operante il Servizio di Trasporto Emer-
genza Neonatale (STEN), funzionalmente inserito nel 
Servizio Regionale Emergenza Sanitaria (ARES 118). Lo 
STEN nella regione Lazio viene garantito da tre team, di 
cui due presso l’Azienda Policlinico Umberto I (Centro di 
Coordinamento) e uno presso l’OPBG.

Ai Responsabili dello STEN, presso le due strutture spet-
ta il compito di mantenere il rapporto operativo con l’A-
res 118 e con l’Assessorato alla Sanità, gestire il sistema 
informativo, la produzione di indicatori in collaborazione 
con la Regione Lazio, elaborare linee guida diagnosti-
co-assistenziali, controllare la qualità delle cure erogate, 
monitorare l’adeguatezza dei mezzi di trasporto e gesti-
re la formazione e l’aggiornamento teorico e pratico del 
personale del servizio.

Il Servizio assicura i trasferimenti assistiti di neonati pato-
logici o lattanti, fino a due mesi di vita, con peso inferiore 
a 5,5 kg dagli Ospedali e dalle Case di Cura della Regio-
ne Lazio alle strutture sanitarie dotate di Unità Operative 
di Terapia Intensiva Neonatale e di Sub-Intensiva Neo-
natale. Il Servizio assicura sia trasferimenti di urgenza/
emergenza che trasferimenti programmati, ed impiega 
ambulanze attrezzate come Unità mobili di rianimazio-

ne neonatale, dotate di incubatrici da trasporto e di ap-
parecchiature necessarie per l’emergenza (ventilatore 
meccanico, bombole di Ossigeno, monitor per parametri 
vitali, pompa di infusione, aspiratore). L’equipe è compo-
sta da un neonatologo, da un infermiere, da un barelliere 
e dall’autista dell’ambulanza. 

Il Servizio di Trasporto Emergenza Neonatale è operati-
vo presso l’OPBG 24 ore al giorno, con un medico neo-
natologo identificato in ogni turno di guardia. Il trasporto 
in emergenza viene attivato dal Centro di Coordinamen-
to che comunica al medico di servizio la necessità di 
trasferimento del neonato fornendo l’orario di attivazio-
ne, le informazioni sulla gravità del paziente e sulla sua 
patologia, i dati del centro trasferente e ricevente e del 
medico che lo prenderà in carico.

Il team dello STEN OPBG è composto da:

nn 5 medici neonatologi dell’U.O. TIN/SIN
nn 5 infermieri dell’U.O. TIN/SIN
nn un ausiliario, esperto nel caricamento scaricamento 

della incubatrice da trasporto
nn un autista

In OPBG sono operative 2 ambulanze da trasporto in 
grado di ospitare una singola incubatrice.

Il centro trapianti pediatrici

L’attività trapiantologica è uno dei punti di forza dell’O-
spedale Bambino Gesù. È l’unico Ospedale Pediatrico 
in Europa in grado di rispondere al bisogno di ogni ti-
pologia di trapianto pediatrico, dalle cellule ai tessuti, 
a tutti gli organi solidi: rene (da donatore cadavere e 
da donatore vivente), fegato (da donatore cadavere e 
da donatore vivente), cuore, polmone e cuore-polmo-
ne. L’Ospedale svolge attività di trapianto pediatrico di 
cuore e cuore-polmone dal 1986 e di rene dal 1993; dal 
2008 è stato attivato anche il trapianto di fegato. L’attivi-
tà di trapianto svolta presso l’OPBG è valutata dal Centro 
Nazionale Trapianti in termini di eccellenza, con soprav-
vivenze sia del paziente che dell’organo pari al 100% per 
il trapianto di rene, e maggiori della media europea per 
il trapianto cardiaco.

La capacità innovativa dell’Ospedale lo ha portato, nel 
2010 a impiantare - primo al mondo - un cuore artificiale 
permanente in un paziente di età pediatrica. Nello stes-
so anno in Ospedale è stato effettuato il primo trapianto 
di intestino su paziente pediatrico in Italia.

Il programma di trapianto da vivente è attivo dal 1996 
per il rene e dal 2011 per il fegato. Da allora, e fino al 
31 dicembre 2017, sono stati eseguiti 51 trapianti di rene 
e 46 trapianti di fegato da donatore vivente. L’attività di 
procurement di organi e tessuti a scopo di trapianto è 
costituita da un insieme di procedure e modalità orga-
nizzative finalizzate alla promozione della donazione 
attraverso un percorso predefinito che inizia con l’indivi-
duazione del potenziale donatore, attraverso un sistema 
di monitoraggio giornaliero dei casi di lesione encefali-
che presenti in Ospedale, termina con le attività di pre-
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Figura 45. Accessi in terapia intensiva e degenza media dei pazienti. Anni 2010-2017.

Figura 46. Trasporti neonatali in emergenza in OPBG. 2010-2017.
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Il centro di riferimento regionale antiveleni

Il Piano di riorganizzazione delle Reti Ospedaliere data-
to 29 settembre 2010 della regione Lazio (Commissario 
ad Acta n° 00073 del 29.09.2010), confermato nel DPCA 
U00480 Piano Sanitario Regionale 2013-2015, identifica 
nella Rete dell’Emergenza regionale 3 Centri Antiveleni:

nn Policlinico Umberto I
nn Policlinico Gemelli
nn Ospedale Pediatrico Bambino Gesù

Per poter svolgere attività di Centro Antiveleni Pediatri-
co è necessario presentare le seguenti attività:

nn Laboratorio per analisi tossicologiche 
nn Linea telefonica dedicata 
nn Registro delle chiamate di consulenza e cura delle 

intossicazioni in ambito pediatrico
nn Gestione degli antidoti
nn Sviluppo delle conoscenze diagnostico-terapeutiche 

in tossicologia clinica
nn Attività didattica di formazione e scientifica

Il Centro di riferimento antiveleni dell’OPBG effettua le se-
guenti attività, secondo quanto previsto dalla normativa: 

nn ruolo di capofila e funzioni di coordinamento a livello 
regionale nella materia trattata nei confronti di tutte 
le strutture operanti nel medesimo settore;

nn supporto informativo, professionale ed operativo alle 
attività regionali inerenti il medesimo settore;

nn raccolta, organizzazione e diffusione per le finalità 
del Servizio sanitario regionale di dati sanitari o ri-
levanti ai fini sanitari, nel rispetto della normativa in 
materia di trattamento dei dati personali e sensibili.

Il Centro OPBG può garantire la presenza di specifici re-
quisiti, tra cui:

nn documentata esperienza con riferimento al settore 
di appartenenza;

nn il possesso di adeguata dotazione strutturale e fun-
zionale;

nn l’adozione di percorsi finalizzati all’incremento della 
qualità;

nn l’utilizzo di sistemi di valutazione dei processi e dei 
risultati attraverso idonei indicatori;

nn l’interrelazione e scambio di informazioni con le altre 
strutture del SSN;

nn la formazione e aggiornamento degli operatori”.

L’assistenza a pazienti pediatrici 
con infezione da HIV/AIDS

Fra le attività dell’U.O. Immunoinfettivologia dell’OPBG 
è previsto il trattamento e follow up dei bambini con in-
fezione da HIV e follow up degli esposti. Tale attività ha 
portato nel tempo alla scoperta del primo vaccino tera-
peutico pediatrico al mondo contro l’HIV. La sperimen-
tazione del Bambino Gesù, condotta in collaborazione 
con la cattedra di Pediatria dell’Università di Roma “Tor 
Vergata”, ha riguardato bambini nati infetti per via mater-
na. Questo tipo di trasmissione della malattia interessa il 
95% dei nuovi casi pediatrici ogni anno. La somministra-

zione del vaccino, abbinata in uno dei due gruppi alla te-
rapia antiretrovirale classica, ha determinato il significa-
tivo aumento di risposte immunologiche potenzialmente 
in grado di determinare il controllo della replicazione del 
virus dell’HIV. Attualmente presso il Bambino Gesù sono 
seguiti 104 pazienti con infezione da HIV (più di 40 sono 
stati trasferiti con successo presso i centri dell’adulto). 
Di questi, 55 sono stranieri provenienti da zone ad alta 
endemia. Dalla metà del 2006 sono state effettuate 25 
nuove diagnosi.

lievo degli organi e/o dei tessuti, passando attraverso il 
delicato compito di contatto con i familiari dei pazienti 
deceduti su cui grava la decisione di acconsentire alla 
donazione degli organi. 

Il complesso di queste attività è affidato al Coordinamen-
to Locale (CL)1 afferente alla Direzione Sanitaria nell’am-
bito della Funzione di Medicina Legale e si inserisce 
nel più ampio quadro di coordinamento regionale del 
Lazio. Il modello organizzativo adottato in OPBG preve-
de il coinvolgimento del personale medico di Direzione 
Sanitaria e del coordinamento infermieristico sempre 
afferente alla Direzione, con il supporto del personale 
medico ed infermieristico dei reparti intensivi. 

Nello specifico l’attività di procurement prevede anzitut-
to il monitoraggio quotidiano delle lesioni cerebrali che 
esita in una reportistica mensile al CRT. Se attraverso il 
monitoraggio si individua un paziente nelle condizioni 
cliniche previste dalla legge per procedere all’accerta-

1) Istituito a norma di legge nell’anno 2006 - legge n. 91 del 1 aprile 
1999 art. 12	

mento di morte cerebrale si procede alla segnalazione 
al Centro Regionale Trapianti (CRT)2. Seguono le pro-
cedure di legge per l’accertamento di morte e paralle-
lamente la valutazione di una potenziale donazione di 
organi in termini di idoneità e di consenso (che nel caso 
di pazienti minorenni deve essere fornito da entrambi i 
genitori). 

L’attività di procurement dell’Ospedale deve tener conto 
del fatto che le donazioni di organi in età pediatrica sono 
sensibilmente più basse che nell’adulto e che la morte 
cerebrale nei pazienti pediatrici può sopraggiungere per 
patologie di natura sistemica che rappresentano con-
troindicazioni alla donazioni di organi e tessuti. L’analisi 
del procurement nel periodo di tempo compreso tra il 
2007 e il 2017 consente di registrare 59 accertamenti 
di morte cerebrale, 21 dei quali hanno portato alla do-
nazione degli organi e/o tessuti; degli altri 38 casi la do-
nazione non è avvenuta per inidoneità (27 casi) clinica o 
diniego alla donazione (11 casi).

2) cfr. “Protocollo per l’accertamento della morte cerebrale e la dona-
zione di organi e tessuti”.	

Figura 47. Accertamenti morte cerebrale e donatori. Anni 2007-2017.

Figura 48. Centro Anti-veleni consulenze  
richieste per tipo di agente. Anno 2017.

Figura 49. Pazienti trattati per infezione da HIV/AIDS  
in regime di ricovero ordinario o diurno. Anni 2010-2017.Tabella 14. Attività di procurement per tipo di organo donato. Anni 2007-2017.
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La Medicina del Lavoro

Benessere lavorativo

L’Ospedale Pediatrico Bambino Gesù, consapevole della 
rilevanza che riveste l’operatore sanitario nel consegui-
mento della qualità e sicurezza delle cure e dell’assi-
stenza ai pazienti, ha implementato attività finalizzate al 
miglioramento del benessere psico-fisico dei lavoratori. 
Sulla base del contesto in cui i lavoratori operano ed in 
considerazione delle attività svolte, l’Ospedale ha posto 
in essere programmi ed iniziative specifiche, incentrate 
in particolare su: promozione della salute, prevenzione 
personalizzata e miglioramento del clima aziendale.

Promozione della salute

L’OPBG ha aderito al Progetto Regionale “Promozione di 
stili di vita salutari negli ambienti di lavoro” con l’obietti-
vo di promuovere stili di vita più sani in ambito lavorativo 
e costruire una rete regionale di Workplace Health Pro-
motion. In particolare, nel 2017 è stato avviato un per-
corso di food education, volto a prevenire le patologie 
croniche non trasmissibili (cfr sindrome metabolica) in 
lavoratori a rischio. Per la prevenzione delle malattie la-
voro-correlate, risultati estremamente positivi sono stati 
ottenuti nel 2017 sul fronte del numero degli infortuni a 
rischio biologico, con un decremento del 27,5% rispet-
to al target aziendale. L’Ospedale Pediatrico Bambino 
Gesù ha altresì avviato una campagna per il raggiun-
gimento del 100% di copertura vaccinale per Morbillo/
Varicella/Rosolia negli operatori sanitari e nel 2017 ha 
effettuato una campagna di sensibilizzazione alla vacci-
nazione antinfluenzale dei lavoratori (totale 729) con un 
considerevole aumento delle dosi somministrate (+ 50%) 
rispetto all’anno precedente. Sono stati inoltre realizza-
ti 230 contact-tracing per malattie infettive contagiose, 
quali tubercolosi, morbillo e varicella.

Prevenzione personalizzata

Da diversi anni la Medicina del Lavoro ha implementa-
to un sistema di disability management, finalizzato alla 
gestione efficace di lavoratori con limitazioni dell’ido-
neità, al fine di tutelare la salute del singolo lavoratore 
e, al contempo, garantire livelli di prestazione in linea 
con l’eccellenza della struttura. Nel 2017 sono state ef-
fettuate 210 valutazioni da parte del gruppo aziendale 
interfunzionale ed il forte lavoro di prevenzione, tutela e 
monitoraggio, messo in atto dall’Ospedale ha portato al 
raggiungimento di una percentuale di idoneità con limi-
tazioni molto contenute (5,90% del personale) rispetto 
al trend nazionale (11,8-22,6%). Per quanto concerne le 
malattie professionali, il dato nel 2017 è stato al di sotto 
del valore nazionale (1,54 malattie professionali per 1000 
lavoratori a fronte di un dato nazionale di 2,8 malattie 
professionali per 1000 lavoratori) ed inferiore alla media 
aziendale degli ultimi 5 anni (1,64 malattie professionali 
per 1000 lavoratori). 

Miglioramento del clima aziendale.

L’OPBG si impegna a raccogliere le nuove sfide che na-
scono dal contesto sociale e lavorativo attraverso l’im-
plementazione di azioni mirate al miglioramento della 

performance aziendale e al raggiungimento di un buon 
clima aziendale. In particolare, sul tema del benessere 
lavorativo nel 2017 sono stati messi in atto due specifici 
strumenti di intervento finalizzati al supporto psicologi-
co, rivolti al singolo individuo ed a gruppi omogenei di 
lavoratori. Il primo, lo sportello d’ascolto “Help Point”, è 
un processo individuale e personalizzato, che trova ra-
gione nell’esigenza di intervenire sulle difficoltà e sulla 
sofferenza del singolo lavoratore per evitare che que-
ste incidano sulla sua soddisfazione, sulla sua salute 
psico-fisica e sulla capacità lavorativa. Nel 2017 sono 
stati seguiti 26 lavoratori per un totale di 115 interventi 
comprendenti colloqui di assessment e colloqui clinici. 
L’intervento sui gruppi di lavoratori, denominato percor-
so di “Empowerment Professionale”, è uno strumento 
di supporto psicologico finalizzato a favorire la prepa-
razione clinico-psicologica degli operatori nel confronto 
con il doloroso percorso della malattia ed il fine vita. Nel 
2017 sono stati effettuati 10 incontri di gruppo all’interno 
di una U.O. dell’Ospedale, con la partecipazione di 14 
operatori sanitari (12 infermieri e 2 medici), guidati da un 
team costituito da un medico competente e da uno psi-
cologo/psicoterapeuta. 

I Bollini Rosa

L’Ospedale Bambino Gesù partecipa con successo, a 
partire dall’anno 2009, ad un progetto lanciato da l’Os-
servatorio Nazionale sulla Salute della Donna (O.N.D.A.) 
che ha ideato un programma speciale di segnalazione 
degli ospedali basato sul loro livello di “women friend-
ship”, cioè sul grado di attenzione posta non solo nei 
confronti dei campi della medicina dedicati alle pato-
logie femminili, ma anche verso le esigenze specifiche 
delle donne.

Alle strutture ospedaliere che dimostrano di possedere i 
requisiti identificati dall’Osservatorio vengono assegnati 
dei bollini rosa, da uno a tre bollini, che attestano il loro 
impegno. L’obiettivo di questa iniziativa è premiare le 
strutture che già possiedono caratteristiche a misura di 
donna ed incentivare le altre ad adeguarsi nel tempo ai 
parametri definiti dall’Osservatorio. La validità dei bollini 
è triennale ed è basata sull’autocertificazione. L’Ospeda-
le Bambino Gesù ha risposto ai requisiti richiesti dal pro-
getto superando tutti gli step proposti, conquistando ed 
aggiudicandosi in tutte le candidature, i tre bollini rosa.

Questi i progetti vincitori negli anni: 

2009 

 “La Scuola in Ospedale” ed  

“il Servizio di Mediazione Culturale” 

 

2012  

“Il Modello di Accoglienza dell’Ospedale 

Bambino Gesù’’ 

 

2017  

“Spazio Time Out per Adolescenti’’
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Figura 50. Attività di Medicina del Lavoro. Anno 2017.
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Le professioni sanitarie

Polo Infermieristico Frassati

“Sapere, saper fare. Ma poi, soprattutto, saper essere...” 
con questo incipit il piano di Sviluppo OPBG 2017-2019 
introduce la dorsale “Ospedale Accademico”, sottoli-
neando ancora una volta la centralità della formazione 
di base e post base nella strategia aziendale. Tale for-
mazione è tesa allo sviluppo di nuove competenze e al 
potenziamento di quelle esistenti, in risposta ai bisogni 
assistenziali che emergono dallo scenario nazionale e 
internazionale, con particolare attenzione all’ambito pe-
diatrico. La sede dei Corsi di Laurea in Infermieristica e 
Infermieristica pediatrica promuove lo sviluppo del fu-
turo professionista, attraverso la costante ed organica 
integrazione tra insegnamento/apprendimento e assi-
stenza, in un’ottica di miglioramento della qualità della 
formazione di base.

Laboratori

In un Ospedale Accademico, la sinergia tra sapere uni-
versitario e sapere clinico ha una doppia finalità: accre-
scere le conoscenze teoriche e le capacità di ricerca de-
gli studenti, facendo acquisire competenze professionali 
altamente qualificate, e attuare un collegamento con il 
futuro mondo del lavoro. In questa prospettiva, il labora-
torio risulta il luogo privilegiato in cui apprendere, in si-
tuazioni protette, le competenze di tipo gestuale, intellet-
tivo e relazionale. Nel corso del 2017 sono stati introdotti 
e sperimentati nuovi laboratori, grazie alla collaborazione 
di infermieri esperti clinici, provenienti da varie UU.OO. 
dell’Ospedale e appositamente formati alle dinamiche 
dei laboratori. Rispetto ai laboratori tradizionali, anche la 
parte teorica propedeutica alla realizzazione del labora-
torio è stata affidata agli esperti clinici suddetti. 

Più nello specifico:

nn Laboratorio dei gesti: enterostomie. Realizzato in 
collaborazione con la Chirurgia Neonatale. L’obietti-
vo generale è stato quello di fornire le conoscenze 
teoriche e pratiche per la gestione delle ileo e co-
lostomie e dello stoma care in contesto domiciliare. 

nn Laboratorio dei gesti: mobilizzazione con telini ad 
alto scorrimento e uso del sollevatore. Realizzato in 
collaborazione con il Servizio di Prevenzione e Pro-
tezione e in ottemperanza al D.Lgs 81/08. L’obiettivo 
è stato quello di formare gli studenti sia dal punto di 
vista teorico sia in simulazione all’uso di ausili mag-
giori e minori, onde evitare rischio da sovraccarico 
biomeccanico del rachide. Dalla collaborazione sono 
nati anche i video tutorial reperibili sulla intranet. 

nn Laboratorio intellettivo: trapianti. Realizzato in col-
laborazione con la Rianimazione. Lo studente ha po-
tuto sperimentare in piccoli gruppi la presa in carico 
del paziente nell’immediato post operatorio di tra-
pianto di rene o di fegato, attraverso la simulazione 
di casi clinici. 

nn Laboratorio delle relazioni: Strategie di prevenzione 
e gestione della violenza sul luogo di lavoro. Guida-
to da Carla Fosco, infermiera Counsellor DMCCP e 
realizzato attraverso il supporto di metodologie atti-
ve e partecipative (role-playing, drammatizzazione). 

Laboratorio dei gesti: mobilizzazione con telini ad alto scorri-
mento e uso del sollevatore. 

Laboratorio delle relazioni: Strategie di prevenzione e gestio-
ne della violenza sul luogo di lavoro.

Valutazione dell’apprendimento

Per la valutazione dell’apprendimento dello studente 
durante i laboratori, sono state introdotte tecnologie 
multimediali che offrono la possibilità di creare contesti 
interattivi che potenziano l’esperienza didattica e rendo-
no anche il momento della valutazione un’opportunità 
reale e completa. Attraverso l’utilizzo di una piattaforma 
on-line sono stati creati questionari ad hoc per la valu-
tazione interattiva, dando la possibilità agli studenti di 
mettersi alla prova in modo avvincente. Lo studente, uti-
lizzando il proprio smartphone, si confronta con un quiz 
interattivo nel quale si susseguono, scanditi dal tempo, 
video, immagini, suoni, che lo conducono in un “gioco” 
didattico multimediale.

Progetto Tutoring

Nell’ambito del Progetto delle Professioni Infermieristi-
che per il Piano di Sviluppo 2017-2019, la Scuola delle 
Professioni sanitarie ha introdotto la formazione del Tutor 
clinico attraverso la programmazione del corso ECM “Il 
tutoring nel tirocinio clinico”, volto allo sviluppo di compe-
tenze avanzate per gli infermieri. Il Tutor clinico è un pro-
fessionista appositamente formato dalla sede dei corsi di 
Laurea, come previsto dal DM 19 febbraio 2009, e che la 
Commissione Permanente dei Corsi di Laurea delle Pro-

fessioni Sanitarie definisce “esperto di infermieristica cli-
nica del settore e profondo conoscitore del suo contesto 
organizzativo, che gestisce il processo formativo in loco, 
nel vivo delle pratiche professionali erogate dai servizi. 
Egli predispone, realizza e presidia le condizioni in cui si 
svolge l’esperienza educativa professionalizzante dello 
studente, opera scelte nei suoi confronti in quel particola-
re percorso formativo, ne valuta e certifica l’esito”. 

Dopo la fase sperimentale che ha visto la formazione di 
20 Tutor clinici, il progetto prevede l’estensione per l’an-
no 2018 a circa 120 infermieri delle UU.OO. dell’Ospeda-
le, migliorando il percorso di apprendimento esperien-
ziale degli studenti.

Il Corso avrà come temi principali:

nn le funzioni del tutor clinico 
nn i modelli di tutoring
nn l’apprendimento nell’adulto
nn l’apprendimento esperienziale
nn il core competence, ricerca, comunicazione ed etica 

della formazione, nel processo tutoriale 
nn le competenze metodologiche, didattiche e valutati-

ve nell’apprendimento esperienziale. 

Il corso prevede, inoltre, una sessione dedicata alle Si-
mulazione con l’obiettivo di sviluppare nei partecipanti 
le competenze relazionali, formative e valutative in rap-
porto al processo di tutoring nel tirocinio clinico. 

Nel mese di settembre, una piccola rappresentanza de-
gli studenti dei corsi di Laurea in Infermieristica e Infer-
mieristica pediatrica ha avuto l’opportunità di presentare 
alla conferenza internazionale “18th Nursing ethics con-
ference & 3rd international ethics in care conference” 
tenutasi a Leuven in Belgio, lo studio “Nursing professio-
nal identity: a survey study conduced by students” con-
dotto durante il I semestre del II anno, con lo scopo di 

apprendere le metodologie di ricerca. Lo studio osserva-
zionale aveva l’obiettivo di indagare la consapevolezza 
dell’infermiere riguardo la propria identità professionale. 
Diventare un buon infermiere è un obiettivo doveroso e 
una sfida quotidiana sia per gli infermieri che per gli stu-
denti che si preparano a diventare professionisti. 

Gli infermieri hanno la responsabilità di mantenere il più 
alto livello di integrità e qualità professionale possibile, 
non soltanto per proteggere i pazienti e i loro familiari 
ma anche per influenzare positivamente gli studenti. In-
fatti, gli studenti apprendono come diventare dei buoni 
professionisti se realmente ne fanno esperienza da tutti 
gli infermieri che incontrano durante il loro percorso. Il 
coinvolgimento emotivo - professionale delle studen-
tesse e dei tutor che le hanno accompagnate in questa 
esperienza, è stata una dimostrazione che opportunità 
del genere, vissute già durante il corso di Laurea, possa-
no essere intensamente formative e fondamentali in una 
prospettiva di crescita umana e professionale.

Lo sport è un’occasione di aggregazione, condivisione e 
confronto. Un settore sportivo non può quindi mancare 
all’interno di un ambiente universitario che per definizio-
ne mira ad una crescita continua. Il settore sportivo della 
sede dei corsi di Laurea in Infermieristica e Infermieristi-
ca Pediatrica prevede, al momento, le seguenti attività: 
calcio a 5, calcio a 8 e pallavolo. I nostri studenti, in que-
sto modo, hanno la possibilità di partecipare come atleti 
a delle competizioni sportive ma anche di essere testi-
moni, proprio attraverso lo sport, dei valori dell’Ospeda-
le Pediatrico Bambino Gesù, dai quali è fortemente ca-
ratterizzato il loro percorso formativo. Lo sport ha dato 
la possibilità di avviare una collaborazione con un’altra 
Università di Roma. Infatti la partecipazione al 6° torneo 
di volley misto delle Università di Roma vede l’integra-
zione degli studenti della sede del Bambino Gesù con 
quelli dell’Università Americana di Roma (The American 
University of Rome).

Immagine 4
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Formazione

Formazione per le manovre di rianimazione cardiopol-
monare in ospedale
Nell’anno 2017 sono stati realizzati in totale n. 123 cor-
si di rianimazione cardiopolmonare. La percentuale di 
partecipazione varia a seconda delle professionalità. 
Dall’inizio dell’anno è stato cambiato il sistema di ge-
stione della programmazione dei corsi RCP e relativa 
registrazione e reportistica. Tale nuovo sistema, median-
te il collegamento all’anagrafica del personale, invia in 
modo automatico le comunicazioni dei corsi ai diretti 
interessati. È stata effettuata la consueta programmazio-
ne per l’anno 2018, ma riducendo le tipologie dei corsi 
RCP (BLS/PBLSD/PALS), da 8 a 4, unificando i programmi 
di base e di retraining, secondo le nuove linee dell’ITC 
International Training Center) CPR AED (Infant/Child/
Adult)” e di SIMEUP (figura 51). 

Corsi Pears AHA
Quest’anno sono state realizzate 7 edizioni del corso 
Pediatric Emergency Assessment Recognition and Sta-
bilization (PEARS) dell’AHA volto a migliorare le cono-

scenze e le competenze necessarie in urgenza per la 
valutazione e stabilizzazione iniziale del bambino che si 
aggrava durante il ricovero ospedaliero. Hanno parteci-
pato 101 medici ed infermieri dell’OPBG, con il conse-
guimento della certificazione PEARS AHA, valida per i 
prossimi due anni.

Formazione in simulazione
Il training e le simulazioni in situ sono state consolida-
te nelle Unità Operative di degenza dell’Ospedale, con 
l’avvio dell’attività in nuovi settori specialistici.

Training e simulazioni in situ in Pronto Soccorso DEA
In Pronto Soccorso è stato avviato un percorso di Trai-
ning in situ, rivolto a tutti gli infermieri di assistenza diret-
ta con l’obiettivo di uniformare le competenze cliniche 
del personale infermieristico sulle procedure assisten-
ziali caratterizzate da maggiore complessità e variabilità; 
in particolare è stata affrontata la gestione del catetere 
venoso centrale, il riconoscimento dei ritmi e l’uso del 
defibrillatore manuale, la gestione della tracheotomia e 
il posizionamento di un accesso vascolare intraosseo. 

Simulazioni in situ nei Dipartimenti OPBG 
Le simulazioni in situ sono state realizzate per risponde-
re al bisogno di migliorare le competenze del personale 
sanitario delle Unità Operative di degenza non critiche 
nella gestione dell’urgenza clinica. Le simulazioni (21 in-
contri) hanno coinvolto in modo particolare gli infermieri 
(n° 149), gli specializzandi in anestesia (n° 37) e alcuni 
medici di guardia. Le simulazioni sono state effettuate 
principalmente nelle medicherie delle Unità Operative, 
con l’obiettivo di migliorare sia le competenze tecniche 
che la capacità di lavorare in team, secondo i principi del 
Crisis Resource Management.

Simulazioni in aula
Il 24 ottobre è stato realizzato il corso in simulazione 
sulla “Gestione dell’urgenza clinica del bambino car-
diopatico”, coordinato dalla Dr.ssa Varano. L’aula è stata 

allestita come una stanza di degenza di Unità Operati-
va, con le apparecchiature e presidi utili alla gestione di 
scenari sulla gestione del bambino cardiopatico. Con 2 
simulatori ad alta fedeltà, lattante e bambino, gli istruttori 
hanno riprodotto sul simulatore 4 scenari di pazienti con 
patologia cardiopatica in condizioni di deterioramento 
clinico. Ad ogni scenario è seguito il consueto momento 
di debriefing. All’evento hanno partecipato 8 infermieri 
della UO Cardiologia. Si tratta del primo di una serie di 
eventi in simulazione che saranno realizzati mensilmen-
te per la formazione delle competenze infermieristiche 
nel Dipartimento Medico di Cardiologia e Cardiochirur-
gia Pediatrica.

Avvio nuovi ambiti specialistici per la simulazione in situ
Grazie alla generosa donazione della famiglia Lelli, con 
la quale è stato acquistato un simulatore avanzato neo-
natale, è stato avviato il percorso di simulazioni in neona-
tologia. Nel 2017 è stata realizzata la formazione interna 
degli istruttori con i quali avviare l’attività di simulazione. 
Il programma di simulazioni in situ nel Dipartimento di 
Neonatologia Medica e Chirurgica è stato dedicato a 
Daniele Lelli, pilota del 31°Stormo dell’Aereonautica, in 
memoria della sua attività svolta in collaborazione con 
l’Ospedale per il trasporto dei pazienti ad elevata com-
plessità.

Simulazioni ECMO team 
L’ECMO team nel 2017 ha realizzato attività di formazio-
ne in simulazione nel contesto internazionale ed OPBG:

nn A febbraio, nell’ambito della quarta conferenza an-
nuale del South and West Asia Chapter of Extracor-
poreal Life Support Organization (SWAC ELSO) tenu-
tasi a Doha, in Qatar

nn A maggio, l’International Course on Extracoporeal 
Perfusion Technologies (Intercept) con scenari di si-
mulazione di pazienti con problemi inerenti alla coa-
gulazione ematica

nn A settembre, con una sessione di simulazione di 
ECMO pediatrica in OPBG

Simulazioni sulla comunicazione
Sono state realizzate 7 edizioni del corso di formazio-
ne “Ascolta ciò che non dico: simulazioni sulla comuni-
cazione” rivolte al personale sanitario ed amministra-
tivo OPBG. Questo laboratorio ha avuto l’obiettivo di 
esplorare la consapevolezza dei propri atteggiamenti, 
sentimenti, vissuti e modalità di porsi nella relazione e 
comunicazione. I partecipanti hanno simulato scenari di 
momenti di comunicazione tipici dell’attività professio-
nale nel contesto ospedaliero, con una particolare atten-
zione alla tematica della risoluzione dei conflitti. Ad ogni 
simulazione è seguito un momento di debriefing facilita-
to dalla Counselor Carla Fosco, responsabile del corso.

Progetto di formazione per i Musei Vaticani HeartSa-
ver CPR & Heartsaver First Aid CPR AED (Infant/Child/
Adult) American Heart Association

A seguito della precedente Formazione realizzata per 
gli operatori dei Musei Vaticani e delle Ville Pontificie e 
del personale della Direzione di Sanità e Igiene è sta-
ta stipulata una nuova convenzione tra Musei Vaticani 
e Ospedale Pediatrico Bambino Gesù e sono stati pro-
grammati un totale di 40 corsi “Heartsaver CPR AED (In-
fant/Child/Adult)”, dell’AHA, condotti da istruttori dell’ITC 
(International Training Center) dell’Ospedale Pediatrico 
Bambino Gesù) nel periodo compeso tra l’8 novembre 
2017 e il 27 giugno 2018.

L’Ospedale Pediatrico Bambino Gesù ha messo a di-
sposizione le competenze medico-sanitarie dei propri 
Istruttori Certificati AHA per tutti gli operatori che, alla 
scadenza dei due anni di validità della certificazione in-
ternazionale precedente e per tutti i nuovi assunti, han-
no necessità di tale tipo di formazione. Nel 2017 è prose-
guita la valutazione dei pazienti ricoverati con il sistema 
di allerta precoce BedsidePEWS, introdotto durante la 
partecipazione al trial clinico EPOCH. Il sistema prevede 
il monitoraggio di 7 indicatori clinici (frequenza cardia-
ca, frequenza respiratoria, pressione arteriosa sistolica, 
tempo di refill capillare, lavoro respiratorio, Saturazione 
transcutanea di ossigeno e ossigenoterapia), all’interno 
di grafiche differenziate per fasce di età. Il punteggio del 
BedsidePEWS si associa ad alcune raccomandazioni re-
lative alla tipologia e frequenza del monitoraggio clinico, 
ai tempi per la chiamata del medico di guardia o riani-
matore a alla distribuzione dei pazienti ad alto rischio 
all’interno del gruppo infermieristico di Unità Operativa. 
L’audit svolto sulla sua applicazione ha considerato 179 
cartelle cliniche. Complessivamente in OPBG l’adesione 
alle raccomandazioni è stata del 72%; nei Dipartimenti Figura 51. Formazione RCP 2013-2017, numerosità di corsi, partecipanti e percentuale di partecipazione. 
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dove sono maggiormente presenti pazienti ad alto ri-
schio, come il DMCCP, il DEA ARCO e il DOEMT, l’adesio-
ne varia dal 27% al 68%. Per molti di questi pazienti vie-
ne infatti applicato il criterio del giudizio clinico, relativo 
a pazienti con patologie croniche ed alterazione basale 
dei parametri vitali per i quali viene stabilito un piano di 
monitoraggio personalizzato.

Orientamento - Formazione On-Line Nuovo personale
L’anno 2017 ha visto il consolidamento della formazione 
on-line per l’orientamento del nuovo personale. Attra-
verso il nuovo sistema sono state formate 1.521 persone, 
tutti i nuovi operatori delle diverse categorie e funzioni 
prima di entrare in ospedale hanno visualizzato e studia-
to le procedure ed i protocolli ritenuti indispensabili per 
la compilazione del questionario.

Il piano di formazione della Direzione Sanitaria 
Il piano di formazione della Direzione Sanitaria per il 
2017 ha visto il raggiungimento degli indicatori program-
mati. Di seguito vengono descritti alcuni dei corsi inno-
vativi realizzati nell’anno (tabella 15).

Percorsi di formazione per lo sviluppo delle competenze
Dal 2017 è stata adottata una nuova modalità formativa 
basata su percorsi di formazione che includono differen-
ti approcci definiti in base alla competenza specifica da 
formare.

Corso di formazione “Sistemi venosi a medio termine: 
Midline: indicazioni, impianto e gestione” 
Il percorso formativo, promosso dalla Direzione Sanitaria 
(Struttura per lo Sviluppo Professionale), iniziato a dicem-
bre 2017, è stato rivolto ad un gruppo di 7 infermieri che 
hanno già conseguito il Master di I o II livello in Accessi 
Venosi, con l’obiettivo di consolidare le competenze per 
il posizionamento ecografico dei Midline. Il corso è rea-
lizzato dalla Radiologia Interventistica (Dr Rollo, respon-
sabile del corso) in collaborazione con il DEA ARCO e il 
DC. Si tratta di un percorso teorico pratico che prevede il 
posizionamento ecografico di midline con la supervisio-
ne dei Radiologi Interventisti.

Percorso per infermieri convolti nell’attività assistenzia-
le alla donazione di emocomponenti extra ospedaliera
Nel corso del 2017 sono stati effettuati tre edizioni del 
Corso per la ”Raccolta sangue ed emocomponenti ai 

quali hanno partecipato un totale di 32 persone. 

Premesso che l’assistenza infermieristica durante l’attivi-
tà di donazione di sangue e di emocomponenti ha due 
obiettivi assistenziali fondamentali:

nn Garantire la sicurezza del donatore durante tutte le 
fasi

nn Garantire la raccolta di sangue ed emocomponenti in 
conformità con i requisiti richiesti 

I requisiti previsti da normativa per l’abilitazione all’atti-
vità di raccolta emocomponenti per gli infermieri sono:

nn corso online organizzato da enti (ministero e/o regio-
ni) o Corso presso il CRS Lazio

Elementi del DL 2/11/2015 “Disposizioni relative ai requi-
siti di qualità e sicurezza del sangue e degli emocom-
ponenti”

Diffusione ed Arruolamento infermieri per la raccolta 
sangue esterna
Al fine di rendere trasparente e diffusa la partecipazione 
alla raccolta sangue da parte del personale infermieri-
stico rispondente ai criteri sopra definiti, si propone di 
diffondere sulla laending page la ricerca di infermieri 
disponibili a partecipare alla raccolta sangue secondo 
i criteri indicati.

I Percorso di Formazione Volontari in OPBG
Nel corso dell’anno 2017 si è concluso il I Percorso di 
Formazione per Volontari in OPBG. Sono state effettuate 
6 giornate di Formazione, con inizio a Settembre 2016 
per la Giornata di Lancio e termine a Marzo 2017. 

Hanno partecipato al Percorso di formazione un totale di 
237 persone suddivise nelle 3 Sedi: Gianicolo/San Paolo 
(210), Palidoro (17), Santa Marinella (10). Al termine delle 
giornate di formazione è stato prodotto il Decalogo del 
Volontario in OPBG. Dal Percorso di Formazione sono 
scaturiti un totale di 103 nuovi aspiranti Volontari, di cui 
24 Volontari già appartenenti ad altre Associazioni, in to-
tale 13, e 79 senza appartenenza ad altre Associazioni. La 
formazione prevede per ciascun nuovo volontario un to-
tale di 60 ore di tirocinio in Ospedale, con la supervizione 
di Tutor esperti, che si concluderà entro il 31 marzo 2018.

Corso “L’Allattamento materno dei neonati ad alto ri-
schio”, X edizione.
Sul tema dell’allattamento materno nei neonati ad alto 
rischio l’OPBG ha fatto scuola in Italia. Il percorso è ini-
ziato nel 2000 con i corsi sull’allattamento al seno, svi-
luppando poi un modulo apposito per i neonati ad alto 
rischio inserito nella formazione aziendale ECM e dal 
2008 rivolto anche all’esterno. Nel 2017 è stata condotta 
la X edizione e in questi anni sono stati formati circa 300 
operatori tra medici, infermieri, ostetriche e consulenti di 
allattamento provenienti da tutto il paese e in particolare 
dalle Terapie Intensive Neonatali. Il corso è stato anche 

quest’anno occasione per ribadire i concetti fondamen-
tali della “Strategia globale per l’alimentazione dei ne-
onati e dei bambini” (OMS-Unicef 2003), ripresi anche 
dall’Accademia Americana di Pediatria(2012) al fine di 
dare modo a madri e bambini di usufruire dei benefici 
unici del latte materno: 

nn Allattamento esclusivo fino ai sei mesi di vita compiu-
ti e successiva introduzione dei cibi solidi

nn Continuazione dell’allattamento fino ad all’anno di 
vita e a seguire fino al secondo anno di vita ed oltre 
se mutuamente desiderato da madre e bambino.Tabella 15. Corsi di formazione realizzati. Anno 2017.

Il decalogo del Volontario

Indicatori formazione 
anno 2017

Numero corsi 
Programmati

Realizzati
% corsi realizzati 
al 31 dicembre 2017

Avviati
% corsi avviati 
al 31 dicembre 2017

Formazione sul Campo 22 21 95% 21 95%

Corsi di formazione d'Aula 43 35 81% 35 81%

Simulazione 11 10 91% 10 91%

Corsi per i genitori 2 1 50% 1 50%

Corsi fuori piano 3 17 80% 17 100%

Totale inclusi
corsi fuori piano (4)

81 84 104% 84 104%

IL DECALOGO
DEL VOLONTARIO

La missione del Volontario è quella 
di essere “Dono” agendo con spirito 

di servizio per costruire una relazione 
con il prossimo.

Il Volontario deve saper ascoltare 

anche con il sorriso.

1. IL DONO

È dovere del Volontario conoscere 

e le misure di prevenzione.

È responsabilità del Volontario, verso 

contributo in condizione di benessere.

Il Volontario è colui che supporta 

quanto di competenza - gli operatori 
sanitari nella cura del paziente 

e della sua famiglia.

2. LA SICUREZZA

3. IL BENESSERE

Il Volontario deve riconoscere con 
empatia e consapevolezza le emozioni 

proprie e dell’altro.

4. LE EMOZIONI

Il Volontario deve relazionarsi ai 
bambini o ai ragazzi con gli strumenti 

5. LE ETÀ

È dovere del Volontario comunicare

coinvolti nel processo assistenziale, 
senza esclusione o pregiudizi.

6. LA COMUNICAZIONE

7. L’ASCOLTO

8. LA CURA

Il Volontario deve tenere conto 

multiculturali del contesto in cui agisce.

9. LA REALTÀ SOCIALE

Il Volontario ha il dovere di aggiornare 
continuamente le proprie competenze per 

10. LE COMPETENZE
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Tali benefici sono ancora più importanti per i neonati 
pretermine o con problemi di salute alla nascita. Sono 
anche state discusse le strategie per una alimentazione 
sicura quando il latte materno non è disponibile, come 
più frequentemente può avvenire nei neonati ad alto 
rischio. Cambiamento culturale, della pratica clinica, 
dell’organizzazione e adeguata informazione alle fami-
glie in linea con il Codice sulla commercializzazione dei 
sostituti del latte materno (1981), rimangono i capisaldi 
della promozione, protezione e supporto dell’allattamen-
to. La consueta accoglienza avuta da parte dei colleghi 
dei Dipartimenti ci ha permesso di condurre le sessioni 
di pratica clinica nei contesti reali dell’assistenza quoti-
diana. Inoltre, alcune madri di neonati dimessi dall’ospe-
dale ci hanno fatto il dono della loro esperienza. 

Corso “Casi Difficili in allattamento materno” 
Zoe, bellissima bimba nata a termine che dopo il II gior-
no di vita non voleva proprio saperne di attaccarsi al 
seno. Andrea, ricoverato in ospedale a 10 giorni di vita 
per scarsa crescita con sempre minore efficacia e dispo-
nibilità a nutrirsi al seno. Enrico, di 20 giorni che, quando 
viene allattato al seno, la mamma sente molto dolore ai 

capezzoli e sono comparse ragadi bilateralmente già 
dalla prima settimana di vita. Sono state queste alcune 
delle storie di neonati e delle loro madri, che sono sta-
te oggetto di analisi e discussione in questa I edizione 
di un corso a spiccata valenza interattiva tra docenti e 
discenti. Si è parlato su come impostare la raccolta del-
la storia clinica di allattamento a cominciare dall’ascolto 
e l’uso consapevole della comunicazione non verbale, 
sono stati anche ripresi i concetti base di anatomia e 
fisiologia dell’allattamento, principi a cui far riferimento 
per capire cosa non sta funzionando e cosa madre e 
bambino potrebbero fare di diverso. Si è discusso infine 
di come offrire aiuto pratico, sostegno e fiducia affinché 
l’allattamento possa essere recuperato e continuato in 
maniera efficace. 

La sessione in simulazione è stata una modalità innova-
tiva per sperimentare e affinare insieme le competenze 
proposte. In conclusione, le conoscenze e le competen-
ze in materia di allattamento materno sono oggi tali che 
a fronte di un allattamento difficile, le azioni da intrapren-
dere sono diverse e numerose, in modo che la prima 
risposta non sia più solo la formula artificiale. 

Corso International Multidisciplinary Paediatric & Ne-
onatal Acute and Critical Care (IMPNACC) research 
school
Il 26 e 27 ottobre è stata realizzata la terza edizione del 
corso internazionale International Multidisciplinary Pa-
ediatric & Neonatal Acute and Critical Care (IMPNACC) 
research school, all’insegna della creazione di sinergie 
tra professionisti di diversi paesi e discipline, dell’appro-
fondimento metodologico e dell’innovazione. 

La research school è stata realizzata da alcuni ricercatori 
dell’European Society for Pediatric and Neonatal Intensi-
ve Care (ESPNIC), di cui la Prof Martha Curley (University 
of Pennsylvania), Prof Lyvonne Time (ESPNIC Nursing 
President), e Prof Jos Latour (Plymouth University, UK), in 
collaborazione con esperti OPBG (Dipartimento Pediatri-
co Universitario Ospedaliero, DPUO e Direzione Sanita-
ria). Hanno partecipato 9 medici, 19 infermieri, 1 tecnico, 
1 farmacista provenienti dall’Italia, Regno Unito, Svizzera, 
Belgio e 9 specializzandi della Scuola di Pediatria dell’U-
niversità di Tor Vergata.

Assistenza in pediatria e Continuità ospedale territorio 
È in corso lo studio: “L’infermiere nell’ambulatorio del pe-
diatra di famiglia, una risorsa per i bambini e le famiglie. 
Una survey per i pediatri di famiglia”, approvato nel 2017 
dal Comitato Etico dell’OPBG. Si tratta di una survey onli-
ne diretta ai pediatri di famiglia di tutta Italia allo scopo di 
esplorare quale sia il loro giudizio di utilità in merito alle 
attività attuabili dagli infermieri pediatrici all’interno del 
loro ambulatorio. 

I pediatri in Italia sono più di 7000 ed allo studio colla-
borano la Società Italiana di Pediatria e la Federazione 
Italiana Medici Pediatri facilitandone il contattpo per in-
vitarli a partecipare alla survey. Il questionario utilizzato 
deriva da quello già somministrato in uno studio pilota 
pubblicato sulla rivista Assistenza Infermieristica e Ri-
cerca. Si è pensato di ridurre il numero di item da 71 a 
40 per rendere più agevole la compilazione. A tal fine 
è stata testata la validità di contenuto del questionario 
ridotto, chiedendo a 14 esperti di valutare la rilevanza di 
ciascun item. È stata anche effettuata un’analisi statistica 
per selezionare gli item meno ridondanti e che potesse 
fornire più informazioni.

Il questionario è composto da quattro aree: 1) Assistenza 
alle persone sane, malate o disabili in età evolutiva; 2) 
Educazione sanitaria; 3) Prevenzione delle malattie; 4) 
Attività di coordinamento e organizzative. Infine prevede 
alcune domande a risposta aperta, per esplorare even-
tuali altre attività infermieristiche ritenuti utili dai pediatri 
di famiglia.

Attività del gruppo ricerca infermieri e altre professioni 
dell’OPBG: una novità, il Journal Club in FAD
Nel 2017 sono proseguite le attività di laboratorio e ap-
profondimento della letteratura del “Gruppo Ricerca”. 
In particolar modo il gruppo si è impegnato attraverso 
una giornata di corso interattivo “News dalla letteratura 
per le professioni sanitarie in pediatria, analisi critica e 
preparazione alla FAD” ad organizzare un Journal Club 
a “distanza” per dare modo ai colleghi dell’OPBG di ap-
prezzare la letteratura scientifica internazionale senza le 
barriere linguistiche. In occasione del corso, sono stati 

individuati dei temi emergenti per la salute dei bambini/
famiglie e per l’organizzazione e l’efficacia dei servizi, 
come ad esempio il dolore procedurale. Inoltre, sono 
state approfondite metodologie utili per selezionare e 
effettuare un’analisi critica della letteratura, nonché pro-
durre una sintesi utile a facilitarne la condivisione. 

È stato visto insieme come interrogare le principali ban-
che dati con particolare approfondimento di CINAHL, 
EBESCO, SCOPUS e delle funzionalità di Google Scho-
lar. È stato, inoltre, illustrato un metodo di archiviazione 
della letteratura, Zootero, utile per archiviare e produrre 
bibliografie condivise e creare citazioni automatiche du-
rante la scrittura di un articolo o tesi.

Infine, sono state delineate le caratteristiche principali 
del Journal Club on-line, in modo che potesse essere 
sviluppata una piattaforma ad hoc. A fine anno il Joiurnal 
Club in FAD è stato messo a disposizione di tutti i colle-
ghi dell’OPBG, esso prevede:

nn La sintesi in lingua italiana di tre articoli reperiti dal-
la letteratura internazionale, per cinque temi ritenuti 
rilevanti

nn Un test di autovalutazione per ogni tema affrontato
nn Un test di valutazione finale
nn Un test di soddisfazione in merito alla grafica, le co-

noscenze e la facilità d’accesso e domande aperte 
sugli argomenti che si vorrebbero approfondire nei 
prossimi Journal Club.

Journal ClubCorso International Multidisciplinary Paediatric & Neonatal Acute and Critical Care 

Corso “L’Allattamento materno dei neonati ad alto rischio”, X edizione.
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Sicurezza post dimissione ed implementazione di nuo-
ve modalità di valutazione del dolore per il paziente 
pediatrico con patologia oncoematologica a domicilio

Nel 2017 l’Ospedale Pediatrico Bambino Gesù ha inteso 
condurre uno studio per valutare la sicurezza post-di-
missione e l’implementazione di nuove modalità volte 
a stimare l’incidenza del dolore in pazienti pediatrici (1 
mese-18 anni) e pazienti fino a 21 anni d’età, seguiti dal 
servizio di ospedalizzazione domiciliare e afferenti al Di-
partimento di Oncoematologia utilizzando un’apposita 
applicazione su smartphone (App). In data 10 Aprile, ha 
avuto inizio l’arruolamento dei pazienti presso il Dipar-
timento di Oncoematologia dell’Ospedale OPBG, nello 
specifico i pazienti sono stati reclutati nel DH.

Sono stati arruolati in totale 144 pazienti, tutti muniti di 
smartphone in famiglia. Il termine dell’arruolamento è 
avvenuto il 23 Dicembre 2017. Durante la spiegazione 
del progetto, sia genitori che pazienti hanno mostrato 
un elevato interesse nel partecipare allo studio e ad 
installare l’App, riconoscendo l’applicazione come uno 
strumento facile, comodo e innovativo per identificare e 
quantificare in maniera tempestiva e adeguata il dolore 
percepito dal proprio figlio e la zona del dolore. 

Nei successivi controlli presso il Dipartimento di Onco-
ematologia, la quasi totalità dei partecipanti ha fornito 
verbalmente ulteriori feedback positivi sullo studio in 
oggetto. Dal 10 aprile 2017, sono state effettuate 3.085 
segnalazioni di dolore o sua assenza mediante la APP. 

Nel 73,5% (n=2.268) è stata utilizzata la scala VAS (Scala 
Visiva Analogica) e nel 26,5% (n=817) la scala FLACC (Fa-
ces, Legs, Activity, Cry and Consolability). 

Nel 79,8% (n=652) delle segnalazioni alla FLACC è sta-
ta segnalata l’assenza di dolore (FLACC=0), mentre nel 
20,2% (n=165) è stato segnalato un dolore da 1 a 10. Nel 
60,1% (n=1363) delle segnalazioni alla VAS è stata se-
gnalata l’assenza di dolore (VAS=0), mentre nel 39,9% 
(n=905) è stato segnalato un dolore da 1 a 10. Alla VAS, 
le segnalazioni sono state effettuate per il 20,6% (n=467) 
da bambino, per il 57,1% (n=1295) da ragazzo e per il 
22,3% (n=506) da genitore.

In caso di segnalazione alla VAS di dolore ≥ 4, l’Applicazio-
ne permette inoltre di caratterizzare il dolore ed indicarne 
la sede di insorgenza, dando la possibilità di scegliere una 
o più alternative contemporaneamente. Dall’analisi delle 
189 (8,3%) segnalazioni di dolore ≥ 4 alla VAS, è emer-
so che la maggior parte dei pazienti ha descritto il dolore 
come “opprime” (n=80; 42,3%), seguito da “pulsa” (n=64; 
33,9%), “crampi” (n=50; 26,5%), “punge” (n=26; 13,8%), 
“brucia” (n=24; 12,7%) e “pizzica” (n=12; 63,5%) (figura 54). 

Inoltre, a differenza di studi svolti con precedenti App, in 
questo studio veniva chiesto di indicare la zona del cor-
po a cui veniva riferito il dolore, considerata la sede del 
dolore. Le zone più colpite da dolore risultano essere: 
addome (n=60; 32%), schiena (n=48; 25%), gambe (n=37; 
20%), piedi (n=34; 18%), torace (n=29; 15%) e testa (n=28; 
15%) (figura 55).

Figura 52. Distribuzione segnalazioni FLACC. Anno 2017. Figura 53. Distribuzione segnalazioni VAS. Anno 2017.

Figura 54. Distribuzione caratteristiche del dolore.

Schermata App

Figura 55. Distribuzione sedi del dolore.
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Rilevazione e analisi degli errori nella conservazione, 
preparazione e somministrazione dei farmaci a do-
micilio nei bambini e adolescenti affetti da patologia 
cronica

Molti farmaci prescritti alla dimissione sono proseguiti 
a domicilio soprattutto nei soggetti che soffrono di pa-
tologie croniche. Il fenomeno dell’errore terapeutico 
negli ultimi anni è stato oggetto di particolare interesse 
e preoccupazione vista la possibilità che eventi avversi 
prevenibili si presentino nelle diverse fasce d’età. Inoltre 
la proporzione di errori pediatrici risulta essere quasi tre 
volte superiore a quella negli adulti. Ad oggi non vi sono 
studi che indaghino il fenomeno degli errori farmacologi-
ci a domicilio sfruttando l’uso della telemedicina median-
te un’App per smartphones.

L’Ospedale Pediatrico Bambino Gesù, in collaborazione 
con il Centro d’Eccellenza dell’IPASVI di Roma, ha inte-
so condurre uno studio osservazionale prospettico per 
monitorare a distanza gli errori di terapia domiciliare 
tramite lo sviluppo di un’App volta a descrivere le carat-
teristiche e l’incidenza degli errori nella conservazione, 
preparazione e somministrazione dei farmaci prescritti 
a domicilio nei bambini con patologia cronica dimessi 
dall’ospedale. Il campione arruolato per questo studio 
corrisponde ad un totale di 383 genitori di bambini di età 

media pari a 8,5 anni (DS=5,5) in cura presso le UU.OO 
di cardiologia, broncopneumologia, reumatologia e fi-
brosi cistica. Di questi, 311 sono stati forniti dell’App. Dal 
momento della pubblicazione dell’App negli Stores Ap-
ple e Google Play, i genitori che l’hanno effettivamente 
utilizzata hanno prodotto un totale di 1987 invii. Tra que-
sti invii sono state intercettate 39 segnalazioni di errore 
effettuate dai genitori. Nell’82% dei casi gli errori hanno 
coinvolto un farmaco assunto per via orale. Dall’analisi 
delle segnalazioni è emerso che gli errori si sono mag-
giormente verificati nella fase di somministrazione dei 
farmaci (69%) e che le tipologie di errori più frequenti 
sono state di errata diluizione (21%) e di errato dosaggio 
(20%). La categoria di farmaci maggiormente interessata 
è quella degli antipertensivi (26%). È stato somministra-
to, inoltre, un questionario per misurare la soddisfazio-
ne dei genitori rispetto all’App, chiedendo di valutare 
l’utilità, la chiarezza e la completezza dell’App, su una 
scala Likert da 1 a 5. Hanno risposto il 43% dei genitori 
coinvolti esprimendo un grado di soddisfazione medio 
di 4,34 (DS = 0,68). Il campionamento e la raccolta dei 
dati sono conclusi e sono in corso le analisi di statistica 
descrittiva ed inferenziale e di calcolo delle incidenze. Il 
presente studio vuole essere, quindi, uno studio di speri-
mentazione di un monitoraggio a distanza degli errori di 
somministrazione di farmaci in età pediatrica attraverso 
l’uso di un’App da parte del genitore. l’App sembra esse-
re utile nell’indagine del fenomeno e molto apprezzata 
dagli utilizzatori che hanno espresso un alto grado di 
soddisfazione. 

Istituto Bambino Gesù per la Salute del 
Bambino e dell’Adolescente

Promuovere e difendere la salute dei bambini e de-
gli adolescenti, attraverso le competenze di Operatori 
sanitari e ricercatori dell’Ospedale. È questo l’obiettivo 
dell’Istituto Bambino Gesù per la Salute del Bambino e 
dell’Adolescente. In altre parole, l’Istituto mira alla diffu-
sione della “health literacy”, che l’Organizzazione Mon-
diale della Sanità definisce come “le abilità cognitive e 

sociali che rendono i singoli e la comunità in grado di 
accedere, comprendere e utilizzare le informazioni ne-
cessarie per promuovere e preservare la propria salute” 
(WHO, 2009). 

Questo compito richiede la partecipazione attiva di tutto 
il personale sanitario dell’Ospedale e di una stretta col-
laborazione con gli specialisti della Comunicazione. Gli 
strumenti di cui l’Istituto si è avvalso nel 2017 sono stati: 

Le “pillole”, contenuti digitali, redatti dai medici dell’O-
spedale, che trattano in modo semplice e comprensibile 
temi che riguardano la salute e le malattie del bambino. 
Sono proposte dopo una valutazione clinica e di perti-
nenza delle chiavi di ricerca. L’obiettivo è informare cor-
rettamente il pubblico, attraverso contenuti in grado di 
posizionarsi nel miglior modo sui motori di ricerca. Nel 
2017, le “pillole” sono passate da 320 a 416 e hanno avu-
to più di 2.5 milioni di lettori dall’Italia e da tutto il mondo.

Il magazine multimediale “A scuola di salute”, nato 
nell’Aprile 2016 per informare genitori e insegnanti sui 
temi di base della pediatria, mettendo in sinergia all’in-
terno dell’Ospedale competenze specialistiche pedia-
triche e competenze di comunicazione. Nel 2017 sono 
stati pubblicati 15 numeri, spesso monografici dedicati 
a temi come le malattie esantematiche, il mal di pancia 
nei bambini, il divezzamento. La rivista ha avuto nel 2017 
oltre 200.000 lettori.

I numeri speciali di “A scuola di salute”, nel 2017 sono 
stati quattro, dedicati a temi come la crescita del bambi-
no da 0 a 12 mesi, i vaccini, la sicurezza in casa e i piccoli 
infortuni domestici.

I Social video di “A scuola di salute”, brevi video del-
la durata di meno di 2 minuti che sintetizzano in modo 
accattivante, e con l’aiuto di un filmato e di una musica 
di sottofondo, i temi trattati dalle pillole, dal mensile o 
dai suoi “speciali” e vengono pubblicati su Facebook 
per raggiungere un pubblico più vasto. Nel 2017 sono 
stati pubblicati 32 Social video su temi come la febbre, 
la congiuntivite, la bronchiolite e la meningite. Sono stati 
visti complessivamente da più di 700.000 utenti. 

I progetti Buone pratiche e il Quality Day

Il Quality Day dell’OPBG è un attività ormai consolida-
ta, che è iniziata nel 2010 e di cui nel 2017 si è tenuta 
l’ottava edizione. Si tratta di una giornata dedicata alla 
presentazione e diffusione di buone pratiche implemen-
tate in ospedale, per promuovere al letto del paziente 
la qualità e la sicurezza delle cure. Ogni Dipartimento 
dell’OPBG conosce infatti le caratteristiche dei pazienti 
seguiti e può quindi individuare gli ambiti su cui orienta-
re percorsi di miglioramento, con indicatori che possano 
misurare il cambiamento ottenuto. I progetti svolti dai 
Dipartimenti sono infatti basati sulle evidenze e trova-

no soluzioni creative per la loro implementazione nella 
pratica clinica. 

Lo scambio annuale dei risultati consente la condivisio-
ne di esperienze virtuose e offre la possibilità di trasfe-
rire ad altri contesti le esperienze fatte dai colleghi in 
modo da valorizzare le esperienze positive di cui sono 
quotidianamente protagonisti gli operatori sanitari. La 
valutazione “tra pari” dei risultati ottenuti permette inol-
tre una competizione virtuosa, in grado di dare visibilità 
ai progetti che hanno ottenuto i migliori punteggi negli 
ambiti dell’innovazione, adesione agli standard JCI e 
coerenza con il Piano annuale di qualità dell’Ospedale, 
risultati raggiunti (variazione dei risultati pre e post-inter-
vento) e trasferibilità ad altri Dipartimenti. Durante il Qua-
lity Day infatti vengono premiati, oltre al Progetto che ha 
ottenuto il miglior punteggio in assoluto, anche i progetti 
che hanno ottenuto il miglior punteggio in ciascuno dei 
quattro ambiti di valutazione.

Dal 2010 al 2017 sono stati attuati complessivamente cir-
ca 270 progetti, molti dei quali interdipartimentali, che 
hanno portato a cambiamenti consolidati della pratica 
clinica e della continuità assistenziale, in particolare per 
neonati, bambini e ragazzi con malattie croniche. Tra 
questi vi sono stati ad esempio i percorsi di formazione 
sulla gestione dell’emergenza domiciliare dei genitori di 
bambini con patologia complessa, l’approccio multidisci-
plinare e il trattamento riabilitativo precoce dei bambini 
e ragazzi con tumori cerebrali, le tecniche diagnostiche 
molecolari per l’identificazione diretta di patogeni e 
dell’antibiotico resistenza da campioni clinici. In partico-
lare, nel 2017 sono stati attuati progetti innovativi rivolti 
a condizioni di alta complessità, come l’uso dell’App per 
smartphone “whatsapp” per il monitoraggio e la gestio-
ne del disturbo post traumatico da stress nei pazienti 
sottoposti ad ECMO, l’inquadramento cardiogenetico 
dei pazienti affetti da cardiomiopatia e la personalizza-
zione del ritorno ad una normale vita quotidiana dopo la 
somministrazione di radiofarmaci.

LE PILLOLE

Contenuti digitali, redatti 
dai medici dell’Ospedale

A SCUOLA DI SALUTE

Magazine Multimediale

A SCUOLA DI SALUTE

Numeri Speciali

A SCUOLA DI SALUTE

Social Video
strumenti 

di cui l’Istituto 
si è avvalso 

nel 2017
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Dipartimento 
Chirurgico

Il Dipartimento chirurgico (DC), diretto dal professor 
Alessandro Inserra, nella attuale configurazione nasce 
nel 2015, integrando le funzioni di tutte le unità opera-
tive chirurgiche ivi compreso il centro trapianti nato nel 
2009, con l’eccezione della cardiochirurgia, chirurgia ne-
onatale, cardiochirurgia e neurochirurgia. I punti di forza 
del dipartimento sono rappresentati dalle integrazioni 
di molteplici competenze specialistiche chirurgiche che 
pongono al centro il paziente pediatrico. Per promuovere 
un approccio multidisciplinare sono adottati modelli or-
ganizzativi che superano il semplice concetto di malattia 
di singolo organo o apparato. In tal senso già da tempo 
sono stati realizzati il Multidisciplinare Chirurgico I ed il 
reparto di malattie croniche complesse. L’obiettivo è rap-
presentato dalla presa incarico globale del bambino e 
dell’adolescente, al fine di offrire le migliori competenze 
per i bisogni del malato e della sua famiglia.Il dipartimen-
to Chirurgico attualmente si articola in unità operative 
complesse (uoc) unità operative semplici o semplici di-
partimentali.

nn La uoc chirurgia generale e toracica diretta dal Prof. 
Alessandro Inserra, e la uo di chirurgia della colon-
na diretta dal dott. Marco Crostelli.

nn La uoc chirurgia epatobiliopancreatica e dei tra-
pianti addominali diretta dal dott Marco Spada.

nn La uoc chirurgia endoscopica digestiva diretta dal 
dott Luigi Dall’oglio, con la uo di chirurgia pediatrica 
di Palidoro diretta dal dott. Francesco De Peppo

nn La uoc chirurgia plastica e maxillofaciale diretta dal 
dott Mario Zama, con la uo di chirurgia plastica de-
genze diretta dal dott. La Torre e la uo di odontosto-
matologia diretta dalla dott.ssa Angela Galeotti

nn La uoc chirurgia urologica diretta dal dott Nicola 
Capozza con la uo di chirurgia della continenza e 
neurourologia diretta dal dott. Giovanni Mosiello 

nn La uoc chirurgia oculistica diretta dal dott Luca Buz-
zonetti con la uo attività ambulatoriale diretta dal 
dott. Antonino Romanzo.

nn La uoc ortopedia diretta dal dott. Guido La Rosa con 
la uo di chirurgia di neuro ortopedia diretta dal dott 
Pierfrancesco Costici

nn La uoc otorinolaringoiatria diretta dal dott Giovan-

ni de Vincentis con la uo otorino dh diretta dal dott 
Piermarco Bianchi

nn La uoc chirurgia delle vie aeree diretta dal dott Ser-
gio Bottero

nn La uo di chirurgia andrologica diretta dal dott Anto-
nio Spagnoli

nn La uo di audiologia e otologia diretta dal dott Pa-
squale Marsella

nn La uoc di Traumatologia diretta dal dott. Renato Ma-
ria Toniolo 

Le unità operative operano nei presidi del Gianicolo, di 
Palidoro, di San Paolo e di Santa Marinella. Al Gianico-
lo vengono effettuati i ricoveri di massima complessità 
assistenziale, compresi i trapianti di organo; presso la 
sede di Palidoro procedure chirurgiche specialistiche e 
iperspecialistiche, sia con ricovero ordinario sia con ri-
covero di un solo giorno (day hospital - day surgery) o di 
un giorno e una notte (one day surgery); presso la sede 
di San Paolo vengono garantite le attività della chirur-
gia ambulatoriale e della day surgery. Il progresso delle 
tecniche chirurgiche ha infatti permesso l’esecuzione di 
alcuni interventi minori senza costringere il paziente a 
pernottare in ospedale, garantendo massimi standard di 
sicurezza. Ciò consente, a parità di efficacia, un minore 
stress per il paziente, che può tornare a casa lo stes-
so pomeriggio dell’intervento, un migliore utilizzo delle 
risorse dell’ospedale ed un abbattimento del tempo di 
attesa per molte procedure.

L’ileoscopia con capsula in età pediatrica

Già da qualche anno è possibile anche per i bambini os-
servare quel tratto di intestino lungo e tortuoso, così det-
to piccolo intestino, che non è possibile esplorare con un 
gastroscopio o con un colonscopio. Si tratta di deglutire 
una piccola telecamera che, passando lungo l’intestino, 
invia tantissime fotografie a formare una specie di filma-
to del rivestimento mucoso dell’intestino stesso. Oramai 
l’ileoscopia con videocapsula, si chiama così questa tec-
nica endoscopica, ha affiancato la gastroscopia, la colon-
scopia ed altri esami più invasivi per la diagnosi di molte 
malattie del tubo digerente, quali malattie infiammatorie 

croniche intestinali (il morbo di Crohn e la Colite Ulce-
rosa), le poliposi intestinali, malformazioni vascolari ed 
anche più raramente i tumori. La capsula viene deglutita 
agevolmente dalla maggior parte dei bambini a partire 
dai 7-8 anni di età; se il bambino non riesce a deglutirla 
può essere posizionata con un gastroscopio, in aneste-
sia generale, direttamente nel duodeno mediante uno 
specifico rilasciatore. La procedura necessita solo di un 
semplice digiuno dai solidi dalla sera precedente l’esa-
me, mentre si può invece bere acqua, te o camomilla fino 
a 2 ore prima dell’esame.

La capsula ha una lunghezza di 23 mm ed un diametro 
di 11 mm, le dimensioni di un capsula per farmaci. Al suo 
interno contiene una microtelecamera in grado di scat-
tare da 4-8 foto xal secondo, un sistema di illuminazio-
ne (4 led), un sistema di trasmissione ed una minibatteria 
con una autonomia di circa 15 ore. La videocapsula viene 
sospinta in avanti nell’intestino dal movimento intestina-
le (peristalsi) e dal peso stesso della capsula; il paziente 
infatti durante l’esame viene invitato a camminare per fa-
vorire l’avanzamento. Le immagini catturate vengono tra-
smesse, attraverso 9 ricevitori attaccati sulla pancia, ad un 
registratore e successivamente scaricate su un computer 
in modo tale da dare un filmato endoscopico completo 
del lume intestinale che l’operatore può analizzare. Oltre 
alla scarsa invasività un altro vantaggio è dato dalla pos-
sibilità di raggiungere zone inesplorabili con le metodiche 
tradizionali, quali il piccolo intestino (digiuno e ileo). L’ileo-
scopia con capsula rappresenta una “piccola” rivoluzione 
per la diagnosi delle malattie del piccolo intestino.

Facciamo “dimagrire” le tonsille

Negli ultimi anni sono progressivamente aumentati, 
soprattutto nei bambini più piccoli, i disturbi respiratori 
dovuti all’eccessivo volume di adenoidi e tonsille che, 
per quanto sane, occupano sostanzialmente il posto ne-
cessario al normale passaggio dell’aria. Questi piccoli 
pazienti non presentano infezioni ricorrenti, ma esclu-
sivamente disturbi respiratori, soprattutto notturni, che 

vanno dalla respirazione orale, al semplice russamento, 
alle apnee notturne, anche gravi. Sino a qualche anno 
fa non esistevano alternative all’intervento di adenoton-
sillectomia, che comportava l’asportazione radicale di 
tonsille che, per quanto non malate, erano solo troppo 
voluminose. 

Recentemente la tecnologia ci ha consentito un’alterna-
tiva al sacrificio di un organo sano: la possibilità, cioè, di 
ridurre il volume tonsillare mediante le radiofrequenze, 
senza dover arrivare alla loro completa asportazione. 
L’utilizzo di un manipolo a radio-frequenze, consente in 
sostanza di “vaporizzare” parte del tessuto tonsillare, ri-
ducendo il volume dell’organo e, di fatto, facendolo “di-
magrire” di quel tanto che serve a garantire il normale 
passaggio dell’aria. 

Questo intervento, che si chiama tonsillectomia intra-
capsulare mediante coblator (intracapsular coblation 
assisted tonsillectomy), consente, quindi, di risolvere i 
problemi respiratori senza mutilare il sistema immunita-
rio del bambino e permette una netta diminuzione del-
le complicanze emorragiche post-operatorie (dall’1.02% 
della tonsillectomie tradizionali allo 0.17% di quelle ese-
guite con radio-frequenze) e comporta un decorso dopo 
l’intervento con dolore molto inferiore, una minor durata 
della febbre post-operatoria ed una ripresa delle normali 
attività molto più rapida. 

Al Bambino Gesù l’Unità Operativa di Otorinolaringoiatria 
effettua la riduzione tonsillare con radiofrequenze presso 
la Sede di Palidoro e dal 2013 l’intervento viene eseguito 
in regime di ricovero in Day Surgery, vista la bassa inci-
denza delle complicanze ed il più agevole decorso dopo 
l’operazione. Questo modello assistenziale ci permette 
di limitare l’ospedalizzazione ed il distacco del bambino 
dal nucleo familiare: il paziente si ricovera la mattina, vie-
ne operato e, se le condizioni sono idonee, torna a casa 
a metà pomeriggio. La tonsillectomia totale tradizionale 
comporta, al contrario, di passare in ospedale la notte 
dell’intervento.

RICOVERI ORDINARI ACUTI	 10.934

DAY HOSPITAL ACUTI	  6.232 

DAY SURGERY	  5.143 

Prestazioni ambulatoriali	  195.488 

I NUMERI 
DEL DIPARTIMENTO
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Christy

Lui si chiama Christy, ha 13 anni. Viene da Bangui, dove vive 
con la nonna e il papà, in una casa in centro. Il papà lavora in 
aeroporto, la mamma con cinque sorelline. Il 4 novembre 2015 
Christy si trova, come tutte le mattine, sul pullmino che lo porta 
a scuola. Alcuni soldati armati irrompono sul mezzo e iniziano 
a sparare con le mitragliatrici sui passeggeri. Tra di loro, tanti 
bambini con lo zainetto in spalla. Una raffica di colpi raggiunge 
Christy alle gambe. Continuano a sparare. Christy cade, tra corpi 
di uomini, donne, bambini. I suoi compagni di viaggio. Qualcuno 
è ferito. Ma ci sono tanti morti, vicino a lui. Capisce che per 
sopravvivere deve fingersi morto anche lui.

Quando il rumore delle mitragliate si fa più lontano, Christy 
capisce che può chiedere aiuto. Solleva una mano, un braccio, cerca 
qualcuno che possa portarlo via da quell’incubo. Una donna lo 
prende con sé, lo porta all’ospedale di Bangui. La seconda vita di 
Christy comincia lì. Da una lettera consegnata “ad un amico di 
Papa Francesco”, in occasione della visita del Pontefice all’ospedale 
pediatrico della capitale della Repubblica Centrafricana. In quella 
lettera c’è scritto: “Aiutami”. In ospedale Christy non trova soltanto 
chi gli ridà l’uso delle gambe, ma anche quell’affetto e sostegno che 
gli fanno tornare la fiducia nel futuro. E Christy torna a anche a 
scuola, ove frequenta con grande profitto, imparando con facilità 
l’italiano, e poi chiedendo di poter apprendere inglese e spagnolo. La 
scuola rappresenta per lui una ancora di salvezza, la certezza di un 
progetto per il futuro. 

Rayenne e Djihene

Due gemelle siamesi di 17 mesi unite per il torace e per l’addome 
sono state separate con successo al Bambino Gesù. L’intervento 
di separazione su Rayenne e Djihene, provenienti dall’Algeria, è 
durato 10 ore ed è stato eseguito da un team multidisciplinare di 
circa 40 persone guidato dal prof. Alessandro Inserra, direttore 
del Dipartimento Chirurgico. Per preparare l’intervento sono stati 
realizzati modelli e stampe 3D delle gemelle. Una speciale procedura 
ha consentito di dimezzare la durata dell’operazione (in media 
di 18-20 ore) riducendo il tempo di esposizione delle bambine 
all’anestesia.

Nella storia dell’Ospedale è il secondo caso di separazione di gemelli 
siamesi. L’unico altro intervento di questo tipo risale all’inizio degli 
anni 80, più di 30 anni fa, e fu eseguito su due gemellini maschi. 
Anche in quel caso si trattava di siamesi toraco- onfalopaghi (con 
torace e addome uniti). Il percorso clinico e chirurgico delle piccole 
pazienti algerine rientra nell’ambito delle missioni umanitarie 
promosse dall’Ospedale pediatrico della Santa Sede. Nel 2016 i casi 
pro bono sono stati circa 50. Cosa avevano in comune. Cosa è stato 
ricostruito. Rayenne e Djihene avevano in comune la gabbia toracica 
e la cavità addominale, il pericardio (la membrana che riveste il 
muscolo cardiaco) con due cuori dentro e il fegato, ma con una rete 
vascolare speculare e distinta che ne permetteva la separazione. Nel 
corso dell’intervento sono state divise le costole e il fegato; ricostruiti 
lo sterno (prima inesistente) e il diaframma; è stato diviso e ricreato 
il pericardio con sostanze biologicamente compatibili; sono stati 

ricostruiti addome e parete toracica. La quantità di pelle necessaria 
per concludere l’operazione è stata ottenuta inserendo ai lati del 
tronco delle gemelline, nei mesi precedenti l’intervento di separazione, 
due espansori cutanei in silicone. Il giorno dell’intervento. “La 
chiave del successo di un intervento così complesso - sottolinea 
Alessandro Inserra, Direttore del Dipartimento chirurgico - è stato 
proprio lo scambio di esperienze e il confronto continuo tra alcune 
delle migliori professionalità del Bambino Gesù che si sono prodigate 
senza riserve in ogni segmento del percorso che ci ha portati fino 
a qui. La fase di studio è stata curata in ogni dettaglio così che 
al momento dell’intervento ognuno sapesse esattamente dove e 
come operare. Tutto ciò ha consentito di portare a termine tutto 
l’intervento nello stesso giorno con diverse unità chirurgiche che 
hanno lavorato a ritmo serrato non più di tre ore ciascuna. 

Affrontare questo lungo cammino con i colleghi, il personale 
coinvolto e i genitori delle piccole che non ci hanno fatto mai 
mancare il loro sostegno, è stata un’esperienza esaltante a livello 
umano e professionale. Gli organi stampati in 3D. Stampa degli 
organi in 3D, TAC e risonanze tridimensionali sono gli strumenti di 
ultimissima generazione utilizzati dai chirurghi per studiare il caso 
clinico e per pianificare l’intervento. Durante la fase di indagine, 
la struttura, gli organi, la rete vascolare e le dimensioni delle 
gemelline sono state “replicate” in ogni dettaglio. La preparazione 
all’intervento di separazione è durata quasi un anno: 11 mesi 
(da novembre 2016 a ottobre 2017) per consentire all’organismo 
delle gemelle di sostenere un’operazione chirurgica così complessa e 
aggressiva. Gli studi clinici sono stati condotti da medici e specialisti 
di 7 diverse aree: Chirurgia generale, Neonatologia, Chirurgia 
plastica, Cardiochirurgia, Anestesiologia e rianimazione, Chirurgia 
epato-bilio-pancreatica, Diagnostica per immagini L’Intervento. 

L’operazione è stata eseguita sabato 7 ottobre 2017 e è durata circa 
10 ore, 2 delle quali dedicate alla preparazione anestesiologica, 
le restanti alla separazione delle gemelle e alla ricostruzione di 
addome e torace. Al tavolo operatorio si sono avvicendate 5 
équipe chirurgiche a cui era stata assegnata una precisa fase 
dell’intervento. Dopo la separazione, la procedura di ricostruzione è 
stata condotta in parallelo in 2 sale operatorie. Grazie a questo tipo 
di organizzazione, è stato possibile ridurre la durata dell’operazione 
e quindi il tempo di esposizione delle bambine all’anestesia. Dopo un 
periodo di osservazione in terapia intensiva, il 24 ottobre le piccole 
algerine sono potute tornare nel reparto di Chirurgia. 
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Dipartimento 
Emergenza Accettazione e ARCO

Il dipartimento di emergenza accettazione (DEA) rappre-
senta dal 1999 il principale centro di emergenza pediatri-
ca italiano con l’accesso di oltre 84.000 pazienti l’anno. 
Il Dipartimento, sede del DEA di II livello, é organizzato 
in una struttura denominata pediatria dell’emergenza, 
che assicura la presa incarico h24 di tutte le emergenze 
pediatriche garantendo nei casi che le richiedono il rico-
vero nelle degenze del Dipartimento o negli altri reparti 
dell’Ospedale. I casi più critici vengono trattati presso la 
area rossa del Dipartimento. Presso la sede di Palido-
ro insiste il Pronto Soccorso Pediatrico, funzionalmente 
collegato con il DEA del Gianicolo.

ARCO è acronimo di anestesia rianimazione e camere 
operatorie e rappresenta l’organizzazione che raccoglie 
l’insieme di professionisti, strutture e servizi che rendo-
no possibili le attività delle terapie intensive e degli in-
terventi chirurgici. Le attività della chirurgia minore, ero-
gata in regime ambulatoriale o di day Surgery, vengono 
erogate nelle sedi di Palidoro e San Paolo. L’azione del 
Dipartimento DEA-ARCO non può prescindere dalla ne-
cessità di costante e proficuo rapporto con i pediatri di 
libera scelta e la medicina del territorio a garanzia di un 
servizio efficace e mirato. 

Presso la Pediatria dell’Emergenza del Dipartimen-
to di Emergenza Accettazione (DEA) afferiscono tutte 
le patologie pediatriche acute mediche, chirurgiche e 
traumatologiche. Vengono accettati bambini da 0 a 18 
anni non compiuti che effettuano un percorso-paziente 
standardizzato. Fanno eccezione tutti i pazienti affetti da 
patologie croniche (fibrosi cistica, cardiopatie congenite 
complesse, malattie metaboliche, malattie renali, etc.) 
già seguiti presso l’Ospedale, che necessitano di cure 
specialistiche, che vengono accettati senza limiti di età 
per la cura della loro patologia di base. 

I genitori possono condurre i piccoli pazienti presso il 
Dipartimento di Emergenza (Pronto Soccorso) a tut-
te le ore, tutti i giorni della settimana, senza appunta-
mento. Viene assicurata un’assistenza 24 ore su 24. Il 
principio-ispiratore è quello di offrire nei tempi più brevi 
possibili, in relazione alle condizioni del paziente, la più 

efficace e completa assistenza sanitaria. Nel gruppo dei 
pediatri che seguono i pazienti, sono presenti specialisti 
con formazione specifica nelle varie branche della pe-
diatra: pneumologia, cardiologia, neurologia, gastroen-
terologia, neonatologia

L’Area Rossa è la Rianimazione dedicata alla gestione 
dei i bambini con compromissione delle funzioni vitali 
provenienti dal territorio. La sua collocazione non espri-
me solo un area di degenza per il bambino critico ma 
ha un ruolo funzionale, essendo punto di arrivo del per-
corso del bambino in regime di emergenza/urgenza. Da 
una attività iniziale finalizzata all’impiego di monitoraggi 
avanzati e tecniche di supporto rianimatorio (farmacolo-
gico, meccanico e strumentale) si è progressivamente 
maturata una esperienza ed una cultura in tutti i princi-
pali ambiti clinici e nella gestione di qualsiasi esigenza 
del bambino critico dall’età neonatale a tutte le fasce 
pediatriche.

Tutti i Rianimatori dell’équipe sono formati nella gestione 
di condizioni cliniche critiche e nella gestione dei prin-
cipali aspetti organizzativi che gli consente di poter ri-
coprire il ruolo di Hospital Disaster Manager in corso di 
Maxiemergenze.

Le aree in cui sono state sviluppate particolari compe-
tenze sono:

nn gestione del bambino con insufficienza respiratoria 
non rispondente a tecniche di supporto convenzio-
nale e necessità di tecniche ventilatorie non con-
venzionali tra cui l’ECMO (ExtraCorporeal Membrane 
Oxygenation) ; per cui l’Ospedale partecipa ad un 
programma nazionale nell’ambito di una Rete, con 
attivazione di un ECMO Team.

nn gestione del politrauma e del neurotrauma per bam-
bini provenienti dal territorio, mediante il sistema re-
gionale ed extraregionale del 118, sia con trasporto 
su ruota che mediante l’utilizzo dell’Elisuperficie del-
lo Stato Città del Vaticano

nn gestione del bambino colpito da arresto cardiaco 
mediante impiego di Ipotermia Terapeutica e se ne-

cessario un supporto extracorporeo (ECMO Rescue) 
nn gestione del bambino intossicato (consulenza tele-

fonica, gestione clinico-assistenziale negli avvele-
namenti maggiori), con una costante collaborazione 
con i Centri Antiveleni Nazionali, estendendosi an-
che su un ambito extraregionale.

nn gestione dell’emergenza in ambito Onco-Ematologi-
co, in ogni fase del percorso terapeutico, sia nelle 
aree di degenza del Dipartimento che in Area Rossa 

La formazione continua ha, infine, un ruolo sia per sod-
disfare le esigenze formative dell’ospedale (PALS, BLS, 
PEARS, Simulazione, Corsi su tecniche di Ventilazione 
Non Invasiva, Crisis Resource Management) sia per ga-
rantire il mantenimento degli standard qualitativi e di 
sicurezza di Medici ed Infermieri dell’Area Rossa, in rela-
zione alla complessità del contesto in cui operano.

L’Anestesia Rianimazione, Camere Operatorie (A.R.C.O.) 
- Roma garantisce le prestazioni anestesiologiche (oltre 
diecimila annue) sia in regime d’urgenza che in regime 
programmato per le Unità Operative di Chirurgia Gene-
rale, Chirurgia Digestiva, Chirurgia Neonatale. Ortopedia 
e Traumatologia, Urologia e Urodinamica, Otorinolarin-
goiatria, Neurochirurgia e Neurotraumatologia, Chirurgia 
del Rachide, Trapiantologia, Chirurgia Plastica e Maxillo-
facciale. 

Il Servizio è dotato delle più moderne tecnologie per 
l’assistenza del paziente in anestesia ed in particolare 
utilizza: 

nn sistemi di monitoraggio per l’attività cerebrale in ane-
stesia

nn presidi di videolaringoscopia per l’intubazione diffi-
cile

nn ecografia per le anestesie loco regionali controllate 
e per gli accessi venosi centrali.

Garantisce inoltre le visite anestesiologiche in regime di 
ricovero o ambulatoriale al fine di valutare attentamente 
i pazienti da operare e informare sulla procedura aneste-
siologica più opportuna alla quale verranno sottoposti. L’ 
U.O. esplica, inoltre, attività legate alla ricerca scientifica 
applicata, insegnamento, attività formativa-educativa e 
informazione dell’utenza.

L’Anestesia Rianimazione, Camere Operatorie (A.R.C.O.) 
- Palidoro è dedicato al monitoraggio intensivo post-o-
peratorio, dei lattanti, dei bambini e degli adolescenti 
che per le loro particolarità cliniche richiedono un trat-
tamento intensivo dopo l’intervento chirurgico partico-
larmente complesso. In Rianimazione vengono assistiti, 
sia nella fase critica che in quella cronica, bambini con 
grave insufficienza respiratoria per severe patologie 
al sistema nervoso e/o muscolare. Assicura inoltre il 
supporto ad eventuali emergenze interne o del primo 
soccorso. Nell’aria intensiva sono seguiti in media 200 
post-operatori e vengono dimessi a domicilio in media 
circa 10 pazienti l’anno, pazienti affetti da gravissima 
insufficienza respiratoria cronica e che necessitano di 
ventilazione meccanica. La guardia del rianimatore è as-
sicurata per 24H al giorno.

GIUSY 

Quando la Signora Paola parla della sua bambina le si illuminano 
gli occhi. Si chiama Giusy e tra un mese compie 1 anno; ad un 
mese dalla nascita Giusy ha presentato serie difficoltà respiratorie; 
sembrava una semplice infezione ed invece, dopo approfondite 
indagini genetiche, si è arrivati alla diagnosi. 

Per iniziare il percorso di cure Giusy ha lasciato la sua Puglia; il 
nostro Ospedale per lei è diventata la sua seconda Famiglia. Con i 
suoi occhioni grandi e la sua vivacità ha conquistato il Personale 
dei reparti che l’hanno ospitata, dalla Broncopneumologia, alla 
TIN, alla Rianimazione, all’Area Rossa. 

Sono diventati tutti “zii di Giusy” pronti a riservarle coccole, a 
riempirla di giocattoli, regali, vestitini. Da ognuno di loro - Medici, 
Infermieri, Volontari, Cappellani – la Signora Paola attinge 
quotidianamente una buona dose di energia, speranza, fiducia, 
indispensabili per non perdersi d’animo e trasmettere alla sua 
piccola tutta la forza ed il sostegno di cui ha bisogno.

RICOVERI ORDINARI ACUTI	  2.086 

Prestazioni ambulatoriali	  6.232 

PRONTO SOCCORSO	   84.036   

I NUMERI 
DEL DIPARTIMENTO
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Prestazioni ambulatoriali	   72.374

PRESTAZIONI PAZIENTI INTERNI	   105.473  
I NUMERI 
DEL DIPARTIMENTO

Dipartimento 
Immagini

Diagnostica per immagini è la traduzione del termine 
anglosassone “imaging” che definisce quella branca 
della medicina che utilizza differenti fonti di energia per 
ottenere la rappresentazione anatomica bidimensionale 
o tridimensionale del corpo umano.  Ovviamente, per 
produrre immagini è necessaria una interazione ener-
getica con i tessuti: nel caso della Risonanza il pazien-
te è sottoposto ad alto campo magnetico e a onde di 
radiofrequenza, nelle radiografie e nelle TAC vengono 
utilizzate radiazioni X, nell’Ecografia e nell’ecoDoppler 
gli ultrasuoni. Teoricamente il rischio maggiore è legato 
all’uso dei raggi X e ogni esame (soprattutto TAC) deve 
essere ponderato in termini di costo/beneficio. II rischio 
potenziale sarebbe comunque basso. In sintesi il nostro 
compito è interagire positivamente nella catena diagno-
stica con un approccio integrato e coerente.

Imaging del fegato pancreas ed intestino

Le principali attività svolte consistono nella diagnostica 
strumentale di I e II livello (Ecografia con color e power 
Doppler, Elastosonografia, Imaging avanzato con TC e 
RM). L’Elastosonografia con tecnica ARFI è una metodica 
non invasiva che valuta la “rigidità del fegato”, indice in-
diretto di fibrosi. Pertanto questo esame fornisce al me-
dico una informazione importante riguardo l ‘evoluzione 
della malattia epatica necessaria per prendere eventuali 
decisioni terapeutiche. Nel management del trapianto 
che è il trattamento di scelta dell’insufficienza epatica 
ed intestinale terminale, la diagnostica per immagini rap-
presenta uno strumento fondamentale per misurare lo 
stato di salute dell’organo trapiantato e nella valutazione 
multimodale del donatore vivente.

L’imaging cardiaco

Da alcuni anni è presente in ospedale il servizio di Riso-
nanza Magnetica e Tomografia Comuterizzata dedicato 
allo studio del sistema Cardiovascolare (Cardio-RM e 
Cardio-TC), che fa capo al Dipartimento di Diagnosti-
ca per Immagini e che effettua esami strumentali pre-
valentemente per il Dipartimento Medico-Chirurgico di 
Cardiologia Pediatrica (DMCCP). Nella diagnostica car-

diologica Ia Cardio-RM è una metodica ormai cruciale 
in quanto consente di ottenere in maniera non invasiva 
informazioni dettagliate sull’anatomia e sulla funzione 
cardiaca. La Cardio-RM è un esame non doloroso né 
invasivo, tuttavia abbastanza lungo sia nella fase di ac-
quisizione delle immagini (da 45 minuti a un’ora circa) 
che nella fase di elaborazione dei dati ottenuti. Nel 2011 
è stata installata al Bambin Gesù la prima TC multistra-
to “superveloce” e per la prima volta è stato possibile 
eseguire esami sul cuore in bambini anche piccolissimi 
con una bassissima esposizione a radiazioni ionizzanti. 
L’utilizzo di questa apparecchiatura ha consentito in au-
mentare il potere diagnostico delle metodiche non inva-
sive cardiologiche, in particolare è stato possibile studia-
re l’anatomia di strutture vascolari piccolissime come le 
coronarie, nella maggior parte dei casi senza necessità 
di ricovero, né di anestesia. Da alcuni anni è presente 
una seconda TC presso la sede di Palidoro ugualmente 
performante e dove vengono anche eseguiti esami Car-
dio-TC ambulatoriali o in regime di Day-Hospital.

L’Imaging 3D

A partire da immagini radiologiche (TC e Risonanza Ma-
gnetica) si arriva alla realizzazione di modelli 3D pazien-
te-specifici complessi. I principali destinatari dell’utiliz-
zo del modelling e della stampa 3D in ospedale sono i 
medici, i pazienti e i genitori. Tipico esempio il recente 
intervento di separazione delle gemelle siamesi tora-
copaghe per le quali sono stati realizzati modelli tridi-
mensionali complessi prodotti tramite stampa 3D. Si è 
evidenziato come tali modelli abbiano fortemente con-
tribuito ad una riduzione marcata dei tempi operatori (10 
ore anziché 18/20).

Radiologia interventistica

È la branca della Radiologia che si occupa della diagno-
stica per immagini invasiva (angiografia, contrastografie 
dirette per puntura percutanea, biopsie percutanee eco 
o TC guidate) e di terapia mediante l’impiego delle me-
todiche di imaging come sistemi di guida e di controllo. 
Si divide in due campi applicativi: procedure intravasco-

lari e procedure extravascolari, per le quali è previsto 
l’impiego di una più metodiche di imaging (ecografia, 
angiografia, TC, fluoroscopia). Nella realtà pediatrica la 
Radiologia interventistica collabora con la maggior par-
te delle branche specialistiche mediche e chirurgiche 
e presenta alcune peculiarità rispetto all’applicazione 
nell’adulto fornendo un servizio per l’impianto di Cateteri 
Venosi Centrali a medio e lungo termine e di cateteri per 
dialisi, un contributo nella gestione del trapianto di fe-
gato, un contributo diagnostico e terapeutico nelle ano-
malie vascolari, un importante supporto nella cura delle 
patologie cerebro-vascolari ed un ruolo diagnostico e 
terapeutico in alcune patologie ossee mediate biopsia 
e terapia ablativa. Con questi presupposti la Radiologia 
Interventistica dell’Ospedale Pediatrico Bambino Gesù 
eroga circa 1300 prestazioni / anno con una ripartizione 
percentuale, per tipologia di prestazione, simile a quella 
dei maggiori Ospedali Pediatrici Europei.

MEDICINA NUCLEARE

La medicina nucleare è una branca della diagnostica per 
immagini che utilizza sostanze radioattive (radiofarmaci) 
sia a scopo diagnostico, tradizionale o PET, che tera-
peutico. Il ruolo della Medicina Nucleare nella moderna 
diagnostica per immagini è importante, essendo la più 
efficace disciplina nella produzione di un sistema di ima-
ging funzionale. Le principali indicazioni della Medicina 
Nucleare tradizionale in pediatria sono in campo nefro-u-
rologico, oncologico, gastroenterologico, reumatologico 
ed endocrinologico. 

La PET è usata soprattutto in oncologia clinica, per la sta-
diazione dei tumori e per valutare la risposta alla terapia, 
in cardiologia, in neurologia e per lo studio dei processi 
infettivo-infiammatori. Le scansioni PET sono in grado 
di rilevare alterazioni a livello biologico molecolare che 
spesso precedono l’alterazione anatomica, attraverso 
l’uso di marcatori molecolari che vengono assorbiti in 
modo diverso a seconda del tessuto interessato. Le im-
magini vengono realizzate mediante macchine “ibride” 
cioè tomografi PET-TC o PET-RM, nei quali il sistema di 
rilevazione PET ed un tomografo TC o RM di ultima gene-
razione sono assemblati in un unico gantry e controllati 
da un’unica console di comando. 

Accanto alla diagnostica per immagini abbiamo citato 
la terapia radiometabolica che si effettua impiegando 
sostanze che, legandosi ai tessuti patologici con mec-
canismi simili ai farmaci usati in campo diagnostico, con-
sentono di colpirli in maniera selettiva e con un’alta dose 

di radiazioni ad alto trasferimento di energia (come le 
particelle beta-meno o alpha) risparmiando in larga mi-
sura i tessuti sani. 

Neuroradiologia

La Neuroradiologia è la branca della Diagnostica per 
Immagini che si occupa dello studio delle patologie del 
sistema nervoso centrale (encefalo e midollo spinale) e 
si basa prevalentemente sull’uso della Risonanza Ma-
gnetica (RM) e della Tomografia Computerizzata (TC). 
Gli esami neuroradiologici vengono eseguiti con appa-
recchiature di ultima generazione che permettono studi 
morfologici convenzionali ed applicazioni di “Imaging 
Avanzato”: un insieme di tecnologie (RM funzionale per 
lo studio dell’attivazione corticale, trattografia, studi di 
diffusione, spettroscopia, perfusione senza e con l’u-
tilizzo di mezzo di contrasto) che rende possibili studi 
complessi in vivo della struttura anatomo-funzionale del 
sistema nervoso centrale con la fase di elaborazione 
(post-processing) successiva alla fase di acquisizione 
dell’esame. Il post-processing nell’Imaging Avanzato si 
avvale della collaborazione della Fisica Sanitaria per ot-
timizzare i risultati.

L’interpretazione dei dati ottenuti fornisce informazioni 
necessarie in fase diagnostica, nella pianificazione chi-
rurgica in caso di tumori cerebrali, disturbi neurologici 
quali epilessia e per lo studio di altre patologie in ambito 
neurologico/neuropsichiatrico infantile. La RM funziona-
le (fMR) consente di studiare l’encefalo mentre il Pazien-
te esegue attività specifiche. La fMRI viene eseguita con 
una apparecchiatura RM convenzionale ad alta intensità 
di campo ed utilizza un campo magnetico sicuro, non 
invasivo e onde a radiofrequenza. La tecnica utilizzata 
analizza i cambiamenti del flusso sanguigno nel cervello 
(tecnica BOLD), in modo tale da individuare quali aree 
del cervello sono attivate durante una particolare attività 
e dunque quale parte del cervello controlli tali compiti. 

La trattografia consente di valutare l’organizzazione e 
l’orientamento delle fibre della sostanza bianca encefa-
lica. La trattografia è utile per la pianificazione preope-
ratoria e per la comprensione della propagazione delle 
crisi nell’epilessia ed in altri disturbi cerebrali. La Neu-
roradiologia dell’Ospedale Pediatrico Bambino Gesù 
dispone di due apparecchiature RM, di cui una ad alto 
campo magnetico (3T) ed 1 TC nella sede del Gianicolo 
e di una RM e una TC nella sede di Palidoro ed eroga 
prestazioni per pazienti in regime di urgenza, di ricovero 
ordinario, in Day Hospital e ambulatoriale.
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Prestazioni ambulatoriali	   1.334.185  

PRESTAZIONI PAZIENTI INTERNI	   3.046.574  
I NUMERI 
DEL DIPARTIMENTO

Dipartimento 
Laboratori

Il Dipartimento dei Laboratori (DL) si occupa di tutte le at-
tività proprie della Medicina di Laboratorio, e si prefigge 
l’obiettivo di fornire con tempestività risposte esaustive 
alle problematiche cliniche dei pazienti ambulatoriali e 
ricoverati, collaborando alla definizione di percorsi dia-
gnostici e terapeutici ottimali.

Il DL è composto da 5 Unità Operative:

nn Laboratorio Analisi Chimico-Cliniche RM-PA
nn Microbiologia, Parassitologia, Virologia
nn Anatomia Patologica
nn Laboratorio Genetica Medica
nn Servizio Immunoematologia e Medicina Trasfusionale.

Le principali attività del DL sono:

nn Indagini relative all’identificazione degli agenti re-
sponsabili di malattie infettive;

nn Diagnosi isto-citopatologiche ed ultrastrutturali, ci-
togenetiche, di genetica molecolare e relative alla 
diagnostica biochimica, chimico-clinica ed ematolo-
gica funzionali all’inquadramento di forme morbose 
di varia origine;

nn Indagini di chimica clinica, immunoematologia eritro-
cita ed ematologia funzionali;

nn Raccolta di sangue intero ed emocomponenti, la-
vorazione del sangue intero per la produzione di 
emocomponenti, validazione biologica degli emo-
componenti e distribuzione degli stessi al fine di 
soddisfare le richieste trasfusionali dell’OPBG e con-
tribuire all’autosufficienza regionale. Sono inoltre 
eseguite procedure di aferesi terapeutica.

Nel 2017 il DL è stato interessato dalle seguenti modifi-
che organizzative:

nn Nomina del nuovo Direttore
nn Istituzione della U.O. di Microbiologia/Parassitologia/

Virologia
nn Inserimento del Servizio di Immunoematologia e Me-

dicina Trasfusionale

Sempre nel corso del 2017, sono stati significativamente 
perfezionati, o portati a compimento, i seguenti obiettivi-

Obiettivi dipartimentali comuni
	

nn Mantenimento della certificazione di qualità ISO 
9001 :2015 con costante revisione, aggiornamento 
e integrazione della documentazione di riferimento.

nn Ampliamento dell’offerta standard, per test specia-
listici o eseguibili in regime di urgenza. Inoltre, in 
collaborazione con la Funzione Sistemi Informativi, è 
stato inserito per tutti gli esami informatizzati eseguiti 
dalle UU.OO. del Dipartimento, un sistema di ricerca 
online, distinto per offerta standard dell’utente am-
bulatoriale o ricoverato, che garantisce una risposta 
sempre aggiornata ed esaustiva.

nn Istituzione, per ora in via sperimentale, di Unità Ope-
rative a dipendenza funzionale interdipartimentale, 
con lo scopo di costruire percorsi integrati di cura, 
sia territoriali che ospedalieri, orientati alla continuità 
e alla completezza della presa in carico del minore 
con un problema di salute, mediante la pianificazione 
di programmi diagnostici, terapeutici ed assistenziali 
strettamente correlati tra loro, e centrati sul paziente.

nn Applicazione di un programma di formazione del 
personale tecnico delle UU.OO. del Dipartimento, 
finalizzato all’acquisizione di competenze specifiche 
di settore.

Obiettivi della U.O. Laboratorio Analisi

nn Aumento delle prestazioni ambulatoriali nei Centri 
Prelievi di tutte e tre le sedi Ospedaliere rispetto al 
2016, per un ampliamento degli orari di apertura al 
pubblico e una maggiore disponibilità del numero di 
consulte.

nn Revisione dei tempi di risposta degli esami, al fine di 
garantire il minor tempo necessario per la loro ese-
cuzione.

nn Implementazione, in collaborazione con il Controllo 
di Gestione, di una metodologia per la rilevazione e 
l’attribuzione dei costi sostenuti per eseguire i test 
di laboratorio, suddividendoli per classi di esami in 

base al tempo stimato di esecuzione, e comparan-
doli con le tariffe applicate dall’attuale Nomenclatore 
Regionale del 21/03/2013.

nn Applicazione, dal mese di aprile, del software Prome-
teo Appropriatezza per la prescrizione di numerosi 
esami di biochimica clinica, mediante l’inserimento 
di regole di invarianza biologica. Questo progetto 
continuerà ad essere sviluppato negli anni succes-
sivi, insieme alla messa a punto di profili diagnostici 
per patologia, al fine di ottenere la prescrizione più 
appropriata al sospetto diagnostico, applicabile nelle 
diverse UU.OO. dell’Ospedale.

nn Il Gruppo Multidisciplinare POCT, che coinvolge oltre 
al Laboratorio Analisi, la Direzione Sanitaria, la Fun-
zione Ingegneria Clinica, la Farmacia e i Sistemi In-
formativi, ha provveduto ad una accurata valutazione 
della distribuzione dei Point of Care, raggiungendo 
una ottima informatizzazione e possibilità di control-
lo centralizzato della maggior parte delle strumenta-
zioni, che ha visto la sua maggiore applicazione nella 
gestione notturna del PS di Palidoro esclusivamente 
con tale procedura.

nn Indizione, nel mese di ottobre, dell’Indagine di Mer-
cato per la fornitura di sistemi diagnostici per il La-
boratorio Analisi, per la creazione di un Corelab ad 
elevata complessità, automazione e performance, 
funzionante tutti i giorni h24, che possa assorbire 
la maggior parte delle attività diagnostiche del La-
boratorio per l’utenza interna ed esterna, ed accom-
pagnata dall’introduzione della posta pneumatica 
per la movimentazione intraospedaliera di provette, 
campioni o sacche di sangue.

Obiettivi della U.O. Laboratorio  
di Genetica Medica

nn Ampliamento dell’offerta standard, con possibilità di 
indagare circa 2.200 geni malattia coinvolti in oltre 
1.100 malattie genetiche.

nn Possibilità di analizzare l’intero mendelioma (eso-
ma clinico) che comprende in un unico esperimento 
4.800 geni di rilevanza clinica (presenti in OMIM) per 
oltre 6.000 fenotipi mendeliani. L’implementazione 
dei test genetici costituisce per il nostro Ospedale 
un importante strumento diagnostico per tutte le 
aree specialistiche (ad es. Cardiologia, Nefrologia, 
Oftalmologia, Malattie Rare, ecc.) ove sia prevista 
una valutazione clinica preliminare delle indicazio-
ni ed una successiva interpretazione, spesso con il 
coinvolgimento non solo dell’individuo ma anche dei 
familiari diretti.

nn Costruzione di un percorso finalizzato ad aumentare 
il tasso di successo diagnostico migliorando l’appro-
priatezza prescrittiva, e di conseguenza la riduzione 
dei tempi di diagnosi, mediante piattaforme del se-
quenziamento NGS dell’esoma e/o pannelli di geni 
malattia.

nn Introduzione, grazie alle nuove tecnologie, di un test 
genetico prenatale non invasivo, a partire dal primo 
trimestre di gravidanza, per lo studio di alcune pa-

tologie genetiche del feto, come le aneuploidie cro-
mosomiche (13,18 e 21) e le mutazioni puntiformi in 
malattie monogeniche specifiche.

Obiettivi della U.O. Anatomia Patologica

nn Attivazione della reperibilità tecnica per le urgenze 
notturne e festive.

nn Implementazione dell’attività di genetica molecolare 
già esistente ed introduzione di nuove analisi gene-
tiche per le patologie congenite intestinali (patologia 
del microvillo, “tufting enteropathy”).

nn Attivazione di collaborazioni esterne per esami isto-
logici di casistica proveniente da altre strutture sani-
tarie, in particolare per patologia pediatrica tumorale 
e renale non neoplastica.

nn Centralizzazione nazionale dei Tumori renali pedia-
trici (in condivisione con l’Istituto Tumori di Milano).

nn Diagnostica citologica estemporanea su apposizioni 
di biopsie ossee.

Obiettivi della U.O. Servizio  
Immunoematologia e Medicina Trasfusionale

nn Introduzione del test per lo studio della refrattarietà 
alla trasfusione piastrinica.

nn Introduzione del test per la ricerca di anticorpi an-
ti-HLA nell’ambito dei trapianti di organo e cellule 
staminali.

nn Terapia desensibilizzante con plasmaferesi per la pre-
venzione del rigetto di trapianto anti-HLA mediato.

nn Attivazione della produzione di pool di buffy-coats 
per la terapia trasfusionale piastrinica.

nn Ottimizzazione della raccolta di cellule staminali e 
linfociti nell’ ambito dei protocolli di immunoterapia 
e terapia genica dell’Onco-ematologia

Obiettivi della U.O. Microbiologia, 
Parassitologia, Virologia

nn Miglioramento della sensibilità e della specificità dei 
test diagnostici per infezioni da micobatteri tubercola-
ri e non tubercolari, con anche introduzione di proce-
dure di diagnostica molecolare di ultima generazione.

nn Ampliamento dell’offerta standard per l’identificazio-
ne di infezioni batteriche e fungine (ad es., sifilide, 
gastroenteriti), e introduzione, nella routine, di un fla-
cone per emocoltura dedicato a pazienti con peso 
corporeo superiore a 13 kg, in un percorso volto al 
miglioramento dell’appropriatezza diagnostica per la 
diagnosi di infezioni sistemiche.

nn Implementazione nella diagnostica routinaria della 
metodica Pulsed Field Gel Electrophoresis (PFGE) 
per la genotipizzazione di isolati batterici a fini epi-
demiologici.

nn Ampliamento dell’offerta standard nella diagnosti-
ca delle infezioni virali, associata ad introduzione di 
nuove tecnologie di analisi che hanno consentito in 
parallelo di ridurre i tempi di refertazione e l’impegno 
del personale tecnico.
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RICOVERI ORDINARI ACUTI	    1.879   

DAY HOSPITAL ACUTI	   4.792   

Prestazioni ambulatoriali	    83.081   

I NUMERI 
DEL DIPARTIMENTO

Dipartimento 
Medico Chirurgico 
di Cardiologia Pediatrica

Il DMCCP istituito nel 1982, Si componeva delle tre strut-
ture complesse di Cardiologia, Cardiochirurgia e Cardio-
anestesia che condividevano spazi comuni e agivano in 
completa sinergia. Calato nel contesto clinico e scien-
tifico nazionale ed internazionale ha apportato rilevanti 
contributi allo sviluppo delle metodiche di diagnosi e 
cura delle cardiopatie congenite. 

La diagnosi con ecografia gradualmente sostituì la dia-
gnosi invasiva. Successivamente furono introdotte im-
portanti innovazioni in ambito chirurgico, ci preme infatti 
ricordare come la indicazione all’ intervento di fontan 
extracardiaco per la correzione dei cuori univentricolari 
(una famiglia di cardiopatie congenite) sia nata proprio 
nel nostro Ospedale. Nel febbraio 1989 abbiamo ese-
guito il primo trapianto cardiaco pediatrico in Italia. Da 
menzionare inoltre il nostro ruolo nello studio delle car-
diopatie associate a sindromi genetiche, nell’introduzio-
ne dell’informatica per la gestione clinica e nell’utilizzo 
della risonanza magnetica cardio.

Oggi il DMCCP si articola in 5 Unità Operative Comples-
se: Cardiochirurgia, Cardioanestesia, Cardiologia e Arit-
mologia, Cardiologia S. Marinella ed Emodinamica; due 
Unità di Funzione: Assistenza Meccanica Cardiorespira-
toria e Trapianto di Cuore Artificiale e Trapianti Toracici 
ed Ipertensione Polmonare. Una Unità Operativa Sempli-
ce Dipartimentale di Medicina dello Sport e cinque Unità 
Operative Semplici: Cardiologia del congenito adulto, 
Ecocardiografia, DH Cardiologia, Degenza Cardiologia 
e Degenza Aritmologia Palidoro. Le sedi di Palidoro e 
Santa Marinella e San paolo partecipano sinergicamente 
all’attività del dipartimento in coerenza alla complessità 
del paziente.

Ogni anno vengono effettuati circa 2000 tra interven-
ti cardiochirurgici, cateterismi cardiaci e procedure di 
elettrofisiologia. 7.000 DH e 73.000 visite cardiologiche 
ambulatoriali. Sono stati effettuati nel corso degli anni 
281 trapianti d’organo (cuore e/o polmoni) e 57 impianti 
di cuore artificiale. Oltre 14 mila pazienti affetti da cardio-
patie congenite sono oggi seguiti nei nostri ambulatori. 
Nell’ambito della cura del congenito adulto, si è recente-

mente reso necessario istituire un modello organizzativo 
con una struttura dedicata multidisciplinare intra/interdi-
partimentale e interaziendale atta a garantire la conti 
unità terapeutica necessaria per competenze specialisti-
che non presenti presso i centri di cardiologia per adulti.

La cura dei cardiopatici congeniti adulti, lo studio della 
genetica associata alle malattie cardiache e la cardiolo-
gia “personalizzata” ossia ritagliata sul singolo paziente 
rappresentano solo alcune delle sfide del Dipartimento 
del futuro.

Cuore di Berlino

Negli USA, ogni anno vengono ricoverati 12.000-35.000 
bambini per scompenso cardiaco e meno del 50% so-
pravvive oltre 5 anni senza trapianto cardiaco. Negli ultimi 
decenni il numero di trapianti cardiaci pediatrici nel mon-
do è rimasto stabile (386 trapianti/anno), mentre il tempo 
di attesa per il trapianto si allunga progressivamente ed 
attualmente il 17% dei pazienti in lista di trapianto cardiaco 
attende più di 2 anni. Partendo da questi dati, un cuore 
artificiale per supportare il cuore ammalato dei bambini 
in attesa di trapianto cardiaco è uno strumento prezioso. 

Attualmente, il dispositivo più utilizzato in età pediatrica 
ed infantile è il Berlin Heart, è un cuore artificiale pneu-
matico formato da un sistema di controllo, due cannule 
ed una camera. Il sistema di controllo aspira o getta aria 
che mette in movimento la membrana che si trova den-
tro la camera. Il movimento della membrana garantisce 
il corretto riempimento e svuotamento della camera. Le 
due cannule sono una collegate rispettivamente al ven-
tricolo sinistro dove il sangue viene aspirato e all’aorta 
dove il segue viene gettato, in modo tale da sostituire la 
funzione del ventricolo. 

È possibile anche utilizzare contemporaneamente due 
Berlin Heart per vicariare la funzione di entrambi i ventri-
coli proprio come nel caso del piccolo paziente traspor-
tato il 25 Dicembre 2016 dalla Grecia fino al Bambi Gesù 
per avere tutte le cure di cui ha bisogno. Attualmente 
al Berlin Heart Zentrum, l’86% dei pazienti candidati a 

trapianto è supportato con Berlin Heart. Nel nostro cen-
tro, abbiamo impiantato un totale di 63 cuori artificiali 
dal 2008 ad oggi, di cui 48 Berlin Heart e di questi 30 
sono stati impiantati in bambini sotto i 10Kg di peso con 
risultati ottimi, in linea con quelli dei centri americani in 
termini di mortalità e complicanze.

Sostituzione valvolare aortica in età  
pediatrica con “neocuspidalizzazione”  
aortica

Recentemente il Dott. Ozaki, chirurgo giapponese, ha 
proposto una tecnica chirurgica di sostituzione completa 
dei lembi della valvola aortica usando il tessuto che rive-
ste il cuore del paziente (pericardio) I vantaggi di questa 
tecnica consistono nel mancato ricorso all’utilizzo di pro-
tesi valvolari, evitando così l’uso di farmaci anticoagu-
lanti e permettendo maggiore durata nel tempo del trat-
tamento. Sebbene la casistica di Ozaki comprenda una 
popolazione di pazienti anziani, gli innegabili vantaggi 
della tecnica appaiono di particolare rilievo, se utilizzati 
in età pediatrica. 

A questo si aggiunga la possibilità attuale di impiego di 
materiali diversi dal pericardio del paziente, utilizzando 
tecniche di ingegneria tissutale, che permettano mag-
giore durata nel tempo. Sulla base di ciò sono partite 
le prime esperienze preliminari di sostituzione comple-
ta dei lembi valvolari aortici in età pediatrica, a cura del 
Centro di Monaco di Baviera, in Europa e di Boston, ne-
gli USA.Presso la Cardiochirurgia dell’OPBG abbiamo 
eseguito la ricostruzione dei tre lembi valvolari aortici in 
un bambino di 7 anni, già sottoposto ad un importate 
intervento cardiochirurgico e alla sostituzione della val-
vola aortica con una protesi biologica. 

A causa della degenerazione strutturale, la bioprotesi è 
rapidamente diventata stenotica (più stretta), richieden-
do la sostituzione. Allo scopo di evitare l’impianto di una 
protesi meccanica di piccole dimensioni, abbiamo opta-
to per la tecnica di Ozaki, con costruzione preventiva dei 
lembi della valvola. La procedura è stata agevole e non 
complicata. 

Ad un follow-up di 6 mesi circa non ci sono segni di ri-
gurgito o di stenosi. Allo stato attuale, questo è il primo 
caso di tale intervento eseguito in età pediatrica per la 
sostituzione di protesi valvolare aortica. Sebbene siano 
necessari più casi ed un tempo di follow-up maggiore, 

la tecnica di Ozaki appare un’opzione attraente per la 
sostituzione valvolare aortica anche in chirurgia di rein-
tervento. 

La chirurgia valvolare aortica  
in età pediatrica 

La valvola aortica si trova all’uscita del ventricolo sinistro, 
chiudendosi, impedisce il ritorno indietro del sangue nel 
cuore durante il rilassamento ventricolare. La valvola aor-
tica può nascere malata (patologie congenite) o amma-
larsi durante la vita di una persona (patologie acquisite). 
Può restringersi (stenosi) ed ostacolare, di conseguenza, 
l’uscita del sangue dal cuore; può diventare insufficiente 
un causare un rigurgito di sangue. Entrambe le condizio-
ni, congenite o acquisite, determinano un affaticamento 
del ventricolo sinistro, con conseguenze via via sempre 
più gravi. Al contrario dell’adulto, Il bambino è spesso 
troppo piccolo per accettare una protesi. Inoltre, il bam-
bino diventerà adulto, con progressiva crescita di tutto 
il corpo, cuore compreso: Il cuore crescerà e la valvola 
sarà pertanto troppo piccola.

La chirurgia sostitutiva della valvola aortica, in età pe-
diatrica, è quindi svantaggiosa considerando l’accresci-
mento del bambino e la necessità di assunzione a vita 
di medicine che rendano il sangue più liquido (in caso di 
sostituzione valvolare con protesi meccaniche). Se inve-
ce viene utilizzata una valvola biologica non sarà neces-
saria l’assunzione delle medicine, ma la sua durata nel 
tempo sarà sensibilmente inferiore, rendendo necessa-
rio un ulteriore intervento di sostituzione. 

Alla luce di queste considerazioni, presso il nostro centro 
hanno preso piede tecniche di ricostruzione valvolare, 
laddove possibile, e il cosiddetto intervento di Ross che 
è una sorta di autotrapianto che prevede la sostituzio-
ne della valvola aortica a con la valvola polmonare dello 
stesso paziente. Con queste tecniche abbiamo maggiore 
durata nel tempo ed evitiamo la somministrazione conti-
nua di farmaci per tutta nel nostro centro viene eseguito 
inoltre un intervento innovativo ideato dal chirurgo giap-
ponese ozaki che prevede la ricostruzione dei lembi del-
la valvola a partire da tessuto cardiaco bovino adegua-
tamente trattato. Due bambini di 7 anni sono stati trattati 
con questa nuova tecnica con ottimi risultati, senza quin-
di dover ricorrere all’utilizzo di fluidificanti del sangue. La 
tecnica di Ozaki appare già un’opzione attraente per la 
ricostruzione valvolare aortica in età pediatrica.
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Aurora

Aurora, di nome e di fatto! Ha 12 anni, occhi grandi, scuri ed 
espressivi; il suo viso luminoso e, come cornice, una montagna di 
capelli rossi color rame. Nata prematura, a tre mesi dalla nascita 
viene comunicata alla famiglia la diagnosi di un’importante 
patologia cardiaca che, dal 2007, porta Aurora nel nostro Ospedale. 
Aurora è un portatrice sana di positività!! 

Gioiosa, solare, anche nei momenti più critici e difficili della 
malattia, alla domanda “come stai?” risponde sempre “bene!”; mai 
un lamento, anzi, è lei stessa ad dare coraggio ai suoi familiari. 

Pur avendo usufruito per la maggior parte del tempo della scuola 
a domicilio, Aurora è sempre circondata da tanti amici: a Lecce, 
la sua città e qui in ospedale, la sua seconda casa; in reparto 
non c’è infermiere, medico, volontario che non le riservi una dose 
straordinaria di coccole e di attenzioni. 

Le sue materie preferite sono quelle scientifiche; due le sue passioni, 
lo sport a cui per il momento deve rinunciare e la musica. Un suo 
grande desiderio: imparare a suonare la chitarra.

Dipartimento 
Neonatologia Medica e Chirurgica

Il Dipartimento di Neonatologia Medica e Chirurgica, 
che nasce nell’anno 2000, è un’innovativa formula assi-
stenziale che vede quotidianamente al letto del paziente 
specialisti medici, chirurghi, ostetrici e il coinvolgimento 
attivo dei genitori. Obiettivo principale è quello di una 
“family centered care” sul piano della comunicazione 
e dell’operatività clinica. La vivace attività scientifica è 
fonte di continuo miglioramento delle conoscenze e 
dei percorsi clinici quotidiani. Il Dipartimento opera in 
maniera articolata e coordinata, al fine di consentire la 
presenza al letto del bambino di numerose figure pro-
fessionali: l’infermiera specializzata, il neonatologo, 
l’infettivologo, il cardiologo, il chirurgo, lo psicologo, il 
fisioterapista, l’immunologo, l cardiochirurgo. L’articola-
zione organizzativa copre un arco di vita che va dalla 
fase intrauterina fino al follow up (controlli a distanza) e 
coinvolge, nel tempo, anche i pediatri dell’età evolutiva 
del Dipartimento di Pediatria Universitario-Ospedaliero 
e delle Pediatrie Specialistiche. 

Il Dipartimento è oggi così articolato: 

Settore Fetale/Perinatale:
U.F. di Medicina e Chirurgia Fetale e Perinatale
S.C. Cardiologia Perinatale

Settore Neonatale:
S.C. di Chirurgia Neonatale
S.C. di Terapia Intensiva Neonatale
S.S. di Semintensiva Neonatale e Follow-up a distanza
S.S. Trasporto Emergenza Neonatale

Le Unità Operative lavorano nei due presidi di Roma-Gia-
nicolo e Roma-S. Paolo. Presso la sede di S. Paolo ope-
rano il Settore Fetale/Perinatale e quello di follow-up a 
distanza. Il primo si avvale della collaborazione di specia-
listi della diagnostica prenatale e del percorso terapeu-
tico del futuro neonato e della sua mamma. Il secondo 
è concentrato sul futuro post-ospedaliero del bambino 
e l’importante rapporto con i Pediatri del territorio del 
Lazio e di numerose altre Regioni di provenienza.

Presso la sede del Gianicolo, nei 51 letti distribuiti sui 

tre piani del Padiglione Pio XII, si svolge invece l’attività 
clinica di ricovero e cura Medico e Chirurgico, che inclu-
de il Servizio di Trasporto Neonatale, provvisto di mezzi 
attrezzati con la tecnologia più sofisticata e specialisti 
dedicati al trasferimento da altri ospedali dei neona-
ti, anche i più delicati e complessi. Grande attenzione 
è dedicata alla cura del bambino e della famiglia per 
condivisione dei piani di cura, per il supporto allo stress 
genitoriale, alla comprensione delle diverse esigenze, 
anche logistiche, di nuclei familiari che arrivano spesso 
anche da lontano.

La nascita in OPBG

Nascere è una grande emozione per i genitori, che du-
rante “l’attesa di una nuova vita” vivono tanti stati d’a-
nimo, anche contrastanti tra di loro. Grande gioia per il 
nascituro, ma anche preoccupazione: “speriamo che sia 
sano”. A volte questa gioia, è travolta dalla consapevo-
lezza che il bambino che sta per nascere ha una pato-
logia. Ansia e sofferenza grandi piombano sui genitori.
La consapevolezza della patologia e la loro impotenza, 
rende l’attesa più traumatica e dolorosa. L’accoglienza 
e l’assistenza presso la struttura e il personale esper-
to diventano parte integrante della cura. Per il miglio-
ramento continuo della qualità dell’assistenza e la vo-
lontà di garantire un alto livello di cure ai neonati più a 
rischio, è partito nel 2017 il progetto: “Nascita OPBG”. 
Questo prevede la collaborazione trasversale tra il no-
stro Ospedale e un Istituto Ostetrico “Partner”. L’équipe 
ginecologica/ostetrica si trasferisce presso l’OPBG per 
eseguire il parto. La novità assistenziale è proprio nel-
la nascita del neonato, altamente critico, nella struttura 
dove riceverà tutte le cure necessarie. Questo al fine 
di evitare il trasferimento post-nascita da altri Ospedali.
Il Servizio di Trasporto Neonatale in Emergenza (STEN) 
è una risorsa preziosa e insostituibile ma può comun-
que costituire, per alcuni neonati con patologie com-
plesse, un ulteriore elemento di rischio. Superarlo con 
il “trasporto in utero”, garantire l’immediata disponibilità 
in emergenza di procedure intensive (ECMO) o chirurgi-
che di elevata complessità, può rivoluzionare il risultato 
in termini di sopravvivenza e di qualità finale. Neonati 

RICOVERI ORDINARI ACUTI	     668    

DAY HOSPITAL ACUTI	    670    

Prestazioni ambulatoriali	     5.955    

I NUMERI 
DEL DIPARTIMENTO
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con malformazioni cardiache e polmonari e toraco-re-
spiratorie sono quelli che più spesso hanno necessità 
di questo percorso innovativo, necessità dovuta alla 
difficoltà di ossigenazione e respirazione: CDH, masse 
collo/torace, cardiopatie cianotizzanti severe. La prima 
procedura operativa è stata messa a punto ed eseguita 
dalle due équipe l’8 aprile 2017. Tutti abbiamo assistito al 
primo parto “protetto” in OPBG. A questo ha fatto segui-
to il parto con EXIT (EX utero Intrapartum Therapy), parto 
cesareo che permette di utilizzare il circolo placentare 
come fonte di ossigenazione del feto nei primi 30-45 mi-
nuti per procedere a manovre assistenziali urgenti prima 
di sezionare il cordone ombelicale e lasciare il neonato 
in totale autonomia. 

Malformazioni ano-rettali: la chirurgia 
insieme alla famiglia

Ogni anno in Italia nascono circa 130 bambini con mal-
formazioni ano-rettali (MAR). La diagnosi è raramente è 
effettuata in epoca prenatale. Alla nascita i genitori sono 
dunque impreparati, disorientati e spesso angosciati. 
Il loro bambino ha un’occlusione intestinale “bassa”, è 
nato senza ano oppure questo non in grado di svolgere 
la sua funzione. Possono anche essere presenti ano-
malie associate di altri organi. Una Alta Specialità per le 
MAR è stata attivata nel 2018 e ogni anno 20 bambi-
ni, provenienti da varie regioni italiane e anche da al-
tri Paesi Europei, vengono operati nell’ U.O. di Chirur-
gia Neonatale, Centro di riferimento per il trattamento 
delle malformazioni congenite neonatali e di recente 
riconosciuto come Centro Europeo di eccellenza, per la 
diagnosi e cura delle MAR (accreditamento ERN = Euro-
pean Reference Network). La formazione dei genitori, in 
futuro anche dell’interessato, è premessa indispensabile 
per affrontare il problema e risolverlo. Quest’approccio, 
unito al supporto psicologico, ci ha aiutato a prevenire 
e migliorare i possibili esiti a distanza e la qualità della 
vita di tutto il nucleo familiare. Da circa 15 anni, presso 
l’U.O. di Chirurgia Neonatale e alla Alta Specialità per le 
MAR, è attivo anche un Ambulatorio Multidisciplinare me-
dico-infermieristico dedicato al follow-up. Ogni bambino 
è preso in carico da un “Case Manager”, che coordina i 
vari specialisti chiamati di volta in volta a dare contributo. 
Il bambino è condotto in un percorso a tappe, ben defini-
te nel tempo, fino all’età adulta (Transitional Care). Ogni 
anno sono arruolati circa 40 nuovi pazienti. Ad oggi sono 
seguiti circa 400 bambini.

Il neonato e i farmaci antimicrobici:  
Studio della efficacia e della sicurezza  
nel neonato

Il neonato, tanto più se pretermine, in quanto caratte-
rizzato da un’immaturità ed un’insufficienza del sistema 
immunitario e dei sistemi di assorbimento/metabolismo/
escrezione dei farmaci, è esposto sia ad un elevato ri-
schio di contrarre infezioni polimicrobiche generalizzate 
(sepsi batteriche, fungine, virali), sia ad effetti collaterali, 
anche gravi, dei farmaci utilizzati per il trattamento de-
gli episodi settici. Nel corso del 2017 nel DNMC sono 
stati implementati, in stretta collaborazione col Labora-
torio di Patologia Metabolica, studi di ricerca clinica sul 
monitoraggio dei livelli ematici di farmaci antifungini e 
antibiotici. Tale settore, innovativo e di grande rilievo as-

sistenziale in neonatologia, consentirà l’ottimizzazione 
e la personalizzazione di molte terapie antimicrobiche, 
analgo-sedative, anticonvulsivanti in epoca neonatale.

Ipotermia terapeutica e marcatori precoci 
di danno cerebrale

Il trattamento dell’Encefalopatia Ipossico Ischemica (EII) 
perinatale prevede il ricorso al trattamento con ipoter-
mia moderata per 72 ore. Nella Regione Lazio esistono 
3 Centri di Riferimento, di cui uno è la TIN dell’OPBG. 
Tale trattamento ha la caratteristica di ridurre il metabo-
lismo durante la fase cruciale di riperfusione cerebrale e 
deve essere iniziato entro 6 ore dalla nascita per avere 
una efficacia sulla prevenzione del danno neurologico 
a distanza. Il trattamento ipotermico è standardizzato 
secondo un Protocollo Aziendale, che è aderente alla 
Linee Guida della Società Italiana di Neonatologia. Ogni 
anno afferiscono al nostro Centro circa 20 pazienti che 
richiedono il trattamento ipotermico, seguiti attentamen-
te grazie al protocollo di Follow Up nei mesi e negli anni 
successivi. È stato inoltre messo in atto uno studio volto 
alla identificazione di markers precoci di danno neuro-
logico in collaborazione con il Dipartimento di Immagini 
per l’RMN, il Dipartimento di Neurologia e Neurochirur-
gia per la valutazione clinica e funzionale e l’Università 
di Chieti per il dosaggio dei livelli plasmatici, urinari e 
salivari di marcatori biologici prima, durante e dopo il 
trattamento ipotermico. 

Progetto Territorio ed Ospedale:  
l’Assistenza Integrata al Neonato  
Complesso (Progetto TeO)

Dagli anni 90, grazie ai notevoli progressi assistenziali, 
si è osservata una riduzione della mortalità ma ad un in-
cremento degli esiti a medio e lungo termine nei bambini 
che hanno presentato alla nascita patologie complesse.
Obiettivo primario del Progetto, nato a Maggio 2016, 
è quello di fornire un’assistenza integrata e condivisa 
tra il DNMC ed il Territorio (Pediatria di libera scelta ed 
Operatori del territorio ASL), sia in fase di degenza che 
di Follow up, con conseguente miglioramento dell’assi-
stenza erogata ed un minore carico assistenziale per la 
famiglia. Obiettivo secondario è di ridurre il numero dei 
ricoveri inappropriati, degli accessi in pronto soccorso, e 
della durata della degenza ospedaliera, implementando 
la dimissione protetta. Il raccordo tra il percorso ospe-
daliero DNMC ed il Territorio, ha un’interfaccia continua 
e programmata per lo scambio di informazioni cliniche, 
familiari e sociali. Inizia già durante la degenza e prose-
gue dopo la dimissione, condividendo il piano di cura 
personalizzato a ogni bambino. Fanno parte del Progetto 
“TeO” gli Incontri annuali in OPBG e arrivati, quest’anno, 
alla loro 3° edizione, sia i 9 Incontri di Formazione ECM 
previsti nel 2018, a target pratico. Sono attualmente inclu-
si circa 500 pazienti/anno affetti da patologia complessa 
alla nascita, medica e anche chirurgica: ernia diafram-
matica congenita, atresia esofagea, patologie intestinali, 
difetti della parete, malformazioni polmonari, megacolon, 
malformazioni ano-rettali, cardiopatie congenite, tumori, 
prematurità ≤35 settimane di EG, asfissia perinatale e pa-
tologie neurologiche, infezioni congenite. Sono tutti se-
guiti nel Follow-up DNMC, in collaborazione con quello 
delle Malattie Rare e Pediatra Generale-Malattie Infettive. 

Francine, Adrienne e Geltrude 

Hanno potuto conoscersi guardandosi negli occhi Francine e 
Adrienne, le gemelline siamesi provenienti dal Burundi separate 
presso il nostro ospedale. Posizionate schiena contro schiena, erano 
unite per la zona sacrale. L’intervento di separazione è durato 12 
ore e si è concluso con successo. 

Il 5 luglio 2017 mamma Gertrude lascia Butihinda, villaggio nel 
nord del Burundi dove vive, per raggiungere, in motorino, il primo 
presidio sanitario disponibile, a 40 minuti di viaggio: con un parto 
naturale dà alla luce 3 gemelle: Jezerine e Adrienne e Francine, 
bambine congiunte, ma persino nella capitale burundese Gertrude 
si sente dire che per le sue bambine non c’è futuro. Ma mamma 
Gertrude non desiste e la speranza arriva da una Onlus italiana, 
Kamar. Gertrude, Adrienne e Francine arrivano il 30 agosto in 
Neonatologia. 

La mamma è spaesata per l’improvvisa immersione in un mondo 
tutto nuovo e così diverso dal suo. Le bambine sono piccolissime. 
Gertrude, che parla solo il kirundi, viene affiancata da una 
mediatrice culturale che la accompagna e la sostiene in ogni 
momento della giornata. Ma va anche a scuola: imparando a 
leggere, a scrivere e a pronunciare qualche frase in italiano. 

Fra non molto potrà riportare le sue piccole a casa, nel suo villaggio, 
per far conoscere loro il resto della famiglia. 



attività sanitaria e scientifica 2017 79attività sanitaria e scientifica 201778

Dipartimento 
Neuroscienze e Neuroriabilitazione

I progetti infermieristici del Dipartimento

Nel corso di questi ultimi anni, i gruppi di lavoro infermie-
ristici dei diversi reparti e servizi del Dipartimento, hanno 
partecipato ad incontri formativi rivolti ai diversi settori 
specialistici e hanno approfondito lo studio su tematiche 
specifiche per migliorare la qualità dell’assistenza rivolta 
ai nostri piccoli pazienti. Gli infermieri hanno di conse-
guenza sviluppato diversi progetti rivolti all’empower-
ment. Complicato termine anglosassone che include 
La conquista della consapevolezza di sé e del controllo 
sulle proprie scelte, sulle proprie decisioni e sulle azio-
ni, sia nell’ambito delle relazioni personali che in quelle 
lavorative. 

Un Progetto del personale infermieristico del DNN che 
ha riscosso gradimento ha riguardato l’educazione sa-
nitaria per la corretta gestione delle crisi epilettiche a 
scuola. Tale progetto ha coinvolto oltre 100 Istituti scola-
stici e 500 docenti e personale della scuola: ha previsto 
la formazione del personale della scuola grazie a lezioni 
teorico pratiche svolte dagli infermieri che si sono recati 
in più occasioni negli istituti fornendo con esempi pratici 
le indicazioni utili alla corretta gestione delle crisi. Tale 
iniziativa ha la pretesa di facilitare la frequenza a scuo-
la dei piccoli pazienti con epilessia e di incrementare la 
sicurezza e la tranquillità delle famiglie concorrendo ad 
evitare in alcuni casi il ricorso ai servizi sanitari.

Una attività che prenderà il via nel 2017 è invece rivolta 
a misurare la soddisfazione delle famiglie e dei pazienti 
sottoposti a interventi di neurochirurgia. Le famiglie e i 
piccoli pazienti saranno intervistati per comprendere il 
loro vissuto durante tutto il processo di cura dall’accet-
tazione a ricovero all’accesso in sala operatoria. Tali in-
formazioni saranno preziose per valutare il livello di sod-
disfazione di bambini, dei ragazzi e dei genitori al fine di 
individuare ulteriori aspetti di miglioramento. 

Queste progetti sono il risultato del lavoro in equipe di 
tutti gli operatori, che collaborano per offrire all’utenza il 
massimo dell’assistenza sotto il profilo dell’accoglienza 
e delle evidenze scientifiche, non limitate al periodo di 

ricovero in ospedale, ma estese alla vita sociale del pa-
ziente, nel miglioramento continuo della qualità dell’assi-
stenza e nel rispetto della missione di questo Ospedale.

La chirurgia mini-invasiva in OPBG  
per il trattamento delle patologie  
cerebrali e midollari

Tra gli anni 60’ e 70’ la neurochirurgia raggiunge la sua 
attuale identità medica e scientifica e si discosta defi-
nitivamente dalla chirurgia generale. L’inserimento negli 
anni 80’ del microscopio operatorio ha aperto una nuo-
va visione dell’anatomia del sistema nervoso centrale 
permettendo il riconoscimento di strutture prima invisibi-
li. Con l’ausilio delle moderne tecnologie neuroradiolo-
giche è stato possibile definire con precisione non solo 
la causa della malattia nervosa ma anche lo stato e i rap-
porti che questa aveva con le aree cerebrali specifiche 
per lo svolgimento di funzioni complesse. Questa realtà 
ha permesso la realizzazione delle tecniche chirurgiche 
mini-invasive. In questo modo è stato possibile ridurre la 
mortalità e del rischio di comparsa di deficit neurologico 
postoperatorio, specie nei bambini; le metodiche endo-
scopiche, le tecniche di neuroimaging avanzato, insieme 
al monitoraggio neurofisiologico e alla tecnologia robo-
tica hanno permesso il raggiungimento di un ulteriore 
contenimento del rischio chirurgico.

Presso il DNN è disponibile un complesso percorso te-
rapeutico che ha come prima fase la pianificazione del 
trattamento chirurgico di patologie dei tumori, delle epi-
lessie e delle malformazioni. Attraverso la disponibilità 
di una specifica piattaforma virtuale, è possibile ottenere 
oltre alla fedele ricostruzione anatomica delle aree cere-
brali, la visualizzazione 3D della corteccia cerebrale, del-
le strutture vascolari ed una mappa delle funzioni della 
regione d’interesse dello specifico paziente.

Gli strumenti disponibili in OPBG per la realizzazione di 
procedure mini-invasive sono numerosi. L’assistenza di 
sistemi di neuronavigazione ottica, elettromagnetica o 
robot assistita permette di evidenziare specifiche fun-
zioni del cervello. Il tipo di navigazione viene scelto in 

base all’età del paziente e alla posizione della lesione 
e permette di compiere movimenti di precisione in as-
soluta sicurezza. Gli endoscopi disponibili garantiscono 
interventi su patologie dei ventricoli cerebrali (cavità 
all’interno del cervello) il laser e l’aspiratore ad ultrasuoni 
consentono di rimuovere tumori e curare chirurgicamen-
te alcune epilessie. Oggi è possibile svolgere interventi 
che, grazie a strumenti di monitoraggio neurofisiologico 
(IOM), permettono una costante valutazione delle fun-
zioni nervose in corso di intervento chirurgico. Grazie 
alle tecniche mini-invasive è inoltre possibile, su pazienti 
selezionati, il posizionamento di elettrodi cerebrali per 
la ricerca di aree epilettogene non delimitabili con l’e-
lettroencefalografia tradizionale. Dopo l’impianto degli 
elettrodi il paziente potrà essere sottoposto alla registra-
zione in area di degenza di durata media di 7-10 giorni.
Con queste metodiche è possibile eseguire interventi 
prima irrealizzabili seguendo una procedura chirurgica 
più breve, con minore perdita ematica, con riduzione dei 
tempi di degenza e minore richiesta di terapia neuroria-
bilitativa. Presso il DNN nel corso degli ultimi 5 anni sono 
state svolte circa 700 procedure mini-invasive con ottimi 
risultati.

Il mio amico robot

Giocare è una parte essenziale della vita di ogni bambino, 
sviluppa le abilità motorie, il pensiero e la relazione con 
gli altri. E questo è vero anche per i bambini “speciali”, 
che faticano a camminare, a coordinare i movimenti delle 
mani e a giocare perché una lesione del cervello li limita. 
La riabilitazione vuole aiutarli a raggiungere il massimo 
delle loro potenzialità di sviluppo e di autonomia, in colla-
borazione con le loro famiglie, con un approccio al bam-
bino che considera il gioco uno strumento essenziale del 
training. Come la ricerca nell’ambito delle neuroscienze 

ci dimostra, per ottenere questo risultato dobbiamo atti-
vare la plasticità neuronale, questa incredibile capacità 
del nostro cervello di cambiare organizzazione funzio-
nale per effetto delle esperienze. Motivazione, intensità, 
ripetizione, personalizzazione e significato funzionale 
sono le chiavi per attivarla e perseguire l’outcome miglio-
re. I robot riabilitativi, integrati con sistemi di realtà virtua-
le, soddisfano queste esigenze, con un approccio ludico 
che motiva il bambino ad apprendere migliori strategie 
di pensiero e di controllo motorio. Un aspetto importante 
è la capacità del robot di registrare indicatori oggettivi 
della performance motoria del bambino, consentendo 
al clinico attività di ricerca volte alla definizione delle mi-
gliori strategie di training e di operare secondo i principi 
dell’Evidence Based Medicine. 

Grazie alla collaborazione e generosità della “Fonda-
zione Roma” dal 2014 i bambini degenti nell’Unità di 
Neuroriabilitazione dell’Ospedale Pediatrico Bambino 
Gesù hanno a disposizione robot “amici” che li aiutano 
ad imparare a camminare, a farlo meglio e più a lungo 
(Sistema Robotico Lokomat), ad usare il braccio (Robot 
Arm) e la mano (Robot Wrist), a raggiungere la massima 
autonomia personale giocando. Sono ormai centinaia i 
piccoli pazienti che, dall’età di 4 anni, hanno usufruito di 
questa opportunità, con progressi tangibili di cui i primi 
ad accorgersi sono i loro genitori. Grazie alla prosecu-
zione della collaborazione con “Fondazione Roma”, ai 
robot già in uso si aggiungerà un “cavallo robotico” (Si-
stema Robotico HIROB) per aiutare i bambini a controlla-
re la testa, il busto, il bacino ed a migliorare l’equilibrio, 
funzioni essenziali per poter stare in piedi e camminare. 
Il sorriso dei bambini che “giocano” grazie ai robot, e 
spesso non vogliono smettere, è la maggiore gratifica-
zione per i loro genitori e, per i riabilitatori, di un inter-
vento che darà certamente risultati positivi. 

RICOVERI ORDINARI ACUTI	      1.935     
DAY HOSPITAL ACUTI	     9.303     
Prestazioni ambulatoriali	      56.348 
RICOVERI ORDINARI RIABILITAZIONE	      579       
DAY HOSPITAL RIABILITAZIONE	      1.626        

I NUMERI 
DEL DIPARTIMENTO
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Maxwell e Jake

Maxwell arriva in Italia, al Bambino Gesù, a soli 3 anni, 
per una valutazione specialistica presso il reparto di ortopedia. 

Vive in un orfanotrofio a Nairobi, in Kenya, ed è affetto da 
una grave sindrome, la artrogriposi congenita. Ha delle gravi 
malformazioni agli arti che non gli consentiranno mai di 
camminare, da subito però dimostra una grande forza di volontà. 
È fiero Maxwell, e sorride sempre. 

Al primo intervento seguono altri, fino al posizionamento delle 
protesi e all’inizio della riabilitazione. Dopo la prima settimana 
Maxwell cammina anzi corre, sulle sue protesi regalate da un altro 
dei nostri ragazzi, Jake. 

Anche quella di Jake è una bella storia. Era un ragazzo del New 
Jersey di 14 anni, dieci anni fa, in vacanza a Roma con la sua 
famiglia, quando si ricovera per forti dolori addominali. La 
diagnosi di linfoma comporta due interventi presso il nostro ospedale 
e una lunga terapia di ritorno negli USA. Ma Jake non dimentica 
e, anche dopo la sua Laurea, e l’uscita da tunnel, continua a 
ricordarci, dedicando i suoi primi guadagni all’aiuto ai nostri 
piccoli: le prime protesi di Maxwell. 

Dipartimento 
Oncoematologia e Terapia 
Cellulare e Genica

Trapianto da donatore famigliare  
HLA-parzialmente compatibile

Poche altre terapie hanno così profondamente inciso 
come il trapianto di cellule staminali emopoietiche sul-
la storia naturale di molte patologie. Non vi è dubbio, 
infatti, che il trapianto abbia modificato le prospettive di 
sopravvivenza di pazienti affetti da malattie altrimenti fa-
tali (quali ad esempio le leucemie acute) e cambiato pro-
fondamente la storia naturale di alcune patologie, tra cui 
la Talassemia Maior e l’anemia a cellule falciformi. Que-
ste ultime, infatti, pur non essendo gravate da prognosi 
sfavorevole nel breve termine, comportano per i malati 
importanti morbilità incidendo negativamente sulla loro 
qualità di vita. Si può, quindi, definire il trapianto di cel-
lule staminali emopoietiche come una vera e propria ri-
voluzione terapeutica, molto spesso ‘salvavita’ che, inco-
minciata diversi anni orsono (nel 1968 vennero descritti 
in due bambini affetti da immunodeficienze congenite i 
primi trapianti coronati da successo) e progressivamente 
raffinatasi nel corso degli anni grazie a tutta una serie di 
innovative scoperte nel campo dell’immunologia, dell’i-
stocompatibilità e dell’infettivologia, non ha ancora com-
piuto tutto il suo percorso.

Per molti anni, l’unico donatore impiegato è stato un fra-
tello o una sorella immunogeneticamente compatibile 
con il paziente. Tuttavia, la possibilità che due germani 
siano identici tra loro è solamente del 25%. Al fine di 
ovviare a questa limitazione, sono stati creati i Registri 
dei Donatori Volontari di Midollo Osseo che arruolano 
ormai più di 30 milioni di donatori e le Banche di Raccol-
ta e Conservazione del Sangue Placentare, che rendo-
no disponibili circa 700.000 unità nel mondo. A dispetto 
di questi numeri, esiste un 30-40% di pazienti che non 
trovano un donatore idoneo o che hanno un’urgenza di 
essere avviati al trapianto in tempi non compatibili con 
quelli necessari a identificare un donatore al di fuori 
dell’ambito familiare (circa 3-4 mesi). Con lo scopo di ri-
spondere a questa ‘urgenza’ terapeutica, negli ultimi 20 
anni si è molto investito nella ricerca di fonti ‘alternative’ 
di cellule staminali emopoietiche e, in particolare, nell’im-
piego di un donatore familiare parzialmente compatibile 

(come per esempio i genitori) cioè immunogeneticamen-
te compatibile solo per il 50%. In considerazione dell’e-
levato grado di disparità di HLA, e cioè di quell’insieme 
di molecole che definiscono l’identità immunologica di 
ciascuno di noi, l’utilizzo di queste cellule senza alcu-
na manipolazione rischia di causare gravi complicanze, 
potenzialmente fatali, correlate alla procedura trapian-
tologica stessa. Per questo motivo, fino a pochi anni fa, 
si utilizzava un metodo di ‘purificazione’ delle cellule 
che garantiva una buona percentuale di successo del 
trapianto (attecchimento) ma che, sfortunatamente, si 
associava ad un elevato rischio infettivo, soprattutto nei 
primi mesi dopo il trapianto, a cui conseguiva un’elevata 
incidenza di mortalità. Come risultato finale, i trapianti da 
uno dei due genitori avevano una probabilità di succes-
so significativamente inferiore a quella ottenibile impie-
gando come donatore un soggetto HLA-identico/perfet-
tamente compatibile, come un fratello o una sorella, o 
un soggetto identificato al di fuori dell’ambito familiare.

Negli ultimi anni, pertanto, abbiamo dedicato i nostri 
sforzi a mettere a punto una nuova tecnica di ‘manipola-
zione delle cellule staminali’ con lo scopo di identificare 
un donatore disponibile ogni qualvolta fosse necessario 
(uno dei due genitori) riducendo però i rischi associati 
alla procedura fino a quel momento utilizzata. L’approc-
cio metodologico ideato e applicato dal nostro team 
permette di eliminare le cellule (linfociti T alfa/beta+) 
responsabili dello sviluppo di complicanze legate all’ag-
gressione da parte di cellule del donatore sui tessuti del 
ricevente (Graft versus-host-disease) lasciando al con-
tempo all’interno del trapianto stesso elevate quantità di 
cellule (linfociti T gamma/delta+ e cellule Natural Killer) 
capaci di proteggere il bambino da infezioni severe so-
prattutto nei primi mesi dopo il trapianto.

Questa innovativa procedura di trattamento cellulare è 
stata sperimentata su 23 pazienti pediatrici affetti da pa-
tologie rare e altrimenti fatali tra cui l’Immunodeficienza 
Severa Combinata (SCID), l’Anemia di Fanconi, la Thalas-
semia Major e l’Anemia Aplastica Severa. I risultati otte-
nuti dalla nostra équipe dimostrano come la probabilità 
di cura definitiva per questi bambini sia del 90% e cioè 

RICOVERI ORDINARI ACUTI	      1.383      

DAY HOSPITAL ACUTI	      2.378      

Prestazioni ambulatoriali	       32.092  

I NUMERI 
DEL DIPARTIMENTO
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RICOVERI ORDINARI ACUTI	       3.812       

DAY HOSPITAL ACUTI	       5.779       

Prestazioni ambulatoriali	        26.031   

I NUMERI 
DEL DIPARTIMENTO

sovrapponibile a quella ottenuta utilizzando come do-
natore un fratello perfettamente compatibile. La stessa 
“tecnica” è stata utilizzata per trattare 80 pazienti affetti 
da leucemia acuta (sia linfoblastica che mieloide), con 
risultati perfettamente sovrapponibili a quelli ottenuti 
utilizzando un donatore HLA-perfettamente compatibi-
le. Inoltre, il rischio particolarmente basso di sviluppare 
complicanze a breve e lungo termine correlate al tra-
pianto ottenuto grazie a questo nuovo approccio me-
todologico, rende questa procedura un traguardo solo 
pochi anni fa impensabile e, oggi, una realtà potenzial-
mente applicabile a centinaia di altri bambini nel mondo.
Il dipartimento di Onco-ematologia pediatrica dell’O-
spedale Pediatrico Bambino Gesù ha messo a punto 
nel tempo diversi approcci terapeutici innovativi. Ultima 
evoluzione del trapianto aploidentico è l’infusione di lin-
fociti T trasdotti con il gene suicida della caspasi 9 indu-
cibile circa 14 giorni dopo il trapianto. Questo permette 
di ridurre il rischio di infezioni severe nei primi 3 mesi 
dopo il trapianto e di ridurre il rischio di ricaduta nei pa-
zienti con leucemia acuta.

Terapia Genica

Manipolare geneticamente le cellule del sistema immu-
nitario per renderle capaci di riconoscere e attaccare il 
tumore. È quello che hanno fatto i medici e i ricercatori 
dell’Ospedale Pediatrico Bambino Gesù di Roma con un 
bambino di 4 anni, affetto da leucemia linfoblastica acu-
ta, refrattario alle terapie convenzionali. Si tratta del pri-
mo paziente italiano curato con questo approccio rivolu-
zionario all’interno di uno studio accademico, promosso 
dal Ministero della Salute, Regione Lazio e AIRC. Ad un 
mese dall’infusione delle cellule riprogrammate nei labo-
ratori del Bambino Gesù, il piccolo paziente sta bene ed 
è stato dimesso: nel midollo non sono più presenti cellu-
le leucemiche. La tecnica di manipolazione delle cellule 

del sistema immunitario del paziente rientra nell’ambito 
della cosiddetta terapia genica o immunoterapia, una 
delle strategie più innovative e promettenti nella ricerca 
contro il cancro. I medici e i ricercatori del Bambino Gesù 
hanno prelevato i linfociti T del paziente – le cellule fon-
damentali della risposta immunitaria – e li hanno modi-
ficati geneticamente attraverso un recettore chimerico 
sintetizzato in laboratorio. Questo recettore, chiamato 
CAR (Chimeric Antigenic Receptor), potenzia i linfociti e 
li rende in grado – una volta reinfusi nel paziente - di 
riconoscere e attaccare le cellule tumorali presenti nel 
sangue e nel midollo, fino ad eliminarle completamente.
Il primo paziente trattato, un bambino di 4 anni sottopo-
sto per la prima volta al trattamento sperimentale di te-
rapia genica era affetto da leucemia linfoblastica acuta, 
di tipo B cellulare, che rappresenta il tipo più frequente 
di tumore dell’età pediatrica (400 nuovi casi ogni anno 
in Italia). Aveva già avuto 2 ricadute (recidive) di malattia, 
la prima dopo trattamento chemioterapico, la seconda 
dopo un trapianto di midollo osseo da donatore esterno 
(allogenico). Per questo bambino non erano più disponi-
bili altre terapie potenzialmente in grado di determina-
re una guarigione definitiva. Qualsiasi altro trattamento 
chemioterapico avrebbe avuto solo un’efficacia transito-
ria o addirittura un valore palliativo. Grazie all’infusione 
dei linfociti T modificati, invece, il bambino oggi sta bene 
ed è stato dimesso. È ancora troppo presto per avere la 
certezza della guarigione, ma il paziente è in remissione: 
non ha più cellule leucemiche nel midollo. L’Officina Far-
maceutica del Bambino Gesù ha completato la prepara-
zione delle cellule per un adolescente affetto dalla stes-
sa malattia, la leucemia linfoblastica acuta, mentre è in 
corso la preparazione di CAR-T anche per una bambina 
affetta da neuroblastoma, il tumore solido più frequente 
dell’età pediatrica. Anche in questo caso, il protocollo 
di manipolazione cellulare e il suo impiego clinico sono 
stati approvati dall’Agenzia Italiana del Farmaco.

Alin 

Alin, 12 anni, non ha dubbi: vuole fare il medico. Gli occhi che 
emergono dalla mascherina protettiva sono scuri, intelligenti, vivaci. 
Si rivolge spesso alla mamma chiedendole incoraggiamento o forse 
l’autorizzazione per raccontare di sé e della sua famiglia speciale. 
Alin è l’ottavo di 12 figli, 4 maschi e 8 femmine. Alin è nato in Italia 
da genitori rumeni ormai naturalizzati nel nostro paese, residenti a 
Latina. La famiglia è di religione ortodossa ed Alin è molto ferrato 
sulla storia, i riti e la liturgia riguardanti il proprio credo.

Ama studiare e riesce molto bene. Al momento segue le lezioni a 
domicilio impartitegli dagli insegnanti della sua classe. Nel DH 
dove viene seguito oramai da 5 anni, Alin è conosciuto e amato 
dai sanitari e dai professori della scuola in ospedale. Senza alcun 
tentennamento, racconta di volersi iscrivere al liceo scientifico per 
poi affrontare l’università e portare avanti il suo progetto. Un altro 
sogno che vorrebbe coronare è viaggiare nel mondo; fino ad oggi 
ha avuto l’opportunità di visitare Latina, Brescia e naturalmente 
Roma. Gli piace il mare ed anche la montagna. Per adesso deve 
rimandare i suoi sogni a data da destinarsi...

Dipartimento 
Pediatrie Specialistiche

Il Dipartimento di Pediatrie Specialistiche è stato istituito 
a gennaio 2016 e comprende le Unità Operative Com-
plesse di Nefrologia e Dialisi, di Fibrosi Cistica, di Patolo-
gia Metabolica, di Reumatologia, di Epatologia, di Gastro-
enterologia e Nutrizione e di Malattie Epatometaboliche. 
Raggruppa pertanto unità operative caratterizzate dall’al-
ta specializzazione, dall’elevata inclinazione alla ricerca 
clinica e traslazionale e dall’offerta di terapie avanzate. 
Queste comprendono anche la gestione di trapianti di 
rene, fegato, intestino e polmone, in stretta collaborazio-
ne con i colleghi chirurghi e rianimatori di competenza 
per ogni organo e le altre unità operative di supporto 
tecnico e laboratoristico. Le attività scientifiche del di-
partimento si avvalgono di laboratori di ricerca dedicati, 
afferenti alle varie unità cliniche. Di seguito vengono illu-
strate alcune attività selezionate del Dipartimento.

Il progetto Dieta Chetogena

Il progetto Dieta Chetogena nasce da una collaborazio-
ne interdipartimentale fra l’UO di Patologia Metabolica 
con l’U.O. di Neurologia e con il Servizio di Nutrizione 
Artificiale. Il team multidisciplinare pone l’indicazione 
alla dieta chetogena, ne gestisce la formulazione, e si 
occupa della valutazione di efficacia e del follow-up dei 
pazienti. La dieta chetogena ha importanti effetti neuro-
protettivi e an-ticonvulsivanti, pertanto viene prescritta 
a scopo antiepilettico nei bambini con epilessia farma-
co-resistente. Nei pazienti con malattie metaboliche, le 
indicazioni sono mirate sia al miglioramento dell’equili-
brio energetico, in quanto la dieta chetogena fornisce un 
substrato energetico alternativo al glucosio per il cuore 
e il sistema nervoso centrale (deficit di GLUT1, deficit di 
piruvato deidrogena-si, glicogenosi tipo III, V, VII, ipe-
rinsulinismo congenito), che, in alcuni casi, al controllo 
dell’epilessia di alcuni pazienti (malattie mitocondriali, 
iperglicinemia non chetotica).

Il trapianto renale  
presso l’Ospedale Bambino Gesù

L’attività di trapianto renale nell’Ospedale Pediatrico 
Bambino Gesù ha avuto inizio nel 1993. Da allora sono 

stati effettuati quasi 400 trapianti. L’attività è progressi-
vamente cresciuta negli anni. Vengono al momento ef-
fettuati circa 25-30 trapianti all’anno, ponendo il centro 
del Bambino Gesù al primo posto in Italia per volume di 
attività. I risultati in termini di sopravvivenza dell’organo 
e del paziente sono in linea con i migliori centri Europei. 
Particolare attenzione viene posta a tutti gli aspetti della 
vita del bambino con particolare enfasi alla sua qualità di 
vita. Grazie alle attuali terapie, i pazienti hanno ormai una 
crescita quasi sovrapponibile a quella dei bambini non 
trapiantati. Negli ulti-mi cinque anni sono stati effettuati 
sia trapianti di rene che trapianti combinati cuore-rene e 
rene-fegato. Uno degli obiettivi principali è stato l’incre-
mento dell’attività di trapianto da donatore vivente che 
ora rappresenta circa il 30-40 % dell’intera attività.

I prelievi d’organo da donatore vivente vengono effet-
tuati per via laparoscopica mini-invasiva, con-sentendo 
un rapidissimo recupero del donatore. Il programma di 
trapianto si avvale di un Coordinamento infermieristico 
che segue i pazienti sin dal periodo di preparazione al 
trapianto. Grazie a tale organizzazione, un numero sem-
pre crescente di pazienti viene inserito in lista di trapian-
to renale prima dell’inizio della dialisi. 

Trapianto di fegato, isolato e combinato

Nel corso del 2017, sono stati sottoposti a trapianto di 
fegato 34 pazienti, di questi 7 per patologia metabolica 
(20%); in 3 pazienti con ossalosi è stato eseguito trapian-
to epatico, prevedendo successivamente il trapianto 
di rene; 7 sono stati i trapianti da donatore vivente, 2 
sono stati i deceduti. In particolare, è stato eseguito il 
primo trapianto combinato di fegato e pancreas in una 
paziente di 19 anni affetta da fibrosi cistica complicata 
da ipertensione portale e diabete insulinodipendente. A 
di-stanza di 6 mesi circa dal trapianto la paziente non 
richiede più insulina per il controllo della glicemia, né 
l’opoterapia con estratto pancreatico, presentando nor-
male funzione di fegato e pancreas. L’attività di trapianto 
combinato si è estesa anche con l’attivazione in lista di 
un candidato per tra-pianto combinato di polmone, cuo-
re e fegato, in paziente di 8 anni affetto da fibrosi cistica, 
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prevedendo dunque un’attività condivisa con la cardio-
chirurgia soprattutto per definire al meglio la successio-
ne dei trapianti.

Il trapianto di fegato nelle malattie metaboliche rappre-
senta un’attività chiave ed innovativa e viene seguita 
nell’ambito di un percorso clinico multidisciplinare medi-
co e chirurgico. Sono stati sotto-posti a trapianto epatico 
dal 2009 ad oggi 21 pazienti, di cui 6 con difetti del ciclo 
dell’urea, 5 con tiro-sinemia tipo 1, 3 con acidemie metil-
malonica, 2 con acidemia propionica, 5 con malattie del-
le urine a sciroppo d’acero. Sono stati creati protocolli 
individualizzati per la gestione metabolica e nutrizionale 
del paziente in fase pre-, peri e post-operatoria. Lo svi-
luppo di quest’area di ricerca traslazionale ha permesso 
di migliorare in modo sensibile la storia naturale di que-
ste rare malattie con un chiaro e favorevole impatto in 
qualità di vita per i pazienti e le loro famiglie.

Qualità della vita del paziente pediatrico in 
trattamento dialitico 

L’U.O. di Dialisi ha in dotazione 8 posti letto per emodiali-
si ed assicura le cure dialitiche tramite dialisi peritoneale 
domiciliare. All’interno della U.O. è attivo un ambulatorio 
per bambini prossimi al tratta-mento dialitico che con-
sente una preparazione alle varie forme di terapia sosti-
tutiva e al trapianto. La difficile scelta della metodica dia-
litica e la dipendenza dalla macchina di dialisi sconvolge 
l’organizzazione di molte famiglie, rendendo spesso ne-
cessario un adattamento graduale. La presa in carico del 
bambino e della sua famiglia in una fase di predialitica 
facilita lo sviluppo di un rapporto di fiducia fra il team di 
dialisi e la famiglia. La qualità di vita dei pazienti adulti 
dializzati è notoriamente difficile. Ancor di più lo è quel-
la di un bambino che viene proiettato improvvisamente 
ad uno sta-to di dipendenza dalla macchina. A volte le 
terapie impongono ai pazienti di risiedere lontano dal 
proprio domicilio per lunghi periodi, compromettendo 
il rendimento scolastico. Nell’ambito delle possibilità, il 
team di dialisi cerca sempre di organizzare le sedute dia-
litiche per impattare il meno possibile sulle normali atti-
vità scolastiche ed è attiva presso l’U.O. la scuola dell’O-
spedale. L’U.O. di Dialisi si occupa anche del trattamento 
sostitutivo (spesso tramite CRRT, dialisi continua su 24 h) 
dei pazienti con danno renale acuto generalmente rico-
verati nelle terapie intensive.

Nuove terapie per la fibrosi cistica

La ricerca scientifica degli ultimi 10 anni ha individuato 
e reso disponibili nuove molecole terapeuti-che definite 
“modulatori genici”, farmaci in grado di modificare la fun-
zionalità della proteina anomala prodotta dal gene della 
fibrosi cistica (CFTR) che costituisce il canale del cloro, 
correggendo o potenziando il suo ruolo funzionale. I due 
modulatori genici attualmente approvati per uso clinico 
sono attivi su mutazioni che in Italia coinvolgono circa il 
20% dei pazienti. Il Bambino Gesù partecipa a trial clinici 
internazionali per lo studio di questi modulatori. Cinque 
pazienti arruolati hanno potuto continuare il trattamento 
su autorizzazione dell’EMA in ragione dei risultati parti-
colarmente positivi ottenuti. Dal 2016 altri farmaci muta-
zione-specifici per pazienti di età >12 anni sono stati au-
torizzati dall’AIFA. Al momento sono seguiti presso l’U.O. 

di Fibrosi Cistica circa 40 pazienti sottoposti a queste 
terapie, che vengono applicate senza modificare il mo-
dello di cura e prevenzione classico. 

L’avvento dei modulatori e correttori genici in fibrosi ci-
stica rappresenta una svolta terapeutica ed introduce 
per la prima volta terapie eziologiche non basate sul 
trattamento delle complicanze. Tuttavia, non si tratta di 
terapia genica e pertanto non è generalmente risoluti-
va e richiede una stretta sorveglianza. L’età ottimale per 
l’introduzione di tali terapie è ancora oggetto di studio.

Nutrizione artificiale domiciliare

L’attività della U.O. di Nutrizione Artificiale svolge le sue 
attività presso tutte le UU.OO. ed i Servizi dell’Ospedale 
e del Lactarium, della Banca del Latte Umano Donato, 
del Servizio Dietetico e della Nutrizione Artificiale. Nel 
Lactarium vengono preparati quotidianamente circa 
800 pasti lattei per i pazienti degenti presso le 4 sedi 
dell’Ospedale. Da quest’anno nelle filiera di preparazio-
ne sono stati inclusi gli ebollitori che consentono di com-
pletare in totale sicurezza il ciclo produttivo. La Banca 
del Latte Umano Donato raccoglie circa 400 litri di latte 
donato annualmente, che vengono messi a disposizione 
dei pazienti ricoverati che maggiormente ne possono 
beneficiare (pazienti prematuri ma anche affetti da gravi 
patologie e degenti nelle terapie intensive e semi-inten-
sive). Il Servizio Dietetico consta di 12 dietiste e svolge 
attività di consulenza, ambulatorio, controllo dell’attività 
del Lactarium e sorveglianza della ristorazione ospeda-
liera. Il servizio effettua annualmente più di 9000 consu-
lenze nelle 4 sedi dell’Ospedale.

La Nutrizione Artificiale sostituisce l’alimentazione natu-
rale laddove essa non sia possibile o insufficiente. Essa 
consta di due tecniche: la nutrizione parenterale che ri-
versa nutrienti in forma elementare direttamente nel tor-
rente venoso mediante cateteri venosi centrali e la nutri-
zione enterale che riversa i nutrienti completi nel tratto 
digestivo mediante sonde o stomie. È generalmente 
rivolta a pazienti affetti da malattie croniche. All’interno 
dell’ospedale, l’U.O. di Nutrizione Artificiale gestisce sia i 
programmi di nutrizione artificiale temporanei che quelli 
a lungo termine, avviando e mantenendo i contatti con 
i servizi territoriali, i quali proseguono a domicilio i pro-
grammi avviati in regime di ricovero. Attualmente l’UO 
ha in carico circa 1250 pazienti in nutrizione enterale e 
60 in nutrizione parenterale a domicilio.

I farmaci biologici o biotecnologici  
in Reumatologia 

La malattie reumatologiche sono tipicamente caratteriz-
zate da infiammazione cronica dei tessuti (per esempio 
le articolazioni), spesso su base autoimmune. Nonostan-
te le cause della gran parte delle malattie autoimmuni 
o infiammatorie siano ancora sconosciute, negli ultimi 
due decenni sono aumentate molto le conoscenze circa 
i meccanismi che sostengono la infiammazione tissutale 
e quindi il danno funzionale che ne deriva. In questo sce-
nario di aumentata conoscenza dei mediatori dell’infiam-
mazione e del danno si inserisce il sempre maggior uso 
di farmaci biotecnologici a target. Si tratta di farmaci che, 
a differenza dei cortisonici e degli immunosoppressori 

tradizionali, inibiscono in maniera specifica una e una 
sola molecola dell’infiammazione permettendo una tera-
pia selettiva. Questi farmaci permettono quindi un ottimo 
controllo di molte delle malattia reumatologiche senza 
incorrere negli effetti collaterali (per esempio immuno-
soppressione generalizzata) della terapia con glucocor-
ticoidi o con immunosoppressori. Il numero di farmaci a 
disposizione continua ad aumenta-re creando un arma-
mentario terapeutico sempre più in grado di rispondere 
alla esigenze di pazienti con malattie diverse. 

La UO di Reumatologia svolge un ruolo importante nello 
sviluppo di farmaci biologici innovativi in Reumatologia 
pediatrica. La UOC coordina infatti divere sperimenta-

zioni inter-nazionali con nuovi farmaci. Una di queste, 
conclusasi nel 2017, ha portato alla approvazione dal 
par-te di EMA e FDA di un farmaco inibitore di IL-1 per 
il trattamento di tre diverse malattie autoinfiammatorie 
(febbre familiare mediterranea, difetto di mevalonato 
chinasi e sindrome TRAPS). Dal altro lato, per far fronte 
alla sempre maggior richiesta di somministrazioni di que-
sti farmaci, la UO ha iniziato qualche anno fa una facility 
di terapie infusionali, che oggi è diventata un servizio in-
fusionale dipartimentale che offre possibilità di eseguire 
infusione di farmaci biotecnologici, e non, in regime am-
bulatoriale, non solo ai pazienti reumatologici, ma anche a 
pazienti con malattie metaboliche, malattie gastrointesti-
nali, epatiche e renali.

SERENA

Un nome simbolico: Serena come un angelo. Serena è una ragazza 
di 15 anni in cura da tempo presso il nostro Ospedale e finalmente 
arrivata alla soluzione da tanto attesa. Racconta che per lei 
l’ambiente ospedaliero è per lei un rifugio. La malattia è invece una 
gabbia che limita i suoi desideri. In questo momento si sente come un 
gabbiano che sta per essere liberato dalla gabbia oggi più stretta ma 
che a breve si aprirà per lasciarla volare libera.

Serena narra di sé stessa che le piace viaggiare, imparare le lingue 
“degli altri”. In gabbia c’è qualcuno che si occupa di lei ma in libertà 
si impara ad essere autonomi.

Serena dalla sua posizione di libertà negata, ha trovato il modo 
attraverso il Web di cercare e trovare amici “dall’altra parte del 
mondo”. Oggi i suoi più cari amici si chiamano Asuka, una ragazza 
coreana, e San un ragazzo cinese. Internet le ha dato l’opportunità di 
interfacciarsi anche con mondi di fantasia, dove esprimere la propria 
creatività attraverso storie fantastiche, messe in rete e condivise tra 
ragazzi coetanei.
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Dipartimento 
Pediatrico Universitario Ospedaliero

Il Dipartimento di Pediatria Universitario Ospedaliero 
costituisce la Struttura Organizzativa dell’Ospedale Ac-
cademico attraverso la Scuola di Pediatria comprenden-
te la Cattedra di Pediatria, la Scuola di Specializzazione 
in Pediatria e la Scuola di Alta Formazione in Specialità 
Pediatriche post-laurea dell’Università di Roma Tor Ver-
gata. Le attività didattiche e di ricerca sono garantite e 
declinate dalla grande struttura assistenziale articolata 
in 15 U.O. che rappresentano, oltre la Pediatria Generale, 
rilevanti branche della Pediatria Specialistica. Il Diparti-
mento è caratterizzato quindi da un intimo connubio tra 
didattica, ricerca e assistenza secondo i principi della 
Medicina dei Sistemi realizzando un modello di Pediatria 
traslazionale.

Nontiscordardimé, il camper  
per l’assistenza in periferia 

Dalle periferie ai campi rom, il racconto delle attività del 
progetto che è iniziato a dicembre 2015, in collaborazio-
ne con il Vicariato di Roma e la Cooperativa OSA 
Tre volte alla settimana un camper attrezzato parte 
dall’ospedale Bambino Gesù per recarsi nelle periferie 
della città (zona Casilina, Centocelle, Borghesiana), nel 
campo Rom di Castel Romano e occasionalmente pres-
so altri campi Rom. È il camper del progetto “Nontiscor-
dardimé”, che ha iniziato la sua attività a dicembre 2015, 
in collaborazione con il Vicariato di Roma e la Coope-
rativa OSA. L’obiettivo del progetto è andare incontro 
alle famiglie che hanno difficoltà socio - economiche e a 
volte difficoltà logistiche per accedere ai servizi sanitari, 
per dare assistenza per le patologie acute, eseguire va-
lutazione nutrizionale, visite di controllo per la riammis-
sione a scuola, intercettare patologie che rischiano di ri-
manere non diagnosticate, programmare se necessario 
approfondimento diagnostico presso l’ospedale. 

Le famiglie incontrate che vivono nei quartieri di periferia 
circostanti le parrocchie S. Maria della Fiducia, S. Maria 
Madre dell’Ospitalità, S. Felice da Cantalice provengono 
prevalentemente dall’Europa dell’Est (Romania, Ucraina, 
Albania, Kosovo, Moldavia) e dall’Africa (Nigeria, Ghana, 
Congo, Egitto, ecc.). Si tratta in molti casi di bambini pri-

vi di assistenza sanitaria o perché i genitori non sono 
in regola con i documenti, o perché il genitore che non 
ha ottenuto il rinnovo del contratto di lavoro non è in 
grado di pagare l’iscrizione al SSN. I campi rom e il la-
voro del camper di nontiscordardimé. La situazione nei 
campi Rom è molto più complessa: le famiglie vivono in 
una situazione di grande precarietà, molti bambini sono 
denutriti, la situazione logistica è critica (a volte non han-
no l’acqua). I campi Rom sono situati in zone periferiche 
dove l’accesso ai servizi è veramente difficoltoso. 

Un lavoro importante che si sta facendo è la delicata e 
capillare sensibilizzazione all’igiene e la promozione e 
l’orientamento all’accesso alle strutture sanitarie. Siamo 
riusciti con la costanza in molti casi a fare in modo che 
i genitori ottenessero, qualora possibile, l’iscrizione al 
SSN e/o il rilascio di tessera ENI/STP e a far portare i 
bambini in ospedale per eseguire le indagini prescritte. 
Al momento nel campo Rom di Castel Romano sono stati 
visitati oltre 350 bambini (alcuni controllati più volte) e 
circa 100 bambini sono stati portati in Ospedale per ese-
guire esami e indagini. Per alcuni bambini inoltre è stato 
richiesto ricovero per terapia o trattamento chirurgico.

La ventilazione meccanica

Un importante aspetto del lavoro dell’UO Medicina del 
sonno e ventilazione a lungo termine è la ventilazione 
meccanica dei pazienti ricoverati, e in particolare l’avvio, 
il monitoraggio e il controllo a lungo termine dei pazienti 
inseriti in un programma di ventilazione domiciliare. La 
ventilazione meccanica è una tecnica utilizzata per trat-
tare disturbi respiratori del sonno di differente natura e/o 
l’ipoventilazione notturna. Ci sono due modalità di venti-
lazione meccanica. La ventilazione invasiva, eseguita sui 
pazienti più gravi portatori di tracheostomia. La ventila-
zione non invasiva, eseguita attraverso l’utilizzo di una 
mascherina nasale.

La ventilazione è un trattamento a medio/lungo termine 
che richiede costanza nell’utilizzo, è necessario ottenere 
la maggior collaborazione possibile da parte del pazien-
te e della famiglia per garantire la massima efficacia del-

la terapia. Infatti la non accettazione della ventilazione 
sia del paziente che del caregiver rischia di compromet-
te il successo della stessa.Il lavoro dell’Unità Operativa 
Semplice di Medicina del sonno e ventilazione a lungo 
termine, incentrata sullo studio e monitoraggio dei di-
sturbi respiratori del sonno. L’Unità Operativa Semplice 
di Medicina del sonno e ventilazione a lungo termine è 
una realtà nata da un anno che può fare affidamento sul-
la grande esperienza maturata durante i numerosi anni 
di attività. L’attività della nostra UOS è incentrata sullo 
studio e sul monitoraggio dei disturbi respiratori del 
sonno attraverso la polisonnografia, la pulsossimetria 
(misura dell’ossigenazione del sangue) e il monitoraggio 
transcutaneo della CO2. 

La maggior parte di questi esami viene eseguito in ospe-
dale ai bambini ricoverati, ma dal 2004 è anche possibi-
le effettuare la poligrafia e la pulsossimetria a domicilio, 
senza necessità di ricovero. Questi due esami vengono 
effettuati per studiare le apnee notturne, un disturbo 
respiratorio del sonno comune in età pediatrica, la cui 
causa più comune è rappresentata dall’ipertrofia ade-
notonsillare. Negli ultimi anni la richiesta degli esami 
domiciliari è andata ad aumentare, in modo da ridurre, 
oltre alle liste d’attesa, anche l’ospedalizzazione inutile 
di bambini altrimenti sani. L’assistenza infermieristica si 
focalizza sull’educazione dei familiari, dedicando mag-
gior tempo per la formazione, in modo da garantire la 
buona riuscita degli esami domiciliari. Inoltre per favo-
rire l’educazione abbiamo realizzato un opuscolo per la 
pulsossimetria e un video per la poligrafia, disponibile 
su internet, in cui viene mostrato il corretto montaggio 
dell’apparecchio.

Un percorso per i pazienti 
“orfani” di diagnosi

Una patologia si definisce rara quando colpisce meno 
di 5 persone ogni 10.000. Bassa frequenza non significa 
però che le persone con malattia rara siano poche, si sti-
ma che in Italia ci siano circa 750.000-1.000.000 di bam-

bini con età inferiore ai 16 anni affetti da una patologia 
rara. Oltre la metà di questi pazienti inoltre attende alme-
no due anni dall’insorgenza dei sintomi per giungere alla 
diagnosi. Purtroppo dal 30 al 40% dei pazienti rimangono 
tuttavia senza diagnosi. L’Ospedale è da sempre attento 
ai bisogni dei pazienti affetti da malattie rare, ultrarare 
ed “orfane” di diagnosi. In Italia ci sono circa 750.000- 
1.000.000 di bambini con età inferiore ai 16 anni affetti da 
una patologia rara. Oltre la metà di questi pazienti inoltre 
attende almeno due anni dall’insorgenza dei sintomi per 
giungere alla diagnosi. Per far fronte a queste necessità 
l’Ospedale ha avviato nel novembre 2016 il primo ambu-
latorio italiano dedicato ai pazienti “orfani” di diagnosi. 
L’obiettivo è facilitare il percorso che questi pazienti e le 
loro famiglie si ritrovano ad affrontare mettendo a dispo-
sizione le tecniche diagnostiche più avanzate con una 
presa in carico del paziente personalizzata.

Le malattie rare in ambito pediatrico sono spesso carat-
terizzate da elevate necessità di tipo assistenziale e le 
famiglie si possono trovare non sufficientemente sup-
portate. Da qui la necessità di definire un case mana-
ger, che si prende cura del paziente con malattia rara 
facilitando le attività di tipo sanitario, interagendo con i 
diversi consulenti, semplificando il linguaggio. L’Ambula-
torio Malattie Rare Non Diagnosticate è attivo presso la 
sede di San Paolo, opera sia a distanza sia direttamen-
te e garantisce prestazioni diagnostiche e assistenziali 
multispecialistiche.

Il servizio telematico del nuovo ambulatorio consente 
ai genitori di ricevere informazioni da parte di operatori 
qualificati senza recarsi in Ospedale. Sul fronte clinico, la 
struttura garantisce prestazioni diagnostiche e assisten-
ziali multispecialistiche mirate sui reali bisogni dei bam-
bini con malattie rare grazie alla preventiva acquisizione 
della storia e della documentazione clinica. Alle famiglie 
viene assegnato un case manager che svolge il ruolo di 
raccordo con i diversi specialisti coinvolti nella gestione 
del paziente e che è garante del percorso diagnostico e 
della condivisione dei referti.

RICOVERI ORDINARI ACUTI	       5.015      

DAY HOSPITAL ACUTI	      14.488      

Prestazioni ambulatoriali	       91.050          

I NUMERI 
DEL DIPARTIMENTO
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GALAXY

Adesso che ha raggiunto Parigi, città dei suoi sogni, Galaxy ogni 
tanto si fa vivo per salutare. Dice che l’ospedale assomiglia ai suoi 
genitori, presenti anche se lontani. 

È un ragazzo di 17 anni originario del Sudan, ma sin da 
piccolissimo ha vissuto con la sua famiglia in Ciad, in un campo 
profughi. A causa di una disabilità agli arti inferiori, Galaxy ha 
trovato un modo per camminare ed essere autonomo sostenendosi 
sulle braccia, trascinando le gambe. Alla domanda: “Come 
cammini?”, lui sorride e risponde così, mostrando le sue mani.

In queste condizioni, a 14 anni Galaxy ha deciso di partire per 
l’Europa. Per questo ha affrontato un lungo e faticoso viaggio ‘a 
piedi’ attraversando il deserto del Sahara, passando per la Libia 
dove lavora e raccoglie soldi utili a proseguire il viaggio, ma dove 
subisce anche violenze. 

Riesce a scappare e a raggiungere l’Italia nel maggio 2017. Trovato 
alla stazione Termini di Roma dalla Polizia Ferroviaria e affidato, 
in emergenza, al Centro Pronto Intervento Minori “Tata Giovanni”, 
viene ricoverato presso il nostro Ospedale per definire il quadro 
clinico e curare la sua gamba. 

Alla domanda “Cosa desideri?”, risponde solo “Vorrei studiare”. 
Grazie alla scuola in Ospedale, Galaxy ha iniziato le lezioni di 
italiano. Il suo sogno è quello di specializzarsi in Diritti umani. 
Quando gli si chiede di descrivere la sua vita, alza le spalle e dice: 
“Life is like this. Difficult“. Però non smette mai di sorridere. 
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Biblioteca Medica
Responsabile: Alessandra Loreti 

La Biblioteca medica ha la finalità di assicurare la migliore fruizione, 

l'aggiornamento e la conservazione delle collezioni, l’assistenza ed il 

supporto continuo alla ricerca bibliografica ed alle analisi bibliometriche 

a favore di tutte le figure professionali del personale dipendente, dei 

medici specialisti in formazione e degli studenti dei corsi di laurea 

infermieristica dell’Ospedale.

DOTAZIONE

È dotata di una sala lettura con 8 postazioni PC da cui 
accedere a tutti gli strumenti ed ai servizi informativi of-
ferti dalla Biblioteca. Tali servizi sono anche accessibi-
li, attraverso la Rete Intranet, da tutte le postazioni PC 
dell’Ospedale.

Mette a disposizione degli utenti una serie di strumenti 
per la fruizione delle risorse bibliografiche:

nn il catalogo AZ accessibile dalla pagina di Biblioteca, 
consultabile da tutte le postazioni di ogni sede istitu-
zionale, che aggrega periodici, banche dati, libri, stru-
menti per le lingue e per la gestione della bibliografia;

nn il Linksolver per il collegamento al testo completo 
degli articoli scientifici direttamente dalle banche 
dati sulle quali si opera la ricerca;

nn il servizio CINECA Library Access Service, che consen-
te agli utenti autorizzati di disporre, anche da server 
remoto, dell’intero patrimonio bibliografico dell’Istituto.

Garantisce l’accesso alle più importanti banche dati bi-
bliografiche, bibliometriche e di Evidence Based Medici-
ne e ad un patrimonio di oltre 7.000 periodici elettronici, 
rappresentato da grandi editori come SpringerNature, 
Wiley, Elsevier, Sage, BMJ Journals, Karger, Thieme e 
altri ancora. 

Si avvale del servizio DocLine della National Library of 
Medicine per fornire ai propri ricercatori gli articoli pub-
blicati su riviste non disponibili nelle Biblioteche italiane. 
La Biblioteca collabora con le Biblioteche di altri Enti, alle 
quali richiede e fornisce articoli in regime di reciproco 
scambio, per integrare le pubblicazioni non presenti nel 
catalogo.

La ricerca 
non aspetta

Corri dal tuo 
bibliotecario

IRCCS, IZS, 
ISS, INAIL, 
AIFA, AGENAS

Ideazione e progettazione a cura del Laboratorio comunicazione della scienza - Istituto Zooprofilattico Sperimentale delle Venezie. IZSVe © 2016

Fa parte della rete delle Biblioteche degli Enti di 
ricerca biomedici italiani, Bibliosan, promossa dal 
Ministero della Salute con lo scopo di creare e co-
ordinare un efficace ed efficiente servizio di infor-
mazione scientifica, mediante la condivisione ed il 
potenziamento delle risorse documentarie esisten-
ti e l’acquisto collettivo di risorse digitali, svolgen-
do un ruolo significativo nel perseguimento degli 
obiettivi di qualità come necessario supporto alle 
attività di ricerca e diffusione dell’informazione 
scientifica.BIBLIO

TECA

MEDICA

3
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Servizi offerti 

Ricerca bibliografica

Nel 2017 la Biblioteca ha soddisfatto oltre 1.700 richieste 
di articoli per un totale di quasi 9.000 pagine reperite. 
Attraverso il servizio di document delivery sono stati ri-
chiesti articoli presso altre biblioteche (55%), ma sono 
state anche soddisfatte richieste provenienti da altre bi-
blioteche (45%). 
 
Supporto alla pubblicazione

La Biblioteca ha supportato gli utenti nella scelta delle 
riviste alle quali sottoporre le proprie pubblicazioni ed 
ha gestito con le richieste di rettifica delle citazioni bi-
bliografiche presso la NLM (PubMed Author Name Cor-
rection), che dal 2018 potranno essere avanzate diretta-
mente ed unicamente dall’editore.

Formazione

Nell’ambito del piano formativo aziendale, la Biblioteca 
ha organizzato alcuni corsi ECM e/o non ECM:

nn Ricerca bibliografica ed analisi citazionali: H-Index e 
Impact Factor

nn Come realizzare una presentazione efficace 
nn Come scrivere un articolo scientifico.

Comunicazione

La Biblioteca mantiene la propria pagina Facebook con 
la quale diffonde approfondimenti su argomenti di na-
tura scientifica, notizie di salute pubblica, etica della ri-
cerca e delle pubblicazioni. Conferma la sua attività di 
promozione e diffusione della letteratura scientifica di 
qualità e di contrasto alle cattive pratiche dei Predatory 
Publisher. Ha realizzato un opuscolo informativo per de-
scrivere le caratteristiche ed i servizi della Biblioteca, ad 
uso di quanti accedono per la prima volta in Ospedale 
(nuovi assunti, specializzandi, borsisti, contrattisti ecc.).

Opuscolo informativo Biblioteca Medica OPBG

La biblioteca biomedica mette a disposizione 
degli utenti una sala lettura con 8 PC, ai quali 
il personale dipendente o a contratto può 
accedere tramite credenziali di rete fornite 
dall’ente. I PC consentono la consultazione 
delle risorse online della biblioteca. Per 
gli esterni o per chi è privo di credenziali è 
possibile accedere alla sala lettura e consultare 
il materiale cartaceo presente. Tutte le risorse 
online sono disponibili anche da extranet. 
La biblioteca fa parte di BiblioSan, la rete delle 
biblioteche degli enti di ricerca biomedici 
italiani (www.bibliosan.it).

Riviste ed E-Books
La biblioteca mette a disposizione degli utenti 
un patrimonio bibliografico di oltre 7000 
periodici elettronici e un’ampia collezione di 
E-books. Grazie a un linksolver è garantito il 
collegamento al full text delle pubblicazioni. 

Banche Dati
La biblioteca dispone di importanti banche 
dati, tra cui:

Best Practice London Medical DB
British Nursing Index PubMed
Cinahl Scopus
Cochrane Uptodate
Codifa Web of Science

Fornitura di documenti 

Servizio che consente di ottenere in formato 
cartaceo – nel rispetto della normativa vigente 
in materia di diritto d’autore – articoli non 
presenti nel catalogo della biblioteca. Le 
richieste di fornitura di documenti possono 
essere inviate a biblioteca@opbg.net o inoltrate 
alla biblioteca tramite il sistema NILDE.

Assistenza nella ricerca bibliografica

Supporto nella selezione delle banche dati più 
appropriate e nell’analisi della letteratura per 
le finalità di ricerca del personale tecnico e 
sanitario. 

Servizi
Assistenza nelle analisi 
bibliometriche

Supporto nella valutazione degli indici 
di impatto scientifico relativi alla singola 
persona, a una rivista o a un ambito di ricerca 
attraverso l’uso delle banche dati citazionali 
a disposizione.

PubMed Author Name Correction

Servizio di richiesta di rettifica alla National 
Library of Medicine nel caso di nome e 
cognome anteposti o mal citati nel proprio 
articolo scientifico nella banca dati PubMed. 

UTENZA

Nel 2017 la Biblioteca ha registrato 3.487 accessi alla sala 
lettura. Nella figura 56 è riportato il numero di utenti negli 
ultimi 5 anni. Il trend degli accessi è in continua crescita. Il 
calo registrato nel 2014 è stato causato dalla chiusura del-
la Biblioteca per un periodo di 4 mesi, richiesti per i lavori 
di ristrutturazione e ammodernamento. L’utenza della sala 
lettura è stabilmente rappresentata, per oltre l’80%, da 
medici, oltre che da infermieri e psicologi. I biologi, dopo 
l’apertura nel 2014 del Polo di Ricerca di San Paolo fuori 
le Mura, hanno ridotto significativamente la loro presenza 

in quanto usufruiscono del Servizio per via telematica. La 
figura 57 riporta la distribuzione delle presenze annuali 
nella sala lettura per categoria professionale. 

Mentre gli accessi dei medici si mantengono stabili negli 
anni, è di grande interesse l’analisi delle altre categorie 
professionali. La figura 58 mostra infatti come a partire 
dal 2013-2014 sia significativamente e costantemente 
aumentata negli anni la presenza degli infermieri, ma 
anche degli psicologi. Il calo della presenza dei biologi 
è legato al già ricordato trasferimento dei laboratori di 
ricerca presso la sede di San Paolo fuori le Mura.

Figura 56. Accessi alla sala lettura della Biblioteca negli anni 2013-2017.

Figura 58. Accessi dei professionisti non medici alla sala lettura della Biblioteca negli anni 2013-2017.

Utenti in sala lettura Biblioteca OPBG

Infermieri Biologi Psicologi

Figura 57. Categorie professionali che hanno utilizzato la sala lettura della Biblioteca nel 2017.
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Biblioteca Medica

Direzione Scientifica 
Ospedale Pediatrico Bambino Gesù
Padiglione Salviati, piano 3° - Sede Gianicolo
Piazza Sant’Onofrio, 4 - 00165 Roma 

Direttore Scientifico: 
Bruno Dallapiccola    

Responsabile: 
Alessandra Loreti 

Information Literacy: 
Manuela Moncada

Document Delivery: 
Claudia Sarti

Orario di apertura al pubblico:

Lunedì-Giovedì:  09:00 – 18:00
Venerdì: 09:00 – 16:00

Assistenza nella scelta della rivista

Supporto nella selezione di una rosa di 
riviste cui sottomettere un articolo, in base 
all’argomento, al tipo di articolo (original 
research, review, case report, ecc), al tipo 
di rivista (open access/non open access), 
agli indici citazionali, alla velocità di 
pubblicazione, alla serietà dell’editore e alla 
possibile ricaduta in termini di diffusione 
della ricerca.

Copiatura testi

Il servizio di fotocopiatura è consentito nei 
termini stabiliti dalla Legge n° 248/2000 in 
materia di diritto d’autore che limita l’attività 
di copiatura al 15% di ciascun volume o 
fascicolo di periodico.

Corsi di formazione

La biblioteca nell’ambito del piano formativo 
dell’Ospedale organizza ogni anno una serie di 
corsi (ECM e/o non ECM) rivolti al personale. 
Per vedere i corsi in programma, consultare 
la pagina Formazione OPBG della home page 
della Intranet, o rivolgersi direttamente al 
personale della biblioteca. 

Contatti:

Telefono: 06 6859 2357/2297/2029
Email: biblioteca@opbg.net
www.facebook.com/BibliotecaBambinoGesu

La Biblioteca Medica 
dell’Ospedale Pediatrico 

Bambino Gesù   

Lavori di ristrutturazione della biblioteca e trasferimento laboratori di ricerca

Lavori di ristrutturazione della biblioteca e trasferimento laboratori di ricerca
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RISULTATI SCIENTIFICI SIGNIFICATIVI

Genetica 
e Malattie Rare

Nell’ambito di uno studio internazionale, sono stati sele-
zionati 197 pazienti affetti da encefalopatie con disabilità 
mentale ed epilessia farmaco-resistente, che sono stati 
analizzati mediante analisi genomica; in un terzo dei casi 
è stata identificata una nuova malattia, che è stata ricon-
dotta alla mutazione di otto nuovi geni: NTRK2, GABRB2, 
CLKTC, DHDDS, NUS1, RAB11A, GABBR2 e SNAP25.

È stata identificata una nuova forma grave di leucodi-
strofia, caratterizzata da ritardo motorio, nistagmo, man-
canza del controllo del capo e marcata ipomielinizza-
zione alla risonanza magnetica. Questo quadro clinico, 
presente in cinque pazienti, è stato ricondotto alle muta-
zioni bialleliche inattivanti il gene NKX6-2, che codifica 
per un fattore di trascrizione che riveste un ruolo speci-
fico nella differenziazione degli oligodendrociti e nella 
regolazione dell’espressione di un gene che codifica 
per la mielina. 

In alcuni casi familiari ad eredità legata all’X e in alcuni 
soggetti sporadici con epilessia e disabilità mentale di 
gravità variabile, ritardo dello sviluppo, dismorfismi e ni-
stagmo, a maggiore espressione nei maschi, sono state 
identificate mutazioni patogenetiche nel gene GABRA3, 
che codifica per la subunità alfa 3 del recettore del gene 
GABRAA. 

In un sottogruppo di pazienti con displasia spondilo-
metafisaria (SMD) e fratture sull’angolo delle metafisi e 

grave scoliosi sono state identificate mutazioni in una re-
gione altamente conservata del gene della fibronectina 
(FN1), che identifica una nuova forma di SMD associata 
a grave scoliosi e bassa frequenza di coxa vara. In un 
gruppo di 14 famiglie discendenti dalla popolazione dei 
Romani della Slovacchia è stata identificata una malattia 
ipomielinizzante con atrofia dei gangli della base e del 
cervelletto, che è stata ricondotta ad una mutazione con 
effetto fondatore, consistente nella delezione omozigote 
della regione del promotore del gene UFM1, che codifica 
per un membro della famiglia delle ubiquitine, coinvolto 
nella modificazione postraduzionale delle proteine. 

Uno studio collaborativo internazionale, al quale hanno 
partecipato i ricercatori dell’Ospedale, ha arruolato oltre 
un centinaio di pazienti affetti da iperplasia congenita 
del surrene da mutazioni del gene CYP11B1, che codifica 
per la 11-beta-idrossilasi; questo studio ha consentito di 
ridefinire il quadro clinico della malattia, caratterizzato da 
virilizzazione nelle femmine, aumento dell’età scheletri-
ca, ipertensione, ha identificato l’11-deossicortisolo come 
il marcatore biochimico più affidabile per la diagnosi, ed 
ha definito alcune correlazioni genotipo-fenotipo. 

Le mutazioni di 22 lisine istoniche metiltrasferasi e de-
metilasi, implicate nella regolazione genica, sono state 
associate a specifiche e nuove malattie rare dello svilup-
po. In particolare l’aploinsufficienza di KMT2C e ASH1L è 
stata associata ad un fenotipo da deficit dello sviluppo 
neurologico con incostanti difetti fisici, KMT5B ad una 
sindrome da iperaccrescimento e disabilità mentale; è 
stato ampliato lo spettro fenotipico associato alle mu-
tazioni di KMT2B. È stata identificata una sindrome da 
ritardo dello sviluppo, dismorfismi e camptodattilia, da 
mutazioni omozigoti del gene KDM5B. 

I ricercatori dell’Ospedale hanno contribuito alla stesura 
di raccomandazioni per la presa in carico e la valutazio-
ne mutispecialistica dei pazienti affetti da deficit di sfin-
gomielinasi acida, una rara condizione da accumulo liso-
somiale ad espressione altamente variabile, con forme 
neuroviscerali gravi, rapidamente progressive e letali, e 
forme croniche neuroviscerali o viscerali. 

Utilizzando come unico criterio di valutazione il valore dell’Impact Factor della rivista, abbiamo 

selezionato un gruppo di pubblicazioni scientifiche significative prodotte nell’anno 2017. 

Gli articoli sono stati arbitrariamente raggruppati in tre macroaree, genetica e malattie rare, 

malattie e fenotipi complessi, oncoematologia, ed i relativi risultati sono sintetizzati di seguito.

ATTIVITÀ

SCIENTIFICA
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MALATTIE 
E FENOTIPI 
COMPLESSI 
E ALTRO

La sindrome da delezione 22q11.2 associa, in maniera 
variabile, difetti multisistemici, comprese le cardiopatie 
congenite, più specificamente la Tetralogia di Fallot (ToF) 
in un terzo dei casi; un ampio studio internazionale, che 
ha arruolato oltre 1400 soggetti, utilizzando l’analisi ge-
nomica, ha documentato l’associazione significativa tra 
la ToF ed una variante all’interno di un gene che codifica 
per una proteina di adesione (GPR98). 

In un altro gruppo di 760 pazienti con delezione 22q11.2 
è stata individuata la sindrome psicotica attenuata 1/3 
del campione. Questa sindrome si è dimostrata essere 
correlata con l’età (adolescenza-giovani adulti) respon-
sabile in parte dei deficit cognitivi associati all’emizigosi 
del cromosoma 22q. 

Un gruppo di lavoro internazionale, al quale hanno par-
tecipato i ricercatori dell’Ospedale, ha redatto le prime 
linee-guida basate sull’evidenza per la diagnosi e la pre-
sa in carico dei pazienti affetti dalla rara e grave entero-
colite indotta dalle proteine del cibo. Utilizzando i dati 
del registro PodoNet, sono state ricavate informazioni 
su oltre 1.300 bambini affetti da sindrome nefrosica pri-
mitiva resistente agli steroidi, allo scopo di definirne la 
prognosi a lungo termine sulla funzione renale, in base 
ai dati genetici, istopatologici e di risposta alle terapie. 

Uno studio internazionale, multicentrico, randomizzato, 
in doppio cieco ha analizzato l’efficacia, la sicurezza e la 
frequenza delle recidive dopo un anno di terapia con le-
vamisolo, nei pazienti con sindrome nefrosica idiopatica 
sensibile agli steroidi. È stato dimostrato che il farmaco 
prolunga l’intervallo tra le recidive e ne previene la ricor-
renza, rispetto alla terapia con il solo prednisone. 

L’analisi multivariata dei dati istologici, genetici, clinici 
e dei valori del complemento nel siero/plasma relativi 
ad un gruppo di oltre 170 pazienti con glomerulopatia 
membranosa-proliferativa ha permesso di sotto classifi-
carli in quattro cluster, suggerendo l’esistenza di altret-
tanti diversi meccanismi patogenetici. Su due coorti di 
pazienti sono stati testati i livelli del recettore sierico so-
lubile dell’urochinasi, per verificare se potevano essere 
utilizzati per predire la progressione della malattia nei 
bambini con malattia cronica renale. È stato dimostrato 
che l’aumento dei livelli del recettore correlano con la 
progressione della malattia. 

Uno studio multicentrico nazionale, che ha arruolato 48 
pazienti da 43 famiglie con poliarterite nodosa, ha dimo-
strato che il deficit di adenosina deaminasi 2 rappresen-
ta una nuova causa della malattia ad esordio precoce. 

Uno studio multicentrico, predittivo, randomizzato ha 
analizzato l’efficacia del trattamento intra-articolare con 
corticosteroidi da soli e in associazione con il metho-
trexate nell’artrite idiopatica giovanile oligoarticolare ed 
ha suggerito che l’aggiunta di methotrexate non migliora 
l’efficacia terapeutica. 

È stato utilizzato un modello animale per analizzare la 
sindrome da attivazione dei macrofagi (MAS) ed il ruolo 
dell’INF-gamma. Gli animali con MAS presentavano una 
iperregolazione della via di IFN-gamma, ed una ipere-
spressione di Il12a e Il12b, con un aumento dei macro-
fagi CD68+ nel fegato. Il trattamento con anticorpi an-
ti-INF-gamma ha documentato un significativo aumento 
della sopravvivenza, un recupero del peso, un migliora-
mento di alcuni parametri biochimici ed una riduzione 
dei livelli di CXCL9, CXCL10 e altre citochine proinfiam-
matorie, suggerendo un ruolo patogenetico di INF-gam-
ma sulla MAS. 

Uno studio, che ha arruolato oltre 270 pazienti obesi con 
steatoepatite non alcolica (NASH), ha valutato il consumo 
di fruttosio ed ha misurato i valori sierici di acido urico, 
dimostrando che i due parametri si associano indipen-
dentemente con la NASH. Uno studio sul miR-UL112-5p 
del citomegalovirus umano ne ha indagato i rapporti con 
il gene ERAP1 che codifica per l’aminopeptidasi 1 del re-
ticolo endoplasmico ed ha identificato una variante di 
ERAP1 che previene l’immunoconversione mediata da 
questo micro RNA. 

Lo studio EPICE, a cui ha partecipato l’Ospedale, ha in-
dagato l’associazione tra la somministrazione di cortico-
steroidi prima della nascita dei corticosteroidi e la so-
pravvivenza e morbidità dei neonati molto pretermine, 
dimostrando l’efficacia del trattamento, anche quando 
somministrato solo poche ore prima del parto. Lo studio 
ha perciò concluso che i corticosteroidi prenatali sono 
utili nelle donne a rischio di parto imminente pretermine.

Sono state analizzate le correlazioni genotipo-fenotipo 
nella displasia ectodermica anidrotica autosomica domi-
nante con deficit immunitario. 

È stato dimostrato che l’espressione e la gravità della 
malattia è maggiore nei soggetti eterozigoti per muta-
zioni puntiformi del gene che codifica per l’inibitore del 
fattore nucleare KB, rispetto ai pazienti con mutazioni 
troncanti. I ricercatori dell’Ospedale hanno partecipato 
ad una sperimentazione clinica di fase 2, a base di un 
farmaco neuroprotettore, olesoxime, su un gruppo di 
pazienti, prevalentemente pediatrici, affetti da atrofia 
muscolare spinale tipo 2 o tipo 3, documentandone la 
tollerabilità ed il significativo beneficio.

ONCOEMATOLOGIA

La leucemia acuta megacarioblastica nelle persone non 
affette dalla sindrome di Down ha una prognosi infausta. 
L’analisi dell’RNA e dell’esoma in un centinaio di pazienti 
ha dimostrato che la malattia nei bambini è eterogenea 
ed è classificabile in varie forme ad evoluzione diversa, 
che coinvolgono vari oncogeni chimerici e altre mutazio-
ni a livello epigenetico e nel signalling chinasico. 

Una sperimentazione clinica internazionale randomizza-
ta ha studiato i pazienti con leucemia acuta linfoblastica, 
con l’obiettivo di ridurre l’intensità della terapia combi-
nata. I pazienti sono stati casualmente associati al regi-
me ridotto o a quello standard. A distanza di 8 anni si è 
concluso che il regime ridotto non ha avuto successo 
soprattutto in termini di recidive, che sono risultate si-
gnificativamente aumentate rispetto al gruppo in terapia 
standard. Il regime ridotto può essere preso in conside-
razione solo in specifici sottogruppi di pazienti, a sottoli-
neare l’elevata eterogeneità biologica di questi pazienti.

Uno studio in vitro ha dimostrato che gli enzimi ADAR, 
ovvero le adenosine deaminasi che agiscono sull’RNA, 
svolgono un ruolo importante e specifico nella differen-
ziazione delle cellule della leucemia mieloide. Uno stu-
dio sperimentale di fase 3, multicentrico e randomizzato 
ha analizzato l’efficacia di due dosi diverse di globulina 
di coniglio diretta contro i linfociti T, per prevenire il ri-
getto nei bambini con emopatie maligne, trapiantati con 
il midollo di un donatore non-consanguineo ed ha dimo-
strato che la dose di 15 mg/kg rappresenta il regime te-
rapeutico standard. 

È stato dimostrato che il trapianto aploidentico dopo de-
plezione dei linfociti T alfa-beta e dei linfociti B rappre-
senta per i bambini con leucemia acuta che necessitano 
di un trapianto urgente un’alternativa competitiva rispet-
to al trapianto identico. 

Uno studio prospettico italiano multicentrico ha analizza-

to l’incidenza, i fattori di rischio e l’esito della batteriemia 

gram-negativa dopo il trapianto allogenico e autologo 

di cellule staminali ed ha dimostrato che la batteriemia 

gram-negativa prima del trapianto è un fattore di rischio 

indipendente, associato con un aumento della mortalità 

a 4 mesi, sia dopo l’auto- che l’allo-trapianto. I maggiori 

indicatori della batteriemia gram-negativa sono la storia 

delle precedenti infezioni e il monitoraggio delle colo-

nizzazioni. 

È stato dimostrato che l’infusione di acido zoledronico 

nei pazienti pediatrici che ricevono il trapianto di midollo 

HLA-aploidentico, depleto di cellule alfa-beta T e B, pro-

muove la differenziazione delle cellule T gamma-delta e 

la citotossicità e può influenzare l’esito del trattamento. 

Uno studio collaborativo internazionale, su oltre un’ot-

tantina di pazienti affetti da patologie mendeliane as-

sociate ad instabilità cromosomica, ha dimostrato che 

il trapianto di cellule emopoietiche risolve l’immunode-

ficienza associata a queste malattie da difetto di riparo 

del DNA.

Una ricerca multicentrica, retrospettiva, internazionale ha 

riesaminato le storie cliniche di 96 pazienti affetti dalla 

sindrome da enteropatia poliendocrina con immunodi-

sregolazione legata all’X, che erano stati trattati o con 

l’immunsoppressione (IS) o con il trapianto allogenico 

di cellule staminali emopoietiche (HSCT). I pazienti nel 

gruppo IS hanno avuto recidive e complicazioni ed una 

ridotta sopravvivenza, mentre quelli trattati con HSCT 

hanno risolto la malattia ed hanno goduto di migliori qua-

lità di vita, indipendentemente dalla loro età, dalle carat-

teristiche del donatore e dal regime di condizionamento. 

È stato dimostrato che l’antigene NG2, coinvolto nelle 

metastasi del melanoma e nello sviluppo cerebrale, è un 

potente bersaglio terapeutico della leucemia acuta lin-

foblastica a cellule B, in grado di ridurre l’invasività della 

malattia a livello del sistema nervoso centrale. 

È stato dimostrato che la deplezione della tirosinachi-

nasi da adesione focale (FAK) riduce la crescita cellula-

re nel carcinoma epatocellulare, agendo su alcuni geni 

che promuovono il tumore, come il pro-oncogene EZH2. 

Questo studio ha pertanto indentificato un nuovo poten-

ziale bersaglio per il trattamento della malattia. 

È stata ottenuta la prima dimostrazione del ruolo di MYCN 

come oncogene immunosoppressore nelle cellule del 

neuroblastoma, in grado di regolare negativamente l’e-

spressione dei ligandi NKG2D e DNAM-1, che attivano le 

cellule NK. I livelli di espressione di MYCN costituiscono 

pertanto biomarcatori di predizione dell’efficacia dell’im-

munoterapia basata sulle cellule NK nei pazienti.

Sono state studiate le caratteristiche funzionali del fat-

tore di trascrizione chimerico PAX3-FOXO1 associato al 

rabdomiosarcoma alveolare. Questo fattore chimerico 

crea una dipendenza con la proteina nucleare BRD4, la 

cui ablazione ne blocca la funzione, suggerendo che i 

potenziali inibitori di BET potrebbero avere un effetto te-

rapeutico su questa forma di rabdomiosarcoma.
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La produzione scientifica rappresenta per un IRCCS la principale espressione dei risultati 

della propria attività di ricerca e lo strumento attraverso il quale li divulga e li mette 

a disposizione della comunità scientifica.

Parallelamente al costante aumento delle attività, dei 
progetti e dei finanziamenti per la ricerca, le pubblica-
zioni dell’OPBG hanno avuto negli anni recenti un pro-
gressivo, continuo e significativo incremento. L’Impact 
Factor calcolato in base al Journal Citation Reports 2017 
- ISI (Fonte ufficiale) ha  infatti raggiunto nel 2017 il valore 

di 2.703 punti ed un IF medio per pubblicazione pari a 
4,1. Di seguito viene riportato il numero delle pubblica-
zioni indicizzate pubblicate dal 2003 al 2017 ed il rela-
tivo Impact Factor (IF), che mostra un aumento dell’8% 
nell’ultimo anno. Rispetto al 2003 invece l’IF ha più che 
quadruplicato il suo valore.

Il 41% delle pubblicazioni del 2017 sono state realizzate 
in collaborazione con gruppi internazionali. Tale dato, 
che conferma lo spessore della rete collaborativa dei 
ricercatori dell’OPBG, esprime un ulteriore incremento 
rispetto agli ultimi anni. La figura 61  riporta il numero e la 

percentuale delle pubblicazioni realizzate con gruppi in-
ternazionali negli anni 2011-2017. Il rapporto maschi-fem-
mine, relativamente agli autori delle pubblicazioni rea-
lizzate nel 2017, è all’incirca pari ad 1, con una minima 
prevalenza (52%) delle autrici.

La produzione scientifica
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Figura 61. Numero assoluto e percentuale delle pubblicazioni realizzate con gruppi internazionali negli anni 2011-2017.Figura 59. Pubblicazioni scienfiche e IF dell’OPBG negli anni 2003-2017 .
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Figura 60. Proporzione di pubblicazioni realizzate con gruppi internazionali.
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Le attività di ricerca dell’OPBG si realizzano attraverso le progettualità 

incardinate nei programmi di sviluppo di ciascuna delle sei Aree di Ricerca:

I PROGETTI DI RICERCA

Nel 2017 sono stati realizzati 438 progetti di ricerca, che 
nel 36% dei casi sono stati dedicati alle malattie rare, 
inclusi i tumori rari. Il 30% dei progetti sono stati svolti 
su base multicentrica e oltre la metà di essi ha coinvolto 
partner internazionali. I progetti di maggiore rilevanza, 
sostenuti da grant, sono stati 130, di cui il 46% dedicati 

alle malattie rare. Il 58% sono stati multicentrici e circa la 

metà di essi sono stati realizzati nel contesto di collabo-

razioni internazionali. Relativamente al rapporto numeri-

co fra i due sessi, il 39% dei progetti di ricerca ha avuto 

come responsabile scientifico una donna. La figura 64 

indica la distribuzione dei responsabili scientifici dei pro-

getti in rapporto al sesso e all’età.

Ricerca Corrente: fondi erogati dal Ministero della Sa-
lute e determinati soprattutto in base alla produttività 
scientifica dell’Ente nell’anno precedente.

Sperimentazioni cliniche: finanziamenti erogati da altri 
Enti o da Aziende farmaceutiche a supporto della par-
tecipazione dell’OPBG a progetti di sperimentazione 
clinica, sia di tipo osservazionale che interventistico, di 
farmaci o di dispositivi medici o di costituzione di registri 
di malattia. 

Donazioni e contributi vari: finanziamenti erogati da pri-
vati (Associazioni, Fondazioni, Aziende, ecc. ) a supporto 
dell’attività di ricerca.

5 per mille: fondi devoluti alla ricerca scientifica 
dell’OPBG dai cittadini italiani attraverso la scelta all’atto 
della dichiarazione delle imposte sul reddito.

Conto capitale: quota di finanziamento assegnata dal 
Ministero agli IRCCS e destinata a garantire l’aggiorna-
mento del loro parco tecnologico con particolare atten-
zione all’acquisizione di strumentazione ad alta tecnolo-
gia di ultima generazione. 

Grant: finanziamenti erogati da Enti finanziatori, nazio-
nali e internazionali, pubblici e privati, attraverso un 
processo di selezione rispetto ai progetti presentati dai 
ricercatori. 

Anche se, come atteso, la percentuale dei ricercatori con 
responsabilità di progetto aumenta in proporzione con 
l’età fino a raggiungere la percentuale massima nella fa-
scia  compresa tra 55 e 60 anni, circa il 20% dei progetti 
è coordinato da ricercatori di età inferiore a 45 anni. Il 
numero delle ricercatrici è prevalente nelle fascie di età 
inferiore ai 50-55 anni mentre i ricercatori maschi preval-
gono nelle fascie di età superiori. 

I FINANZIAMENTI

Nonostante la riduzione complessiva dei fondi desti-
nati alla ricerca, i finanziamenti ottenuti dai ricercatori 
dell’OPBG a supporto delle loro attività sono progressi-
vamente aumentati negli ultimi anni. In particolare, rispet-
to al 2010, i fondi per ricerca sono raddoppiati e, rispetto 
al 2016, sono aumentati del 24%.

I progetti ed i loro finanziamenti 
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Figura 62. Proporzione di grant dedicati a malattie rare.

Figura 64. Distribuzione per età e sesso dei responsabili scientifici dei progetti di ricerca.

Figura 65. Finanziamenti complessivi per la ricerca negli anni 2010-2017.

Figura 63. Proporzione di progetti di ricerca  
con responsabile scientifico donna.
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nn Genetica e malattie rare   

nn Immunologia   
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di farmaci pediatrici 
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Di seguito sono sintetizzate le principali fonti di finanziamento 
a supporto della ricerca scientifica
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Le Collaborazioni scientifiche

L’eccellenza dell’attività dei ricercatori dell’OPBG è testimoniata anche dalla fitta rete 

di collaborazioni scientifiche nazionali ed internazionali. Di seguito sono rappresentate 

le collaborazioni formalizzate attraverso specifici accordi scientifici o attraverso la 

partecipazione congiunta a consorzi o partenariati di ricerca.

Distribuzione geografica

L’OPBG ha finalizzato rapporti di collaborazione scientifi-
ca con 293 Enti, il 77% dei quali, pari a 227, ha sede al di 
fuori del territorio nazionale, compresi:

nn 86% Europei 
nn 8% Nord Americani (Stati Uniti e Canada)
nn 6% presenti in altri continenti

La figura 69 mostra i 10 Paesi con i quali l’OPBG ha il 
maggior numero di collaborazioni. Il 50% delle collabo-
razioni si svolge con Istituti tedeschi, britannici, olandesi 
o francesi. Gli enti statunitensi si collocano per frequen-
za al quinto posto. 

La Figura 70 illustra la distribuzione delle collaborazioni 
scientifiche nell’area geografica europea e mostra come 
la rete sia capillare e si estenda a tutti i Paesi.

Figura 69. Paesi con i quali l’OPBG intrattiene il più elevato 
numero di collaborazioni scientifiche.

Figura 70. Collaborazioni europee dell’OPBG.
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I finanziamenti ottenuti attraverso grant, rappresentano 
la quota prevalente dei finanziamenti per la ricerca ri-
guardando il 40% dei finanziamenti complessivi. Ad essi 
in particolare va attribuito il significativo miglioramen-
to dell’andamento economico della ricerca negli ultimi 
anni, come dimostra la figura 67 che evidenzia un loro 
aumento del 68% tra il 2013 e il 2017. Relativamente ai 
grant, i principali Enti finanziatori sono il Ministero della 
Salute, l’Associazione  Italiana per la Ricerca sul Cancro 

e la Commissione Europea, che complessivamente han-
no contribuito al 76% di questa quota.  Il 15% sono de-
rivati da grant individualmente di minore valore econo-
mico, che tuttavia nel complesso hanno avuto un peso 
significativo sulla ricerca. 

Infine, il 10% dei grant è stato finanziato dalla Fondazio-
ne Children with Cancer-UK, dalla Regione Lazio e dalla 
Cystinosis Research Foundation.
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Figura 66. Distribuzione delle principali fonti di finanziamento per la ricerca.

Figura 67. Finanziamenti da grant negli anni 2013-2017. Figura 68. Principali enti finanziatori.
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Tipologia degli Enti 

I ricercatori dell’OPBG collaborano soprattutto con centri 
di ricerca universitari e non universitari, che complessi-
vamente rappresentano circa il 50% delle collaborazioni. 
Importanti sono anche le collaborazioni con il settore in-
dustriale e con la piccola-media impresa, che rappresen-
tano il 17% del totale. Tali collaborazioni sono particolar-

mente sviluppate in Europa, grazie anche al ruolo della 
Commissione Europea nella promozione di partnership 
tra i centri di ricerca e le imprese. 

In ambito nazionale la collaborazione con il settore indu-
striale è meno sviluppata, rappresentando solo il 9% del-
le collaborazioni totali e coinvolgendo esclusivamente le 
piccole e medie imprese.

Figura 73. Distribuzione delle collaborazioni per tipologia di Ente.

nn Alleanza Contro il Cancro (ACC) 
nn Rete Cardiologica degli IRCCS
nn Rete Neurologica degli IRCCS
nn Rete Pediatrica degli IRCCS (IDEA)
nn Italian Advanced Translational Research Infrastructure 

(IATRIS)
nn Rete ORPHANET - Il portale delle malattie rare e dei far-

maci orfani
nn INCiPiT - Italian network for paediatric clinical trials 
nn Rete Virtual Physiological Human (VPH)
nn Network for Italian Genomes (NIG)
nn Paediatric Rheumatology INternational Trials Organisa-

tion (PRINTO) 
nn International Society for Pediatric Innovation (iSPI)
nn Healthcare Information and Management Systems So-

ciety (HIMSS)

Reti Europee di Riferimento (ERN) per le Malattie Rare:

nn EpiCARE - European Reference Network on Rare and 
Complex Epileps

nn ERKNet European Rare Kidney Diseases Reference 
Network 

nn ERN-RND European Reference Network on Rare Neuro-
logical Diseases 

nn ERN-LUNG European Reference Network on Rare Respi-
ratory Diseases 

nn ERN-Ski European Reference Network on Rare and Un-
diagnosed Skin Disorders 

nn EURO-NMD European Reference Network for Rare Neu-
romuscular Diseases 

nn ERN-EYE European Reference Network on Rare Eye Di-
seases 

nn GUARD-HEART Gateway to Uncommon And Rare Dise-
ases of the HEART 

nn ITHACA European Reference Network on Rare Congeni-
tal Malformations and Rare Intellectual Disability 

nn MetabEN European Reference Network for Rare Heredi-
tary Metabolic Disorders 

nn PaedCa-ERN European Reference Network for Paedia-
tric Cancer (haemato-oncology) 

nn RITA Rare Immunodeficiency, Autoinflmmatory and Au-
toimmune Diseases Network 

nn TRANSCHILD European Reference Network on Tran-
splantation in Children 

nn VASCern European Reference Network on Rare Multisy-
stemic Vascular Diseases 

nn ERN eUROGEN European Reference Network on Rare 
and Complex Urogenital Diseases and Conditions 

Oltre alle collaborazioni finalizzate alla realizzazione di progettualità specifiche, 

l’OPBG è inserito all’interno di reti collaborative istituzionali, nazionali e internazionali.

UniversitàUSA

Settore industriale e piccola media impresaIsraele

Centri di ricercaCanada

OspedaliAustralia

Terzo settoreTurchia

IstituzionaliSingapore

AltroGiappone

Tailandia

Sudafrica

Il 14% delle collaborazioni extraeuropee riguardano pri-
mariamente enti negli Stati Uniti, in Sud Africa, in Israele 
e in Canada, che complessivamente assommano al 10% 
delle collaborazioni totali. Sono attive collaborazioni an-
che con l’Australia, con enti in Asia (Tailandia, Singapore 
e Giappone), e con alcuni Paesi del bacino del Medi-

terraneo (Israele e Turchia) (figura 71). Le collaborazioni 
nazionali sono 66, distribuite in 15 regioni, soprattutto 
nel Lazio (26%), in Lombardia (12%) e nel Veneto (11%). 
Le pubblicazioni scientifiche testimoniano inoltre colla-
borazioni scientifiche non formalizzate con oltre 8.000 
gruppi di ricerca internazionali in 100 Nazioni (figura 72).

Figura 71. Distribuzione delle collaborazioni extra-europee.

Figura 72. La rete delle collaborazioni internazionali dell’OPBG nelle pubblicazioni.
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Confronto con gli altri Provider

Nel 2017 l’OPBG si è classificato al primo 

posto tra i Provider degli IRCCS accreditati. 

L’OPBG si è anche confermato ai primi posti nelle clas-
sifiche di riferimento dell’Annuario della Formazione in 
Sanità, in base ai dati rilevati dalla Banca dell’Agenzia 
Nazionale per i Servizi Sanitari Regionali. 

In particolare, rispetto alla classifica generale “The Best 
Provider ECM 2017” l’OPBG si è classificato:

nn 9° per numero di eventi erogati; 
nn 8° per la Categoria residenziale;
nn 8° per la Categoria eventi gratuiti;
nn 3° per la Categoria eventi non sponsorizzati. 

Corsi di Formazione a Distanza (FAD)  
realizzati nel 2017

Relativamente alla formazione a distanza, nel 2017 
l’OPBG ha realizzato due eventi FAD:

nn “Temi di genetica medica” con la partecipazione di 
17.697 discenti aventi diritto ai crediti.

nn “Riconoscere Una Malattia Rara” con la partecipazio-
ne di 19.303 discenti aventi diritto ai crediti.

Formazione e accreditamento ECM

L’Educazione Continua in Medicina è il processo attraverso il quale il professionista della 

salute si mantiene aggiornato per rispondere ai bisogni dei pazienti, alle esigenze del 

Servizio sanitario e al proprio sviluppo professionale. L’Ospedale da anni assicura ai propri 

operatori un elevato livello di specializzazione ed aggiornamento attraverso la formazione 

continua. Nel 2013 ha ottenuto l’accreditamento come Provider Standard 784 e ogni anno 

realizza eventi formativi rivolti a tutte le figure professionali. 

Eventi formativi

Nel 2017 sono stati realizzati 96 eventi, per complessive 
260 edizioni che hanno coinvolto 3.859 discenti. La fi-
gura 74 riassume il numero degli eventi ed il relativo nu-
mero complessivo di edizioni negli anni 2015-2017, che 
evidenziano un costante trend incrementale. Nel 2017 
è stato raggiunto un eccellente livello di efficienza del 
sistema, che ha realizzato l’85% degli eventi proposti.

Partecipanti

Il numero dei partecipanti che hanno completato gli even-
ti formativi e maturato i relativi crediti è cresciuto costan-
temente dal 2013 al 2017, fatta salve una flessione regi-
strata nel 2015, con un incremento complessivo del 57%.

Figura 74. Eventi ed edizioni ECM realizzate  
negli anni 2015-2017

Figura 75. Numero partecipanti dal 2013 al 2017. 
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L’Officina Farmaceutica

L’Officina Farmaceutica dell’Ospedale Bambino Gesù è una struttura dedicata 

specificamente alla generazione di prodotti di terapia cellulare e genica, configurabili 

nell’ambito delle terapie avanzate (ATMP, Advanced Therapy Medical Products).

Creata all’interno dei laboratori di ricerca situati nella zona di San Paolo fuori le Mura, 

la struttura ha una superficie di circa 1.400 mq, che la rende la più grande GMP facility 

presente in ambito accademico sul territorio italiano.

L’Officina Farmaceutica è dotata di:

5 locali dedicati alla finalizzazione 
di prodotti di terapia cellulare

3 locali dedicati alla generazione 
di prodotti di terapia genica

2 locali dedicati alla produzione 
di surnatanti virali, da impiegarsi per 
la trasduzione cellulare

Approvazioni dell’Agenzia regolatoria  
nazionale (AIFA)

nn Giugno 2016: autorizzazione per la produzione di 
cellule stromali mesenchimali (MSC) 

nn Giugno 2017: autorizzazione per la produzione di 
cellule T linfocitarie trasdotte con vettori retrovirali. 
Queste due importanti approvazioni hanno consenti-
to all’Ospedale di attivare due Trials di terapia cellu-
lare con MSC da impiegarsi rispettivamente nel trat-
tamento della malattia del trapianto contro l’ospite 
(GvHD) resistente alla terapia steroidea e nel tratta-
mento della sindrome nefrosica cortico-dipendente. 

Studi di fase I/II sulLa sicurezza ED efficacia  
 di T linfociti geneticamente modificati

Attraverso l’attivazione dell’Officina Farmaceutica, 
l’OPBG ha potuto avviare, per la prima volta nel nostro 
Paese, due studi accademici di fase I/II mirati a testare la 
sicurezza d’uso e l’efficacia di T linfociti geneticamente 
modificati attraverso l’introduzione di recettori chimerici 
(CAR, chimeric antigen receptors), per essere reindiriz-
zati sul bersaglio tumorale.

Questi studi arruoleranno, rispettivamente, pazienti pe-
diatrici e giovani adulti affetti da malattie linfoprolifera-
tive resistenti o recidivate e bambini affetti da neuro-
blastoma ricaduto o con profilo clinico-biologico ad alto 
rischio di fallimento dei trattamenti convenzionali e con-
tribuiranno, in maniera significativa, ad implementare nel 
nostro Paese approcci di terapia genica anti-tumorale.
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LABORATORI DI IMMUNOLOGIA

Scoperta dei primi e principali recettori 

inibitori e attivatori delle cellule NK 

Queste scoperte hanno permesso di comprendere il 

funzionamento delle cellule NK e la loro capacità di di-

scriminare tra cellule tumorali e sane, vari aspetti del-

le fasi più precoci della risposta infiammatoria. Inoltre, 

grazie a tali recettori, le cellule NK garantiscono una 

rete di interazioni con altre cellule dell’Immunità Innata. 

Un fenomeno importante è l’interazione tra NK e cellu-

le dendritiche (DC) che possono determinare, oltre ad 

una reciproca attivazione, anche il “DC editing”, grazie al 

quale le cellule NK eliminano le DC senza maturazione 

appropriata che, invece di presentare l’antigene in ma-

niera efficiente ai linfociti T, innescherebbero pericolosi 

meccanismi tollerogenici.

Scoperta dei recettori inibitori specifici per 

HLA, in particolare i KIR

I recettori hanno fornito la base cellulare e molecolare 

per il trapianto aploidentico di cellule staminali emopo-

ietiche (HSC) per la cura delle leucemie ad alto rischio. 

Questo trapianto è stato sviluppato nel tentativo di sal-

vare pazienti leucemici (>30%) che, in assenza di un do-

natore HLA-compatibile e senza alternative terapeutiche 

efficaci, hanno una prognosi estremamente sfavorevole.

Studio del microambiente tumorale (MT) e 
del suo effetto sulla funzione delle NK e 
delle ILC 

Dato il profondo effetto inibitorio del MT sulla funzione 
delle cellule NK, il Laboratorio di Immunologia sta valu-
tando l’effetto di vari farmaci in grado di ripristinare la 
funzione anti-tumorale delle cellule NK. Studi analoghi 
vengono compiuti anche sulle ILC, cellule non citotos-
siche, in grado di promuovere riparo tissutale, neoan-
giogenesi, organizzazione dei tessuti linfoidi terziari e 
di garantire difese anti-microbiche molto rapide a livello 
delle mucose.

Studio del microambiente tumorale 
nei tumori pediatrici con particolare 
riferimento al neuroblastoma ed ai linfomi 

Questi studi mirano a comprendere come il tumore 
spenga la reattività delle cellule del sistema immunitario 
favorendo in questo modo la propria crescita e dissemi-
nazione. Intende analizzare il ruolo delle vescicole ex-
tracellulari nel dialogo tra cellule neoplastiche e cellule 
immunocompetenti, soprattutto i linfociti T gamma delta. 
Una seconda linea di ricerca riguarda la manipolazione 
farmacologica del metabolismo tumorale, allo scopo di 
potenziare l’efficacia di varie forme di immunoterapia nel 
neuroblastoma.

Il nuovo laboratorio di Immunologia si estende su 
un’area di circa 270 mq al terzo piano del Polo di 
Ricerca di S. Paolo fuori le Mura.

Il laboratorio è dotato di:

1 sezione dedicata alla biologia cellula-
re, con due locali adibiti alle colture cellulari

1 area destinata alla caratterizzazione cellu-
lare e alla separazione di specifiche popolazioni cellu-
lari (cell sorting)

1 sezione dedicata alla biologia mole-
colare e biochimica, dotata di strumentazione per:

nn analisi e quantificazione in tempo reale degli acidi 
nucleici

nn analisi di espressione genica
nn analisi strutturali e funzionali delle proteine di in-

teresse per gli studi sulle popolazioni cellulari 
dell’immunità innata, adattativa, anti-tumorale e di 
differenziamento linfoide

La sua principale vocazione è lo studio della risposta 
immunitaria contro i tumori, in particolare quella me-
diata dalle cellule NK, cellule dell’Immunità Innata a 
spiccata attività anti-tumorale. 

Nel loro complesso, gli studi svolti nel Laboratorio di Immunologia forniscono risultati di rilievo 

nell’ambito della fisiologia di vari tipi cellulari coinvolti nella risposta anti-tumorale. Inoltre, 

hanno una notevole valenza traslazionale per aspetti diagnostici e terapeutici dei tumori solidi 

e delle leucemie ad alto rischio.

Laboratorio di Genetica Molecolare 
e Genomica Funzionale

Nel 2017 è stato inaugurato il laboratorio di “Genetica Molecolare e Genomica Funzionale” 

presso il Polo di Ricerca di San Paolo fuori le mura. Il laboratorio è dedicato allo studio 

delle malattie genetiche, con particolare attenzione a quelle rare e orfane di diagnosi, e alla 

traslazione delle nuove tecnologie genomiche nella pratica clinica.

Il laboratorio, collocato al terzo piano dei laboratori di 
ricerca, si sviluppa su oltre 300 mq.

sezione di genetica molecolare

La sezione utilizza l’analisi del genoma per identificare 
nuovi geni-malattia e comprendere le basi molecolari 
delle malattie del neurosviluppo, neurodegenerative, 
metaboliche e, più in generale, dei quadri complessi 
multisistemici di presunta natura genetica. Tale attività 
è incentrata sull’impiego di strumentazioni dedicate, in-
cluse diverse piattaforme array ad alta risoluzione e se-
quenziatori di seconda generazione, e delle necessarie 
infrastrutture che utilizzano e sviluppano pipeline bioin-
formatiche per l’analisi dei dati prodotti dal sequenzia-
mento massivo parallelo. 

sezione di biologia cellulare 

La sezione è dedicata alla validazione funzionale in vitro 
delle varianti genomiche identificate e alla caratterizza-
zione dei meccanismi patogenetici correlati allo sviluppo 
di malattia mediante lo studio di opportuni modelli cellu-
lari (linee primarie e linee modificate e/o riprogrammate 
geneticamente). 

sezione zebrafish 

La sezione è dedicata alla validazione funzionale in vivo 
mediante l’uso del sistema modello zebrafish. 

Le attività del laboratorio svolte con il supporto dei fondi 
raccolti dalla campagna istituzionale “Vite Coraggiose” 
rivolte ai pazienti senza diagnosi, ha consentito di ef-
fettuare 430 analisi esomiche, arruolando complessiva-
mente 155 probandi. 

Nel 27% dei casi i pazienti sono risultati 

affetti da una condizione ultra-rara già nota 

in letteratura, nel 7% dei casi sono stati 

identificati nuovi geni-malattia e/o nuove 

malattie e in circa il 16% dei casi sono stati 

identificati nuovi geni candidati. 
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Come suggerito dalla letteratura scientifica [Building 
Type Basics for Research Laboratories, 2nd Edition by 
Daniel Watch. New York, NY: John Wiley & Sons, Inc., 
2008.], i nuovi modelli di progettazione di aree destinate 
alla ricerca scientifica devono rispondere anche alla ne-
cessità di creare dei “social buildings”, in grado di favo-
rire l’interazione e la ricerca di gruppo. Negli ultimi anni 
la scienza ha dimostrato di essere “sociale”: i ricercatori 
più produttivi e di successo sono quelli che mostrano 
capacità di adottare nuovi approcci e strumenti di ricerca 
non appena diventano disponibili e che sono in grado di 
divulgare i propri risultati con estrema facilità (basti pen-
sare a tutti i social media impiegati nelle discipline scien-
tifiche). Per questo motivo la ricerca scientifica migliora e 
produce quanto più è supportata da un’architettura che 
facilita l’interazione strutturata e informale, l’uso flessibi-
le dello spazio e la condivisione delle risorse.

L’arredamento consente l’uso flessibile dello spazio. Pre-
senta una sala riunioni di circa 75 mq, separabile in due 
ambienti distinti (anche acusticamente) mediante una 
parete scorrevole a soffietto. La sala è stata progettata 
per consentire lo svolgimento di riunioni, conferenze e 
corsi di formazione. I tavoli pieghevoli e su ruote con-
sentono di essere facilmente e velocemente trasportati 
all’interno della sala per essere posizionati in base alle 
necessità. In questo modo, l’ambiente può essere modi-
ficato da sala riunioni ad una sala conferenze o ad aula 
di formazione. La sala può essere impiegata all’occor-
renza anche come location per sessioni parallele delle 
conferenze e convegni organizzati presso l’Auditorium.

Il polo di ricerca di San Paolo si è anche dotato di una 
terza aula di circa 30 mq, con 10-15 postazioni. La sala è 
arredata con tavolini pieghevoli su ruote e poltroncine 
richiudibili e trasportabili, per essere adibita principal-
mente a zona di studio per i ricercatori. In questo modo, 
è diventato possibile mettere a disposizione del perso-
nale di ricerca un’area al di fuori dei laboratori, da utiliz-
zare per le attività di elaborazione dei progetti di ricerca, 
scrittura, diffusione e trasferimento dei risultati. In caso 
di necessità, l’arredo versatile e trasportabile consente 
di riadattare il locale ad aula riunioni o sala seminario.

Tutte le aule sono dotate di dispositivi informatici (telefo-
no, postazione PC, proiettore, Wi-Fi, sistema di telecon-
ferenza) per consentire le diverse attività sopradescritte, 
con la possibilità di svolgere contemporaneamente fino 
a tre eventi.

Nuove aule riunioni

Al quarto piano del Polo di Ricerca S. Paolo sono state realizzate le tre nuove aule riunioni 

per lo svolgimento delle attività di coordinamento della ricerca scientifica e delle attività di 

formazione organizzate in OPBG.

La sala può essere divisa 
in due sale più piccole

Sala 1

30 PERSONE
IN conferenza 

20 PERSONE
IN riunionE

Sala 2

20 PERSONE
conferenza 

12 PERSONE
IN riunionE

La sala combinata può accogliere: 

60 persone
come sala conferenza

30 persone
come sala riunionE
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AREA GENETICA E MALATTIE RARE
Responsabile: Marco Tartaglia 

Comprendere le basi molecolari delle malattie rare e orfane di diagnosi, attraverso l’identificazione di nuovi geni-malattia e la 
caratterizzazione dei meccanismi patogenetici, mediante l’uso di approcci sperimentali in silico, in vitro e in vivo; trasferire le 
nuove tecnologie genomiche nella pratica clinica con particolare attenzione ai pazienti orfani di diagnosi.

Caratterizzare a livello molecolare le sindromi genetiche e definire la loro storia naturale; identificare correlazioni genotipo-fe-
notipo di rilevanza clinica; sviluppare di linee-guida assistenziali.

Trasferire i risultati delle ricerche metabolomiche nella pratica clinica; sperimentare nuove terapie; utilizzare la medicina ba-
sata sull’evidenza come modello per lo sviluppo di linee-guida.

Sviluppare la medicina traslazionale nell’ambito delle malattie neuromuscolari e neurodegenerative; contribuire a definire 
nuovi fenotipi e nuovi geni-malattia, con l’obiettivo di innovare i protocolli diagnostici; sviluppare algoritmi in grado di inte-
grare la diagnosi clinica, neuroradiologica, miopatologica, enzimatica e genetica; definire la storia naturale delle malattie rare 
d’interesse per lo sviluppo delle sperimentazioni cliniche.

Genetica Molecolare e Genomica Funzionale
Responsabile: Marco Tartaglia

Genetica Clinica e Dismorfologia 
Responsabile: Maria Cristina Digilio

Malattie Metaboliche
Responsabile: Carlo Dionisi Vici

Malattie Neuromuscolari 
Responsabile: Enrico Silvio Bertini

Obiettivi dell’Area

L’Area è impegnata a migliorare la conoscenza delle malattie ereditarie semplici, 
a identificare nuove condizioni cliniche e a comprenderne le cause molecolari 
e i meccanismi patogenetici, a sviluppare nuovi test diagnostici e linee-guida 
assistenziali, con l’obiettivo di ottenere risultati di potenziale immediato trasferi-
mento ai pazienti. Una parte significativa delle attività è rivolta alle malattie rare 
e “orfane” di diagnosi. All’Area afferisce l’interfaccia italiana di Orphanet, il più 
importante database al mondo per le malattie rare.

UNITà DI RICERCA

Effettuare ricerche traslazionali con finalità diagnostica e terapeutica, con particolare riferimento alle epilessie, alle cefalee, 
ai disturbi del movimento e alle malattie demielinizzanti; sviluppare e implementare le tecniche neurochirurgiche nel campo 
delle malattie neurologiche e neuro-oncologiche.

Studiare i meccanismi fisiopatologici della cistinosi nefropatica e delle malattie renali immuno-mediate; svolgere ricerche 
cliniche in ambito nefrologico; partecipare ai registri delle malattie renali.

Sviluppare e implementare l’interfaccia italiana di Orphanet, il più importante database al mondo dedicato alle malattie rare 
e ai farmaci orfani; contribuire a disseminare la cultura delle malattie rare.

Sviluppare e applicare algoritmi bioinformatici nello sviluppo delle mappe dei microbiomi pediatrici associati a condizioni 
fisiologiche e patologiche gastrointestinali o gastrointestinali-correlate; realizzare, ampliare e mantenere la banca dei micro-
biomi pediatrici e dell’adulto; analizzare con strumenti omici e meta-omici il genoma, il metaboloma e il proteoma dei micro-
biomi intestinali e di altri distretti; disegnare “pipeline” proteomici e metaproteomici; trasferire alla clinica i profili microbiotici 
associati ad alcune patologie pediatriche mediante algoritmi originali di “decision support system”.

Malattie Neurologiche e Neurochirurgiche 
Responsabile: Federico Vigevano

Malattie Renali 
Responsabile: Francesco Emma

Orphanet-Italia 
Responsabile: Bruno Dallapiccola

Microbioma Umano 
Responsabile: Lorenza Putignani

nn Identificate 16 nuove malattie rare orfane di diagnosi.

nn Identificazione di mutazioni patogenetiche dei geni CLTC 

e DHDDS in alcune encefalopatie epilettiche a quadro 

clinico variabile. 

nn Caratterizzazione molecolare e clinica di una nuova for-

ma di displasia spondilometafisaria causata dalle muta-

zioni del gene FN1. 

nn Identificazione di DYNC2LI1 come nuovo gene-malattia 

della sindrome di Ellis-van Creveld.

nn Traslazione nella pratica clinica dell’analisi esomica per 

l’inquadramento dei pazienti “orfani” di diagnosi.

nn Caratterizzazione di nuovi meccanismi patogenetici im-

plicati nelle RASopatie e identificazione di nuove corre-

lazioni genotipo-fenotipo nella sindrome di Noonan, con 

particolare riguardo alle cardiopatie congenite e alla su-

scettibilità ai tumori.

nn Caratterizzazione di alcuni aspetti clinici e della storia natu-

rale della sindrome Kabuki (pazienti con mutazioni in mo-

RISULTATI NEL 2017 

Figura 76. Eterogeneità clinica associata a diverse classi di mutazioni 
nel gene FN1. (A) Mutazioni missenso de novo nel gene codificante 
la fibronectina possono causare una nuova forma di displasia 
spondilometafisaria in assenza di patologia renale (in nero) o 
glomerulopatia in assenza di coinvolgimento scheletrico (in blu). (B) 
A differenza di quanto osservato per la proteina wild-type, le proteine 
mutate di FN1 implicate in questa displasia scheletrica sono ritenute 
nella cellula. I nuclei sono evidenziati in blu, mentre le diverse 
proteine in rosso.

Figura 77. La sostituzione aminoacidica D417N nella proteina 
TUBB2A, responsabile di una nuova forma di atassia spastica 
progressiva, altera la formazione dei fusi mitotici bipolari causando 
un arresto delle cellule in mitosi. (A) Cellule HEK-293 esprimenti il 
mutante TUBB2A analizzate attraverso immunofluorescenza. (B) 
L’aumento del tempo di trasfezione (24 ore vs 48 ore) determina un 
aumento della percentuale di cellule bloccate in mitosi. (C) Le cellule 
HEK-293 esprimenti la proteina TUBB2A wild-type, il mutante D417N 
e il mutante A248V, precedentemente associato a una malattia del 
neurosviluppo, sono state analizzate per valutare il loro arresto in 
mitosi. Il cambio D417N determina in maniera specifica un aumento 
dell’indice mitotico. 
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saico, definizione dello spettro delle cardiopatie congeni-

te, nuovo fenotipo associato alle varianti nel gene HNRPK).

nn Delineazione della variabilità fenotipica e delle correla-

zioni genotipo-fenotipo nelle sindromi associate alle mu-

tazioni nei geni PRMT7, POGZ e in alcuni sbilanciamen-

ti cromosomici (dup 10q21.1q23.31, del12q14, tetrasomia 

12p in mosaico).

nn Identificazione dei meccanismi cellulari responsabili del-

le alterazioni immunologiche nel deficit di EPG5.

nn Produzione di linee-guida per le omocistinurie da difetti 

di rimetilazione e di raccomandazioni per la presa in cari-

co dei pazienti affetti dalla malattia di Niemann Pick tipo 

C e da deficit di sfingomielinasi. 

nn Elaborazione di algoritmi diagnostici e sviluppo di nuovi me-

todi per la diagnosi biochimica delle malattie metaboliche.

nn Caratterizzazione molecolare e clinica di due nuove for-

me di leucodistrofia ipomielinizzante causate dalle muta-

zioni bialleliche nei geni NKX6-2 e UFM1.

nn Attivazione di una sperimentazione clinica europea per 

l’atrofia muscolare spinale basata sull’uso dell’olexosime. 

nn Caratterizzazione clinica e molecolare di nuovi fenotipi 

clinici nelle encefalomiopatie mitocondriali e nelle mio-

patie congenite.

nn Caratterizzazione del ruolo dello stato redox e dell’attiva-

zione di NRF2 nell’atassia di Friedreich e nella distrofia 

muscolare di Duchenne.

nn Produzione di linee-guida internazionali per il follow-up 

dell’atrofia muscolare spinale.

nn Sperimentazioni farmacologiche nei pazienti con malat-

tie neurodegenerative, mediante terapia enzimatica in-

tracerebrale sostitutiva.

nn Sperimentazione di nuovi farmaci orali in grado di modifi-

care la malattia nei bambini e negli adolescenti con scle-

rosi multipla.

nn Applicazione della tecnologia robotica nel trattamento di 

patologie del sistema nervoso centrale.

nn Trattamento chirurgico delle neoplasie del tronco ence-

falico con sistemi tecnologici avanzati.

nn Caratterizzazione di molecole efficaci nella correzione 

delle anomalie del flusso autofagico nella cistinosi nefro-

patica e prime evidenze della loro efficacia in vivo in un 

modello murino di cistinosi. 

nn Caratterizzazione dell’effetto delle IgM deglicosilate sul-

la risposta immunitaria dei linfociti T e del conseguente 

effetto sulla cellula podocitaria.

nn Completamento dello studio sull’uso dello steroide nella 

sindrome nefrosica corticosensibile.

nn Trasferimento nella clinica delle mappe di microbiota in-

testinale e delle vie aeree superiori. 

nn Elaborazione di algoritmi clinico-laboratoristici per la mo-

dulazione del microbiota mediante interventi nutrizionali 

attraverso la somministrazione di probiotici ed il trapian-

to di microbiota fecale.

nn Realizzazione di una suite proteomica per analisi quan-

titative su triplo, quadruplo e trappola ionica per ricer-

care biomarcatori e caratterizzare micro-organismi mul-

ti-resistenti.

nn Sviluppo di modelli ecologici per lo studio delle variazio-

ni indotte dagli antibiotici sul microbiota intestinale e sul-

la prevalenza di germi colonizzatori multi-resistenti.

nn Aggiornamento del database www.orphanet-italia.it e 

ampliamento e revisione dei suoi contenuti (malattie 

rare, servizi specialistici, associazioni e registri dei pa-

zienti, laboratori di diagnosi, progetti di ricerca e speri-

mentazioni cliniche).

nn Pubblicazione del documento “Guida alle nuove esen-

zioni - L’aggiornamento dei LEA e l’entrata in vigore dei 

DPCM 12 gennaio 2017” in collaborazione con l’Osserva-

torio Malattie Rare.

Inducible pluripotent stem (iPS) 

cell-derived human astrocytes as 

a new disease model to shed light 

into the molecular pathogenesis of 

megalencephalic leukoencephalopathy 

with subcortical cysts (MLC). 

Responsabile: Aiello Chiara

Search for new genes and new 

therapies for Neonatal Diabetes 

Mellitus (NDM) and Hyperinsulinism 

and Hypoglycemia (HH). 

Responsabile: Barbetti Fabrizio

Modello di screening pediatrico per 

l’ipercolesterolemia familiare per la 

prevenzione della malattia cardio-

vascolare precoce (SPIF). 

Responsabile: Bartuli Andrea

Lipid transport disorders italian genetic 

network registro delle dislipidemie 

familiari in Italia (LIPIGEN). 

Responsabile: Bartuli Andrea

Pediatric ataxias and Public Health: 

epidemiological studies and disease 

registry, characterization of genetic 

determinants and implementation of 

protocols for diagnosis, management, 

and rehabilitation using innovative low 

cost, widely accessible technologies. 

Responsabile: Bertini Enrico Silvio

Clinical genetic and functional studies 

on Joubert syndrome and related 

disorders: a model to understand the 

complexity of ciliopathies. 

Responsabile: Bertini Enrico Silvio

Observational longitudinal study of 

growth patterns, body composition, 

energy expenditure and dietary intake 

in Italian infants and children with 

spinal muscular atrophy type I and II.  

Responsabile: Bertini Enrico Silvio

Determinanti molecolari delle malattie 

neurodegenerative. 

Responsabile: Bertini Enrico Silvio

European Friedreich’s ataxia 

consortium for translational studies. 

Responsabile: Bertini Enrico Silvio

Registro nazionale malati mitocondriali. 

Responsabile: Bertini Enrico Silvio 

Ruolo dell’autofagia nelle malattie 

muscolari.  

Responsabile: Bertini Enrico Silvio

Sviluppo e validazione di un network 

nazionale per la creazione del registro 

italiano delle malattie mitocondriali. 

Responsabile: Bertini Enrico Silvio

Progetti di ricerca

Ricerca sulle atrofie muscolari spinali 
infantili. 
Responsabile: Bertini Enrico Silvio

Trattamento compassionevole dei 
bambini affetti da SMA I. 
Responsabile: Bertini Enrico Silvio

An international workshop to develop 
a pre-operative scoring system for 
predicting risk of post-operative 
pediatric cerebellar mutism in 
children and young people. 
Responsabile: Carai Andrea

Sviluppo e mantenimento di modelli 
neuronali di ceroidolipofuscinosi: 
bioenergetica cellulare e valutazione 
dell’autofagia. 
Responsabile: Carrozzo Rosalba

Le IgM nella sindrome nefrosica in età 
pediatrica: nuovo marker di malattia e 
possibile ruolo terapeutico. 
Responsabile: Colucci Manuela

Le IgM nelle glomerulopatie in età 
pediatrica: nuovo marker di malattia e 
possibile meccanismo patogenetico. 
Responsabile: Colucci Manuela

Le cellule staminali pluripotenti 
indotte come modello per la 
comprensione dei meccanismi 
molecolari e l’identificazione di nuove 
terapie di malattie genetiche con 
coinvolgimento neuronale. 
Responsabile: Compagnucci Claudia

Rete di ascolto sclerosi tuberosa per 
l’inclusione sociale (R.AST.A.). 
Responsabile: Cusmai Raffaella 

Repurposing hydroxychloroquine for 
treatment of surfactant dysfunction 
disorders. 
Responsabile: Cutrera Renato

A new smartphone application 
to improve control and treatment 
compliance in preschool asthma: a 
clinical randomized controlled study. 
Responsabile: Cutrera Renato

Malattie infiammatorie in pediatria 
confronti clinici al letto del malato. 
Responsabile: Cutrera Renato

Fisiopatologia delle malattie 
respiratorie pediatriche primitive e 
secondarie. 
Responsabile: Cutrera Renato

Una nuova app per smartphone 
per migliorare il controllo ed il 
trattamento dell’asma in bambini 
di età prescolare: studio clinico 
randomizzato-controllato. 
Responsabile: Cutrera Renato

Model-Driven European Paediatric 
Digital Repository (MD PAEDIGREE). 
Responsabile: Dallapiccola Bruno

Promoting Implementation of 
recommendations on policy, 
information and data for Rare 
Diseases (RD-ACTION). 
Responsabile: Dallapiccola Bruno

From bench to bedside: an integrated 
approach to RASopathies. 
Responsabile: Dallapiccola Bruno

Progetto Vite Coraggiose. 
Responsabile: Dallapiccola Bruno

Telethon Undiagnosed Diseases 
Program. 
Responsabile: Dallapiccola Bruno

Progetto per la formazione a distanza 
su genetica e malattie rare. 
Responsabile: Dallapiccola Bruno 

GENE-RARE. 
Responsabile: Dallapiccola Bruno

European Natural History and 
functional status of patients with 
MyoTubolar Myopathy - NATHis- MTM. 
Responsabile: D’amico Adele

Congenital myopathies: genetic 
screening from a new diagnostic 
algorithm. 
Responsabile: D’amico Adele

Long DMD. 
Responsabile: D’amico Adele

Long Term natural history in 
duchenne muscolar dystrophy. 
Responsabile: D’amico Adele

Long-term observational study of 
translarna safety and effectiveness in 
usual care.  
Responsabile: D’Amico Adele

Studio prospettico longitudinale di 
storia naturale e di stato funzionale 
di pazienti affetti da miopatia 
miotubulare (NATHIS-MTM). 
Responsabile: D’Amico Adele

Sviluppo di un programma di 
valutazione preoperatoria e di 
trattamento chirurgico dei disturbi del 
movimento in età pediatrica. 
Responsabile: De Benedictis 
Alessandro

A study on bone remodelling defects 
in nephropathic cystinosis. 
Responsabile: Del Fattore Andrea

Ricerca di fattori di rischio correlati 
con lo sviluppo di linfoma in pazienti 

portatori di trapianto renale con 
infezione cronica da EBV. 
Responsabile: Dello Strologo Luca

Registro europeo trapianti renali 
(CERTAIN Registry). 
Responsabile: Dello Strologo Luca

Caratterizzazione clinico-molecolare 
di malattie dismorfiche rare mediante 
analisi di sequenziamento di nuova 
generazione. 
Responsabile: Dentici Maria Luisa

Approfondimenti diagnostici e 
patogenetici su malattie da accumulo 
lisosomiale a base genetica nota. 
Responsabile: Deodato Federica

Registro Pompe e sotto-registro sulla 
gravidanza. 
Responsabile: Deodato Federica

Registro sulla mucopolisaccaridosi di 
tipo 1, registro MPSI e sotto-registro 
sulla gravidanza. 
Responsabile: Deodato Federica

Malattie mitocondriali: nuovi approcci 
terapeutici. 
Responsabile: Di Nottia Michela

Studio di ricerca dei geni modificatori 
implicati nella variabilità di 
espressione clinica della sindrome da 
microdelezione cromosomica 22q11.2 
(sindrome di George/velo-cardio-
facciale). 
Responsabile: Digilio Maria Cristina

Deciphering the mechanism of 
immune dysfunction in Vici syndrome.  
Responsabile: Dionisi Vici Carlo

Ricerca traslazionale nelle malattie 
metaboliche ereditarie: studio 
del metaboloma, dei meccanismi 
fisiopatologici, dei determinanti 
genetici, identificazione di 
biomarcatori, storia naturale e 
sviluppo di nuovi approcci terapeutici. 
Responsabile: Dionisi Vici Carlo

Valutazione sistematica 
dell’antropometria, della 
composizione corporea e del 
metabolismo basale in una casistica 
di pazienti affetti da malattia di 
Pompe infantile. 
Responsabile: Dionisi Vici Carlo

Registro e Network europeo 
per le malattie metaboliche con 
intossicazione intoxication type 
(E-HOD). 
Responsabile: Dionisi Vici Carlo 

Studio sul decorso naturale del deficit 
del cofattore molibdeno e del deficit 
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isolato di solfito ossidasi. 
Responsabile: Dionisi Vici Carlo 

A multifunctional protein involved 
in skin desquamation and immunity 
(LEKTI). 
Responsabile: El Hachem May 

L’étude du Burden.  
Responsabile: El Hachem May 

Explorative study on the clinical 
efficacy and tollerability of 
methylprednisolone aceponate 
creamand a new topical medical 
device in paediatric patients with mild 
to moderate atopic dermatitis. 
Responsabile: El Hachem May 

Burden delle ittiosi congenite 
autosomiche recessive. Studio 
italiano multicentrico.  
Responsabile: El Hachem May 

Database informatizzato delle 
epidermolisi bollose ereditarie e 
conservazione di materiale biologico 
residuo acquisito da pratica clinica. 
Responsabile: El Hachem May 

Development of innovative 
therapeutic approaches for rare 
diseases. 
Responsabile: Emma Francesco

Studio Randomizzato per 
l’ottimizzazione del trattamento 
steroideo della sindrome nefrosica 
idiopatica cortico-sensibile 
(PROPINE). 
Responsabile: Emma Francesco

Alternative therapies for nephropathic 
cystinosis.  
Responsabile: Emma Francesco

Drug library screening to improve the 
outcome of nephropatic cystinosis. 
Responsabile: Emma Francesco 

Functional characterization of 
cystinosin LKG. 
Responsabile: Emma Francesco

In vivo and in vitro drug screening 
and testing for nephropathic 
cystinosis. 
Responsabile: Emma Francesco

Stem cell microvesicles rescue 
cystinosis in vitro. 
Responsabile: Emma Francesco

ADPKID’s registry online. 
Responsabile: Emma Francesco

Registro Europeo della Cistinosi 
(EUROCYST). 
Responsabile: Emma Francesco

Studio in vitro dell’attività anti-
biofilm di composti di origine 
naturale ottenuti da procarioti e 
da eucarioti nei confronti di isolati 
clinici di Pseudomonas Aeruginosa e 
Staphylococcus Aureus. 
Responsabile: Fiscarelli Ersilia Vita

Studio istomorfologico multiorgano 
del trattamento della cistinosi con 
PS 4176 in modello murino C57BL 6 
CTNS. 
Responsabile: Francalanci Paola

Stato epilettico refrattario e 
super refrattario: studio clinico 
osservazionale di coorte, retrospettivo 
e prospettico, per il riconoscimento 
precoce di etiologie genetiche e l’uso 
di farmaci non convenzionali. 
Responsabile: Fusco Lucia

Il monitoraggio terapeutico del 
farmaco in età pediatrica. 
Responsabile: Goffredo Bianca Maria

Coorte Europea RaDiCo-ECYSCO di 
cistinosi. 
Responsabile: Greco Marcella

European registry of dialisis treatment 
of paediatric Acute Kidney Injury 
(EurAKId). 
Responsabile: Guzzo Isabella

Studio clinico pilota, aperto e 
monocentrico per investigare 
sicurezza e tollerabilità di Hyperoil 
nel trattamento dell’epidermolisi 
bollosa. 
Responsabile: Latorre Stefano

Caratterizzazione clinico molecolare 
di sindromi genetiche. 
Responsabile: Lepri Francesca 
Romana

Diagnosi e genetica di rene 
policistico recessivo e dominante. 
Responsabile: Massella Laura

Nuovo registro rene policistico 
autosomico recessivo (ARPKD). 
Responsabile: Massella Laura

Valutazione cognitivo-
comportamentale in pazienti affetti 
da sindrome di Alport X-linked o 
autosomica. 
Responsabile: Massella Laura

La malattia policistica renale 
in pediatria: Gruppo di Studio 
Nazionale. 
Responsabile: Massella Laura

Orphanet: il portale delle malattie 
rare. 
Responsabile: Mingarelli Rita

Approcci di sequenziamento di se-
conda generazione per la compren-
sione delle cause molecolari di malat-
tie genetiche rare e “senza nome”. 
Responsabile: Niceta Marcello

Applicazioni nello studio di patologie 
genomiche con piattaforme di nuova 
generazione. 
Responsabile: Novelli Antonio

Validazione tecnica delle 
performance del sequenziatore 
nextseq 550 (High Throughput 
Sequencing) ed eventuale 
applicazione nello studio delle 
patologie genomiche. 
Responsabile: Novelli Antonio

Research on Friedreich’s ataxia. 
Responsabile: Piemonte Fiorella

Cross sectional study to evaluate the 
interactions between gut microflora 
and immune system at the cross road 
of the pathogenesis of inflammatory 
bowel diseases and irritable bowel 
syndrome. 
Responsabile: Putignani Lorenza

Il modello One Health per il 
contenimento delle resistenze 
microbiche di possibile origine 
zoonosica in sanità pubblica. 
Responsabile: Putignani Lorenza

Ricerca sul microbioma umano e sulla 
medicina dei sistemi di fisiopatologia 
umana. 
Responsabile: Putignani Lorenza

L’interazione ospite-microbiota-
esposoma il nuovo ruolo della 
medicina di sistema in pediatria. 
Responsabile: Putignani Lorenza

Il ruolo del microbioma umano in 
pediatria. 
Responsabile: Putignani Lorenza

Interpretazione dei fenotipi malattia 
in termini di interazione ospite-
microbiota-esposoma: il ruolo 
pre-clinico e clinico della medicina di 
sistema in pediatria. 
Responsabile: Putignani Lorenza

Applicazione della tecnologia 
MALDI ToF MS (Matrix-Assisted 
Laser Desorption Ionization-Time 
of Flight Mass Spectrometry) alla 
identificazione e caratterizzazione di 
patogeni fungini (lieviti, lievitiformi e 
filamentosi). 
Responsabile: Putignani Lorenza

Persistenza di probiotici, 
somministrati per via orale, sul 
microbiota intestinale di bambini 

allergici all’uovo. 

Responsabile: Putignani Lorenza

Studio del microbiota intestinale 

sano per generare profili associati a 

patologie intestinali correlate. 

Responsabile: Putignani Lorenza

Ricerca di nuove terapie per la 

cistinosi nefropatica. 

Responsabile: Rega Rita Laura

Identification of prognostic factors 

in epileptic patients that shifted 

from rectal Diazepam to buccal 

Midazolam. 

Responsabile: Specchio Nicola

Innovazioni cliniche, tecnologiche, 

genetiche e terapeutiche per la 

diagnosi e cura delle epilessie in età 

pediatrica. 

Responsabile: Specchio Nicola

Prognosis in Landau-Kleffner 

and continuous spikes in slow-

wave sleep syndromes - Epileptic 

Encephalopathy Longitudinal 

Multicentre Omics (ELMO) Study. 

Responsabile: Specchio Nicola

Registro nazionale della sindrome di 

Dravet e altre sindromi correlate a 

mutazioni dei geni SCN1A E PCDH19 

(RESIDRAS). 

Responsabile: Specchio Nicola

Discovery and functional 

characterization of novel molecular 

mechanism promoting RAS signaling 

upregulation. 

Responsabile: Tartaglia Marco

Il danio zebrato come sistema 

modello per l’identificazione di nuovi 

geni-malattia e studi di genomica 

funzionale. 

Responsabile: Tartaglia Marco

Registro delle RASopatie. 

Responsabile: Tartaglia Marco

Basi molecolari delle RASopatie. 

Responsabile: Tartaglia Marco

Identificazione di nuovi geni 

coinvolti nelle cardiopatie congenite 

sindromiche e isolate, comprensione 

dei meccanismi patogenetici e 

identificazione di nuovi strumenti per 

la diagnosi molecolare delle malattie 

genetiche con cardiopatia congenita 

(CUoRE). 

Responsabile: Tartaglia Marco

Down syndrome patient registry.  

Responsabile: Valentini Diletta

Valutazione dell’assetto lipidico e 

rischio di steatoepatite nei pazienti 

affetti da sindrome di Down 

Responsabile: Valentini Diletta

Fattori clinici, neuroradiologici e 

biochimici predittivi di conversione 

in sclerosi multipla nei pazienti con 

encefalomielite acuta disseminata. 

Responsabile: Valeriani Massimiliano

Studio di validazione 

sull’autoiniettore elettronico 

rebismart per somministrazione di 

immunostimolanti. 

Responsabile: Valeriani Massimiliano

Development and epilepsy strategies 

for innovative research to improve 

diagnosis prevention and treatment 

in children with difficult to treat 

epilepsy (DESIRE). 

Responsabile: Vigevano Federico

Dieta chetogena. 

Responsabile: Vigevano Federico

New treatments and therapies in the 

field of autologous and allogeneic 

stem cells. 

Responsabile: Vigevano Federico

Caratterizzazione del sistema di 

rilevamento delle crisi epilettiche 

convulsive all’interno delle unità 

di monitoraggio intensivo con il 

dispositivo Embrace ed il sistema di 

allerta su smartphone.  

Responsabile: Vigevano Federico

Screening per l’identificazione di 

potenziali farmaci efficaci per la 

glomerulopatia da depositi di C3. 

Responsabile: Vivarelli Marina

Sindrome nefrosica in età pediatrica: 

caratterizzazione del fenotipo 

linfocitario e del ruolo dei linfociti B 

nella patogenesi della malattia. 

Responsabile: Vivarelli Marina

Studio osservazionale, non 

interventistico, multicentrico, 

multinazionale su pazienti affetti da 

sindrome emolitico-uremica atipica 

(aHUS Registry).  

Responsabile: Vivarelli Marina

Studio prospettico: markers 

prognostici di sindrome emolitico-

uremica post trapianto di midollo 

osseo.  

Responsabile: Vivarelli Marina

Disease spectrum and 

pathomechanisms in Netherton 

syndrome towards a mutation 

specific therapeutic approach and 

identification of disease modifiers. 

Responsabile: Zambruno Giovanna

Novel serological biomarkers 

for early non invasive diagnosis 

and monitoring of squamous cell 

carcinoma in inherited epidermolysis 

bullosa patients. A multicenter 

European study. 

Responsabile: Zambruno Giovanna

Genodermatosi: identificazione 

di nuovi geni malattia, definizione 

di meccanismi patogenetici e 

individuazione di bersagli terapeutici. 

Responsabile: Zambruno Giovanna
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AREA DI RICERCA MALATTIE  
MULTIFATTORIALI E MALATTIE COMPLESSE

Responsabile: Alberto Eugenio Tozzi 

Valutare i risultati delle nuove metodologie di diagnosi e cura dei difetti congeniti cardiovascolari, delle cardiopatie acquisite 
e delle anomalie del ritmo cardiaco; studiare la fattibilità dell’Integrazione delle nuove tecniche di imaging con le tecniche 
di mappaggio elettroanatomico intracardiaco; valutare le nuove metodologie di cura medica ed interventistica dei pazienti 
affetti da cardiopatie congenite e/o scompenso cardiaco; valutare i risultati dei trapianti cardiovascolari e polmonari; studiare 
e valutare le nuove tecniche di diagnosi e cura dei pazienti che necessitano di terapia intensiva.

Sviluppare il telemonitoraggio dei pazienti cronici; studiare l’impatto delle vaccinazioni; verificare l’efficacia della comunica-
zione digitale; sorvegliare le sindromi attraverso l’analisi del linguaggio naturale sui dati raccolti via internet; promuovere la 
salute del bambino prima del concepimento; verificare il ruolo dei microRNA nella patogenesi e nello sviluppo delle malattie; 

analizzare i fattori che influenzano la sensibilità all’insulina sistemica e cerebrale; studiare le allergie con approcci innovativi; 
studiare il metabolismo dell’osso nel paziente complesso con ridotta massa ossea e con malattie rare.

Definire il profilo neuropsicologico e psichiatrico dei bambini con disturbi dello sviluppo e le procedure di trattamento basate 
sull’evidenza per i disturbi dello sviluppo, l’autismo, i disturbi dell’attenzione, i disturbi dello sviluppo, la disabilità intellettiva.

Studiare la steatosi epatica non-alcolica (NAFLD) e la sua progressione nel bambino, utilizzando un approccio integrato clinico 
e biologico, teso ad identificare i meccanismi ed i fattori di rischio della malattia, potenzialmente utili per la diagnosi, la pre-
venzione e la terapia; identificare nuovi bersagli molecolari per la terapia dell’epatocarcinoma (HCC).

Cardiopatie 
Responsabile: Fabrizio Drago

Medicina Predittiva e Preventiva 
Responsabile: Alberto Eugenio Tozzi

Neuropsichiatria
Responsabile: Stefano Vicari

Patologie Epatiche 
Responsabile: Valerio Nobili

Obiettivi dell’Area

L’Area studia e identifica i fattori di rischio delle malattie, considerando sia le cau-
se genetiche che quelle esogene e ambientali. I principali ambiti della ricerca 
riguardano le malattie infettive, le vaccinazioni, le malattie epatiche, l’obesità, le 
malattie neuropsichiatriche, cardiologiche e le allergie. L’obiettivo comune è lo 
sviluppo di strategie per l’integrazione di dati in grado di favorire l’identificazio-
ne di pattern complessi tra i fenotipi delle malattie.

UNITà DI RICERCA

nn Dimostrazione dell’efficacia dell’ecocardiografia nella 

valutazione della disfunzione cardiaca secondaria alle 

malattie sistemiche.

nn Sviluppo di nuove tecniche per la performance della crio-

ablazione delle tachicardie nodali da rientro nel pazien-

te pediatrico.

nn Studio degli effetti a breve e lungo termine del suppor-

to con device di assistenza ventricolare nei pazienti pe-

diatrici con grave disfunzione cardiaca mono- e bi-ven-

tricolare.

nn Studio della funzione ventricolare nei pazienti portatori di 

pacemaker e valutazione della performance ventricolare 

nella stimolazione dei siti alternativi di impianto.

nn Studio mediante risonanza magnetica nucleare cardiaca 

della sostituzione fibrosa dei pazienti con cardiomiopa-

tia dilatativa. 

nn Valutazione della sindrome di Takotsubo nei pazienti pe-

diatrici sottoposti a trapianto cardiaco.

nn Integrazione delle tecniche di arricchimento/isolamen-

to di Bordetella spp, della spettrometria di massa MAL-

DI-TOF, delle modificazioni del microbiota nasofaringeo 

e nasale nei lattanti per la diagnosi di pertosse. 

nn Sviluppo di una piattaforma di comunicazione globale 

per le vaccinazioni basata sull’integrazione di dati. 

nn Sviluppo di tecniche di consenso informato innovative 

per le sperimentazioni cliniche sulle vaccinazioni.

nn Identificazione di alcuni microRNA differenzialmente re-

golati nella malattia celiaca, nei bambini all’esordio della 

malattia e a dieta priva di glutine, da utilizzare come po-

tenziali biomarcatori della malattia. 

nn Ottimizzazione di sistemi nanotecnologici per la veicola-

zione in vitro di acidi nucleici e peptidi.

nn Caratterizzazione di supporti biocompatibili per colture 

cellulari 3D ottenuti da molecole di origine naturale, po-

tenzialmente applicabili all’ingegneria tissutale. 

nn Identificazione di nuovi predittori genetici, epigenetici e 

umorali dello stato di salute metabolico del bambino nel-

la prima infanzia, con particolare riferimento all‘obesità e 

alla sindrome metabolica. 

nn Identificazione dei meccanismi molecolari e cellulari 

dell’osteolisi nella malattia di Gorham- Stout.

nn Caratterizzazione delle alterazioni ossee nella cistinosi.

nn Analisi dei fattori della coagulazione nelle cellule ossee.

nn Dimostrazione della natura infiammatoria della Food-Pro-

tein-Induced Enterocolitis Syndrome (FPIES).

nn Dimostrazione di possibili reazioni al lattosio nei bambini 

estremamente allergici al latte.

nn Definizione del profilo cognitivo e psichiatrico di alcu-

ne sindromi genetiche (sindrome di Joubert, delezione 

22q11.2, sindrome di Down, sindrome di Williams). 

nn Dimostrazione dell’efficacia del trattamento con stimola-

zione transcranica a corrente continua (tDCS), sulle abi-

lità di lettura nei bambini e nei ragazzi con dislessia evo-

lutiva.

nn Utilizzazione dell’applicazione dell’actigrafo nel monito-

raggio del sonno e dell’attività motoria dei bambini con 

disturbi da deficit dell’attenzione ed iperattività.

nn Individuazione di variabili in grado di predire la transizio-

ne nella psicosi della sindrome da delezione 22q11.2; di-

stinzione tra le categorie di esordio precoce della psico-

si e loro caratterizzazione. 

nn Identificazione dell’elevato consumo di fruttosio come 

fattore di rischio per il disequilibrio degli acidi biliari e la 

progressione del danno nella NASH pediatrica.

nn Dimostrazione di una associazione inversa tra l’espressio-

ne del recettore nucleare Farnesoide X (FXR), la produzio-

ne di un fattore di crescita dei fibroblasti (FGF19) e la pro-

gressione della steatosi epatica nella NASH nel bambino.

nn Dimostrazione che l’acido docosaesaenoico (DHA) e la vita-

mina E sono efficaci nel ridurre l’accumulo di grasso intra-e-

RISULTATI NEL 2017 

Figura 78. Low-voltage bridge nell’effettuazione della crioablazione della tachicardia da 
rientro nodale

Figura 79. Modello 3 D in resina di una coppia 
di gemelline siamesi prima dell’intervento 
chirurgico di separazione
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related inflammation to colon cancer. 
Responsabile: Masotti Andrea

Delivery and imaging of miRNAs by 
multifunctional carbon nanatubes 
and circultaing miRNAs as innovative 
therapeutic and diagnostic tools for 
paediatric pulmonary hypertension 
(INFN). 
Responsabile: Masotti Andrea

Circulating MicroRNA signatures for 
the identification of new potential 
diagnostic-biomarkers of celiac 
disease ant the response to gluten-
free diet. 
Responsabile: Masotti Andrea

MicroRNA circolanti quali potenziali 
nuovi biomarcatori diagnostici e/o 
prognostici di patologie pediatriche. 
Responsabile: Masotti Andrea

Microbiota intestinale, alimentazione 
e disturbi gastrointestinali in soggetti 
con disturbi dello spettro autistico. 
Responsabile: Mazzone Luigi

Valutazione dei deficit esecutivi nel 
disturbo da deficit dell’attenzione e 
iperattività. 
Responsabile: Menghini Deny

Valutazione dei livelli di lipasi 
acida lisosomiale (lal) in pazienti 
pediatrici con evidenza di steatosi 
microvacuolare all’istologia epatica: 
studio osservazionale.  
Responsabile: Nobili Valerio

Valutazione degli effetti epatico-
metabolici di terapie farmacologiche e 
non su bambini obesi affetti da NASH. 
Responsabile: Nobili Valerio

Studio di efficacia e tollerabilità 
del trattamento con Idrossitirosolo 
e Vitamina E in bambini affetti da 
steatoepatite non alcolica. 
Responsabile: Nobili Valerio

Valutazione dei livelli di Lipasi Acida 
Lisosomiale (LAL) in pazienti pediatrici 
affetti da steatosi epatica (NAFLD). 
Responsabile: Nobili Valerio

Obiettivi terapia combinata con 
Sildenafil e Iloprost per via inalatoria 
nell’ipertensione polmonare. 
Responsabile: Parisi Francesco

L’impatto psicologico sui genitori e 
sul legame di attaccamento con il 
bambino nella comunicazione della 
diagnosi prenatale di cardiopatia 
congenita. 
Responsabile: Pasquini Luciano

Determination of intraoperative levels 
of Cefoxitin during cardiac surgery 

requiring cardiopulmonary bypass in 
neonates, infants, children below, and 
above 40 kg. 
Responsabile: Ricci Zaccaria

Dose of hemofiltration in neonates 
treated with Continuous Renal 
Replacement Therapy (CRRT). 
Responsabile: Ricci Zaccaria

Validazione di tecniche di stampa 
tridimensionale di immagini 
diagnostiche per la pianificazione 
dell’intervento chirurgico. 
Responsabile: Secinaro Aurelio

Arrhythmias detection in a real world 
population: the rhythm detect registry. 
Responsabile: Silvetti Massimo S.

Potenziale ruolo del Microbiota 
intestinale nei pazienti con Malattia 
Infiammatoria Cronica Intestinale e 
Colangite Sclerosante Primitiva. 
Responsabile: Torre Giuliano

Valutazione e misurazione della 
qualità di vita, impatto psicologico, 
frequenza scolastica ed utilizzo delle 
risorse sanitarie in una popolazione 
pediatrica di pazienti affetti da malattia 
infiammatoria cronica intestinale 
afferenti ad un centro italiano di 
gastroenterologia pediatrica di terzo 
livello e comparati a controlli sani. 
Responsabile: Torre Giuliano

Improving the guidelines for informed 
consent, including vulnerable 
populations, under a gender 
perspective (I-CONSENT). 
Responsabile: Tozzi Alberto Eugenio

Setting up a sentinel system 
to assess the burden of whooping 
cough in EU/EEA. 
Responsabile: Tozzi Alberto Eugenio

Monitorare la fiducia del pubblico nei 
programmi vaccinali e le sue necessità 
informative sviluppando un sistema di 
decisione assistita per le vaccinazioni 
tramite il sito “vaccinarsi.org” e altri 
siti e social network specificatamente 
dedicati alle vaccinazioni. 
Responsabile: Tozzi Alberto Eugenio

Segmentazione 3D di immagini TC 
ed RM. 
Responsabile: Tozzi Alberto Eugenio

Vaccine Safety Net (VSN. 
Responsabile: Tozzi Alberto Eugenio

Visual Privacy Management in User 
Centric Open Enviroments (VisiOn). 
Responsabile: Tozzi Alberto Eugenio, 
Derrico Pietro

Analisi ecologica delle comunità 

microbiche del microbiota 
nasofaringeo di bambini di età 
inferiore ai 3 mesi affetti da infezione 
da Bordetella pertussis: un approccio 
combinato di colturomica basato su 
spettrometria di massa MALDI TOF 
MS e di meta-genomica “16S rRNA-
targeted”. 
Responsabile: Tozzi Alberto Eugenio

Fattori di rischio associati 
all’ospedalizzazione in bambini di 
età inferiore ad 1 anno ricoverati con 
diagnosi di infezione virale acuta delle 
basse vie respiratorie. 
Responsabile: Tozzi Alberto Eugenio

Implementazione di un sistema 
di sorveglianza per la stima 
dell’incidenza della pertosse nei 
lattanti. 
Responsabile: Tozzi Alberto Eugenio 

I fondamenti cognitivi della narrazione: 
uno studio caso-controllo sul ruolo 
del mental time travel nello sviluppo 
linguistico e pragmatico di bambini 
con disturbo dello spettro autistico.  
Responsabile: Valeri Giovanni

Aggression subtyping for improved 
insight and treatment innovation in 
psychiatric disorders (Agressotype). 
Responsabile: Vicari Stefano

Italian autism spectrum disorders 
network: filling the gaps in the national 
health system care. 
Responsabile: Vicari Stefano

Dislessia on line: screening e recupero 
delle difficoltà di lettura. 
Responsabile: Vicari Stefano

Network Italiano per il riconoscimento 
precoce dei disturbi dello spettro 
autistico (NIDA). 
Responsabile: Vicari Stefano

I disturbi dello spettro autistico, 
creazione di un database condiviso. 
Responsabile: Vicari Stefano

Improving transition from child to adult 
mental health care. 
Responsabile: Vicari Stefano

Multicenter aggression subtyping 
research in conduct syndromes. 
Responsabile: Vicari Stefano

Consorzio Internazionale per lo studio 
della schizofrenia nella sindrome da 
microdelezione cromosomica 22q11.2. 
Responsabile: Vicari Stefano

Phenotypic, clinical, genetic and 
proteomic characterization of 
pulmonary artery hypertension 
(PAH): generation of PAH integrated 
biomarkers. 
Responsabile: Adorisio Rachele

Cooperative parent mediated therapy 
in children with Williams syndrome. 
Responsabile: Alfieri Paolo

Parent-training nella sindrome di 
Williams e nella sindrome dell’X-
fragile. 
Responsabile: Alfieri Paolo

Studio descrittivo del profilo 
psicologico in bambini con Sindrome 
di Noonan. 
Responsabile: Alfieri Paolo

Identificazione di nuovi approcci 
terapeutici mirati a ridurre la crescita 
del carcinoma del fegato. 
Responsabile: Alisi Anna

Studio della patogenesi degli 
outcomes epatici e cardiovascolari 
nella sindrome metabolica in età 
pediatrica. 
Responsabile: Alisi Anna

Valutazione e misurazione della qualità 
di vita dei pazienti affetti da malattia 
infiammatoria cronica intestinale. 
Responsabile: Alterio Tommaso

Cardiac regeneration: characterization, 
optimization and evaluation of force 
developed by engineered tissue 
obtained from spontaneous or scaffold 
based 3D culture of paediatric human 
adipose tissue-derived mesenchymal 
stem cells. 
Responsabile: Amodeo Antonio

Cuore artificiale e rigenerazione 
cellulare miocardica. 
Responsabile: Amodeo Antonio

Registro Euromacs. 
Responsabile: Amodeo Antonio

International consortium 22.q.11.2 
deletion syndrome. 
Responsabile: Armando Marco

Childhood hypertrophic 
cardiomyopathy: developing a novel 
risk stratification model. 
Responsabile: Baban Anwar

Sistema di telemedicina pediatrica per 
l’assistenza domiciliare integrata ed il 
telemonitoraggio. 
Responsabile: Bella Sergio

Valutazione dell’impatto clinico di 
un’app dedicata al telemonitoraggio e 
self-management di pazienti affetti da 
fibrosi cistica. 
Responsabile: Bella Sergio

La riproduzione tridimensionale dei 
dismorfismi facciali congeniti attraverso 
la scansione 3D, la modellazione 
software e il bioprinting 3D. 
Responsabile: Borro Luca

Correlazione genotipo prognosi 
cardiologica a breve e medio termine 
nei pazienti affetti da RaSopathy 
syndromes. 
Responsabile: Calcagni Giulio

Percorsi diagnostici, terapeutici e di 
follow-up nei pazienti con cardiopatie 
congenite e sindromi genetiche. 
Valutazione della correlazione 
genotipo-prognosi nei pazienti con 
sindrome di Noonan/Noonan-like. 
Responsabile: Calcagni Giulio

My Health - My Data (MH-MD). 
Responsabile: Chinali Marcello

Valutazione dello stress genitoriale nelle 
madri di bambini con cardiopatie conge-
nite e bambini pretermine a 12 mesi. 
Responsabile: Coletti Franca

Understanding the molecular and 
cellular defects of bone remodeling 
in patients affected by Gorham-Stout 
disease. 
Responsabile: Del Fattore Andrea

Analisi delle alterazioni scheletriche 
nella malattia di Gorham-Stout. 
Responsabile: Del Fattore Andrea

Programma clinico assistenziale 
e di ricerca dedicato alla sindrome 

del QT Lungo. 
Responsabile: Drago Fabrizio

Modelli organizzativi diagnostico-
terapeutici e di follow-up nella 
gestione di pazienti con malattie 
ipocinetiche cardiovascolari primitive 
o secondarie. 
Responsabile: Drago Fabrizio 

Cardiomyopathy and myocarditis 
long-term registry. 
Responsabile: Drago Fabrizio

Risk assessment of arsenic exposure 
from rice based food in children 
with celiac disease study of urinary 
metabolic profiles and genetic 
polymorphisms. 
Responsabile: Felli Cristina

Valutazione del rischio 
dell’esposizione ad arsenico per i 
bambini affetti da celiachia derivante 
dal consumo di alimenti a base di riso: 
studio dei profili metabolici urinari e 
dei polimorfismi genetici.  
Responsabile: Ferretti Francesca

Microbiota degli Allergici al LatTe 
(MALT). 
Responsabile: Fiocchi Alessandro G.

Ipertensione arteriosa in assenza di 
ostruzione residua dell’arco aortico 
nella coartazione aortica e nelle 
patologie dell’efflusso ventricolare 
sinistro operate. 
Responsabile: Giordano Ugo

The Canadian Outcomes Registry 
Late After TEtralogy of Fallot repair 
(CORRELATE). 
Responsabile: Leonardi Benedetta

Espressione della proteina PLIN2 in 
monociti di adolescenti obesi quale 
marcatore di aterosclerosi precoce. 
Responsabile: Manco Melania

Studio pilota sull’utilizzo del sistema di 
raccolta dati ob-server. 
Responsabile: Manco Melania

Predicting tumor development risk by 
an integrated approach linking diet 

Progetti di ricerca

patico, nell’aumentare i livelli di FGF19 e nel ridurre i livelli 
di ALT e di glucosio, a conferma dell’importanza della sup-
plementazione degli omega 3 e della vitamina D nella dieta.

nn Dimostrazione del ruolo della kinasi di adesione focale 
FAK nello sviluppo dell’epatocarcinoma; prime evidenze 
dell’effetto pro-steatosico del nascere piccoli per età ge-

stazionale; potenziali effetti di tale condizione anche sul-
la gravità del danno epatico nei bambini affetti da NAFLD.

nn Dimostrazione, indipendentemente dall’indice di massa 
corporea, dell’aumento della predisposizione dei bambi-
ni con sindrome di Down alla NAFLD rispetto alla popola-
zione generale obesa. 
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AREA DI RICERCA 
IMMUNOLOGIA

Responsabile: Lorenzo Moretta 

Analizzare la memoria immunologica dei linfociti B a livello cellulare e molecolare. 

Analizzare e definire gli stadi di sviluppo delle cellule NK e delle altre cellule innate ed il loro coinvolgimento nelle difese 
contro i tumori; definire il potenziale anti-tumorale della progenie linfoide originata da un nuovo subset di precursori recente-
mente identificato (CD34+ DNAM-1 bright CXCR4); identificare e caratterizzare il ruolo delle vescicole extra-cellulari (esosomi 
e microvescicole) nella difesa contro i tumori; migliorare le strategie di selezione dei donatori per il trapianto aploidentico per 
la cura delle leucemie ad alto rischio. 

Identificare i meccanismi patogenetici delle malattie reumatologiche del bambino; identificare nuovi biomarcatori e bersagli 
terapeutici.

Fisiopatologia dei Linfociti B 
Responsabile: Rita Carsetti

Immunologia dei Tumori 
Responsabile: Lorenzo Moretta

Immuno-reumatologia
Responsabile: Fabrizio De Benedetti

Obiettivi dell’Area

L’Area è impegnata a migliorare le conoscenze sui meccanismi d’azione delle 
cellule dell’immunità e sul loro funzionamento in condizioni fisiologiche e in cor-
so di malattie neoplastiche, autoimmuni e nelle immunodeficienze. Le ricerche 
sono focalizzate sulle cellule NK e su altre Cellule Linfoidi Innate (ILC), sul loro 
differenziamento, sui loro recettori e funzioni, con particolare focalizzazione sul-
le difese anti-tumorali. In collaborazione con l’Area di Oncoematologia, studia e 
sviluppa i trapianti di cellule staminali emopoietiche per la cura di leucemie ad 
alto rischio e di gravi patologie non neoplastiche. Studia i linfociti B, il loro svilup-
po, la memoria immunologica e il loro impatto sulle vaccinazioni. È impegnata in 
studi di fisiopatologia delle malattie reumatologiche del bambino con particolare 
focalizzazione sul ruolo di citochine/chemochine, dei loro recettori e della identifi-
cazione di possibili bersagli terapeutici specifici.

UNITà DI RICERCA

nn Continuazione ed ampliamento degli studi che dimostra-

no che le cellule NK, nei pazienti con tumore, esprimo-

no il checkpoint inhibitor PD1, che è presente sia in forma 

non glicosilata che glicosilata nel citoplasma delle cellu-

le NK; valutazione del numero ottimale di prelievi biopti-

ci necessari per la determinazione della positività/nega-

tività per PD1 nei tumori nella prospettiva di portare nella 

clinica il trattamento anti-PD1/PD-L1.

nn Studi sulle progenie linfoidi derivate dai precursori CD34+, 

DNAM-1bright CXCR4+, identificati nel sangue periferico 

dei soggetti con stati infiammatori infettivi e non infettivi; 

dimostrazione che nei pazienti affetti da malattie infettive 

(ad es. HCV o HIV) prevale la progenie NK con rari linfoci-

ti T, a differenza delle patologie autoimmuni nelle quali la 

situazione è inversa con numerose cellule T oligoclonali, 

dal fenotipo peculiare, caratterizzate dall’espressione di 

recettori attivatori tipici delle cellule NK, in grado di attiva-

re i linfociti T in maniera non specifica. 

nn Studio del cross-talk tra le cellule NK e gli eosinofili, 

nell’ambito delle ricerche rivolte a valutare le interazio-

ni tra le cellule NK e le altre cellule dell’immunità innata 

in condizioni fisiologiche o nel microambiente tumorale.

nn Prosecuzione degli studi sulle ILC, con valutazione del-

la loro presenza nel microambiente dei tumori a loca-

lizzazione pleurica; le ILC3 sono responsabili dell’orga-

nizzazione dei tessuti linfoidi terziari, la cui presenza 

nell’ambito dei tessuti tumorali o peri-tumorali correla 

positivamente con una prognosi favorevole; è in corso la 

valutazione delle caratteristiche fenotipiche e funzionali, 

rispetto alle ILC “normali”.

nn Dimostrazione che l’antigene di membrana CD56, la cui 

densità definisce due principali sottopopolazioni di cel-

lule NK, può funzionare come “pattern recognition re-

ceptor” in grado di riconoscere l’Aspergillus fumigatus, in 

base ad un riarrangiamento del loro citoscheletro dopo 

contatto con questo agente patogeno. 

nn Studio dei polimorfismi dei KIR, che sono in grado di de-

finire gerarchie nel riconoscimento degli alleli HLA con 

importanti conseguenze sull’effetto anti-leucemico delle 

cellule NK nel trapianto aploidentico.

nn Dimostrazione che esistono tre tipi di cellule IgM me-

mory; le IgM memory “innate” originano nella milza attra-

verso meccanismi indipendenti dalle cellule T e dai centri 

germinativi, sono le cellule B della memoria più abbon-

dante nei neonati e sono presenti nei pazienti affetti da 

immunodeficienze primitive; le IgM memory innate, par-

tecipando alle risposte adattative, vengono “rimodella-

te” nei centri germinativi, attraverso l’acquisizione di mu-

tazioni somatiche che le rendono antigene-specifiche; i 

pazienti asplenici non hanno cellule IgM memory inna-

te o rimodellate, ma solo le IgM memory che rappresen-

tano il prodotto di seconda scelta rispetto alle switched 

memory dei centri germinativi dei linfonodi.

nn Dimostrazione dei diversi ruoli delle cellule B della me-

moria e degli anticorpi nella difesa della mamma e del 

neonato dalla pertosse, un razionale per la vaccinazio-

ne in gravidanza.

nn Dimostrazione dell’efficacia di un protocollo di prevenzio-

ne delle infezioni nei pazienti asplenici con eterotassia.

nn Dimostrazione che EPG5, il gene-malattia della sindro-

me di Vici, è responsabile per il cross-talk tra autofagia 

e immunità innata e adattativa; EPG5, mediando la fusio-

ne degli autofagosomi con i lisosomi, è anche indispen-

sabile per la trasmissione del segnale dal TLR9, che, a 

sua volta, è necessario per la risposta innata ai batteri 

e ai virus, nonché per la sopravvivenza delle cellule B 

della memoria, il prodotto più specializzato dell’immuni-

tà adattativa.

Figura 81. A model that summarizes our findings on human IgM and switched memory B cells based on the analysis of B cells 
from healthy controls of different ages, asplenic children and patients with primary immune deficiencies.

Figura 80. 3D rendering of highly puri-
fied human NK incubated with Carbon 
Nanodots (BCNDs). BCNDs uptake by 
NK cells was analyzed by confocal mi-
croscopy. CD56 was used to specifically 
stain NK cells membrane. (CD56BV650 
red; BCNDs green; DAPI blue).

RISULTATI NEL 2017 
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nn Dimostrazione che l’aumentata espressione dei microR-

NA 155 e 125b, codificati dal cromosoma 21, è responsabi-

le dell’immunodeficienza associata alla sindrome di Down.

nn Dimostrazione del ruolo di CXCL9 come biomarcatore del-

la sindrome da attivazione macrofagica e delle linfoistio-

citosi emaofagocitiche secondarie, con implicazioni nel-

la diagnosi e nel monitoraggio della risposta alla terapia.

nn Dimostrazione del ruolo patogenetico di IFNg in un mo-

dello murino di sindrome da attivazione macrofagica 

(MAS), una forma di linfoistiocitosi emofagocitica secon-

daria, che complica l’artrite idiopatica giovanile sistemica 

(AIG); studio della attivazione nei tessuti bersaglio della 

malattia della via di segnale di IFNg, che ne suggerisce 

un ruolo importante come target terapeutico nella MAS; 

avvio di una sperimentazione clinica pilota con emapalu-

mab, un anticorpo anti-IFNg.

nn Dimostrazione del ruolo proinfiammatorio del recettore 

p75NTR e del suo ligando proNGF nella induzione di rispo-

se da parte dei monociti e dei fibroblasti sinoviali ed iden-

tificazione di una nuova pathway infiammatoria, potenziale 

bersaglio terapeutico nei pazienti con artrite cronica. 

nn Identificazione dei meccanismi molecolari e dei mediato-

ri coinvolti in malattia autoinfiammatorie; conclusione di 

una sperimentazione clinica multicentrica mondiale, co-

ordinata dalla UOC di reumatologia, che ha dimostrato la 

efficacia di un inibitore di IL-1b nel trattamento della feb-

bre familiare meditarrenea, della sindrome TRAPS e del 

difetto di mevalonato chinasi.

nn Dimostrazione che l’attività anti-tumorale di CAR-GD2 è 

aumentata dalla combinazione con bevacizumab in un 

modello preclinico di neuroblastoma.

nn Dimostrazione che MYCN è un oncogene immunosop-

pressivo nel neuroblastoma downregolando l’espressio-

ne sulle cellule tumorali dei ligandi per recettori attivato-

ri dei linfociti NK.

nn Dimostrazione che IL-25 inibisce la crescita delle cellule 

B neoplastiche dai linfomi non-Hodgkin del centro germi-

nativo tramite attività anti-angiogenica.

nn Dimostrazione dell’espressione di IL-31 e thymic stromal 

lymphopoietin (TSLP) nei linfonodi dei pazienti affetti da 

linfoma di Hodgkin.

Progetti di ricerca

Distinct development programs 
of cord blood and bone marrow 
hematopietic stem cells. 
Responsabile: Carsetti Rita

La memoria immunologica e la difesa 
dalle infezioni dopo trapianto di midollo. 
Responsabile: Carsetti Rita

Studio delle diverse popolazioni 
di cellule B della memoria umane.
Origine, funzione e ontogenesi. 
Responsabile: Carsetti Rita

Farmacovigilanza in pazienti affetti 
da artrite idiopatica giovanile 
(Pharmachild). 
Responsabile: De Benedetti Fabrizio

First target therapy to fight 
hemophagocytic lymphohistiocytosis 
(FIGHT HLH). 
Responsabile: De Benedetti Fabrizio

New treatments for auto-infiammatory 
diseases Treat-AID. 
Responsabile: De Benedetti Fabrizio

Targeting the interlukin-6 receptor 
as a novel therapeutic approach in 
Duchenne muscular dystrophy to 
modulate muscle inflammation and 
regeneration. 
Responsabile: De Benedetti Fabrizio

Predictors of persistent clinical 
remission off medication following 
Etanercept withdrawal in patients with 

juvenile idiopatic arthritis who reached 
clinical inactive disease development. 
Responsabile: De Benedetti Fabrizio

Valutazione dell’evoluzione clinica dei 
bambini con artrite idiopatica giovanile 
trattati con Etanercept presso i centri 
italiani di reumatologia pediatrica. 
Responsabile: De Benedetti Fabrizio

Studio dei mediatori dell’infiammazione e 
dei meccanismi molecolari coinvolti nella 
patogenesi delle malattie infiammatorie. 
Responsabile: De Benedetti Fabrizio

Registro PRINTO (Paediatric 
Rheumatology International Trials 
Organisation). 
Responsabile: Insalaco Antonella

Effect of tumor cells and tumor 
microenvironment on the maturation 
and function of NK and other innate 
lymphoid cells. 
Responsabile: Moretta Lorenzo

Innate immunity in cancer. Molecular 
targeting and cellular therapy. 
Responsabile: Moretta Lorenzo

Effetto del microambiente tumorale 
sulla funzione di cellule linfoidi 
effettrici (NK e ILC). 
Responsabile: Moretta Lorenzo

Interferons in juvenile dermatomyo-
sitis: pathogene role and correlations 
with disease characteristics at onset 

and long-term outcome. 
Responsabile: Nicolai Rebecca

Targeting metabolism of tumor and/or 
effector cells to boost the efficacy of 
adoptive cell therapy of cancer. 
Responsabile: Pistoia Vito

Strategie innovative per aumentare 
l’efficacia dell’immunoterapia adottiva 
dei tumori. 
Responsabile: Pistoia Vito

IFNgamma as a potential therapeutic 
target in secondary HLH. 
Responsabile: Prencipe Giusi

NLRP2 in the pathogenesis of 
cystinosis. 
Responsabile: Prencipe Giusi

Ruolo dei Pattern Recognition 
Receptors (PRRs) nella patogenesi 
della sindrome dell’enterocolite 
indotta da proteine alimentari (FPIES). 
Responsabile: Prencipe Giusi

Identificazione di profili di espressione 
di micro RNAs in artrite psoriasica. 
Nuovi biomarcatori di malattia. 
Responsabile: Puccetti Antonio

Identificazione di microRNA quali 
nuovi biomarcatori utili nella 
diagnostica, nella previsione della 
risposta al trattamento e nel follow-up 
delle malattie reumatiche autoimmuni. 
Responsabile: Puccetti Antonio

AREA DI RICERCA INFETTIVOLOGIA 
E SVILUPPO DI FARMACI PEDIATRICI 

Responsabile: Paolo Rossi 

Mettere a punto protocolli basati sulle tecnologie di sequenziamento di seconda generazione (NGS) per accelerare la dia-
gnosi molecolare delle Immunodeficienze primitive (PID); correlare i dati clinici e genetici con gli studi fenotipici e funzionali, 
con l’obiettivo di chiarire i meccanismi patogenetici alla base della immunodisregolazione nelle PID ed identificare markers 
predittivi, utili nell’orientare le strategie terapeutiche e valutare i bersagli molecolari delle nuove terapie.

Identificare nuovi bio-marcatori in grado di predire la risposta alle infezioni e alle vaccinazioni, per modulare e personalizzare 
specificamente il calendario vaccinale in diversi gruppi di pazienti; ottimizzare le tecniche di biologia cellulare e molecolare 
per implementare le conoscenze sullo stato immunologico dei pazienti immuno-compromessi; identificare nei soggetti mag-
giormente suscettibili alle malattie infettive prevenibili mediante vaccinazione nuovi correlati di protezione immunologica; 
analizzare i meccanismi molecolari alla base della risposta immunitaria dopo vaccinazione; sviluppare ed implementare una 
piattaforma tecnologica internazionale (www.epiical.org) per studiare interventi mirati ad identificare nuove strategie di im-
munoterapia, per ottenere un controllo virologico senza utilizzare la terapia antivirale; valutare i meccanismi alla base della 
persistenza virologica dell’infezione; studiare la funzionalità delle cellule NK in diversi modelli d’infezione; sviluppare ed 
implementare un protocollo di studio multicentrico internazionale per valutare l’efficacia di un vaccino terapeutico per l’HIV.

Studiare i meccanismi patogenetici dei disturbi dell’accrescimento; identificare criteri predittivi per il rischio di ritardo della 
crescita; sviluppare protocolli diagnostici innovativi per caratterizzare a livello biochimico e molecolare le condizioni associate 
alla bassa statura; applicare nuove strategie terapeutiche per migliorare la statura finale dei bambini con scarso accrescimen-
to pre- e post-natale; studiare l’effetto dell’esposizione agli interferenti endocrini sul timing puberale e sul peso corporeo; 
valutare l’efficacia e la sicurezza a lungo termine della terapia con ormone della crescita (GH) in particolare in rapporto al 
rischio tumorale; studiare il ruolo dei fattori di crescita insulino-simili (IGF) nella patogenesi e nella progressione della steatosi 
epatica non-alcolica (NAFLD) nei bambini e negli adolescenti obesi; valutare il profilo dei miRNA circolanti nei soggetti nati 
piccoli per l’età gestazionale e nei bambini obesi e la loro relazione con il rischio metabolico. 

Immunodeficienze Primitive 
Responsabile: Caterina Cancrini

Infezioni Congenite e Perinatali 
Responsabile: Paolo Palma

Fisiopatologia dell’Accrescimento 
Responsabile: Stefano Cianfarani

Obiettivi dell’Area

L’Area è impegnata a promuovere la sperimentazione clinica, farmacologica e 
metodologica, per migliorare i processi diagnostici e terapeutici nelle patologie 
dell’età evolutiva ed aumentare le conoscenze del sistema immunitario. L’Area 
rappresenta uno spazio di investigazione, che si colloca in modo trasversale 
nell’architettura organizzativa della Ricerca. 

UNITà DI RICERCA
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Studiare le cause genetiche delle patologie endocrine, in particolare della pubertà precoce e dei deficit staturali; analizzare le 
correlazioni genotipo-fenotipo nell’iperplasia con genita del surrene e nell’iposurrenalismo primitivo non autoimmune; valutare 
le co-morbidità dell’obe sità, con particolare riferimento all’analisi del fondo oculare e alla morfologia dell’osso; individuare 
nuove strategie terapeutiche per alcuni quadri clinici complessi, completare un trial finalizzato a normalizzare i VLCFA e a mi-
gliorare la qualità della vita nei pazienti affetti da adrenoleucodistrofia, utilizzando una miscela di olio contenente oltre a GTOE 
anche CLA e antiossidanti.

Sperimentazioni Cliniche 
Responsabile: Marco Cappa

nn Scrittura e approvazione di un protocollo di ricerca finan-
ziato dal National Institute of Health USA dedicato ad ef-
fettuare la fase II del vaccino terapeutico per l’HIV.

nn Identificazione dei profili genetici e di uno score preditti-

vo associato allo sviluppo delle risposte immunologiche 
protettive verso la vaccinazione antinfluenzale.

nn Identificazione dei meccanismi tessutali alla base della 
memoria immunologica verso i vaccini antinfluenzali.

nn Identificazione di protocolli sperimentali per personaliz-
zare l’intervento vaccinale nei pazienti con deficit immu-
nitari.

nn Dimostrazione, nel contesto di uno studio multicentrico 
europeo, che la terapia con ormone della crescita, nei pa-
zienti che non hanno fattori di rischio tumorale, non si as-
socia ad un aumento del rischio di neoplasie. 

nn Dimostrazione che i fattori di crescita IGF-I e IGF-II coin-
volti nelle complicanze metaboliche dell’obesità in età 
adulta, non si associano al rischio di sindrome metaboli-
ca nell’età pediatrica. 

nn Dimostrazione che nei pazienti adulti con diabete di tipo 
2, IGF-II correla strettamente con la funzione beta-cellu-
lare e con la distribuzione del tessuto adiposo viscerale. 

nn Rivalutazione, secondo i criteri della “evidence-based 
medicine”, dei vantaggi e degli svantaggi della terapia 
con ormone della crescita (GH) nei bambini con bassa 

statura associata a normale secrezione di GH.

nn Dimostrazione che la Fetuina-A circolante non è un mar-
catore affidabile per valutare la progressione del danno 
epatico nei bambini obesi con NAFLD.

nn Descrizione, in collaborazione con il Department of Wo-
men’s and Children’s Health, Karolinska Institutet di 
Stockholm, di un impatto dell’insufficienza utero-placen-
tare sulla struttura e sulla funzionalità testicolare della 
progenie, in un modello murino.

nn Identificazione, in collaborazione con l’Università di Ulm 
e l’Università di Lubiana, del miRNA 122 come potenzia-
le biomarcatore di NAFLD nei bambini obesi prepuberi.

nn Dimostrazione che un regime terapeutico insulinico-ade-
guato, associato ad una dieta equilibrata in tutte le sue 
componenti, garantisce ai bambini con diabete tipo 1 un 
accrescimento ottimale ed uno sviluppo puberale normale.

nn Dimostrazione, in collaborazione con l’Istituto Superiore 
di Sanità, che le bambine con telarca prematuro idiopati-
co sono maggiormente contaminate dai Polybrominated 
diphenyl ethers (PBDEs) rispetto alle bambine di controllo 
e alle bambine con pubertà precoce centrale idiopatica.

nn Identificazione delle basi molecolari della lipodistrofia ge-
neralizzata o sindrome di Keppen-Lubinski.

nn Individuazione delle modalità terapeutiche (cortisonici) 
più appropriate per migliorare la statura definitiva di pa-

RISULTATI NEL 2017 

Figura 82. Espressione di CD4, CD57, PD1,CD20 e Ki67 in follicoli linfatici di ton-
silla umana mediante microscopia confocale (40X) prelevata dopo 14 giorni dalla 
somministrazione parenterale (deltoide) di vaccino antiinfluenzale stagionale. A 
destra, in dettaglio, un centro germinativo che evidenzia l’aumento dell’espressio-
ne di PD1 dopo vaccinazione rispetto ai non vaccinati (dati non mostrati).

zienti con iperplasia congenita del surrene.

nn Sperimentazione di una nuova metodologia terapeutica 
con testosterone gel al 2% per indurre la pubertà. 

nn Individuazione dei fattori di rischio di co-morbidità dell’o-
besità con steatosi epatica, con particolare riferimento 
alla correlazione con il basso peso alla nascita.

nn Analisi dei risultati della terapia con GH a lungo termine 
nei pazienti con insufficienza renale cronica.

nn Approccio nutrizionale innovativo a base di con ALDIXYl 
e ALDIXYL Oilife nell’adrenoleucodistrofia.

nn Individuazione di nuovi geni responsabili della bassa sta-
tura e di quadri sindromici complessi.

nn Individuazione mediante NGS di geni della cascata enzi-

matica surrenalica non correlabili al fenotipo ed in grado 
di orientare nuovi approcci terapeutici.

nn Studi APD001 di fase I e di fase II (APD003) per valuta-
re l’efficacia di un inibitore di PI3Kδ, su una coorte eu-
ropea di pazienti affetti dall’immunodeficienza primitiva 
APDS1/2.

nn Individuazione di tre nuovi geni candidati a patologie en-
docrine.

nn Individuazione di nuovi approcci terapeutici per il ritardo 
costituzionale di crescita e per il deficit di GH, applicando 
la terapia con GH-long acting. 

nn Attivazione di una sperimentazione finalizzata a valutare 
l’aderenza alla terapia di nuovi device per l’erogazione 
del GH nei pazienti con insufficienza renale cronica.

Progetti di ricerca

Studio dei marcatori di rischio infettivo 

HIV correlato nella popolazione adole-

scente con e senza infezione HIV. 

Responsabile: Bernardi Stefania

Development of innovative diagnostic 

and therapeutic approaches for 

primary immunodeficiencies. 

Responsabile: Cancrini Caterina

Sostegno psicologico ai bambini affetti 

da immunodeficienze primitive. 

Responsabile: Cancrini Caterina

Immunodeficienze primitive associate 

a immunodisregolazione: genetica e 

patogenesi. 

Responsabile: Cancrini Caterina

A prospective outcome study on 

patients with profound combined 

immunodeficiency. Responsabile: 

Cancrini Caterina

Registro online sulla ricerca e sui 

pazienti di ESID (European Society for 

Immunodeficiencies). 

Responsabile: Cancrini Caterina

Clinical and genetic characterization of 

early complications in juvenile obesity. 

Responsabile: Cappa Marco

Studio randomizzato prospettico 

sull’efficacia del Tamoxifene nel 

prevenire la degenerazione testicolare 

nei pazienti affetti da sindrome di 

Klinefelter. 

Responsabile: Cappa Marco

Studio osservazionale per confrontare 

LT4 soluzione orale vs LT4 compresse 

nella popolazione neonatale affetta da 

ipotiroidismo congenito. 

Responsabile: Cappa Marco

Il catabolismo del Triptofano 

come possibile nuovo bersaglio 

farmacologico nella prevenzione e 

terapia del diabete mellito di tipo 1 

(T1DIDO). 

Responsabile: Cappa Marco

L’epigenetica nella bassa statura: 

analisi dello stato di metilazione 

delle sequenze di regolazione CPG 

nell’intero genoma. 

Responsabile: Cappa Marco

Qualità della vita nei giovani di 

bassa statura (strumento Qolissy) 

adattamento culturale e validazione 

in Italia.  

Responsabile: Cappa Marco

Registro osservazionale, longitudinale, 

prospettico, a lungo termine relativo a 

pazienti affetti da ipofosfatasia. 

Responsabile: Cappa Marco

Immune memory to HPV induced by 

Gardasil in girls and boys. 

Responsabile: Carsetti Rita

Phthalates and bisphenol A 

biomonitoring in Italian mother-child 

pairs: link between exposure and 

juvenile diseases (LIFE PERSUADED). 

Responsabile: Cianfarani Stefano

Associazione tra diabete mellito tipo 1, 

esposizione ad interferenti endocrini e 

microbiota intestinale. 

Responsabile: Cianfarani Stefano

Interferenti endocrini (EDs): rischio di 

DM1 in età pediatrica. 

Responsabile: Cianfarani Stefano

Microbiota e risposta immunologica 

locale e sistemica nei neonati con 

sindrome da intestino corto. 

Responsabile: D’Argenio Patrizia

Down-regolazione della L-selectina da 

parte di HIV-1: una nuova caratteristica 

dell’infezione da HIV-1 con importanti 

implicazioni per la patogenesi.  

Responsabile: Doria Margherita

Studio di nuove immunoterapie 

personalizzate nel diabete di tipo 1 ed 

endocrinopatie associate.  

Responsabile: Fierabracci Alessandra

Costituzione di una biobanca per 

studiare l’influenza del microbiota 

intestinale nella patogenesi del 

diabete di tipo 1. 

Responsabile: Fierabracci Alessandra

X-linked chronic granulomatosis: 

molecular and cellular mechanism 

underlying intestinal inflammation. 

Responsabile: Finocchi Andrea

Approfondimenti diagnostici e 

patogenetici per immunodeficienze 

primitive e sviluppo di nuovi approcci 

di terapia genica somatica. 

Responsabile: Finocchi Andrea

Tollerabilità ed effetti indesiderati per 

un nuovo device nell’immunoterapia 

specifica per il bambino allergico. 

Responsabile: Fiocchi Alessandro G.

Studio monocentrico in aperto per 

valutare l’ipoallergenicità dei biscotti 

senza latte e senza uovo in bambini 

allergici alle proteine del latte e/o 

dell’uovo e foodomica. 

Responsabile: Fiocchi Alessandro G.

Screening dei bambini a rischio 

di disturbi del linguaggio e della 

comunicazione. 

Responsabile: Giampaolo Rosaria

L selectin down modulation by 

HIV 1 a novel hallmark of infection 
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with potential implications for 
pathogenesis. 
Responsabile: Giuliani Erica

Analisi trascrittomica per la valutazione 
dei determinanti immunopatogenetici 
di malattia e di prognosi nella malattia 
di Kawasaki. 
Responsabile: Marchesi Alessandra

Costruzione ed applicazione di un 
questionario sulla selettività alimentare 
in età adolescenziale.  
Responsabile: Morino Giuseppe S.

Determinanti della Health Related 
Quality oJLife (HRQoL) in adolescenti 
obesi italiani.  
Responsabile: Morino Giuseppe S.

Studio dell’induzione e mantenimento 
di risposte protettive nei pazienti con 
immunodeficienza acquisita. 
Responsabile: Palma Paolo

Caratterizzazione di profili di 
espressione genica predittivi di 
risposta immunitaria alle infezioni ed 
alle vaccinazioni. 
Responsabile: Palma Paolo

Immunogenicità del vaccino 
antimeningococcico B 
multicomponente in bambini e 
giovani adulti con immunodeficienza 
secondaria. 
Responsabile: Palma Paolo

Valutazione dei meccanismi 
immunologici periferici e tissutali nella 
risposta immunitaria post-vaccinale 
in una coorte di bambini candidati ad 
intervento di tonsillectomia. 
Responsabile: Palma Paolo

Valutazione del reservoir virale in 
bambini e adolescenti con infezione 
verticale da HIV trattati precocemente 
con art e in controllo virologico.  
Responsabile: Palma Paolo

Individuazione di segni precoci 
di neurodegenerazione retinica e 
valutazione del ruolo patogenetico 
della variabilità glicemica nei pazienti 
affetti da diabete mellito tipo 1 in età 
pediatrica.  
Responsabile: Patera Ippolita Patrizia

Advanced Cell based Therapies for 

the treatment of Primary Immuno 
Deficiency (CELL PID). 
Responsabile: Rossi Paolo

Clonidine for Sedation of Paediatric 
Patients in the Intensive Care Unit 
(CloSed). 
Responsabile: Rossi Paolo

Global Research in Paediatrics (GRIP). 
Responsabile: Rossi Paolo

Treatment of late onset bacterial 
sepsis caused by vancomycin 
susceptible bacteria in neonates and 
infants aged under three months 
(NEOVANC). 
Responsabile: Rossi Paolo

Studio di farmacocinetica dei farmaci 
antitubercolari di prima linea in età 
pediatrica. 
Responsabile: Villani Alberto

Le vaccinazioni nel pretermine: studio 
epidemiologico e immunologico. 
Responsabile: Villani Alberto

AREA DI RICERCA 
ONCOEMATOLOGIA 

Responsabile: Franco Locatelli

Studiare e caratterizzare estensivamente le alterazioni molecolari genetiche ed epigenetiche implicate nella patogenesi del-
le neoplasie ematologiche o solide del bambino; identificare i bersagli molecolari suscettibili di trattamento farmacologico 
mirato e specifico.

Studiare le cellule staminali emopoietiche ottenute da diverse sorgenti, quali il midollo osseo, il sangue periferico dopo mo-
bilizzazione con fattori di crescita e il sangue cordonale; studiare in vitro le caratteristiche immunoregolatorie delle cellule 
stromali mesenchimali e la loro azione sulle cellule coinvolte nella risposta infiammatoria; caratterizzare l’efficacia, in diversi 
contesti clinici, delle cellule stromali mesenchimali ottenute da donatori sani; studiare le caratteristiche immunoregolatorie 
delle microvescicole mesenchimiali (MSC-MV), sia in vitro che in vivo, per valutarne l’effetto sui linfociti B e T; sviluppare a li-
vello clinico approcci di terapia genica e di editing del genoma nelle emoglobinopatie; validare approcci innovativi di trapianto 
emopoietico nelle malattie ematologiche del bambino.

Implementare programmi di terapia genica per il neuroblastoma, basati sull’impiego di linfociti trasdotti con un recettore 
chimerico per la molecola GD2, e per malattie linfoproliferative dell’età pediatrica, basati sull’impiego di linfociti trasdotti con 
un recettore chimerico per l’antigene CD19; studiare approcci innovativi di immunoterapia adottiva anti-tumorale; studiare i 
meccanismi che regolano l’attività anti-tumorale delle cellule Natural Killer (NK) e dei linfociti T γδ.

Genetica ed Epigenetica dei Tumori Pediatrici 
Responsabile: Franco Locatelli

Terapia Cellulare e Genica delle Emopatie 
Responsabile: Franco Locatelli

Terapia Genica dei Tumori 
Responsabile: Concetta Quintarelli

Obiettivi dell’Area

L’Area è impegnata prioritariamente nello sviluppo di protocolli terapeutici inno-
vativi e di approcci di diagnostica molecolare, finalizzati a ottimizzare la caratte-
rizzazione e la stratificazione del rischio dei pazienti pediatrici affetti da patolo-
gie tumorali. 

UNITà DI RICERCA
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RISULTATI NEL 2017 

nn Pubblicazione dei risultati di uno studio clinico randomiz-

zato che ha identificato la dose ottimale di siero anti-lin-

focitario da impiegare nel contesto del trapianto di cellule 

emopoietiche da donatore non consanguineo per patolo-

gie neoplastiche dell’età pediatrica; la dose identificata (15 

mg/kg) è diventata lo standard of care da impiegare in que-

sto setting trapiantologico. 

nn Pubblicazione dei risultati di uno studio clinico prospetti-

co sul trapianto da donatore familiare HLA-aploidentico nei 

bambini affetti da leucemia acuta dopo deplezione seletti-

va dei linfociti T αβ positivi; dimostrazione che questo ap-

proccio garantisce una probabilità di guarigione definitiva 

dell’ordine del 70%, valore comparabile, o addirittura mi-

gliore, rispetto a quanto ottenibile impiegando come do-

natore un familiare o non consanguineo HLA compatibile; 

lo studio ha anche dimostrato che attraverso questo ap-

proccio l’incidenza della malattia del trapianto contro l’ospi-

te nella sua forma cronica (GvHD cronica) è particolarmen-

te bassa. 

nn Definizione del ruolo svolto dall’infusione di acido zole-

dronico per ottimizzare la funzione anti-leucemica me-

diata da linfociti T γδ dopo trapianto da donatore familia-

re HLA-aploidentico effettuato realizzando una deplezione 

selettiva dei linfociti T αβ positivi; è stata documentata la 

modificazione del profilo proteomico che si sviluppa dopo 

infusioni ripetute di acido zoledronico con attivazione di pa-

thways coinvolte nella risposta immune. 

nn Dimostrazione che in un modello murino l’efficacia della te-

rapia con cellule CAR T dirette verso la molecola GD2 può 

essere ottimizzata con l’impiego di inibitori dell’angiogenesi 

e di anticorpi monoclonali bloccanti i check-point inhibitors. 

nn Dimostrazione del ruolo svolto dall’RNA editing nell’ambi-

to di uno specifico micro-RNA nello sviluppo del gliobla-

stoma multiforme, che, ad oggi, rappresenta una neopla-

sia cerebrale gravata da prognosi marcatamente severa; 

questi risultati aprono scenari terapeutici traslazionali in una 

condizione che necessita significativamente di approcci te-

rapeutici innovativi mirati e selettivi. 

nn Definizione dell’importanza dell’RNA editing nello sviluppo 

di cellule leucemiche di derivazione mieloide. 

nn Pubblicazione dei risultati di uno studio clinico randomizzato 

nell’ambito della leucemia linfoblastica acuta a differenziazio-

ne B cellulare classificata a rischio intermedio, teso a valutare 

comparativamente due diverse strategie di terapia d’intensi-

ficazione ritardata; lo studio, che ha reclutato oltre 1.000 pa-

zienti, ha dimostrato come l’approccio basato sull’impiego di 

due cicli ripetuti d’intensificazione ritardata non sia superiore 

alla somministrazione di un solo ciclo, che, quindi, si confer-

ma essere lo standard of care. 

nn Partecipazione ad uno studio internazionale mirato a defi-

nire il ruolo della classificazione epigenetica della leucemia 

mielo-monocitica giovanile (JMML); lo studio ha documen-

tato come i pazienti affetti da questa rara sindrome mielodi-

splastica/mieloproliferativa, tipica del bambino prima dei 5 

anni di età, possano essere stratificati in tre gruppi, a basso, 

intermedio ed alto profilo di metilazione con impatto pro-

gnostico che concorre a definire il rischio clinico-biologico, 

ad oggi basato sulle lesioni molecolari che sottendono allo 

sviluppo della patologia e sulla sua età di insorgenza. 

nn Identificazione di un profilo di metilazione specifica per 

i pazienti affetti da leucemia mielo-monocitica giovanile 

(JMML), trattati con l’agente demetilante 5-Azacitidina.

nn Dimostrazione dell’importanza dell’emergenza di cloni 

CD19 negativi nello sviluppo di una ricaduta nei pazienti 

sottoposti a terapia con l’anticorpo monoclonale bi-speci-

fico Blinatumomab.

nn Partecipazione ad uno studio bi-centrico che ha, per la pri-

ma volta, documentato come il farmaco Treosulfano, impie-

gato nella terapia di preparazione al trapianto emopoietico, 

mostri una significativa variabilità di profilo farmacocinetico 

e come elevati livelli di esposizione sistemica al farmaco si 

traducano in un incremento della tossicità cutanea e della 

gravità della mucosite sviluppata dai pazienti che ricevono 

questa chemioterapia.

nn Caratterizzazione biologica e funzionale delle cellule stro-

mali mesenchimali (MSC) isolate dai pazienti affetti da im-

munodeficienza primitiva. In questo studio, si sono docu-

mentate peculiarità specifiche delle MSC, che possono 

avere ruolo assai rilevante per una migliore comprensio-

ne della fisiopatologia che sottende al deficit immunologi-

co costituzionale.  

nn Pubblicazione dei risultati di uno studio che ha dimostra-

to come l’aggiunta di inibitori del proteasoma al trattamen-

to chemioterapico convenzionale permetta di ottenere uno 

stato di remissione ematologica nei pazienti affetti da leu-

cemia linfoblastica acuta pluri-recidivata, con negativizza-

zione della malattia residua minima in numerosi pazienti ri-

spondenti. 

nn Partecipazione a uno studio internazionale mirato a defi-

nire il profilo genomico ed epigenetico dei pazienti affetti 

da leucemia mieloide acuta megacarioblastica, con identi-

ficazione di sottogruppi connotati da prognosi significativa-

mente differenziata. 

nn Identificazione di una variante costituzionale dell’enzima 

ERAP-1, che conferisce resistenza all’infezione da Citome-

galovirus (CMV); lo studio ha permesso di definire il ruolo 

svolto da molecole chiave nell’ambito della processazione 

antigenica per la maggiore o minore suscettibilità allo svi-

luppo di infezioni da CMV, un patogeno associato ad una 

significativa morbilità e, talvolta a mortalità, nei pazienti im-

munocompromessi, soprattutto i riceventi un trapianto di 

cellule emopoietiche. 

nn Documentazione del ruolo svolto dall’oncogene Myc-N nel ri-

durre l’espressione dei ligandi per recettori attivatori espressi 

sulla superficie di cellule natural killer; lo studio ha permesso 

di migliorare la definizione di uno dei meccanismi attraverso 

i quali le cellule di neuroblastoma sfuggono all’azione di im-

muno-sorveglianza svolta dalle cellule NK. 

nn Dimostrazione di come l’espressione di molecole HLA di 

classe I e di PDL-1 (un ligando per la molecola PD-1, espres-

sa sulla superficie di T linfociti) sulla superficie di cellule di 

neuroblastoma influenzi la prognosi dei pazienti affetti dal-

la malattia, in maniera indipendente dai classici indicatori di 

esito, come l’età alla diagnosi, la disseminazione della ma-

lattia e la presenza di lesioni molecolari, quali l’amplificazio-

ne di N-Myc. 

nn Partecipazione ad uno studio internazionale che ha chiarito 

il ruolo svolto dal prodotto di fusione PAX3-FOXO1 nel rimo-

dellamento della cromatina nelle cellule del rabdomiosar-

coma alveolare; lo studio ha fornito informazioni sul poten-

ziale uso di BET-inhibitors nella malattia.  

nn Dimostrazione dell’importanza prognostica della malattia 

residua minima alla fine dei due cicli di Induzione nei pa-

zienti pediatrici affetti da leucemia mieloide acuta; questo ri-

sultato è stato implementato nella stratificazione del rischio 

e nella scelta della terapia più opportuna post-remissionale, 

incluse le opzioni trapiantologiche.
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Figura 83. Trattamento di pazienti affetti da tumori maligni delle cellule B (A) o da neuroblastoma (B). I vettori retrovirali sono 
stati progettati e clonati nel Laboratorio di Terapia Cellulare e Genica del Dipartimento, e sono stati utilizzati per indurre la 
modifica genetica delle cellule T del paziente con un recettore chimerico antigenico di seconda generazione (CAR) specifico 
per CD19 (in caso di trattamento di tumori maligni delle cellule B) o di terza generazione specifico per l’antigene GD2 espres-
so in cellule tumorali di pazienti con neuroblastoma. Il medicinale di terapia genica è prodotto e rilasciato dall’impianto GMP 
interno (Officina Farmaceutica) a partire da una linfocito-aferesi derivata dal paziente le cui cellule T sono geneticamente mo-
dificate con il vettore retrovirale per esprimere il CAR specifico in combinazione con il gene suicida Caspasi 9 inducibile, in 
grado di abrogare le cellule T CAR nei pazienti infusi ove necessario (ad esempio in caso di tossicità incontrollata) grazie alla 
somministrazione del farmaco attivante AP1903. Le cellule T CAR sono infuse nel reparto clinico e i pazienti sono strettamen-
te monitorati dopo l’infusione per valutare il controllo del tumore e l’insorgenza di eventuale tossicità. 

Figura 84. Approccio T-cell adottivo per il trattamento di pazienti affetti da medulloblastoma. L’approccio si basa su cellule T 
derivate dal paziente geneticamente modificate con un vettore retrovirale per indurre l’espressione di un recettore αβ delle 
cellule T (αβTCR) con elevata affinità per l’antigene PRAME (antigene preferenziale espresso in melanoma) epsresso ad alti 
livelli nelle cellule di medulloblastoma.
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Inibitori epigenetici nella terapia delle 
leucemie mieloide acute dell’età 
pediatrica con lesioni a carico del 
gene MLL. 
Responsabile: Locatelli Franco

Treatment of neuroblastoma patients 
with T lymphocytes genetically modified 
to express a GD2-specific chimeric anti-
gen receptor (CAR) and a safety switch. 
Responsabile: Locatelli Franco

Sviluppo di una piattaforma 
tecnologica di immunologia basata 
sulla generazione di T linfociti trasdotti 
con un recettore chimerico specifico 
per la molecola CD19. 
Responsabile: Locatelli Franco

Analysis of prevalence of Gaucher 
disease in paediatric patients selected 
by applying an appropriate diagnostic 
algorithm (GAU-PED). 
Responsabile: Locatelli Franco

Caratterizzazione bioumorale della 
graft failure dopo trapianto allogenico 
di cellule staminali ematopoietiche. 
Responsabile: Locatelli Franco

Caratterizzazione genetica ed 
immunologia dell’anemia aplastica 
severa nei bambini e negli adolescenti.  
Responsabile: Locatelli Franco

Chronic myeloid leukaemia in children 
and adolescents. Italian registry 
reporting on treatment, toxicity, 
outcome, long-term follow. 
Responsabile: Locatelli Franco

Michigan acute graft-versus-host 
disease international consortium: a 
database and biorepository (MAGIC). 
Responsabile: Locatelli Franco

Primo studio cooperativo europeo per 
il neuroblastoma ad alto rischio.                                 
Responsabile: Locatelli Franco

Registro Europeo di Evoltra 
(Clofarabina).  
Responsabile: Locatelli Franco

Second international inter-group study 
for classical Hodgkin’s lymphoma in 
children and adolescent (EURONET 
PHL-C2). 
Responsabile: Locatelli Franco

Studio di registro prospettico di pa-
zienti con tumore neuroblastico perife-
rico e invasione del canale spinale. 
Responsabile: Locatelli Franco

Studio indirizzato all’individuazione di 
nuovi markers plasmatici predittivi di 
aggressività tumorale in pazienti con 
neuroblastoma. 
Responsabile: Locatelli Franco

Studio osservazionale prospettico per 
la valutazione di incidenza, severità e 
outcome della GVHD cronica secondo 
i criteri della Consensus Conference 
NIH del 2015.  
Responsabile: Locatelli Franco

Studio per l’identificazione di nuovi 
marcatori di aggressività tumorale nei 
pazienti pediatrici affetti da sarcoma.  
Responsabile: Locatelli Franco

Un registro multicentrico, 
multi-nazionale, prospettico e 
osservazionale che riunisce i dati di 
sicurezza e di esito clinico nei pazienti 
con diagnosi di VOD epatica grave 
che hanno ricevuto un trapianto di 
cellule slaminali ematopoietiche 
(HSCT) e sono trattati con Defitelio® o 
terapia di supporto. 
Responsabile: Locatelli Franco

PUPs A VIV. 
Responsabile: Luciani Matteo

Banca dati di pazienti trattati con 
Advate nell’emofilia. 
Responsabile: Luciani Matteo

Bracciale FedEmo (Federazione delle 
Associazioni Emofilici) - Sa.Me.Da 
L.I.F.E Safety Medical Database – Local 
Informed For Emergency. 
Responsabile: Luciani Matteo

Il test di generazione della trombina 
(TGA) come analisi predittiva di 
efficacia emostatica dei concentrati di 
fattore VIII (FVIII) in pazienti affetti da 
emofilia A con inibitori del FVIII ad alta 
e bassa risposta anamnestica. 
Responsabile: Luciani Matteo

Caratterizzazione molecolare dei 
tumori solidi in pazienti affetti da 
anemia di Fanconi. 
Responsabile: Mastronuzzi Angela

Caratterizzazione biologica e terapia 
target dei gliomi diffusi intrinseci del 
ponte. 
Responsabile: Mastronuzzi Angela

Accorciamo le distanze. 
Responsabile: Mastronuzzi Angela

European Rhabdoid Registry (EU-
RHAB). 
Responsabile: Mastronuzzi Angela

Composition of gut microbiota 
and impact on immune system 
recovery and acute graft versus 
host disease in paediatric patients 
undergoing hematopoietic stem cell 
transplantation. 
Responsabile: Merli Pietro

Caratterizzazione bioumorale del 

rigetto di trapianto di cellule staminali 
ematopoietiche. 
Responsabile: Merli Pietro

Classificazione molecolare basata 
sul profilo di metilazione del DNA dei 
tumori del sistema nervoso centrale in 
età pediatrica. 
Responsabile: Miele Evelina

Chimeric antigen receptor-redirected 
T cells targeting CD19 antigen: 
first-inhuman Italian trial for children 
with chemotherapy-refractory acute 
lymphoblastic leukemia. 
Responsabile: Quintarelli Concetta

Sviluppo di un approccio integrato per 
l’immunoterapia dei tumori solidi con 
checkpoint inhibitors: biomarcatori 
predittivi di risposta e nuovi approcci 
combinati di immunoterapia. 
Responsabile: Quintarelli Concetta

Ottimizzazione dell’espansione e 
trasduzione delle cellule NK umane 
primarie con CD3zeta-CAR o KIR-CAR. 
Responsabile: Quintarelli Concetta

Targeting oncogenic epigenetic 
factors as an innovative anticancer 
strategy in rhabdomyosarcoma. 
Responsabile: Rota Rossella

PAX3 FOX 1 alveolar 
rhabdomysarcoma pathogenesis and 
progression role of the microRNAs 
Notch3 signaling crosstalk. 
Responsabile: Rota Rossella

Effetti della dieta mediterranea sulla 
qualità del latte umano. 
Responsabile: Salvatori Guglielmo

The role of interclonal communication 
and the tumour microenvironment 
in driving paediatric GBM and DIPG 
migration and invasion. 
Responsabile: Vinci Maria

Sviluppo di un saggio di potenza per la 
valutazione e comparazione delle pro-
prietà immunomodulanti delle cellule 
stromali mesenchimali, da adottare 
quale integrazione ai criteri di rilascio 
convenzionali per l’impiego clinico del-
le cellule nel trattamento della malattia 
del trapianto contro l’ospite. 
Responsabile: Algeri Mattia

Role of the BPM4 signaling pathway 
in the pathogenesis of juvenile 
myelomonocytic leukemia and 
childhood myelodysplastic syndromes. 
Responsabile: Bertaina Alice

Gamma delta T cells and their 
reconstitution in children with 
leukemia given T cell depleted stem 
cell transplantation. 
Responsabile: Bertaina Alice

MicroRNA e citochine: identificazione 
di nuovi biomarkers nella malattia 
acuta del trapianto contro l’ospite 
(AGVHD) in pazienti pediatrici 
sottoposti a trapianto allogenico di 
cellule staminali emopoietiche. 
Responsabile: Bertaina Alice

Caratterizzazione degli inibitori 
dei checkpoints immunologici nel 
neuroblastoma allo scopo di migliorare 
la stratificazione e la terapia dei 
pazienti a prognosi sfavorevole. 
Responsabile: Boldrini Renata

Brainworks: the international child-
hood CNS vasculitis outcome study. 
Responsabile: Bracaglia Claudia

Time to flare in childhood cronic 
uveitis on remission. 
Responsabile: Bracaglia Claudia

Genetic and immune parameters as 
biomarkers of diagnosis and severity 
of Macrophage activation syndrome 
(MAS) and secondary haemophago-
cytic lymphohistiocytosis (SEC-HLH): 
a multicenter observational study. 
Responsabile: Bracaglia Claudia

Chimeric antigen receptor modified 
T cells and armed oncolytic virus as 
tools to improve efficacy against solid 
tumors. 
Responsabile: Caruana Ignazio

Sviluppo di una nuova piattaforma 
immunoterapeutica MHC-indipendente 
per il trattamento di malattie onco/
ematologiche: cellule T Gd esprimenti 
un recettore chimerico antigene 
specifico (CAR). 
Responsabile: Caruana Ignazio

Registro Italiano dei tumori 
neuroblastici periferici (RINB). 
Responsabile: Castellano Aurora

miRNA-dependent cross-talk between 
autophagy and cell cycle in neural 
childhood cancer. 
Responsabile: Cecconi Francesco

Natural killer cell based 
immunotherapy for high risk 
neuroblastoma pharmacological 
treatment to efficiently improve the 
expression of activating ligands (IGG). 
Responsabile: Cifaldi Loredana

Protocollo diagnostico e terapeutico 
per il retinoblastoma alla diagnosi. 
Responsabile: Cozza Raffaele

Generazione di un nuovo recettore 
chimerico anti CD276 (B7-H3) per il 
trattamento dei tumori pediatrici. 
Responsabile: De Angelis Biagio

Combining oncolytic adenovirus and 
gene therapy with EphA2-engager 
for treatment of pediatric high-grade 
gliomas. 
Responsabile: Del Bufalo Francesca

Trattamento di pazienti pediatrici 
affetti da gliomi di alto grado con la 
combinazione di adenovirus oncolitici 
e terapia genica con un BiTE diretto 
verso l’antigene tumorale EphA2. 
Responsabile: Del Bufalo Francesca

Innovative therapies for children with 
cancer paediatric preclinical proof of 
concept (POC) platform (ITCC P4).  
Responsabile: Di Giannatale Angela

Studio volto all’identificazione di 
biomarcatori tumorali in pazienti 
affetti da retinoblastoma avanzato 
per applicazioni diagnostiche e 
terapeutiche. 
Responsabile: Di Giannatale Angela

Exploiting endoplasmic reticulum 
aminopeptidases modulation for 
innovative strategies on anticancer 
immunotherapy. 
Responsabile: Fruci Doriana

Dissecting the immune heterogeneity 
of neuroblastoma microenvironment to 
improve patient risk stratification and 
therapy. 
Responsabile: Fruci Doriana

Studio delle cellule mieloidi infiltranti 
i tessuti di neuroblastoma: un nuovo 
marcatore prognostico per migliorare 
la stratificazione e la terapia dei 

pazienti ad alto rischio. 
Responsabile: Fruci Doriana

La modulazione delle aminopeptidasi 
del reticolo endoplasmatico: nuove stra-
tegie di immunoterapia antitumorale.  
Responsabile: Fruci Doriana

Studio delle cellule immuni infiltranti 
i tessuti di neuroblastoma per 
migliorare la stratificazione e la terapia 
dei pazienti. 
Responsabile: Fruci Doriana

Dissecting the role of RNA editing 
enzyme ADAR2 in brain and 
glioblastoma by a novel conditional 
knockout mouse model. 
Responsabile: Gallo Angela

Studio delle modificazioni post-
trascrizionali (RNA editing) in cervello 
e glioblastoma. 
Responsabile: Gallo Angela

European Endeavour for Chimeric 
Antigen Receptor Therapies (EURE-
CART). 
Responsabile: Locatelli Franco

Healthcare Alliance for Resourceful 
Medicines Offensive against 
Neoplasms in Hematology 
(HARMONY). 
Responsabile: Locatelli Franco

International study for treatment 
of childhood relapsed ALL 2010 
with standard therapy, systematic 
integration of new agents, and 
establishment of standardized 
diagnostic and research.  
Responsabile: Locatelli Franco

Restoring tissue regeneration in 
patients with visceral graft versus host 
disease (RETHRIM). 
Responsabile: Locatelli Franco

Infusion of T cells genetically modified 
with the iC9 suicide gene to improve 
anti-tumor immunity. 
Responsabile: Locatelli Franco

Innate Immunity in Cancer (IIC). 
Molecular targeting and cellular 
therapy. 
Responsabile: Locatelli Franco

Allogeneic stem cell transplantation in 
children and adolescents with acute 
lymphoblastic leukemia. 
Responsabile: Locatelli Franco

CAR.CD19 T cell project. 
Responsabile: Locatelli Franco

Progetti di ricerca
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nn Definizione dell’appropriatezza d’uso della profilassi an-

tibiotica perioperatoria e documentazione dell’impatto 

significativo dell’intervento di miglioramento negli ospe-

dali pediatrici partecipanti; aumento significativo dell’a-

desione alle raccomandazioni sulla prescrizione della 

profilassi, che è passata dall’82% nel periodo pre-inter-

vento, all’86% nel post-intervento. 

nn Descrizione delle caratteristiche dei pazienti con morbillo 

visitati nel Pronto Soccorso (PS) dell’OPBG negli anni 2008-

2013, e analisi dei determinanti di ricovero; nel periodo con-

siderato sono stati visitati in PS 248 pazienti, 113 dei quali 

(46%) sono stati ricoverati. La presenza di patologie croni-

che di base è stato il principale fattore predittivo di ricovero. 

nn Utilizzo di una piattaforma di Business Process Manage-

ment per implementare il percorso clinico del trapianto di 

fegato pediatrico, con un beneficio in termini di ottimizza-

zione delle risorse e della qualità del servizio.

nn Identificazione dei benefici derivanti dalle attività infer-

mieristiche negli ambulatori pediatrici, secondo la perce-

zione dei pediatri di famiglia. 

nn Studio dell’accuratezza diagnostica di metodiche di ima-

ging in pediatria in diverse condizioni patologiche (ad 

es. utilizzo della Risonanza magnetica nella diagnosi dei 

danni cerebrali iatrogeni da radioterapia, chemioterapia 

e da altri farmaci; utilizzo della elastografia shear-wave 

nella diagnosi di fibrosi epatica). 

nn Utilizzo del Tonic Stretch Reflex Threshold (TSRT) per 

valutare oggettivamente la spasticità delle articolazioni 

dell’anca nei bambini con paralisi cerebrale e descrivere 

la correlazione tra la valutazione oggettiva ottenuta con 

il TSRT e gli score clinici. 

nn Revisione dei livelli diagnostici di riferimento (LDR) loca-

li secondo le nuove linee-guida europee PiDRL di indagi-

ni di radiologia convenzionale, contrastografiche e TAC.

nn Istituzione di un “Dose Team” dedicato alla analisi dei 

dati dosimetrici e alle problematiche radioprotezionisti-

che, con la programmazione di audit clinici per la gestio-

ne del rischio radioprotezionistico. 

nn Collaborazione con Childhood Arthritis and Rheumatolo-

gy Research Alliance (CARRA) per la standardizzazione 

della RM nell’osteomielite cronica non batterica.

nn Creazione e validazione di nuovi sistemi di scoring ra-

diografico e RM per il grading delle alterazioni patologi-

che nei pazienti con diagnosi di artrite idiopatica giovani-

le (AIG) in collaborazione con altri centri europei.

nn Implementazione del protocollo RM-WB nei pazienti con 

diagnosi di osteomielite cronica non batterica sospetta o 

accertata ed analisi dei pattern di coinvolgimento osseo, 

al fine di migliorare il percorso diagnostico e ridurre il ri-

corso a procedure bioptiche invasive.

nn Elaborazione del Cuore 3D. 

nn Istituzione di Report Radiologici Strutturati sulla base del-

le indicazioni delle Società Radiologiche internaziona-

li (RSNA) e worklow automatico per l’elaborazione/refer-

tazione (Elco, CVI42) degli esami complessi cardiologici.

nn Valutazione retrospettiva della variazione del segnale in 

RM nei pazienti con somministrazioni multiple di mdc a 

base di gadolinio macrociclico. 

nn Studio della potenziale tossicità dei mezzi di contrasto a 

base di gadolinio dall’età pediatrica all’adulto. 

nn Ottimizzazione e armonizzazione delle sequenze RM 

avanzate e loro applicazione nello studio delle demenze 

e della disabilità intellettiva in età pediatrica.

nn Ottimizzazione del protocollo diagnostico pre-chirurgico 

dell’epilessia farmaco-resistente.

nn Valutazione delle alterazioni visive nei pazienti affetti da 

sindrome di Kearns-Sayre. 

nn Confronto tra la Risonanza Magnetica funzionale (fMRI) e 

la Stereo-Elettro-Encefalo-Grafia (SEEG) per la mappatu-

ra del linguaggio. 

nn Ottimizzazione e valutazione dello spessore corticale nei 

neonati affetti da ernia diaframmatica congenita.

nn Sviluppo di tecniche di diffusione NODDI (Neurite Orien-

tation Dispersion and Density Imaging) per il calcolo 

dell’indice di dispersione degli assoni neuronali. 

nn Applicazioni di nuove tecniche di spettroscopia di riso-

RISULTATI NEL 2017 

Figura 85. Piattaforma robotica svi-
luppata nel Laboratorio di Analisi del 
Movimento e Robotica (MARLab) per 
la valutazione e il training dei disturbi 
dell’equilibrio e del cammino.

AREA DI RICERCA INNOVAZIONI 
CLINICO-GESTIONALI E TECNOLOGICHE

Responsabile: Massimiliano Raponi

Studiare la sicurezza, l’efficacia e l’efficienza degli interventi assistenziali; valutare gli esiti delle cure; individuare gli indicatori 
qualitativi basati su banche di dati sanitari; effettuare studi di intervento per la promozione della medicina basata sull’evidenza. 

Valutare e validare le tecnologie maggiormente innovative e di maggiore potenziale beneficio, anche al fine di indirizzare le 
scelte di investimento da parte dell’Ospedale; studiare gli effetti sulla salute dei principali fattori di rischio lavorativi (biologici, 
chimici, fisici e psicologici). 

Studiare i processi e lo sviluppo delle conoscenze nell’assistenza al bambino e alla famiglia, al fine di migliorarne la qualità e 
diffondere la cultura dell’utilizzo delle evidenze scientifiche nella pratica assistenziale. 

Migliorare le tecniche diagnostiche utilizzate in pediatria, in maniera da rendere più robuste ed accurate le metodiche di 
diagnosi per immagini a bassa o nulla invasività, al fine di incrementarne l’uso routinario.

Studiare in maniera integrata le problematiche riabilitative del bambino con esiti di una lesione neurologica e sviluppare 
nuove strategie di intervento, al fine di migliorare gli esiti funzionali e l’autonomia personale; definire indicatori oggettivi 
della performance motoria attraverso sistemi optoelettronici di analisi; studiare i processi di recupero funzionale connessi 
all’attivazione della plasticità neuronale; ideare strategie riabilitative innovative; sviluppare e sperimentare nuove tecnologie, 
compresa la robotica e la realtà virtuale.

Esiti Clinici e Percorsi Medico Chirurgici 
Responsabile: Marta Luisa Ciofi Degli Atti

Health Technology Assessment and Safety 
Responsabile: Pietro Derrico

Innovazioni Assistenziali 
Responsabile: Emanuela Tiozzo

Imaging  
Responsabile: Paolo Tomà

Neuroriabilitazione Robotica  
Responsabile: Enrico Castelli

Obiettivi dell’Area

L’Area promuove e conduce studi rivolti a valutare l’impatto delle innovazioni clini-
che e organizzative sulla qualità assistenziale. La qualità assistenziale riguarda le 
dimensioni dell’efficacia, dell’appropriatezza, dell’equità, della soddisfazione dei 
pazienti e degli operatori. Inoltre, l’Area analizza le necessità assistenziali e lo svi-
luppo di modelli organizzativi e gestionali in grado di favorire la diffusione delle 
buone pratiche cliniche e di migliorare l’efficienza.

UNITà DI RICERCA
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personale sanitario dell’Ospedale 

Pediatrico Bambino Gesù. 

Responsabile: Castelli Gattinara Guido 

Age of blood in children in pediatric 

intensive care units. 

Responsabile: Chiusolo Fabrizio

Buon uso del sangue: periodo di 

conservazione delle emazie nei 

bambini ricoverati presso la terapia 

intensiva pediatrica (ABI PICU). 

Responsabile: Chiusolo Fabrizio

Determinants of antibiotic tailoring in 

pediatric intensive care. 

Responsabile: Chiusolo Fabrizio

Massive transfusion epidemiology and 

outcomes in children study (MATIC).  

Responsabile: Chiusolo Fabrizio

Nutritional practice and outcomes in 

non-invasive ventilation. 

Responsabile: Chiusolo Fabrizio

Observation of multi-center quality 

improvement project: improving safety 

and quality of tracheal intubation 

practice in pediatric icus. 

Responsabile: Chiusolo Fabrizio

Point prevalence of platelet 

transfusions in critically ill children. 

Responsabile: Chiusolo Fabrizio

The Pediatric Acute Respiratory 

Distress Syndrome Incidence and 

Epidemiology (PARDIE) Study.  

Responsabile: Chiusolo Fabrizio,  

Di Nardo Matteo

Platform for european preparendess 

against (re)emerging epidemics 

(PREPARE). 

Responsabile: Ciofi Degli Atti Marta L.

Buone pratiche per la sorveglianza e il 

controllo dell’antibioticoresistenza. 

Responsabile: Ciofi Degli Atti Marta 

Luisa

Monitoraggio intra-ospedaliero di 

indicatori di qualità e sicurezza in 

chirurgia pediatrica. 

Responsabile: Ciofi Degli Atti Marta L.

Indicatori di qualità e sicurezza in 

pediatria ospedaliera. 

Responsabile: Ciofi Degli Atti Marta L.

European prospective cohort study on 

enterobacteriaeae showing resistance 

to Carbapenems.  

Responsabile: Ciofi Degli Atti Marta L.

Sviluppo di un programma di 

stewardship antibiotica attraverso 

l’implementazione di clinical pathways. 

Responsabile: Ciofi Degli Atti Marta L.

Research on European Children and 

Adults born Preterm (RECAP). 

Responsabile: Cuttini Marina

Screening to improve Health In very 

Preterm infantS in Europe (SHIPS). 

Responsabile: Cuttini Marina

Assistenza centrata sulla famiglia 

in neonatologia e soddisfazione 

dei genitori, nuovi metodi per la 

valutazione nel tempo. 

Responsabile: Dall’Oglio Immacolata

Assistenza centrata sulla famiglia in 

neonatologia e soddisfazione dei ge-

nitori, nuovi metodi per la valutazione 

nel tempo, uno studio multicentrico. 

Responsabile: Dall’Oglio Immacolata

L’esperienza della Family Centered 

Care all’Ospedale Pediatrico Bambino 

Gesù, uno studio trasversale. 

Responsabile: Dall’Oglio Immacolata

Un’analisi qualitativa dell’esperienza 

della family centred care (assistenza 

centrata sulla famiglia) all’Ospedale 

Pediatrico Bambino Gesù. 

Responsabile: Dall’Oglio Immacolata

Nuovo dispositivo per la 

somministrazione della nutrizione 

enterale. 

Responsabile: Dall’Oglio Luigi

Preparazione di sostituti tessutali 

esofagei mediante tecniche di tissue 

engineering. 

Responsabile: Dall’Oglio Luigi

The Pediatric ERCP Database Initiative 

(PEDI). 

Responsabile: Dall’Oglio Luigi

Studio prospettico per la realizzazione 

di un registro europeo per lo studio 

dell’esofagite eosinofila (PEER). 

Responsabile: De Angelis Paola

Valutazione dei range di riferimento 

della coagulazione in Pediatria 

Responsabile: Di Felice Giovina

Kid’s malnutrition study. 

Responsabile: Diamanti Antonella

La nutrizione nella pratica clinica: dalla 

diagnostica nutrizionale alla farmaco-

nutrizione. 

Responsabile: Diamanti Antonella

Studio osservazionale prospettico 

per valutare l’impatto della terapia 

nutrizionale in una popolazione di 

pazienti pediatrici affetti da patologie 

croniche, malnutriti o a rischio di 

malnutrizione (SPREAD). 

Responsabile: Diamanti Antonella

Studio clinico per la validazione di 

accuratezza di un dispositivo di misura 

della pressione arteriosa effettuata in 

modo non invasivo sui pazienti neona-

tali, infanti e bambini fino a 3 anni.  

Responsabile: Dotta Andrea

Gestione delle patologie 

dermatologiche della prima infanzia. 

Responsabile: El Hachem May Chebl

Food protein-induced enterocoltis 

syndrome. 

Responsabile: Fiocchi Alessandro G.

Open-label, single center study to 

evaluate hypoallergenicity. 

Responsabile: Fiocchi Alessandro G.

Progetto Palla. 

Responsabile: Fiocchi Alessandro G.

Studio cross-over controllato 

rando¬mizzato per valutare 

l’ipoallergenicità di una formula per 

lattanti a base di proteine del siero del 

latte altamente idrolizzate in bambini 

allergici al latte vaccino, utilizzando 

come riferimento una formula per 

lattanti a base di ami¬noacidi (SHIN). 

Responsabile: Fiocchi Alessandro G.

Verso la terapia fagica per le infezioni 

polmonari nella fibrosi cistica: 

identificazione e caratterizzazione di 

nuovi fagi ad ampio spettro d’azione 

contro Pseudomonas aeruginosa. 

Responsabile: Fiscarelli Ersilia Vita

Align Research Award Program. 

Responsabile: Galeotti Angela

Studio della reinnervazione 

cardiaca adrenergica mediante 

scintigrafia miocardica con 

123I-metaiodobenzilguanidina (MIBG) 

in pazienti sottoposti a trapianto 

cardiaco (htx) in età pediatrica.  

Responsabile: Garganese Maria C.

Studio di implementazione del sistema 

di early warning Bedside PEWS: 

impatto della risposta intraospedaliera 

al deterioramento clinico e dei fattori 

clinico/organizzativi sugli esiti clinici 

dei pazienti. 

Responsabile: Gawronski Orsola

Caratterizzazione dosimetrica ed 

interconfronto tra irradiatori ematici 

a raggi X e raggi gamma per la 

prevenzione del GVHD in pazienti 

pediatrici sottoposti a trasfusioni. 

Responsabile: Genovese Elisabetta

Assistenza psicologica per la cura dei 

tumori e delle leucemie. 

Responsabile: Gentile Simonetta

La rete Europea EULAR/PReS per 

nanza magnetica per la misura del Glutatione nei pazien-

ti con malattie metaboliche. 

nn Applicazioni di nuove tecniche di spettroscopia di riso-

nanza magnetica per la misura dell’acido beta-idrossi-bu-

tirrico nei pazienti che effettuano dieta chetogena. 

nn Sviluppo di tecniche di superresolution per gli esami ce-

rebrali nel feto. 

nn Studio morfometrico nei pazienti affetti da Citomegalovirus. 

nn Studio dei neonati affetti da patologia ipossico-ischemi-

ca sottoposti a ipotermia terapeutica mediante analisi del 

tensore di diffusione. 

nn Implementazione dello studio della kurtosi di diffusione 

con RM (Diffusional Kurtosis Imaging - DKI) nella routine 

diagnostica mediante l’utilizzo di una tecnica di riduzione 

del tempo di acquisizione della sequenza (Simultaneous 

Multislice Sequence - SMS).

nn Studio radiogenomico di correlazione DKI con grading 

tumorale e profilo molecolare nei gliomi pediatrici me-

diante approccio multiomico.

nn Correlazione tra il coinvolgimento diretto dei nervi crani-

ci in RM e la sopravvivenza nei bambini con glioma diffu-

so intrinseco del ponte (DIPG). 

nn Creazione e validazione di uno score predittivo della sin-

drome della fossa cranica posteriore basato sulla RM 

preoperatoria per un miglioramento del consenso infor-

mato neurochirurgico in collaborazione con neurochirur-

gia e neuro-oncologia e con altri centri europei (The Ce-

rebellar Mutism Syndrome (CMS).

nn Ottimizzazione dei trattamenti con I-131 in radioterapia 

metabolica mediante lo studio dosimetrico, rispetto alle 

dosi fisse, sia nel tumore differenziato della tiroide che 

nel neuroblastoma con particolare attenzione nel tratta-

mento con modalità tandem ad alte dosi. 

nn Implementazione dello studio della dose assorbita dagli 

organi critici nella terapia radiorecettoriale.

nn Monitoraggio della radioprotezione dell’accompagnatore 

durante il ricovero e dell’emissione del paziente nel periodo 

post-dimissione, per facilitare il rientro alle abituali attività.

nn Sviluppo e validazione di una metodologia innovativa per mi-

surare gli indici dosimetrici in tomografia computerizzata (CT). 

nn Produzione di un documento di consenso inter-societa-

rio sulla ottimizzazione della diagnostica radiografica in 

Terapia Intensiva Neonatale. 

nn Caratterizzazione dosimetrica dell’irradiatore ematico a 

raggi X utilizzato per la prevenzione dell’insorgenza del-

la malattia del trapianto.

nn Dosimetria nel trattamento con I-131 del carcinoma tiroideo 

nei pazienti pediatrici: valutazione degli intervalli di confi-

denza delle curve attività-tempo con metodi Monte Carlo.

nn Taratura di una camera a ionizzazione con 90Y.

nn Collaborazione alla definizione dei criteri e dei protocol-

li di trasmissione dei dati tra amministrazioni all’interno 

dell’Unione Europea.

Determination of plasmatic and CFS 

levels of high doses of micafungin 

in neonates suffering from systemic 

candidiasis. 

Responsabile: Auriti Cinzia

Studio di farmacocinetica e 

farmacodinamica sulla micafungina in 

neonatologia. 

Responsabile: Auriti Cinzia

Studio preliminare retrospettivo 

caso-controllo sui livelli plasmatici 

di biomarkers nei neonati affetti da 

encefalopatia ipossico-ischemica, 

trattati e non trattati con ipotermia. 

Responsabile: Auriti Cinzia

Attività di ricerca sulla sindrome 

dell’intestino corto. 

Responsabile: Bagolan Pietro

L’impatto della gravidanza medical-

mente indotta sulla frequenza di pato-

logie malformative congenite fetali. 

Responsabile: Bagolan Pietro

Screening delle mucopolisaccaridosi 

nei pazienti pediatrici sottoposti a 

tonsillectomia, adenoidectomia e 

miringotomia. 

Responsabile: Bianchi Pier Marco

Analisi dello strato corneale di Dua 

con sistemi di microscopia avanzata 

nel paziente pediatrico. 

Responsabile: Buzzonetti Luca

A prospective, non interventional, 

longitudinal cohort study to evaluate 

the long-Term Safety Of Latanoprost 

treatment in Pediatric Populations. 

Responsabile: Buzzonetti Luca

Sviluppo di tecniche finalizzate 

all’ottimizzazione delle procedure 

diagnostiche e dei trattamenti 

terapeutici con radiazioni ionizzanti e 

non ionizzanti. 

Responsabile: Cannatà Vittorio

Imaging quantitativo con metodologie 

di stampa 3D e calcolo Monte Carlo 

per studi dosimetrici in terapia medico 

nucleare per pazienti pediatrici. 

Responsabile: Cannatà Vittorio

Seating Clinic. 

Responsabile: Castelli Enrico

Riabilitazione del controllo posturale 

con pedana oscillante sensorizzata. 

Responsabile: Castelli Enrico

Approccio riabilitativo multidisciplinare 

per il recupero funzionale e lo sviluppo 

del bambino con disabilità complessa. 

Responsabile: Castelli Enrico

Validazione italiana del questionario 

Cerebral Palsy Quality of Life (CPQOL 

VITALITY). 

Responsabile: Castelli Enrico

Programma di cooperazione tra 

l’Istituto Italo Latino Americano e 

l’Ospedale Bambino Gesù per il 

supporto alla lotta all’AIDS pediatrico 

e alle malattie infettive emergenti nei 

Paesi dell’America Centrale e Caraibi. 

Responsabile: Castelli Gattinara Guido

Sviluppo di un Applicativo mobile 

per bambini affetti da disabilità e loro 

familiari (ABILITA). 

Responsabile: Castelli Gattinara Guido

Valutazione della prevalenza, entità 

e determinanti dell’osteopenia e 

osteoporosi in una popolazione di 

bambini con disabilità neuromotoria 

grave in trattamento combinato con 

calcio, vitamina D ad alto dosaggio. 

Responsabile: Castelli Gattinara Guido

Valutazione della vaccinazione 

antinfluenzale 2015/2016 nel 

Progetti di ricerca
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bronchiolitis admitted in Pediatric 
Intensive Care Units (PICUs). 
Responsabile: Rossetti Emanuele

Models of integrated care in pediatric 
intensive care units in centers around 
the world. (PICU-MIC). 
Responsabile: Rossetti Emanuele

Peripheral veins cannulation in 
childrenusing veinsite: a randomized 
controlled trial. 
Responsabile: Rossetti Emanuele

Ruoli e responsabilità per la 
ventilazione meccanica e le 
tecniche di divezzo nelle terapie 
intensive pediatriche (TIP) europee 
e le impostazioni del ventilatore nel 
registro pediatrico europeo.  
Responsabile: Rossetti Emanuele

Validazione e taratura della versione 
italiana del Cardio PedsQL in pazienti 
con cardiopatie congenite e/o 
acquisite.  
Responsabile: Rossi Angela

A proteomic-metaproteomic analysis 
approach allows identification of drug 
target canditates. 
Responsabile: Russo Cristina

Studio dell’effetto dell’alimentazione 
(materna, artificiale o mista) sul 
microbiota intestinale e salivare 
di bambini nei primi mesi di vita: 
strumento utile per disegnare un piano 
nutrizionale personalizzato.  
Responsabile: Salvatori Guglielmo

Diagnosi differenziale tra morbillo 
e Kawasaki nel dipartimento di 
emergenza e accettazione.  
Responsabile: Scateni Simona

Progetto di integrazione 
dell’assistenza bio-psicosociale e 
spirituale nel quadro del rapporto 
tra equipe sanitaria, pazienti e 
famiglie nella Terapia Intensiva 
Cardiochirurgica dell’OPBG (SPIRIT).  
Responsabile: Schloderer Ulrike

Definizione delle anomalie tissutali 
miocardiche con cardiac magnetic 
resonance imaging con native T1 
mapping in diverse categorie di 
pazienti pediatrici. 
Responsabile: Secinaro Aurelio

Registro italiano di resezioni 
epatiche mini-invasive nell’ambito 
dell’Associazione I Go MILS (Italian 
Group of Minimally Invasive Liver 
Surgery). 
Responsabile: Spada Marco

Pedana Riabilitativa Ecologica a 
perno centrale atta alla valutazione 

e trattamento del bilanciamento 
posturale.  
Responsabile: Stortini Massimo, 
Castelli Enrico

Screening della depressione e 
dell’ansia nella fibrosi cistica. 
Responsabile: Tabarini Paola

Salute mentale e fibrosi cistica. 
Responsabile: Tabarini Paola

Pattern tipici in RM-WB, precoce iden-
tificazione di malattia, miglioramento 
dell’appropriatezza diagnostica e 
dell’outcome clinico (CRMO). 
Responsabile: Tanturri De Horatio L.

Attività di ricerca per l’Ospedale senza 
dolore. 
Responsabile: Tiozzo Emanuela

Errori di terapia a domicilio nei bambini 
con patologia cronica. 
Responsabile: Tiozzo Emanuela

Rilevazione e analisi degli errori 
nella conservazione, preparazione 
e somministrazione dei farmaci a 
domicilio nei bambini e adolescenti 
affetti da patologia cronica. 
Responsabile: Tiozzo Emanuela

Protocollo nurse forecasting in 
pediatrics (RN4CAST-PED). Impatto 
dell’assistenza infermieristica sulla 
qualità delle cure in area pediatrica. 
Responsabile: Tiozzo Emanuela

Sicurezza post dimissione ed 
implementazione di nuove modalità 
di valutazione del dolore per il 
paziente pediatrico con patologia 
oncoematologica a domicilio.  
Responsabile: Tiozzo Emanuela

Terapia intensiva pediatrica aperta: 
studio nazionale sugli orientamenti di 
medici e infermieri in tema di visiting 
policies e presenza dei familiari. 
Responsabile: Tiozzo Emanuela

Ecografia polmonare dopo bypass 
cardiopolmonare. 
Responsabile: Vitale Vincenzo

European prospective multicentre 
observational study: epidemiology 
of severe critical events in Paediatric 
Anaesthesia (APRICOT). 
Responsabile: Vittori Alessandro

Mutamenti sociali e demografici 
con particolare attenzione 
all’invecchiamento attivo e alle 
differenze di genere. 
Responsabile: Zaffina Salvatore

Validazione degli strumenti e degli 
indicatori per la gestione del rischio 

stress lavoro-correlato. 
Responsabile: Zaffina Salvatore

Identificazione di marcatori precoci per 
la gestione dell’infezione tubercolare 
latente negli operatori sanitari: il 
ruolo dello stress ossidativo e del 
Quantiferon-TB Gold Plus. 
Responsabile: Zaffina Salvatore

Studio ex vivo ed in vitro degli effetti 
dei campi elettromagnetici sulle cellule 
staminali emopoietiche. 
Responsabile: Zaffina Salvatore

Studio epidemiologico, clinico, 
genetico di pazienti con displasia 
ectodermica ipoidrotica: analisi dei 
bisogni dei pazienti e ricaduta sul 
sistema sanitario nazionale. 
Responsabile: Zama Mario

Piano di fattibilità del trapianto di 
faccia nel paziente pediatrico. 
Responsabile: Zama Mario

la creazione di un registro relativo 

alla classificazione delle malattie 

auto infiammatorie in età pediatrica. 

EUROFEVER. 

Responsabile: Insalaco Antonella

Prevalence of warfarin genotype 

polymorphisms in pediatric patients 

with ventricular assist devices. 

Responsabile: Iodice Francesca G.

Strumenti innovativi per la valutazione 

precoce della scoliosi idiopatica dell’a-

dolescente e nelle sindromi, ad essa 

correlate, causanti deformità della 

colonna vertebrale: strumenti innova-

tivi per la rilevazione precoce e la valu-

tazione del rischio di progressione. 

Responsabile: La Rosa Guido

Utilizzo del Morphometric Analysis 

Program (MAP) ottimizzato nella 

valutazione prechirurgica del paziente 

pediatrico affetto da epilessia 

farmacoresistente. 

Responsabile: Longo Daniela

Continuità delle cure 

nella fibrosi cistica. 

Responsabile: Lucidi Vincenzina

Analisi metabolomica mediante 

spettroscopia in risonanza magnetica 

nucleare come nuovo approccio alla 

comprensione dell’infiammazione 

ed al monitoraggio della terapia 

farmacologica nei bambini e giovani 

adulti con fibrosi cistica. 

Responsabile: Lucidi Vincenzina

Caratterizzazione del microbiota 

polmonare ed intestinale dei pazienti 

affetti da fibrosi cistica, attraverso 

un approccio “omico” integrato, per 

l’individuazione di nuove strategie 

antimicrobiche personalizzate. 

Responsabile: Lucidi Vincenzina, 

Putignani Lorenza

Monitoraggio clinico dei pazienti affetti 

da fibrosi cistica con colonizzazione 

da ceppi Multi Drug Resistant (MDR): 

tipizzazione mediante spettrometria 

di massa. 

Responsabile: Lucidi Vincenzina, 

Fiscarelli Ersilia Vita

Diffusion-weighted magnetic 

resonance imaging (DW-MRI) as new 

technique to assess inflammation 

in cystic fibrosis (CF) disease during 

respiratory tract exacerbation (RTE): 

beyond morphological imaging. 

Responsabile: Lucidi Vincenzina

Registro osservazionale di pazienti 

affetti da fibrosi cistica in Europa 

(VOICE). 

Responsabile: Lucidi Vincenzina

Riattivazione del registro nazionale 

fibrosi cistica. 

Responsabile: Lucidi Vincenzina

Studio dello sforzo uditivo e del 

workload cognitivo in pazienti 

pediatrici con sordità monolaterale.  

Responsabile: Marsella Pasquale

 

L’imaging multimodale nella 

valutazione del fegato del donatore 

vivente nel trapianto pediatrico. 

Responsabile: Monti Lidia

Ruolo dell’ecografia toracica in lattanti 

con bronchiolite nel dipartimento di 

emergenza urgenza pediatrico.   

Responsabile: Musolino Anna Maria C.

Utilizzo della tecnologia prospective 

motion correction per le esecuzioni di 

esami RM senza necessità di ricorrere 

alla sedazione profonda in pazienti 

non collaborative. 

Responsabile: Napolitano Antonio

Immunity and HIV persistence in 

perinatal HIV infection. 

Responsabile: Palma Paolo

Early treated Perinatally HIV Infected 

individuals: Improving Children’s 

Actual Life (EPIICAL). 

Responsabile: Palma Paolo

Sviluppo di un ambiente integrato per 

il training ed il recupero dell’equilibrio 

corporeo. 

Responsabile: Petrarca Maurizio

L’utilizzo della metabolomica per 

l’individuazione di biomarkers 

predittivi di ipertensione polmonare e 

broncodisplasia.  

Responsabile: Piersigilli Fiammetta

L’utilizzo della microbiomica per l’indi-

viduazione di biomarkers predittivi di 

polmonite associata a ventilazione mec-

canica e broncodisplasia polmonare.  

Responsabile: Piersigilli Fiammetta

L’utilizzo della trascrittomica per 

l’individuazione di biomarkers 

predittivi di ipertensione polmonare. 

Responsabile: Piersigilli Fiammetta

Valutazione della proteina S100B 

nel trauma cranico moderato nel 

dipartimento di emergenza pediatrico. 

Responsabile: Porzio Ottavia

Common action for refugees and other 

migrants health (CARE). 

Responsabile: Raponi Massimiliano

Dolore lombare ad insorgenza acuta 

quale segno di presentazione presso un 

dipartimento di emergenza pediatrica. 

Responsabile: Raucci Umberto

Ingestione di sostanze caustiche: 

epidemiologia e follow-up. Una 

sfida ancora aperta per la sicurezza 

del bambino. Esperienza di un 

dipartimento di emergenza nel 

periodo 2002-2014.  

Responsabile: Raucci Umberto

Percorso decisionale sulla gestione 

del bambino che accede al 

dipartimento di emergenza per 

comparsa di tumefazione molle 

cranica post-traumatica: wait and see 

versus tomografia computerizzata 

cerebrale immediata. 

Responsabile: Raucci Umberto

Sorveglianza della sicurezza di farmaci 

e vaccini nella popolazione pediatrica.  

Responsabile: Raucci Umberto

Studio retrospettivo sulla tubercolosi 

in età pediatrica dal primo sintomo alla 

diagnosi finale. fattori predittivi precoci 

o associati a un possibile ritardo 

diagnostico 

Responsabile: Raucci Umberto

Studio retrospettivo sulle osteomieliti 

in età pediatrica. Valutazione globale 

del paziente dal primo sintomo alla 

diagnosi finale. Fattori predittivi 

precoci o associati a un possibile 

ritardo diagnostico. 

Responsabile: Raucci Umberto

Controllo e risposta alla violenza 

sulle persone vulnerabili, la donna e 

il bambino; modelli di intervento nelle 

reti ospedaliere e nei servizi socio 

sanitari in una prospettiva europea 

(REVAMP). 

Responsabile: Reale Antonino

Sicurezza in età pediatrica educazione 

a scuola (SEPES). 

Responsabile: Reale Antonino

Pain practice in italian pediatrric 

emergency departments: Pierre study. 

A piper multicenter retrospective study. 

Responsabile: Reale Antonino

Sviluppo e sperimentazione di un 

metodo di HTA specifico per la 

valutazione dei dispositivi medici. 

Responsabile: Ritrovato Matteo

Studio retrospettivo sulla coorte di 

bambini con diagnosi di carcinoma 

primitivo della tiroide in follow-

up presso il Bambino Gesù per 

l’identificazione dei fattori prognostici 

predittivi di evoluzione della malattia. 

Responsabile: Rosati Paola

Helmet Continous Positive Airway 

Pressure (CPAP) Management and 

Positive End Expiratory Pressure 

(PEEP) level impact on severe 
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Utilizzo del metodo elettrocardiografico per il controllo della posizione 
della punta dei cateteri venosi centrali a breve e medio termine nel 
neonato e nel bambino. 
Sperimentatore: Alessandri Valeria

Determination of plasmatic and CSF levels of high doses of Micafungin 
in neonates suffering from systemic candidiasis and/or candida 
meningitis. 
Sperimentatore: Auriti Cinzia

Studio di fase 1/2 su ARQ 092 in pazienti affetti da malattie da 
iperaccrescimento e anomalie vascolari con alterazioni genetiche del 
pathway PI3K/AKT. 
Sperimentatore: Bartuli Andrea

An open-label multi-part first-in-human study of oral LMI070 in infants 
with type 1 spinal muscular atrophy. 
Sperimentatore: Bertini Enrico Silvio 

Multicenter, open-Iabel, single arm study to evaluate long-term safety, 
tolerability, and effectiveness of 10mg/kg Olesoxime in patients with 
SMA. 
Sperimentatore: Bertini Enrico Silvio 

Prospective open label trial to evaluate the maintenance of the efficacy 
and the long term safety of EPI-743 in children with leigh disease. 
Sperimentatore: Bertini Enrico Silvio 

Studio in aperto a lungo termine volto a valutare la sicurezza, la 
tollerabilità e l’efficacia di Givinostat in pazienti affetti da distrofia 
muscolare di Duchenne che sono stati precedentemente trattati in uno 
studio con Givinostat. 
Sperimentatore: Bertini Enrico Silvio 

Studio in aperto volto alla valutazione dell’efficacia, la sicurezza, la 
tollerabilità e la farmacocinetica di ISIS 396443 somministrato in dosi 
multiple per via intratecale in soggetti con diagnosi genetica di atrofia 
muscolare spinale in fase presintomatica. 
Sperimentatore: Bertini Enrico Silvio 

Studio randomizzato di fase 2, in doppio cieco, controllato verso 
placebo, a dose multipla ascendente per valutare la sicurezza, 
l’efficacia, la farmacocinetica e la farmacodinamica di PF-06252616 
in ragazzi deambulanti di sesso maschile con distrofia muscolare di 
Duchenne.  
Sperimentatore: Bertini Enrico Silvio

Studio multicentrico, randomizzato, in doppio cieco, controllato con 
placebo, volto a valutare l’efficacia e la sicurezza di Givinostat in 
pazienti deambulanti affetti da distrofia muscolare di Duchenne. 
Sperimentatore: Bertini Enrico Silvio 

Efficacia della Ketamina nello stato di male epilettico convulsivo 
refrattario in età pediatrica: uno studio multicentrico, randomizzato, 
controllato, in aperto, no profit, con disegno sequenziale. 
Sperimentatore: Bianchi Roberto

Studio clinico controllato e randomizzato in aperto di Micofenolato 
Mofetile (MMF) contro Ciclofosfamide (CYC) per l’induzione della 

remissione della poliarterite nodosa giovanile (PAN). (Studio MYPAN). 
Sperimentatore: Bracaglia Claudia

A long-term, multi-center, longitudinal post-marketing, observational 
registry to assess long term safety and effectiveness of Humira 
(Adalimumab) in children with moderate to severe active polyarticular or 
polyarticular course juvenile idiopathic arthritis (JIA). (STRIVE). 
Sperimentatore: Buonuomo Paola Sabrina

Studio di estensione per valutare l’efficacia e la sicurezza a lungo 
termine di Ranibizumab rispetto a terapia laser per il trattamento della 
retinopatia del prematuro (RAINBOW). 
Sperimentatore: Buzzonetti Luca

Studio randomizzato, controllato per la valutazione dell’efficacia e della 
sicurezza di Ranibizumab rispetto a terapia laser per il trattamento di 
neonati prematuri con retinopatia della prematurità. (RAINBOW). 
Sperimentatore: Buzzonetti Luca

Protocollo di studio osservazionale retrospettivo-prospettico sui 
soggetti arruolati nei Centri Associazione Italiana Ematologia Oncologia 
Pediatrica (AIEOP) e Italian Primary Immunideficiency Network (IPINET). 
Sperimentatore: Cancrini Caterina

Studio di estensione multicentrico, esplorativo, in aperto, per la 
valutazione a lungo termine di sicurezza, tollerabilità, farmacocinetica 
ed efficacia di UCB5857 in soggetti con sindrome da attivazione della 
fosfatidilinositolo-3-chinasi (PI3K) delta (APDS). 
Sperimentatore: Cancrini Caterina

Studio esplorativo in aperto su UCB5857 in soggetti con sindrome da 
attivazione della fosfatidilinositolo 3-chinasi (PI3K) delta (ADPS). 
Sperimentatore: Cancrini Caterina

Multicenter prospective cluster randomized open–label, parallel-group 
study on treatment with biphasic insulin BIAsp70/30 and short-acting 
insulin or rapid-acting analogue plus glargine in comparison with short-
acting insulin or rapid-acting analogue plus glargine to evaluate the 
metabolic control and quality of life in children and adolescents with 
type 1 diabetes mellitus over 12 months. 
Sperimentatore: Cappa Marco

Sperimentazione di fase 3 multicentrica, randomizzata, in aperto, 
con controllo attivo e a gruppi paralleli volta a valutare la sicurezza, 
la tollerabilità e l’efficacia di TransCon HGH somministrato una volta 
alla settimana rispetto alla terapia di sostituzione standard con HGH 
somministrata una volta al giorno nell’arco di 52 settimane in bambini in 
età prepuberale con deficit dell’ormone della crescita (GHD). 
Sperimentatore: Cappa Marco

Studio clinico di fase 3, multicentrico, randomizzato, in doppio cieco, 
controllato con placebo per valutare la sicurezza e l’efficacia di MK-
0431A XR (compressa a dosaggio fisso dell’associazione di Sitagliptin e 
Metformina a rilascio prolungato) in pazienti pediatrici affetti da diabete 
mellito di tipo 2 con inadeguato controllo glicemico in terapia con 
Metformina (da sola o in associazione ad insulina). 
Sperimentatore: Cappa Marco

Studio clinico di fase 3, multicentrico, randomizzato, in doppio cieco, 

Gli studi clinici attivi nel 2017 sono stati 431. Tra questi vi sono state 243 sperimentazioni 

interventistiche, di cui 177 multicentriche e 66 monocentriche, che hanno visto 

complessivamente l’arruolamento di 6.120 pazienti nell’anno. 

Di seguito sono riportate tutte le sperimentazioni interventistiche attive nell’anno.
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chronic kidney disease: a multi-centre vaccine surveillance study. 
(HPVaxResponse Study). 
Sperimentatore: Dello Strologo Luca

Estensione in aperto dello studio HGT-MLD-070 per la valutazione 
della sicurezza e dell’efficacia a lungo termine della somministrazione 
intratecale di HGT-1110 in pazienti affetti da leucodistrofia metacromatica. 
Sperimentatore: Deodato Federica

Studio internazionale di confronto fra differenti dosaggi di Ert nei 
pazienti con malattia di Pompe forma infantile classica (IOPD). 
Sperimentatore: Deodato Federica

Studio clinico di Arimoclomol, prospettico, randomizzato, doppio cieco, 
controllato verso placebo in pazienti con diagnosi di malattia Niemann-
Pick di tipo C.  
Sperimentatore: Deodato Federica

Studio prospettico non-terapeutico in pazienti con diagnosi della 
malattia di Niemann-Pick di tipo C, al fine di caratterizzare il profilo 
individuale di malattia del paziente e il modello di progressione storica 
della signo-sintomatologia. 
Sperimentatore: Deodato Federica

Asma grave: messa a punto e implementazione di un archivio 
longitudinale web-based. Sottoprogetti: studio caso-controllo sui 
fattori di rischio e sugli aspetti neuropsicologici; studio caso controllo 
su impedenza respiratoria; studio sui determinanti metabolomici della 
risposta alla terapia con Omalizumab. 
Sperimentatore: Di Marco Antonio

NAVA vs. PSV in pediatric post-operated patients: a randomized cross-
over multicenter study. 
Sperimentatore: Di Nardo Matteo

A 24-week double-blind, safety, efficacy, and pharmacodynamic study 
investigating two doses of Teduglutide in pediatric subjects through 
17 years of age with short bowel syndrome who are dependent on 
parenteral support.  
Sperimentatore: Diamanti Antonella

Studio prospettico in aperto sulla sicurezza ed efficacia a lungo termine 
di Teduglutide in pazienti pediatrici affetti da sindrome dell’intestino 
corto che hanno completato TED. 
Sperimentatore: Diamanti Antonella

Studio di fase 3, in doppio cieco, randomizzato, controllato con veicolo, 
teso a valutare l’efficacia e la sicurezza di Oleogel S10 in pazienti con 
epidermolisi bollosa ereditaria con un follow-up in aperto della durata 
di 24 mesi. 
Sperimentatore: Diociaiuti Andrea

Studio in aperto, multinazionale, multicentrico di fase 2/3 per valutare 
l’efficacia e la sicurezza di ALXN1101 nei neonati con deficit del 
cofattore molibdeno (MoCo) di tipo a. 
Sperimentatore: Dionisi Vici Carlo

Uno studio non-interventistico di sicurezza post-autorizzazione (PASS) 
per valutare la sicurezza a lungo termine di Orfadin nel trattamento di 
Ipertirosinemia di tipo 1 (HT-1) nella cura clinica standard.  
Sperimentatore: Dionisi Vici Carlo 

Studio multicentrico, randomizzato in aperto di Fase 2b, per confrontare 
l’efficacia, la sicurezza e la farmacocinetica (PK) di Vancomicina a un 
regime di dosaggio ottimizzato verso un regime di dosaggio standard 
nei neonati e nei bambini di età ≤ 90 giorni con sepsi batterica 
a insorgenza tardiva causata o sospettata di essere causata da 
microrganismi Gram- positivi (NeoVanc). 
Sperimentatore: Dotta Andrea

Applicazione di tecniche di distrazione a bambini di età ≤ 6 anni affetti 
da dermatite atopica. Valutazione dei loro effetti sulla compliance al 
trattamento, sulla qualità di vita e sullo stato di ansia dei genitori.  
Sperimentatore: El Hachem May 

Explorative study on the clinical efficacy and tolerability of 
Methylprednisolone Aceponate cream and a new topical medical 
device in paediatric patients with mild to moderate atopic dermatitis, 
testing two different application modalities in the same patient on 
flexural contralateral lesion. 
Sperimentatore: El Hachem May 

Infantile hemangioma residuum or sequela after treatment with 
Propranolol. 
Sperimentatore: El Hachem May 

Profilassi antibiotica e danno renale nelle anomalie congenite del rene 
e delle vie urinarie. (PREDICT). 
Sperimentatore: Emma Francesco

Protocollo di studio osservazionale retrospettivo-prospettico sui 
soggetti arruolati nei Centri Associazione Italiana Ematologia Oncologia 
Pediatrica (AIEOP) e Italian Primary Immunideficiency Network (IPINET). 
Sperimentatore: Finocchi Andrea

A multi-center, randomized, 12-week treatment, double blind study 
to assess the efficacy and safety of QMF149 (150/80 microgram) 
compared with MF Twisthaler® (200 microgram) in adult and adolescent 
patients with asthma.   
Sperimentatore: Fiocchi Alessandro Giovanni

Studio cross-over controllato randomizzato per valutare 
l’ipoallergenicità di una formula per lattanti a base di proteine del 
siero del latte altamente idrolizzate in bambini allergici al latte vaccino, 
utilizzando come riferimento una formula per lattanti a base di 
aminoacidi (Studio SHINE). 
Sperimentatore: Fiocchi Alessandro Giovanni

Studio multicentrico, randomizzato, controllato, cross-over per valutare 
l’ipoallergenicità di una nuova formula di aminoacidi in bambini con 
allergia al latte vaccino (RAF). 
Sperimentatore: Fiocchi Alessandro Giovanni

Studio multinazionale, randomizzato, in doppio cieco, controllato, 
a gruppi paralleli volto a studiare l’effetto di un latte artificiale 
parzialmente idrolizzato, addizionato di simbiotici, sulla composizione 
del microbiota intestinale e l’efficacia clinica nei neonati ad alto rischio 
di sviluppare allergie (TEMPO). 
Sperimentatore: Fiocchi Alessandro Giovanni

Pulmonic valve REplacement Multi-discIpline (Premier). 
Sperimentatore: Gagliardi Giulia

Effetti della terapia ortodontica con allineatori sulla malocclusione di 
classe 2 dento-scheletrica mediante studio clinico.  
Sperimentatore: Galeotti Angela

Effetti della terapia ortodontica sulla qualità della vita dei genitori e del 
paziente pediatrico affetto da apnee ostruttive notturne (OSAS).  
Sperimentatore: Galeotti Angela

Studio caso-controllo sulla prevalenza delle malocclusioni nella 
popolazione pediatrica affetta da apnee ostruttive del sonno.  
Sperimentatore: Galeotti Angela

Studio clinico per valutare la compliance del paziente autistico alla 
poltrona odontoiatrica: comparazione della compliance prima e dopo 
l’utilizzo di uno strumento pedagogico visuale e della sedazione 
cosciente tramite protossido d’azoto.  
Sperimentatore: Galeotti Angela

Confronto fra le docce di classe 3 e la maschera di Delaire nella 
correzione ortopedica delle malocclusioni di classi 3 scheletriche.  
Sperimentatore: Galeotti Angela 

Studio retrospettivo per la valutazione della correlazione tra le 
variazioni cefalometriche e i parametri cardiorespiratori nei pazienti 
pediatrici con apnee ostruttive notturne. 
Sperimentatore: Galeotti Angela 

Studio clinico randomizzato e controllato per valutare gli effetti 
scheletrici e dentari del trattamento di espansione rapida del 
mascellare: confronto tra espansore su bande e espansore su docce 
in resina. 
Sperimentatore: Galeotti Angela 

International ICU Endotracheal Suctioning (PERSIST). 
Sperimentatore: Gawronski Orsola 

Studio randomizzato, prospettico in doppio cieco controllato verso 
placebo per la valutazione del numero, della durata e della gravità 
delle infezioni delle alte vie respiratorie in bambini ad elevato rischio di 
ricorrenza dopo trattamento standard con il lisato batterico Paspat 3 mg 
compresse nell’arco di un periodo di sei mesi di osservazione.  
Sperimentatore: Giampaolo Rosaria

Trial controllato randomizzato per valutare l’efficacia 
dell’ossigenoterapia con alti flussi vs ossigenoterapia a bassi flussi nella 
bronchiolite. 
Sperimentatore: Giglioli Emanuele

Studio multicentrico, in aperto, con somministrazione singola, per valutare 
la sicurezza, la tollerabilità, la farmacocinetica e la farmacodinamica di 
LCZ696 seguito dallo studio di 52 settimane, randomizzato, in doppio 
cieco, a gruppi paralleli, con controllo attivo per valutare l’efficacia e 
la sicurezza di LCZ696 rispetto ad Enalapril in pazienti pediatrici di età 
compresa tra 1 mese e < 18 anni con insufficienza cardiaca dovuta a 
disfunzione sistolica del ventricolo sinistro sistemico.  
Sperimentatore: Grutter Giorgia

controllato verso placebo per valutare la sicurezza e l’efficacia di 
Sitagliptin in pazienti pediatrici affetti da diabete mellito di tipo 2 
scarsamente compensati. 
Sperimentatore: Cappa Marco

Studio osservazionale, multicentrico per valutare l’aderenza alla 
terapia con ormone della crescita (GH) attraverso l’uso sia di dispositivi 
elettronici che tradizionali, in pazienti con insufficienza renale cronica. 
Sperimentatore: Cappa Marco

Trattamento con analogo dell’ormone tiroideo T3 (TRIAC) nei pazienti 
affetti da grave ritardo psicomotorio causato da una mutazione del 
trasportatore MCT8. 
Sperimentatore: Cappa Marco

European Increlex® (mecasermin [rDNA origin] injection) growth forum 
database: an European subject registry for monitorin long-term safety 
and efficacy of Increlex®. 
Sperimentatore: Cappa Marco

Protocollo di reinduzione per pazienti affetti da neuroblastoma ad alto 
rischio in prima recidiva.  
Sperimentatore: Castellano Aurora 

A multi-centre open label randomized phase 3 trial of the efficacy 
of Sodium Thiosulphate in reducing ototoxicity in patients receiving 
Cisplatin chemotherapy for standards risk hepatoblastoma (Siopel 6). 
Sperimentatore: Castellano Aurora  

A randomized phase 2b trial of bevacizumab added to temozolomide ± 
irinotecan for children with refractory/relapsed neuroblastoma (Studio 
Beacon). 
Sperimentatore: Castellano Aurora  

Studio di Fase 3, in cieco per l’osservatore, randomizzato, controllato 
con vaccino non antinfluenzale di confronto, a gruppi paralleli, 
multinazionale condotto su bambini di età compresa tra 6 e 35 mesi 
per valutare la sicurezza e l’efficacia del vaccino antinfluenzale 
quadrivalente candidato di Abbott. 
Sperimentatore: Castelli Gattinara Guido

Sperimentazione di un sistema di data warehouse per indicatori di 
qualita’ assistenziale in pediatria ospedaliera. 
Sperimentatore: Ciofi Degli Atti Marta Luisa

Studio europeo multicentrico sulle sindromi da malattie infettive 
maggiori – sindrome settica e infezione acuta del tratto respiratorio 
nell’infanzia acquisite in comunità (PED-MERMAIDS). 
Sperimentatore: Ciofi Degli Atti Marta Luisa

Studio di fase 4 in aperto, a singola coorte, sugli esiti neurocognitivi a 
lungo termine in bambini di 4-5 anni affetti da fenilchetonuria trattati 
con Sapropterina Dicloridrato (Kuvan®) per 7 anni (KOGNITO). 
Sperimentatore: Cotugno Giovanna

Espressione di ABCB1/P-glycoprotein come fattore per la stratificazione 
biologica dell’osteosarcoma non metastatico delle estremità. 
Sperimentatore: Cozza Raffaele

Protocollo diagnostico e terapeutico per il retinoblastoma alla diagnosi. 
Sperimentatore: Cozza Raffaele

Protocollo terapeutico con chemioterapia ad alte dosi, radioterapia, 
terapia di mantenimento con Ciclofosfamide a basse dosi e anti-COX II 
per sarcoma di Ewing metastatico. 
Sperimentatore: Cozza Raffaele

Studio di fase 3 sull’efficacia dell’intensificazione della dose in pazienti 
con sarcoma di Ewing non metastatico. 
Sperimentatore: Cozza Raffaele

Studio di fattibilità e sicurezza sull’utilizzo dello stent esofageo 
dinamico per il trattamento delle stenosi esofagee benigne in età 
pediatrica. 
Sperimentatore: Dall’Oglio Luigi

Studio randomizzato, in singolo-cieco, controllato e multicentrico 
per valutare l’efficacia, la sicurezza, la tollerabilità, l’accettabilità e 
la palatabilità di PMF104 rispetto ad una convenzionale soluzione 
elettrolitica di Polietilenglicole, somministrate a bambini di età da II a 
meno di 6 anni, da 6 a meno di 12 anni e ad adolescenti da 12 a meno di 
18 anni che necessitano di una procedura diagnostica a livello del colon. 
Sperimentatore: Dall’Oglio Luigi

Valutazione della sicurezza e dell’efficacia del dispositivo gastroport. 
Sperimentatore: Dall’Oglio Luigi

An open-label, multicenter study to evaluate the pharmacokinetics 
of single and multiple intravenous doses of pantoprazole in two age 

cohorts of hospitalized pediatric subjects 1 to 16 years of age who are 
candidates for acid suppression therapy.  
Sperimentatore: De Angelis Paola

Studio di fase 1 b, in aperto, multicentrico, per la valutazione della 
farmacocinetica, della farmacodinamica e della sicurezza di Tocilizumab 
somministrato per via sottocutanea in pazienti affetti da artrite 
idiopatica giovanile sistemica.  
Sperimentatore: De Benedetti Fabrizio

Studio randomizzato, in doppio cieco, controllato verso placebo con 
Canakinumab in pazienti con febbri periodiche ereditarie (TRAPS, HIDS 
oppure crFMF), con successivo periodo randomizzato di sospensione/
riduzione della frequenza di somministrazione del trattamento, e 
periodo di trattamento a lungo termine in aperto. 
Sperimentatore: De Benedetti Fabrizio

Studio di estensione a lungo termine per la valutazione della sicurezza 
e dell’efficacia di Tocilizumab somministrato per via sotto cutanea in 
pazienti affetti da artrite idiopatica giovanile a decorso poliarticolare e 
sistemica.  
Sperimentatore: De Benedetti Fabrizio

Studio in aperto, sequenziale, a dosi ripetute, crescenti, per la 
determinazione della dose di Sarilumab, somministrato mediante 
iniezione sottocutanea (SC), in bambini e adolescenti, di età compresa 
tra 1 anno e 17 anni, affetti da artrite idiopatica giovanile sistemica 
(AIGS), seguito da una fase di estensione. 
Sperimentatore: De Benedetti Fabrizio

Studio in aperto, sequenziale, a dosi ripetute, crescenti, per la 
determinazione della dose di sarilumab, somministrato mediante 
iniezione sottocutanea (sc), in bambini e adolescenti, di età compresa 
tra ii anni e 17 anni, affetti da artrite idiopatica giovanile poliarticolare 
(aigp), seguito da una fase di estensione.  
Sperimentatore: De Benedetti Fabrizio

Studio in aperto di efficacia e sicurezza sulla riduzione della dose o 
il prolungamento dell’intervallo di somministrazione di Canakinumab 
(ACZ885) in pazienti con artrite idiopatica giovanile sistemica (SJIA). 
Sperimentatore: De Benedetti Fabrizio

Studio multicentrico per il monitoraggio a lungo termine dei pazienti 
affetti da HLH che hanno ricevuto un trattamento con NI-0501, un 
anticorpo monoclonale anti-interferone gamma (anti-IFNγ). 
Sperimentatore: De Benedetti Fabrizio

Studio pilota, aperto, a braccio singolo, multicentrico per valutare 
sicurezza, tollerabilità, farmacocinetica ed efficacia di somministrazioni 
endovenose di NI-0501, anticorpo monoclonale anti-interferone 
gamma (anti-IFNγ) in pazienti affetti da artrite giovanile idiopatica 
sistemica (sJIA) che sviluppano sindrome da attivazione macrofagica/
linfoistiocitosi emofagocitica secondaria (MAS/sHLH). 
Sperimentatore: De Benedetti Fabrizio

A 12-week, open-label, parallel-cohort study to evaluate the efficacy, 
safety and tolerability of canakinumab in pediatric IVIG-naïve or 
refractory patients with active Kawasaki disease. 
Sperimentatore: De Benedetti Fabrizio

Studio di fase IV per valutare la riduzione della frequenza di 
somministrazione di Tocilizumab in pazienti affetti da artrite idiopatica 
giovanile sistemica (sJIA) che manifestano anomalie nei parametri di 
laboratorio durante il trattamento con Tocilizumab. 
Sperimentatore: De Benedetti Fabrizio 

Studio di fase 2a, internazionale, multicentrico, in aperto, non 
controllato per valutare la sicurezza e la farmacocinetica di 4 infusioni 
per via endovenosa di Rituximab da 375 mg/m2 ciascuna in pazienti 
pediatrici affetti da grave granulomatosi con poliangite (di Wegener) o 
poliangite microscopica. 
Sperimentatore: De Benedetti Fabrizio 

A 12-month, multicenter, open label, randomized, controlled study to 
evaluate the efficacy, tolerability and safety of early introduction of 
Everolimus, reduced CNI, and early steroid elimination compared to 
standard CNI, Mycophenolate Mofetil and steroid regimen in paediatric 
renal transplant recipients with a 24-month additional safety follow-up. 
Sperimentatore: Dello Strologo Luca

A Phase 2, open label, multicenter study to compare the 
pharmacokinetics of Tacrolimus in stable pediatric allograft recipients 
converted from progral based immunosuppressive regimen to a 
Tacrolimus prolonged release, advagral based immunosuppressive 
regimen, including a long term follow up. 
Sperimentatore: Dello Strologo Luca

Prevention of human papillomavirus (HPV) infection in paediatric kidney 
and liver transplant recipients and in paediatric patients with advanced 
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Studio combinato di fase 12I di definizione della dose e comparativo, 
randomizzato, in aperto per la valutazione dell’efficacia e della 
sicurezza di Plerixafor in aggiunta ai regimi terapeutici standard per 
la mobilizzazione delle cellule staminali ematopoietiche nel sangue 
periferico e la successiva raccolta mediante aferesi, rispetto ai soli 
regimi terapeutici standard di mobilizzazione in pazienti pediatrici di età 
compresa tra 2 e <18 anni, affetti da tumori solidi e idonei ai trapianti 
autologhi. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio di fase 1/2 su Brentuximab Vedotin (SGN-35) in pazienti pediatrici 
con linfoma a grandi cellule anaplastico istemico o linfoma di Hodgkin 
recidivo o refrattario. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio di Fase 2, multicentrico, a braccio singolo di Moxetumomab 
Pasudotox in soggetti pediatrici affetti da leucemia linfoblastica acuta 
pediatrica (Pediatric Acute Lymphoblastic Leukemia, pALL) recidivante o 
refrattaria o da linfoma linfoblastico originato da cellule B. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio di fase 3, a braccio singolo, volto a valutare l’efficacia e la 
sicurezza della terapia genica in soggetti affetti da F3-talassemia 
trasfusione dipendente, genotipicamente non flo/flo, applicata con 
trapianto di cellule staminali autologhe CD34+ trasdotte ex vivo 
mediante un vettore lentivirale del gene globinico JJI-T87Q in soggetti 
di età compresa tra 12 e 50 anni.  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio di fase 3, in doppio cieco, randomizzato di Ibrutinib in 
combinazione con corticosteroidi rispetto al placebo in combinazione 
con corticosteroidi in soggetti con malattia cronica da reazione del 
trapianto contro l’ospite di nuova insorgenza (cGVHD, Chronic Graft 
Versus Host Disease).  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio di fase 3, randomizzato, adattativo per confrontare l’efficacia e 
la sicurezza di Defibrotide rispetto alla migliore terapia di supporto per 
la prevenzione della malattia veno-occlusiva epatica nei pazienti adulti 
e pediatrici che vengono sottoposti al trapianto di cellule staminali 
ematopoietiche. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio di fase 1 in aperto, a dosaggio scalare, per determinare la MTD, 
la sicurezza, la PK e l’efficacia di Afatinib in monoterapia nei bambini 
di età compresa tra 2 anni e <18 anni con tumori recidivanti/refrattari 
neuroectodermici, rabdomiosarcoma e/o altri tumori solidi con nota 
deregolazione della via ErbB indipendentemente dalla istologia 
tumorale.  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio di fase 1, in aperto, non controllato, a dose scalare per valutare 
la farmacocinetica, la farmacodinamica, la tollerabilità e la tossicità 
di Volasertenib in pazienti pediatrici da 2 anni a meno di 18 anni con 
leucemia acuta o tumore solido avanzato, per cui non è noto alcun 
trattamento efficace.  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio di fase 1/2 su Pembrolizumab (MK-3475) in bambini affetti da 
melanoma avanzato o da tumore solido o linfoma avanzato, recidivante 
o refrattario, PD-L1 positivo. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio di fase 1/2 sul Bosutinib in pazienti pediatrici con leucemia 
mieloide cronica resistenti o intolleranti ad almeno una precedente 
terapia con l’inibitore della Tirosin-Chinasi. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio di fase 1/2 sull’Azacitidine (Vidaza) nei pazienti pediatrici con 
nuova diagnosi o ricaduta a alto grado di MDS pediatrica o JMML. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio di fase 1/2, multicentrico, in aperto, a incremento progressivo 
della dose, sulla sicurezza e la farmacocinetica di Cobimetinib in 
pazienti pediatrici e giovani adulti con tumori solidi precedentemente 
trattati.  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio di fase 1/3 di Lenvatinib in bambini eadolescenti affetti da tumori 
solidi maligni recidivanti o remittenti. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio di Fase 2 sull’utilizzo di Clofarabina in combinazione con 
Citarabina e Doxorubicina liposomiale in pazienti pediatrici con diagnosi 
di Leucemia Linfoblastica Acuta e Leucemia Mieloide Acuta recidivata, 
refrattaria o di Leucemia Mieloide Acuta Secondaria. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio di fase 1-2 per dose e schedula dell’anticorpo monoclonale anti 

GD 2 CH 14.18/CHO in infusione continua associato a Aldesleuchina 
(IL2) in pazienti con neuroblastoma refrettario o recidivato. Studio della 
società internazionale oncologia pediatrica europea neuroblastoma 
(SIOPEN).  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio di fase iniziale, multicentrico, in aperto sulla sicurezza e la 
farmacocinetica di Atezolizumab (MPDL3280A) in pazienti pediatrici e 
giovani adulti con tumori solidi precedentemente trattati.  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio di Fase 4 per valutare l’effetto dell’alterazione della funzione 
epatica sulla farmacocinetica di Tiotepa e l’effetto di Tiotepa 
sull’intervallo QT, in pazienti pediatrici da sottoporre a trapianto 
allogenico di cellule staminali ematopoietiche.  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio europeo per il neuroblastoma a rischio basso ed intermedio 
(SIOPEN). 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio in aperto, multicentrico, a gruppi paralleli per confrontare 
la farmacocinetica (PK), la farmacodinamica (PD) e la sicurezza di 
Febuxostat tra pazienti pediatrici (≥6< 18 anni di età) e adulti. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Protocollo di trattamento internazionale collaborativo per bambini di 
età inferiore ad 1 anno affetti da Leucemia Acuta Linfoide e bifenotipica 
(Interfant). 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio multicentrico di fase 2 per valutare l’attività e la tossicità della 
Citarabina Liposomiale nel trattamento di bambini ed adolescenti con 
leucemia acuta linfoblastica e localizzazione meningea resistente o in 
ricaduta dopo trattamento sistemico e intrarachideo (CILI). 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio multicentrico per il monitoraggio a lungo termine dei pazienti 
affetti da HLH che hanno ricevuto un trattamento con N1-0501, un 
anticorpo monoclonale anti-interferone gamma (anti-IFNγ). 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio multicentrico, esplorativo, non randomizzato, non controllato, 
prospettico, in aperto, di fase II atto a valutare la sicurezza e l’efficacia 
di Ibuprofene (IBU), G-CSF e Plerixafor come regime di mobilizzazione 
di cellule staminali in pazienti affetti da X-CGD. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio multicentrico, in aperto, ad accesso allargato con Blinatumomab 
per il trattamento di soggetti pediatrici e adolescenti affetti da leucemia 
linfoblastica acuta (LLA) da precursori delle cellule B recidiva e/o 
refrattaria (Studio Rialto).  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio osservazionale AIEOP LLA 2017. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Trattamento della malattia del trapianto contro l’ospite (GvHD) acuta, 
di grado severo, steroide-resistente con cellule stromali mesenchimali 
Protocollo clinico multicentrico, randomizzato, di fase 3 (HOVON). 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Trial internazionale per bambini e adolescenti con LNH a cellule B o 
LLA-B: valutazione
dell’efficacia e della sicurezza del Rituximab nei pazienti ad alto rischio. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Uno studio in aperto, randomizzato, di definizione della dose, 
a due-bracci, multicentrico, per valutare la farmacocinetica e la 
farmacodinamica di due dosi di Oseltamivir
(Tamiflu®) nel trattamento dell’influenza in bambini immunocompromessi 
di età inferiore a 13 anni, con infezione confermata di influenza. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Valutazione prospettica dei livelli plasmatici di Voriconazolo in pazienti 
affetti da malattie ematologi che in trattamento antifungino con 
Voriconazolo. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Valutazione prospettica multicentrica dei livelli plasmatici di 
Posaconazolo in pazienti affetti da malattie ematologiche in profilassi 
antifungina con Posaconazolo. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Phase 7 study of anti-CD 19 chimeric antigen receptor-expressing T 
cells in pediatric patients affected by relapsed/refractory CD19+ acute 
lymphoblastic leukemia and nonHodgkin lymphoma.   
Sperimentatore: Locatelli Franco

Open–label, pilot study to investigate the safety and tolerability of 
Hyperoil in the treatment of epidermolysis bullosa. 
Sperimentatore: Latorre Stefano

Six minute walk test nei bambini affetti da fibrosi cistica, di età 
compresa tra 6 e 11 anni: confronto con la popolazione sana di 
riferimento. 
Sperimentatore: Leone Paola

A prospective, open-label study to assess the pharmacokinetics, safety 
& efficacy of Anidulafungin when used to treat children with invasive 
Candidiasis, including Candidemia.  
Sperimentatore: Livadiotti Susanna

A phase 1 study of safety, pharmacokinetics and efficacy of donor BPX-
501 cells and AP1903 infusion for children with recurrent or minimal 
residual disease hematologic malignancies after allogeneic transplant. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

A phase 1 trial of NECTAR (Nelarabine, Etoposide and 
Cyclophosphamide in T-ALL Relapse): A Joint Study of Therapeutic 
Advances in Childhood Leukemia & Lymphoma (TACL) consortium, 
Pediatric Oncology Experimental Therapeutics Investigation Consortium 
(POETIC)and Innovative Therapies for Children with Cancer (ITCC) 
Consortium. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

A phase 2 multicentre, randomized, controlled open-label study on the 
use of anti-thymocyte globulin and Rituximab for immunomodulation 
of graft-versus-host disease in allogeneic matched transplants for non 
malignancies. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

A phase 3 randomized open-label multi-center study of Ruxolitinib 
versus best available therapy in patients with corticosteroid-refractory 
acute graft vs. host disease after allogeneic stem cell transplantation. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

A randomized, open-label, safety and efficacy study of Ibrutinib in 
pediatric and young adult patients with relapsed or refractory mature 
B-cell non-Hodgkin lymphoma.  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Allogeneic stem cell transplantation in children and adolescents with 
acute lymphoblastic leukaemia (ALL SCTped).  
Sperimentatore: Locatelli Franco 

An Open-Label Study of Brentuximab Vedotin + Adriamycin, Vinblastine, 
and Dacarbazine in pediatric patients with advanced stage newly 
diagnosed Hodgkin lymphoma. 
Sperimentatore: Locatelli Franco 

Bortezomib (Velcade®): A feasibility and phase 2 study in childhood 
relapsed acute lymphoblastic leukemia. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Clinical phase 2 trial to compare Treosulfan -based conditioning therapy 
with Busulfan-based conditioning prior to allogeneic haematopoietic 
stem cell transplantation (HSCT) in paediatric patients with non-
malignant diseases. 
Sperimentatore: Locatelli Franco 

Clinical phase 2 study to describe the safety and efficacy of Treosulfan-
based conditioning therapy prior to allogeneic stem cell transplantation 
in paediatric patients with haematological malignancies. 
Sperimentatore: Locatelli Franco 

Condizionamento a base di Treosulfano e profilassi della GVHD con 
Rapamicina, nel trapianto allogenico non manipolato da donatori 
alternativi per la cura di patologie neoplastiche ematologiche. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio in aperto con arruolamento di soggetti di età compresa fra 6 e 
18 anni (non compiuti) affetti da dolore che richiede un trattamento con 
oppioidi a rilascio prolungato per valutare la sicurezza e l’efficacia del 
rispetto alla morfina PR, seguito da uno studio di estensione in aperto. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Trattamento della leucemia acuta mieloide secondo il protocollo AIEOP 
LAM 2013/01. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio clinico di fase 2 su Pomalidomide (CC-4047) in monoterapia 
per il trattamento di bambini e giovani adulti affetti da tumori cerebrali 
primari ricorrenti o progressivi.  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Efficacia diagnostica e prognostica della metodica 18 F DOPA-PET/
CT nello studio del neuroblastoma: confronto con confronto con 

scintigrafia 123I-MIBG. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Follow-up di studio di fase 1/2 sull’impiego di cellule T CaspaCide 
derivate da donatore familiare parzialmente compatibile sottoposto a 
procedura di T deplezione αβ, in pazienti pediatrici affetti da disordini 
ematologici dopo trapianto aploidentico. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Immunoterapia adottiva con infusione di linfociti del donatore nei 
pazienti con leucemia acuta: l’esperienza italiana (GITMO-DLI). 
Sperimentatore: Locatelli Franco

International Collaborative Study for Treatment of Standard Risk 
Childhood Relapsed ALL. Sperimentatore: Locatelli Franco

Multinational european trial for children with opsoclonus myoclonus 
syndrome/dancing eye syndrome.  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Open-label, dose-escalating trial to evaluate the tolerability, toxicity, 
safety, pharmacokinetics, pharmacodynamics and activity of Volasertib 
added to the standard intensive salvage chemotherapy regimen with 
liposomal Daunorubicine, Fludarabine and Cytarabine (DNX-FLA) 
followed by Fludarabine and Cytarabine (FLA) in children from 3 months 
to less than 18 years of age with acute myeloid leukaemia after failure 
of the front-line therapy. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Phase 1/2 study of anti-GD2 chimeric antigen receptor-expressing 
T cells in pediatric patients affected by high risk and/or relapsed/
refractory neuroblastoma.  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Phase I/II study of CaspaCide T cells from an HLA-partially matched 
family donor after negative selection of TCR αβ+ T cellsin pediatric 
patients affected by hematological disorders.  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Protocollo collaborativo internazionale per il trattamento di bambini ed 
adolescenti affetti da leucemia linfoblastica acuta. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Protocollo di studio multicentrico prospettico osservazionale sui sintomi 
muscoloscheletrici all’esordio in oncologia pediatrica e fattori predittivi 
nella diagnosi differenziale con l’AIG (ONCOREUM). 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Protocollo di studio osservazionale retrospettivo-prospettico sui 
soggetti arruolati nei Centri Associazione Italiana Ematologia Oncologia 
Pediatrica (AIEOP) e Italian Primary Immunideficiency Network (IPINET). 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Protocollo internazionale collaborativo per il trattamento della Istiocitosi 
a Cellule di Langerhans (LCH-IV). 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio a braccio singolo per valutare l’efficacia di UVADEX® 
(metoxsalene) soluzione sterile in abbinamento al sistema di fotoferesi 
THERAKOS® CELLEX® in pazienti pediatrici affetti dalla forma acuta 
della malattia del trapianto contro l’ospite (aGvHD) steroide-refrattaria. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio adattativo di fase 3 controllato, in aperto, randomizzato 
per valutare l’efficacia, la sicurezza e la tollerabilità dell’anticorpo 
Bite® Blinatumomab come terapia di consolidamento rispetto alla 
chemioterapia di consolidamento convenzionale in soggetti pediatrici 
con leucemia linfoblastica acuta (LLA) da precursori delle cellule B in 
prima recidiva ad alto rischio.  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio clinico di fase 2 con Dasatinib in bambini e adolescenti con 
CML in fase cronica di nuova diagnosi o con leucemia Ph+ resistenti o 
intolleranti a Imatinib.  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio clinico di fase 2, multicentrico, controllato verso i dati storici, 
con Dasatinib aggiunto alla chemioterapia standard in bambini e 
adolescenti con nuova diagnosi di Leucemia Linfoblastica Acuta 
Philadelphia positiva (Ph+ ALL).  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio clinico multicentrico, prospettico, randomizzato sull’impiego di 
due differenti dosi di siero anti-linfocitario di coniglio nella profilassi 
della malattia del trapianto contro l’ospite (GVHD) in pazienti pediatrici 
affetti da malattie ematologiche maligne e sottoposti a trapianto 
allogenico di cellule staminali emopoietiche da donatore non 
consanguineo. 
Sperimentatore: Locatelli Franco
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EPENDYMOMA PROGRAM II). 
Sperimentatore: Mastronuzzi Angela

La mindfulness nel trattamento del disturbo da deficit dell’attenzione 
e iperattività: uno studio randomizzato controllato in singolo-cieco con 
valutatore cieco. 
Sperimentatore: Menghini Deny

International randomised controlled trial of chemotherapy for the 
treatment of recurrent and primary refractory Ewing sarcoma. 
Sperimentatore: Milano Giuseppe Maria

Rabdomiosarcoma non metastatico e NRSTS 2005, sarcoma dei tessuti 
molli localizzato non-rabdomiosarcoma. 
Sperimentatore: Milano Giuseppe Maria

Studio in aperto, multi-centrico, randomizzato, di fase 2 per valutare 
l’aggiunta del Bevacizumab alla chemioterapia in pazienti infantili e 
adolescenti che presentano rabdomiosarcoma e sarcoma molle non-
rabdomiosarcoma metastatici. 
Sperimentatore: Milano Giuseppe Maria

Studio internazionale multicentrico randomizzato di fase II sulla 
combinazione di Vincristina e Irinotecan, con o senza Temozolomide, in 
pazienti affetti da rabdomiosarcoma refrattario o in recidiva. 
Sperimentatore: Milano Giuseppe Maria

BOTOX® nel trattamento dell’incontinenza urinaria dovuta a vescica 
iperattiva in pazienti di età compresa tra 12 e 17 anni. 
Sperimentatore: Mosiello Giovanni

Studio di estensione a lungo termine di BOTOX® nel trattamento 
dell’incontinenza urinaria dovuta a iperattività neurogenica del muscolo 
detrusore in pazienti da 5 a 17 anni di età. Ex studio di estensione a 
lungo termine di BOTOX® nel trattamento dell’incontinenza urinaria 
dovuta a iperattività neurogenica del muscolo detrusore in pazienti da 
8 a 17 anni di età.  
Sperimentatore: Mosiello Giovanni

Studio di fase 3, multicentrico, randomizzato, in doppio cieco, a gruppi 
paralleli, controllato da placebo per valutare l’efficacia e la sicurezza di 
uno o più trattamenti intradetrusoriali di 600 o 800 unità di Dysport® 
per il trattamento dell’incontinenza urinaria in soggetti con iperattività 
detrusoriale neurogena dovuta a lesione midollare o a sclerosi multipla.  
Sperimentatore: Mosiello Giovanni

BOTOX nel trattamento dell’incontinenza urinaria dovuta a iperattività 
detrusoriale neurogena in pazienti di età compresa tra 5 e 17 anni. Ex 
BOTOX nel trattamento dell’incontinenza urinaria dovuta a iperattività 
detrusoriale neurogena in pazienti di età compresa tra 8 e 17 anni.  
Sperimentatore: Mosiello Giovanni 

Ruolo degli interferoni di tipo 1 e 2 nella patogenesi della 
dermatomiosite giovanile. 
Sperimentatore: Nicolai Rebecca

Studio retrospettivo sulle reazioni avverse alle vaccinazioni: valutazione 
dei soggetti rivaccinati dopo una reazione avversa a vaccino. 
Sperimentatore: Nicolosi Luciana

Studio di efficacia e tollerabilità del trattamento con Idrossitirosolo e 
vitamina E in bambini affetti da steatoepatite non alcolica. 
Sperimentatore: Nobili Valerio

Caratterizzazione delle alterazioni della risposta B di memoria nel 
bambino con immunodeficienza Primitiva ed Acquisita. 
Sperimentatore: Palma Paolo

Valutazione della risposta e del mantenimento a lungo termine alla 
vaccinazione antinfluenzale 2015/2016 in bambini con patologia cronica.  
Sperimentatore: Palma Paolo

Microbioma salivare in pazienti pediatrici affetti da sindrome nefrosica 
idiopatica (INS) in recidiva. 
Sperimentatore: Putignani Lorenza

Studio dell’effetto di alimenti funzionali sul microbiota intestinale del 
bambino e sulla dermatite atopica. 
Sperimentatore: Putignani Lorenza

Studio del microbiota intestinale in pazienti affetti da disturbi delle 
capacità cognitive/comportamentali per generare profili associati al 
disturbo. 
Sperimentatore: Putignani Lorenza

Utilizzo del sistema informativo della commissione europea per la 
condivisione dei pazienti nell’ambito di quanto previsto per le reti di 
riferimento europee per le malattie rare (ERN). 
Sperimentatore: Raponi Massimiliano, Dallapiccola Bruno

Fecal microbiota transplantation (FMT) in pediatric patients with 
inflammatory bowel disease (IBD).  
Sperimentatore: Romeo Erminia Francesca 

Studio di fase 1, in aperto, a dose singola, non randomizzato atto a 
valutare la farmacocinetica (pharmacokinetics, PK) e la farmacodinamica 
(pharmacodynamics, PD) di Edoxaban in soggetti pediatrici. 
Sperimentatore: Santilli Antonella

Valutazione delle performance di riconoscimento e conteggio degli 
eritroblasti in differenti strumenti analitici. 
Sperimentatore: Saura Francesca

Confronto fra 3 diverse tecniche di anestesia pediatrica, inalatoria 
(Sevoflurane) ed endovenose (Propofol, Dexmedetomidina), in lattanti, 
bambini e adolescenti, mediante rilevazione delle modificazioni della 
neuroconnettività cerebrale funzionale in Resting-State con scanner di 
risonanza magnetica 3T . 
Sperimentatore: Savioli Alessandra

A prospective, observational, multicenter, uncontrolled study evaluating 
the effects of a multiple injection port (I-Port) usage in pre-school 
diabetic children.  
Sperimentatore: Schiaffini Riccardo

Indagine sulla terapia con microinfusori per insulina in Italia (IMITA-II). 
Sperimentatore: Schiaffini Riccardo

Studio di Fase 3, multicentrico, randomizzato, controllato con placebo, 
in doppio cieco, a gruppi paralleli, della durata di 26 settimane, con un 
periodo di estensione di sicurezza di 26 settimane, volto a valutare la 
sicurezza e l’efficacia di Dapagliflozin da 5 e 10 mg e Saxagliptin da 
2,5 e 5 mg in pazienti pediatrici con diabete mellito di tipo 2, di età 
compresa tra 10 e 18 anni.  
Sperimentatore: Schiaffini Riccardo

Studio multicentrico, randomizzato, in aperto, a 2 bracci paralleli, della 
durata di 6 mesi per confrontare l’efficacia e la sicurezza di una nuova 
formulazione di insulina Glargine e Lantus® somministrati per iniezione 
una volta al giorno a bambini e adolescenti di età compresa fra 6 e 
17 anni con diabete mellito di tipo 1, con un periodo di estensione di 
sicurezza di 6 mesi.  
Sperimentatore: Schiaffini Riccardo

Studio di fase 3, in doppio cieco, randomizzato, multicentrico, con 
controllo attivo, a gruppi paralleli, per valutare efficacia, sicurezza 
e farmacocinetica della somministrazione endovenosa di Clonidina 
cloridrato in confronto a Midazolam per la sedazione in bambini dalla 
nascita fino a meno di 18 anni di età. 
Sperimentatore: Simonetti Alessandra

Studio di estensione multicentrico e multinazionale per valutare 
l’efficacia e la sicurezza a lungo termine di BMN 190 in pazienti affetti 
da malattia CLN2.  
Sperimentatore: Specchio Nicola

A randomised controlled trial to compare seizure remission outcome 
following resective surgery with or without prior treatment with 
ketogenic diet in children with epilepsy the result of focal cortical 
dysplasia type 2. 
Sperimentatore: Specchio Nicola

Studio pilota di 26 settimane, multicentrico in aperto con Ganaxolone in 
bambine affette da epilessia pediatrica associata a mutazione del gene 
PCDH 19 e altre rare forme di epilessia genetica seguito da una fase di 
estensione in aperto di 5II settimane.  
Sperimentatore: Specchio Nicola

Protocolli di ottimizzazione della dose nello studio TCMD: studio 
multicentrico. (OPDose). 
Sperimentatore: Tomà Paolo

Studio di sospensione randomizzato, in doppio cieco, controllato con 
placebo, sulla sicurezza ed efficacia di Memantina in pazienti pediatrici 
affetti da autismo, sindrome di Asperger o disturbo pervasivo dello 
sviluppo non altrimenti specificato (pervasive developmental disorder not 
otherwise specified, PDD-NOS) precedentemente trattati con Memantina. 
Sperimentatore: Valeri Giovanni

Studio in aperto, randomizzato, multicentrico, a dosi multiple, con 
controllo attivo, a gruppi paralleli, sulla sicurezza e l’efficacia di 
BG00012 nei bambini di età compresa tra 10 e 18 anni affetti da sclerosi 
multipla recidivante remittente.  
Sperimentatore: Valeriani Massimiliano

Nuove prospettive di trattamento nei disturbi del comportamento 
alimentare: l’efficacia del trattamento con stimolazione cerebrale non 
invasiva.   
Sperimentatore: Vicari Stefano

Studio di fase 2/3, in aperto, a singolo braccio, multicentrico, per 
valutare la sicurezza, tollerabilità, farmacocinetica ed efficacia di 
somministrazioni intravenose multiple di N1-0501, un anticorpo 
monoclonale anti-interferone gamma (anti-IFNγ), in pazienti pediatrici 
con Linfoistiocitosi Emofagocitica primaria (HLH). 
Sperimentatore: Locatelli Franco 

Studio di fase 1/2 su Inotuzumab Ozogamicina (InO) come singolo 
agente e in combinazione con la chemioterapia per la leucemia 
linfoblastica acuta recidivante/refrattaria CD4-positiva pediatrica.  
Sperimentatore: Locatelli Franco 

Studio di fase 3, randomizzato, in aperto, multicentrico, con Ruxolitinib 
versus la miglior terapia disponibile in pazienti con malattia del 
trapianto contro l’ospite cronica refrattaria ai corticosteroidi, dopo 
trapianto allogenico di cellule staminali (REACH 3).  
Sperimentatore: Locatelli Franco 

Studio sulla sicurezza, tollerabilità e farmacocinetica di Posaconazolo 
nelle formulazioni endovena e polvere per sospensione orale in 
pazienti pediatrici immunocompromessi con neutropenia. 
Sperimentatore: Locatelli Franco 

Studio prospettico, multicentrico, osservazionale, biologico per valutare 
la correlazione tra la ratio CD3/T regolatorie nel graft allogenico e la 
graft versus host disease acuta dopo allotrapianto mieloablativo di 
cellule staminali periferiche in pazienti con leucemia acuta. 
Sperimentatore: Lucarelli Barbara

Studio clinico in aperto, non controllato, per valutare la sicurezza di 
una singola dose di Idarucizumab, somministrato per via endovenosa 
in pazienti pediatrici arruolati negli studi in corso di fase 2B/3 con 
Dabigatran etexilato per il trattamento e la prevenzione secondaria del 
tromboembolismo venoso. 
Sperimentatore: Luciani Matteo

Studio di fase 3, prospettico, in aperto, internazionale, multicentrico 
sull’efficacia e la sicurezza della profilassi con rVWF della malattia di 
von Willebrand in forma grave. 
Sperimentatore: Luciani Matteo

Studio prospettico, in aperto, con Dabigatran etexilato per la 
prevenzione secondaria della tromboembolia venosa in bambini dalla 
nascita fino ai 18 anni.  
Sperimentatore: Luciani Matteo

Studio clinico di fase 3, prospettico, multicentrico, non controllato, 
in aperto, per determinare l’efficacia, la sicurezza e la tollerabilità di 
rVWF, con o senza ADVATE, nel trattamento e nel controllo di episodi 
emorragici, l’efficacia e la sicurezza di rVWF in procedure chirurgiche di 
elezione e di emergenza, e la farmacocinetica (PK) di rVWF in bambini 
con diagnosi di malattia di von Willebrand in forma grave. 
Sperimentatore: Luciani Matteo 

Studio in aperto per valutare la sicurezza e la tollerabilità di Dabigatran 
etexilato mesilato somministrato per 3 giorni alla fine della terapia 
standard in successivi gruppi di bambini dai 2 a meno di 12 anni, e da 1 
a meno di 2 anni. 
Sperimentatore: Luciani Matteo 

Studio in aperto, a dose singola, di tollerabilità, per valutare la 
farmacocinetica/farmacodinamica e la sicurezza di Dabigatran etexilato 
somministrato al termine della terapia standard anticoagulante in 
bambini di età inferiore ad 1 anno.  
Sperimentatore: Luciani Matteo 

Studio in aperto, multicentrico, randomizzato, con controllo attivo, per 
gruppi paralleli, di non inferiorità, con Dabigatran etexilato verso una 
terapia standard per il trattamento della tromboembolia venosa in 
bambini dalla nascita fino ai 18 anni (DIVERSITY).  
Sperimentatore: Luciani Matteo

Registro europeo per i bambini sotto i 6 anni di età trattati con Benefix®. 
Sperimentatore: Luciani Matteo

Treatment study for children and adolescents with acute promyelocytic 
leukemia. Sperimentatore: Luciani Matteo

Valutazione in aperto, multicentrica della sicurezza e dell’efficacia 
della proteina di fusione ricombinante costituita dal fattore VIII 
di coagulazione connesso al dominio Fc (rFVIIIFc; BIIB031) nella 
prevenzione e nel trattamento del sanguinamento in pazienti affetti da 
emofilia A severa non trattati in precedenza. 
Sperimentatore: Luciani Matteo 

Valutazione in aperto, multicentrico della sicurezza e dell’efficacia della 
proteina di fusione ricombinate costituita dal fattore IX di coagulazione 
connesso al dominio Fc (rFIXFc;BIIB029) nella prevenzione e nel 
trattamento del sanguinamento in pazienti affetti da emofilia B severa 

non trattati in precedenza. 
Sperimentatore: Luciani Matteo

A phase 3, randomized, double-blind, placebo-controlled, parallel-
group study to evaluate the efficacy and safety of vx-661 in combination 
with Ivacaftor in subjects aged 12 years and older with cystic fibrosis, 
homozygous for the F508 del-CFTR mutation. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Eradicazione precoce di MRSA in pazienti affetti da fibrosi cistica: uno 
studio randomizzato multicentrico. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

LINFA IT’S ME. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Studio di fase 3, in aperto, di rollover per valutare la sicurezza e 
l’efficacia del trattamento a lungo termine con VX-661 in associazione 
con Ivacaftor in soggetti di età pari o superiore a 12 anni affetti da 
fibrosi cistica, omozigoti o eterozigoti per la mutazione FS08 del-CFTR. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Studio di fase 2, multicentrico, randomizzato, in doppio cieco, 
controllato verso placebo, a gruppi paralleli, volto a valutare l’efficacia, 
la sicurezza e la tollerabilità di CTX-4430 somministrato per via orale 
una volta al giorno per 48 settimane in pazienti adulti con fibrosi cistica.  
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Studio osservazionale prospettico a lungo termine sulla sicurezza e 
tollerabilità di Bramitob® somministrato due volte al giorno per tre 
cicli di 28 giorni on / 28 giorni off in pazienti con fibrosi cistica aventi 
funzionalità polmonare severamente compromessa (BETHKIS). 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Studio pilota per la valutazione dell’efficacia di lactobacilli e 
Bifidobatteri nei pazienti con fibrosi cistica e iperossaluria. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Studio di fase 3 su efficacia e sicurezza di Ataluren (PTC124®) in pazienti 
affetti da fibrosi cistica con mutazioni non senso. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

A phase 3, randomized, double-blind, Ivacaftor controlled, parallel-
group study to evaluate the efficacy and safety of vx-661 in combination 
with Ivacaftor in subjects aged 12 years and older with cystic fibrosis, 
heterozygous for the F508DEL-CFTR mutation and a second CFTR 
allele with a gating defect that is clinically demonstrated to be Ivacaftor 
responsive. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Studio di estensione di fase 3 con Ataluren (ptc124) in pazienti con 
fibrosi cistica da mutazioni non senso. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Studio di fase 3, randomizzato, in doppio cieco, controllato con 
placebo, di cross-over, per valutare l’efficacia e la sicurezza di Ivacaftor 
e VX-661 in associazione a Ivacaftor in soggetti di età pari e superiore a 
12 anni affetti da fibrosi cistica, eterozigoti per la mutazione F508del-
CFTR e portatori di una mutazione CFTR sul secondo allele con prevista 
funzione residua. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Studio randomizzato, in doppio cieco, a gruppi paralleli, controllato con 
placebo per esaminare il regime posologico ottimale, l’efficacia e la 
sicurezza dell’aggiunta di Cisteamina orale in pazienti adulti con fibrosi 
cistica (FC) in trattamento per un aggravamento della pneumopatia 
associata alla FC. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Protocollo di studio multicentrico prospettico osservazionale sui sintomi 
muscoloscheletrici all’esordio in oncologia pediatrica e fattori predittivi 
nella diagnosi differenziale con l’AIG. (ONCOREUM). 
Sperimentatore: Magni Manzoni Silvia 

Pilot study (cycle 3) for the evaluation of Daphne system’s functionality 
in obese adolescents’ treatment. 
Sperimentatore: Manco Melania

Valutazione della via metabolica di sonic Hedgehong su cellule 
staminali di tumore cerebrale.  
Sperimentatore: Mastronuzzi Angela

An international prospective study in children older than 3 to 5 years 
with clinically standard-risk medulloblastoma with low-risk biological 
profile (SIOP).  
Sperimentatore: Mastronuzzi Angela

An international clinical program for the diagnosis and treatment of 
children, adolescents and young adults with ependymoma (SIOP 
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Prevenzione indicata mediante uso di Omega-3 in pazienti con 
sindrome da microdelezione cromosomica 22q11.2 geneticamente a 
rischio di sviluppare un disturbo psicotico: uno studio randomizzato in 
doppio cieco. 
Sperimentatore: Vicari Stefano

Studio di estensione, a lungo termine, in aperto, a dose flessibile, con 
Vortioxetina in bambini e adolescenti affetti da disturbo depressivo 
maggiore (DDM) di età compresa tra 7 e 17 anni.  
Sperimentatore: Vicari Stefano

Studio di estensione, a lungo termine, in aperto, a dose flessibile, 
condotto con Vortioxetina in bambini e adolescenti affetti da disturbo 
depressivo maggiore (DDM) di età compresa fra 7 e 18 anni.  
Sperimentatore: Vicari Stefano

Studio di fase 2, multicentrico, randomizzato, in doppio cieco, 
controllato con placebo per valutare l’efficacia, la sicurezza e la 
tollerabilità di R05186582in adulti e adolescenti affetti da sindrome di 
Down (CLEMATIS).  
Sperimentatore: Vicari Stefano

Studio interventistico, randomizzato, in doppio cieco controllato con 
placebo, principio attivo di confronto (Fluoxetina), a dose fissa di 
Vortioxetina in pazienti pediatrici di età compresa tra 12 e 17 anni con 
disturbo depressivo maggiore (DDM).  
Sperimentatore: Vicari Stefano

Studio interventistico, randomizzato, in doppio cieco controllato con 
placebo, principio attivo di confronto (Fluoxetina), a dose fissa di 
Vortioxetina in pazienti pediatrici di età compresa tra 7 e 11 anni con 
disturbo depressivo maggiore (DDM).  
Sperimentatore: Vicari Stefano

An open-label extension trial to assess the long-term safety of ZX008 
(Fenfluramine Hydrochloride) oral solution as an adjunctive therapy in 
children and young adults with Dravet syndrome.  
Sperimentatore: Vigevano Federico

A multicenter, double-blind, randomized, placebo-controlled, parallel-
group study to investigate the efficacy and safety of Lacosamide as 
adjunctive therapy in subjects with epilepsy, age between1 month and 4 
years with partial-onset seizures phase 3. 
Sperimentatore: Vigevano Federico

Sperimentazione multicentrica, randomizzata, in doppio cieco, a gruppi 
paralleli, controllata verso placebo di due dosi fisse di soluzione orale 
ZX008 (Fenfluramina Cloridrato) come terapia supplementare in 
bambini e giovani adulti affetti dalla sindrome di Dravet.  
Sperimentatore: Vigevano Federico

Studio di estensione, multicentrico, in aperto, a lungo termine per 
valutare l’efficacia e la sicurezza di Lacosamide come terapia aggiuntiva 

in soggetti pediatrici affetti da epilessia con crisi ad esordio parziale. 
Sperimentatore: Vigevano Federico

Studio multicentrico, in aperto per valutare la sicurezza e la tollerabilità 
di Lacosamide per via endovenosa come terapia sostitutiva di 
Lacosamide per via orale nei bambini (di età compresa tra 4 e 17 anni) 
affetti da epilessia.  
Sperimentatore: Vigevano Federico

Studio osservazionale prospettico, multicentrico, real life su Perampanel 
come terapia aggiuntiva in pazienti adulti e adolescenti affetti da crisi 
epilettiche parziali.  
Sperimentatore: Vigevano Federico

Uno studio in aperto per determinare la sicurezza, la tollerabilità e 
l’efficacia del trattamento a lungo termine con Lacosamide (LCM) per 
via orale, come terapia aggiuntiva, in bambini affetti da epilessia.  
Sperimentatore: Vigevano Federico

Studio in aperto, multicentrico, ad accesso allargato, con RAD001 
in pazienti con astrocitoma subependimale a cellule giganti (SEGA) 
associato a sclerosi tuberosa (TSC).(EFFECTS).  
Sperimentatore: Vigevano Federico  

Nectarine: neonate – children study of anaesthesia practice in europe 
epidemiology of critical events, morbidity and mortality in neonatal 
anaesthesia: a european prospective multicentre observational study. 
Sperimentatore: Vittori Alessandro

Studio multicentrico di fase 3, a gruppi paralleli, randomizzato, in 
cieco per lo sperimentatore, per esaminare la sicurezza e l’efficacia 
della sospensione orale o delle compresse di Fidaxomicina assunte 
ogni 12 ore e del liquido orale o delle capsule di Vancomicina assunte 
ogni 6 ore per 10 giorni in soggetti pediatrici con diarrea associata a 
Clostridium difficile.  
Sperimentatore: Vittucci Anna Chiara

Caratterizzazione delle alterazioni della competenza immunitaria e della 
risposta vaccinale indotte dall’utilizzo di farmaci immunosoppressori nel 
bambino affetto da sindrome nefrosica idiopatica. 
Sperimentatore: Vivarelli Marina

Meccanismo di immunomoregolazione dei linfociti T mediata da IGM. 
Sperimentatore: Vivarelli Marina

Rituximab in difficult frequently relapsing/ steroid-dependent idiopathic 
nephrotic syndrome: does the dosing regimen matter? 
Sperimentatore: Vivarelli Marina

Studio multicentrico, in aperto, di fase 3 su ALXN1210 in bambini e 
adolescenti affetti da sindrome emolitica uremica atipica (SEUa).  
Sperimentatore: Vivarelli Marina
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