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Anche quest’anno la Direzione Sanitaria e la Direzione Scientifica hanno predisposto in modo rigoroso 
e dettagliato un bilancio dell’attività svolta e dei risultati ottenuti nel corso degli ultimi 12 mesi.

La bontà di questi dati potrebbe inorgoglirci. Invece, tutti noi li guardiamo innanzitutto con riconoscenza 
per quanto ci è stato concesso di fare, consapevoli che non è così importante essere i primi o i secondi nei 
volumi di attività o nella produzione scientifica: è importante sapere che qui si studia, si cura e si condivide 
la vita in un Ospedale un po’ speciale. 

Certo sappiamo che non tutto è perfetto come si vorrebbe, non mancano i problemi e le difficoltà, 
ma lo spirito è quello che il Santo Padre ci ha ricordato nell’udienza di fine anno: “Dare il meglio di sé 
a vantaggio di tutti. Allora il lavoro, nonostante tutte le difficoltà, diventa un contributo al bene comune, 
a volte addirittura una missione”. E questo vale soprattutto per chi come noi ha a che fare con persone 
deboli, con bambini malati. 

L’Ospedale mette questi dati a disposizione della comunità scientifica, delle istituzioni pubbliche 
e in particolare della Santa Sede certamente con la soddisfazione dei risultati raggiunti, ma anche 
con la consapevolezza e l’umiltà di riconoscere che nessuno è padrone della vita. 

Dietro i tanti numeri, i dati e le tabelle riportate nella relazione, dobbiamo sempre ricordare che ci sono 
ragazzi curati e spesso salvati, malattie senza nome diagnosticate e tanti bambini che non avrebbero potuto 
ricevere nessuna cura se l’Ospedale Bambino Gesù non avesse aperto le porte e non avesse aperto il cuore.
Il Bambino Gesù si sta sempre più universalizzando: si aprono continuamente nuove frontiere e ci si 
attrezza per rispondere a nuove sfide e nuovi bisogni. È un segno importante di vitalità, di adesione alla 
storia e di slancio verso il futuro. 

Grazie a tutti coloro che fanno e si sentono parte di questa grande “famiglia”, come Papa Francesco 
ci ha voluto definire. Grazie a tutti coloro che con il loro impegno quotidiano fanno sì che la missione 
dell’Ospedale possa continuare con sempre più passione e migliori risultati. 

Mariella Enoc 
Presidente Ospedale Pediatrico Bambino Gesù
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I risultati clinico-assistenziali e scientifici raggiunti dall’Ospedale Pediatrico Bambino Gesù nel corso 
del 2016 ci fanno sentire privilegiati nel presentare questo volume che sintetizza parte del cammino 
che abbiamo percorso negli ultimi mesi a fianco dei nostri colleghi e collaboratori. Una famiglia, quella 
dell’OPBG, fortemente coesa, orgogliosa di appartenere ad una istituzione che da 147 anni opera a favore 
dei bambini nello spirito di una missione, che pone al centro la persona, persegue l’eccellenza nella clinica 
e nella ricerca traslazionale, in una logica di umanizzazione, in conformità con la morale cristiana. Una 
attività fondata su saldi punti di riferimento, una rotta solidamente tracciata da chi guida l’organizzazione 
e una squadra di professionisti medici, ricercatori, infermieri, tecnici e ausiliari preparati e motivati.

Fra i risultati clinici ed assistenziali di particolare rilievo, raggiunti durante l’ultimo anno, segnaliamo 
la conferma dell’Accreditamento Istituzionale delle sedi di Palidoro e Santa Marinella. Le commissioni 
di verifica delle ASL, dopo approfondite valutazioni e sopralluoghi, hanno attestato la conformità delle 
sedi ai requisiti autorizzativi e di accreditamento. Sottolineiamo inoltre, nell’ambito trapiantologico, il 
lusinghiero traguardo raggiunto degli oltre 330 trapianti di organi e tessuti effettuati nell’anno e l’adozione 
di una innovativa tecnica per il trapianto di midollo dai genitori, che, mediante l’introduzione di un 
cosiddetto gene “suicida”, abbatte i rischi di mortalità. Degna di menzione è anche l’esperienza fatta dall’8 
al 10 di Novembre dei medici e ricercatori dell’OPBG e dell’Ospedale Israelitico, con il primo Viaggio 
della Memoria. La delegazione è stata guidata nei luoghi dell’orrore del campo di sterminio nazista 
di Auschwitz-Birkenau da un sopravvissuto, in quello che è stato pensato come un viaggio di riflessione 
sul ruolo che i medici nazisti hanno avuto nella storia tragica e dolorosa della Shoah.

Nel 2016 i risultati scientifici hanno consentito di superare significativamente gli obiettivi che ci eravamo 
posti. Il valore complessivo della produzione scientifica ha sopravanzato il traguardo del 2500 punti di 
impact factor e le pubblicazioni internazionali il numero di 600. Questi dati, insieme a quelli assistenziali, 
permetteranno all’OPBG di rafforzare la propria posizione di Ospedale di eccellenza all’interno della rete 
degli Istituti di Ricovero e Cura a Carattere Scientifico. Numerosi risultati della ricerca, in particolare 
quelli in ambito genomico e terapeutico, hanno già avuto un impatto traslazionale. Queste attività sono 
state affiancate da altri risultati di tipo “strutturale”. Citiamo, per tutti, l’apertura dei nuovi laboratori 
dell’Area di ricerca Immunologica, la certificazione dell’officina farmaceutica e l’avvio delle attività 
produttive che nei prossimi mesi metteranno a disposizione dei pazienti alcune terapie innovative. 
La presenza dell’OPBG all’interno di 15 reti negli European Reference Networks dedicati alle malattie rare 
pone il nostro Ospedale al primo posto della pediatria Europea ed esprime un lusinghiero riconoscimento 
internazionale, sia in ambito assistenziale che di ricerca scientifica.

Bruno Dallapiccola Direttore Scientifico
Massimiliano Raponi Direttore Sanitario 
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Le attività assistenziali

2014 2015 2016 Diff.%

16 vs 14 16 vs 15

N. posti letto 607 607 607 0% 0%

N. ricoveri 27.342 27.336 26.947 -1% -1%

di cui Riabilitazione 626 621 605 -3% -3%

RICOVERI PER ACUTI

Peso medio 1,02 1,01 1,04 2% 3%

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

Peso medio pazienti Stranieri 1,32 1,65 1,80 36% 9%

Degenza media 6,07 6,27 6,46 6% 3%

RIABILITAZIONE 

Degenza media 27,59 26,57 28,68 4% 8%

DAY HOSPITAL 

Ricoveri 56.288 51.277 44.521 -2% -1%

DAY SURGERY 

N. casi 5.493 5.034 5.066 -8% 1%

CHIRURGIA AMBULATORIALE

N. casi 4.079 3.992 3.032 -26% -24%

PRONTO SOCCORSO 

Visite 77.232 78.849 80.015 4% 1%

AMBULATORIO 

N. prestazioni 1.589.080 1.639.658 1.696.279 7% 3%

ATTIVITÀ OPERATORIA

N. procedure chirurgiche e interventistiche 28.300 26.166 27.058 -4% 3%

TRAPIANTI

N. Trapianti 314 326 339 8% 4%

Cruscotto informativo
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Figura 1. Andamento ricoveri ordinari in acuzie OPBG. Anni 2010-2016

Ricoveri Ordinari 
Acuti (dimessi)

Peso medio	

Il cruscotto informativo riporta l’andamento dei prin-
cipali indicatori delle attività erogate dall’Ospedale nel 
triennio 2014-2016. Persiste l’andamento decrementale 
dei ricoveri erogati in regime diurno medico a vantag-
gio dell’offerta di attività ambulatoriale, in riferimento 
a modelli organizzativi che privilegiano, anche in ottem-
peranza al dettato normativo regionale, l’appropriatezza 
clinica e che hanno consentito di trasferire significative 
quote di prestazioni dispensate in day hospital in regimi 
di cura inferiori, di analoga efficacia assistenziale (figura 

2). In incremento anche l’organizzazione in cicli dell’at-
tività di ricovero diurno medico. Si consolida l’attività di 
Day Surgery, riservata ai soli casi che non possono essere 
gestiti in regime ambulatoriale (figura 3). Si conferma su 
livelli di eccellenza per volumi e qualità assistenziale l’at-
tività di chirurgia ambulatoriale che pone l’Ospedale in 
una posizione di assoluto rilievo nel contesto nazionale 
(figura 4). In termini di appropriatezza l’OPBG ha con-
tinuato a promuovere il trasferimento dei pazienti adulti 
nei centri ad essi dedicati.

Figura 2. Andamento ricoveri diurni medici OPBG. Anni 2011-2016

Day Hospital (ricoveri)
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Figura 4. Andamento prestazioni ambulatoriali pazienti di età inferiore a 18 anni OPBG. Anni 2011-2016

Ambulatorio  
(prestazioni)

Chirurgia  
Ambulatoriale	

Chirurgia  
Ambulatoriale  
pazienti pediatrici

Di seguito, l’andamento delle attività di ricovero ordi-
nario 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 (figura 5). Nel 2016 si conferma l’eleva-
ta produttività trapiantologica: i trapianti di cuore e di 

fegato si sono mantenuti costanti rispetto al 2015. Per 
quanto riguarda l’attività di trapianto renale si rileva un 
incremento del 100% sia dell’attività di trapianto da ca-
davere che da vivente. I trapianti di midollo, sia autologhi 
che allogenici, aumentano in maniera costante negli anni 
(+15% rispetto al 2015) (tabella 1). 

Figura 5. Andamento ricoveri ordinari in neuroriabilitazione OPBG. Anni 2011-2016

Degenza media

Riabilitazione  
(giornate)	

Figura 3. Andamento ricoveri diurni chirurgici OPBG. Anni 2011-2016

Day Surgery (casi)
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Nella seguente tabella si riporta la distribuzione per MDC 
dei ricoveri ordinari effettuati nel 2016, in confronto al 
2015 (tabella 2). Le aree cliniche che hanno subito le 
variazioni più significative in termini assoluti nei due 
anni presi in considerazione sono le “Malattie e disturbi 
dell’apparato respiratorio” (+11%), “Malattie e disturbi 
del sistema nervoso” (+10%) e “Malattie e disturbi mie-

loproliferativi e tumori poco differenziati” (+37%). Si re-
gistra, invece, una contrazione nella numerosità della ca-
sistica ricoverata in regime ordinario relativa alle seguenti 
aree cliniche: “Malattie e disturbi endocrini, metabolici 
e nutrizionali” (-20%), “Malattie e disturbi dell’apparato 
digerente” (-12%), “Malattie e disturbi dell’orecchio, del 
naso e della gola” (-4%).

Tabella 1. Andamento attività trapiantologica OPBG. Anni 2007-2016

Trapianti 2007 2008 2009 2010 2011 2012 2013 2014 2015 2016

Trapianto Rene 23 10 24 13 16 17 19 25 14 29

di cui da vivente 1 - 2 1 7 5 7 5 4 8

Trapianto Cuore 12 12 15 9 10 14 6 9 12 12

Trapianto Cuore Artificiale - - - - 11 6 7 14 16 9

Trapianto Polmone - 1 1 - 3 1 2 1 1 5

Trapianto Fegato - 3 15 16 15 17 23 22 28 26

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

Trapianto Intestino - - - 1 - - - - - -

Trapianto Midollo Autologo 17 31 16 25 28 29 33 55 32 30

Trapianto Midollo  
Allogenico 9 15 16 82 96 108 114 108 111 137

Homograft 42 46 65 82 85 72 79 69 96 67

Trapianto Cornea 24 25 19 31 27 30 37 21 24 22

Membrana Amniotica 17 14 16 11 15 10 11 4 8 11

Totale 144 157 187 270 306 304 331 328 342 348
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MDC Descrizione 2015 2016 Diff. Diff. %

04 Malattie e disturbi dell'apparato respiratorio 2.362 2.621 259 11%

01 Malattie e disturbi del sistema nervoso 2.212 2.430 218 10%

23 Fattori influenzanti lo stato di salute ed il ricorso ai servizi sanitari 479 656 177 37%

17 Malattie e disturbi mieloproliferativi e tumori poco differenziati 945 1.036 91 10%

08 Malattie e disturbi dell'apparato muscoloscheletrico e connettivo 3.363 3.429 66 2%

02 Malattie e disturbi dell'occhio 298 328 30 10%

pre Trapianti (Escluso Quello del Rene) e Tracheostomie 231 246 15 6%

11 Malattie e disturbi del rene e delle vie urinarie 1.623 1.628 5 0%

14 Gravidanza, parto e puerperio 1 1 0 0%

16 Malattie e disturbi del sangue e degli organi ematopoietici  
e del sistema immunitario 747 746 -1 0%

12 Malattie e disturbi dell'apparato riproduttivo maschile 820 818 -2 0%

09 Malattie e disturbi della pelle, del sottocutaneo e della mammella 606 604 -2 0%

25 Infezioni da HIV 12 10 -2 -17%

20 Uso di alcool o farmaci e disturbi mentali organici indotti  
da alcool o farmaci 12 8 -4 -33%

24 Traumi multipli significativi 10 2 -8 -80%

13 Malattie e disturbi dell'apparato riproduttivo femminile 110 101 -9 -8%

22 Ustioni 16 5 -11 -69%

05 Malattie e disturbi dell'apparato cardiocircolatorio 1.982 1.971 -11 -1%

21 Traumatismi, avvelenamenti ed effetti tossici dei farmaci 324 300 -24 -7%

15 Malattie e disturbi del periodo neonatale 284 251 -33 -12%

19 Malattie e disturbi mentali 704 669 -35 -5%

07 Malattie e disturbi epatobiliari e del pancreas 616 513 -103 -17%

18 Malattie infettive e parassitarie (sistematiche) 1.062 956 -106 -10%

03 Malattie e disturbi dell'orecchio, del naso e della gola 3.195 3.052 -143 -4%

06 Malattie e disturbi dell'apparato digerente 2.561 2.245 -316 -12%

10 Malattie e disturbi endocrini, metabolici e nutrizionali 2.104 1.684 -420 -20%

Tabella 2. Distribuzione dei ricoveri ordinari per MDC. Anni 2015 e 2016
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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 2015 ed il 2016, nel nu-
mero dei casi riferiti ai DRG 098 “Bronchite e asma, 
età < 18 anni”, DRG 492 “Chemioterapia associata a 
diagnosi secondaria di leucemia acuta o con uso di alte 
dosi di agenti chemioterapici” e DRG 026 “Convulsioni 
e cefalea, età < 18 anni”. Mentre, per quanto riguarda i 

DRG che hanno subito il decremento più significativo, 
in riferimento alla casistica trattata in regime ordinario, 
si segnalano il DRG 298 “Disturbi della nutrizione e 
miscellanea di disturbi del metabolismo, età < 18 anni”, 
DRG 184 “Esofagite, gastroenterite e miscellanea di 
malattie dell’apparato digerente, età < 18 anni”, DRG 
422 “Malattie di origine virale e febbre di origine scono-
sciuta, età < 18 anni”.

DRG Descrizione Tipo DRG 2015 2016 Diff. Diff. %

098 Bronchite e asma, età < 18 anni M 814 977 163 20%

492 Chemioterapia associata a diagnosi secondaria di leuce-
mia acuta o con uso di alte dosi di agenti chemioterapici M 270 406 136 50%

026 Convulsioni e cefalea, età < 18 anni M 754 845 91 12%

467 Altri fattori che influenzano lo stato di salute M 212 301 89 42%

087 Edema polmonare e insufficienza respiratoria M 328 390 62 19%

220 Interventi su arto inferiore e omero eccetto anca, piede e 
femore, età < 18 anni C 288 327 39 14%

224 Interventi su spalla, gomito o avambraccio eccetto interven-
ti maggiori su articolazioni senza CC C 316 354 38 12%

333 Altre diagnosi relative a rene e vie urinarie, età < 18 anni M 327 365 38 12%

091 Polmonite semplice e pleurite, età < 18 anni M 344 374 30 9%

518 Interventi sul sistema cardiovascolare per via percutanea 
senza inserzione di stent nell’arteria coronarica senza IMA C 399 428 29 7%

234 Altri interventi su sistema muscolo-scheletrico e tessuto con-
nettivo senza CC C 515 523 8 2%

431 Disturbi mentali dell'infanzia M 373 374 1 0%

341 Interventi sul pene C 446 437 -9 -2%

074 Altre diagnosi relative a orecchio, naso, bocca e gola, età 
< 18 anni M 891 873 -18 -2%

246 Artropatie non specifiche M 325 304 -21 -6%

060 Tonsillectomia e/o adenoidectomia, età < 18 anni C 908 874 -34 -4%

410 Chemioterapia non associata a diagnosi secondaria di 
leucemia acuta M 430 385 -45 -10%

422 Malattie di origine virale e febbre di origine sconosciuta, 
età < 18 anni M 856 753 -103 -12%

184 Esofagite, gastroenterite e miscellanea di malattie dell'ap-
parato digerente, età < 18 anni M 1071 797 -274 -26%

298 Disturbi della nutrizione e miscellanea di disturbi del meta-
bolismo, età < 18 anni M 1694 1274 -420 -25%

Tabella 3. Distribuzione dei ricoveri ordinari per DRG – Primi 20 DRG in termini di valori assoluti. Anni 2015 e 2016
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Si presentano, infine, i primi 20 DRG in ordine di peso 
relativo, che vedono, in termini di differenze assolute, un 
incremento nel DRG 302 “Trapianto renale” (+108%), 
DRG 495 “Trapianto di polmone” (+100%), DRG 473 

“Leucemia acuta senza interventi chirurgici maggiori, età 
> 17 anni” (+43%) e nel DRG 103 “Trapianto di cuo-
re o impianto di sistema di assistenza cardiaca” (+15%)
(tabella 4).

DRG Descrizione Tipo 
DRG

Peso  
relativo 2015 2016 Diff Diff %

480 Trapianto di fegato e/o trapianto di intestino C 19,44 27 19 -8 -30%

495 Trapianto di polmone C 16,89 1 2 1 100%

481 Trapianto di midollo osseo C 15,51 131 146 15 11%

103 Trapianto di cuore o impianto di sistema 
di assistenza cardiaca C 14,57 13 15 2 15%

541

Ossigenazione extracorporea a membrane o tracheostomia 
con ventilazione meccanica = 96 ore o diagnosi principale 
non relativa a faccia, bocca e collo con intervento chirurgi-
co maggiore

C 12,43 35 36 1 3%

302 Trapianto renale C 10,29 13 27 14 108%

525 Impianto di altro sistema di assistenza cardiaca C 9,93 1 1 0 0%

386 Neonati gravemente immaturi o con sindrome  
da distress respiratorio M 8,69 37 22 -15 -41%

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

C 8,54 22 25 3 14%

104 Interventi sulle valvole cardiache e altri interventi  
maggiori cardiotoracici con cateterismo cardiaco C 6,06 16 15 -1 -6%

536
Impianto di defibrillatore cardiaco con cateterismo  
cardiaco senza infarto miocardico acuto, insufficienza 
cardiaca o shock

C 5,31 4 3 -1 -25%

496 Artrodesi vertebrale con approccio anteriore/posteriore 
combinato C 5,18 8 8 0 0%

484 Craniotomia per traumatismi multipli rilevanti C 5,10 1 0 -1 -100%

546 Artrodesi vertebrale eccetto cervicale con deviazione  
della colonna vertebrale o neoplasia maligna C 5,01 108 93 -15 -14%

575 Setticemia con ventilazione meccanica = 96 ore,  
età > 17 anni M 4,78 2 1 -1 -50%

486 Altri interventi chirurgici per traumatismi multipli rilevanti C 4,61 2 0 -2 -100%

105 Interventi sulle valvole cardiache e altri interventi  
maggiori cardiotoracici senza cateterismo cardiaco C 4,56 83 68 -15 -18%

485 Reimpianto di arti, interventi su anca e femore  
per traumatismi multipli rilevanti C 4,49 1 0 -1 -100%

578 Malattie infettive e parassitarie con intervento chirurgico C 4,40 17 15 -2 -12%

473 Leucemia acuta senza interventi chirurgici maggiori,  
età > 17 anni M 4,21 7 10 3 43%

Tabella 4. Distribuzione dei ricoveri ordinari per DRG - primi 20 DRG in ordine di complessità. Anni 2014 e 2015

Nel 2016, le visite presso il Pronto Soccorso dell’OPBG, 
nelle sedi di Roma Gianicolo (DEA II Livello) e Palido-
ro (Pronto Soccorso), sono state 80.015. Nella figura 6 
l’andamento delle visite dal 2007 al 2016. Delle visite in 
Pronto Soccorso del 2016, 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 14% 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 (65%). La distribuzione della casistica per 
codice colore è riportata nella figura 7. A dicembre 2015 
è stata, inoltre, firmata una convenzione con lo Stato Cit-
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tà del Vaticano per l’utilizzo dell’eliporto. Tale attività ha 
avuto inizio in data 29.12.2015 e fino a dicembre 2016 
sono stati realizzati 81 elitrasporti. 

Le diagnosi suddivise per macro gruppi sono state: Trau-
ma 30 (37%), Respiratorio 12 (14%), Cardiaca 3(3.7%), 
patologia cerebrale 24 (29.6%) (epilessia, danno cerebra-
le da cause mediche ecc.), patologia oncologica 1 (1.2%), 
patologia malformativa/altro 2 (2.4%) (figura 8). I re-
parti di ricovero: Terapia Intensiva 28 (33.7%), Pediatria 

33 (39.75%), Chirurgia 10 (12.04%), Traumatologia 10 
(12.04%), Dimessi 3 (3.6%) In merito alle fasce orarie 6 
voli sono arrivati dopo le ore 20 (24%). La maggior par-
te dei voli è avvenuta in ambito regionale 53 (64%), 28 
(36%) extraregionali (figura 9). L’attività ha visto un pic-
co d’interventi soprattutto nei mesi estivi in relazione sia 
alle ottimali condizioni metereologiche che alla patologia 
prevalentemente traumatologica tipica dei mesi estivi. L’e-
liporto, diversamente dalle aspettative e quanto previsto è 
stato utilizzato per trasporti extraregionali nel 35% dei casi.

Figura 6. Andamento attività di Pronto Soccorso - Anni 2007-2016

Visite Pronto Soccorso Totali Visite Pronto Soccorso Gianicolo Visite Pronto Soccorso Palidoro

Rosso

Giallo

Palidoro

Trauma

Patologia  
Respiratoria

Patologia  
Cardiaca

Figura 7. Distribuzione per codice colore al triage accessi di Pronto 
Soccorso - Anno 2016.

Figura 8. Soccorsi Eliporto. Gruppi di diagnosi trattate.

Verde

Bianco

Patologia 
Cerebrale

Patologia 
Oncologica

Patologia 
Malformativa/Altro

2016

Roma
Gianicolo
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Figura 9. Soccorsi Eliporto per mese. Anni 2015-2016 

Soccorsi per mese

Malattie Rare

L’Ospedale Pediatrico Bambino Gesù è stato accreditato nel 
2001 nella Rete Regionale Malattie Rare con 13 Centri/Pre-
sidi (CP) per un totale di 194 singole/gruppi di malattie rare 
(MR). Nel 2015 è stato modificato l’assetto organizzativo 
della rete delle Malattie rare nella Regione Lazio e l’OPBG 
ha visto riconosciuti 19 Centri/Presidi per un totale di 361 
singole/gruppi di malattie rare (MR).Nonostante il nume-
ro inferiore di CP e la casistica arruolata solo pediatrica, 
l’OPBG assiste ed ha arruolato nel registro regionale più pa-
zienti di qualsiasi altro centro della Regione Lazio e in Italia 
(al 2016 l’OPBG ha già arruolato oltre 9.600 pazienti). Tale 
dato risulta ancor più marcato se si valuta soltanto il numero 
di pazienti in carico e non i pazienti valutati solo una volta 
o di cui si è ricevuto solo il campione biologico per la dia-
gnosi biochimica/genetica. Tale ruolo centrale dell’OPBG 
all’interno della Rete Regionale Malattie Rare è stato ulte-
riormente confermato dalla Regione che ha coinvolto l’O-
spedale a diverso titolo (estensore o implementatore) nella 
stesura di 32 PDTA pubblicati da Regione Lazio.

Nell’ambito delle politiche di Salute pubblica promosse 
dalla Commissione Europea, l’OPBG è stato ammesso a 
15 Reti Europee di Riferimento per le Malattie Rare - Eu-
ropean Reference Network (ERN), 1° ospedale pediatrico 
europeo prima del Necker di Parigi e del GOSH di Lon-
dra. Le reti a cui OPBG partecipa sono le seguenti: 

•	 EpiCARE - European Reference Network on Rare 
and Complex Epilepsies

•	 ERKNet - European Rare Kidney Diseases Reference 
Network

•	 ERN-RND - European Reference Network on Rare 
Neurological Diseases

•	 ERN-LUNG - European Reference Network on Rare 
Respiratory Diseases

•	 ERN-Skin - European Reference Network on Rare 
and Undiagnosed Skin Disorders

•	 EURO-NMD- European Reference Network for 
Rare Neuromuscular Diseases

•	 ERN-EYE - European Reference Network on Rare 
Eye Diseases

•	 GUARD-HEART - Gateway to Uncommon And 
Rare Diseases of the HEART

•	 ITHACA - European Reference Network on Rare Con-
genital Malformations and Rare Intellectual Disability

•	 MetabERN - European Reference Network for Rare 
Hereditary Metabolic Disorders

•	 PaedCan-ERN - European Reference Network for Pa-
ediatric Cancer (haemato-oncology)

•	 RITA - Rare Immunodeficiency, Autoinflammatory 
and Autoimmune Diseases Network

•	 TRANSCHILD - European Reference Network on 
Transplantation in Children

•	 VASCern - European Reference Network on Rare 
Multisystemic Vascular Diseases

•	 ERN eUROGEN - European Reference Network on 
Rare and Complex Urogenital Diseases and Conditions.

Queste reti rappresentano l’ideale punto di arrivo un nuo-
vo modello clinico-assistenziale per i pazienti affetti da 
malattie rare: una popolazione frammentata e poco nu-
merosa relativamente alle singole patologie, che, a livello 
europeo, comprende 30 milioni di persone, rappresentan-
do una sfida per i sistemi sanitari di tutti i paesi. 

La mobilità attiva

In termini di attrazione di pazienti provenienti da Re-
gioni diverse dalla Regione Lazio, nel corso del 2016, in 
OPBG il 28% dei pazienti ricoverati in regime ordinario 
provenivano da altre regioni ed, in media, la loro com-
plessità è stata di circa 46% 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 
2016 essi hanno rappresentato il 13,5% della casistica di 
ricovero ordinario. La complessità dei pazienti stranieri 
nel 2016 è stata del 98% più elevata della complessità dei 
pazienti laziali (figura 10).
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La mobilità interregionale

L’analisi della capacità di attrazione della casistica prove-
niente 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 prove-
niente da fuori regione sul totale dei ricoveri ordinari per 
acuti (tabella 5). L’analisi dei ricoveri per Regione di pro-
venienza conferma la predominanza del centro-sud come 
zona di origine dei pazienti, e in particolare la Regione 
Campania (22%), la Regione Calabria (14%) e la Regio-
ne Puglia (12%) (figura 11). Se si fa un’analisi per severità 
e per area di provenienza, si rileva che nel 2016 i pazien-
ti provenienti dal Nord Italia con complessità estrema o 
maggiore sono il 14% del totale, mentre per le zone del 
Centro (escluso Lazio) il 14% del totale e per le zone del 
Sud Italia sono il 19% del totale (14% nel 2015) (figura 
12). Nella tabella 6 la distribuzione per MDC della casi-
stica proveniente dal Nord, Centro e Sud Italia. I pazienti 

del Nord Italia sono prevalentemente ricoverati per “Ma-
lattie e disturbi dell’apparato digerente”, i pazienti del 
Centro (escluso Lazio) per “Malattie e disturbi dell’appa-
rato 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”. In 
riferimento agli accessi di DH, la quota di accessi relativi a 
pazienti provenienti da altre regioni sul totale degli accessi 
effettuati nel 2016 conferma quanto rilevato nei due anni 
precedenti (tabella 7). La distribuzione per provenienza 
dei pazienti rivela che è sempre la casistica proveniente 
dalla Regione Campania la più numerosa dell’Ospedale 
(figura 13). Anche per quanto riguarda i casi di DS, la quo-
ta di accessi relativi a pazienti provenienti da altre regioni 
sul totale degli accessi effettuati nel 2016 conferma quanto 
rilevato nei due anni precedenti (tabella 8). Se si analizza 
la provenienza di tali pazienti, si nota la preponderanza di 
casistica proveniente dalla Regione Campania (30%), così 
come già rilevato per le altre linee di attività (figura 14).

Figura 10 . Peso medio per provenienza dei pazienti. Anni 2011-2016

Altre Regioni

Regione Lazio

Stranieri

Casi 2014 % Casi 2015 % Casi 2016 % Diff.
2014-16

Diff.
2015-16

Lazio 18.783 71,58% 18.726 71,99% 18.266 71,50% -2,75% -2,46%

Extra regione 7.458 28,42% 7.286 28,01% 7.282 28,50% -2,36% -0,05%

Totale 26.241  26.012  25.548    

Tabella 5. Mobilità interregionale: ricoveri ordinari per acuti. Anni 2014-2016

Campania

Puglia

Calabria

Abruzzo

Sicilia

Umbria

Altre regioni

Figura 11. Mobilità interregionale: ricoveri ordinari per acuti - Distribuzione per Regione di provenienza. Anno 2016

2016
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MDC Descrizione Sud Centro Nord

01 Malattie e disturbi del sistema nervoso 7,9% 7,0% 9,3%

02 Malattie e disturbi dell'occhio 1,7% 4,6% 2,2%

03 Malattie e disturbi dell'orecchio, del naso e della gola 9,1% 6,8% 8,4%

04 Malattie e disturbi dell'apparato respiratorio 5,5% 5,8% 5,7%

05 Malattie e disturbi dell'apparato cardiocircolatorio 13,0% 10,6% 9,7%

06 Malattie e disturbi dell'apparato digerente 10,0% 17,1% 6,1%

07 Malattie e disturbi epatobiliari e del pancreas 5,5% 7,7% 4,0%

08 Malattie e disturbi dell'apparato muscoloscheletrico e connettivo 8,4% 6,0% 11,4%

09 Malattie e disturbi della pelle, del sottocutaneo e della mammella 1,7% 2,4% 1,7%

10 Malattie e disturbi endocrini, metabolici e nutrizionali 7,5% 6,5% 5,4%

11 Malattie e disturbi del rene e delle vie urinarie 9,9% 7,5% 11,3%

12 Malattie e disturbi dell'apparato riproduttivo maschile 4,8% 2,2% 4,6%

13 Malattie e disturbi dell'apparato riproduttivo femminile 0,9% 0,0% 0,3%

15 Malattie e disturbi del periodo neonatale 0,3% 0,2% 0,3%

16 Malattie e disturbi del sangue e degli organi ematopoietici 
e del sistema immunitario 1,5% 2,9% 2,7%

17 Malattie e disturbi mieloproliferativi e tumori poco differenziati 2,1% 5,8% 6,3%

18 Malattie infettive e parassitarie (sistematiche) 1,7% 1,7% 1,6%

19 Malattie e disturbi mentali 2,4% 1,4% 3,6%

21 Traumatismi, avvelenamenti ed effetti tossici dei farmaci 0,2% 0,5% 0,4%

23 Fattori influenzanti lo stato di salute ed il ricorso ai servizi sanitari 3,7% 1,0% 3,1%

PR Pre MDC - Trapianto di cuore, fegato, midollo, polmone, 
pancreas/rene e pancreas e tracheotomia 1,7% 2,2% 1,7%

Tabella 6. Distribuzione per MDC e provenienza dei ricoveri ordinari fuori Regione - Anno 2016

Figura 12. Distribuzione dei ricoveri per severità e zona di provenienza. Anno 2016

Centro Estremo

Nord Estremo

Sud Estremo

Centro Maggiore

Nord Maggiore

Sud Maggiore

Centro Moderato

Nord Moderato

Sud Moderato

Centro Minore

Nord Minore

Sud Minore
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Campania

Puglia

Calabria

Abruzzo

Campania

Puglia

Calabria

Abruzzo

Sicilia

Umbria

Altre regioni

Sicilia

Umbria

Altre regioni

 Casi 
2014 % Casi 

2015 % Casi
2015 % Diff.

2014-16
Diff.
2015-16

Lazio 41.510 74,13% 37.564 73,93% 31.899 73,30% -23,15% -15,08%

Extra regione 14.484 25,87% 13.244 26,07% 11.620 26,70% -19,77% -12,26%

Totale 55.994  50.808  43.519    

Tabella 7. Mobilità interregionale: Accessi in regime di ricovero diurno medico. Anni 2014-2016

Figura 13. Mobilità interregionale: Accessi in regime di ricovero diurno medico - Distribuzione per Regione di provenienza. Anno 2016

Figura 14. Mobilità interregionale: Casi in regime di ricovero diurno chirurgico - Distribuzione per Regione di provenienza. Anno 2016

 Casi
2014 % Casi 

2015 % Casi 
2016 % Diff.

2014-16
Diff.
2015-16

Lazio 4.077 73,99% 3.492 69,01% 3.587 70,72% -12,02% 2,72%

Extra regione 1.433 26,01% 1.568 30,99% 1.485 29,28% 3,63% -5,29%

Totale 5.510  5.060  5.072    

Tabella 8. Mobilità interregionale: Casi in regime di ricovero diurno chirurgico. Anni 2014-2016

2016

2016
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I pazienti stranieri

Nel 2016 la numerosità dei pazienti stranieri trattati in 
Ospedale in regime di ricovero ordinario ha registrato un 
incremento (+7%) rispetto a quanto rilevato nel 2015. Si 
rileva, invece un decremento nella numerosità dei ricoveri 
diurni rispetto al 2015 (-4%), in coerenza con quanto è 
avvenuto in tutto l’Ospedale (figura 15). Per quanto ri-
guarda i Paesi di provenienza, si conferma, come già rile-
vato negli anni precedenti, una sempre marcata prepon-
deranza dei pazienti di nazionalità Rumena (circa 36% 
dei ricoveri ordinari e 34% dei ricoveri diurni). Seguono i 
pazienti di nazionalità Albanese (8% dei ricoveri ordinari 
e 7% dei ricoveri diurni) e Cingalese (4% dei ricoveri or-
dinari e diurni) (figura 16). La provenienza per macroaree 

geografiche evidenzia che la maggior parte dei pazienti 
stranieri proviene da Paesi appartenenti alla Unione Eu-
ropea (42%) o altri Paesi Europei (21%), dall’Asia (17%) 
e dall’Africa (11%) (figura 17). Infine, nella tabella 9 si 
riportano i dati sulla distribuzione dei ricoveri di pazien-
ti stranieri per MDC. Dai dati riportati si evince che la 
maggior parte dei ricoveri ordinari è avvenuta per disturbi 
del sistema nervoso, mentre il maggior numero dei rico-
veri diurni è avvenuto per Malattie e disturbi del sistema 
nervoso. In riferimento all’onere della degenza, la mag-
gior parte dei ricoveri ordinari e diurni dei pazienti stra-
nieri (78%) sono a carico del SSN, il 12% sono STP/ENI 
o Europei Comunitari. In incremento rispetto agli anni 
pregressi i pazienti indigenti a carico dell’OPBG (102 ri-
coveri, pari all’1% del totale) (figura 18).

RO

Diurni

Figura 15. Pazienti stranieri trattati in OPBG per regime di ricovero e per anno. Anni 2014-2016

RO

Figura 16. Ricoveri di pazienti stranieri per regime di ricovero e per 
nazione di provenienza. Anno 2016

Figura 17. Distribuzione dei pazienti stranieri per macroaree geo-
grafiche. Anno 2016

Asia

Africa

America

Unione Europea

Non UE

Diurni

2016
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MDC Descrizione MDC RO Diurni Totale %

01 Malattie e disturbi del sistema nervoso 436 493 929 10%

02 Malattie e disturbi dell'occhio 42 242 284 3%

03 Malattie e disturbi dell'orecchio, del naso e della gola 335 534 869 9%

04 Malattie e disturbi dell'apparato respiratorio 374 174 548 6%

05 Malattie e disturbi dell'apparato cardiocircolatorio 237 359 596 6%

06 Malattie e disturbi dell'apparato digerente 330 242 572 6%

07 Malattie e disturbi epatobiliari e del pancreas 116 115 231 3%

08 Malattie e disturbi dell'apparato muscoloscheletrico e connettivo 415 249 664 7%

09 Malattie e disturbi della pelle, del sottocutaneo e della mammella 78 66 144 2%

10 Malattie e disturbi endocrini, metabolici e nutrizionali 231 465 696 8%

11 Malattie e disturbi del rene e delle vie urinarie 228 227 455 5%

12 Malattie e disturbi dell'apparato riproduttivo maschile 64 89 153 2%

13 Malattie e disturbi dell'apparato riproduttivo femminile 8 12 20 0%

15 Malattie e disturbi del periodo neonatale 31 1 32 0%

16 Malattie e disturbi del sangue e degli organi ematopoietici  
e del sistema immunitario 143 567 710 8%

17 Malattie e disturbi mieloproliferativi e tumori poco differenziati 212 413 625 7%

18 Malattie infettive e parassitarie (sistematiche) 163 29 192 2%

19 Malattie e disturbi mentali 87 597 684 7%

21 Traumatismi, avvelenamenti ed effetti tossici dei farmaci 43 43 86 1%

22 Ustioni 2 0 2 0%

23 Fattori influenzanti lo stato di salute ed il ricorso ai servizi sanitari 167 442 609 7%

25 Infezioni da HIV 1 38 39 0%

pre Trapianti (Escluso Quello del Rene) e Tracheostomie 68 0 68 1%

Tabella 9. Distribuzione dei ricoveri dei pazienti stranieri per MDC e per regime di ricovero. Anno 2016 

Altri stranieri

Benefattori

Conto OPBG

Straniero SSN

Paganti in proprio

Figura 18. Distribuzione degenti stranieri per onere della degenza

2016
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Indicatori di Performance

2014 2015 2016 Diff.%

16 vs 14 16 vs 15

Indice di Case Mix 1,01 0,99 1,03 2% 4%

Tasso di occupazione 90% 91% 91% 1% 0%

Capacità di attrazione in Italia 26% 27% 27% 4% 0%

Capacità di attrazione in ambito Europeo 5% 5% 5% 0% 0%

% dimessi da reparti chirurgici con DRG 
medico 36% 36% 37% 3% 3%

% ricoveri ordinari sul totale dei ricoveri attri-
buiti a DRG ad alto rischio di appropriatezza 9,90% 9,60% 11,20% 13% 17%

Rapporto ricoveri Ordinari/Ricoveri DH 0,44 0,48 0,52 18% 8%

Mortalità a 30 giorni per ricoveri chirurgici 0,02% 0,02% 0,01% -50% -50%

Mortalità a 30 giorni per ricoveri medici 0,06% 0,05% 0,03% -50% -40%

% ricoveri ripetuti per la stessa patologia 6,0% 6,0% 1,2% -80% -80%

% ricoveri coerenti con l'area di riconosci-
mento (pazienti pediatrici) 91% 91% 93% 2% 2%

Cruscotto

Nella figura 19 viene riportato l’indice di rotazione per il 
periodo 2011-2016. 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 20 viene illustrato l’indice di turn over 
riferito ai ricoveri per acuti nel periodo 2011-2016. 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 ospeda-
lieri. Il target è rappresentato dal mantenimento di un 
indice di turn over inferiore a 3 giorni.

Nella figura 21, l’andamento della degenza media stan-
dardizzata, che si ottiene moltiplicando ciascuna dimis-
sione per il peso APR-DRG specifico e che rappresenta 
una stima della severità del caso trattato. La degenza me-
dia standardizzata da una misura dell’efficienza nella ge-
stione dei pazienti: un valore decrescente sta a significare 
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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 occupa-
zione dell’Ospedale, che passa dall’81% del 2010 al 91% 
del 2016.

Nella figura 22 si riporta il dato relativo alla variazione 
della complessità della casistica trattata in OPBG negli 
anni 2010-2016. L’analisi è stata effettuata utilizzando il 
sistema di classificazione APR-DRG, che prevede un’arti-
colazione delle dimissioni in sottoclassi che differenziano 
i pazienti in relazione alla severità della malattia. La Seve-
rità della malattia (SM) misura l’entità dello scompenso 

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 consu-
mate. Per esprimere un valore di sintesi, vengono conside-
rate la diagnosi principale, l’età, le procedure non di sala 
operatoria e combinazioni di diagnosi clinicamente omo-
genee. 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 
assumere per la sua determinazione. Da quanto riportato 
si evidenzia una diminuzione nella casistica di severità mi-
nore, ridottasi dal 2009 al 2016 del 12%, ed un aumento 
di oltre il 75% della casistica con severità estrema.

Figura 19. Andamento indice di rotazione ricoveri ordinari in acuzie. Anni 2011-2016

2011	 2012	 2013	  2014	  2015	  2016

Figura 20. Andamento indice di turn over ricoveri ordinari in acuzie. Anni 2011-2016

2011	 2012	 2013	  2014	  2015	  2016
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Figura 21. Andamento della degenza media standardizzata e del tasso di occupazione. Anni 2010-2016

DM Ricoveri medici DM Totale Tasso di occupazioneDM Ricoveri chirurgici

Figura 22. Andamento severità dei ricoveri ordinari in acuzie OPBG. Anni 2009-2016

Minore           Moderato	       Maggiore	    Estremo
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Programma di miglioramento continuo 
qualità dell’assistenza in OPBG

Nell’ambito delle attività svolte da OPBG per risponde-
re agli standard Joint Commission International, il Pro-
gramma annuale qualità, redatto in collaborazione con 
Direttori di Dipartimento, Coordinatori Infermieristici e 
Tecnici di Dipartimento, approvato dal Presidente e dal 
Consiglio di Amministrazione (CdA), rappresenta il do-
cumento in cui vengono riportate le priorità, gli indicato-
ri e gli obiettivi da raggiungere a livello dei Dipartimenti 
e delle Unità Operative per assicurare il miglioramento 
continuo della qualità dell’assistenza. In generale, gli 
obiettivi che si pone il Programma sono: la promozione 
della centralità del paziente e della famiglia, il consolida-
mento della cultura della qualità e della sicurezza, il mi-
glioramento continuo basato sulle evidenze scientifiche 
disponibili, e la garanzia dell’integrazione e del coordina-
mento tra servizi e competenze professionali.

L’identificazione delle priorità nei processi da misurare e 
nelle attività di miglioramento da implementare avviene 
nel modo seguente:

•	 Analisi dei risultati ottenuti nel corso dell’anno prece-
dente in modo da evidenziare quali siano gli obiettivi 
già definiti non ancora del tutto raggiunti. 

•	 Individuazione di nuove aree per le quali prevedere 
ulteriori indagini

•	 Progettazione dei cambiamenti: attività o processi di 
recente avvio

•	 Valutazione di eventi che hanno subito modifiche non 
desiderabili nel corso dell’anno precedente

•	 Nuovi standard Joint Commission International. 

Le aree prioritarie per l’Ospedale sono individuate utilizzan-
do i criteri di applicabilità ad una popolazione di pazienti 
significativa per l’Ospedale, rilevanza per la popolazione di 
pazienti identificata, sostegno delle evidenze scientifiche, 
implementazione e misurazione per valutare l’uso coerente e 
l’efficacia, aggiornamento periodico in base ai cambiamenti 
nelle evidenze e in base alla valutazione di processi ed esiti. 

Le cinque aree prioritarie per l’intero Ospedale sono:

1.	 Sicurezza della sedazione per procedure diagnostiche 
o terapeutiche (sedazione procedurale)

2.	 Monitoraggio del paziente nella fase di risveglio post 
anestesia

3.	 Tracciabilità e sicurezza della chirurgia con impianti 
di dispositivi medici

4.	 Prevenzione e gestione dei comportamenti suicidari

5.	 Controllo dei microrganismi multiresistenti. 

Gli indicatori che vengono raccolti, validati, analizzati e 
diffusi derivano da fonti routinarie di dati (quali le sche-
de di dimissione ospedaliera, la documentazione sanitaria 
informatizzata, il sistema informatizzato di incident re-
porting) o da indagini ad hoc (quali le indagini annuali 
di prevalenza delle infezioni ospedaliere e dell’uso di anti-
biotici, il monitoraggio dell’adesione all’igiene delle mani, 
l’analisi delle cartelle cliniche aperte e chiuse).

La diffusione delle informazioni sugli indicatori relativi 
alle aeree oggetto del Programma annuale è garantita nel 
modo che segue:

•	 Report mensili per i Dipartimenti con i trend dei pro-
pri indicatori, di cui alcuni comuni a tutti i Diparti-
menti e altri specifici per Dipartimento. 

•	 Report trimestrale disponibile nella intranet dell’O-
spedale, illustrato al personale in riunioni periodiche 
(ad es. Conferenze di morbilità e mortalità, Riunioni 
mensili Infermieri e Tecnici coordinatori) e presentato 
al Consiglio di Amministrazione. 

Nel 2016 sono stati redatti o revisionati cinque protocol-
li, che interessano un ampio volume di pazienti afferenti 
all’OPBG, di cui sono monitorati gli indicatori. Gli indi-
catori vengono analizzati e diffusi mensilmente alle Unità 
Operative e Dipartimenti che seguono i pazienti con le 
condizioni considerate da ognuno di questi protocolli, 
come specificato nell’elenco che segue.

I protocolli come previsto dagli standard Joint Commis-
sion International riguardano le cinque aree prioritarie 
identificate per il 2016 e due ulteriori ambiti di interesse 
trasversale per l’Ospedale.

1.	 Protocollo Prevenzione e gestione di comportamenti 
suicidari

2.	 Protocollo Azioni da intraprendere in caso di isola-
mento di germi sentinella

3.	 Protocollo Sedazione procedurale in pediatria
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4.	 Protocollo presidi impiantabili

5.	 Protocollo Monitoraggio pazienti durante il risveglio 
post anestesia

6.	 Protocollo Bronchiolite

7.	 Protocollo Gestione del dolore 

Per l’anno sono stati raccolti, analizzati e disseminati 
mensilmente a livello di Dipartimento ed Unità Operati-
va alcuni indicatori, per ognuno dei quali i risultati sono 
condivisi mensilmente con i responsabili di Dipartimen-
to/Unità Operative, per delineare eventuali interventi 
migliorativi nel caso di andamento non desiderabile del 
fenomeno osservato. 

Accreditamento Istituzionale  
e Certificazioni Qualità

Nel 2016 l’OPBG ha ottenuto la ricertificazione (pri-
mo IRCCS in Italia) del Sistema Qualità ISO da parte 
dell’Ente internazionale DNV secondo la nuova norma 
UNI EN ISO 9001:2015. In particolare sono stati ricer-
tificati i seguenti elementi Organizzativi: Direzione Scien-
tifica, Laboratori di Ricerca, Funzione Ingegneria Clinica, 
Servizio di Immunematologia e Medicina Trasfusionale, 
Dipartimento dei Laboratori e Diagnostica Immunolo-
gica, UOC Farmacia e Funzione Eventi Formativi ECM 
(Provider OPBG) e per la prima volta il Centro Trials.

Il percorso di certificazione/ricertificazione ISO intrapre-
so dalla Direzione Sanitaria e condiviso con le altre Dire-
zioni OPBG, è stato caratterizzato dai seguenti elementi 
“cardine”:

•	 adeguamento costante alle norme ISO di riferimento;

•	 integrazione con l’accreditamento JCI;

•	 impostazione del Sistema Qualità ISO, finalizzato e 
centrato sul paziente, attraverso l’interazione con gli 
ambiti sanitari dell’OPBG;

•	 miglioramento delle interfacce tra i diversi Servizi 
coinvolti e non.

Nel 2016 l’OPBG ha ottenuto l’accreditamento JACIE 
di tutto il percorso delle cellule staminali - International 
Standards for Cellular Therapy (edizion 5) della Collection 
Facility, Clinical Facility e Apheresis. Tale accreditamento 
è stato effettuato unitamente dall’Ente Internazionale del 
Board JACIE e dal Centro Nazionale trapianti italiano. 
Nel corso del 2016 il Centro Regionale Sangue ha effet-
tuato le verifiche di riaccreditamento istituzionale (in ot-
temperanza ai DCA U00101/2015, DCA U00155/2015 
e DCA U00388 del 2016) dei Punti di Raccolta Sangue 
Temporanei afferenti al Servizio di Immunoematologia e 
Medicina trasfusionale OPBG che, dopo attestazione di 
esito positivo, si sono concluse con il riaccreditamento 
degli stessi. 

Il 2016 ha segnato una nuova importante tappa del per-
corso di eccellenza dell’OPBG, con l’avvio dell’accredita-
mento istituzionale delle sedi di Palidoro e S. Marinella. 

L’obiettivo prioritario dei sistemi di accreditamento isti-
tuzionale è costruire un sistema sanitario che fornisca un 
livello di prestazioni qualitativamente elevato e che sia in 
grado di orientare lo svolgimento delle attività al soddisfa-
cimento dei bisogni dei cittadini. 

In ognuna delle due sedi, i team di valutatori delle ASL 
hanno effettuato una serie di visite mirate a verificare la 
rispondenza dell’OPBG ai requisiti strutturali, tecno-
logici ed organizzativi definiti dalla Regione Lazio, sia 
di carattere generale per tutte le strutture sanitarie, che 
specifici per le diverse aree assistenziali. Le visite hanno 
considerato la verifica di documenti quali le procedure e 
i protocolli clinici implementati in OPBG, i volumi di 
attività, la dotazione e le qualifiche del personale, le infra-
strutture, le dotazioni di presidi elettromedicali, i percorsi 
di sanificazione e smaltimento rifiuti e gli aspetti di sicu-
rezza alimentare collegati alla ristorazione per i pazienti, i 
familiari e il personale. 

Tutti i risultati sono stati condivisi in un clima costruttivo 
centrato sulla qualità e sicurezza delle cure, in un’ottica di 
miglioramento continuo dell’assistenza. In accordo con 
quanto indicato dall’OMS, infatti, l’accreditamento delle 
strutture ospedaliere mira a promuovere un processo di 
miglioramento continuo della qualità delle prestazioni, 
dell’efficienza dell’organizzazione, dell’uso delle risorse 
e della formazione, in modo tale che ogni cittadino, in 
relazione ai propri bisogni sanitari, possa ricevere gli atti 
diagnostici e terapeutici, che garantiscano i migliori ri-
sultati in termini di salute, in rapporto allo stato attuale 
delle conoscenze scientifiche, al minor costo possibile e 
ai minori rischi iatrogeni, per conseguire la soddisfazione 
dei bisogni rispetto agli interventi ricevuti e agli esiti con-
seguiti. L’accreditamento istituzionale pertanto si affianca 
ai percorsi di accreditamento volontario, come l’accredi-
tamento Joint Commission International e la certificazio-
ne ISO, con l’obiettivo di fornire cure efficaci, sicure e 
centrate sul paziente.

La nuova organizzazione Dipartimentale

Dal 1 gennaio 2016 l’IRCCS Ospedale Pediatrico Bam-
bino Gesù (OPBG) ha avviato una nuova organizzazione 
interna, che ha previsto la riduzione da 11 a 10 dei Dipar-
timenti. L’organizzazione degli ospedali in Dipartimenti 
è il modello di riferimento previsto dal Servizio Sanitario 
Nazionale, con lo scopo di garantire attività diagnostiche 
e assistenziali basate sull’evidenza e di ottimizzare il go-
verno clinico, nelle sue principali componenti, quali l’in-
tegrazione multidisciplinare, la misurazione degli esiti, la 
gestione del rischio clinico, il coinvolgimento dei pazien-
ti e delle famiglie e la razionalizzazione delle risorse. Per 
questo, le modalità con cui vengono individuati i diversi 
Dipartimenti ospedalieri è un aspetto essenziale per pro-
muovere qualità e sicurezza delle cure. 

L’OPBG svolge un ruolo centrale nel panorama della pe-
diatria nazionale, coprendo un fabbisogno di assistenza 
di alta specialità quali i trapianti e la cura di malattie cro-
niche complesse. In particolare, l’attività trapiantologica 
è uno dei punti di forza dell’Ospedale Bambino Gesù, 
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unico centro pediatrico europeo dove si effettuano tutti i 
tipi di trapianti di cellule, tessuti e organi solidi, cioè rene 
e fegato (anche da donatore vivente), cuore, polmone e 
cuore-polmone. 

In qualità di IRCCS, l’OPBG ha inoltre una forte voca-
zione alla ricerca e alla formazione. L’organizzazione Di-
partimentale deve pertanto favorire la massima integra-
zione tra le attività di cura, ricerca traslazionale e trasfe-
rimento delle conoscenze al personale sanitario, tenendo 
sempre conto dei criteri di qualità previsti dai due sistemi 
di valutazione esterna dell’Ospedale, cioè l’accreditamen-
to di Joint Commission International (JCI), centrato sul 
paziente e rivolto prevalentemente alle aree assistenziali, e 
la certificazione UNI EN ISO, rivolta soprattutto alle aree 
amministrative e gestionali. 

In quest’ottica l’OPBG ha previsto la riorganizzazione dei 
Dipartimenti secondo una logica di complementarietà e 
affinità fra Unità Operative, in modo da migliorare ulte-
riormente l’integrazione ed il coordinamento delle attività 
assistenziali, di ricerca e formazione. La principale finalità 
della riorganizzazione è stata quella di prevedere Diparti-
menti al cui interno gli operatori siano in grado di gestire 
l’intero percorso di cura del paziente; perseguire l’appro-
priatezza clinica ed organizzativa; promuovere l’assistenza 
multidisciplinare e specifica per patologia; perseguire per-
corsi dedicati per tutte le patologie complesse mediante la 
definizione di percorsi clinico assistenziali. 

La riorganizzazione si inserisce nella strategia che l’Ospe-
dale intende perseguire per il prossimo triennio in ambito 
clinico-assistenziale, indirizzata, alla promozione della sa-
lute globale del bambino e della sua famiglia; che si espli-
cita: nella promozione di un’assistenza multidisciplinare, 
specifica per patologia, centrata sul paziente e la famiglia; 
al consolidamento dell’attività di elevata complessità; alla 
promozione della ricerca traslazionale, in vari ambiti fra 
cui quello dello sviluppo, produzione e rilascio di farmaci 
biotecnologici per progetti di terapia avanzata (cellulare, 
genica e tissutale); alla promozione delle pratiche sicure e 
allo sviluppo di strumenti per la misurazione ed il miglio-
ramento degli esiti.

I 10 Dipartimenti istituiti includono quindi 8 Diparti-
menti clinici di assistenza diretta e due Dipartimenti di 
servizi diagnostici (Dipartimenti Immagini e Laborato-
rio). Gli 8 Dipartimenti di assistenza diretta riguardano 
l’ambito dell’emergenza e assistenza intensiva (Diparti-
mento Emergenza Anestesia e Rianimazione, che, oltre 
all’anestesia e rianimazione garantisce la riposta alle ri-
chieste di assistenza urgente da parte delle famiglie che 
si rivolgono al Pronto Soccorso), la pediatria clinica (Di-
partimenti Pediatrico Universitario Ospedaliero e Dipar-
timento Pediatrie Specialistiche), la chirurgia pediatrica 
(Dipartimento Chirurgico), la neonatologia (Diparti-
mento Neonatologia Medica e Chirurgica), l’oncologia 
e l’ematologia (Dipartimento Onco-ematologia e Medi-
cina Trasfusionale), la cardiologia (Dipartimento Medico 
Chirurgico di Cardiologia Pediatrica) e le neuroscienze 
(Dipartimento Neuroscienze e Neuroriabilitazione).
La sempre maggiore collaborazione tra professionisti sia 

all’interno dei Dipartimenti che tra Dipartimenti diversi 
contribuirà a rendere l’assistenza sempre più a misura di 
bambino, fornendo cure basate su evidenze e monitoran-
done gli esiti. 

Appropriatezza Clinica e Organizzativa

L’Ospedale nel 2016 è stato fortemente impegnato nel 
promuovere, con le competenti autorità istituzionali, il 
superamento delle più importanti criticità rilevate nei si-
stemi di classificazione e di finanziamento, che penalizza-
no le strutture pediatriche sul territorio nazionale.I pro-
blemi connessi all’impiego del sistema di classificazione 
DRG per la casistica ospedaliera pediatrica e neonatale 
sono noti a livello istituzionale, specificamente nel defi-
nire una adeguata valorizzazione del consumo di risorse 
relativamente alla casistica a più alta complessità, già nel 
1995, anno in cui le Linee Guida del Ministero della sa-
nità n. 1/95, aventi per oggetto l’Applicazione del DM 14 
dicembre 1994 relativo alle “Tariffe delle prestazioni di 
assistenza ospedaliera”, si concludevano con l’indicazione 
a procedere ad un “progressivo aggiornamento del sistema 
tariffario”. 

In particolare, inoltre, le Linee guida prescrivevano che: 
“problemi particolari quali quelli posti, ad esempio, dalle 
caratteristiche proprie dell’assistenza pediatrica e di quella 
psichiatrica o dalle prestazioni che comprendono l’impie-
go di protesi, richiederanno ulteriori approfondimenti”. 
Nel corso dell’anno, l’OPBG ha elaborato un documento 
con la collaborazione degli esperti clinici, al fine di contri-
buire alla ridefinizione del sistema di classificazione DRG 
e relativa remunerazione in ambito pediatrico. Il docu-
mento è stato condiviso con l’Associazione degli Ospedali 
Pediatrici Italiani e trasmesso alle autorità regionali e na-
zionali (figura 23).

Nel 2016, l’OPBG si è inoltre proposto per la ridefinizio-
ne delle regole di appropriatezza dei ricoveri riabilitativi 
per i pazienti pediatrici con disabilità dello sviluppo. Il 
processo di sviluppo tipico dell’età pediatrica, infatti, co-
stituisce di per sé una condizione complessa e dinamica 
che complica il quadro clinico dei pazienti con patologie 
genetiche, metaboliche e/o coinvolgenti il sistema nervo-
so, dando origine ad una Disabilità dello Sviluppo che in-
clude al proprio interno un’estrema variabilità di tipologia 
clinica, di prognosi e comorbidità. 

Le sequele che configurano questa condizione patologi-
ca necessitano di continue rivalutazioni e reimpostazioni 
del progetto riabilitativo. Con la diretta collaborazione 
dell’OPBG, le autorità regionali hanno approntato un 
protocollo che definisce gli specifici requisiti di accesso alle 
strutture di ricovero riabilitativo intensivo di pazienti in 
età pediatrica e di fatto sana le incongruenze ad ora presen-
ti nel sistema di controllo dell’appropriatezza dei ricoveri 
riabilitativi pediatrici (figura 24).
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Sicurezza

I progetti Buone pratiche e il Quality Day

I requisiti Joint Commission International (JCI) deline-
ano una guida sulle azioni da intraprendere per la qualità 
dell’assistenza, ma la vera sfida è supportare a tutti gli ope-
ratori sanitari la consapevolezza del cambiamento cultura-
le ed etico insito in un’esperienza professionale che pone 
al centro degli interessi il paziente con le sue specifiche 
istanze (figura 25).

Per rendere gli operatori sanitari protagonisti del migliora-

mento continuo della qualità dell’assistenza, e per svilup-
pare la consapevolezza che le azioni di ciascuno possono 
avere un impatto positivo sull’esperienza assistenziale di 
pazienti e familiari, l’OPBG organizza il “Quality Day”, 
evento ormai divenuto appuntamento tradizionale nell’O-
spedale, che ha lo scopo di valorizzare i progetti di Buone 
pratiche cliniche elaborati e attuati dai Dipartimenti. 

Si tratta di percorsi assistenziali virtuosi intrapresi per 
promuovere attività di miglioramento della qualità e della 
sicurezza delle cure da parte degli operatori sanitari che si 
trovano a gestire “in prima linea”, il complesso e delicato 
rapporto con i bambini e ragazzi e con le loro famiglie. 

Figura 23. Abbattimenti per inappropriatezza. Metodo APPRO3. Anni 2012-2016

Figura 24. Abbattimenti APA. Anni 2010-2016

Abbattuti

% ricoveri abbattuti/totale ricoveri chirurgici

Pot inappr/ric totali

APA/prest ambulatoriali
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L’evento, organizzato per la prima volta nel 2010, è giun-
to nel 2016 alla sua settima edizione. 

Ogni anno, i progetti vengono valutati “tra pari”, in base 
a quattro ambiti, cioè l’innovazione, l’adesione agli stan-
dard JCI e la coerenza con il Piano annuale di qualità 
dell’Ospedale, i risultati raggiunti (variazione dei risultati 

pre e post-intervento) e la trasferibilità ad altri Diparti-
menti. Dal 2010 al 2016 sono stati attuati complessi-
vamente oltre 250 progetti, che hanno portato in molti 
casi a cambiamenti dei percorsi assistenziali che fanno ora 
parte della prassi clinica ospedaliera, come l’accoglienza 
dei genitori nei comparti operatori o le modalità per il 
passaggio di consegne tra il personale sanitario. 

2016

2015

2014

2013

2012

2011

2010

Figura 25. Progetti presentati al Quality Day. Anni 2010-2016
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Figura 26. Prevalenza delle infezioni correlate all’assistenza in OPBG 2007-2016

Tutte le sedi

La sorveglianza delle infezioni

In tutto il mondo, le infezioni sono la complicanza più fre-
quente e grave dell’assistenza sanitaria, e riguardanoil 3-10% 
dei pazienti ricoverati in ospedale. Nell’Unione Europea, si 
stima che ogni anno circa 4.100.000 di pazienti contrag-
gano un’infezione associata all’assistenza, e queste infezio-
ni siano la causa diretta di almeno 37.000 decessi (Fonte: 
European Centre for Disease Prevention and Control). Il 
rischio di acquisire un’infezione ospedaliera dipende dalle 
caratteristiche dei pazienti (ad esempio è più alto nei neo-
nati, soprattutto se nati pretermine, perché il loro sistema 
immunitario non è ancora sufficientemente maturo, e nelle 

persone che hanno una risposta immune inadeguata a causa 
di malattie o farmaci), e dal tipo di trattamenti ricevuti. Gli 
enormi progressi compiti dalla medicina, infatti, consento-
no di curare sempre meglio patologie sempre più complesse. 

Questi successi sono possibili grazie all’uso di farmaci e 
presidi, come i ventilatori o i cateteri che si posizionano in 
una vena di grosso calibro per somministrare farmaci quali 
i chemioterapici (cateteri venosi centrali-CVC), che posso-
no facilitare l’ingresso nell’organismo di germi che vivono 
abitualmente nel nostro corpo e che, sebbene non perico-
losi in individui sani, nelle persone malate possono causare 
infezioni gravi (figura 26).

L’OPBG ha attuato numerose azioni per la prevenzione 
delle infezioni ospedaliere, che includono la conduzione 
di indagini annuali di prevalenza, la diffusione dei risul-
tati ottenuti in intranet e durante incontri con il perso-
nale, la discussione delle azioni da intraprendere con il 
Comitato per il Controllo delle Infezioni Ospedaliere; il 
miglioramento delle misure di isolamento dei pazienti e la 
verifica attiva della loro adozione nelle Unità Operative di 
degenza; l’implementazione della strategia multimodale 
dell’OMS “Le cure pulite sono cure più sicure”, per mi-
gliorare l’igiene delle mani, che ha previsto la diffusione 
di brochure informative, l’affissione di poster e la dispo-
nibilità di gel alcolico; l’osservazione diretta dell’adesione 
degli operatori all’igiene delle mani e la diffusione dei ri-
sultati; la condivisone di protocolli per il posizionamento 
e la gestione dei CVC, la sorveglianza attiva di incidenza 
delle batteriemie CVC associate e l’osservazione diretta 
della gestione dei CVC. 

Grazie alla diffusione intraospedaliera di queste pratiche, 
la frequenza delle infezioni ospedaliere è drasticamente di-
minuita, passando da una prevalenza del 7,6% nel 2007, 
all’1,8% nel 2016. Il valore osservato è inferiore rispetto 

ai dati nazionali e a dati di benchmark internazionali spe-
cifici per gli ospedali pediatrici, che riportano una stima 
media del 5% (English National Point Prevalence Survey 
on Healthcare-associated Infections and Antimicrobial 
Use, 2011). Nel 2016, l’OPBG ha inoltre proseguito le 
azioni per promuovere l’uso appropriato di antibiotici e 
contrastare la diffusione di microrganismi multi resistenti 
che rappresentano un’emergenza sanitaria a livello globale. 

È infatti ben documentato come la prescrizione di anti-
biotici in condizioni in cui non sono necessari, l’uso di 
farmaci di seconda o terza scelta o la somministrazione 
per tempi non adeguati costituisca il principale fattore di 
rischio per l’emergenza di microrganismi multiresisten-
ti. Grazie alla condivisione e diffusione delle raccoman-
dazioni sul buon uso degli antibiotici, l’appropriatezza 
prescrittiva della profilassi antibiotica utilizzata per con-
dizioni mediche o prima di interventi chirurgici è signi-
ficativamente migliorata. Dal 2009 al 2016, infatti, la 
proporzione di pazienti cui sono stati prescritti antibiotici 
non raccomandati (cefalosporine di III o IV generazio-
ne), è diminuita dal 51% all’8% per la profilassi medica, e 
dall’11% al 2% per la profilassi medica (figura 27).



31

ATTIVITÀ SANITARIA E SCIENTIFICA 2016

Figura 27. Proporzione di pazienti in profilassi con cefalosporine di III-IV generazione, 2009-2016

Profilassi chirurgica Profilassi medica

Indicatori di esito clinico 

L’assistenza ospedaliera di alta specializzazione implica 
processi complessi, costi significativi e rischi sostanziali 
per i pazienti; l’adozione di percorsi continui di miglio-
ramento della qualità e della sicurezza delle cure è quindi 
prioritaria per le istituzioni sanitarie. L’utilizzo di metodi 
accurati per misurare i risultati clinici è un requisito indi-
spensabile per attuare i percorsi di miglioramento. A livel-
lo internazionale e nazionale sono documentate numerose 
esperienze che riguardano gli adulti; per l’ambito pediatri-
co, tuttavia, vi sono esperienze più limitate sui metodi che 
consentono di documentare gli esiti delle cure. 

La pediatria pone infatti delle sfide particolari circa le va-
lutazioni di esito, che includono i minori volumi di attivi-
tà e la minor frequenza di complicanze rispetto agli adulti, 
e la presenza di comorbidità che, sebbene meno frequenti 
rispetto agli adulti, sono spesso più complesse e difficili 
da categorizzare. In Italia, il Programma Nazionale Esiti 
(PNE) ha considerato fino al 2015 indicatori di qualità 
delle cure ospedaliere relativi a patologie che riguardano 
principalmente gli adulti, come l’infarto acuto del mio-
cardio o gli interventi per protesi di anca. 

Nel 2016, l’OPBG ha collaborato con l’Agenas per la de-
finizione degli indicatori pediatrici da includere nel PNE 
e per la definizione dei relativi modelli di aggiustamento 
del rischio. Gli indicatori pediatrici del PNE riferiti alla 
fascia di età 0-18 anni sono:

•	 Interventi cardiochirurgici in età pediatrica: volume 
di ricoveri

•	 Interventi di cardiochirurgia pediatrica per difetti 
congeniti del cuore: volume di ricoveri

•	 Tonsillectomia: volume di ricoveri in età pediatrica

•	 Tonsillectomia con adenoidectomia: volume di rico-
veri in età pediatrica

•	 Adenoidectomia senza tonsillectomia: volume di rico-
veri in età pediatrica

•	 Appendicectomia laparoscopica: volume di ricoveri in 
età pediatrica e riammissioni a 30 giorni

•	 Appendicectomia laparotomica: volume di ricoveri in 
età pediatrica e riammissioni a 30 giorni

Questi indicatori sono stati calcolati da Agenas per la pri-
ma volta sui dati di attività ospedalieri del 2015 e sono 
stati pubblicati nell’edizione 2016 del PNE. Gli indicatori 
clinici pediatrici previsti nel PNE includono tra gli altri gli 
interventi di cardiochirurgia pediatrica per difetti congeni-
ti del cuore, per cui l’OPBG è il primo centro in Italia, con 
139 ricoveri effettuati nel 2015 (16% del totale nazionale) 
(figura 28). Altri indicatori considerati riguardano la chi-
rurgia di urgenza, tra cui la percentuale di ritorni in ospe-
dale entro 30 giorni da un intervento di appendicectomia, 
con risultati perfettamente coerenti con la media nazionale 
e con i riferimenti internazionali (figura 29).

Negli anni 2014-2016 è stato svolto in OPBG un pro-
getto di ricerca corrente dedicato agli indicatori per la 
chirurgia pediatrica, basato sull’analisi dei dati desumibili 
da fonti informative routinarie presenti in ospedale e sul 
follow up attivo di un campione di pazienti. L’analisi dei 
dati desumibili da fonti routinarie, quali i referti opera-
tori informatizzati e le schede di dimissione ospedaliera, 
ha evidenziato che queste basi di dati possono essere util-
mente utilizzate per valutare indicatori di processo e di 
esito in chirurgia pediatrica. 
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Figura 28. Volume dei ricoveri per interventi di cardiochirurgia pediatrica per difetti congeniti del cuore in Italia e in OPBG. 2008-2015 
Fonte: Piano Nazionale Esiti

Italia OPBG

I risultati basati sulla sorveglianza attiva di un campione 
di procedure chirurgiche hanno mostrato che in OPBG 
l’incidenza delle infezioni del sito chirurgico è inferiore a 
quanto riportato in letteratura per la chirurgia pediatrica. 

I dati raccolti nel 2016 hanno inoltre orientato le poli-
tiche di sorveglianza attiva dei portatori di germi mul-
tiresistenti (Stafilococchi aurei resistenti alla meticillina, 
MRSA; enterobatteri resistenti ai carbapenemi, CRE) e 
l’individuazione di indicatori per cui sono disponibili dati 

di benchmarking esterni (ad es. appendicectomia e tonsil-
lectomia). L’OPBG partecipa inoltre a numerosi network 
nazionali ed internazionali che raccolgono indicatori sugli 
esiti clinici delle cure pediatriche, i cui risultati contribu-
iscono al miglioramento delle cure. Tra questi, vi sono i 
Network Europei di riferimento per le malattie rare (Eu-
ropean Reference Networks, ERN), approvati dalla Com-
missione Europea e alla cui selezione hanno partecipato 
26 Nazioni (25 Stati Membri dell’Unione Europea più 
la Norvegia).

Figura 29. Percentuale di riammissioni a 30 giorni dopo interventi di appendicectomia laparoscopica in età pediatrica in Italia e in OPBG. 2015 
Fonte: Piano Nazionale Esiti

OPBG

Italia
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Attività Medico Legale

Valutazione casi di abuso

L’Ospedale Pediatrico Bambino Gesù, in continuità con 
gli anni precedenti e nel consolidato “percorso clinico per 
la tutela dell’infanzia e dell’età evolutiva”, ha esaminato 
tutta la casistica di sospetti abusi ai pazienti pediatrici 
nell’ambito di un “Comitato Abusi” composto da medici 
e infermieri afferenti a diverse branche specialistiche, me-
diante un approccio multidisciplinare integrato. 

La finalità del Comitato era quella di raccogliere ed 
analizzare i casi segnalati, descriverne le caratteristiche 
dei pazienti, la tipologia di abuso sospettato/accerta-
to, l’aderenza alla procedura in termini di applicazione 
dello screening e del clinical pathway. I casi di sospetto 
abuso esaminati del dal DEA – Pediatria dell’Emergenza 
nel 2016 sono stati 61, sostanzialmente in linea rispet-
to all’anno precedente (64 casi) (figura 30). Il maggior 
numero di segnalazioni, come negli anni precedenti, ha 
riguardato i casi di incuria, principalmente di natura 
traumatica (figura 31).

Figura 30. Casi di sospetto abuso per fasce d’età. Anni 2015-2016 Figura 31. Distribuzione segnalazioni per tipo. Anno 2016

Incuria

Maltrattamento

Abuso sessuale
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Contenzioso medico-legale

La casistica medico-legale relativa all’anno 2016 è stata 
valutata con il contributo di un Comitato Contenziosi, 
dedicato alla discussione collegiale condivisa di richieste 
risarcitorie particolarmente complesse. Nel corso dell’an-
no 2016 sono stati istruiti 34 nuovi casi di contenzioso di 
cui 32 limitati al solo ambito risarcitorio, 2 riguardanti 
solo l’ambito penale. Dei 34 casi 3 riguardavano eventi 
verificatisi nello stesso 2016; la gran parte della casistica 
è stata generata da contestazioni relative ad eventi veri-
ficatisi negli anni antecedenti, con un trend abbastanza 
costante nel corso degli ultimi anni (fig 32-33). L’analisi 
della casistica 2016 ha previsto la suddivisione in 5 aree, 
come si evince della figura successiva: il maggior numero 
di casi hanno riguardato l’ambito chirurgico, in linea con 
il trend registrato negli ultimi anni (figura 34). Il numero 
più elevato di richieste ha riguardato pazienti di età com-

presa tra i 10 e i 18 anni (figura 35). La contestazione di 
errore pervenuta con maggior frequenza è stata relativa 
all’errore tecnico-chirurgico (38%), in accordo con quan-
to verificatosi negli anni precedenti, seguita dalla conte-
stazione di un errore terapeutico (26%) e di un errore 
diagnostico (18%) (figura 36).

Al termine della valutazione medico-legale il 56% dei casi 
è stato ritenuto del tutto privo di fondamento, nel 3% 
il danno contestato (a prescindere dalla valutazione sulla 
responsabilità) era circoscritto alla sola inabilità tempora-
nea (esito minore), nel 17% i danni lamentati rientravano 
nell’ambito delle c.d. lesioni “micropermanenti” (vale a 
dire con % di invalidità inferiore al ≤ 9%). In 3 casi (= 
9%) l’ipotesi di danno è stata collocata in un range di in-
validità permanente compreso tra il 10% e l’80%, mentre 
nei rimanenti 5 casi (15%) l’esito dell’evento oggetto di 
contestazione è stato ritenuto severo (figura 37).
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Figura 32. Distribuzione negli anni degli eventi che nell’anno 2016 hanno generato casi di “contenzioso”

Figura 33. Latenza delle richieste risarcitorie - Anni 2015-2016

2015 2016

Figura 34. Ambiti richieste di risarcimento. Anno 2016 confrontato con la casistica totale a partire dal 2003
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Figura 35. Età dei pazienti alla data dell’evento che motiva un nuovo caso di contenzioso. Anni 2015-2016

2015 2016
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Figura 36. Tipologia dell’errore contestato raffronto. Anni 2015-2016
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Revisione dei decessi 

Nell’anno 2016, in continuità con l’anno precedente, tutti i 
casi di decesso dell’Ospedale sono stati analizzati da un “Co-
mitato Revisione Decessi” con modalità condivisa e multi-
disciplinare. Di seguito le informazioni sintetiche relative a 
tutta la casistica che nell’anno 2016 è stata rappresentata da 

un totale di 94 decessi. Il totale dei decessi dell’anno 2016 è 
stato confrontato con la casistica dell’anno precedente (che 
aveva visto un totale di 116 casi) (figure 38-39). 

Oltre il 50% dei decessi è concentrato in pazienti di età 
inferiore ai 2 anni, in conformità con quanto osservato 
negli anni precedenti. 

Accoglienza

La storia di ogni bambino che viene preso in cura al Bam-
bino Gesù non è semplicemente la storia della sua malattia. 
Una presa in carico del paziente veramente efficace non può 
prescindere dall’attenzione a tutti quegli aspetti che posso-
no rendere meno traumatico il momento dell’ospedalizza-
zione, ricreando il più possibile spazi, tempi e ritmi della 
“vita normale”. Per queste ragioni i servizi di accoglienza 
dell’Ospedale sono pensati come una rete di servizi, spazi e 
attività a “misura di famiglia”. Una rete costituita da Case 
famiglia, posti letto negli alberghi, ludoteche, spazi per le 
mamme, volontari che seguono le persone in ogni difficoltà 
pratica, mediatori culturali e linguistici, assistenti sociali. 

Dare una casa a chi arriva da lontano 

Il primo problema nell’accoglienza per chi vive lontano 
da casa e viene a curarsi al Bambino Gesù, è ritrovare un 
ambiente familiare. Sebbene uno dei due genitori possa 
restare 24 ore al giorno accanto al bambino ricoverato, l’e-
sigenza di uno spazio fuori ospedale è di primo piano: per 
l’altro genitore o un parente in supporto, per tutto il nu-
cleo familiare che si trasferisce per intero a volte. Tramite 
case di accoglienza messe a disposizione da Istituzioni no 
profit e Onlus di reti alberghiere, l’Ospedale dispone oggi 
di circa 200 stanze per alloggiare famiglie a titolo gratui-
to. Per l’accesso viene effettuata una valutazione basata su 

criteri quali: la lontananza del luogo di residenza dall’o-
spedale, il reddito familiare, la patologia di base del bam-
bino, la durata della degenza, la composizione del nucleo 
familiare, in modo da garantire che al maggior bisogno 
corrisponda un maggior aiuto.

L’Accoglienza religiosa

Dal 1869, il primo nucleo di quello che sarà chiamato 
successivamente “Ospedale Bambino Gesù” sorto in una 
piccola strada quasi a ridosso del Tevere, nel quartiere ca-
pitolino di Regola, fu affidato alle Figlie della Carità di 
San Vincenzo de’ Paoli per accogliere bambini dai 4 ai 
12 anni. Ad oggi le Figlie della carità continuano a far 
vivere il loro Carisma servendo i bambini malati, le loro 
famiglie, e tutti coloro che vivono in Ospedale facendo 
conoscere Gesù attraverso la dedizione, l’onestà, l’amore 
e la tenerezza. Collaborano con il servizio sociale e con il 
Polo Didattico Pier Giorgio Frassati.

Nelle sedi di Roma Gianicolo e San Paolo, di Palidoro e di 
Santa Marinella l’assistenza religiosa è garantita dai padri 
cappellani, sempre disponibili al dialogo, all’ascolto e alla 
preghiera, che fanno visita tutti i giorni ai piccoli pazienti 
dell’ospedale e ai loro genitori. In ospedale sono presenti 
la Comunità di Suore Figlie della Carità di San Vincenzo 
de’ Paoli, la Comunità di Suore Francescane della Fami-
glia di Maria e la Comunità di Suore Adoratrici del Pre-

Figura 38. Decessi per età del paziente numeri assoluti. Anni 2015-16 Figura 39. Percentuali di decessi per età del paziente. Anni 2015-16

2015 2016 2015 2016
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ziosissimo Sangue, che oltre a svolgere nei reparti attività 
infermieristiche, collaborano alla Pastorale Ospedaliera e 
svolgono attività di accoglienza e vicinanza alle famiglie.

I luoghi per il gioco

Le ludoteche dell’ospedale hanno accolto circa 30.000 
bambini e adolescenti tra i ricoverati nei diversi reparti, 
assistiti in day-hospital e in ambulatorio, e i loro fratelli 
e sorelle. È ormai accertato come la cura psicosociale del 
bambino e della sua famiglia non sia un aspetto accessorio 
nella terapia del bambino ospedalizzato, bensì un elemen-
to fondamentale del processo di cura. La creatività e il gio-
co sono mezzi attraverso i quali è possibile strutturare un 
rapporto con il mondo esterno, esprimere e comunicare 
sentimenti, controllare situazioni, rovesciare i ruoli, espri-
mere l’aggressività, rimettere in scena in maniera attiva ciò 
che si è dovuto sperimentare passivamente. Nel corso del 
processo di cura in ospedale, aiutare i bambini a canalizza-
re fantasie, paure ed esigenze del bambino, significa soste-
nere tutto il nucleo familiare e gli stessi operatori sanitari. 

Castello dei giochi, sede Gianicolo

La scuola in Ospedale

Soprattutto per chi passa lunghi periodi in ospedale o vi 
torna frequentemente, la continuità del percorso scola-
stico deve essere garantita. Presso l’Ospedale Pediatrico 
Bambino Gesù vengono effettuate lezioni di scuola pri-
maria e secondaria di ogni ordine e grado. Nel 2016 gli 
alunni seguiti dalla scuola elementare, media e superiore 
sono stati oltre 3.300: l’Ospedale Pediatrico Bambino 
Gesù può essere considerato alla stregua di un vero Isti-
tuto scolastico, ove è possibile effettuare regolari esami di 
fine anno per bambini ricoverati.

La scuola in Ospedale

Il volontariato al Bambino Gesù

I volontari sono presenti tutti i giorni in Ospedale e costi-
tuiscono un insostituibile tramite tra paziente, familiari e 
operatori sanitari. Offrono la loro assistenza con rispetto, 
disponibilità, ma anche con professionalità, avendo acqui-
sito una formazione mirata. Nel 2016 è stato attivato un 
percorso formativo specifico. I compiti che i volontari svol-
gono sono vari: sono presenti in tutti i Reparti, si dedicano 
all’assistenza dei bambini e nei momenti di attività ludica. 
Assistono le famiglie, con una attenzione particolare alle 
mamme che affiancano nell’assistenza ai piccoli, le aiuta-
no nel percorso del ricovero, le sostituiscono per consenti-
re loro un po’ di riposo, le coinvolgono in attività manuali 
e di laboratorio al fine di distrarle dalla realtà quotidiana, 
mostrano loro come muoversi agevolmente nell’Ospeda-
le, sono presenti accanto ai genitori dei bambini operati 
in attesa della fine dell’intervento.

Corso Volontari 2016

Nel corso del 2016, al fine di fornire i comportamenti 
dei volontari che afferiscono alle diverse associazioni che 
operano in Ospedale, è stato emesso il “Decalogo del vo-
lontario in OPBG”, che riporta dieci semplici regole con-
divise con i volontari nell’ambito del corso di formazione 
a loro dedicato svoltosi nel corso del 2016:

1.	 Il dono. La missione del Volontario è quella di essere 
“Dono” agendo con spirito di servizio per costruire 
una relazione con il prossimo.

2.	 La sicurezza. È dovere del Volontario conoscere e ri-
spettare gli standard di sicurezza e le misure di pre-
venzione.

3.	 Il benessere. È responsabilità del Volontario, verso se 
stesso e i pazienti, offrire il proprio contributo in con-
dizione di benessere.

4.	 Le emozioni. Il Volontario deve riconoscere con em-
patia e consapevolezza le emozioni proprie e dell’altro

5.	 Le età. Il Volontario deve relazionarsi ai bambini o ai 
ragazzi con gli strumenti adatti in base all’età e alla 
condizione.

6.	 La comunicazione. È dovere del Volontario comuni-
care responsabilmente con tutti i soggetti coinvolti nel 
processo assistenziale senza esclusione o pregiudizi.

7.	 L’ascolto. Il Volontario deve saper ascoltare con umil-
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tà e rispetto dell’altro, consapevole della situazione di 
difficoltà, anche con il sorriso.

8.	 La cura. Il Volontario è colui che supporta attivamen-
te - con responsabilità e per quanto di competenza 
- gli operatori sanitari nella cura del paziente della sua 
famiglia.

9.	 La realtà sociale. Il Volontario deve tenere conto della 
realtà sociale e degli aspetti multiculturali del contesto 
in cui agisce.

10.	Le competenze. Il Volontario ha il dovere di aggiorna-
re continuamente le proprie competenze per garantire 
un servizio quanto più efficace.

Il confronto costante con i genitori e i pazienti

Le Associazioni dei genitori sono una risorsa preziosa sia 
per la loro conoscenza diretta delle necessità e delle pro-
blematiche assistenziali e psicologiche dei pazienti, sia per 
la possibilità particolare di trovare collegamenti empatici 
e fiduciari con gli utenti. Le Associazioni attive all’interno 
dell’Ospedale hanno una postazione loro riservata: nello 
sportello le associazioni possono sia informare e essere un 
punto di ascolto per le famiglie dei pazienti affetti dalle 
patologie specifiche che rappresentare un tramite tra le ri-
chieste espresse dalle famiglie e gli operatori dell’Ospedale, 
in particolare indirizzare e facilitare l’accesso dei pazienti 
e delle loro famiglie alle strutture del Bambino Gesù at-
traverso percorsi concordati ed aiutarle nel momento del 
rientro a casa, creando intorno ad esse una rete protettiva. 

Il sostegno post dimissione

Il Servizio sociale dell’ospedale svolge una funzione di 
raccordo fra le risorse territoriali ed i bisogni dei piccoli 
pazienti e delle loro famiglie. Uno dei momenti più deli-
cati nel percorso di cura, infatti, è quello delle dimissioni. 
Per quei nuclei familiari che ne hanno bisogno il servi-
zio opera per favorire il rientro a casa, attivando, quando 
necessario, processi strutturati di sostegno. Un’attenzione 
particolare viene data a quei bambini affetti da patologie 
gravi o croniche, che necessitano di assistenza domiciliare 
integrata. Negli ultimi anni il numero delle famiglie se-
guite dai Servizi Sociali dell’Ospedale Pediatrico Bambi-
no Gesù è incrementato vertiginosamente, passando dalle 
200 del 2001 alle 2.150 del 2016. 

Il Comitato degli Adolescenti 

Ha lo scopo di instaurare un canale di comunicazione di-
retto con i giovani pazienti, ascoltare il punto di vista dei 
ragazzi relativamente ai punti di forza e ai punti di debo-
lezza dell’accoglienza e dell’assistenza, migliorare la quali-
tà della degenza. I pazienti sono individuati in tutti i Di-
partimenti dell’Ospedale, avvalendosi del contributo dei 
Cappellani, del personale infermieristico e medico delle 
Unità Operative, della Scuola ospedaliera, dei Volontari e 
anche di una conoscenza diretta da parte dell’Accoglienza.

Gli incontri tra ragazzi costituiscono anche un momento 
di forte integrazione sociale: tra coetanei la solidarietà at-
traversa le barriere linguistiche e culturali con facilità, in 

ambiente protetto e controllato, e diviene anche fonte di 
inserimento sociale. 

Marian

Marian è un ragazzo rumeno di 13 anni che è seguito 
presso il nostro Ospedale da vari mesi nel dipartimento di 
Oncoematologia. Marian è accompagnato dalla mamma. 
È arrivato al nostro Ospedale con tante speranze ed aspet-
tative. Ha affrontato con coraggio e determinazione nono-
stante la sua giovane età, cure invasive e molto impegna-
tive, sempre con spirito positivo e colmo di speranza nel 
futuro. Raccontano la mamma e Marian la soddisfazione 
di aver trovato finalmente una risposta alla loro richiesta di 
cure. Soddisfattissimi dell’accoglienza ricevuta in Italia ed 
in particolare dall’Ospedale Bambino Gesù. Hanno trova-
to un ambiente dove i medici, tutto il personale sanitario e 
l’accoglienza hanno preso a cuore la situazione clinica pur-
troppo seria di Marian e tutto questo con gratuità, dispo-
nibilità, gentilezza e amore. Richiamano in continuazione 
la differenza delle cure sia nel livello clinico che nei tempi e 
nelle comunicazione rispetto al paese di provenienza. 

Marian

Sono felici di tutto: non riescono a trovare un problema 
nella nostra assistenza. Soddisfatti di tutto: Accoglienza, 
Pulizia, cibo, attività di animazione, ma soprattutto della 
grande umanità e professionalità di tutti. Marian ha an-
che una dote particolare: Comunica attraverso i suoi qua-
dri e ci racconta attraverso il tratto di pennello il mondo 
da cui proviene: la campagna, i fiori, gli animali, i colori 
raccontano un mondo contadino positivo, dove gli affetti 
sono centrali e dove vuole ritornare. Conoscere Marian è 
uno dei regali che l’ospedale offre a chi ha la fortuna di 
poter lavorare all’interno delle sue mura. 

Fiorella

Fiorella, nata a Legnano 11 anni fa da genitori di origine 
albanese, arriva per le cure in Ospedale un anno fa e da 
allora vive quasi in permanenza in ricovero. Amante della 
poesia, della lirica e del disegno ed in loro compagnia, 
dalla nascita affronta le infinite difficoltà legate alla sua 
patologia. Ha girato diversi ospedali ma tiene moltissimo 
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a sottolineare: “qui vedi il mondo come è realmente, non 
come si vede in televisione”. Questa citazione nasce dal-
la sua esperienza clinica di condivisione con pazienti che 
vivono diverse condizioni patologiche. Insieme si trovano 
in ludoteca dove in modo molto semplice ed immediato 
si raccontano della loro malattia. Ma meglio delle parole 
Fiorella ci ha raccontato la sua malattia con un disegno 
in cui ritrae due polmoni: “una rosa cresciuta male che 
è stata curata male, non con acqua pura; alla nascita era 
colorata ma poi è diventata nera e con le spine. A sini-
stra c’è un cielo”. Le piace la scuola, poco frequentata ma 
sempre seguita. Molto soddisfatte del nostro ospedale sia 
Fiorella che la sua mamma dove hanno trovato oltre alla 
professionalità anche competenza e affetto.

Fiorella

Fendy

Fendy ha 11 anni. È una ragazzina allegra con tanta voglia 
di vivere, di stare con gli amici, di mangiare e di giocare. 
Nata in Italia da genitori Nigeriani parla correntemente 
3 lingue che utilizza indifferentemente nel linguaggio fa-
miliare. Ad 8 anni i genitori si accorgono all’improvviso 
di un’inappetenza ed un torpore assolutamente innatu-
rali. Inizia dal Pronto soccorso il suo percorso di cura. 
“tante punture e tanto sonno” ricorda Fendy. Ma anche 
la sorpresa di risvegliarsi da un’anestesia con il sorriso di 
un Clown davanti. Fendy rimane sempre allegra e posi-
tiva “mi mancavano le mie amiche e mia sorella ma mi 
sono anche divertita. I medici e gli infermieri sono gentili 

e spiritosi. Mi facevano ridere! “Con il sorriso racconta 
il ritorno a casa “le scale di casa mi sembravano insor-
montabili ma papà mi ha portato nelle sue braccia ed ho 
rivisto la mia stanza ed i miei giochi e la mia sorellina”.
Per tornare in Ospedale per effettuare i Day Hospital ne-
cessari, un grande aiuto è stato offerto dai volontari della 
Misericordia con i quali si è creato un rapporto di affetto e 
tenerezza. Fendy progetta una festa per ringraziare tutta la 
sua classe “mi hanno sostenuto durante la malattia facen-
domi ridere e scrivendomi tante cartoline”. Ora è in attesa 
dell’estate quando parteciperà al Dynamo Camp, un po’ 
preoccupata di stare lontana dai genitori e dalla sorellina 
ma piena di voglia di conoscere nuovi amici. Il suo sogno? 
Giocare a palla a volo.

Fendy

Diego ti racconto la tua storia…
	
Era Maggio dello scorso anno, quando abbiamo scoperto 
che presto saresti arrivato! Eravamo felicissimi; la gravi-
danza è volata, senza alcun problema tu crescevi sano e 
forte dentro di me! Saresti dovuto arrivare il cinque di 
febbraio, invece l’undici di gennaio alle sei del mattino 
ho sentito un tonfo fortissimo proprio dentro la pancia…
stavi arrivando in anticipo!!!

Io e il tuo babbo siamo corsi in ospedale, non vedevamo 
l’ora di conoscerti e stringerti tra le braccia, aspettammo 
per altri due lunghissimi giorni poi la sera del 13 gennaio 
i medici decisero di farti nascere col taglio cesareo. Di-
stesa sul lettino della sala operatoria pensavo che oramai 
mancava veramente poco e ti avrei visto finalmente! Ma 
quanto ci mettevano a farti nascere? Era già passato trop-
po tempo, pensavo, così iniziai a chiedere di te; mi dissero 
che andava tutto bene ma il tempo continuava a passare e 
di te, amore mio non c’era traccia…dov’eri? Perché non ti 
sentivo piangere? Perché il dottore non ti metteva vicino 
a me? A quel punto avevo quasi capito che qualcosa non 
era andato secondo i piani ma ero tranquilla e non ave-
vo paura, probabilmente non era nulla di grave pensavo. 
Continuai a fare domande fino a che non mi addormen-
tarono, caddi, senza accorgermi in un sonno profondo.
Quando mi sono risvegliata ero in camera e tu sei stato il 
mio primo pensiero, dove eri? Cosa era successo? Nessuno 
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sapeva dirmi niente! Arrivò il tuo babbo all’improvviso, 
piangeva e mi disse : ” i medici non sanno che cosa abbia, 
le mani e i piedi non sono formati bene, gli orecchi non ci 
sono ed è come ricoperto da una spugna…è un mostro!”
Mi sentii morire, non era possibile, non poteva essere 
vero…era solo un incubo, non era reale. Subito i medici 
si misero alla ricerca di una diagnosi che arrivò poche ore 
dopo, probabilmente avevi una malattia rara chiamata it-
tiosi arlecchino. Sai amore mio, mamma non riesce con le 
parole a spiegarti cosa ha provato in quel momento, ero 
fuori di me ed ero convinta che quello era solo un brut-
tissimo incubo, tu dovevi ancora nascere e stava andando 
tutto bene!

Ci divisero subito, tu sei stato trasferito, dopo poche ore 
in un altro ospedale, lontano da me dove avrebbero dovu-
to curati e dove noi avremmo dovuto avere delle risposte 
alle infinite domande che ci ponevamo. Ci dissero subito 
che non saresti sopravvissuto, saresti morto dopo pochi 
giorni, che la malattia che avevi era gravissima e che avresti 
contratto una o più infezioni perché la tua pelle si sarebbe 
seccata a tal punto da spaccarsi e provocare delle ferite in 
tutto il tuo corpicino, i medici dissero che ti avrebbero 
somministrato antidolorifici per non farti soffrire. Così 
l’ittiosi ti avrebbe portato via da me, io ti avevo visto una 
sola volta per neanche cinque minuti perché ero ancora 
ricoverata nell’ospedale dove sei nato tu, avevo avuto dei 
problemi e non potevo venire da te. Veniva a farti visita 
sempre il Tuo babbo, mi raccontava che stavi male, ti ave-
vano messo in termoculla e che quasi non poteva toccarti, 
solo per pochi minuti e solo con i guanti sterili. 

Eravamo disperati… Piano piano le mie condizioni di salu-
te migliorarono e finalmente venni in ospedale da te, venivo 
ogni giorno e ti vedevo stare male, sempre peggio, mi rende-
vo conto che soffrivi e che ti stavi spegnendo lentamente ma 
allo stesso tempo eri forte e attaccato alla vita, non sapevamo 
che fare, la mia gioia di diventare mamma era stata distrutta, 
provavo solo dolore e non potevo neanche starti vicino, non 
potevo prenderti in braccio… era un incubo!

Ormai eravamo quasi rassegnati, avevi contratto due in-
fezioni e saresti morto, in quel momento non so come 
trovai la forza e mi misi a cercare su internet neanche io 
so che cosa, trovai il sito dell’associazione Uniti, c’era un 
numero di telefono, telefonai! Mi rispose la signora Elisa-
betta, parlare con lei fu come un raggio di luce in mezzo 
alle tenebre, disse che avremmo dovuto portarti a Roma 
all’Ospedale Bambino Gesù. 

Parlare con lei ci diede, a me e a tuo padre, tanta forza e 
fiducia così decidemmo tra mille difficoltà di richiedere il 
tuo trasferimento il prima possibile perché stavi morendo, 
in ospedale non riuscivano a gestire un caso raro come 
il tuo! Il sette febbraio partimmo per Roma, finalmente, 
eravamo fiduciosi e speranzosi, dovevamo essere forti per-
ché tu lo eri e ci dimostravi che volevi vivere! Il viaggio 
sembrò interminabile, noi in macchina con i Tuoi nonni 
e tu in ambulanza nella termoculla da solo circondato da 
medici ed infermieri ma nemmeno un familiare, eri così 
piccolo e indifeso ed affrontavi un viaggio di speranza 
tutto solo. Arrivati in ospedale ci dissero che le tue con-

dizioni erano critiche perché nell’ospedale dove eri stato 
avevi contratto due infezioni…di nuovo la disperazione! 
Ma tu, amore di mamma, sei veramente speciale e nel 
giro di pochi giorni, con le giuste cure ti sei ripreso e hai 
dimostrato una forza e un attaccamento alla vita unici e 
ci hai dato una lezione di vita. Ci venne data subito una 
nuova diagnosi, non si trattava di ittiosi arlecchino ma di 
ittiosi lamellare molto probabilmente, piansi per la gioia, 
finalmente sapevamo che cosa avevi e come potevamo ge-
stire insieme a te questa situazione, avresti avuto una vita 
normale e col tempo anche le tue manine e i tuoi piedini 
sarebbero migliorati tantissimo. 

Passarono i giorni e tu stavi sempre meglio, finalmente 
potei provare l’emozione di prenderti in braccio per la pri-
ma volta, non lo dimenticherò mai il giorno in cui gli in-
fermieri ti tirarono fuori dalla termoculla e mi resi conto 
che sei un bimbo come gli altri, in quel momento comin-
ciai a sentirmi veramente una mamma e avevo anche io il 
mio cucciolo da stringere al cuore! Il tuo miglioramento 
fu velocissimo, reagivi bene alle cure e presto imparammo 
a prenderci cura di te, a farti il bagnetto, a mettere la cre-
ma e le goccine agli occhi, pochi giorni e venni trasferito 
in un altro reparto, poi finalmente, inaspettatamente la 
dottoressa Maya ci disse che potevamo portarti a casa!!! 
Fu la notizia più bella della mia vita, io e il Tuo babbo 
Roberto eravamo pieni di gioia!!! 

Oggi sei l’evento che mi ha cambiato la vita e il modo 
di vedere la vita, ti amiamo tantissimo e tu di rimando 
sei un bambino stupendo, sempre sorridente e bravo, sei 
speciale amore mio, noi tre ce la faremo perché tu sei la 
nostra forza.

Con amore mamma Agnese

Audit e Formazione on line

Progetto simulazione

Il progetto simulazione nel 2016 ha mirato a consolida-
re l’esperienza delle simulazioni in situ all’interno della 
Unità Operative OPBG, le attività di training in simu-
lazione per la prevenzione e gestione dell’urgenza clinica, 
attraverso i corsi di formazione dell’AHA, il training di 
procedure mediche, infermieristiche e chirurgiche. Sono 
stati realizzati numerosi corsi in simulazione sulla gestio-
ne del catetere venoso centrale, sul posizionamento delle 
vie venose periferiche, sulla gestione delle medicazioni, 
sul posizionamento e gestione delle vie aeree difficili. 

Progetto simulazioni in situ in cardiologia - Simulazio-
ni di Emergenze Cliniche - Simulare per apprendere. 
Il progetto è stato realizzato da un team interdisciplinare 
nell’ambito dei progetti Buone Pratiche in OPBG, con 
l’obiettivo di migliorare la gestione dell’emergenza clini-
ca del paziente cardiopatico; in particolare, la conoscenza 
delle singole patologie cardiache, il corretto utilizzo dei 
presidi farmacologici e strumentali e il lavoro in team tra 
le varie figure professionali coinvolte. Il progetto è stato 
rivolto particolarmente al personale infermieristico neo-
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assunto o neo-inserito per aumentare le competenze assi-
stenziali e il livello di sicurezza nella gestione del paziente.

Simulazioni ECMO team. Il gruppo dell’ECMO Team 
durante il 2016 ha conseguito 3 importanti traguardi for-
mativi.

Simulazione ECMO Team

Oltre a mantenere il percorso interno in OPBG della ve-
rifica e mantenimento delle competenze degli operatori 
dell’ECMO Team, ha effettuato 2 corsi di simulazione. 
Il primo a Glasgow (giugno 2016) all’interno del con-
gresso internazionale dell’EuroELSO (ExtraCorporeal 
Life Support Organization) dove è stata preparata dagli 
organizzatori una sessione pediatrica completamente ge-
stita dal Bambino Gesù che ha formato (livello basic) 35 
discenti provenienti da tutto il mondo. 

Successivamente a Roma (Ottobre 2016) è stato effet-
tuato in collaborazione con la Scuola di Sanità Militare 
e Veterinaria della Cecchignola il primo corso interna-
zionale europeo (neonatal & pediatric ECMO course) 
patrocinato dall’EuroELSO e dal Ministero della Salute 
Italiana. Questo congresso ha permesso di formare in 3 
giorni 25 discenti provenienti da tutto il mondo (picco-
la minoranza Europa). In particolare un forte interesse 
extraeuropeo al corso è stato dimostrato da Giappone, 
Qatar Emirati Uniti, Egitto, Cina, Sud Africa e Cile.

Corso in simulazione sulla gestione delle vie aeree dif-
ficili e tracheostomia. Con l’ausilio di simulatori dedica-
ti, il corso ha permesso di esercitare la manovra salvavita 
della Cricotiroidotomia d’emergenza in attesa di procede-
re in sicurezza ad un Tracheostomia chirurgica sul bam-
bino. Il corso ha permesso di condividere con i discenti 
anche l’esperienza sviluppata nell’esecuzione della Trache-
ostomia percutanea dilatativa elettiva pediatrica.

Corso in simulazione sulla gestione della ventilazione 
invasiva. Il Dipartimento di Emergenza ha realizzato il 
corso sulla gestione della ventilazione invasiva rivolto al 
personale delle unità operative di degenza. I partecipanti 
hanno applicato sui manichini pediatrici le tecniche pre-
sentate durante la parte teorica del corso. 

Crisis Resource Management. Nel 2016 sono state re-

alizzate due edizioni del corso sul Crisis Resource Mana-
gement (CRM), modalità di simulazione che si focalizza 
sulle non-technical skills, ritenute maggiormente respon-
sabili degli eventi avversi in sanità. Il corso è stato realiz-
zato dal Dipartimento di Emergenza attraverso una serie 
di giochi di ruolo e simulazioni per lavorare sugli elementi 
chiave del CRM, come la leadership, il lavoro in team e la 
comunicazione efficace.

VIII corso internazionale “Endoscopic and Open Sur-
gery of The Pediatric Laryngotracheal Framework”. È 
stato realizzato il corso sulle procedure chirurgiche sulle 
vie aeree/tecniche di tracheotomia, in simulazione, or-
ganizzato, in joint venture con la clinica Otorinolarin-
goiatrica dell’Università degli Studi di Modena e Reggio 
Emilia e la collaborazione di una faculty internazionale. Il 
programma ha previsto la possibilità di assistere a: lezioni 
frontali, “Airway Live Surgery” e Animal Model’s Surgery, 
sia endoscopica che open. Sono state simulate la procedura 
di tracheotomia, Partial Crico Tyroid Reception (PCTR) 
e laringotracheal reconstruction (LTC) su teste di pecora.

Corso Simulazione

Training in laparoscopia chirurgia mininvasiva e lapa-
roscopica. È stato realizzato il Simposio Mininvasività in 
età pediatrica ed adolescenziale medica e chirurgica orga-
nizzato dal Dipartimento di Chirurgia presso la sede di 
S. Paolo e il Workshop Internazionale di endoscopia di-
gestiva terapeutica organizzato dalla Chirurgia Digestiva 
del nostro Ospedale presso la sede S. Onofrio. Il team ha 
inoltre messo a disposizione i propri simulatori per i bam-
bini “piccoli professionisti”, che hanno giocato ad essere 
piccoli chirurghi durante la giornata dedicata alla ricerca.

“Ascolta ciò che non dico”, simulazioni sulla comu-
nicazione. È stata realizzata la terza annualità del corso 
Ascolta ciò che non dico, sul tema della comunicazione 
con i pazienti e le famiglie e la comunicazione tra profes-
sionisti, condotto dall’Infermiera counselor professionale 
Carla Fosco. Il corso ha coinvolto per 8 edizioni sia pro-
fessionisti sanitari che il personale amministrativo dell’o-
spedale. ll 90% dei feedback dei partecipanti al corso ha 
confermato l’importanza di questo percorso esperienziale 
sul tema della comunicazione, con una attenzione par-
ticolare alla presa di coscienza di sé nella relazione con 
l’altro e della propria capacità di ascolto.
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Figura 40. Personale formato per qualifica. Anni 2015-2016

2015 2016

Numero corsi 
Programmati Realizzati % corsi realizzati 

al 31.12.2016 Avviati % corsi avviati 
al 31.12.2016

Formazione sul Campo 31 24 77% 27 87%

Corsi di formazione d'Aula 35 27 77% 27 77%

Simulazione 12 7 58% 10 83%

Corsi per i genitori 2 2 100% 2 100%

Corsi fuori piano 0 8 80% 10 100%

Totale inclusi corsi fuori 
piano (4) 80 68 85% 76 95%

Tabella 10. Formazione nuovo personale per tipo di corso. Anni 2015-2016

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

Come previsto dalla convenzione stipulata tra Musei Va-
ticani e Ospedale Pediatrico Bambino Gesù, sono stati 
realizzati i corsi “Heartsaver CPR AED (Infant/Child/
Adult)”, dell’AHA, condotti da istruttori dell’ITC (In-
ternational Training Center) dell’Ospedale Pediatrico 
Bambino Gesù). L’Ospedale Pediatrico Bambino Gesù 
ha messo a disposizione le competenze medico-sanitarie 
dei propri Istruttori Certificati AHA e rilasciato a tutti 
i partecipanti la certificazione internazionale che ha una 
validità di 2 anni. Sono stati realizzati 41 corsi totali e for-
mati 304 operatori dei Musei Vaticani e Ville Pontificie, 
nel periodo tra il 4 novembre 2015 e il al 27 aprile 2016.

Audit

L’attività di Audit programmata per l’anno 2016 ha visto 
la partecipazione attiva di 810 operatori. Per la rilevazione 
dei dati ci si è avvalsi di un sistema on-line con l’utilizzo 
di Tablet. 

Formazione On-Line Nuovo personale

L’anno 2016 ha visto il consolidamento della formazione 
on-line per l’orientamento del nuovo personale. Attraver-
so il nuovo sistema sono state formate 1.335 persone, tut-
ti i nuovi operatori delle diverse categorie e funzioni pri-
ma di entrare in ospedale hanno visualizzato le procedure 
ed i protocolli ritenuti indispensabili per la compilazione 
del questionario. Di seguito vengono rappresentati gra-
ficamente i dati divisi nelle diverse categorie (figura 40).

“Allattamento e nutrizione infantile nelle emergenze 
umanitarie”

Il corso, che nasce della collaborazione tra l’Ospedale Pe-
diatrico Bambino Gesù e l’Istituto Superiore di Sanità, ha 
rilanciato un tema cruciale per la salute della popolazione 

più vulnerabile. Durante i conflitti o le catastrofi natu-
rali, sono infatti, i bambini al di sotto dei due anni e le 
loro madri i gruppi maggiormente a rischio di morbilità 
e mortalità. L’allattamento al seno è una pratica semplice 
ma che può fare la differenza per proteggere la vita e la 
salute dei più piccoli in questi contesti difficili. Hanno 
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partecipato al corso, a diverso titolo, un patrimonio ricco 
e variegato di infermieri/e, ostetriche, medici, studenti, 
volontari di ONG, consulenti per l’allattamento, religiosi 
e missionari, agronomi e mediatori culturali, psicologi e 
militari. Questa varietà ci ha permesso di raccogliere inte-
ressanti esperienze di chi ha operato in catastrofi naturali, 
come i terremoti in Italia, o all’estero (per es. Nepal), e 
nelle recenti emergenze umanitaria dovute a conflitti o 
ai flussi migratori per mare o per terra.Testimonianze che 
hanno, non solo parlato di numeri, strategie di interven-
to, criticità e possibili soluzioni, ma soprattutto di relazio-
ni umane e personali che stanno dietro ogni vita e persona 
incontrata, aiutata o salvata. 

“Assistenza centrata sulla famiglia: partecipazione ed 
educazione dei genitori”

Lo studio multicentrico su “Assistenza centrata sulla fami-
glia, soddisfazione ed esperienza dei genitori”, il cui grup-
po di partecipanti, afferenti a 31 Terapie Intensive Italiane 
(TIN), denominato “FCC Italian NICUs study group” 
(visualizzabile all’indirizzo web: https://it.surveymonkey.
com/r/FCC_Italian_NICUs_study_group), ha conclu-
so che questo è uno degli ambiti in cui i genitori delle 
TIN italiane hanno mostrato una discreta soddisfazione. 
In occasione del corso giunto alla IV edizione, sono stati 
presentati i suddetti risultati per i 633 genitori risponden-
ti all’apposito questionario Empathic-N. Il corso ha rice-
vuto i validi contributi della dirigente del Patient Family 
Education and Resources al Children’s Hospital di Los 
Angeles e del professore di Nursing alla Plymouth Uni-
versity (UK). Educare e formare i genitori ad esprimere le 
necessarie abilità in totale sicurezza per i loro figli produce 
benefici inestimabili per il piccolo paziente e per la fa-

miglia intera, come hanno descritto 191 genitori rispetto 
all’esperienza di dimissione o trasferimento dalla TIN. 

Kangaroo mother care, a che punto siamo in Italia? 

La Kangaroo Mother Care (KMC), o metodo marsupio, 
è un approccio alla cura del neonato pretermine che pre-
vede il contatto pelle-pelle tra il neonato e la madre o 
altro care giver, il più possibile prolungato e quando il 
contesto lo permette, continuo. La KMC favorisce la sta-
bilizzazione dei parametri vitali, consente al neonato di 
mantenere una corretta temperatura corporea, favorisce 
un più rapido incremento ponderale ed è stata associata a 
ridotte giornate di degenza. L’OPBG è stato promotore di 
uno studio multicentrico per descrivere il grado di appli-
cazione della KMC nelle TIN italiane. È stato elaborato 
un apposito questionario on-line, condiviso con colleghi 
di altre TIN italiane, costituito da 89 items. I risultati 
preliminari di questa survey descrivono una realtà nazio-
nale difforme, con TIN molto avanzate che favoriscono 
la KMC in modo continuo e altre che a causa di barriere 
culturali e logistiche la applicano in misura minore. Per-
corsi formativi e modifiche delle pratiche cliniche, sono 
necessari per favorire l’applicazione più ampia della KMC.

Progetto APP, piattaforme e database MySQL in OPBG

In OPBG dal 2014 è stato attivato l’utilizzo di Appli-
cazioni informatiche che permettessero il monitoraggio 
post operatori del dolore valutato dai genitori a domicilio. 
Nel rispetto della privacy dei pazienti e del trattamento 
dei dati le applicazioni fino ad oggi sviluppate sono state 
sottoposte a parere del Comitato Etico ed hanno utilizza-
to il codice nosologico e nosografico.

APP Dolore

APP valutazione del dolore - anno 2014
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Progetto “Modelli innovativi di Day Surgery Sicurezza 
post-dimissione ed esplorazione di nuove modalità di 
valutazione del dolore”. Al fine di stimare l’incidenza e 
l’intensità del dolore post operatorio a domicilio in pa-
zienti pediatrici che hanno effettuato interventi in regi-
me di Day Surgery, l’ospedale ha sviluppato un’apposita 
applicazione per smartphone (App) disponibile su Apple 
e Android ed ha esplorato la soddisfazione dei genitori 
sull’uso dell’App per la valutazione del dolore. I genitori e 
i pazienti sono stati formati alla valutazione del dolore tra-

mite App e i dati inviati venivano registrati in tempo reale 
su una piattaforma MySQL che un infermiere controlla-
va quotidianamente e, in caso di dolore ≥ 4, chiamava il 
genitore per valutare l’adesione alla terapia analgesica. La 
soddisfazione sull’uso dell’App è stata esplorata attraverso 
il follow-up telefonico. L’App è uno strumento molto ap-
prezzato da parte di genitori e pazienti per la valutazione 
del dolore post-operatorio. Inoltre, lo studio dimostra che 
l’analgesico prescritto è stato somministrato con un dolore 
≥ 4, come raccomandato dalla letteratura. 

APP Questionario soddisfazione utenza

APP sicurezza farmaci a domicilio

APP sicurezza farmaci a domicilio - anno 2017

conoscere per migliorare: questionario sul ricovero presso l’opbg - anno 2016
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Figura 41. Incidenza ed intensità del dolore a 24 ore

Intensità del dolore (≥ 4) a 24 hNo dolore o dolore < 4Dolore ≥ 4

Figura 42. Utilizzo dell’APP

Non uso dell’AppUso dell’App Numeri invii utilizzando l’App

Tabella 11. Intensità del dolore e somministrazione dell’antidolorifico

Intensità del dolore N/N tot (%) Analgesico n. (%) Non Analgesico n. (%)

0 152/247 (62%) - - -

1-3

95/247 (38%)

57/95 (60%) 3/57 (5,3%) 54/57 (94,7%)

4-5 23/95 (24,2%) 14/23 (60,9%) 9/23 (39%)

6+ 15/95 (15,8%) 15/15 (100%) 0/15 (0%)
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Figura 43. Grado di soddisfazione degli utenti

Tempo di attesa 578 60 27 23 4

Privacy 621 63 3 5 0

Qualità Assistenza 619 62 6 5 0

Assistenza informazioni 623 60 4 5 0

Assistenza medica 619 60 5 8 0

Info preintervento 616 62 5 9 0

Info digiuno 621 62 3 6 0

Info intervento 620 61 6 5 0

Risposte ricevute 621 61 5 5 0

Trovare il posto 622 58 4 8 0

Igiene 625 61 1 5 0

Comfort attesa 625 60 1 6 0

Area giochi 623 62 2 5 0

Area post-interv 625 61 1 5 0

Controllo dolore post-intervento 620 65 1 5 1

Controllo nausea post-intervento 620 65 1 6 0

84% 9% 4% 3% 1%

Soddisfatto Né soddisfatto - Né insoddisfatto

Poco soddisfatto Per niente soddisfatto

Molto soddisfatto
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Figura 44. Pazienti arruolati progetto

Progetto “Rilevazione e analisi degli errori nella con-
servazione, preparazione e somministrazione dei far-
maci a domicilio nei bambini e adolescenti affetti da 
patologia cronica”. Molti farmaci prescritti alla dimis-
sione sono proseguiti a domicilio soprattutto nei soggetti 
che soffrono di patologie croniche. Il fenomeno dell’errore 
terapeutico negli ultimi anni è stato oggetto di particola-
re 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 far-
macologici a domicilio sfruttando l’uso della telemedicina 
mediante un’App per smartphones. 

L’Ospedale Pediatrico Bambino Gesù ha inteso condurre 
uno studio osservazionale prospettico per monitorare a di-
stanza gli errori di terapia domiciliare tramite lo sviluppo 
di un’App volta a descrivere le caratteristiche e l’incidenza 
degli errori nella conservazione, preparazione e sommini-
strazione dei farmaci prescritti a domicilio nei bambini 
con patologia cronica dimessi dal nostro ospedale. Dal 
momento della pubblicazione dell’App sono state inter-
cettate 8 segnalazioni di errore effettuate dai genitori. Tutti 
gli errori sono stati commessi in fase di somministrazione 
di farmaci per via enterale. La metà dei farmaci coinvolti 
corrisponde ad antipertensivi. Il tasso di incidenza d’errore 
in un anno corrispondente a circa 3 errori l’anno-paziente 
(INC=8 / 857=0,009 x 365=3,4). 

Tabella 12. Segnalazione problemi piattaforma

Invii su piattaforma N° %

Con segnalazione problema 8 2,7 

Senza nessun problema 283 97,3 

Totale invii 291 100
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Progetto: “Studio di fattibilità di un intervento di 
counseling in ambito pediatrico”. Il counseling è una 
relazione di aiuto che si svolge tra un professionista e un 
individuo, famiglia o gruppo ed ha l’obiettivo di facilitare 
i processi di cambiamento, rinforzare percorsi evolutivi 
e migliorare la qualità della vita. Essere sottoposti a tra-
pianto di midollo osseo implica molti rischi psicologici 
e fisici che minacciano la qualità della vita dei pazienti, 
in quanto comporta soggiorni lunghi in ospedale, isola-
mento, procedure invasive ed un rischio di mortalità si-
gnificativo legato alla procedura stessa. In OPBG è stata 
introdotta la figura dell’infermiere counselor presso il 
DMCCP dall’anno 2005 e l’ospedale ha inteso descrive-
re, attraverso un apposito studio, l’esperienza di un inter-
vento di counseling dal punto di vista dei pazienti, dei 
genitori e degli operatori sanitari. È stato quindi condotto 
uno studio cross-sectional, e attraverso un focus group e 
interviste sono stati raccolti i dati qualitativi legati all’e-
sperienza dell’intervento di counseling. Pazienti e genitori 
ritengono che l’intervento di counseling fornisce un aiuto 
efficace; infatti, dall’analisi qualitativa del contenuto del-
le interviste sono emerse le seguenti categorie: sostegno 
e presa in carico, empatia, comunicazione attiva e ascol-
to, evasione, condivisione, consapevolezza e disponibilità 
organizzativa. Riguardo l’esperienza degli operatori sani-
tari sono emerse le categorie: sostegno e presa in carico, 

recupero nell’espressione di sé, supporto nella relazione 
con pazienti e famiglia, ruolo di collegamento e difficile 
integrazione all’interno team.

Polo Didattico Pier Giorgio Frassati

L’anno 2016 ha visto l’avvento, per i Corsi di Laurea in 
Infermieristica e Infermieristica Pediatrica, di profonde 
innovazioni ed ha apportato modifiche al percorso di for-
mazione per rispondere alle continue ed emergenti neces-
sità del sistema universitario.

Il Nostro Polo Didattico Pier Giorgio Frassati (Università 
degli Studi di Roma Tor Vergata) è stato chiamato a dare 
un riscontro a diverse occorrenze:

•	 La necessità di costruire un ponte solido tra insegna-
menti teorici e pratici, attraverso sperimentazioni in 
situazioni protette (laboratori) e nuovi approcci for-
mativi che valorizzino il tirocinio clinico come focus 
della formazione infermieristica (didattica tutoriale 
con modello Preceptorship).

•	 La formazione di professionisti infermieri che sap-
piano o che siano motivati a auto conformarsi ad un 
sapere modulabile tra competenze etico/relazionali e 
competenze tecniche (corresponsabilizzazione dello 

Errata data/ora

Errata dose

Errato farmaco

Rifiuto del bambino

Mancata somministrazione

Figura 45. Tipo di errore rilevato

Figura 46. Giudizio sulla completezza dell’APP

2016
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studente nella progettazione del percorso formativo 
e personalizzazione dello stesso) anche attraverso la 
progettazione e l’implementazione di nuovi strumenti 
didattici (contratto formativo).

•	 L’esigenza di informatizzare i flussi comunicativi, di-
gitalmente preservabili, condivisibili e modificabili tra 
Docenti e Discenti, utilizzando un linguaggio idoneo 
alle nuove esigenze della formazione degli studenti 
(informatizzazione biblioteca e pagina web).

Fra le iniziative portate avanti per garantire i punti sud-
detti, nel 2016 abbiamo progettato e realizzato l’imple-
mentazione della Didattica Esperienziale. Le sperimenta-
zioni in ambiente protetto, come i laboratori, sono un 
metodo didattico che permette allo studente l’acquisizio-
ne di competenze gestuali e comunicativo/relazionali pro-
fessionalizzanti, che devono precedere e/o accompagnare 
le attività di tirocinio clinico specifico per Anno di Corso. 
La programmazione attuata dal Polo Didattico dei labo-
ratori attivati nei due Corsi di Laurea è parte integrante 
del core curriculum previsto dall’Ordinamento Didatti-
co, ma la scelta si è distinta per contenuti e metodi. È 
stato standardizzato un percorso annuale di laboratori, 
modulare, propedeutico e parallelo al Semestre teorico di 
riferimento di Infermieristica clinica, basato sul Modello 
Teorico delle Prestazioni Infermieristiche di Marisa Can-
tarelli, aggiornato alla luce delle Procedure JCI. 

Nuovi approcci formativi attraverso un Progetto “IL TU-
TORING NEL TIROCINIO CLINICO”. Il tirocinio 
clinico è sempre stato e rappresenta ancora oggi nono-
stante le notevoli modifiche apportate dalla Didattica 
universitaria, un’occasione privilegiata di apprendimento 
nell’ambito dei Corsi di Laurea per Infermiere e Infermie-
re Pediatrico. La Commissione Permanente dei Corsi di 
Laurea delle Professioni Sanitarie, descrive gli standard di 
tirocinio, i fattori che influenzano la qualità del tirocinio 
stesso e raccomanda che, nel servizio sede di tirocinio, lo 
studente sia affiancato da un infermiere appositamente 
formato, il “Tutor Clinico”, che rappresenti il “modello 
di ruolo”, che faciliti l’apprendimento delle competenze 
professionali, che sia garante della sua sicurezza, e che si 
interfacci con la sede formativa. 

A tal riguardo, nel corso dell’anno 2016, il Polo Didatti-
co ha sperimentato il Modello di tutoring Preceptorship1 
nelle Unità Operative di Area Critica dell’Ospedale Pedia-
trico Bambino Gesù. Il modello Preceptorship è definito 
come una relazione 1:1, volta a facilitare l’apprendimento 
dello studente nel corso di un’intensa esperienza clinica li-
mitata nel tempo, migliorando così la qualità della forma-
zione. La sperimentazione del modello è stata preceduta 
dalla formazione di 22 infermieri attraverso il Corso Bre-
ve “Il tutoring nel tirocinio clinico” progettato dal Polo 
Didattico e realizzato in sede. I risultati del pre e post test 
del Corso Breve sono riassunti nella figura 47.

La fase di sperimentazione ha evidenziato come Tutors 
clinici appositamente formati migliorino notevolmente 
l’apprendimento dello studente e la qualità del tirocinio. 
Tale fase è stata valutata attraverso i punti di vista dei di-
versi protagonisti del Percorso:

•	 Autovalutazione dei tutors attraverso questionario;

•	 Analisi schede di valutazione: scheda valori e attitudi-
ni, scheda obiettivi III anno Aree critiche. 

Autovalutazione dei tutor: risultati. Al termine della 
fase sperimentale, è stato proposto ai tutors di auto va-

lutare il loro percorso attraverso una scheda già validata 
dai Corsi di Laurea del Piemonte e della Valle D’Aosta e 
presentata nel giugno 2016 alla Commissione Nazionale 
dei Corsi di Laurea in Infermieristica. 

La scheda prevede un grading con punteggio da 1 a 
6 in cui 1 corrisponde alla non autonomia ed il 6 alla 
totale autonomia. Sul 100% del campione di 22 tutor, 
secondo i 24 descrittori di attività presenti nella scheda, 
è emerso che circa la metà dei professionisti si è auto va-
lutata completamente autonomo ed il 35% ha bisogno 
di supporto, quindi percentuali di autonomia estrema-
mente alte (figura 48).

1.	 80 Happell B. A model of preceptorship in nursing: reflecting the complex functions of the role. Nursing Education Perspectives 2009; 30(6): 372-6. 
	 81 Brathwaite AC, Lemonde M. Team Preceptorship Model: A Solution for Students’ Clinical Experience. International Scholarly Research Network 2011; 1-7.

Figura 47. Risposte sbagliate nel Pre e Post Test del Corso Breve “Il Tutoring nel Tirocinio Clinico”

Post - TestPre - Test
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Dall’autovalutazione dei tutors si evince che i punti di 
forza del Tutoring sono stati: il corso di formazione che 
nonostante la sua brevità è risultato efficace nel dare le co-
noscenze appropriate in merito alla programmazione del 
percorso. Altro punto di forza l’accoglienza ed il sostegno 
dato dai tutor agli studenti e l’esperienza professionale che 
ha svolto un ruolo fondamentale. I punti di debolezza in 
cui i tutor hanno espresso il bisogno maggiore di forma-
zione, conoscenze e competenze sono stati: il nuovo stru-
mento utilizzato “contratto formativo” stipulato tra tutor 
e studente e la valutazione finale sia in merito alla scheda 
dei valori e attitudini che degli obiettivi.

Risultati raggiunti dagli studenti attraverso anali-
si schede di valutazione. Il punto di vista dei Tutors 
universitari deve obbligatoriamente analizzare i risultati 
certificati nelle schede di Valutazione da parte dei Tutors 
clinici a cui la valutazione è stata “delegata”. Il percorso 
viene considerato sufficiente laddove gli obiettivi vengano 
totalmente raggiunti con percentuale del 60%. Riguardo 
gli obiettivi espressi dalla Scheda di Valutazione del III 
Anno per le Aree Critiche, gli studenti hanno ottenuto 
in media 91,5% (figura 49). I risultati dei 22 studenti 

sono stati confrontati con i dati ottenuti da un campione 
di studenti che nell’A.A. precedente svolgevano il Tiro-
cinio clinico nelle Aree Critiche OPBG senza modello 
Preceptorship. Dal confronto emerge chiaramente come 
il raggiungimento degli obiettivi sia facilitato nel modello 
stesso (figura 50). È proprio nell’ambito dei cambiamenti 
avvenuti nell’Anno Accademico appena trascorso che si 
inserisce l’introduzione della Scheda Unica di Valori ed 
Attitudini, che accompagna lo Studente durante ogni sta-
ge di tirocinio clinico, insieme agli obiettivi specifici per 
anno di corso. La scheda è strutturata su tre macro-aree, 
individuate sulla base della letteratura e declina le com-
petenze attese ritenute fondamentali. Nella prima area si 
indagano gli aspetti riguardanti l’esercizio professionale; 
nella seconda la valutazione delle competenze comunica-
tive e interpersonali; nella terza le competenze alla pianifi-
cazione assistenziale, all’eccellenza e alla leadership. Come 
si può osservare dal grafico, complessivamente la media 
dei risultati è del 91,32 %. Alla luce dei risultati ottenuti 
molto positivi e incoraggianti, in questa prima fase di spe-
rimentazione si ritiene opportuno che il modello di tuto-
raggio venga esteso anche ad altre UU. OO. dell’OPBG, 
sin dal Primo anno di Corso. 

Non valutabile

Non autonomia

Incertezza, bisogno 
di approfondimento teorico

Capacità decisionali, bisogno di guida

Capacità decisionali, bisogno 
di monitoraggio

Capacità decisionali, bisogno di supporto 

Autonomia completa

Figura 48. Percentuali del grado di autonomia dei tutor clinici

Figura 49. Percentuale Raggiungimento Obiettivi Area Critica per studente

Percentuale obiettivi raggiunti

2016
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Figura 50. Confronto media degli Obiettivi raggiunti tra Studenti tutorati con Modello Preceptorship

Figura 51. Percentuale Raggiungimento Valori e Attitudini per studente

Percentuale obiettivi raggiunti
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Dipartimento 
Pediatrico Universitario Ospedaliero

Nel mese di novembre 2016 ha iniziato la sua attività il 
nuovo ambulatorio telematico dedicato ai pazienti affetti 
da malattia rara senza diagnosi (MRSD). L’ambulatorio 
nasce in risposta alle specifiche esigenze delle persone “or-
fane di diagnosi”, questi pazienti infatti pur presentando 
peculiarità specifiche per la singola condizione condivi-
dono problematiche generali come il ritardo diagnostico/
assenza di diagnosi, e la necessità di lunghe e faticose pere-
grinazioni alla ricerca di diagnosi e assistenza mirata.

•	 Si calcola che oltre 1 milione di bambini italiani di età 
inferiore ai 16 anni sia affetto da una malattia rara. Il 
60% di essi attende in media 2 anni per ricevere una 
diagnosi dopo la comparsa dei primi sintomi di ma-
lattia e il 40% resta senza diagnosi. Tuttavia negli ulti-
mi anni, l’utilizzo di tecnologie genomiche di ultima 
generazione ha consentito di potenziare le possibilità 
di diagnosi. L’OPBG ha svolto un ruolo pionieristico 
nell’applicazione di queste nuove tecnologie con fina-
lità rapidamente traslazionali. 

•	 Le famiglie con bambini affetti MRSD tendono a spo-
starsi tra i diversi Centri, in cerca di risposte diagnostiche 
e assistenziali. Nonostante la disponibilità di cartelle cli-
niche spesso corpose contenenti numerose indagini stru-
mentali e di laboratorio non risolutive, la presa in carico 
di questi pazienti è penalizzata e ritardata dalla comples-
sità e dalla necessità di interazione con diversi specialisti 
che spesso non comunicano in modo adeguato.

Sulla base di queste caratteristiche pertanto l’idea di un 
ambulatorio dedicato ai bambini ed alle famiglie con ma-
lattia senza diagnosi, che operi “virtualmente” attraverso 
l’esame della documentazione trasmessa al centro. 

Questa nuova attività dell’OPBG:

•	 consente ai genitori di ricevere un parere diagnostico 
qualificato senza recarsi in Ospedale, con risparmio di 
risorse per famiglie già gravate dai costi di patologie 
croniche e invalidanti;

•	 facilita l’accesso a tecniche diagnostiche avanzate;

•	 garantisce prestazioni multi-specialistiche mirate sui 
reali bisogni clinici del bambino grazie alla preventiva 
acquisizione della storia clinica e della relativa docu-
mentazione; 

•	 assicura alle famiglie la gestione del loro caso clinico 
da parte di un case manager, facilmente contattabile, 
con la funzione di tramite nella comunicazione tra la 
famiglia e i diversi specialisti coinvolti nella gestione 

del paziente e che sarà garante del percorso diagnosti-
co e della condivisione dei referti; 

•	 ottimizza l’impiego delle risorse disponibili.

L’ambulatorio è condotto collegialmente e quotidiana-
mente da un pediatra ed un genetista che, in assenza di 
una diagnosi al termine del percorso stabilito, propongo-
no il paziente al gruppo multidisciplinare clinico-labora-
toristico che si occupa dell’accesso alle tecnologie genomi-
che di ultima generazione. 

A partire dal mese di Settembre 2016, è cominciato il pro-
cesso per la creazione della Rete Italiana per le Sperimenta-
zioni Cliniche in Pediatria - Italian Network for Paediatric 
Clinical Trials - INCiPiT. Il Network è coordinato dall’O-
spedale Pediatrico Bambino Gesù (Direttore Scientifico 
prof Paolo Rossi; managment scientifico e organizzativo 
Dr.ssa Francesca Rocchi, Dr.ssa Martina Barcaroli e Dr.ssa 
Raffaella Addario) ed è composto da 21 Partners, tra cui 
i principali IRCCS e ospedali pediatrici italiani, i grandi 
dipartimenti di pediatria oltre che Networks Nazionali e 
Internazionali che operano a diversi livelli nella ricerca pe-
diatrica. La vision del progetto è facilitare e implementare lo 
sviluppo dei farmaci appositamente disegnati per la popo-
lazione pediatrica e la mission è favorire la sperimentazione 
clinica in campo pediatrico, sia di tipo profit che di tipo no 
profit e di partecipare allo sviluppo di Consorzi Europei e 
Progetti che perseguono le stesse finalità. Tutti i Paesi Eu-
ropei, si stanno organizzando per garantire la creazione di 
un’efficiente infrastruttura Europea capace di coprire i bi-
sogni legati alle sperimentazioni cliniche pediatriche, molto 
più difficili da realizzare e da portare a termine rispetto a 
quelle condotte nella popolazione adulta. INCiPiT parte-
cipa come referente per l’Italia, sotto la guida di OPBG, 
al progetto “conect4children” (COllaborative Network for 
European Clinical Trials For Children; acronimo: c4c) che 
ha risposto al bando IMI2 “Creation of a Pan-European pa-
ediatric clinical trials”.

Le iniziali attività portate avanti nel 2016 sono: 

•	 Stesura e accordo tra le parti per “INCiPiT Network 
Partnership Agreement”.

•	 Definizione e approvazione del business plan INCiPiT.

•	 Creazione del sito web INCiPiT. 

•	 Partecipazione al bando IMI2 “Creation of a Pan-Eu-
ropean paediatric clinical trials”.

•	 Survey per mappatura Centri INCiPiT sulle potenzialità 
del Network nelle sperimentazioni cliniche in pediatria. 
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Dipartimento 
Pediatrie Specialistiche

Il Dipartimento Pediatrie Specialistiche comprende le 
Unità Operative di Nefrologia e Dialisi, Fibrosi Cistica, 
Patologia Metabolica, Reumatologia, Epatologia, Gastro-
enterologia e Nutrizione e Malattie Epatometaboliche. 
Ha iniziato le sue attività a gennaio 2016. Raggruppa 
Unità Operative caratterizzate dall’alta 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 collaborazione con i colleghi chirur-
ghi e rianimatori di competenza per ogni organo e le altre 
Unità Operative di supporto tecnico e laboratoristico. Le 
attività scientifiche si avvalgono di laboratori di ricerca 
dedicati, afferenti alle unità cliniche. Nell’anno 2016:

Innovazioni clinico-assistenziali del Dipartimento

•	 Avvio di nuovi percorsi clinici dedicati a pazienti con 
malattie autoinfiammatorie.

•	 In collaborazione con i laboratori di ricerca di Reu-
matologia e di Nefrologia, introduzione nella pratica 
clinica di nuovi test diagnostici per la valutazione ed il 
monitoraggio di malattie autoimmunitarie.

•	 L’utilizzo di farmaci biologici è stato esteso ad ulteriori 
patologie reumatologiche, gastrointestinali o nefrolo-
giche, contestualmente alla sperimentazione di nuove 
molecole di ultima generazione.

•	 La steatosi epatica è la più frequente complicanza dell’o-
besità, la cui importanza risiede nel rischio di evoluzione 
cirrotica. Nel 2016 la Unità Operativa di Malattie Epa-
tometaboliche ha messo a punto una nuova terapia in 
grado di trattare la stratoepatite non alcolica (NASH) in 
età pediatrica quando è associata a deficit di Vitamina 
D. La terapia comprende l’impiego per 6 mesi di una 
miscela di DHA e vitamina D ed ha consentito, oltre 
al miglioramento dei parametri metabolici, anche una 
regressione dei parametri istologici di malattia.

Sul versante trapiantologico
	
•	 Sono stati effettuati con successo: 1) Il primo trapian-

to di fegato in una bambina con encefalopatia Etil-
malonica, una malattia fino ad ora considerata intrat-
tabile; 2) Il primo trapiantato renale in Ospedale in 
una paziente affetta da Acidemia Metilmalonica con 
avvio di uno studio multicentrico internazionale per 
la valutazione della prognosi di questa malattia dopo 

trapianto di organo, coordinato dal nostro ospedale; 
3) Il primo trapianto “domino” pediatrico in Italia.

•	 In collaborazione con il Dipartimento Medico Chirurgi-
co di Cardiologia Pediatrica è stato riattivato il program-
ma di trapianto bipolmonare pediatrico per i pazienti 
affetti da Fibrosi Cistica; nel 2016 sono stati eseguiti 3 
trapianti polmonari. Le attività dell’UO di Fibrosi Cistica 
sono per altro ulteriormente incrementate, come dimo-
strano il numero di nuove diagnosi (il più elevato dall’a-
pertura del centro) e di pazienti riferiti da UO esterne, di 
cui 5 per inserimento in lista di trapianto bipolmonare.

•	 L’anno 2016 è stato l’anno con il maggior numero 
di trapianti renali effettuati da quando è stato aper-
to il centro nel 1993. Sono stati eseguiti 29 trapianti 
pediatrici, di cui 8 da donatore vivente e 2 trapianti 
combinati multi organo (cuore-rene, fegato-rene).

Collaborazioni con altre Unità Operative o Dipartimenti

•	 Programma di dieta chetogena (Unità Operative di 
Neurologia e Dietologia Clinica) con l’impiego inno-
vativo in pazienti con malattie metaboliche

•	 Nuovi pannelli di test genetici in Next Generation 
Squencing (Laboratorio di Genetica Medica) per la 
diagnosi di malattie gastro-intestinali, reumatologi-
che, metaboliche e nefrologiche con incremento del 
numero dei geni testati di oltre 3 volte rispetto al 2015

•	 RMN polmonare (Dipartimento Immagini) per il fol-
low-up con imaging dei pazienti con Fibrosi Cistica

•	 Programma innovativo di riabilitazione respiratoria 
(Dipartimento Neuroscienze e Neuroriabilitazione) 
per pazienti con Fibrosi Cistica

•	 Trasferimento nella pratica clinica dei nuovi standard di 
riferimento per la definizione della massa cardiaca nei 
bambini definiti nel 2015 in uno studio realizzato dalle 
Unità Operative di Cardiologia e di Nefrologia e Dialisi

Organizzazione di due grandi eventi congressuali

•	 Il congresso internazionale 2016 della Society for the 
Study of Inborn Errors of Metabolism (SSIEM) che 
ha visto la partecipazione di oltre 2.800 delegati pro-
venienti da 80 Paesi

•	 Il 1° Congresso Internazionale sulle complicanze e la 
cura dell’obesità
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L’attività del Dipartimento dei Laboratori è finalizzata 
all’esecuzione di indagini diagnostiche idonee alla rileva-
zione dello stato di salute del paziente, prescritte nell’am-
bito dell’attività clinica delle Unità Operative dell’Ospe-
dale o richieste dall’Utenza esterna.

In particolare il Dipartimento:

•	 effettua indagini relative all’identificazione degli agen-
ti responsabili di malattie infettive;

•	 effettua indagini istopatologiche, citogenetiche, di 
genetica molecolare e relative alla diagnostica bio-
chimica, chimico-clinica ed ematologica funzionali 
all’inquadramento di forme morbose di varia origine.

Il Dipartimento si prefigge l’obiettivo di fornire con tem-
pestività risposte esaustive ai quesiti posti dai clinici col-
laborando con essi alla definizione di percorsi diagnostici 
ottimali. Fra le UU.OO. del Dipartimento, il Laboratorio 
Analisi effettua indagini diagnostiche nei settori di chi-
mica clinica, ematologia e coagulazione, endocrinologia, 
farmacologia, allergologia e biologia molecolare. Garan-
tisce ai propri utenti un elevato numero di prestazioni 
diagnostiche mediante le strumentazioni e le tecniche di 
indagine più moderne, con attività H24. Il Laboratorio 
si occupa della diagnostica avanzata e dello studio delle 
malattie rare della coagulazione e delle emoglobinopatie 
in genere, con indagini coagulative, immunoenzimatiche 
e di biologia molecolare.

La diagnostica endocrinologica è mirata alle patologie 
pediatriche, con particolare attenzione ai valori di riferi-
mento correlati alle diverse fasce di età. Viene eseguita 
la diagnostica della malattia celiaca mediante la determi-
nazione degli anticorpi anti-transglutaminasi di tipo 2 
(anti-tTG2), anti-gliadina deaminata (DGP) e anti-endo-
misio (EMA) e la determinazione dei marcatori genetici 
DQ2/DQ8. 

Per la diagnostica della fibrosi cistica si esegue il test del 
sudore e il dosaggio della elastasi fecale ed è presente un 
Laboratorio microbiologico ultraspecialistico, che forni-
sce prestazioni diagnostiche di elevata qualità e specificità, 
orientate principalmente alla diagnosi e al follow-up delle 
infezioni respiratorie in pazienti affetti da fibrosi cistica e 

da altre bronco-pneumopatie croniche (S. di Kartagener, 
granulomatosi cronica etc.).

Nella diagnostica differenziale delle malattie infiammato-
rie croniche intestinali si esegue la determinazione degli 
anticorpi anti-neutrofilo (ANCA) ed anti-Saccaromices 
cerevisiae (ASCA) nel siero, insieme con il dosaggio della 
calprotectina fecale, utile marcatore di infiammazione.

L’U.O. Genetica Medica è una struttura strategica in 
un IRCCS pediatrico di valenza internazionale quale 
l’OPBG e risponde alle richieste diagnostiche per l’ampia 
casistica di malattie rare afferenti all’Istituto. Ad oggi, i 
pannelli genomici utilizzati coprono il sequenziamento 
(piattaforma NGS) di numerosi geni, associati a sindro-
mi genetiche. È disponibile anche un pannello di geni 
per lo studio dell’esoma clinico (4800 geni OMIM) per 
la caratterizzazione di sindromi rare. In questo contesto, 
viene anche effettuato, in collaborazione con i laboratori 
di ricerca, lo studio dell’esoma a scopo di ricerca, eseguito 
routinariamente per pazienti per i quali non è stato possi-
bile fare diagnosi specifica di una malattia genetica nota. 
Il lavoro di implementazione svolto, di concerto con vari 
responsabili clinici, ha permesso di evitare di esternalizza-
re test genetici soprattutto per patologie in cui l’OPBG è 
centro di riferimento.

Il Laboratorio di Anatomia Patologica effettua attività 
diagnostica istologica, citologica, ultrastrutturale, istopa-
tologia molecolare, autoptica, citogenetica e genetica mo-
lecolare. Gli esami istologici riguardano tutti gli organi e 
tessuti per la caratterizzazione dei meccanismi alla base 
delle lesioni/malattie: patologia cellulare, infiammazione, 
processi vascolari, immunopatologia, anomalie cromoso-
miche e geniche, tumori. 

La diagnostica è effettuata con l’impiego di tecniche di 
base e tecniche ausiliarie di valore storico o di alta tec-
nologia (istochimica, immunoistochimica, enzimoisto-
chimica, morfometria, ibridizzazione in situ, microscopia 
elettronica, FISH, PCR, analisi di sequenze). Ciascuna di 
esse è praticata in settori di laboratorio dotati di strumen-
tazione adeguata quale microscopi ottici, microscopio 
elettronico, sequenziatori, articolati in sequenza secondo 
un razionale logico, coerente e congruente, finalizzato alla 
diagnostica integrata.

Dipartimento 
Laboratori e Diagnostica 
di Immunologia
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Dipartimento Medico Chirurgico 
Cardiologia Pediatrica

Il Dipartimento Medico Chirurgico di Cardiologia Pe-
diatrica (DMCCP) si occupa della diagnosi e della terapia 
delle cardiopatie congenite nonché della prevenzione, dia-
gnosi e cura delle cardiopatie acquisite durante l’infanzia 
e l’adolescenza. Il DMCCP segue tutto l’iter diagnostico 
e terapeutico, sia medico che chirurgico, delle cardiopatie 
congenite o acquisite. In questo percorso, i cardiologici, 
i cardiochirurghi, i rianimatori, il personale infermieristi-
co e tutti i professionisti sanitari (ad es. i perfusionisti e 
i fisioterapisti) lavorano in team per seguire dal sospetto 
diagnostico al follow up a lungo termine i bambini e ra-
gazzi e le loro famiglie. 

Il Dipartimento è composto da diverse unità operative 
che lavorano in piena sinergia e garantisce i più accurati 
ed avanzati trattamenti medici, chirurgici ed interventi-
stici, grazie anche alla stretta collaborazione con i Dipar-
timenti di Neonatologia (per la diagnosi prenatale delle 
patologie cardiache) e di Diagnostica per Immagini (per 
l’utilizzo di tecniche diagnostiche avanzate di patologia 
cardiache ad elevata complessità). 

L’attività della cardiologia e aritmologia si occupa sia della 
gestione dei pazienti con cardiopatie di ambito medico 

(ad es. miocardiopatie), che della diagnostica e della tera-
pia delle aritmie cardiache e della sincope. Fra le terapie 
delle aritmie vi sono il trattamento con ablazione tran-
scatetere, l’impianto di pace-maker e di defibrillatori im-
piantabili endocardici. Tra i trattamenti medici, il catete-
rismo cardiaco è una procedura utilizzata per completare 
il quadro diagnostico delle cardiopatie o più frequente-
mente consente l’esecuzione della terapia di molte cardio-
patie congenite.

La cardiochirurgia ha sottoposto, in quasi 30 anni di at-
tività, oltre 12.000 pazienti a trattamento chirurgico 
convenzionale, terapia sostitutiva d’organo ed assistenza 
cardiocircolatoria meccanica. In particolare, garantisce il 
trattamento di tutte le cardiopatie congenite in età neo-
natale, adolescenziale e adulta, nonché i trapianti di cuore 
e di polmone. Un ambito di particolare eccellenza è dato 
dagli impianti di cuore artificiale. Considerando che più il 
bambino è piccolo tanto più sono rilevanti le difficoltà di 
trovare un donatore adeguato, l’organo artificiale assume 
un’importanza strategica per i bambini candidati a trapian-
to di cuore poiché spesso rappresenta la sola possibilità di 
sopravvivenza, sia che si tratti di soluzioni ponte in attesa 
di un trapianto, sia che costituisca una soluzione definitiva.
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Dipartimento 
Neonatologia Medica e Chirurgica

Il Dipartimento rappresenta oggi il punto di riferimento 
per molti ostetrici/ginecologi specificamente dedicati alla 
diagnostica prenatale, per neonatologi anche di strutture 
di III livello e per i genitori che sono alla ricerca di un 
centro di eccellenza cui affidarsi per problematiche com-
plesse. Non raramente è il loro pediatra di fiducia che li 
porta a conoscenza della nostra realtà. 

Il DNMC rappresenta infatti una innovativa formula as-
sistenziale in termini professionali, umani e tecnologici, 
dedicata al neonato, dove il lavoro collaborativo di grup-
po è il comune denominatore. L’assistenza clinica non è 
mai separata dall’accoglienza, dal rapporto umano con il 
bambino ed i suoi genitori, dalla comunicazione traspa-
rente con tutti quanti entrano a far parte del piano di cura. 
Quest’ultimo richiede spesso forti personalizzazioni sul 
singolo paziente, data la rarità di alcune patologie e l’uni-
cità del loro incontrarsi nello stesso bambino. L’assistenza 
del dipartimento è in definitiva voluta non solo per curare 
ma anche e soprattutto per “prendersi cura”, in particolare 
di neonati con età inferiore ai trenta giorni. Spesso, per as-
sicurare la continuità delle cure e delle condizioni generali, 
tale limite anagrafico è elasticamente considerato.

Il DNMC in particolare si distingue in ambito intensi-
vistico nello sviluppo di tecniche di posizionamento di 
accessi venosi, anche intraossei quando non sia possibile 
reperire un accesso venoso classico e stabile in un neonato 
con shock, l’utilizzo della tecnica ecoguidata e di catete-
ri di poliuretano di nuova generazione, powerinjectable, 
contraddistinti da un’elevata resistenza alle alte pressioni 
in infusione come quelle generate dalle pompe per mezzo 
di contrasto durante una TAC e con innovativo sistema 
di fissaggio più adeguato al neonato. Tali cateteri sono 
particolarmente efficaci nel caso di terapie infusionali ad 
alti flussi e/o multiple vie di infusione (fino a 3 lumi) e/o 
monitoraggio della pressione venosa centrale.

Il DNMC, inoltre, partecipa ad uno studio multicentrico 
randomizzato e controllato (RAINBOW), per il confron-
to fra l’utilizzo di iniezione intravitreale con anti VEGF 
rispetto alla ablazione con laser, per il trattamento della 
retinopatia del pretermine (ROP), una malattia rara vaso-
proliferativa della retina che interessa i neonati pretermi-
ne. È caratterizzata inizialmente da un ritardo nello svi-
luppo della vascolarizzazione retinica e, di conseguenza, 
da difetti dell’angiogenesi che si presentano sotto forma 
di neovascolarizzazione intravitreale. Nello studio è anche 

previsto l’utilizzo sistematico della Ret-cam per tutte le 
nuove ROP da arruolare e l’utilizzo di una nuova tecnica 
laser per la ROP, che riduce i tempi dell’intervento, per-
mettendo di evitare l’intubazione. 

Per quanto riguarda il monitoraggio dei farmaci, è stata 
introdotta la puntualizzazione del dosaggio della caffeina, 
per gestire la terapia cronica delle apnee della prematurità. 
Al contempo è in atto uno studio della stabilità di alcu-
ni antibiotici (meropenem, micafungina) in miscela con 
etanolo, per l’utilizzo del lock del catetere venoso centrale
Per ottimizzare il trasporto di emergenza neonatale è stato 
introdotto l’utilizzo del sistema di “cooling” (apparecchio 
Criticool) che ha permesso di attivare l’ipotermia terapeu-
tica già nel Centro trasferente (unico mezzo utilizzato in 
Italia) per il trattamento efficace di condizioni di grave 
sofferenza cerebrale (come la sindrome post-arresto car-
diocircolatorio, l’encefalopatia ipossico-ischemica neona-
tale, ecc.) non rispondenti alle attuali terapie medico-chi-
rurgiche convenzionali massimali. 

In ambito chirurgico il 2016 ha visto il potenziamento 
della chirurgia esofagea complessa attraverso lo sviluppo 
delle più recenti tecniche di allungamento esofageo per 
preservare l’esofago nativo. Questo ha portato ad un in-
cremento notevole della casistica trattata anche a prove-
nienza da regioni del Nord-Italia e altri paesi europei (32 
casi trattati nel 2016). 

Per quanto riguarda l’attività chirurgica neonatale mini-in-
vasiva, il 2016 ha visto l’estensione delle procedure tora-
coscopiche e laparoscopiche per selezionate categorie di 
neonati e di patologie (Malattia da reflusso gastro-esofageo, 
Masse addominali, Malformazioni polmonari e mediasti-
niche), nonché l’affinamento e standardizzazione della chi-
rurgia mini-invasiva “open” in particolare per la patologia 
polmonare, esofagea e per il trattamento del M. di Hir-
schsprung. In riferimento all’attività di terapia mininvasiva 
in utero è da segnalare l’ingresso internazionale dell’OPBG 
nel “TOTAL TRIAL” per il trattamento con occlusione 
tracheale fetoscopica in utero (FETO) dell’ernia diafram-
matica congenita moderata e severa (studio randomizzato). 

Nel Dipartimento vengono, inoltre, svolte attività di car-
diologia perinatale, che hanno visto un incremento del 
numero dei feti con patologia cardiaca e quindi dei neo-
nati cardiopatici ricoverati. Nel periodo Aprile 2015-Di-
cembre 2016 sono stati osservati 193 feti con cardiopatia, 
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133 dei quali poi ricoverati alla nascita, di cui 118 sotto-
posti ad intervento chirurgico. Per aiutare le famiglie che 
devono affrontare la malattia del nascituro, viene, inoltre, 
offerto un servizio di Sostegno psicologico clinico alle 
coppie, in collaborazione con l’Unità Operativa di Psico-
logia Clinica per l’aiuto e la continuità all’assistenza della 
coppia partendo dal periodo prenatale e volto a prevenire 
depressione ed handicap psicologico. Il progetto futuro è 
quello di estendere il sostegno anche al periodo del Fol-
low-Up a medio e lungo termine.

Per promuovere ulteriormente la umanizzazione e la cen-
tralità del paziente nell’anno appena trascorso si è avu-
to, inoltre, l’avvio del Progetto TEO, che ha previsto la 
realizzazione di un percorso di raccordo fra Ospedale e 
Territorio mediante: 

•	 Coinvolgimento di Pediatri di base, Famiglie Associa-

zioni Famiglie e ASL, durante la degenza e nel FU. 
Giornata d’incontro tra Ospedale e Territorio

•	 Corso di primo soccorso PBLS per i genitori di pa-
zienti complessi, a cadenza settimanale, in collabora-
zione con il DEA.

•	 Implementazione servizio di follow up SIN (DH-Am-
bulatorio) con percorsi dedicati multidisciplinari in-
ter-dipartimentali per pazienti medici e chirurgici in 
associazione al DPUO (Malattie rare)

•	 Incremento accessi DH (1200) e Ambulatorio (1000).

•	 Percorsi di FU, congiunto con Cardiologia e Neuro-
logia, per i pazienti cardiopatici e con grave asfissia 
alla nascita.

•	 Formazione giovani neonatologi DNMC, con parti-
colare riguardo alla continuità assistenziale.
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Dipartimento 
Neuroscienze e Neuroriabilitazione

In ambito neurologico, per quanto riguarda i pazienti 
affetti da epilessia intrattabile sono state affinate sempre 
più le tecniche di registrazione intracerebrale, con netto 
incremento dei casi sottoposti a stereo-EEG. Il gruppo 
di studio sulle malattie demielinizzanti è di fatto ormai 
funzionante a tutti gli effetti, tanto da essere sempre più 
coinvolto nei trial dedicati alla Sclerosi Multipla in età 
pediatrica. Il trial dedicato alla Ceroidolipofuscinosi tipo 
II, mediante infusione intraventricolare di un enzima, 
è di fatto passato da una fase sperimentale ad una fase 
clinico-assistenziale, in quanto ora vengono trattati casi 
in modo compassionevole; il nostro centro è uno dei po-
chissimi autorizzati ed infatti riceviamo pazienti da tutto 
il mondo.

Nel corso dell’anno vi è stato un netto incremento delle 
prestazioni di Day Hospital presso la sede di San Paolo, 
grazie al costante coinvolgimento di più specialisti, quali 
il pediatra ed il fisiatra. Questo ha anche permesso di at-
tivare dei DH dedicati a malattie rare e complesse, quali 
la Sindrome di RETT e la Sindrome di Angelmann, con 
convenzioni con le rispettive associazioni di pazienti.
In ambito neurochirurgico sono state introdotte me-
todiche miniinvasive per il trattamento di patologie di 
interesse neurologico (epilessia, oncologia, disturbi del 
movimento, patologie diencefaliche, idrocefalo, malfor-
mazioni spinali) grazie al know how del gruppo di lavoro 
e all’utilizzo di tecnologie innovative non presenti presso 
altre realtà nazionali. L’approccio innovativo alla neuro-
chirurgia pediatrica ha permesso una sensibile riduzione 
delle complicanze postoperatorie e un miglioramento del-
le performance sia in termini di efficienza che di efficacia. 

Qui di seguito gli elementi innovativi realizzati nel corso 
del 2016:

•	 piattaforma di neuroimaging per l’utilizzo di dati 
morfologici e di imaging avanzato applicabili nella 
fase di pianificazione chirurgica e di navigazione in-
traoperatoria;

•	 sviluppo della complessa attività di monitoraggio in-
traoperatorio in ambito oncologico, epilettologico, 
malformativo spinale, dei disturbi del movimento e 
disponibile per le UO di altri Dipartimenti;

•	 trattamento di patologie oncologiche e epilettologiche 
di elevata complessità;

•	 sviluppo della chirurgia vascolare;

•	 inserimento, ampliamento e disponibilità di tutte le 
opzioni terapeutiche in ambito epilettologico, onco-
logico, dei disturbi del movimento e spinale;

•	 applicazione sistematica della robotica in neurochi-
rurgia pediatrica.

Per quanto riguarda la Neuropsichiatria Infantile sono 
state avviate attività clinico-assistenziali e di ricerca atte 
alla prevenzione del rischio di suicidio in adolescenza che 
permette una presa in carico urgente dei pazienti affetti 
da disturbi dell’umore severo con alto rischio suicidario. 
L’ambulatorio è stato attivato in risposta al crescente nu-
mero di ricoveri per tentato suicidio e ideazione suicidaria 
afferenti al DEA e al reparto di NPI. Contestualmen-
te è stato avviato un DH di trattamento per i disturbi 
dell’umore che ha affiancato il preesistente DH per l’in-
quadramento diagnostico di questi disturbi. Questo per-
mette all’ospedale di trattare casi severi di depressione, di 
esordio precoce di disturbo bipolare e di pazienti ad alto 
rischio di suicidio con terapie farmacologiche complesse 
monitorando il profilo di effetti collaterali metabolici di 
questi farmaci. È stato inoltre avviato un progetto per la 
creazione di un’App per smartphone e tablet che permetta 
di mettere in atto a livello nazionale un’attività di pre-
venzione del suicidio in adolescenza coordinata dalla NPI 
dell’OPBG e strettamente connessa alla nostra Help-line 
di supporto psicologico attiva h24 7 giorni su 7.

Da segnalare anche il “Parent Training: Terapia Mediata 
dai Genitori nei Disturbi dello Spettro Autistico”, un pro-
gramma rivolto a bambini dai 12 ai 36 mesi, con rischio o 
diagnosi di Disturbo dello Spettro Autistico. L’intervento 
è stato pensato a partire dal presupposto scientifico che 
l’inclusione dei genitori all’interno del trattamento è ri-
conosciuto come un fattore fondamentale per bambini 
con tale diagnosi, in modo particolare per la fascia dei 
prescolari. I programmi di parent training hanno infatti il 
vantaggio di generalizzare il trattamento nei vari ambienti 
della comunità (casa e scuola) con l’obiettivo di trasferire 
conoscenze e competenze specifiche ai genitori e aumen-
tare la percezione di efficacia genitoriale per migliorare 
l’interazione genitore-bambino nel tentativo di ridurre i 
sintomi core dell’autismo. Nello specifico il programma 
prevede un ciclo di 12 sedute di TMG, 1 volta a settimana 
per la durata di 90 minuti, per un tortale di tre mesi. In 
ciascuna seduta durante l’interazione genitore-bambino il 
terapista, con il ruolo di coacher, trasferisce competenze 
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specifiche al genitore che diventa così agente del tratta-
mento che ha l’obiettivo di promuovere le competenze 
socio comunicative del bambino non solo all’interno della 
seduta ma anche in tutti contesti di vita quotidiana.

Infine si segnala Mindfulness nei bambini con Distur-
bo da Deficit d’Attenzione e Iperattività, progetto il cui 
obiettivo è quello di fornire dati scientifici sull’efficacia 
di questa tecnica di psicoterapia già applicata in bambi-
ni senza problemi di sviluppo con riscontro di migliora-
menti nell’attenzione, nell’autoregolazione, nel controllo 
motorio ma anche miglioramenti nell’ansia, nella depres-
sione, nella qualità del sonno, nell’autostima, nell’incre-
mento delle emozioni positive e delle competenze sociali 
e scolastiche. Il progetto prevede l’inclusione di 48 bam-
bini di età compresa tra i 7 e gli 11 anni con diagnosi 
di ADHD, assegnati in maniera casuale al gruppo attivo 
(che pratica Mindfulness) e al gruppo di controllo (che 
svolge attività sulle emozioni). Tutti i bambini sono stati 
valutati attraverso colloqui clinici, test neuropsicologici e 
psicopatologici pre e post trattamento.

Nell’ambito dell’accoglienza dei bambini molto piccoli 
in OPBG, lo spazio psicologico di prima osservazione 
del bambino e di primo contatto con i Genitori si con-
figura con sempre maggiore chiarezza nell’Ambulatorio 
di Attenzione Precoce zero-3, un ambulatorio di rapido 
accesso dedicato ai bambini dai 0 ai 36 mesi con Disagio 
emotivo e alterazioni lievi dello sviluppo psicologico con 
prevalenza ritardo dello sviluppo, specie del linguaggio, 
e alterazione della regolazione emotiva e della relazione e 
comunicazione. Per molti di questi bambini, storie com-
plesse con ricoveri nel periodo perinatale (prematurità, 
interventi correttivi chirurgici, diagnosi precoci di ma-
lattia cronica, etc.) possono aver “congelato” le naturali 
funzioni genitoriali. E importante restituire ai genitori 
fiducia e supportarli in alcuni momenti della crescita del 
bambino e nelle diverse fasi di elaborazione della malattia 
o delle difficoltà pregresse.

Nel 2016 sono stati sperimentati in modo innovativo 
spazi di incontro per bambini piccoli e per i genitori, pa-
ralleli e distinti, in comunicazione tra loro, all’interno di 
un setting gruppale. Il protocollo prevede circa 5 incontri 
di 90 minuti ciascuno, condotti da due psicologhe psico-
terapeute. Mentre i bambini giocano, i genitori possono 
esprimere bisogni e difficoltà, storie, iniziare anche a nar-
rarsi in questi primi anni lascando emergere difficoltà, ma 
anche fattori evolutivi. Questa esperienza del ciclo breve 
di incontri in piccolo gruppo supporta parallelamente 
utili processi di riflessione sul bambino e per il bambi-
no e contemporaneamente sull’esperienza emotiva e pe-
dagogica del genitore. I risultati ottenuti ci incoraggiano 
a continuare l’esperienza che può considerarsi ponte tra 
un primo approccio di intervento integrato ed eventuale 
presa in carico terapeutica continuativa presso le ASL o 
Centri da loro indicati.

È sempre più manifesto il ruolo della Riabilitazione Neu-
rologica nella gestione delle complesse problematiche cli-
nico-riabilitative dei bambini che, nella assoluta maggio-
ranza, vi sono trasferiti dalle Terapie Intensive del nostro 
o di altri Ospedali. Si tratta infatti dell’unica struttura di 
riabilitazione pediatrica in Italia che, grazie alla sua collo-
cazione all’interno di un policlinico pediatrico ed alla col-
laborazione quotidiana con tutti i team di specialisti, può 
avviare la riabilitazione sin dalla fase acuta della malattia 
del bambino, indipendentemente dall’età o dalla gravità 
clinica. La volontà di dare risposte adeguate alle necessità 
valutative e riabilitative dei bambini con danno neurolo-
gico complesso è all’origine dell’impegno in questi anni 
del team della riabilitazione. 

Tale obiettivo è stato perseguito acquisendo il know-
how indispensabile per la gestione di pazienti instabili, 
in ventilazione meccanica invasiva, trapiantati, cardiopa-
tici, con alimentazione artificiale, ecc., e stabilendo un 
network collaborativo con tutti i Dipartimenti dell’Ospe-
dale. Un’attenzione speciale è dedicata ai genitori ed alle 
famiglie di questi bambini, che possono usufruire di un 
supporto psicologico ad hoc, importantissimo in questa 
fase del decorso clinico del loro figlio. Un indicatore del 
ruolo di eccellenza nazionale dell’UO Sub-Intensiva di 
Riabilitazione Neurologica è la crescita delle richieste di 
trasferimento da parte di Ospedali del nord Italia.

È di recente acquisizione la introduzione della terapia per 
la Atrofia Muscolare Spinale mediante somministrazione 
intratecale di un oligonucleotide antisenso chiamato in 
fase sperimentale Nursinersen ed ora denominato come 
farmaco che sarà a breve commercializzato dalla Biogen, 
Spinraza. La Atrofia Muscolare Spinale (SMA) è una del-
le malattie geneticamente determinate ed ereditate con 
modalità autosomico recessiva più frequenti ed una delle 
cause di morte più frequenti tra le malattie genetiche nei 
primi anni di vita. Tale oligonucleotide antisenso masche-
ra in modo selettivo un fattore che favorisce lo splicing 
del pre-RNA di SMN codificato dal residuo gene SMN2 
(perché il gene SMN1 che produce la proteina SNM ad 
alta efficienza è mancante in omozigosi nella maggioranza 
dei pazienti). Nelle condizioni di patologia la forma pro-
teica SMN che manca dell’esone 7 o 7-8 è una proteina 
instabile che si degrada rapidamente lasciando il pazien-
te con una riduzione notevole di tale essenziale proteina. 
L’OPBG, con il coordinamento del Centro Trial, ha par-
tecipato allo studio Nurture che consiste nella sommini-
strazione di Nursinersen in bambini con SMA I o SMA II 
in fase presintomatica, cioè alla nascita prima della com-
parsa dei sintomi della malattia. Lo studio ha finito da 
poco di reclutare i 25 pazienti che ci si era prefissati ed 
ha dato già dopo il primo anno risultati strabilianti in un 
interim analisi di giugno 2016. Il farmaco è risultato sicu-
ro e ben tollerato e ha mostrato un’incoraggiante efficacia 
clinica sui neonati con SMA di tipo 1 oramai sintomatica, 
la forma più grave della malattia.
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Dipartimento 
Oncoematologia e Medicina 
Trasfusionale

Il Dipartimento si prefigge l’obiettivo di fornire ai pazien-
ti affetti da patologie neoplastiche trattamenti aderenti ai 
più aggiornati protocolli terapeutici in ambito nazionale 
e internazionale e un supporto assistenziale che attribui-
sca in via prioritaria valore agli aspetti legati all’umaniz-
zazione delle cure e al sollievo della sofferenza. Accanto 
all’assistenza al paziente il Dipartimento offre una ricerca 
clinico-traslazionale di elevatissimo valore scientifico in 
collaborazione non solo con altre strutture Italiane ma 
con Centri di alto profilo internazionale. Grazie a per-
sonale dedicato ai trials clinici sperimentali, garantisce la 
possibilità di offrire terapie innovative in tutti gli ambiti 
onco-ematologici pediatrici. 

Fra le attività di eccellenza del Dipartimento di Onco-E-
matologia e Medicina Trasfusionale è preposto al tratta-
mento delle ricadute di Leucemia Acuta. Infatti, un’assai 
larga proporzione di pazienti affetti da leucemie acute 
ottengono una guarigione completa con i moderni pro-
tocolli chemioterapici di prima linea. Quando, tuttavia, 
la malattia si ripresenta, il recupero dei pazienti è larga-
mente proporzionale all’expertise sviluppata dal gruppo 
che si fa carico del programma terapeutico del bambino 
ricaduto. Il Dipartimento di Onco-ematologia è in grado 
di offrire il più qualificato trattamento chemioterapico 
e trapiantologico per i pazienti pediatrici con leucemia 
acuta ricaduta, potendo rendere disponibili, oltre ai trat-
tamenti convenzionali, i farmaci più nuovi e le strategie 
trapiantologiche sofisticate e innovative. In particolare, 
il nostro Centro, coordina il Protocollo nazionale per le 
Leucemie Linfoblastiche Acute ricadute. 

Nel corso degli ultimi anni l’attività di neuro-oncologia 
presso l’Ospedale Bambino Gesù di Roma, ha avuto una 
particolare espansione grazie alla presenza, nell’ambito 
dello stesso istituto ospedaliero di competenze pediatriche, 
neuro-oncologiche mediche, neuro-chirurgiche e neu-
ro-radiologiche. A quest’attività diagnostico-terapeutica, 
fa riscontro, altresì, un collegamento diretto con il servizio 
di neuro-riabilitazione dove i pazienti, al termine del trat-
tamento chirurgico, radiante o citostatico, trovano le mi-
gliori risposte per ripristinare un’adeguata funzione neu-
romotoria. Alla luce di quanto sopra riportato, è evidente 
come l’Ospedale Bambino Gesù di Roma rappresenti un 

punto di assoluta eccellenza per la diagnosi e la terapia dei 
tumori del sistema nervoso centrale che interessano l’atti-
vità pediatrica. Da sottolineare, al contempo, la diagnosi 
e terapia del retinoblastoma, che rappresenta uno dei tu-
mori più caratteristici dell’età pediatrica la cui prognosi è 
andata progressivamente migliorandosi in termini di so-
pravvivenza dei malati sia in termini di conservazione di 
un’adeguata funzione visiva. Grazie alla stretta interazione 
tra il Dipartimento di Onco-ematologia e l’Unità Opera-
tiva di Oculistica dell’Ospedale, i bambini affetti da questa 
neoplasia possono trovare la più adeguata risposta terapeu-
tica alle differenti situazioni cliniche che possono configu-
rarsi nell’ambito di questa patologia. L’elevato numero di 
casi trattati e la qualificazione specifica nel settore hanno 
portato il Dipartimento di onco-ematologia a rivestire un 
ruolo di guida e coordinamento in Italia nell’ambito di 
questa peculiare forma di tumore. I ricercatori dell’Ospe-
dale Pediatrico Bambino Gesù nell’ultimo anno, hanno, 
inoltre, messo a punto una nuova tecnica che riduce a zero 
il rischio di mortalità nei bambini affetti da difetti conge-
niti del sistema immunitario che necessitano, in assenza 
di un donatore compatibile, del trapianto di midollo da 
uno dei genitori. Il risultato eccezionale è stato ottenuto 
grazie all’utilizzo di un gene “suicida” in grado di tenere 
sotto controllo eventuali infezioni dovute al trapianto. È la 
prima sperimentazione di questo genere nel mondo.

La nuova tecnica rappresenta un’evoluzione della proce-
dura di trapianto aploidentico (da genitore) già adottata 
dal Dipartimento di Oncoematologia dell’Ospedale pe-
diatrico della Santa Sede. La tecnica permette ora di com-
battere e sconfiggere l’aggressione da parte delle cellule del 
donatore. Prima di iniziare il percorso trapiantologico, in-
fatti, dal genitore vengono prelevate le cellule linfocitarie 
del sangue nelle quali viene inserito il gene suicida (indu-
cibilecaspase-9 o iC9). Il tutto viene poi congelato. Due 
settimane circa dopo il trapianto, le cellule modificate 
geneticamente vengono scongelate e infuse nel bambino. 
Se tutto procede senza complicazioni, il gene suicida resta 
dormiente. Se, al contrario, si dovesse scatenare l’aggres-
sione delle cellule del donatore nei confronti dell’organi-
smo del paziente, si può intervenire per bloccarla. Basta 
iniettare nel paziente un agente di per sé inerte ma atti-
vante il gene suicida, l’AP1903. 
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Dipartimento 
Chirurgico

L’anno 2016 è stato caratterizzato da un grosso impegno 
sia dal punto di vista organizzativo che clinico per l’intero 
Dipartimento che ha visto confluire al suo interno l’area 
chirurgica del Dipartimento nefrourologico. Si è così ini-
ziato a configurare un raggruppamento clinico accomu-
nato dall’utilizzazione di risorse e servizi comuni in grado 
di perfezionare nel tempo percorsi clinico assistenziali 
trasversali, accentrando ancora più del passato la propria 
attenzione sul paziente e sulla condivisione delle risorse.
 
Nell’ambito della Unità Operativa Chirurgia Generale e 
Toracica, durante l’anno appena trascorso sono stati con-
solidati due percorsi clinici di eccellenza:

•	 Chirurgia Oncologica, che ha visto confermati i 
numeri degli anni precedenti in termini di raccolta 
pazienti, ed ha potenziato il rispetto della procedura 
“neoplasie solide extracraniche” che nel suo percorso, 
molto articolato e complesso che gode della ampia 
collaborazione del Dipartimento Immagini e Dipar-
timento Laboratori oltre che di quello di Oncoema-
tologia, ha confermato la tempistica di 48 ore dall’ 
ingresso del paziente alla diagnosi ed inizio delle pro-
cedure di trattamento. In campo strettamente chirur-
gico è stata introdotta la neuromodulazione, in colla-
borazione con l’Unità Operativa di Neurochirurgia, 
nel trattamento delle neoplasie pelviche, del bacino, 
perineali e degli arti con risultati eccezionali in termi-
ni di sicurezza per il paziente.

•	 Chirurgia Toracica: anche questa ha visto conferma-
to il numero delle procedure svolte considerando tra 
queste solo quelle complesse a torace aperto o in vi-
deochirurgia. Un notevole impulso in tal senso si è 
ottenuto con la acquisizione della colonna videochi-
rurgica 3D (tridimensionale) che con l’affinamento e 
maggiore risoluzione delle immagini ha consentito di 
ridurre i tempi operatori medi.

Nel 2016 all’interno della Unità Operativa di Odontosto-
matologia è stato sviluppato un progetto basato sull’uti-
lizzo combinato di sedazione cosciente e anestesia locale 
computerizzata. Scopo del progetto è stato di sfruttare 
l’utilizzo combinato della sedazione cosciente con protos-
sido d’azoto e delle procedure anestetiche computerizzate 
al fine di poter curare pazienti non collaboranti per età 
e/o patologia sistemica, riducendo al minimo qualsiasi 
discomfort, determinando la riuscita della prestazione 

in regime ambulatoriale ed evitando di dover ricorrere al 
trattamento in anestesia generale. La sedazione cosciente 
con protossido d’azoto nei precedenti studi si è dimostra-
ta una metodica molto performante, priva di rischi siste-
mici e con un effetto limitato alla durata della seduta. Il 
sistema a controllo computerizzato consente la sommi-
nistrazione di un anestetico locale a velocità controllata, 
è dotato di una sottile siringa ergonomica assimilabile 
ad una penna e quasi invisibile e non necessita di alcuna 
pressione, per iniettare il farmaco a differenza dell’aneste-
tico locale tradizionale. La procedura, determinando una 
minore percezione del dolore durante l’anestesia locale e 
avendo meno ripercussioni fisiche rispetto all’ anestesia 
locale tradizionale, ha permesso un’ottimizzazione della 
collaborazione durante le procedure odontoiatriche ef-
fettuate con l’utilizzo della sedazione cosciente. Permette 
inoltre di ridurre il numero di casi che ricorrono al tratta-
mento in sedazione profonda e contribuisce a migliorare 
ulteriormente il percorso clinico-assistenziale del bambi-
no, attraverso l’associazione di due tecnologie che favori-
scono un miglior controllo dello stato di ansia e stress del 
paziente con conseguente miglioramento della collabora-
zione del bambino.

Nel 2016 l’attività innovativa svolta in ambito assistenzia-
le dall’Unità Operativa di Chirurgia Andrologica è stata 
quella di ridurre sensibilmente la degenza ospedaliera dei 
pazienti sottoposti ad intervento chirurgico, in particolare 
in quelli affetti da patologie congenite dell’apparato ri-
produttivo maschile come l’ipospadia. La riduzione della 
degenza in termini di giornate di ricovero post-intervento 
è stata particolarmente significativa (circa il 40-50%), de-
terminando evidenti benefici sia al paziente che ai fami-
liari, dovuti proprio alla minore permanenza in ospedale.

Nel 2016 l’Unità Operativa di Chirurgia Urologica ha 
confermato i volumi di attività di ricovero ordinario de-
gli anni precedenti, sviluppando ulteriormente le tecni-
che chirurgiche mininvasive. Tra i campi di applicazione 
principali:

•	 Le procedure laparoscopiche sono state in costante 
aumento. In particolare, la pieloplastica laparoscopica 
e laparo-assistita, hanno completamente soppiantato 
la tecnica tradizionale “open” con una evidente ridu-
zione del dolore postoperatorio e della degenza. 

•	 La calcolosi in età pediatrica è diventata negli ultimi 
anni una sfida molto particolare nell’ambito dell’U-
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rologia Pediatrica. Le procedure endourologiche per 
la calcolosi urinaria sono state implementate grazie 
all’introduzione di una tecnica innovativa, la micro-
percutanea, che ha affiancato le tecniche più tradizio-
nali, quali la minipercutanea e la ureterolitotrissia. 

•	 Il trattamento endoscopico del reflusso vescico-urete-
rale è una realtà consolidata, iniziata nel 1986. L’inno-
vazione degli ultimi anni consiste nell’impiego di un 
nuovo materiale impiantabile.

•	 La procedura di trattamento endoscopico del megau-
retere ostruttivo, mediante dilatazione ad alta pressio-
ne, è stata standardizzata ed impiegata nella comune 
pratica clinica, dopo due anni di ricerca clinica e due 
pubblicazioni su riviste internazionali.

Per il trattamento dell’acalasia cardiale, a livello interna-
zionale la Unità Operativa Chirurgia Endoscopia Digesti-
va rappresenta l’unico centro pediatrico, oltre ad alcuni 
per adulti, ad effettuare interventi di miotomia cardiale 
endoscopica (POEM) in sostituzione del tradizionale trat-
tamento chirurgico open. Il training, effettuato da uno 
dei nostri medici presso il centro di Tokyo ove tale meto-
dica è stata ideata, ha consentito di trasferire nei bambini 
tale strategia terapeutica, efficace, sicura e mini-invasiva. 
La POEM, caratterizzata dalla realizzazione endoscopica 
di un tunnel esofageo sottomucoso (una vera e propria 
“perforazione” programmata), rappresenta inoltre il pri-
mo vero successo della chirurgia mini-invasiva attraverso 
gli orifizi naturali (NOTES) anche in età pediatrica. È 
una nuova strategia per raggiungere strutture altrimenti 
di più complesso accesso, come ad esempio il mediastino.
In collaborazione con la Cell Factory OPBG, le Univer-
sità Cattolica del Sacro Cuore di Padova e la Telea Biote-
ch sono stati effettuati i primi interventi sperimentali di 
sostituzione parziale di esofago utilizzando le metodiche 
di Tissue Engineering, con scaffold predisposti ad otti-
male seeding cellulare utilizzando una perforatrice 3D di 
nuovissima generazione. I primi quattro suini operati si 
alimentano oramai regolarmente da settimane. Tale stra-
tegia permetterà di trattare bambini che ora subiscono 
complessi interventi ricostruttivi. 

Nel 2016 la Unità Operativa Ortopedia ha incrementato 
la esecuzione di procedure mininvasive nel trattamento 
delle gravi scoliosi infantili e delle differenze di lunghezza 
degli arti inferiori e superiori. È giunta al quinto anno di 
attività nell’utilizzo di barre magnetiche ad allungamen-
to telecomandato, la Unità Operativa ha la casistica più 
numerosa in Italia nel trattamento delle scoliosi infantili 
con questa metodica. Tale sistema ha permesso di ridurre 
drammaticamente il numero di ricoveri in precedenza ne-
cessari al trattamento di queste gravi forme di scoliosi (in 
media dieci ricoveri/interventi per paziente), migliorando 
la qualità di vita dei bambini e delle loro famiglie (assenze 
dal lavoro, narcosi ripetute). La metodica permette infi-
ne di evitare l’indossamento di qualsiasi tipo di busto per 
cinque-sei anni. Di più recente introduzione nel bagaglio 
di prestazioni terapeutiche, l’allungamento delle differen-
ze di lunghezza degli arti ha parimenti rappresentato un 
importante processo migliorativo nel percorso di cura di 
tali patologie. L’abbandono degli ingombranti apparecchi 

di fissazione esterna, gravati da dolori, infezioni ed im-
paccio motorio motivato dalle loro dimensioni, è stato 
paragonabile ad una grande innovazione qualitativamente 
migliorativa nel vissuto dei pazienti. Mediante l’uso delle 
barre magnetiche applicato all’allungamento degli arti si è 
ottenuto il raggiungimento di risultati senza dolori, infe-
zioni e interventi ripetuti. Anche in questo campo la Uni-
tà Operativa Ortopedia è titolare della casistica pediatrica 
più numerosa in Italia. La metodica della Neurortopedia 
è stata introdotta, nell’elenco delle procedure già in uso 
per il trattamento delle deformità dei bambini affetti da 
esiti di paralisi cerebrale infantile, la metodica di osteoto-
mia del bacino nelle gravi displasie dell’anca.

L’Unità Operativa Chirurgia delle Vie Aeree si occupa 
della gestione delle patologie del distretto laringo-tra-
cheo-bronchiale mediante la diagnostica endoscopica e 
trattamenti chirurgici endoscopici, e/o di chirurgia open 
nelle patologie più complesse. Nell’anno 2016 sono state 
effettuate oltre 1.200 endoscopie diagnostico-operative 
delle vie aeree, 12 interventi di chirurgia open cervicale 
relativa all’asse laringotracheale e oltre 60 tracheotomie 
(di cui oltre il 60% in pazienti con età inferiore ai 12 
mesi). Particolare attenzione ed incremento è stato rivolto 
alla “chirurgia endoscopica mini invasiva” delle vie aeree 
con l’effettuazione di oltre 50 laringotracheoplastiche en-
doscopiche senza la necessità di effettuare la tracheotomia 
seppur temporanea. Tutto questo ha portato a un notevo-
le miglioramento della qualità di vita del paziente con una 
più agevole gestione a domicilio di questi piccoli pazienti 
spesso con patologie complesse, della riduzione dei tempi 
di ospedalizzazione con conseguente riduzione dei costi 
per il SSN. Il nuovo recente impulso alla chirurgia dei tra-
pianti polmonari ha implementato significativamente le 
attività di monitoraggio endoscopico mini invasivo a cura 
della Unità Operativa Chirurgia Vie Aeree, dei pazienti 
trapiantati; ci si avvale nella loro gestione di tecniche di 
stenting e balloon dilation tracheobronchiali mediante 
device di ultima generazione.

Il lavoro dell’Unità Operativa Chirurgia delle Vie Aeree 
è inoltre un lavoro di coordinazione multidisciplinare 
che vede le sue collaborazioni esplicitate nell’attività del 
Laryngo Tracheal Team. Il Laryngo Tracheal Team è stato 
fondato presso il nostro ospedale nel 2012. Il Laryngo 
Tracheal Team vede al suo interno la collaborazione di 
anestesisti e rianimatori, broncopneumologi, cardiochi-
rurghi, chirurghi digestivi, chirurghi generali, chirurghi 
neonatali, radiologi, e altre figure specialistiche chiamate 
in causa in relazione al caso clinico in discussione. Tale 
gruppo di lavoro multidisciplinare unico in Italia, per-
mette la gestione di casi clinici complessi inviati da tutto 
il nostro paese permettendo a pazienti, precedentemente 
gestiti solo in stati esteri, di essere trattati con il massimo 
delle competenze con tecniche all’avanguardia ed in tem-
pi brevi all’interno confini nazionali. 

Nel corso del 2016 la Unità Operativa Oculistica, con la 
compartecipazione della Unità Operativa Psicologia Cli-
nica, ha avviato un progetto in collaborazione con i Musei 
Vaticani, configurato come progetto di Empowerment, 
ossia attività complementare e di supporto al percorso 
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clinico dei piccoli pazienti in cura presso il Centro di Ria-
bilitazione Visiva della sede di Santa Marinella. Scopo del 
progetto è stato lo sviluppo delle potenzialità del bambino 
che, data la sua condizione di ipovisione, potrebbero non 
esprimersi pienamente. L’esperienza di crescita dell’auto-
nomia e dell’integrazione sociale del bambino ovviamente 
si estende anche ai genitori. Il progetto è stato avviato per 
bambini ipovedenti-non vedenti dai 6 ai 12 anni di età. 
Il percorso, svolto in due volte per ciascun gruppo com-
posto ogni volta da 3-4 bambini, si è sviluppato fra visite 
tattili, con letture di favole e miti e ascolto di musiche e 
suoni, e attività di laboratorio, con manipolazione della 
creta e realizzazione di strumenti musicali. Questo pro-
getto, unico nel suo genere, rappresenta quindi un tenta-
tivo di “agganciare” concretamente la realtà clinica di un 
percorso clinico-assistenziale alla realtà sociale del bam-
bino, ponendo pazienti, famiglie e personale sanitario di 
fronte a tematiche che spesso “le mura” di un ospedale 
non evidenziano pienamente.

La Unità Operativa Patologia del Rachide nel campo delle 
innovazioni ha impiantato il percorso della Vertical Expan-
dable Prosthetic Titanium Rib (VEPTR) nel trattamento 
delle scoliosi infantili, giovanili ed adolescenziali. L’Unità 
Operativa ha iniziato ad utilizzare lo strumentario VEPTR 
dal 2011, fino ad oggi sono stati trattati 25 pazienti. In me-
dia i pazienti subiscono 1 volta all’anno intervento di allun-
gamento delle strumentario, con una degenza ospedaliera 
di 1-2 giorni. È attualmente in fase di studio una versione 
del VEPTR con barra magnetica che, se approvata per l’u-
so clinico, potrebbe eliminare la necessità di interventi di 
allungamento. I pazienti trattati con il VEPTR non neces-
sitano di tutela con corsetto con i problemi di compliance 
e limitazioni della qualità di vita che questo comporta, le 
curve scoliotiche sono efficacemente controllate dallo stru-
mentario e la funzione respiratoria è preservata. Alla fine 
dell’accrescimento la deformità del rachide può essere, a se-
conda dei casi, corretta definitivamente con uno strumen-
tario vertebrale o addirittura può essere conservato il VEP-
TR: questo strumentario è pienamente descrivibile come 
“device” che può nelle diverse circostanze sostituire, con 
maggiore efficacia, i corsetti, essere un “trattamento-ponte” 
che controlla la deformità in attesa della correzione definiti-
va, o infine fungere da strumentario definitivo, senza dover 
ricorrere alla fusione del rachide (tecnica fusionless).

La Neuro-Urologia del nostro Istituto è punto di riferi-
mento nazionale per tutti i pazienti con vescica neurogena 
e neuropatica e con problematiche urologiche in pazien-
ti disabili. L’attività viene svolta per tutti i Dipartimenti 
dell’Ospedale, presso tutti e quattro i Presidi dell’OPBG, 
con gruppi di lavoro trasversali con NeuroChirurgia, 
NeuroRiabilitazione, Chirurgia Neonatale, Ch Digestiva, 
che sono stati implementati nell’anno passato. L’utilizzo 
di tecniche chirurgiche, laparoscopiche e endoscopiche 
innovative quali tossina botulinica, derivazioni urinarie 
continenti per via percutanea o laparoscopica, interventi 
mininvasivi o laparoscopici per la continenza, l’utilizzo 
della neuromodulazione sacrale, nonché un trattamento 
completo sia dell’intestino neurogeno che della calcolosi 
delle vie urinarie nel disabile, hanno portato l’attività a 
livello dei maggiori Centri mondiali.

La Chirurgia Plastica e Maxillofacciale dell’Ospedale 
Pediatrico Bambino Gesù si occupa della diagnosi, del 
trattamento e del follow-up di patologie malformative, 
oncologiche, traumatiche, da ustione, ulcere e ferite dif-
ficili; grazie all’attività coordinata e integrata di specia-
listi altamente qualificati (chirurghi plastici, chirurghi 
maxillofacciali, chirurghi craniofacciali, microchirurghi, 
chirurghi della mano, vulnologi, odontostomatologi). 
All’interno dell’Unità Operativa, al fine di assicurare il 
massimo supporto alla famiglie dei bimbi ricoverati è 
nata e ha sede l’Associazione “BA.BI.S. Onlus – La banda 
dei bimbi speciali”, una grande famiglia che raccoglie sia 
genitori di bambini nati con malformazioni congenite sia 
pazienti ormai maggiorenni. L’associazione si pone come 
obiettivo anche quello di offrire informazioni utili oltre 
alla testimonianza concreta di chi ha già avuto a che fare 
con diverse malformazioni e superato tutti o i maggiori 
problemi che ne derivano. È così più facile per i genitori 
riuscire a trovare la determinazione necessaria per affron-
tare la paura e il disorientamento iniziali e sentirsi da subi-
to parte integrante del piano di cura dei propri figli. 

L’Unità Operativa Chirurgia Epatobiliopancreatica è 
dedicata al trattamento chirurgico delle anomalie delle 
vie biliari: atresia delle vie biliari, cisti del coledoco, cisti 
biliari, litiasi della colecisti; gestione del trauma epatico, 
sia conservativa che chirurgica; inquadramento diagno-
stico e terapeutico delle neoplasie epatiche con resezio-
ne o trapianto, se indicato; Chirurgia del pancreas per 
asportazione di neoplasie o ipersinsulinismo; - gestione 
dell’ipertensione portale, mediante trattamento conserva-
tivo e chirurgico, in particolare shunt meso-Rex e shunt 
porto-sistemici. In particolare, l’Unità Operativa, in col-
laborazione con l’Unità Operativa Epato-Gastroenterolo-
gia e la Unità Operativa Nefrologia segue il paziente con 
insufficienza epatica e renale acuta o cronica in tutte le fasi 
di preparazione al trapianto e nel decorso post operatorio 
immediato e a lungo termine. 

Nei disturbi respiratori dovuti all’eccessivo volume di ade-
noidi e tonsille che, per quanto sane, occupano sostanzial-
mente il posto necessario al normale passaggio dell’aria, 
l’Unità Operativa Otorinolaringoiatria ha sviluppato una 
modalità terapeutica alternativa all’intervento di adeno-
tonsillectomia, che permette la conservazione di un orga-
no 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 ra-
dio-frequenze, consente in sostanza di “vaporizzare” parte 
del tessuto tonsillare, riducendo il volume dell’organo e, 
di fatto, facendolo “dimagrire” di quel tanto che serve a 
garantire il normale passaggio dell’aria. Questo interven-
to, che si chiama tonsillectomia intracapsulare mediante 
coblator (intracapsular coblation assisted tonsillectomy), 
consente, quindi, di risolvere i problemi respiratori senza 
mutilare il sistema immunitario del bambino e permette 
una netta diminuzione delle complicanze emorragiche 
post-operatorie (dall’1.02% della tonsillectomie tradizio-
nali allo 0.17% di quelle eseguite 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.
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Dipartimento Immagini

Fra le innovazioni assistenziali sviluppate e le attività 
avanzate strettamente correlate alla evoluzione clinico 
tecnologica basata su software evoluti applicati in neuro-
radiologia si ricordano:

•	 Implementazione di nuovi SW e tecniche avanzate di 
Risonanza Magnetica con applicazione in neuro-on-
cologia soprattutto per gli studi:

1.	 di perfusione sia con metodica di suscettibilità di-
namica (T2* e T1), che con Arterial Spin Labeling 
(senza somministrazione di mdc ev);

2.	 di diffusione (DTI, NODDI e Kurtosi).

•	 Collaborazione a progetto per l’implementazione 
degli approcci multidisciplinari per la patologia on-
cologica del Sistema Nervoso Centrale. È stato isti-
tuito ed è operativo un Team Multidisciplinare di 
Neuro-oncologia costituito da un referente per ogni 
specialità coinvolta nella gestione del paziente con 
tumore SNC.

•	 Collaborazione a progetto (Telemedicina, Oncoema-
tologia, Diagnostica per Immagini, Neurochirurgia) 
per l’erogazione di second opinion a distanza. È stato 
istituito un Virtual Tumor Board composto da Neu-
ro-oncologo, Neuroradiologo e Neurochirurgo, per 
l’erogazione di teleconsulti asincroni multidisciplina-
ri nel rispetto della privacy dei Pazienti e delle norma-
tive vigenti in materia. 

•	 Sviluppo di modelli organizzativi relativi alle modali-
tà di trasmissione delle consegne: sviluppo di model-
lo informatico a supporto delle consegne verbali inte-
grate medico-tecnico-infermieristiche e di segreteria 
in Risonanza Magnetica (3T). 

•	 Collaborazione a progetto interdipartimentale (On-
coematologia, Neuroscienze, Diagnostica per Im-
magini) per l’umanizzazione del percorso diagnosti-
co-terapeutico del Bambino Malato. Il progetto ha lo 
scopo di migliorare la comunicazione e l’accettazione 
delle procedure mediche, quali la Risonanza Magne-
tica, la Tomografia Computerizzata, gli esami di Me-
dicina Nucleare, l’inserimento del CVC, l’intervento 
chirurgico e neurochirurgico etc, preparando il bam-
bino mediante l’utilizzo di cartoon.

•	 Introduzione dell’implementazione dello studio ra-
diomico e radiogenomico nei tumori cerebrali in-
fantili. La radiomica è il processo di quantificazione 
fenotipica, attraverso l’estrapolazione e l’elaborazione 
di una vasta gamma di dati dalle immagini. L’approc-
cio radiomico è motivato dal concetto che le imma-
gini biomediche contengono informazioni che riflet-
tono la fisiopatologia e che questi rapporti possono 
essere rivelati mediante l’analisi quantitativa delle 
immagini. Il fine è investigare l’associazione di dati 
fenotipici e biomarkers di imaging con i patterns ge-
nomici (radiogenomica), per sviluppare modelli che 
possano migliorare l’accuratezza diagnostica, progno-
stica e predittiva.
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Dipartimento 
Emergenza Accettazione - Anestesia 
Rianimazione e Comparti Operatori

Essere un Dipartimento dei “servizi” obbliga ad una 
continua revisione dei protocolli adottati, dei percorsi 
assistenziali e delle tecniche utilizzate che devono essere 
adattate agli sviluppi clinico-culturali e strumentali dei re-
parti medici e chirurgici con cui si collabora. Un obiettivo 
strategico prioritario dell’OPBG è lo sviluppo delle “pato-
logie ad alta complessità”, che comportano un importante 
coinvolgimento dell’Anestesia e della Rianimazione, con 
ripercussioni anche sulla Pediatria dell’Emergenza e del 
Pronto Soccorso. 

Il contributo che il DEA-ARCO può e deve dare, non si 
limita solo ad aggiornare ed ottimizzare la gestione clini-
co-assistenziale, ma svolgere un “ruolo attivo” nel Proces-
so di Deospedalizzazione, secondo i principi dell’appro-
priatezza, garantendo la massima sicurezza per i pazienti 
(modello Pronto Soccorso, Day Surgery e Chirurgia Am-
bulatoriale che nel 2016 hanno eseguito 8.826 interven-
ti tra Palidoro e San Paolo), in modo da disporre di più 
posti letto per i ricoveri di patologia ad alta complessità.

Per realizzare questo processo “virtuoso”, bisogna impe-
gnarsi nel monitorare le esigenze emergenti e le indicazio-
ni poste a livello nazionale e regionale, in modo da attuare 
un opportuno e tempestivo rimodellamento organizzativo 
ed una revisione dei protocolli e dei percorsi assistenziali.
Per definizione tutte le Unità Operative del Dipartimento 
sono coinvolte nella gestione dell’urgenza/emergenza, ol-
tre che nelle attività programmate, e per dare una risposta 
immediata ed efficace sono richieste duttilità, disponibi-
lità e capacità di adattamento. Il DEA-ARCO ha dimo-
strato di possedere queste caratteristiche in più situazio-
ni critiche, sia nelle condizioni di Emergenza (Pediatria, 
Traumatologia e Area Rossa in primis), che nelle attività 
programmate ad elevato livello di complessità.

Come punti di eccellenza delle UU.OO. del Dipartimen-
to nel 2016 vanno sinteticamente segnalate:

•	 ARCO di Roma: L’Anestesia ha sviluppato tecniche 
avanzate nelle Chirurgie specialistiche a maggiore 
complessità (Neurochirurgia, Trapiantologia, Chi-
rurgia Toracica, Chirurgia Plastica e Maxillo-facciale, 
Chirurgia Neonatale) adottando, tra l’altro, monito-
raggi multiparametrici delle funzioni vitali e del li-
vello di profondità dell’Anestesia (BIS), finalizzato a 
garantire il massimo livello di sicurezza ed ad evitare 
il rischio di inadeguate somministrazioni di farmaci. 

A San Paolo, dove i pazienti operati in Day Surgery e 
Chirurgia Ambulatoriale vengono dimessi in 2-3 ore, 
si è messa a punto una tecnica anestesiologica mista 
(Anestesia generale e Blocco periferico) che garantisce 
una pronta ripresa post-operatoria ed una analgesia 
prolungata. Nel 2016 sono stati convertiti in ricove-
ro notturno solo 3 pazienti sui circa 3.000 operati.
La Rianimazione ha ulteriormente affinata la gestione 
dei pazienti trapiantati per garantire in tempi rapidi 
l’estubazione, minimizzando in tal modo i rischi di 
sovrainfezioni e di barotrauma da ventilazione mec-
canica.

•	 ARCO di Palidoro: oltre alla chirurgia delle prime 
vie aeree a glottide libera, e alla gestione intraopera-
toria dei pazienti con gravissime forme di scoliosi, ha 
dato una risposta pronta alle esigenze della Chirurgia 
Bariatrica e dell’Elettrofisiologia, dimostrando ottime 
capacità a gestire anche malati complessi. La Riani-
mazione ha diffuso l’uso della ecografia polmonare, 
dedicandosi alla terapia intensiva post-operatoria con 
rapido tourn-over dei pazienti, consolidando il suo 
ruolo nella gestione di pazienti con patologia croni-
cizzata stabilendo una collaborazione con la Pediatria 
e con la Riabilitazione.

•	 Area Rossa: ha garantito servizi aggiuntivi con uno 
sforzo organizzativo importante: prelievo di pazien-
ti trasportati con elicottero sulla elisuperficie SCV, 
gestione per l’Italia Centro-meridionale dei pazienti 
pediatrici con indicazione ad assistenza extracorporea 
respiratoria – ECMO (Rete ministeriale RESPIRA), 
Centro Antiveleni Pediatrico

•	 Pediatria dell’Emergenza: Nonostante la maggiore 
complessità dei pazienti afferenti al PS ha ridotto in 
modo sensibile i ricoveri nei Reparti di Degenza, in 
questo favorito anche dalla disponibilità di 17 posti 
letto di Degenza. Peraltro, nel Reparto di Pediatria 
di Emergenza ha gestito pazienti medici, chirurgici 
e traumatologici con complessità media, adottando 
trattamenti strumentali che hanno fatto un filtro effi-
cace ai ricoveri in altri reparti e nella stessa Area Rossa

•	 Traumatologia: in pochi anni ha assunto un ruolo di 
riferimento regionale per la traumatologia pediatrica, 
con una affluenza in continua crescita e con necessità 
di aumentare a 7 le sedute operatorie settimanali. In 
questo ambito ha sviluppato tecniche chirurgiche d’a-
vanguardia con ottimi risultati.
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Biblioteca Medica

La biblioteca ha la finalità di assicurare la migliore fruizione, l’aggiornamento e la conservazio-
ne delle collezioni, l’assistenza ed il supporto continuo alla ricerca bibliografica ed alle analisi 
bibliometriche. 

È dotata di una sala lettura con 8 PC, dove il personale 
dipendente, i medici specializzandi e gli studenti dei corsi 
di laurea infermieristica che frequentano l’Ospedale pos-
sono trovare il materiale, le informazioni e l’assistenza di 
loro interesse. Nel 2016 sono stati registrati 3184 accessi. 
La categoria di utenti maggiormente rappresentata è stata 
quella dei medici, seguita dagli infermieri e dagli psicologi 
mentre si sono ridotte le presenze dei biologi, dopo la loro 
prevalente delocalizzazione presso i laboratori di San Paolo. 

La Biblioteca dispone di strumenti che favoriscono la fru-
izione delle risorse bibliografiche, quali il Linksolver, per 
il collegamento al testo completo degli articoli scientifici 
direttamente dalle banche dati sulle quali si opera la ricer-
ca; il catalogo AZ, accessibile dalla pagina di Biblioteca e 
consultabile da tutte le postazioni di ogni sede istituzio-
nale, che aggrega periodici, banche dati, libri, strumenti 
per le lingue e per la gestione della bibliografia; il servizio 
CINECA Library Access Service, che consente agli utenti 
autorizzati di disporre, anche da server remoto, dell’intero 
patrimonio bibliografico dell’Istituzione. 

L’utenza ha potuto usufruire delle più importanti banche 
dati bibliografiche, bibliometriche e di Evidence Based 
Medicine e di un patrimonio di oltre 7.000 periodici elet-
tronici, rappresentato da grandi editori come SpringerNa-
ture, Wiley, Elsevier, Sage, BMJ Journals, Karger, Thieme 
ed altri. Il servizio ha instaurato negli anni collaborazioni 
stabili con le Biblioteche di altri Enti, alle quali ha richie-
sto e fornito articoli in regime di reciproco scambio, per 
integrare le pubblicazioni non presenti in catalogo. Nel 
2016 ha soddisfatto oltre 1.700 richieste di articoli e si 
è avvalsa del servizio DocLine della National Library of 
Medicine per fornire ai propri ricercatori gli articoli pub-
blicati su riviste non disponibili nelle Biblioteche italiane. 

Ha offerto al personale sanitario dell’OPBG il servizio 
“Evidence Updates”, con l’invio settimanale di articoli rile-
vanti in discipline di particolare interesse per l’Istituzione. 
Ha supportato gli utenti nella scelta delle riviste alle quali 
sottoporre le proprie pubblicazioni ed ha gestito con suc-
cesso la procedura di rettifica delle citazioni bibliografiche 
errate presso la NLM (PubMed Author Name Correction).

La biblioteca medica



La Biblioteca dispone di una pagina Facebook con la 
quale diffonde approfondimenti su argomenti di natura 
scientifica, notizie di salute pubblica, etica della ricerca e 
delle pubblicazioni.

La Biblioteca offre un servizio di promozione e diffusio-
ne della letteratura scientifica di qualità. Nell’ambito del 
piano formativo aziendale, ha organizzato nel 2016 alcuni 
corsi (ECM e/o non ECM) quali:

•	 Le analisi bibliometriche: l’H-Index in WoS e Scopus

•	 Creazione e gestione di bibliografie: Refworks e altri 
gestori

•	 La biblioteca ti segue ovunque: Banche dati, catalogo 

e altre risorse della Biblioteca

•	 Pubblicare in Open Access

•	 Quality of written English: correction required before 
being published

La Biblioteca è inserita nella rete delle Biblioteche degli 
Enti di ricerca biomedici italiani, Bibliosan, promossa dal 
Ministero della Salute con lo scopo di creare e coordinare 
un efficace ed efficiente servizio di informazione scientifica 
mediante la condivisione ed il potenziamento delle risorse 
documentarie esistenti e l’acquisto collettivo di risorse di-
gitali, svolgendo un ruolo significativo nel perseguimento 
degli obiettivi di qualità come necessario supporto alle at-
tività di ricerca e diffusione dell’informazione scientifica.
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Risultati scientifici significativi 

Illustriamo alcuni dei risultati scientifici più significativi ottenuti nell’anno 2016, utilizzando come 
unico criterio di selezione il valore di Impact Factor delle riviste sulle quali sono stati pubblicati. 
Le tematiche di queste ricerche spaziano dalle malattie genetiche e l’applicazione di strategie-omiche, 
in particolare in alcune patologie mendeliane, all’onco-ematologia, all’immunologia, agli studi 
delle malattie complesse e alla messa a punto di protocolli terapeutici innovativi.

MALATTIE GENETICHE E RARE

Le piattaforme genomiche e le competenze bioinformati-
che sviluppate presso i laboratori dell’OPBG hanno per-
messo negli ultimi anni di fornire risposte diagnostiche in 
oltre il 40% dei malati rari o ultra-rari affetti da malattie 
rare orfane di diagnosi, soprattutto utilizzando le analisi 
esomiche. Queste strategie hanno portato all’identifica-
zione di alcune nuove malattie e alla definizione delle loro 
basi biologiche.

È stato dimostrato che le mutazioni bialleliche del gene 
TBCD, che codifica per una ciaperonina necessaria ad 
assemblare/disassemblare le tubuline - le unità strutturali 
dei microtubuli - causano una malattia neurodegenerati-
va con atrofia corticale ad esordio precoce, ipomieliniz-
zazione, microcefalia, assottigliamento del corpo calloso, 
disabilità mentale e ritardo dello sviluppo, convulsioni, 
atrofia ottica e quadriplegia spastica. 

Un altro studio, che ha arruolato sei pazienti in quattro 
famiglie provenienti da un isolato genetico dell’Italia me-
ridionale, ha identificato una nuova forma di encefalo-
patia neurodegenerativa, con atrofia muscolo-spinale di-
stale, originata da mutazioni omozigoti del gene TBCE, 
ampliando lo spettro fenotipico delle tubulinopatie. In 
quattro pazienti provenienti da tre famiglie, che presen-
tavano un quadro di leucoencefalopatia non classificata, 
caratterizzata alle neuroimmagini da piccole cavitazioni 
multifocali nella sostanza bianca cerebrale periventricola-
re e profonda, sono state identificate mutazioni bialleliche 
di LYRM7, un gene nucleare che codifica per una protei-
na della matrice mitocondriale. Uno studio collaborativo 
internazionale, al quale ha partecipato l’OPBG, ha stu-
diato l’effetto delle duplicazioni di porzioni genomiche 
sulla formazione di nuovi domini cromatinici, ovvero di 
unità genomiche regolative.

Uno studio internazionale di fase I/II, nel quale l’OPBG è 
stato il centro con il più elevato reclutamento, ha dimostrato 
che nei pazienti pediatrici con leucemia acuta linfoblastica a 
precursori delle cellule B, recidivante o refrattaria alle terapie 
convenzionali, incluso il trapianto emopoietico, il Blinatu-
momab, un anticorpo monoclonale bispecifico a singola ca-
tena, che crea una sinapsi immunologica fra le cellule T e le 
cellule leucemiche, con morte per apoptosi di queste ultime, 
ha mostrato un’elevata attività antileucemica, candidandosi 

come un’importante ed innovativa opzione terapeutica per 
questo tumore, il più frequente nell’età pediatrica. 

Uno studio multicentrico internazionale, a cui l’OPBG 
ha fornito un contributo significativo, ha indagato l’ef-
fetto del desametasone rispetto al prednisone nella tera-
pia di induzione per il trattamento della leucemia acuta 
linfoblastica del bambino. Il desametasone si è mostrato 
lo steroide più efficace in grado di garantire una migliore 

RICERCA ONCOEMATOLOGICA
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Sono state introdotte nuove linee di ricerca sulle cellule 
NK ed altre cellule linfoidi dell’immunità innata (ILC) 
ed è stato definito il loro ruolo nelle difese anti-microbi-
che e anti-tumorali. In questo ambito, è stato dimostrato 
che un sottogruppo specifico, le ILC-3, infiltra i tessuti 
tumorali ed è associato alle strutture linfoidi terziarie. La 
loro frequenza correla positivamente con la prognosi dei 
pazienti. Queste ILC-3, associate ai tumori, sono diret-
tamente responsabili della organizzazione degli aggregati 
linfoidi. I KIR, recettori inibitori delle cellule NK spe-
cifici per i determinanti allelici delle molecole HLA di 
classe I, scoperti negli anni ’90 dai ricercatori dell’Area di 
Immunologia, rivestono un ruolo fondamentale nel tra-
pianto delle cellule staminali emopoietiche da donatore 
aploidentico nella terapia delle leucemie ad alto rischio. 
In uno studio collaborativo, è stato dimostrato che il po-
limorfismo di KIR3DL1 definisce distinte gerarchie nel 
riconoscimento degli alleli HLA, con importanti conse-
guenze sull’effetto anti-leucemico delle cellule NK nel 
trapianto aploidentico.

Uno studio, focalizzato sulle cellule NK nei pazienti con 
neoplasie, ha dimostrato che la frequente espressione di 
PD1 da parte delle cellule NK associate al tumore è re-
sponsabile di una compromissione dell’attività anti-tu-
morale. Tale attività può essere ripristinata dagli anticorpi 
bloccanti anti-PD1. L’immunoterapia con anticorpi an-
ti-checkpoint inhibitors (quali PD1) ha rivoluzionato la 
prognosi di alcune neoplasie; le cellule NK svolgono un 
ruolo fondamentale contro le cellule dei tumori metasta-
tici che perdono spesso l’espressione degli antigeni HLA-I 
e sono perciò resistenti all’azione dei linfociti T citolitici.

Uno studio prospettico ha confrontato le storie naturali 
di oltre 500 pazienti con rare forme di immunodeficienze 
combinate, quali la linfoistiocitosi emofagocitica (HLH), 
sottoposti o meno al trapianto, per verificare il valore pre-

dittivo dei parametri clinici ed immunologici, sull’esito 
del trattamento, fornendo indicazioni utili sull’eventuale 
scelta del trapianto di cellule staminali. Sono stati valu-
tati retrospettivamente gli aspetti clinici, immunologici, 
istopatologici e radiologici su una larga coorte di pazienti, 
raccolta su base internazionale, affetti dalla sindrome da 
deficit di fosfoinositide-3 chinasi delta, una forma di im-
munodeficienza secondaria a mutazioni con guadagno di 
funzione del gene PIK3CD; lo studio ha identificato una 
significativa variabilità clinica tra i pazienti, con casi a pe-
netranza incompleta, e la necessità di ricorrere, in alcuni 
soggetti affetti dalle forme infantili più gravi, al trapianto 
di cellule staminali, ed eventualmente all’uso di farmaci 
inibitori di PI3Kδ. 

Uno studio ha indagato i meccanismi attraverso i quali 
le mutazioni dell’adattatore pirina modificano il segnale 
per l’attivazione dei microtubuli nell’inflammosoma dei 
pazienti con febbre mediterranea. È stato dimostrato che 
nelle fasi precoci di rigenerazione compensatoria nei pa-
zienti con distrofia muscolare di Duchenne si attiva l’au-
tofagia, la cui manipolazione farmacologica, nel modello 
murino, è in grado di influenzare la progressione della 
malattia; questi risultati suggeriscono che l’autofagia, 
opportunamente indirizzata, può promuovere la rigene-
razione e ritardare la progressione della malattia. È stato 
identificato un meccanismo di regolazione dell’infiam-
mazione attraverso DAPK1, nel processo non-canonico 
di autofagia noto come autofagocitosi associato a LC3, 
il cui difetto determina un aumento dell’infiammazione 
durante le infezioni fungine; questi risultati indicano che 
le modificazioni farmacologiche di DAPK1 possono inci-
dere sulla risposta infiammatoria nel corso della clearance 
fungina iniziata dall’interferon gamma. 

È stato dimostrato che la sindrome da attivazione dei ma-
crofagi (MAS), una forma di linfoistiocitosi emofagociti-
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sopravvivenza libera da malattia. In termini di soprav-
vivenza complessiva, non si è osservata una differenza 
tra i due bracci di randomizzazione, ad eccezione di un 
sottogruppo di pazienti con leucemia acuta linfobla-
stica a cellule T, nei quali il desametazone ha mostrato 
un vantaggio chiaro, anche in termini di sopravvivenza 
complessiva. 

L’OPBG è stato l’istituto italiano leader in uno studio 
multicentrico internazionale mirato alla caratterizzazione 
cito-molecolare di un gruppo di pazienti pediatrici affet-
ti da leucemia acuta megacarioblastica. In particolare, i 
riarrangiamenti NUP98/KDM5A, CBFA2T3/GLIS2, 
KMT2A e la monosomia 7 hanno dimostrato di predi-
re indipendentemente una peggiore prognosi, rispetto 
ai pazienti con RBM15/MKL1 o a quelli privi di lesioni 
molecolari. Nell’ambito di una ricerca sono stati analizza-
ti retrospettivamente oltre 16.600 bambini con leucemia 

acuta linfoblastica trattati con radioterapia craniale/cra-
nio-spinale (CRT); in generale si è avuto un ridotto nu-
mero di recidive nel sottogruppo dei pazienti con coinvol-
gimento del sistema nervoso centrale alla diagnosi, anche 
se, indipendentemente dal trattamento, in questo gruppo 
si è osservata un’elevata frequenza di eventi, i più temibili 
dei quali sono caratterizzati da neoplasie secondarie del 
sistema nervoso centrale. 

Questo studio ha suggerito che la CRT è indicata solo nei 
pazienti con localizzazione della malattia a livello del si-
stema nervoso centrale al momento della diagnosi. È stato 
sviluppato un modello 3D per i tumori umani, basato 
su PEG-idrogel, che ricostruisce l’effetto degli adenovirus 
oncolitici e consente di riprodurre una risposta tumorale 
analoga a quella osservata in vivo; questo modello per-
mette di studiare la biologia dei tumori e la loro risposta 
ai trattamenti biologici.
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Nel 2016 sono state particolarmente attive le ricerche 
orientate allo sviluppo di terapie innovative e in generale 
al miglioramento della presa in carico in vari ambiti delle 
attività assistenziali dell’Ospedale.

Uno studio Europeo, che ha coinvolto attivamente 
l’OPBG, ha monitorato l’impatto della implementazione 
di alcune pratiche nell’assistenza dei neonati ad alto pre-
termine sulla riduzione della mortalità e della morbidità e 
ne ha documentato una riduzione del 18% delle morti, in 
assenza di un aumento delle morbidità gravi. Su una ca-
sistica di neonati affetti da ernia diaframmatica congenita 
associata ad ipertensione polmonare, reclutati da 70 centri 
in 13 Paesi, è stata valutata la validità dell’impiego inalato-
rio dell’ossido nitrico; lo studio ha raccomandato la stan-
dardizzazione dell’impiego del farmaco evidenziandone 
l’associazione con un aumento della mortalità dei pazienti. 
In assenza di consenso sulla condotta clinica da seguire nei 
neonati e nei bambini affetti da infezioni complicate, è sta-
ta effettuata una revisione di 82 sperimentazioni cliniche 
basate sull’uso di antibiotici; è emerso che le definizioni 
regolatorie utilizzate per gli adulti possono essere solo par-
zialmente applicabili ai pazienti pediatrici ed è necessario 
armonizzare la definizione dei casi e le misure degli esiti. 

Nei pazienti con fibrosi cistica, è stato dimostrato che la 
proteina codificata da NLRP3, che è espressa soprattutto 

nei macrofagi ed è una componente dell’inflammosoma, 
contribuisce alle deleterie risposte infiammatorie e cor-
rela con il difetto di produzione di IL-1Ra dipendente 
da NLRC4; pertanto gli inflammosomi sono potenziali 
bersagli terapeutici per ridurre le conseguenze patologiche 
della colonizzazione microbica dei pazienti. 

La cistinosi nefropatica è una malattia rara da accumulo liso-
somiale causata dalle mutazioni del trasportatore lisosomiale 
della cistina, la cistinosina; è stato dimostrato che il deficit di 
cistinosina non determina solo un accumulo di cistina e che 
un fattore di trascrizione (TFEB), che regola la via dell’au-
tofagia lisosomiale, può essere un bersaglio terapeutico per il 
trattamento della malattia. Uno studio ha indagato il ruolo 
dei mitocondri nelle malattie renali genetiche ed acquisite; 
considerato l’importante ruolo della biogenesi mitocon-
driale nel recupero della funzione renale, è stato suggerito 
l’impiego di terapie in grado di correggere la disfunzione 
mitocondriale o di promuoverne la rigenerazione. Prenden-
do lo spunto dal successo del trattamento dell’encefalopatia 
etilmalonica con trapianto di fegato in un modello murino, 
per la prima volta al mondo questo protocollo è stato appli-
cato in un paziente di 8 mesi, utilizzando come donatore un 
vivente; il paziente ha avuto un importante miglioramento 
neurologico ed una marcata normalizzazione dei parametri 
biochimici, dimostrando che il trapianto del fegato è una 
terapia di elezione in questi pazienti.

SVILUPPO DI TERAPIE INNOVATIVE 

ca secondaria, che complica l’artrite reumatoide sistemica 
giovanile idiopatica (JIA), si associa ad elevati livelli di 
interferon gamma e di chemochine indotte dall’interfe-
ron gamma, definendo un ruolo chiave di IFNγ nella ma-
lattia. Uno studio collaborativo internazionale ha stabilito 

una serie di criteri di classificazione della MAS che com-
plica la JIA e ne ha testato la validità, con una sensibilità 
di 0,73 ed una specificità di 0,99; questi criteri offrono la 
base per la scoperta di nuove terapie, basate sull’arruola-
mento di pazienti selezionati con criteri rigorosi. 

CARATTERI COMPLESSI

Le ricerche più significative sulle malattie complesse si 
sono focalizzate sull’obesità e sulle sue complicazioni, con 
particolare riferimento alla steatosi epatica non alcolica 
(NAFLD), e su alcuni aspetti delle psicosi.

È stata documentata un’associazione tra uno SNP del 
gene MBOAT7, che codifica per una proteina integrale di 
membrana della famiglia delle aciltransferasi, e lo sviluppo 
e la gravità della NAFLD, che sarebbe mediata da modifi-
cazioni nel rimodellamento della catena acilica del fosfati-
dilinositolo. L’analisi di un campione di oltre 400 bambini 
affetti da NAFLD ha documentato una correlazione tra 
la gravità del quadro clinico e le caratteristiche della ma-
lattia metabolica e l’infiammazione portale. Una serie di 
pubblicazioni scientifiche hanno analizzato il profilo me-
tagenomico e dei composti organici volatili del microbiota 

in condizioni fisiologiche e patologiche. In particolare, è 
stato utilizzato un approccio integrato meta-omico per ca-
ratterizzare il microbiota di un gruppo di bambini obesi 
con NAFLD; lo studio ha identificato una diminuzione 
di Oscillospira, una iper-regolazione di 2-butanone ed un 
aumento di Ruminococcus e Dorea come marcatori di 
esordio del processo di degenerazione grassa del fegato e 
delle sua progressione verso la steatoepatite. 

Su un gruppo di pazienti affetti dalla sindrome da dele-
zione 22q11.2 sono stati utilizzati i criteri di rischio ul-
tra-elevato (UHR) per definirne il valore predittivo per le 
psicosi, ed è stato dimostrato che il processo di evoluzio-
ne verso la malattia in questi casi non è sostanzialmente 
diverso da quello osservato in altri gruppi di soggetti ad 
alto rischio.
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Produzione scientifica

Nel 2016 i ricercatori dell’OPBG hanno pubblicato 
628 articoli su riviste nazionali ed internazionali. Il va-
lore di Impact Factor (IF) grezzo è stato di 2.504 punti, 
normalizzato secondo i criteri ministeriali (IF corretto) 
in 2.502. Rispetto all’anno precedente sono aumen-
tati significativamente sia il numero di pubblicazioni 
indicizzate, che sono cresciute dell’11%, sia gli indici 
qualitativi della produttività, essendo l’IF corretto au-
mentato del 9%. Questi parametri confermano il trend 

in crescita, in atto da molti anni e che colloca l’OPBG 
tra i principali IRCCS nazionali. Uno studio del Mini-
stero della Salute, che fa riferimento ai risultati dell’an-
no 2015 e relativo ai 49 IRCCS nazionali, posiziona 
l’OPBG al quarto posto per numero di pubblicazioni, 
al quinto per valore di IF corretto, al settimo per nu-
mero di citazioni nel triennio, ed al primo posto tra 
gli IRCCS pediatrici. La figura 52 mostra l’andamento 
dell’IF dell’OPBG dal 2003 al 2016.

IF normalizzato IF corretto IF grezzo

Figura 52. Impact Factor dell’OPBG negli anni 2003-2016
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Collaborazioni scientifiche 

L’OPBG è inserito nel contesto di una ampia rete di col-
laborazioni scientifiche. Nel 2016 sono state attive colla-
borazioni scientifiche con 379 Enti, (279 internazionali e 
100 nazionali), formalizzate attraverso la partecipazione a 
progetti di ricerca. 

Le collaborazioni internazionali sono soprattutto nel 
continente europeo, come illustrato nella figura 55. Le 
collaborazioni con Enti dei Paesi extra-europei nel 2016 
riguardano soprattutto Enti presenti negli Stati Uniti, in 
Giappone e in Israele.

Figura 55. Collaborazioni Internazionali
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A queste collaborazioni si aggiunge la partecipazione 
dell’OPBG alle 15 Reti Europee di Riferimento (ERN) 
delle Malattie Rare già precedentemente elencate e descrit-
te nel sottocapitolo “Programma miglioramento continuo 
qualità dell’assistenza”.

A livello nazionale, sono attive un centinaio di collabora-
zioni scientifiche, localizzate per il 50% circa nel centro 
Italia, soprattutto nel Lazio. Una quota significativa delle 

collaborazioni, pari al 35% circa, riguarda Enti che ope-
rano nel nord Italia e 15% Enti delle regioni meridionali. 
Tra le collaborazioni nazionali, si segnala in particolare 
la partecipazione dell’OPBG alle reti degli IRCCS, re-
centemente istituite dal Ministero della Salute, quali le 
Reti Neurologica, Cardiologica e Pediatrica. L’OPBG 
è inoltre membro della rete Alleanza Contro il Cancro 
(ACC) e della Italian Advanced Translational Research 
Infrastructure (IATRIS).

La tipologia di Enti con i quali l’OPBG ha tali attive col-
laborazioni scientifiche sono prevalentemente Università, 
Centri di ricerca pubblici e privati e Ospedali (che rappre-
sentano collettivamente 65% delle collaborazioni). Sono 

molto attivi anche i rapporti di collaborazione con il set-
tore imprenditoriale, in particolare con le piccole e medie 
imprese e le industrie, che costituiscono il 18% delle colla-
borazioni nel 2016 (figura 56).

Figura 56. Collaborazioni Scientifiche
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Finanziamenti per la ricerca

L’attività ideativa e progettuale dei ricercatori dell’OPBG, 
a cui è riconducibile la continua crescita della produttivi-
tà scientifica, ha un significativo parallelo nell’andamento 
dei finanziamenti ottenuti, pur nel contesto nazionale ed 
internazionale di una progressiva riduzione dei fondi de-
stinati alla ricerca scientifica. Infatti, nel 2016 è cresciuta 
la partecipazione dell’OPBG ai bandi di ricerca nazionali 
e internazionali, con conseguente aumento sia del numero 
dei progetti vinti, sia dei finanziamenti ottenuti. I finanzia-
menti totali per ricerca dell’OPBG nel 2016 assommano a 

circa 20 milioni di Euro, con un aumento del 17%, rispet-
to ai finanziamenti ottenuti nell’anno precedente. Questo 
risultato complessivo è legato soprattutto all’aumento dei 
finanziamenti provenienti da grant competitivi, che rappre-
sentano il 40% dei finanziamenti totali per la ricerca. 

La figura 53 riporta la distribuzione per tipologia dei finan-
ziamenti per la ricerca acquisiti nel 2016. Il 36% circa pro-
viene dal Ministero della Salute attraverso i fondi destinati 
alla Ricerca Corrente (RC) ed il conto capitale. 

La figura 54 mostra la disponibilità dei finanziamenti per 
ricerca negli anni 2010-2016, suddivisi nelle due prin-
cipali componenti. La prima è rappresentata dai finan-
ziamenti cosiddetti “istituzionali”, ai quali concorrono i 
fondi derivanti dalla RC, dal conto capitale e dal 5 per 
mille, nella cui acquisizione il ricercatore non esercita una 
azione diretta, ma solo indiretta in base ai risultati della 
produttività, che si integrano con i risultati dell’eccellen-
za assistenziale. Tali fondi rappresentano storicamente la 
principale base finanziaria per la ricerca.

La seconda componente è rappresentata dai fondi “varia-
bili”, sul cui reperimento i ricercatori agiscono in maniera 
diretta. Si tratta soprattutto di grant di ricerca, integrati 
dai finanziamenti per le sperimentazioni cliniche profit, 
dalle donazioni liberali ed altri contributi. L’andamen-
to incrementale dei finanziamenti è legato soprattutto 
all’aumento della quota “variabile”, a testimonianza quin-
di dell’efficacia dell’azione dei ricercatori e dei servizi di 
supporto nella qualità delle proposte progettuali e nelle 
strategie di selezione dei bandi di ricerca.

Figura 53. Distribuzione delle principali fonti di finanziamento per la ricerca 
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Principali Enti finanziatori

I principali Enti che hanno finanziato la ricerca scientifica 
dell’OPBG nel 2016 sono stati la Commissione Europea, 

il Ministero della Salute, la Regione Lazio, le associazioni
e le fondazioni di ricerca private, tra cui l’AIRC e Te-
lethon, altre associazioni benefiche ed aziende sia del set-
tore farmaceutico che extra-farmaceutico.

Figura 54. Andamento dei fondi di ricerca vinti nel periodo 2010 - 2016

Fondi Istituzionali Fondi esterni variabili Fondi totali per la ricerca
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L’OPBG è stato accreditato come Provider Standard per la 
Formazione e l’accreditamento ECM nel 2013. 

La programmazione formativa tiene conto della missione 
dell’Ospedale, che opera in campo pediatrico con l’obiet-
tivo di assicurare attività integrate di assistenza e di ricerca, 
sia clinica che traslazionale, a favore dei pazienti pediatrici. 

La formazione sanitaria è un obiettivo che l’Ospedale per-
segue da anni, ottimizzandolo e integrandolo nelle attività 
quotidiane, per assicurare ai propri operatori un elevato 
livello di specializzazione ed aggiornamento.

Nel 2016 sono stati realizzati 91 eventi rivolti a tutte le fi-
guri professionali, con 213 edizioni erogate, per un totale 
di 3637 partecipazioni. Gli eventi formativi sono stati 39 
ed i progetti formativi aziendali 37, superando del 20% 
la soglia del 50% richiesta dall’AGENAS ai Provider. Gli 
eventi definitivi corrispondenti al piano 2016 sono stati 
77 (compresa 1 FAD), rispetto ai 107 inseriti. 

Nel 2016 sono state concluse 3 FAD avviate nel 2015: 
“Batti il 5 - la buona pratica dell’igiene delle mani”, 

che ha avuto 23.836 partecipanti con diritto ai crediti; 
“PBLS-D: la rianimazione cardiopolmonare pediatrica 
di base, la defibrillazione precoce e le manovre di diso-
struzione da corpo estraneo”, che ha avuto 16.496 par-
tecipanti con diritto ai crediti; “La sicurezza aziendale 
in ambito ospedaliero: gestione del rischio, prevenzione 
e protezione. Ed.2”. Nel 2016 è stata realizzata la FAD 
“Temi di genetica medica” che ha avuto 21.280 parte-
cipanti con diritto ai crediti. Complessivamente, con le 
FAD sono stati rilasciati oltre 412.000 crediti.

L’OPBG si è classificato come migliore Provider per l’at-
tività prodotta nel 2016 nella Categoria IRCCS e ha in-
crementato il numero degli eventi svolti rispetto al pre-
cedente anno, confermando la prima posizione nel no-
vero dei migliori Provider della classifica di riferimento 
dell’Annuario della Formazione in Sanità. La rilevazione 
è stata realizzata attraverso i dati della Banca dell’Agenzia 
Nazionale per i Servizi Sanitari Regionali.

L’OPBG si è posizionato al quinto posto della Classifi-
ca The Best Provider ECM 2016 - Categoria Eventi non 
sponsorizzati.

Formazione e Accreditamento ECM

Auditorium San Paolo
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Area di Ricerca
Genetica e Malattie Rare

Responsabile: Marco Tartaglia

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 svilup-
pare nuovi test diagnostici e linee-guida assistenziali, con l’obiettivo di ottenere risultati di poten-
ziale immediata fruibilità da parte dei pazienti. Una parte significativa delle attività è rivolta alle 
malattie rare, ultra-rare ed “orfane” di diagnosi. L’Area gestisce l’interfaccia italiana di Orpha-
net, il più importante database al mondo per le malattie rare e coordina o partecipa a numero-
si progetti che hanno per oggetto la diagnosi e la caratterizzazione dei pazienti affetti da sin-
dromi dismorfiche e difetti congeniti. 

Genetica Molecolare  
e Genomica Funzionale

Responsabile
Marco Tartaglia

Malattie Metaboliche

Responsabile
Carlo Dionisi Vici

Genetica Clinica e Dismorfologia

Responsabile
Maria Cristina Digilio

Malattie Neuromuscolari

Responsabile
Enrico Silvio Bertini

Comprensione dei meccanismi patogenetici delle ma-
lattie rare e orfane di diagnosi, attraverso l’identifica-
zione di nuovi geni-malattia e la loro caratterizzazione, 
mediante l’uso di modelli sperimentali in silico, in vi-
tro e in vivo; traslazione delle nuove tecnologie geno-
miche nella pratica clinica con particolare attenzione ai 
pazienti orfani di diagnosi.

Studio delle malattie metaboliche con l’obiettivo di 
trasferire all’attività clinica gli studi metabolomici; spe-
rimentazione di nuove terapie; utilizzo della medicina 
basata sull’evidenza come modello per lo sviluppo di 
linee-guida.

Caratterizzazione a livello molecolare delle sindromi 
genetiche e definizione della loro storia naturale; iden-
tificazione di correlazioni genotipo-fenotipo di rilevan-
za clinica; sviluppo di linee-guida assistenziali.

Sviluppo della medicina traslazionale nell’ambito 
delle malattie neuromuscolari e neurodegenerative; 
contributo alla definizione di nuovi fenotipi e nuovi 
geni-malattia, con l’obiettivo di innovare i protocolli 
diagnostici; sviluppo di algoritmi in grado di integrare 
la diagnosi clinica, neuroradiologica, miopatologica, 
enzimatica e genetica; definizione della storia natura-
le delle malattie rare di riferimento per lo sviluppo di 
sperimentazioni cliniche.
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Malattie Neurologiche 
e Neurochirurgiche

Responsabile
Federico Vigevano

Microbioma Umano 

Responsabile
Lorenza Putignani 

Malattie Renali

Responsabile
Francesco Emma

Orphanet-Italia

Responsabile
Bruno Dallapiccola 

Conduzione di ricerche traslazionali, con finalità dia-
gnostica e terapeutica, con particolare riferimento alle 
epilessie, alle cefalee, ai disturbi del movimento e alle 
malattie demielinizzanti; sviluppo e implementazione 
delle tecniche neurochirurgiche nel campo delle malat-
tie neurologiche e neuro-oncologiche.

Sviluppo e applicazione di algoritmi bioinformatici per 
lo sviluppo di mappe di microbiomi pediatrici associati 
a condizioni fisiologiche e patologiche gastrointestinali 
o gastrointestinali-correlate; realizzazione, ampliamento 
e mantenimento della biobanca di microbiomi pediatri-
ci; analisi con strumenti -omici e meta-omici del geno-
ma, metaboloma e metaproteoma dei microbiomi inte-
stinali; disegno di pipeline di proteomica e metaproteo-
mica; trasferimento nella clinica i modelli ottenuti per i 
microbioti associati ad alcune patologie pediatriche.

Studio dei meccanismi fisiopatologici della cistinosi 
nefropatica e delle malattie renali immuno-mediate; 
conduzione di ricerche cliniche in ambito nefrologico; 
partecipazione a diversi registri di malattie renali.

Sviluppo dell’interfaccia italiana del progetto Orpha-
net, il più importante database al mondo dedicato alle 
malattie rare e ai farmaci orfani.

Analisi in silico dell’impatto funzionale di una mutazione nel gene 
TBCE responsabile di una rara malattia neurodegenerativa me-

diante l’uso di modelli strutturali 3D. 

Differenziamento neuronale di cellule staminali pluripotenti indot-
te ottenute da fibroblasti di cute di un soggetto sano (sinistro) e di 
un soggetto affetto da una rara malattia del neurosviluppo causata 

da mutazioni nel gene TBCD (destra).
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nn Completamento del programma “Genomica per i 
pazienti orfani di diagnosi” finalizzato a trasferire l’a-
nalisi esomica nella pratica clinica e a comprendere le 
basi molecolari delle malattie rare orfane di diagnosi. 

nn Identificazione di TBCD come nuovo gene-ma-
lattia, implicato in una encefalopatia ad esordio 
precoce, associata ad alterazioni della dinamica 
dei microtubuli. 

nn Caratterizzazione molecolare e clinica di una nuo-
va malattia sindromica con grave encefalopatia 
causata dalle mutazioni del gene TBCK. 

nn Identificazione di una nuova malattia dello svi-
luppo, allelica alla sindrome Rubinstein-Taybi, 
causata dalle mutazioni del gene CREBBP.

nn Caratterizzazione di nuovi meccanismi patogenetici 
implicati nelle RASopatie e descrizione di correla-
zioni genotipo-fenotipo nella sindrome di Noonan, 
con particolare riguardo alle cardiopatie congenite. 

nn Identificazione di varianti genomiche strutturali 
(CNV) quali fattori predisponenti le cardiopatie 
troncoconali nei pazienti con sindrome da dele-
zione 22q11.2 (sindrome di DiGeorge-VCF). 

nn Caratterizzazione delle implicazioni cliniche di al-
cuni sbilanciamenti genomici (delezione 22q11.2 
e sindrome Sprengel; delezione 14q32 e tumore 
della tiroide; delezione 2q33.1q34 e malforma-
zioni cerebrali e anorettali; idic(15) ed epilessia).

nn Caratterizzazione delle correlazioni genotipo-fe-
notipo nella sindrome Beckwith-Wiedemann.

nn Elaborazione di algoritmi diagnostici e sviluppo 
di nuovi metodi per la diagnosi biochimica di ma-
lattie lisosomiali e perossisomiali.

nn Contributo alla conoscenza delle cause moleco-
lari, dei meccanismi fisiopatologici e della storia 
naturale di alcune malattie metaboliche.

nn Caratterizzazione di un nuovo quadro clinico e 
neuroradiologico associato ad un forma di leuco-
distrofia da mutazioni nel gene LYRM7.

nn Caratterizzazione clinica e molecolare di una nuo-
va malattia del motoneurone causata da mutazio-
ni del gene TBCE. 

nn Caratterizzazione molecolare di nuovi fenotipi 
clinici di encefalomiopatie mitocondriali.

nn Comprensione e caratterizzazione del ruolo dello 
stato redox sulla polimerizzazione dei microtubuli 
nell’atassia di Friedreich.

nn Elaborazione di linee-guida internazionali per la 
diagnosi e il follow-up delle distrofie muscolari 
congenite e la diagnosi delle miopatie congenite.

nn Sperimentazioni farmacologiche nei pazienti con 
malattie neurodegenerative, mediante sommini-
strazione intracerebrale di enzimi sostitutivi.

nn Sperimentazioni farmacologiche nei pazienti epi-
lettici e definizione del protocollo di selezione e 
trattamento dei soggetti farmaco-resistenti candi-
dati alla dieta chetogena.

nn Definizione delle reti di connettività cerebrale 
attraverso l’utilizzo di pattern di high frequency 
oscillation da registrazioni intracerebrali nei pa-
zienti con epilessia farmacoresistente candidati 
alla chirurgia.

nn Applicazione delle procedure lesionali nel tratta-
mento delle distonie dell’età evolutiva nei pazienti 
non eleggibili alla stimolazione cerebrale profonda.

nn Identificazione di una famiglia di molecole alta-
mente efficaci nel correggere le anomalie del flus-
so autofagico nella cistinosi nefropatica. 

nn Caratterizzazione della ricostituzione delle sotto-
popolazioni dei linfociti B nei pazienti con sindro-
me nefrosica idiopatica trattati con anticorpi mo-
noclonali anti-CD20; identificazione della sotto-
popolazione linfocitaria B switched memory come 
marcatore altamente predittivo di recidiva dopo 
trattamento con un anticorpo anti-CD20; caratte-
rizzazione dell’effetto a lungo termine della terapia 
sui linfociti e sulla competenza immunologica.

nn Evidenza di sintomi cardiovascolari precoci in 
una proporzione di bambini affetti da rene polici-
stico autosomico dominante.

nn Trasferimento nella diagnostica clinica delle map-
pe di microbiota intestinale.

nn Applicazione della spettrometria di massa MAL-
DI-TOF MS alla diagnostica dei funghi, dei pa-
rassiti e dei microorganismi multiresistenti.

nn Realizzazione della suite proteomica per analisi 
untargeted e targeted quantitative su triplo qua-
drupolo e trappola ionica e applicazione traslazio-
nale della microbiome analytics.

nn Aggiornamento del database www.orphanet-i-
talia.it, ampliamento e revisione dei contenuti 
relativi le malattie rare, i servizi specialistici, le 
associazioni e i registri dei pazienti, i laboratori di 
diagnosi, i progetti di ricerca, le sperimentazioni 
cliniche. Pubblicazione di 4 nuove linee-guida, di 
16 newsletters di OrphaNews Italia; creazione di 
contenuti per la pagina Facebook.

nn Organizzazione del Congresso Internazionale 2016 
della Society for the Study of Inborn Errors of Me-
tabolism (SSIEM) che ha visto la partecipazione di 
oltre 2800 delegati provenienti da 80 paesi.

Risultati DEL 2016 
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Inducible pluripotent stem iPS cell de-
rived human astrocytes as a new disease 
model to shed light into the molecular 
pathogenesis of megalencephalic leukoen-
cephalopathy with subcortical cysts MLC. 
Responsabile: Aiello Chiara

Relazione fra geni CFTR e di geni del 
pathway del tripsinogeno delle forme di 
fibrosi cistica ad espressione pancreatica 
e nelle pancreatiti croniche. 
Responsible: Angioni Adriano

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

Role of riboflavin transporters in motor 
neuron diseases genetic analysis of the 
Brown Vialetto Van Laere and Fazio 
Londe Syndromes and development of 
potential treatment strategies for motor 
neuron diseases. 
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

Development of an italian clinical 
network for Spinal Muscolar Atrophy 
(SMA). 
Responsabile: Bertini Enrico Silvio

Determinanti molecolari delle malattie 
neurodegenerative. 
Responsabile: Bertini Enrico Silvio

Le IgM nella sindrome nefrosica in età 
pediatrica: nuovo marker di malattia e 
possibile ruolo terapeutico. 
Responsabile: Colucci Manuela

Genetic diagnosis of pulmonary diseases 
in newborns and infants: a genomic 
approach through next generation 
sequencing. 
Responsabile: Cutrera Renato

Fisiopatologia delle malattie respiratorie 
pediatriche primitive e secondarie. 
Responsabile: Cutrera Renato

A multicenter collaborative research 
network for the identification and study 
of rare undiagnosed patients: the impact 
on the rare disease National Health 
Service network (UnRareNet). 
Responsabile: Dallapiccola Bruno

A multifunctional protein involved 
in skin desquamation and immunity: 
towards novel therapeutic approaches for 
rare and common skin diseases (LEKTI). 
Responsabile: Dallapiccola Bruno

From bench to bedside: an integrated 
approach to RASopathies. 
Responsabile: Dallapiccola Bruno

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

Telethon Undiagnosed Diseases 
Program. 
Responsabile: Dallapiccola Bruno

GENE-RARE. 
Responsabile: Dallapiccola Bruno

Congenital myopathies: genetic 
screening from a new diagnostic 
algorithm. 
Responsabile: D’amico Adele

Complete molecular characterization of 
patients affected by congenital muscular 
dystrophies with alpha dystroglycan 
defect using next generation sequencing 
strategies. 
Responsabile: D’amico Adele

Long term natural history in Duchenne 
Muscolar dystrophy. 
Responsabile: D’amico Adele

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

Caratterizzazione clinico-molecolare 
di malattie dismorfiche rare mediante 
analisi di sequenziamento di nuova 
generazione. 
Responsabile: Dentici Maria Lisa

Cardiopatie congenite e sindromi 
genetiche: correlazioni genotipo-
fenotipo. 
Responsabile: Digilio Maria Cristina

European network and registry for 
homocystinurias and methylation 
defects (E HOD). 
Responsabile: Dionisi Vici Carlo

Dechipering the mechanism of immune 
dysfunction in Vici syndrome.  
Responsabile: Dionisi Vici Carlo

Ricerca traslazionale nelle Malattie 
Metaboliche Ereditarie: studio del meta-
boloma, dei meccanismi fisiopatologici, 
dei determinanti genetici, identifica-
zione di biomarcatori, storia naturale e 
sviluppo di nuovi approcci terapeutici. 
Responsabile: Dionisi Vici Carlo

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. 
Responsabile: El Hachem May Chebl 

The renal damage risk study  
in children with vescico ureteral  
reflux grade III to V. 
Responsabile: Emma Francesco

Development of innovative therapeutic 
approaches for rare diseases. 
Responsabile: Emma Francesco

Drug library screening to improve the 
outcome of nephropatic cystinosis. 
Responsabile: Emma Francesco

Funcional characterization  
of cystinosis-LKG. 
Responsabile: Emma Francesco

Identification and analysis of cis and 
trans acting elements that activate the 
CTNS gene. 
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

Studio randomizzato per 
l’ottimizzazione del trattamento 
steroideo della Sindrome nefrosica 
idiopatica cortico-sensibile (PROPINE). 
Responsabile: Emma Francesco

ADPKID ‘s registry online. 
Responsabile: Emma Francesco

Studio del rachitismo nella cistinosi 
nefropatica. 
Responsabile: Emma Francesco

Verso la terapia fagica per le infezioni 
polmonari in Fibrosi Cistica: 
identificazione e caratterizzazione di 
nuovi fagi ad ampio spettro d’azione 
contro Pseudomonas Aeruginosa. 
Responsabile: Fiscarelli Ersilia Vita

Studio istomorfolico multiorgano del 
trattamento della Cistinosi con PS 4176 
in modello nurino C57BL 6 CTNS. 
Responsabile: Francalanci Paola

PROGETTI DI RICERCA
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Studio istomorfologico multiorgano 
del trattamento della Cistinosi 
con PSW4176 in modello murino 
C57BL/6 CTNS-/-. Valutazione di 
una “vecchia molecola con nuovo 
utilizzo” per la rimozione della cistina 
e confronto con il trattamento con 
Cisteamina. 
Responsabile: Francalanci Paola

Stato epilettico refrattario e super refratta-
rio: studio clinico osservazionale di coor-
te, retrospettivo e prospettico, per il rico-
noscimento precoce di etiologie genetiche 
e l’uso di farmaci non convenzionali. 
Responsabile: Fusco Lucia

Anticorpi Anti HLA nel trapianto 
del rene pediatrico trapiantabilità 
del paziente immunizzato 
e prevenzione del rigetto cronico. 
Responsabile: Guzzo Isabella

Caratterizzazione clinico molecolare di 
sindromi genetiche. 
Responsabile: Lepri Francesca Romana

Improved pre surgical evaluation of the 
human epileptogenic zone with a novel 
intracranial recording analysis platform. 
Responsabile: Marras Carlo Efisio

Approccio funzionale mini-invasivo in 
neurochirurgia pediatrica. 
Responsabile: Marras Carlo Efisio

Grant Support of Development 
PECEPILESSY Surgery. 
Responsabile: Marras Carlo Efisio

Nuovo registro ARegPKD. 
Responsabile: Massella Laura

Valutazione cognitivo-comportamentale 
in pazienti affetti da Sindrome di Alport 
X-linked o autosomica. 
Responsabile: Massella Laura

Orphanet: il portale delle malattie rare. 
Responsabile: Mingarelli Rita

Approcci di sequenziamento 
di seconda generazione per la 
comprensione delle cause molecolari 
di malattie genetiche rare, ultra-rare 
e senza inquadramento nosologico. 
Responsabile: Niceta Marcello

Validazione tecnica delle performance 
del Sequenziatore NextSeq 55 High 
troughput sequencing. 
Responsabile: Novelli Antonio

Applicazioni nello studio di patologie 
genomiche con piattaforme di nuova 
generazione. 
Responsabile: Novelli Antonio

European Registry of Dialysis Treatment 

of Pediatric Acute Kidney Injury (AKI) 
(EurAKID). 
Responsabile: Picca Stefano

Lysomal acid lipase deficiency. 
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

Interpretazione dei fenotipi malattia 
in termini di interazione “ospite-
microbiota-esposoma”: il nuovo ruolo 
della medicina di sistema in pediatria. 
Responsabile: Putignani Lorenza

Open label single center study to 
evaluate hypoallergenicity. 
Responsabile: Putignani Lorenza

Ricerca sul microbioma umano e sulla 
medicina dei sistemi di fisiopatologia 
umana. 
Responsabile: Putignani Lorenza

Innovazioni cliniche, tecnologiche, 
genetiche e terapeutiche per la diagnosi 
e cura delle epilessie in età pediatrica. 
Responsabile: Specchio Nicola

Discovery and functional 
characterization of novel molecular 
mechanism promoting RAS signaling 
upregulation. 
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

Basi molecolari delle RASopatie. 
Responsabile: Tartaglia Marco

Caratterizzazione clinica e 
neurofisiologica dell’epilessia 
associata a mutazione del gene 
PCDH19 e valutazione del ruolo 
dell’allopregnanolone. 
Responsabile: Trivisano Marina

Interactions between genetic 
neurophysiological and psychological 
aspects in pediatric migraines. 
Responsabile: Valeriani Massimiliano

Fattori clinici, neuroradiologici e 
biochimici predittivi di conversione 
in sclerosi multipla in pazienti con 
encefalomielite acuta disseminata. 
Responsabile: Valeriani Massimiliano

Prognostic role of neurophysiological 
monitoring (continuous video-EEG, 
somatosensory and auditory evoked 
potentials) in neonatal hypoxic-
ischemic encephalopathy managed with 
hypothermia. 
Responsabile: Vigevano Federico

Development end Epilepsy Strategies 
for Innovative Research to improve 
diagnosis prevention and treatment 
in children with difficult to treat 
Epilepsy (DESIRE). 
Responsabile: Vigevano Federico

Identificazione precoce di soggetti in età 
pediatrica a rischio di uso di sostanze 
stupefacenti e all’addiction (E.D.I.). 
Responsabile: Vigevano Federico

Dieta Chetogena. 
Responsabile: Vigevano Federico

Screening per l’identificazione di 
potenziali farmaci efficaci per la 
glomerulopatia a 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

Le IgM nelle glomerulopatie in età 
pediatrica: nuovo marker di malattia e 
possibile meccanismo patogenetico. 
Responsabile: Vivarelli Marina

Disease spectrum and pathomechanisms 
in Netherton syndrome towards a 
mutation specific therapeutic approach 
and identification of disease modifiers. 
Responsabile: Zambruno Giovanna 

Netherton syndrome patients carrying the 
c.891C T founder mutation mechanism 
of splicing dysregulation and develop-
ment of a therapeutic correction strategy. 
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. 
Responsible: Zambruno Giovanna
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Area di Ricerca
Malattie Multifattoriali 
e Malattie Complesse
Responsabile: Alberto Eugenio Tozzi

Studia e identifica i fattori di rischio delle malattie, considerando sia le cause 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 favo-
rire l’identificazione di pattern complessi tra i fenotipi delle malattie.

Cardiopatie

Responsabile
Fabrizio Drago

Neuropsichiatria 

Responsabile
Stefano Vicari

Medicina Predittiva 
e Preventiva

Responsabile
Alberto Eugenio Tozzi

Patologie Epatiche 

Responsabile
Valerio Nobili

Diagnosi e cura dei difetti congeniti cardiovascolari, 
delle cardiopatie acquisite e delle anomalie del ritmo 
cardiaco; supporto a livello clinico e diagnostico della 
cardiochirurgia nell’inquadramento pre-operatorio e 
post-operatorio dei pazienti con cardiopatie congenite.

Definizione del profilo neuropsicologico e psichiatrico 
dei bambini con disturbi dello sviluppo e delle proce-
dure di trattamento basate sull’evidenza per i disturbi 
dello sviluppo, l’autismo, i disturbi dell’attenzione, i 
disturbi dello sviluppo, la disabilità intellettiva.

Sviluppo del telemonitoraggio dei pazienti cronici; 
studio dell’impatto delle vaccinazioni; verifica dell’ef-
ficacia della comunicazione digitale; sorveglianza delle 
sindromi attraverso l’analisi del linguaggio naturale sui 
dati raccolti via internet; promozione della salute del 
bambino prima del concepimento; verifica del ruolo 
dei microRNA nella patogenesi e nello sviluppo delle 
malattie; analisi dei fattori che influenzano la resisten-
za all’insulina; studio delle allergie con approcci inno-
vativi; studio del metabolismo dell’osso.

Studio della steatosi epatica non-alcolica (NAFLD) nel 
bambino, utilizzando un approccio integrato clinico e 
biologico, teso ad identificare i meccanismi ed i fatto-
ri di rischio della malattia, potenzialmente utili per la 
diagnosi, la prevenzione e la terapia; identificazione di 
nuovi bersagli molecolari per la terapia dell’epatocarci-
noma (HCC).
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I danni metabolici del fruttosio nel fegato dei bambini obesi.

nn Identificazione, attraverso il mappaggio elettroa-
natomico del ventricolo destro, della causa della 
correlazione tra l’allargamento del QRS e la mor-
te improvvisa nei pazienti con tetralogia di Fallot.

nn Dimostrazione dell’efficacia dell’ecocardiografia 
nella valutazione della disfunzione cardiaca se-
condaria alle malattie sistemiche.

nn Utilizzazione della genetica nello studio delle car-
diopatie complesse sindromiche.

nn Individuazione e stratificazione dei fattori di ri-
schio nei pazienti con cardiopatia operata e nei 
pazienti a cuore sano. 

nn Sviluppo di nuove tecniche per la performance 
della crioablazione delle tachicardie nodali da ri-
entro nel paziente pediatrico.

nn Sviluppo di un sistema di sorveglianza della per-
tosse.

nn Sviluppo di un metodo rapido e sensibile di dia-
gnosi della pertosse, che prevede la combinazio-
ne di una tecnica di arricchimento/isolamento 
di Bordetella spp, della spettrometria di massa 
MALDI-TOF, delle modificazioni del microbiota 
nasofaringeo e nasale nei lattanti.

nn Creazione di un sistema di analisi delle informa-

zioni presenti sul web, relative alle vaccinazioni.

nn Sviluppo di una piattaforma per il monitoraggio 
dell’opinione degli utenti della rete sui vaccini, at-
traverso l’analisi delle ricerche effettuate su motore 
di ricerca, della condivisione di opinioni sui social 
network e della pubblicazione di notizie su siti di 
news, al fine di orientare la produzione di campa-
gne di promozione dedicate alle vaccinazioni. 

nn Realizzazione di una piattaforma per i cittadini e 
le pubbliche amministrazioni per la gestione, con 
un modello centrato sull’utente (Privacy by Desi-
gn), della privacy, guidandone i requisiti specifici 
e consentendone il monitoraggio.

nn Identificazione di nuovi predittori genetici, epi-
genetici e umorali dello stato di salute metabolico 
del bambino nella prima infanzia, con particolare 
riferimento all‘obesità e alla sindrome metabolica.

nn Dimostrazione dell’utilità di una applicazione per 
smartphone, per migliorare la compliance dei pa-
zienti obesi al trattamento.

nn Identificazione, nei bambini obesi, di alcuni mi-
croRNA differenzialmente regolati associati a in-
sulino-resistenza, potenzialmente utilizzabili in 
futuro come nuovi biomarcatori.

Risultati DEL 2016 
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Sostegno ricerca cardiopatie congenite. 
Responsabile: Adorisio Rachele

Role of local adhesion kinase as master 
regulator of fibrogenesis and metastasis 
in hepatocellular carcinoma. 
Responsabile: Alisi Anna

Studio della patogenesi degli outcomes 
epatici e cardiovascolari nella sindrome 
metabolica in età pediatrica. 
Responsabile: Alisi Anna

Cuore artificiale e rigenerazione 
cellulare miocardica. 
Responsabile: Amodeo Antonio

Indicated prevention with long chain 
polyunsaturated omega 3 fatty acids 
in patients with 22q11 microdeletion 
syndrome genetically at high risk 
for psychosis. 
Responsabile: Armando Marco

International consortium 22.q.11.2 
deletion syndrome. 
Responsabile: Armando Marco

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 managment di pazienti affetti da 
fibrosi cistica. 
Responsabile: Bella Sergio

Correlazione genotipo-prognosi 
cardiologica a breve e medio termine 
nei pazienti affetti da RaSopathy 
syndromes. 
Responsabile: Calcagni Giulio

Proof of Concept of Model 
based Cardiovascular Prediction 
(CARDIOPROOF). 
Responsabile: Chinali Marcello

PROGETTI DI RICERCA

nn Dimostrazione che i sistemi nanotecnologici di 
veicolazione di microRNA nelle cellule endote-
liali, nella terapia dell’ipertensione polmonare pe-
diatrica, sono efficaci nella modulazione dell’an-
giogenesi in vitro e in vivo.

nn Realizzazione di supporti biocompatibili per col-
ture cellulari 3D, in grado di ottenere sferoidi e 
altre strutture cellulari capaci di rappresentare più 
fedelmente la risposta fisiologica, potenzialmente 
applicabili all’ingegneria tissutale. 

nn Progettazione e realizzazione di modelli anatomi-
ci in 3D e prototipi, utilizzando tecniche di stam-
pa 3D in house.

nn Identificazione dei difetti molecolari e cellulari re-
sponsabili dell’osteolisi progressiva nella malattia 
di Gorham-Stout.

nn Caratterizzazione delle alterazioni del differenzia-
mento e dell’attività delle cellule ossee nella ci-
stinosi.

nn Identificazione di nuovi marcatori sistemici nelle 
patologie ossee con riduzione della massa ossea.

nn Definizione del profilo cognitivo e psichiatrico di 
varie sindromi genetiche (sindrome di Joubert, 
delezione 22q11.2, sindrome di Down, sindro-
me di Williams) nelle quali sono state studiate le 
correlazioni tra alcune mutazioni e alcuni quadri 
genetici più complessi, come l’atassia congenita e 
l’ipoplasia cerebellare legata all’X.

nn Dimostrazione di una maggiore efficacia del trat-
tamento con stimolazione transcranica a corrente 
continua (tDCS), rispetto al trattamento classico, 
nel migliorare le abilità di lettura nei bambini e 
nei ragazzi con dislessia evolutiva. 

nn Utilizzazione dell’applicazione dell’actigrafo nel 

monitoraggio del sonno e dell’attività motoria dei 
bambini con disturbo da deficit dell’attenzione e 
iperattività.

nn Individuazione di variabili in grado di predire la 
transizione in psicosi nella sindrome genetica da 
delezione 22q11.2, distinzione tra le categorie di 
esordio precoce della psicosi e la loro caratteriz-
zazione.

nn Dimostrazione di un’elevata presenza di disabilità 
intellettiva nel disturbo dello spettro autistico.

nn Dimostrazione che i sintomi psicopatologici dei 
bambini e degli adolescenti che hanno vissuto di-
verse forme di maltrattamento sono collegati al 
genere, all’età, alla familiarità e alla co-morbilità 
psichiatrica, approfondendo la relazione tra abuso 
infantile ed esito clinico nel disturbo bipolare.

nn Dimostrazione che nei soggetti pediatrici affetti 
da steatosi epatica non-alcolica, l’infiammazio-
ne portale è indipendentemente associata con la 
gravità della sindrome metabolica e della fibrosi 
epatica.

nn Dimostrazione che la “sleeve gastrectomy” lapa-
roscopica riduce la steatoepatite non-alcolica e la 
fibrosi epatica negli adolescenti obesi e l’interven-
to è efficace nel migliorare anche le dislipidemie e 
le apnee notturne.

nn Dimostrazione, attraverso lo studio del micro-
biota intestinale dei soggetti pediatrici affetti da 
NAFLD, che la condizione di fegato grasso si as-
socia ad una diminuzione del genere microbico 
Oscillospira e all’aumento di una specifica mole-
cola, il 2-butanone, mentre la NASH si associa 
all’incremento dei generi microbici Ruminococ-
cus e Dorea, ponendo le basi per una nuova com-
binazione di probiotici utilizzabili in terapia.
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Circulating MicroRNA signatures for 
the identification of new potential 
diagnostic biomarkers of Celiac Disease 
and the response to gluten-free diet. 
Responsabile: Da Sacco Letizia

Studio dell’effetto del peptide tossico 
della gliadina, P31-43, sull’espressione 
genica durante il processo di differenzia-
mento degli enterociti, per lo studio dei 
meccanismi molecolari alla base della 
patogenesi e della risposta immunitaria 
della malattia celiaca. 
Responsabile: Da Sacco Letizia

La riabilitazione cardiorespiratoria, 
neuromotoria e osteopatica in pazienti 
operati per cardiopatia congenita. 
Responsabile: Di Mambro Corrado

Modelli organizzativi diagnostico-
terapeutici e di follow-up nella gestione 
di pazienti con malattie ipocinetiche 
cardiovascolari primitive o secondarie. 
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

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 (SHINE). 
Responsabile: Fiocchi Alessandro Giovanni

Persistenza di probiotici nel microbiota 
intestinale di bambini: studio integrato 
di systems biology. 
Responsabile: Fiocchi Alessandro Giovanni

Impianto percutaneo della valvola 
polmonare in pazienti con disfunzione 
post-operatoria del tratto di efflusso del 
ventricolo destro. Definizione dell’ef-
ficacia e della sicurezza della valvola 
Edwards N°29 in posizione polmonare. 
Responsabile: Guccione Paolo

Prevalence of warfarin genotype 
polymorphisms in pediatric patients 
with ventricular assist devices. 
Responsabile: Iodice Francesca Giovanna

The canadian outcomes registry 
late after tetralogy of fallot repair 
(CORRELATE). 
Responsabile: Leonardi Benedetta

Feeding low grade inflammation and 
insulin resistance of the foetus. 
Responsabile: Manco Melania

Data as a service platform for healthy 

lifestyle and preventive medecine 
(DAPHNE). 
Responsabile: Manco Melania

Attività del sistema immune innato 
in neonati piccoli (SGA) per età 
gestazionale esposti ad endotossina 
batterica. 
Responsabile: Manco Melania

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

Predicting tumor development risk by 
an integrated approach linking diet 
related inflammation to colon cancer. 
Responsabile: Masotti Andrea

DNA e microRNA (miRNAs) circolanti 
quali potenziali nuovi biomarcatori dia-
gnostici e/o prognostici di patologie pe-
diatriche. Identificazione e veicolazione 
di RNA non codificante mediante nuovi 
approcci nanotecnologici. 
Responsabile: Masotti Andrea

Transcranial direct current stimulation 
in the treatment of dyslexia a 
randomized double blind study. 
Responsabile: Menghini Deny

Valutazione degli effetti epatico-
metabolici di terapie farmacologiche e 
non su bambini obesi affetti da NASH. 
Responsabile: Nobili Valerio

Ipertensione Arteriosa Polmonare(PAH): 
possibile ruolo dell’autoimmunità e dei 
trattamenti aferetici in età pediatrica. 
Responsabile: Parisi Francesco

Parametri predittivi di fluid 
responsiveness in pazienti pediatrici 
sottoposti a chirurgia correttiva o 
palliativa per cardiopatie congenite. 
Responsabile: Ricci Zaccaria

Valutazione dell’attività endotossinica 
in pazienti con circolazione dotto-
dipendente attraverso l’uso del 
endotoxin activity assay. 
Responsabile: Ricci Zaccaria

Validazione di tecniche di rendering 
tridimensionale di immagini 
diagnostiche per il planning 
prechirurgico. 
Responsabile: Secinaro Aurelio

Improving strategies for preventing 
pertussis in infants. 
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

Sperimentazione di applicazioni di 
protocolli per il miglioramento delle 
coperture vaccinali nei soggetti con 
patologie croniche. 
Responsabile: Tozzi Alberto Eugenio

Setting up a sentinel system to assess the 
burden of whooping cough in EU/EEA. 
Responsabile: Tozzi Alberto Eugenio

Segmentazione 3D di Immagini TC ed RM. 
Responsabile: Tozzi Alberto Eugenio

Premium Care (Pcare). 
Responsabile: Tozzi Alberto Eugenio

Analisi ecologica delle comunità micro-
biche 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 MAL-
DI TOF MS e di meta genomica “16S 
rRNA-targeted”. 
Responsabile: Tozzi Alberto Eugenio

A longitudinal study of neural plasticity 
in children with autism spectrum. 
Responsabile: Vicari Stefano

Italian autism spectrum disorders 
network filling the gaps in the national 
health system care. 
Responsabile: Vicari Stefano

Network Italiano per il riconoscimento 
precoce dei Disturbi dello spettro 
Autistico (NIDA). 
Responsabile: Vicari Stefano

Aggression subtyping for improved 
insight and treatment innovation in 
psychiatric disorders (Agressotype). 
Responsabile: Vicari Stefano

Paediatric european risperidone studies 
(PERS). 
Responsabile: Vicari Stefano

Dislessia on line screening e recupero 
delle difficoltà di lettura. 
Responsabile: Vicari Stefano

La neuropsichiatria infantile sulla 
ricerca rispetto agli interventi precoci e 
negli stati mentali a rischio. 
Responsabile: Vicari Stefano

La stimolazione transcranica a corrente 
continua per il miglioramento della 
lettura e dei processi cognitivi nella 
dislessia. 
Responsabile: Vicari Stefano
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Area di Ricerca
Immunologia

Responsabile: Lorenzo Moretta

È impegnata a migliorare le conoscenze sui meccanismi d’azione delle cellule dell’immunità e 
sul loro funzionamento in condizioni fisiologiche e in corso di malattie neoplastiche e/o autoim-
muni. Focalizza le sue ricerche sulle cellule NK e su altre “Cellule Linfoidi Innate” (ILC). Studia 
le patologie autoimmuni sistemiche e le immunodeficienze, impiegando moderne metodiche di 
analisi di espressione genica e di proteomica (ad es. librerie peptidiche combinatoriali). L’anno 
2016 ha visto la riorganizzazione dell’Area.

Fisiopatologia dei Linfociti B 

Responsabile
Rita Carsetti

Immuno-Reumatologia 

Responsabile
Fabrizio De Benedetti

Immunologia dei Tumori 

Responsabile
Lorenzo Moretta

Analisi della memoria immunologica dei linfociti B a 
livello cellulare e molecolare.

Identificazione dei meccanismi patogenetici delle ma-
lattie reumatologiche del bambino, e di nuovi biomar-
catori e bersagli terapeutici.

Analisi e definizione degli stadi di sviluppo delle cellule 
NK e delle altre cellule innate ed il loro coinvolgimen-
to nelle difese contro i tumori. Definizione del poten-
ziale anti-tumorale della progenie linfoide originata da 
un nuovo subset di precursori recentemente identifica-
to (CD34+ DNAM-1 bright CXCR4). Identificazione 
e caratterizzazione del ruolo delle vescicole extra-cel-
lulari (esosomi e microvescicole) nella difesa contro i 
tumori. Miglioramento delle strategie di selezione dei 
donatori per il trapianto aploidentico per la cura delle 
leucemie ad alto rischio. Identificazione di nuovi bio-
marcatori molecolari delle malattie autoimmuni siste-
miche e delle immunodeficienze, mediante tecniche di 
proteomica (librerie peptidiche) e di espressione genica 
(analisi del trascriptoma, miRNa e profilo LNCRNa) e 
individuazione di nuovi bersagli terapeutici.
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nn Identificazione di un nuovo subset di cellule NK 
esprimenti alti livelli del checkpoint inibitorio 
PD-1. Le cellule NK PD-1+ mostrano una com-
promessa attività citotossica nei confronti delle 
cellule tumorali esprimenti i ligandi per PD-1 
(PD-L). L’attività anti-tumorale può essere ripri-
stinata da anticorpi capaci di interrompere le in-
terazioni negative tra PD-1 e PD-L.

nn Dimostrazione che il programma di sviluppo 
delle cellule B della memoria è implementato nei 
primi 5-6 anni di vita. A questa età, le cellule B 
della memoria sono, dal punto di vista moleco-
lare e funzionale, simili a quelle degli adulti e la 
suscettibilità alle infezioni, elevata nei neonati che 
non hanno cellule B della memoria, diminuisce 
drasticamente.

nn Dimostrazione che due chemochine (CXCL9 e 
CXCL10) rappresentano validi biomarcatori di 
diagnosi e gravità della sindrome da attivazione 
macrofagica e delle linfoistiocitosi secondarie. 

nn Definizione del ruolo di IFNg in un modello mu-
rino di sindrome da attivazione macrofagica. 

nn Identificazione, nelle cellule B della memoria, dei 
possibili indicatori della risposta agli inibitori di 
TNF nell’artrite idiopatica giovanile. 

nn Identificazione di un nuovo autoantigene in corso 
artrite psoriasica in un epitopo peptidico di 12 
aminoacidi di Klebsiella Pneumoniae. Autoanti-
corpi contro questo peptide sono presenti nella 
stragrande maggioranza dei pazienti con artrite 
psoriasica: pertanto può essere considerato un va-

lido biomarker della malattia.

nn Identificazione, mediante studi di espressione ge-
nica, dell’esistenza di vie molecolari associate alla 
efficacia della risposta al trattamento con il far-
maco bloccante TNF “Adalimumab” in corso di 
spondilite anchilosante.

nn Dimostrazione che un subset cellulare particolare, 
le ILC-3, infiltra tessuti tumorali ed è associato a 
strutture linfoidi terziarie. La loro frequenza cor-
rela positivamente con la prognosi. È stato dimo-
strato che queste ILC-3, associate ai tumori, sono 
direttamente responsabili della organizzazione 
degli aggregati linfoidi.

nn Dimostrazione che il polimorfismo del KIR3DL1 
definisce distinte gerarchie nel riconoscimento di 
alleli HLA con importanti conseguenze sull’effet-
to anti-leucemico delle cellule NK nel trapianto 
aploidentico. 

nn Verifica, attraverso il confronto delle storie natu-
rali di oltre 500 pazienti con immunodeficienze 
combinate rare, come la linfoistiocitosi emofa-
gocitica (HLH), sottoposti o meno al trapianto, 
del valore predittivo dei parametri clinici ed im-
munologici, sull’esito del trattamento, fornendo 
indicazioni utili sull’eventuale scelta del trapianto 
di cellule staminali. 

nn Identificazione, valutando retrospettivamente 
gli aspetti clinici, immunologici, istopatologici 
e radiologici di una larga coorte di pazienti, rac-
colta su base internazionale, affetti dalla sindro-
me da deficit di fosfoinositide-3 chinasi delta, 

Risultati DEL 2016 

Gli anticorpi contro il recettore inibitorio PD-1 ripristinano il “ killing “ anti-tumorale.
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Studio delle diverse popolazioni di 
cellule B della memoria umane. Origine, 
funzione e ontogenesi. 
Responsabile: Carsetti Rita

Immune memory to HPV induced by 
Gardasil in girls and boys. 
Responsabile: Carsetti Rita

First target therapy to fight 
hemophagocytic lymphohistiocytosis 
(FIGHT HLH). 
Responsabile: De Benedetti Fabrizio

Ruolo patogenetico delle citochine 
infiammatorie: razionale per nuovi 
approcci terapeutici. 
Responsabile: De Benedetti Fabrizio

Farmacovigilanza in pazienti affetti 
da artrite idiopatica giovanile 

(Pharmachild). 
Responsabile: De Benedetti Fabrizio

New treatments for auto infiammatory 
diseases (Treat AID). 
Responsabile: De Benedetti Fabrizio

Predictors of persistent clinical 
remission off medication following 
etanercept with draal in patients with 
juvenile idiopathic arthritis who reached 
clinical inactive disease development.  
Responsabile: De Benedetti Fabrizio

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

NLRP2 in the pathogenesis of 
cystinosis. 
Responsabile: Prencipe Giusi

IFNgamma as a potential therapeutic 
target in secondary HLH. 
Responsabile: Prencipe Giusi

Inflammasomes activation in the 
pathogenesis of cystinosis. 
Responsabile: Prencipe Giusi

Analisi dei precursori linfoidi 
CD34+DNAMbrightCXCR4+ e del 
loro potenziale differenziativo verso 
“innate lymphoid cells” in patologie 
autoimmuni ed autoinfiammatorie. 
Responsabile: Puccetti Antonio

PROGETTI DI RICERCA

una forma di immunodeficienza secondaria alle 
mutazioni con guadagno di funzione del gene 
PIK3CD, di una significativa variabilità clinica 
tra i pazienti, con casi a penetranza incompleta, 
e la necessità di ricorrere, in alcuni soggetti af-
fetti dalle forme infantili più gravi, al trapianto 
di cellule staminali, ed eventualmente all’uso di 
armaci inibitori di PI3Kδ. 

nn Studio dei meccanismi attraverso i quali le muta-
zioni dell’adattatore pirina modificano il segnale 
per l’attivazione dei microtubuli nell’inflammo-
soma dei pazienti con febbre mediterranea. 

nn Dimostrazione che nelle fasi precoci di rigene-
razione compensatoria nei pazienti con distrofia 
muscolare di Duchenne si attiva l’autofagia, la cui 
manipolazione farmacologica, nel modello muri-
no, è in grado di influenzare la progressione della 
malattia; questi risultati suggeriscono che l’auto-
fagia, opportunamente indirizzata, può promuo-
vere la rigenerazione e ritardare la progressione 
della malattia. 

nn Identificazione di un meccanismo di regolazione 
dell’infiammazione attraverso DAPK1, nel pro-
cesso non-canonico di autofagia noto come auto-
fagocitosi associato a LC3, il cui difetto determina 
un aumento dell’infiammazione durante le infe-
zioni fungine; questi risultati indicano che le mo-
dificazioni farmacologiche di DAPK1 possono in-
cidere sulla risposta infiammatoria nel corso della 
clearance fungina iniziata dall’interferon gamma. 

nn Dimostrazione che la sindrome da attivazione dei 
macrofagi (MAS), una forma di linfoistiocitosi 
emofagocitica secondaria, che complica l’artrite 
reumatoide sistemica giovanile idiopatica (JIA), 
si associa ad elevati livelli di interferon gamma 
e di chemochine indotte dall’interferon gamma, 
definendo un ruolo chiave di IFNγ nella malattia. 

nn Definizione di una serie di criteri di classificazio-
ne della MAS, che complica la JIA, e verifica della 
loro validità, con una sensibilità di 0,73 ed una 
specificità di 0,99; questi criteri offrono la base 
per la scoperta di nuove terapie, basate sull’arruo-
lamento di pazienti selezionati con criteri rigorosi. 
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Area di Ricerca
Infettivologia e Sviluppo 
di Farmaci Pediatrici
Responsabile: Paolo Rossi

Promuove la sperimentazione clinica, farmacologica e metodologica, per migliorare i processi 
diagnostici e terapeutici nelle patologie dell’età evolutiva ed aumenta le conoscenze del sistema 
immunitario. L’Area rappresenta uno spazio di investigazione traslazionale, che si colloca in 
modo trasversale nell’architettura organizzativa della Ricerca.

Immunodeficienze Primitive

Responsabile
Caterina Cancrini

Fisiopatologia 
dell’Accrescimento

Responsabile
Stefano Cianfarani

Infezioni Congenite e Perinatali

Responsabile
Paolo Palma

Sviluppo di tecnologie di sequenziamento di seconda 
generazione (NGS), per accelerare la diagnosi moleco-
lare di 260 geni associati alle Immunodeficienze primi-
tive (PID); identificazione dei meccanismi patogeneti-
ci alla base delle manifestazioni dell’immunodisregola-
zione nelle PID. Correlazione dei dati clinici e genetici 
con studi fenotipici e funzionali, per ampliare la co-
noscenza di queste forme complesse di immunodefi-
cienza. Identificazioni di nuove pathway responsabili 
dei fenomeni di immunodisregolazione, ed identifica-
zione di possibili bersagli molecolari per nuove terapie. 
Identificazione di markers predittivi, utili ad adattare 
le strategie terapeutiche al pathway affetto e, ove pos-
sibile, individuarne il trattamento. Individuazione di 
markers di protezione vaccinale in diversi gruppi di 
pazienti con immunodeficienze per modulare e per-
sonalizzare in maniera specifica il calendario vaccinale.

Studio dei meccanismi patogenetici dei disturbi 
dell’accrescimento. Identificazione dei criteri preditti-
vi per il rischio di ritardo della crescita. Sviluppo di 
protocolli diagnostici innovativi per la caratterizzazio-
ne biochimica e molecolare delle condizioni associate 

Identificazione di nuovi bio-marcatori in grado di 
predire la risposta alle infezioni ed alle vaccinazioni. 
Ottimizzazione delle tecniche di biologia cellulare e 
molecolare per implementare le conoscenze sullo sta-
to immunologico dei pazienti immuno-compromessi. 
Identificazione nei soggetti maggiormente suscettibili 
di nuovi correlati di protezione immunologica. Analisi 
dei meccanismi molecolari alla base della risposta im-
munitaria dopo vaccinazione. 
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Sperimentazioni Cliniche

Responsabile
Marco Cappa

alla bassa statura. Applicazione delle nuove strategie 
terapeutiche per migliorare la statura finale dei bambi-
ni con scarso accrescimento pre- e post-natale. Studio 
dell’effetto dell’esposizione agli interferenti endocrini 
sul timing puberale e sul peso corporeo. Valutazione 
dell’efficacia e della sicurezza a lungo termine della te-
rapia con ormone della crescita (GH), con particolare 
riguardo al rischio tumorale. Studio del ruolo dei fat-
tori di crescita insulino-simili (IGF) nella patogenesi 
e nella progressione della steatosi epatica non-alcolica 
nei bambini e negli adolescenti obesi. Valutazione del 
profilo dei miRNA circolanti nei soggetti nati picco-
li per l’età gestazionale e loro relazione con il rischio 
metabolico. 

Studio delle cause genetiche delle patologie endocrine, 
in particolare pubertà precoce e deficit staturali; analisi 
delle correlazioni genotipo-fenotipo nell’iperplasia con-
genita del surrene e nell’iposurrenalismo primitivo non 
autoimmune; valutazione delle co-morbidità dell’obe-
sità, con particolare riferimento alla morfologia ossea.

La rete INCIPT - Italian network for Pediatric Clinical Trials.
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Development of innovative diagnostic 
and therapeutic approaches for primary 
immonodeficiencies. 
Responsabile: Cancrini Caterina

Immunodeficienze primitive associate a im-
munodisregolazione: genetica e patogenesi. 
Responsabile: Cancrini Caterina

Clinical and genetic characterization of 
early complications in juvenile obesity. 
Responsabile: Cappa Marco

Valutazione dell’aderenza alla 
terapia con GH in pazienti affetti da 
Insufficienza renale cronica (IRC) e 
terminale (IRT) mediante il device 
(Easypod). 
Responsabile: Cappa Marco

Phthalates and bisphenol A 
biomonitoring in Italian mother-child 
pairs: link between exposure and 
juvenile diseases (LIFE PERSUADED). 
Responsabile: Cianfarani Stefano

Profilo di microRNA (miRNA) in sogget-
ti nati piccoli per età gestazionale (SGA) 
e in un modello animale di scarso accre-
scimento intrauterino. Pattern circolante 
di miRNA ed esposizione ad interferenti 
endocrini (Ftalati e Bisfenolo A). 
Responsabile: Cianfarani Stefano

Sorveglianza a livello regionale 
dell’incidenza delle paralisi flaccide 
acute e delle infezioni da poliovirus. 
Responsabile: D’Argenio Patrizia

PROGETTI DI RICERCA

nn Identificazione di nuove mutazioni patogenetiche 
nel gene RAG1. 

nn Comparazione del fenotipo clinico ed immuno-
logico, descrizione del follow-up e identificazione 
di marker predittivi dell’evoluzione della malat-
tia, in uno studio su 51 pazienti affetti da P-CID.

nn Descrizione delle caratteristiche cliniche, immu-
nologiche, istologiche e radiologiche di un’ampia 
coorte di pazienti affetti da sindrome da attivata 
fosfoinositide 3-chinasi delta (APDS).

nn Dimostrazione che il rischio di sviluppare neopla-
sie nei soggetti trattati con GH in età pediatrica 
è lievemente aumentato rispetto alla popolazione 
generale. 

nn Dimostrazione della correlazione tra il profilo dei 
miRNA circolanti con lo stato metabolico nei 
bambini con obesità. 

nn Valutazione dell’efficacia della somministrazione 
di vitamina D + omega-3 nella steatosi epatica 
non-alcolica dei bambini e degli adolescenti obesi. 

nn Dimostrazione che il raggiungimento dei titoli 
anticorpali protettivi non è sempre del tutto in-
formativo e in alcuni casi non riflette il vero stato 
di protezione immunologica, soprattutto nelle 
popolazioni affette da immunodeficienze acquisi-
te o secondarie, come nei pazienti HIV-positivi e 
nei pazienti sottoposti a trapianto d’organo. 

nn Dimostrazione che una quota significativa dei pa-
zienti con immunodeficienze, oltre a perdere la 
protezione anticorpale, presenta anche una signi-
ficativa riduzione nella frequenza delle cellule B 
di memoria specifiche ed un aumento delle sotto-
popolazioni linfocitarie, indice di immuno-sene-
scenza e immuno-attivazione cronica.

nn Identificazione di nuovi bio-marcatori di pro-

tezione immunologica con possibilità di identi-
ficare in maniera precoce i pazienti in grado di 
instaurare una risposta protettiva adeguata, attra-
verso lo studio dell’espressione genica delle sotto-
popolazioni dei linfociti B e T. 

nn Utilizzazione della tecnologia dell’isto-fluoroci-
tometria su campioni tonsillari per evidenziare 
come l’aumento delle cellule helper T CD4+-fol-
licolari è necessario per sviluppare risposte immu-
nitarie protettive nei bambini sottoposti a vacci-
nazione, identificando così un nuovo correlato di 
protezione immunologica.

nn Dimostrazione di una associazione tra l’esposizio-
ne agli interferenti endocrini, quali i ritardanti di 
fiamma (PBDE), e il rischio di telarca prematuro 
idiopatico nelle bambine. 

nn Descrizione di una correlazione tra il pattern di 
divezzamento e la pressione arteriosa in età pre-
puberale. 

nn Correlazione tra il profilo dei miRNA circolanti 
con lo stato metabolico dei bambini con obesità. 

nn Valutazione dell’efficacia della somministrazione 
di vitamina D + omega-3 nella steatosi epatica 
non-alcolica nei bambini e negli adolescenti obesi.

nn Descrizione del valore predittivo del monitorag-
gio continuo del glucosio (CGM) nella progres-
sione verso la fibrosi della steatosi epatica non-al-
colica nei bambini obesi.

nn Valutazione della sicurezza e dell’efficacia di MK-
0431 AXR nei pazienti affetti da diabete mellito 
di tipo II.

nn Realizzazione di uno studio randomizzato mul-
ticentrico in aperto di fase 3b sull’effetto della 
sospensione di Tolvaptant orale, nei pazienti con 
iponatremia.

Risultati DEL 2016 
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Microbiota e risposta immunologica 
locale e sistemica nei neonati con 
sindrome da intestino corto. 
Responsabile: D’Argenio Patrizia

New treatments and therapies in the field 
of autologous and allogenetic stem cells.  
Responsabile: Fierabracci Alessandra

Eziologia genetica e nuove prospettive 
terapeutiche delle poliendocrinopatie 
autoimmuni e delle condizioni di 
autoimmunità ed immunodeficienza 
associate. 
Responsabile: Fierabracci Alessandra

X linked chronic granulomatosis 
molecular and cellular mechanism 
underlying intestinal inflammation. 
Responsabile: Finocchi Andrea

L-selectin Down-Modulation by HIV-
1; a novel Hallmark of infection with 

potential implications for pathogenesis. 
Responsabile: Giuliani Erica

Early-treated perinatally HIV-infected 
individuals: improving children’s actual 
life with novel immunotherapeutic 
strategies (EPIICAL). 
Responsabile: Palma Paolo

Immunity and HIV persistence in 
perinatal HIV infection. 
Responsabile: Palma Paolo

Studio dell’induzione e mantenimento 
di risposte protettive nei pazienti con 
immunodeficienza acquisita. 
Responsabile: Palma Paolo

Protective and dangerous immune 
responses during HIV 1 infection. 
Responsabile: Rossi Paolo

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

European multicenter network to 
evaluate pharmacokinetics safety and 
efficacy of meropenem in neonatal 
sepsis and meningitis (NEOMERO). 
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
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Area di Ricerca
Oncoematologia

Responsabile: Franco Locatelli

Impegnata prioritariamente nello sviluppo di protocolli terapeutici innovativi e di approcci di 
diagnostica molecolare finalizzati a ottimizzare la caratterizzazione e la stratificazione del ri-
schio dei pazienti pediatrici affetti da tumore.

Genetica ed Epigenetica 
dei Tumori Pediatrici

Responsabile
Franco Locatelli

Terapia Genica dei Tumori

Responsabile
Concetta Quintarelli 

Terapia Cellulare 
e Genetica delle Emopatie

Responsabile
Franco Locatelli

Studio e caratterizzazione estensiva delle alterazioni 
molecolari genetiche ed epigenetiche implicate nella 
patogenesi delle neoplasie ematologiche o solide del 
bambino; identificazione di bersagli molecolari suscet-
tibili di trattamento farmacologico mirato e specifico.

Implementazione di programmi di terapia genica per il 
neuroblastoma, basati sull’impiego di linfociti trasdot-
ti con il recettore chimerico per GD2, e per malattie 
linfoproliferative dell’età pediatrica, basati sull’impie-
go di linfociti trasdotti con il recettore chimerico per 
l’antigene CD19; studio di approcci innovativi di im-
munoterapia adottiva anti-tumorale; studio dei mecca-
nismi che regolano l’attività anti-tumorale delle cellule 
Natural Killer (NK) ed i linfociti T γδ.

Studio delle cellule staminali emopoietiche ottenute 
da diverse sorgenti, quali il midollo osseo, il sangue 
periferico dopo mobilizzazione con fattori di crescita 
e il sangue cordonale; studio in vitro delle caratteri-
stiche immunoregolatorie delle cellule stromali me-
senchimali e della loro azione sulle cellule coinvolte 
nella risposta infiammatoria; caratterizzazione dell’ef-
ficacia, in diversi contesti clinici, delle cellule stromali 
mesenchimali ottenute da donatori sani; studio delle 
caratteristiche immunoregolatorie delle microvescicole 
mesenchimiali (MSC-MV), sia in vitro che in vivo, per 
valutare l’effetto delle MSC-MV sui linfociti B e T.
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nn Dimostrazione che nei pazienti pediatrici con leu-
cemia acuta linfoblastica a precursori delle cellule 
B, recidivante o refrattaria alle terapie convenzio-
nali, incluso il trapianto emopoietico, Blinatumo-
mab, un anticorpo monoclonale bispecifico a sin-
gola catena, che crea una sinapsi immunologica fra 
le cellule T e le cellule leucemiche con morte per 
apoptosi di queste ultime, mostra una elevata atti-
vità antileucemica, candidandosi come un’impor-
tante ed innovativa opzione terapeutica nei con-
fronti del tumore più frequente dell’età pediatrica.

nn Dimostrazione dell’effetto del desametasone, ri-
spetto al prednisone, nella terapia di induzione 
per il trattamento della leucemia acuta linfobla-
stica del bambino. Il desametasone è lo steroide 
più efficace in grado di garantire una migliore 
sopravvivenza libera da malattia. In termini di 
sopravvivenza complessiva non si è osservata una 
differenza tra i due bracci di randomizzazione, ad 
eccezione di un sottogruppo di pazienti con leu-
cemia acuta linfoblastica a cellule T nei quali il 
desametazone mostra un vantaggio chiaro anche 
in termini di sopravvivenza complessiva.

nn Caratterizzazione cito-molecolare di un gruppo di 
pazienti pediatrici affetti da leucemia acuta mega-
carioblastica. I riarrangiamenti NUP98/KDM5A, 
CBFA2T3/GLIS2, KMT2A e la monosomia 7 
predicono indipendentemente una peggiore pro-
gnosi, rispetto ai pazienti con RBM15/MKL1 o 
quelli privi di lesioni molecolari.

nn Dimostrazione, in un’analisi retrospettiva di oltre 
16.600 bambini con leucemia acuta linfoblastica 
trattati con radioterapia craniale/cranio-spinale 
(CRT), che il numero di recidive era minore nel 
sottogruppo dei casi che presentavano un coinvol-
gimento del sistema nervoso centrale alla diagnosi; 
in questo gruppo, indipendentemente dal tratta-
mento, si è avuta un’elevata frequenza di eventi, 
i più temibili dei quali sono state le neoplasie se-
condarie del sistema nervoso centrale. Pertanto, 
CRT appare indicata solo nei pazienti con localiz-
zazione della malattia a livello del sistema nervoso 
centrale fin dalla diagnosi.

nn Sviluppo un modello 3D per i tumori umani ba-
sato su PEG-idrogel, che ricostruisce l’effetto degli 
adenovirus oncolitici e consente di riprodurre una 
risposta tumorale analoga a quella osservata in vivo; 
questo modello consente di studiare la biologia dei 
tumori e la loro risposta ai trattamenti biologici.

nn Dimostrazione, in uno studio internazionale, 
del ruolo del trapianto emopoietico da donatore 
germano HLA-compatibile nell’anemia a cellule 
falciformi: il trapianto è in grado di guarire defini-
tivamente più del 90% dei pazienti; l’uso delle cel-
lule midollari o ottenute dal cordone ombelicale 
si associa ad una prognosi particolarmente buona.

nn Elaborazione di linee-guida internazionali per il 
trattamento in età pediatrica della leucemia acuta 
promielocitica ricaduta.

Risultati DEL 2016 

Terapia cellulare T adattiva basata su cellule T CAR - L’aggiunta del gene suicida aumenta l’efficacia di questo approccio innovativo  
al trattamento di pazienti oncologici.
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Sviluppo di un saggio di potenza per 
la valutazione e comparazione delle 
proprietà immunomodulanti delle 
cellule stromali mesenchimali, da 
adottare quale integrazione ai criteri 
di rilascio convenzionali per l’impiego 
clinico delle 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

Studio dei linfociti T e delle cellule NK 
infiltranti i tumori della linea germinale. 
Responsabile: Boldrini Renata

Chimeric antigen receptor modified T 
cells and armed oncolytic virus as tools 
to improve efficacy against solid tumors. 
Responsabile: Caruana Ignazio

Trattamento di pazienti affetti 
da neuroblastoma con cellule T 
geneticamente modificate esprimenti 
un recettore chimerico antigene 
specifico (CAR). 
Responsabile: Caruana Ignazio

Natural killer cell based immunotherapy 
for high risk neuroblastoma 
pharmacological treatment to efficiently 
improve the expression of activating 
ligands (IGG). 
Responsabile: Cifaldi Loredana

Progetto di ricerca sul retinoblastoma. 
Responsabile: Cozza Raffaele

Approccio immunoterapeutico 
per limitare o superare i meccanismi 
di immunoresistenza del microambiente 
tumorale nella terapia cellulare 
adottiva per pazienti affetti da linfoma 
CD30 positivo. 
Responsabile: De Angelis Biagio

A study on bone remodelling defects in 
nephropathic cystinosis. 
Responsabile: Del Fattore Andrea

Studio del ruolo degli esosomi derivanti 
dal neuroblastoma come possibili 
biomarcatori tumorali. 
Responsabile: Di Giannatale Angela

Exploiting endoplasmic reticulum 
aminopeptidases modulation for 
innovative strategies on anticancer 
immunotherapy. 
Responsabile: Fruci Doriana

Studio delle cellule immuni infiltranti 
il neuroblastoma: nuovo potenziale 
fattore prognostico per migliorare la 
stratificazione e la terapia dei pazienti a 
prognosi sfavorevole. 
Responsabile: Fruci Doriana

The role of the novel candidate tumor 
suppressor gene ADAR2 in brain tumor 
development. 
Responsabile: Gallo Angela

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

Linfociti T alloreattivi responsabili della 
Graft-versus-Host-Disease (GvHD) 
dopo trapianto aploidentico di cellule 
staminali emopoietiche: frequenza, 
funzione e studio ex vivo. 
Responsabile: Li Pira Giuseppina

Optimization of alloreactive natural 
killer NK cell and invariant NKT iNKT 
cell mediant anti leukemia effect in 
children with hematologic malignancies 
given T cell depleted hematopoietic 
stem cell. 
Responsabile: Locatelli Franco

Mesenchymal stem cells and cancer 
toward safer cell based therapeutic 
applications. 
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

PROGETTI DI RICERCA

nn Identificazione, in uno studio sui pazienti affetti 
da una rara sindrome mieloproliferativa/mielodi-
spastica della prima infanzia (leucemia mielomo-
nocitica giovanile) di un microRNA (miR-150-
5p) che svolge un ruolo oncosoppressore nella 
patogenesi della malattia e potrebbe rappresentare 
in futuro un importante bersaglio terapeutico.

nn Caratterizzazione, in uno studio italiano sulle leu-
cemie acute mieloidi pediatriche, del valore pro-
gnostico delle duplicazioni in tandem nel gene 
FLT3; il rapporto allelico migliora la stratificazio-
ne terapeutica dei pazienti, identificando quelli 
meritevoli di un approccio trapiantologico già in 
prima remissione della malattia. 

nn Identificazione dei geni partner dell’oncogene 
NUP98, spesso coinvolto nelle leucemie acute 
mieloidi pediatriche; definizione di alcune pecu-
liarità biologiche dei sottotipi e del loro valore 
prognostico, con evidenti implicazioni sulla stra-
tificazione terapeutica dei pazienti. 

nn Dimostrazione che cellule mesenchimali stromali 
coltivate in vitro in condizioni sfavorevoli e pro-
muoventi una trasformazione neoplastica non 
vanno incontro ad un’evoluzione in questa dire-
zione. Questo studio ha importanti implicazioni 
sulla biosicurezza per l’uso clinico di queste cellule 
in vari contesti, compresa la malattia del trapianto 
contro l’ospite (GvHD).
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CAR.CD19 T cell project. 
Responsabile: Locatelli Franco

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 antigen receptor CAR
 and a safety switch. 
Responsabile: Locatelli Franco

Sviluppo di una piattaforma tecnologica 
di immunologia basata 
sulla generazione di T linfociti 
transdotti con un recettore chimerico 
specifico per la molecola CD19. 
Responsabile: Locatelli Franco

PUPs A VIV. 
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

Caratterizzazione bioumorale del 
rigetto di trapianto di cellule staminali 
ematopoietiche. 
Responsabile: Merli Pietro

Studio dell’espressione di marcatori 
dell’angiogenesi e della densità micro-
vascolare (MVD) nei sarcomi pediatrici: 
possibili implicazioni prognostiche e 
terapeutiche. 
Responsabile: Milano Giuseppe Maria

Studio dei meccanismi alla base della 
patogenesi dell’osteosarcoma. 
Responsabile: Peruzzi Barbara

Approccio immunoterapico basato su 
linfociti geneticamente modificati con 
un recettore chimerico antigenico per 
il trattamento di pazienti affetti da 
leucemia linfoblastica acuta a cellule B 
CD19 positive. 
Responsabile: Quintarelli Concetta

PAX3/FOX01 alveolar 
rhabdomysarcoma pathogenesis and 
progression: role of the microRNAs-
Notch3 signaling crosstalk. 
Responsabile: Rota Rossella

Potenziali approcci terapeutici per 
inibire le capacità tumorigeniche di 
cellule di rabdomiosarcoma. 
Responsabile: Rota Rossella
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Area di Ricerca
Innovazioni Clinico Gestionali 
e Tecnologiche
Responsabile: Massimiliano Raponi

Promuove e conduce studi rivolti a valutare l’impatto delle innovazioni cliniche e organizzative 
sulla qualità assistenziale. La qualità assistenziale riguarda le dimensioni dell’efficacia, dell’ap-
propriatezza, dell’equità, della soddisfazione dei pazienti e degli operatori. Inoltre, l’Area ana-
lizza le necessità assistenziali e lo sviluppo di modelli organizzativi e gestionali in grado di fa-
vorire la diffusione delle buone pratiche cliniche e di migliorare l’efficienza. 

Esiti Clinici e Percorsi 
Medico-Chirurgici

Responsabile
Marta Luisa Ciofi degli Atti

Innovazioni Assistenziali

Responsabile
Emanuela Tiozzo

Health Tecnology 
Assessment and Safety

Responsabile
Pietro Derrico

Imaging

Responsabile
Paolo Tomà

Studio della sicurezza, dell’efficacia e dell’efficienza de-
gli interventi assistenziali; valutazione degli esiti delle 
cure; individuazione degli indicatori qualitativi basati 
su banche di dati sanitari; conduzione di studi di in-
tervento per la promozione della medicina basata sulle 
evidenze.

Studio dei processi e sviluppo delle conoscenze nell’as-
sistenza al bambino e alla famiglia, al fine di migliorar-
ne la qualità e diffondere la cultura dell’utilizzo delle 
evidenze scientifiche nella pratica assistenziale. 

Valutazione e validazione delle tecnologie maggior-
mente innovative e dotate di maggiore beneficio po-
tenziale, anche al fine di indirizzare le scelte di inve-
stimento da parte dell’Ospedale; studio degli effetti 
sulla salute dei principali fattori di rischio lavorativi 
(biologici, chimici, fisici e psicologici).

Miglioramento delle tecniche diagnostiche utilizzate 
in pediatria, in maniera da rendere più robuste ed ac-
curate le metodiche di diagnosi per immagini a bassa 
o nulla invasività, al fine di incrementarne l’uso rou-
tinario.
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Neuroriabilitazione Robotica

Responsabile
Enrico Castelli

Studio integrato delle problematiche riabilitative del 
bambino con esiti di una lesione neurologica e svilup-
po di nuove strategie di intervento, al fine di migliorare 
gli esiti funzionali e l’autonomia personale; definizio-
ne degli indicatori oggettivi della performance motoria 
attraverso sistemi optoelettronici di analisi; studio dei 
processi di recupero funzionale connessi all’attivazione 
della plasticità neuronale; ideazione di strategie riabili-
tative innovative; sviluppo e sperimentazione di nuove 
tecnologie, compresa la robotica e la realtà virtuale.

Gli interventi multimodali di diffusione delle linee guida sono efficaci nel migliorare l’adesione alle raccomandazioni sulla profilassi  
perioperatoria in chirurgia pediatrica

SICURI INSIEME
Quando e come usare la profilassi antibiotica perioperatoria

Ospedale Pediatrico Bambino Gesù
di Roma

RACCOMANDAZIONI DI PROFILASSI PERIOPERATORIA SPECIFICHE PER PROCEDURA 

Cefazolina, o
se probabili MRSA o MRSE, 
Vancomicina

Cefazolina

Raccomandata 

Raccomandata 

Raccomandata 

Raccomandata 

Raccomandata 

Raccomandata Cefazolina

Raccomandata 

Raccomandata 

Raccomandata 

Antibiotico raccomandato
per via e.v. se non indicato altrimenti
nelle Note

Intervento Raccomandazione Note

Non raccomandata 

Non raccomandata 

≤ 72 ORE DI VITA PROCEDURE CHIRURGICHE IN NEONATI
Qualunque procedura

TESTA E COLLO

Craniotomia

Shunt del liquido cerebrospinale (CSF)

Chirurgia spinale

Linfangiomi, masse, tumori

Cisti e fistole mediane o laterali del collo

Tiroidectomia

Endoscopia diagnostica delle vie aeree

Endoscopia terapeutica delle vie aeree

Tracheotomia

Cisti del sopracciglio

Ampicillina + Gentamicina
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PROGETTI DI RICERCA

Dispositivo POCT per analisi 
microbiologiche. 
Responsabile: Auriti Cinzia

Determination of plasmatic and CFS 
levels of high doses of micafungin 
in neonates suffering from sistemic 
candidiasis. 
Responsabile: Auriti Cinzia

Attività di ricerca sulla sindrome 
dell’intestino corto. 
Responsabile: Bagolan Pietro

Analisi dello strato corneale di Dua 
con sistemi di microscopia avanzata in 
paziente pediatrico. 
Responsabile: Buzzonetti Luca

Imaging quantitativo con metodologie 
di stampa 3D e calcolo Monte Carlo 
per studi dosimetrici in terapia medico 
nucleare per pazienti pediatrici. 
Responsabile: Cannatà Vittorio

Sviluppo di un applicativo mobile 
per bambini affetti da disabilità e loro 
familiari (ABILITA). 
Responsabile: Castelli Gattinara Guido

Identificazione, arruolamento e 
sperimentazione su bambini affetti da 
patologie del sistema nervoso centrale 
con disturbi del movimento finalizzati 
alla raccolta e all’analisi dei dati utili 
alla validazione dei dispositivi dal punto 
di vista della funzionalità, dell’efficacia 
riabilitativa e alla creazione di un 
sistema per l’individuazione dei moduli 

ortesici più adatti alle esigenze e alle 
caratteristiche dei pazienti (CAMO). 
Responsabile: Castelli Enrico

Approccio riabilitativo multidisciplinare 
per il recupero funzionale e lo sviluppo 
del bambino con disabilità complessa. 
Responsabile: Castelli Enrico

Buone pratiche per la sorveglianza e il 
controllo dell’antibioticoresistenza. 
Responsabile: Ciofi Degli Atti Marta Luisa

Platform for european preparendess against 
(re)emerging epidemics (PREPARE). 
Responsabile: Ciofi Degli Atti Marta Luisa

Monitoraggio intra-ospedaliero di 
indicatori di qualità e sicurezza in 
chirurgia pediatrica. 
Responsabile: Ciofi Degli Atti Marta Luisa

Health outcomes at school age of a 
population based cohort of very preterm 
infants: the Action III project. 
Responsabile: Cuttini Marina

Effective perinatal intensive care in 
Europe translating knolewdge into 
evidence based practice (EPICE). 
Responsabile: Cuttini Marina

Screening to improve health in very 
preterm infants in Europe (SHIPS). 
Responsabile: Cuttini Marina

Visual privacy management in user 
centric open enviroments (VisiOn). 
Responsabile: Derrico Pietro

Occupational health and safety risks in 
teh healthcare sector. 
Responsabile: Derrico Pietro

Protocol for performance assessment of high 
frequency oscillatiry ventilators in neonatal 
intensive care definition and clinical trial. 
Responsabile: Derrico Pietro

Valutazione e gestione 
delle tecnologie in ospedale. 
Responsabile: Derrico Pietro

Kid’s malnutrition study. 
Responsabile: Diamanti Antonella

Il supporto della nutrizione clinica 
nelle patologie croniche e la specificità 
della insufficienza intestinale. 
Responsabile: Diamanti Antonella

La terapia ortodontica nell’ambito dell’ap-
proccio multidisciplinare dei pazienti con 
apnee ostruttive notturne (OSAS). 
Responsabile: Galeotti Angela

Ricerca del linfonodo sentinella 
nell’inquadramento diagnostico dei 
sarcomi pediatrici degli arti. 
Responsabile: Garganese Maria Carmen

Caratterizzazione dosimetrica ed inter 
confronto tra irradiatori ematici a raggi 
X e raggi gamma per la prevenzione del 
GVHD in pazienti pediatrici sottoposti 
a trasfusioni. 
Responsabile: Genovese Elisabetta

Il gene CFTR nell’eziologia di 

nn Documentazione, in uno studio multicentrico 
effettuato in collaborazione con alcuni ospedali 
pediatrici brasiliani, di come nelle terapie intensi-
ve pediatriche e neonatali, le infezioni causate dai 
microrganismi multiresistenti si associno agli esiti 
clinici più gravi.

nn Dimostrazione, attraverso una sorveglianza at-
tiva delle infezioni del sito chirurgico insorte 
nei 30 giorni successivi agli interventi chirurgi-
ci programmati e urgenti, che la loro incidenza 
nell’OPBG è inferiore ai dati di bechmarking na-
zionali ed internazionali.

nn Pubblicazione dei risultati di un progetto di pre-
venzione delle interruzioni degli infermieri du-
rante la preparazione e la somministrazione dei 
farmaci.

nn Descrizione dello stato di implementazione della 
family centered care nelle Terapie Intensive Neo-
natali Italiane.

nn Identificazione e quantificazione degli elementi di 
costo associati ai diversi interventi chirurgici effet-
tuati con tecnologia robotica e stima dei volumi 
delle prestazioni erogate ed erogabili, nell’ottica 
di determinare il grado di sostenibilità economica 
del robot chirurgico all’interno dell’Ospedale.

nn Attuazione di azioni di promozione della cultura 
della radioprotezione, con il contenimento della 
dose in termini di giustificazione e ottimizzazione 
(HELP); esame critico delle più recenti statistiche 
sui danni da radiazioni e analisi delle energie al-
ternative, con particolare riferimento ai dati rela-
tivi a RM, TC, Eco Polmonari, Elastosonografia.

Risultati DEL 2016 
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nuove entità cliniche e validazione 
di nuovi metodi di diagnosi precoce 
e monitoraggio dell’infiammazione 
polmonare in fibrosi cistica. 
Responsabile: Lucidi Vincenzina

Fibrosi cistica (FC) e danno evolutivo 
polmonare: applicazione di un validato 
metodo di score morfologico compara-
tivo fra tomografia computerizzata (TC) 
e risonanza magnetica (RM) polmona-
re. Diffusione conoscitiva e applicativa 
del metodo per il risparmio dell’espo-
sizione alle radiazioni ionizzanti nei 
bambini con FC. 
Responsabile: Lucidi Vincenzina

Studio dello sforzo uditivo e del 
“workload” cognitivo in pazienti 
pediatrici con sordità monolaterale. 
Responsabile: Marsella Pasquale

Studio di un progetto di Telemedicina 
per il follow up di pazienti sordi prima e 
dopo intervento di impianto cocleare. 
Responsabile: Marsella Pasquale

Realization of an integrated 
environment for the training and the 
recovery of body balance.  
Responsabile: Petrarca Maurizio

L’utilizzo della “omica” nei neonati 
pretermine e nei neonati con ernia 
diaframmatica per l’individuazione di 
biomarkers predittivi di broncodisplasia 
e ipertensione polmonare. 
Responsabile: Piersigilli Fiammetta

Common action for refugees and other 
migrants health (CARE). 
Responsabile: Raponi Massimiliano

Controllo e risposta alla violenza 
su 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

Validazione del metodo DoHTA 
(Decision-oriented Health Technology 
Assessment) per il supporto alle 
decisioni aziendali in merito alle 
innovazioni tecnologiche. 
Responsabile: Ritrovato Matteo

Follow-up dell’utilizzo di architetture 
di BPM per la gestione del Clinical 
Pathway del paziente trapiantato. 
Responsabile: Ritrovato Matteo

Effetti della dieta mediterranea sulla 
qualità del latte umano. 
Responsabile: Salvatori Guglielmo

Evaluation of NIRS as a continuous 
noninvasive monitoring system 
of liver kidney graft perfusion 
in the early postoperative period 
in pediatric patients. 
Responsabile: Scolari Anna Francesca

Utilizzo della risonanza magnetica 
cardiovascolare nella studio delle car-
diomiopatie dilatative in età pediatrica e 
nella definizione del rischio cardiovasco-
lare di bambini-adolescenti obesi. 
Responsabile: Secinaro Aurelio

Funzionamento emotivo adattivo 
in pazienti con fibrosi cistica 
e loro genitori. 
Responsabile: Tabarini Paola

Attività di ricerca per ospedale 
senza dolore. 
Responsabile: Tiozzo Emanuela

Errori di terapia a domicilio nei 
bambini con patologia cronica: 
studio osservazionale e sviluppo 
di strategie preventive. 
Responsabile: Tiozzo Emanuela

Creazione di un database di studi RM 
in soggetti in età pediatrica normali e 
affetti da malattie nuerologiche rare. 
Responsabile: Tomà Paolo

Gestione degli indici di esposizione dei 
pazienti sottoposti a esami diagnostici e 
procedure interventistiche con impiego 
di radiazioni ionizzanti. 
Responsabile: Tomà Paolo

In vitro and ex vivo studies of 
Electromagnetic Fields’ effects on stem 
cells and risk assessment of health care 
workers. 
Responsabile: Zaffina Salvatore

Effetti dei deboli campi elettromagnetici 
sulle cellule staminali ematopoietiche 
umane. 
Responsabile: Zaffina Salvatore

Follow-up di operatori sanitari pediatri-
ci con test IGRA positivo: identificazio-
ne dei criteri di valutazione e di gestione 
dell’infezione tubercolare latente. 
Responsabile: Zaffina Salvatore

Validazione degli strumenti e degli 
indicatori per la gestione del rischio 
stress lavoro correlato. 
Responsabile: Zaffina Salvatore

Valutazione acustica multidimensionale 
della disfonia nei bambini affetti da 
insufficienza velo-faringea (IVF): 
analisi oggettiva della chirurgia 
dell’insufficienza velare. 
Responsabile: Zama Mario





Sperimentazione 
Clinica
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Una parte significativa dell’attività di ricerca dell’OPBG riguarda gli studi clinici e le sperimentazioni cliniche farmaco-
logiche. Questi studi vengono svolti, previa approvazione del Comitato Etico, presso le Unità Operative dell’Ospedale, 
anche avvalendosi del Centro Trials, una struttura dedicata allo sviluppo e alla realizzazione degli studi clinici pediatrici, 
nel quale opera un gruppo multispecialistico dedicato. 

Il Comitato Etico (CE) dell’OPBG per l’assistenza e la ricerca, istituito nel rispetto dei requisiti minimi previsti dalla 
normativa vigente, è un organismo indipendente, che ha il compito e la responsabilità di garantire la tutela dei diritti, 
della sicurezza, del benessere e dell’integrità dei soggetti assistiti dall’Ospedale arruolati nelle sperimentazioni cliniche 
di medicinali e/o in qualsiasi procedura diagnostica o terapeutica, anche innovativa, e fornisce pubblica garanzia di tale 
tutela. Il CE opera in applicazione della normativa vigente in materia, nonché in conformità ai principi fondamentali 
dell’insegnamento del Magistero della Chiesa Cattolica e alle finalità peculiari dell’OPBG.

Di seguito è riportato l’elenco dei 423 studi clinici attivi nel 2016, che hanno complessivamente arruolato circa 5.317 pazienti.

Phenotypic, clinical, genetic and proteomic characterization 
of pulmonary artery hypertension (PAH): generation of PAH 
integrated biomarkers. 
Sperimentatore: Adorisio Rachele

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

Biomarcatori periferici e tissutali della funzione cardiache 
e cellule staminali miocardiche autologhe.  
Sperimentatore: Amodeo Antonio

Analisi dei riarrangiamenti genomici nella fibrosi cistica e nelle 
patologie CFTR-correlate attraverso l’elaborazione di uno specifico 
CGH-array dedicato: un modello per realizzare una fine mappatura 
dei difetti genomici applicabile alla patologia umana. 
Sperimentatore: Angioni Adriano

Ricerca di microanomalie cromosomiche in pazienti con ritardo 
psicomotorio sindromico e sovraccrescimento. 
Sperimentatore: Angioni Adriano

Controllo neuroevolutivo a 24 mesi di età corretta per bambini 
trattati per meningite neonatale o sepsi tardiva negli studi Neomero. 
Sperimentatore: Auriti Cinzia

Determination of plasmatic and CSF levels of high doses of 
micafungin in neonates suffering from systemic candidiasis and/or 
candida meningitis. 
Sperimentatore: Auriti Cinzia

Modello di Screening Pediatrico per la prevenzione della malattia 
cardio-vascolare precoce (SPIF). 
Sperimentatore: Bartuli Andrea

Creazione di un database di studi RM in soggetti in età pediatrica 
normali e affetti da malattie neurologiche rare. 
Sperimentatore: Bernardi Bruno

Applicazione della tecnologia Multiplex Real Time PCR (SeptiFast 
- Roche) per la diagnosi rapida di infezioni batteriche e fungine in 
neonati e bambini con sospetta sepsi. 
Sperimentatore: Bernaschi Paola

Effect of tumor cells and tumor microenvironment on the 
maturation and function of NK and other innate lymphoid cells. 
Sperimentatore: Bertaina Alice

Ricostituzione immunologica dei linfociti T gamma/delta 
positivi in pazienti pediatrici affetti da leucemia acuta sottoposti 
a trapianto allogenico di cellule staminali emopoietiche. 
Sperimentatore: Bertaina Alice

An open-label multi-part first-in-human study of oral lmi070 
in infants with type 1 spinal muscular atrophy. 
Sperimentatore: Bertini Enrico

Data acquisition and processing for neurological and 
neuromuscular diseases (MD–PAEDIGREE). 
Sperimentatore: Bertini Enrico

Multicenter, open-label, single arm study to evaluate long-term 
safety, tolerability, and effectiveness of 10mgjkg olesoxime in 
patients with SMA. 
Sperimentatore: Bertini Enrico

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. 
Sperimentatore: Bertini Enrico

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

Ruolo dell’autofagia nelle malattie muscolari. 
Sperimentatore: Bertini Enrico

La Sperimentazione Clinica



113

ATTIVITÀ SANITARIA E SCIENTIFICA 2016

Studio clinico randomizzato, in doppio cieco, controllato 
con placebo, di fase III sull’impiego di tadalafil nella distrofia 
muscolare di Duchenne. 
Sperimentatore: Bertini Enrico

Studio di estensione di fase III su ataluren (PTC124) 
in pazienti con distrofinopatia causata. 
Sperimentatore: Bertini Enrico

Studio in aperto su pazienti affetti da distrofinopatia con 
mutazione non senso trattati in precedenza con ataluren 
(PTC124®). 
Sperimentatore: Bertini Enrico

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

Studio prospettico longitudinale di storia naturale e di stato 
funzionale di pazienti affetti da miopatia miotubulare. 
Sperimentatore: Bertini Enrico

Studio randomizzato di fase II, 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

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

Screening delle mucopolisaccaridosi in pazienti pediatrici 
sottoposti a tonsillectomia, adenoidectomia e miringotomia. 
Sperimentatore: Bianchi Pier Marco

Extra-capsular tonsillectomy (ECT) vs intra-capsular tonsillotomy 
(ICT) in children with symptomatic tonsillar hypertrophy. An 
Italian, randomized, comparative, multicenter clinical study 
Sperimentatore: Bottero Sergio

Studio multicentrico per la validazione del metodo 
elettrocardiografico nel posizionamento degli accessi venosi 
centrali in pediatria. 
Sperimentatore: Bozza Patrizia 

A single-dose study to assess the pharmacokinetics, 
pharmacodynamics, safety, and tolerability of odanacatib in 
adolescents and young adults treated with glucocorticoids.  
Sperimentatore: Bracaglia Claudia

Brainworks: the international childhood CNS vasculitis  
outcome study. 
Sperimentatore: Bracaglia Claudia

Genetic and immune parameters as biomarkers of diagnosis and 
severity of macrophage activation syndrome (MAS) and secondary 
haemophagocytic lymphohistiocytosis (SEC-HLH): a multicenter 
observational study. 
Sperimentatore: Bracaglia Claudia

Studio clinico controllato e randomizzato in aperto di micofenolato 
mofetile (MMF) contro ciclofosfamide (CYC) per l’induzione della 
remissione della poliarterite nodosa giovanile (PAN). 
Sperimentatore: Bracaglia Claudia

Time to flare in childhood chronic uveitis on remission. 
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

Qualità di vita nei pazienti in età pediatrica affetti da 
ipercolesterolemia familiare: utilizzo di un social network come 
strumento di miglioramento della qualità della vita. 
Sperimentatore: Buonuomo Paola Sabrina

Studio di sorveglianza a lungo termine su latanoprost per 
il monitoraggio delle alterazioni dell’occhio in termini di 
iperpigmentazione nelle popolazioni pediatriche.  
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

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 (Estensione RAINBOW). 
Sperimentatore: Buzzonetti Luca

Correlazione genotipo-prognosi cardiologica a breve e medio 
termine nei pazienti affetti da Rasopathy syndrome (Noonan and 
Nooan-like Syndrome). 
Sperimentatore: Calcagni Giulio

Studio multicentrico di fase III, 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: Calò Carducci Francesca

Esposizione a ritardanti di fiamma polibromurati e possibili 
effetti sul timing della pubertà e sulla funzione tiroidea in una 
popolazione di adolescenti del Comune di Roma. 
Sperimentatore: Cambiaso Paola

A prospective outcome study on patients with profound combined 
immunodeficiency. 
Sperimentatore: Cancrini Caterina

Patogenesi dell’autoimmunità nella sindrome da delezione 22q11.2 
(Sindrome di DiGeorge). 
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

Clinical and genetic characterization of early complications 
in juvenile obesity (caratterizzazione clinica e genetica delle 
complicanze precoci dell’obesità giovanile). 
Sperimentatore: Cappa Marco

European Increlex® (mecasermin [rdna origin] injection) growth 
forum database: an European subject registry for monitoring long-
term safety and efficacy of Increlex®. 
Sperimentatore: Cappa Marco

Il catabolismo del triptofano come possibile nuovo bersaglio 
farmacologico nella prevenzione e terapia del diabete mellito di tipo 1. 
Sperimentatore: Cappa Marco

L’epigenetica nella bassa statura: analisi dello stato di metilazione 
delle sequenze di regolazione CPG nell’intero genoma. 
Sperimentatore: Cappa Marco

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 
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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

Qualità della vita nei giovani di bassa statura (strumento Qolissy) 
adattamento culturale e validazione in Italia.  
Sperimentatore: Cappa Marco

Registro osservazionale, longitudinale, prospettico, a lungo 
termine relativo a pazienti affetti da ipofosfatasia. 
Sperimentatore: Cappa Marco

Schemi di trattamento insulinico in soggetti affetti da diabete tipo 
1 diagnosticato in età pediatrica. 
Sperimentatore: Cappa Marco

Studio clinico di fase III, 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 II con inadeguato 
controllo glicemico in terapia con metformina (da sola o in 
associazione ad insulina). 
Sperimentatore: Cappa Marco

Studio di estensione di follow-up multicentrico di fase IIIb per 
valutare la sicurezza a lungo termine in bambini e adolescenti con 
iponatriemia euvolemica o ipervolemica che hanno partecipato in 
precedenza a uno studio su Samsca ®(Tolvaptan). 
Sperimentatore: Cappa Marco

Studio osservazionale per confrontare LT4 soluzione orale vs LT4 
compresse nella popolazione neonatale affetta da ipotiroidismo 
congenito. 
Sperimentatore: Cappa Marco

Studio randomizzato multicentrico in aperto di fase IIIb sugli 
effetti della sospensione di samscarn (tolvaptan) orale titolato sul 
sodiosierico, sulla farmacocinetica e sulla sicurezza in bambini e 
adolescenti ricoverati con iponatriemia euvolemica o ipervolemica. 
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

A multicentre open label randomized phase III trial of the efficacy 
of sodium thiosulphate in reducing ototoxicity in patients receiving 
cisplatin chemotherapy for standard risk hepatoblastoma (Siopel 6). 
Sperimentatore: Castellano Aurora 

Proposta raccolta campioni di sangue per uno studio genetico di 
associazione in soggetti con neuroblastoma. 
Sperimentatore: Castellano Aurora

Protocollo di re-induzione per pazienti affetti da neuroblastoma ad 
alto rischio in prima recidiva. 
Sperimentatore: Castellano Aurora 

Registro italiano dei tumori neuroblastici periferici (RINB). 
Sperimentatore: Castellano Aurora

Data acquisition and processing for neurological and 
neruromuscular diseases (MD–PAEDIGREE). 
Sperimentatore: Castelli Enrico

Il ruolo del solco intraparietale nel confronto degli stimoli e nella 
presa di decisione: uno studio FMRI e ERP. 
Sperimentatore: Castelli Enrico

L’elaborazione del linguaggio scritto in udenti e non udenti. 
Sperimentatore: Castelli Enrico

Studio sperimentale in fase I per validare l’efficacia di un 

dispositivo robotico nella riabilitazione della caviglia in bambini 
con emiparesi. 
Sperimentatore: Castelli Enrico

Tecniche avanzate di neuroimaging nello studio della plasticità 
cerebrale indotta da riabilitazione robot-mediata in bambini con 
emiparesi. 
Sperimentatore: Castelli Enrico

Trattamento con botox in pazienti pediatrici affetti da spasticità 
dell’arto inferiore: studio in aperto.  
Sperimentatore: Castelli Enrico

Valutazione di sicurezza e prestazione di REWALK™ 
in soggetti adolescenti o giovani adulti: un dispositivo per la 
rieducazione del cammino. 
Sperimentatore: Castelli Enrico

Validazione italiana del questionario cerebral palsy quality of life 
(CPQOL –VITALITY). 
Sperimentatore: 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. 
Sperimentatore: Castelli Gattinara Guido

Sviluppo di un applicativo mobile per bambini affetti da disabilità 
e loro familiari (ABILITA). 
Sperimentatore: 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. 
Sperimentatore: Castelli Gattinara Guido

Valutazione della vaccinazione antinfluenzale 2015/2016 nel 
personale sanitario dell’Ospedale Pediatrico Bambino Gesù. 
Sperimentatore: Castelli Gattinara Guido 

Indagine conoscitiva sulle motivazione dei genitori dei bambini 
con atrofia muscolo spinale i nella scelta nutrizionale e del 
supporto respiratorio. 
Sperimentatore: Chiarini Beatrice 

Buon uso del sangue: periodo di conservazione delle emazie nei 
bambini ricoverati presso la terapia intensiva pediatrica (ABI PICU). 
Sperimentatore: Chiusolo Fabrizio

Point prevalence of platelet transfusions in critically ill children. 
Sperimentatore: Chiusolo Fabrizio

The pediatric acute respiratory distress syndrome incidence and 
epidemiology (PARDIE). 
Sperimentatore: Chiusolo Fabrizio

Studio di biomonitoraggio di ftalati e bisfenolo a in coppie italiane 
madre-bambino: associazione tra esposizione e patologie in età 
giovanile (phthalates and bisphenol a biomonitoring in Italian 
mother-child pairs: link between exposure and juvenile diseases). 
Sperimentatore: Cianfarani Stefano

Efficacia clinica e sicurezza della crema tazarotene 0,05% nelle 
terapie iniziali e di mantenimento dell’ittiosi lamellare. 
Sperimentatore: Ciasulli Annalisa

Valutazione della palatabilità degli alimenti prodotti dal servizio di 
ristorazione in ospedale. 
Sperimentatore: Cilento Gaetano

Protocollo terapeutico per il trattamento con ipotermia sistemica 
moderata del neonato a termine con encefalopatia ipossico-
ischemica di origine perinatale. 
Sperimentatore: Cilio Maria Roberta



115

ATTIVITÀ SANITARIA E SCIENTIFICA 2016

Indagine di prevalenza sull’uso intraospedaliero di antibiotici in 
ospedali pediatrici italiani. 
Sperimentatore: Ciofi Degli Atti Marta

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

Trend dell’uso ospedaliero di antibiotici nei bambini: indagini di 
prevalenza annuale dal 2008 al 2016.  
Sperimentatore: Ciofi Degli Atti Marta

Danni neurologici e polmonari durante il bypass cardiopolmonare 
nella chirurgia di correzione delle cardiomiopatie congenite.
Parametri perioperativi e marker di morbidità. 
Sperimentatore: Cogo Paola

Studio di fase IV 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. 
Sperimentatore: Cotugno Giovanna

Espressione di ABCB1/P-glycoprotein come fattore per la 
stratificazione biologica dell’osteosarcoma non metastatico delle 
estremità. 
Sperimentatore: Cozza Raffaele

I racconti dei genitori dei piccoli pazienti ricoverati nel reparto di 
oncoematologia pediatrica e degli operatori sanitari. 
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 2 per sarcoma di Ewing metastatico. 
Sperimentatore: Cozza Raffaele

Studio di fase III sull’efficacia dell’intensificazione della dose in 
pazienti con sarcoma di Ewing non metastatico. 
Sperimentatore: Cozza Raffaele

Progetto Mykey. 
Sperimentatore: Crinò Antonino

Studio multicentrico di fase IIa randomizzato, in doppio cieco, 
controllato con placebo per valutare la sicurezza, la tollerabilità
 e gli effetti di azp-531, un analogo della grelina deacilata, 
sul comportamento alimentare dei pazienti con sindrome 
di Prader Willi.  
Sperimentatore: Crinò Antonio

Rete di ascolto sclerosi tuberosa per l’inclusione sociale 
(Progetto R.AST.A.) 
Sperimentatore: Cusmai Raffaella 

Verifica dei livelli di allopregnanolone nelle pazienti affette da 
mutazione del gene PCDH19. 
Sperimentatore: Cusmai Raffaella 

Genetic diagnosis of pulmonary disease in newborn and infants: a 
genomic approach through next generation sequencing. 
Sperimentatore: Cutrera Renato

Screening to improve health in very preterm infants in Europe 
(SHIPS). 
Sperimentatore: Cuttini Marina

A multicenter collaborative research network for the identification 
and study of rare undiagnosed patients: the impact on the rare 
disease National Health Service network (UNRARENET). 
Sperimentatore: Dallapiccola Bruno

Telethon undiagnosed diseases program 2015. 
Sperimentatore: Dallapiccola Bruno

Una proteina multifunzionale coinvolta nella desquamazione e 
immunità cutanea: verso nuovi approcci terapeutici per malattie 
rare e comuni della cute (LEKTI). 
Sperimentatore: Dallapiccola Bruno

Assistenza centrata sulla famiglia in neonatologia, esperienza e 
soddisfazione dei genitori, uno studio multicentrico trasversale.  
Sperimentatore: Dall’Oglio Immacolata

Assistenza centrata sulla famiglia in neonatologia e soddisfazione 
dei genitori, nuovi metodi per la valutazione nel tempo, uno studio 
multicentrico.  
Sperimentatore: Dall’Oglio Immacolata

Empowerment dei genitori in terapia intensiva pediatrica: lo studio 
empathic (Empowerment of parents in the intensive care). 
Sperimentatore: Dall’Oglio Immacolata

L’esperienza della family-centered care all’Ospedale Pediatrico 
Bambino Gesù, uno studio trasversale.  
Sperimentatore: Dall’Oglio Immacolata

Un’analisi qualitativa dell’esperienza della family centered 
care (assistenza centrata sulla famiglia) all’Ospedale Pediatrico 
Bambino Gesù. 
Sperimentatore: Dall’Oglio Immacolata

Valutazione della soddisfazione degli utenti del servizio di 
ristorazione in ospedale. 
Sperimentatore: Dall’Oglio Immacolata

Prevenzione delle interruzioni durante la preparazione e 
somministrazione dei farmaci: uno studio di valutazione. 
Sperimentatore: Dall’Oglio Immacolata, Pomponi Manuel

Studio di validazione di uno strumento per esplorare la 
soddisfazione dei genitori rispetto alla qualità delle cure orientate 
all’assistenza centrata sulla famiglia in neonatologia. 
Sperimentatore: Dall’Oglio Immacolata, Portanova Anna 

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 
2 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

The pediatric ercp database initiative (PEDI). 
Sperimentatore: Dall’Oglio Luigi

Valutazione della sicurezza e dell’efficacia del dispositivo 
gastroport. 
Sperimentatore: Dall’Oglio Luigi

A long-term natural history study in Duchenne muscular dystrophy.  
Sperimentatore: D’Amico Adele

Complete molecular characterization of patients affected by 
congenital muscular dystrophies with alpha-dystroglycan defect 
using next generation sequencing strategies.  
Sperimentatore: D’Amico Adele

Microbiota e risposta immunologica locale e sistemica nei neonati 
con sindrome da intestino corto. 
Sperimentatore: D’Argenio Patrizia
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Studio prospettico per la realizzazione di un registro europeo per lo 
studio dell’esofagite eosinofila (PEER). 
Sperimentatore: De Angelis Paola

Data acquisition and processing for juvenile idiopathic arthritis 
(MD–PAEDIGREE). 
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 di fase Ib, 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 di fase IIa, internazionale, multicentrico, in aperto, non 
controllato per valutare la sicurezza e la farmacocinetica di 4 infu-
sioni 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 

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 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 clinico multicentrico, prospettico, randomizzato per il 
trattamento dei pazienti con osteosarcoma (Os) in recidiva. 
Sperimentatore: De Ioris Maria Antonietta 

Valutazione delle caratteristiche dei casi di sindrome da 
encefalopatia posteriore reversibile in bambini oncoematologici. 
Sperimentatore: De Pasquale Debora

Valutazione dell’efficacia di due differenti metodiche chirurgiche 
per il controllo della scialorrea in pazienti affetti da patologie 
neurologiche severe. 
Sperimentatore: De Peppo Francesco

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

Registry kidney transplantation in children and adolescents of the 
GPN (Society for Paediatric Nephrology). 
Sperimentatore: Dello Strologo Luca

Registro Malattia Di Pompe “Registro Pompe” e Sotto-Registro 
sulla gravidanza. 
Sperimentatore: Deodato Federica

Registro sulla mucopolisaccaridosi di tipo i “Registro MPSI” e 
Sotto-Registro sulla gravidanza. 
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 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 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).  
Sperimentatore: Diamanti Antonella

Studio di ricerca dei geni modificatori implicati nella variabilità di 
espressione clinica della sindrome da microdelezione cromosomica 
22q11.2 sindrome DiGeorge/velo-cardio-facciale). 
Sperimentatore: Digilio Maria Cristina

Definizione del rischio genetico di forme severe di incontinenti a 
pigmenti. 
Sperimentatore: Diociaiuti Andrea

Dechipering the mechanism of immune dysfunction in Vici 
syndrome. 
Sperimentatore: Dionisi Vici Carlo

Registro e network europeo per le malattie metaboliche con 
intossicazione “intoxication type” nell’ambito del progetto E-HOD 
(Omocistinuria e difetti di metilazione). 
Sperimentatore: Dionisi Vici Carlo 

Studio sul decorso naturale del deficit del cofattore molibdeno e 
del deficit isolato di solfito ossidasi. 
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 IIb, 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

Validazione di accuratezza di un dispositivo di misura della 
pressione arteriosa effettuata in modo non invasivo su pazienti 
neonatali, infanti e bambini fino a 3 anni di età. 
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 
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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

A prospective randomized study to optimize prednisone therapy for 
relapses of idiopathic nephrotic syndrome in children (PROPINE).  
Sperimentatore: Emma Francesco 

Profilassi antibiotica e danno renale nelle anomalie congenite del 
rene e delle vie urinarie - antibiotic prophylaxis and renal damage 
in congenital abnormalities of the kidney and urinary tract.  
Sperimentatore: Emma Francesco

Analisi dei profili di espressione di micro-RNA circolanti per 
l’identificazione di nuovi biomarker diagnostici per la celiachia e 
per la valutazione della risposta alla dieta priva di glutine. 
Sperimentatore: Ferretti Francesca

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.  
Sperimentatore: Ferretti Francesca

2° protocollo di diagnosi e cura degli ependimomi dell’età 
pediatrica. 
Sperimentatore: Fidani Paola

Cooperative multicenter study for children and adolescents with 
low-grade glioma. 
Sperimentatore: Fidani Paola

Identificazione mediante tetrameri/pentameri di classe I di 
cellule T citotossiche autoreattive nei confronti dell’autoantigene 
decarbossilasi dell’acido glutammico (GAD65) in pazienti 
neodiagnosticati per diabete di tipo 1. 
Sperimentatore: Fierabracci Alessandra

Approfondimenti diagnostici e patogenetici per immunodeficienze 
primitive e sviluppo di nuovi approcci di terapia genica somatica.  
Sperimentatore: Finocchi Andrea

X-Linked chronic granulomatosis: molecular and cellular
mechanisms underlying intestinal inflammation. 
Sperimentatore: Finocchi Andrea

L’utilità clinica della determinazione sierologica delle varie 
componenti del grano in una popolazione pediatrica. 
Sperimentatore: Fiocchi Alessandro

A phase III, randomized, double-blind, placebo-controlled study 
to assess the efficacy, safety, and tolerability of lebrikizumab in 
adolescent patients with uncontrolled asthma who are on inhaled 
corticosteroids and a second controller medication. 
Sperimentatore: Fiocchi Alessandro 

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 (SHINE). 
Sperimentatore: Fiocchi Alessandro

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. 
Sperimentatore: Fiocchi Alessandro

Studio multicentrico, randomizzato, controllato, cross-over per 
valutare l’ipoallergenicità di una nuova formula di amino-acidi in 
bambini con allergia al latte vaccino (RAF). 
Sperimentatore: Fiocchi Alessandro

Tollerabilità ed effetti indesiderati per un nuovo device 
nell’immunoterapia specifica per il bambino allergico. 
Sperimentatore: Fiocchi Alessandro

Indagine del microbioma delle vie aeree nei pazienti con fibrosi 
cistica che presentano un severo declino della funzione polmonare 
e non rispondono alla terapia convenzionale antimicrobica.  
Sperimentatore: Fiscarelli Ersilia

The airway microbiota in cystic fibrosis patients: overall 
community composition and dynamics during the different phases 
of pulmonary disease. 
Sperimentatore: Fiscarelli Ersilia

Identification of new tumor ligands of activating 
human NK receptors. 
Sperimentatore: Fruci Doriana

A randomized, open label study comparing safety and efficacy 
parameters for a high and a low dose of ambrisentan (adjusted 
for body weight) for the treatment of pulmonary arterial 
hypertensionin paediatric patients aged 8 years up to 18 years. 
Sperimentatore: Gagliardi Giulia

An open-label, long term extension study for treatment of 
pulmonary arterial hypertension in paediatric patients aged 8 years 
up to 18 years who have participated in AMB112529 and in whom 
continued treatment with ambrisentan is desidered. 
Sperimentatore: Gagliardi Giulia

Premier pulmonic valve replacement multi-discipline (EMEA registry). 
Sperimentatore: Gagliardi Giulia

Valutazione mediante ecografia intracardiaca del processo di 
endotelizzazione di stents posizionati nel tratto di efflusso 
ventricolare destro.  
Sperimentatore: Gagliardi Giulia

Confronto fra le docce di classe III e la maschera di Delaire nella 
correzione ortopedica delle malocclusioni di classi III scheletriche.  
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 

Valutazione dell’efficacia della terapia funzionale delle classi 
II scheletriche mediante uno studio clinico randomizzato 
multicentrico. 
Sperimentatore: Galeotti Angela

The role of the novel candidate tumor suppressor gene ADAR2 in 
brain tumor development. 
Sperimentatore: Gallo Angela

Studio della reinnervazione cardiaca adrenergica mediante 
scintigrafia miocardica con 123i-metaiodobenzilguanidina (MIBG) 
in pazienti sottoposti a trapianto cardiaco (HTX) 
in età pediatrica. 
Sperimentatore: Garganese Maria Carmen 

Evaluating processes of care & the outcomes of children in hospital 
(EPOCH): a cluster randomized trial of the bedside paediatric 
early warning system. 
Sperimentatore: Gawronski Orsola

International PICU endotracheal suctioning. The persist study. 
Sperimentatore: Gawronski Orsola 

Studio di implementazione del sistema di early warning 
bedsidepews: impatto della risposta intraospedaliera al 
deterioramento clinico e dei fattori clinico/organizzativi sugli esiti 
clinici dei pazienti. 
Sperimentatore: Gawronski Orsola

Utilizzo della dexmedetomidina nei pazienti pediatrici sottoposti 
ad intervento cardochirurgico. 
Sperimentatore: Garisto Cristiana
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Impatto emotivo della malattia ematologica: monitoraggio e 
sostegno al processo di elaborazione. 
Sperimentatore: Gentile Simonetta

Efficacia clinica e sicurezza di J022X ST nella prevenzione di 
infezioni ricorrenti delle vie aree superiori (Recurrenl Upper-
Respiralory Traci Infections - RURTJ) in bambini ad elevato 
rischio di ricorrenza. 
Sperimentatori: Giampaolo Rosaria, Fiocchi Alessandro

Screening dei bambini a rischio di disturbi del linguaggio 
e della comunicazione.  
Sperimentatore: Giampaolo Rosaria

Studio a lungo termine, in aperto, sulla sicurezza e l’efficacia 
superiore delle capsule a rilascio ritardato di cisteamina bitartrato 
(RP103) in pazienti affetti da cistinosi. 
Sperimentatore: Greco Marcella

Verifica dell’efficacia del sildenafil per via endovenosa rispetto 
agli altri agenti vasodilatatori polmonari utilizzati nel test di vaso 
reattività 	 polmonare. 
Sperimentatore: Guccione Paolo 

European registry of dialysis treatment of pediatric acute kidney 
injury (EurAKID). 
Sperimentatore: Guzzo Isabella

Studio randomizzato in aperto sugli effetti dell’inizio della 
nutrizione parenterale precoce verso l’inizio tardivo in terapia 
intensiva cardiochirurgica. 
Sperimentatore: Iacoella Claudia

Valutazione dell’efficacia e sicurezza dell’emulsione lipidica 
contenente olio di pesce (LIPIDEM).  
Sperimentatore: Iacoella Claudia

Caratterizzazione clinico-funzionale delle malattie retiniche rare 
ad insorgenza precoce geneticamente trasmesse. Correlazione 
fenotipo-genotipo. 
Sperimentatore: Iarossi Giancarlo 

La rete europea EULAR/PRES per la creazione di un registro 
relativo alla classificazione delle malattie autoinfiammatorie in età 
pediatrica (EUROFEVER). 
Sperimentatore: Insalaco Antonella

Possibile ruolo di geni candidati dell’inflammosoma 
nell’osteomielite cronica ricorrente multifocale: studio 
multicentrico italiano. 
Sperimentatore: Insalaco Antonella

Three-year, international, multicentre, observational, cost- 
effectiveness study with biologic ultra-orphan agents (anti il-1 
agents) or other than anti il-1 therapies in cryopyrin associated 
periodic syndromes (CAPS). 
Sperimentatore: Insalaco Antonella

Prevalence of warfarin genotype polymorphisms in pediatric 
patients with ventricular assist devices. 
Sperimentatore: Iodice Francesca Giovanna 

Studio multicentrico prospettico, randomizzato, in doppio 
cieco, controllato vs. placebo, per gruppi paralleli della durata 
di 24 mesi per valutare l’efficacia, la sicurezza, la tollerabilità, 
e il costo efficacia dell’immunoterapia sublinguale allergene-
specifica (SLIT) in associazione al trattamento standard 
nell’asma allergico pediatrico. 
Sperimentatore: Koch Pierluigi

Studio comparativo multicentrico, randomizzato, in doppio 
cieco per valutare l’efficacia, la sicurezza e la farmacocinetica di 
daptomicina rispetto a un comparatore attivo in soggetti pediatrici 
con osteomielite ematogena acuta dovuta a organismi gram-positivi. 
Sperimentatore: Krzysztofiak Andrzej

The correlate study: canadian outcomes registry late after 
tetralogy of Fallot repair. 
Sperimentatore: Leonardi Benedetta

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

Funzionamento e disabilità negli stati vegetativi e stati di minima 
coscienza. 
Sperimentatore: Lispi Maria Luisa

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 retrospective data collection (RDC) study to collect further 
patient safety laboratory parameters from the phase IV study to 
assess the effect of hepatic impairment on the pharmacokinetics 
of thiotepa and the potential of thiotepa to alter the QT interval, 
in paediatric patients undergoing allogeneic haematopoietic 
progenitor cell transplantation. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Trattamento della leucemia acuta mieloide secondo il protocollo 
AIEOP LAM 2013/01. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Allogeneic stem cell transplantation in children and adolescents 
with acute lymphoblastic leukaemia. 
Sperimentatore: Locatelli Franco 

Analysis of prevalence of Gaucher disease in paediatric patients selected 
by applying an appropriate diagnostic algorithm (Gau-Ped study). 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Caratterizzazione genetica ed immunologia dell’anemia aplastica 
severa nei bambini e negli adolescenti. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Clinical phase II 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 

Clinical phase II trial to compare treosulfan-based conditioning 
therapywith busulfan-based conditioning prior to allogeneic 
haematopoietic stem cell transplantation (HSCT) in paediatric 
patients with non-malignant diseases. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

International collaborative study for treatment of standard risk 
childhood relapsed all. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Michigan acute graft-versus-host disease international consortium: 
a database and biorepository (MAGIC). 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Multinational European trial for children with opsoclonus 
myoclonus syndrome/dancing eye syndrome.  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Phase I/II study of caspacide T cells from an HLA-partially 
matched family donor after negative selection of TCR AB+ T cells 
in pediatric patients affected by hematological disorders. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Primo studio cooperativo europeo per il neuroblastoma ad alto 
rischio. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Proposta raccolta campioni di sangue per uno studio indirizzato 
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all’individuazione di nuovi markers diagnostici in pazienti con 
autismo. 
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.  
Sperimentatori: Locatelli Franco, Magni Manzoni Silvia 

Protocollo di studio osservazionale retrospettivo-prospettico sui 
soggetti arruolati nei Centri Associazione Italiana Ematologia 
Oncologia Pediatrica (AIEOP) e Italian Primary Immunodeficiency 
Network (IPINET). 
Sperimentatore: Locatelli Franco, Cancrini Caterina, Finocchi Andrea

Protocollo di trattamento internazionale collaborativo per bambini 
di età inferiore ad 1 anno affetti da leucemia acuta linfoide e 
bifenotipica. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Protocollo internazionale collaborativo per il trattamento della 
istiocitosi a cellule di Langerhans. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Second international inter-group study for classical Hodgkin’s 
lymphoma in children and adolescent. 
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 III 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 II, 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 di fase II 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 di fase I 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 I/II 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 I/II 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 II/III, in aperto, a singolo braccio, multicentrico, per 
valutare la sicurezza, tollerabilità, farmacocinetica ed efficacia di 
somministrazioni intravenose multiple di NI-0501, un anticorpo 
monoclonale anti-interferone gamma (anti-IFNγ), in pazienti 
pediatrici con linfoistiocitosi emofagocitica primaria (HLH). 
Sperimentatore: Locatelli Franco 

Studio di fase I/III di lenvatinib in bambini e adolescenti affetti da 
tumori solidi maligni recidivanti o remittenti. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio di fase II, 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 I-II per dose e schedula dell’anticorpo monoclonale 
anti GD 2 CH 14.18/CHO in infusione continua associato a IL2 in 
pazienti con neuroblastoma refrattario o recidivato.  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio di fase III, multicentrico, in aperto, randomizzato, 
controllato per valutare l`efficacia e la sicurezza d`impiego di 
LDE225 somministrato per via orale versus temozolomide in 
pazienti con medulloblastoma in recidiva con via di segnalazione 
HH attivata. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio di fase iniziale, multicentrico, in aperto sulla sicurezza e la 
farmacocinetica di atezolizumab in pazienti pediatrici e giovani 
adulti con tumori solidi precedentemente trattati.  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio di registro prospettico di pazienti con tumore neuroblastico 
periferico e invasione del canale spinale. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio europeo per il neuroblastoma a rischio basso ed intermedio. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio indirizzato all’individuazione di nuovi markers plasmatici 
predittivi di aggressività tumorale in pazienti con neuroblastoma.  
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio multicentrico a singolo braccio di fase II preceduto dalla 
valutazione del dosaggio, per studiare l’efficacia, la sicurezza e la 
tollerabilità dell’anticorpo bite blinatumomab (MT103) in pazienti 
pediatrici e adolescenti affetti da leucemia linfoblastica acuta (lla) 
pre-B recidivante/refrattaria. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio multicentrico di fase II 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. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

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: 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 
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precursori delle cellule b recidiva e/o refrattaria (Studio RIALTO). 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio multicentrico, in aperto, di fase II, per valutare la 
farmacocinetica, la farmacodinamica, la sicurezza e l’attività di 
azacitidina e per confrontare azacitidina con i controlli storici 
in soggetti pediatrici con sindrome mielodisplastica avanzata o 
leucemia mielomonocitica giovanile di nuova diagnosi non ancora 
sottoposti a trapianto di cellule staminali ematopoietiche. 
Sperimentatore: Locatelli Franco

Studio per l’identificazione di nuovi marcatori di aggressività 
tumorale nei pazienti pediatrici affetti da sarcoma.  
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

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 staminali ematopoietiche (HSCT) e sono 
trattati con Defitelio® o terapia di supporto (gruppo di controllo). 
Sperimentatore: Locatelli Franco

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

Treatment protocol for relapsed anaplastic large cell lymphoma of 
childhood and adolescence (ALCL-Relapse.) 
Sperimentatore: Lombardi Alessandra

Banca dati di pazienti trattati con advate nell’emofilia A. 
Sperimentatore: Luciani Matteo

Bracciale FedEmo (Federazione delle Associazioni Emofilici) - 
Sa.Me.Da L.I.F.E Safety Medical Database – Local Informed For 
Emergency. 
Sperimentatore: Luciani Matteo

Il test di generazione della trombina (TGA) come analisi predittiva di ef-
ficacia emostatica dei concentrati di fattore VIII (FVIII) in pazienti affetti 
da emofilia a con inibitori del FVIII ad alta e bassa risposta anamnestica. 
Sperimentatore: Luciani Matteo

Registro europeo per i bambini sotto i 6 anni di età trattati con 
Benefix®. 
Sperimentatore: Luciani Matteo 

Studio clinico 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

Treatment study for children and adolescents with acute 
promyelocytic leukemia. 
Sperimentatore: Luciani Matteo

A phase III, 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

A phase III, 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 F508del-Cftr mutation.  
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Eradicazione precoce di MRSA in pazienti affetti da fibrosi cistica: 
uno studio randomizzato multicentrico. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Genetic modifiers in cystic fibrosis liver disease. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina 

Linfa it’s me. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Piano di indagine clinica per la convalida di un analizzatore del 
sudore per la diagnosi della fibrosi cistica (PICTecil3). 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Programma di accesso gestito (Managed Access Program, MAP) 
della terapia combinata lumacaftor/lvacaftor. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Real world effectiveness dello hyaneb sulla funzionalità polmonare 
e sul numero di riacutizzazioni in pazienti affetti da fibrosi cistica. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Registro osservazionale di pazienti affetti da fibrosi cistica in 
Europa (VOICE). 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Riattivazione del registro nazionale fibrosi cistica. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Studio delle citochine infiammatorie e dei fattori di crescita in 
pazienti con fibrosi cistica. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Studio di fase III su efficacia e sicurezza di ataluren (PTC124®) in 
pazienti affetti da fibrosi cistica con mutazioni non senso. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Studio di fase III, 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 FS08del-CFTR. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Studio di fase III, 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 di estensione di fase III con ataluren (PTC124) in pazienti 
con fibrosi cistica da mutazioni non senso. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Studio di rollover di fase III per la valutazione della sicurezza e dell’ef-
ficacia del trattamento a lungo termine con lumacaftor in associazione 
con ivacaftor in soggetti di età pari e superiore a 12 anni, affetti da fi-
brosi cistica, omozigoti o eterozigoti per la mutazione F508del-CFTR. 
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. 
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 pre-clinico di un nuovo approccio immunoterapico basato 
sulla somministrazione aerosolica di liposomi asimmetrici per 
potenziare la risposta immunitaria microbica.  
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina
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Studio prospettico, multicentrico, doppio cieco, randomizzato 
controllato contro placebo volto alla valutazione dell’effetto 
della somministrazione prolungata di probiotici in pazienti con 
fibrosi cistica. 
Sperimentatore: Lucidi Vincenzina

Significato dell’isolamento di c. difficile tossinogenico 
nei pazienti pediatrici.  
Sperimentatore: Lucignano Barbara

Studio in aperto, multinazionale, multicentrico per valutare 
sicurezza, efficacia e farmacocinetica dell’asfotase alfa (proteina 
di fusione fosfatasi alcalina non tessuto-specifica umana 
ricombinante) nei neonati e nei bambini di età uguale 
o inferiore a 5 anni affetti da ipofosfatasia (HPP). 
Sperimentatore: Maiorana Arianna

Acidi grassi della dieta in gravidanza ed infiammazione di basso 
grado del neonato. 
Sperimentatore: Manco Melania 

Pilot study (cycle 3) for the evaluation of DAPHNE system’s 
functionality in obese adolescents’ treatment. 
Sperimentatore: Manco Melania

Risk of cardiovascular disease in obese children and adolescents 
(MD–PAEDIGREE). 
Sperimentatore: Manco Melania

Prevalenza del dolore nei dipartimenti di chirurgia ed 
oncoematologia. 
Sperimentatore: Marchetti Giuliano

Stimolazione cerebrale profonda (DBS) della CZI 
nel trattamento dell’epilessia farmacoresistente ad esordio 
nelle regioni centrali. 
Sperimentatore: Marras Carlo Efisio

La malattia policistica renale in pediatria: gruppo di studio 
nazionale. 
Sperimentatore: Massella Laura

Registro europeo sulla malattia policistica recessiva (AREGPKD). 
Sperimentatore: Massella Laura

Studio delle abilità percettivo-uditive pre-verbali e verbali 
nei bambini affetti da sordità severa-profonda candidati 
ad impianto cocleare.  
Sperimentatore: Marsella Pasquale 

Studio dello sforzo uditivo e del “workload” cognitivo in pazienti 
pediatrici con sordità monolaterale.  
Sperimentatore: Marsella Pasquale

Valutazione cognitivo-comportamentale in pazienti affetti da 
sindrome di Alport X-linked o autosomica. 
Sperimentatore: Massella Laura

European Rhabdoid Registry (EU-RHAB). 
Sperimentatore: Mastronuzzi Angela

Valutazione della via metabolica di sonic Hedgehong su cellule 
staminali di tumore cerebrale.  
Sperimentatore: Mastronuzzi Angela

Non insulin requiring autoimmune diabetes. Studio multicentrico 
osservazionale e di intervento (NIRAD). 
Sperimentatore: Matteoli Maria

Studio sul rischio cardiovascolare in bambini con insufficienza 
renale cronica. 
Sperimentatore: Matteucci Chiara

Microbiota intestinale, alimentazione e disturbi gastrointestinali in 
soggetti con disturbi dello spettro autistico. 
Sperimentatore: Mazzone Luigi

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

La stimolazione transcranica a corrente continua nel trattamento 
della dislessia: uno studio randomizzato in doppio-cieco. 
Sperimentatore: Menghini Deny

Valutazione dei deficit esecutivi nel disturbo da deficit 
dell’attenzione e iperattività. 
Sperimentatore: Menghini Deny

Rabdomiosarcoma non metastatico. Sarcoma dei tessuti molli 
localizzato non-rabdomiosarcoma.  
Sperimentatore: Milano Giuseppe Maria

Studio in aperto, multi-centrico, randomizzato, di fase II 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

Determinanti della Health Related Quality of Life (HRQoL) in 
adolescenti obesi italiani. 
Sperimentatore: Morino Giuseppe Stefano

Validazione di un questionario NutricheQ per la definizione del 
rischio nutrizionale in bambini di 1-3 anni in relazione alle loro 
abitudini alimentari. 
Sperimentatore: Morino Giuseppe Stefano

Botox nel trattamento dell’incontinenza urinaria dovuta a 
iperattività detrusoriale neurogena in pazienti di età compresa tra 
8 e 17 anni. 
Sperimentatore: Mosiello Giovanni 

Studio di 24 settimane, randomizzato, in aperto, per valutare la 
sicurezza e l’efficacia di fesoterodina in soggetti di età compresa tra 
16 e 17 anni con sintomi di iperattività detrusoriale associata a una 
condizione neurologica (iperattività detrusoriale neurogena). 
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 8 a 17 anni di età.  
Sperimentatore: Mosiello Giovanni

Il dolore toracico presso i dipartimenti di emergenza-accettazione 
pediatrica. Studio retrospettivo-prospettico. 
Sperimentatore: Musolino Anna Maria

Proposta progetto di ricerca microdelezioni/duplicazioni su DNA 
di soggetti con delezione/duplicazione 22q11.2. 
Sperimentatore: Novelli Antonio

Studio di efficacia e tollerabilità del trattamento con idrossitirosolo 
e vitamina e in bambini affetti da steatoepatite non alcolica. 
Sperimentatore: Nobili Valerio

Valutazione dei livelli di lipasi acida lisosomiale in pazienti 
pediatrici affetti da steatosi epatica (NAFLD): Studio 
osservazionale. 
Sperimentatore: Nobili Valerio

Valutazione dei livelli di lipasi acida lisosomiale (LAL) in pazienti 
pediatrici con evidenza di steatosi microvacuolare all’istologia 
epatica: studio osservazionale.  
Sperimentatore: Nobili Valerio
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Validazione del fibroscore (PFNI) a livello nazionale in pazienti in 
età pediatrica affetti da steatoepatite non alcolica. 
Sperimentatore: Nobili Valerio

Valutazione dell’effetto dell’allattamento al seno in una coorte 
di bambini SGA per possibili fattori di rischio della sindrome 
metabolica.  
Sperimentatore: Nobili Valerio

Validazione tecnica delle performance del sequenziatore NextSeq 
550 (High Throughput Sequencing) ed eventuale applicazione 
nello studio delle patologie genomiche. 
Sperimentatore: Novelli Antonio

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 antiinfluenzale 2015/2016 in bambini con 
patologia cronica.  
Sperimentatore: Palma Paolo

Valutazione dei meccanismi immunologici periferici e tissutali 
nella risposta immunitaria post-vaccinale in una coorte di bambini 
candidati ad intervento di tonsillectomia. 
Sperimentatore: Palma Paolo

Best therapy after cardiac transplantation, the Italian challenge. 
A multicenter, prospective, randomized, open-label study to 
compare 	 the efficacy and safety of everolimus and mycophenolate 
(either mofetil or sodium) in association with cyclosporine in 
patients with acute multiple/late rejection, cardiac allograft 
vasculopathy, renal dysfunction after cardiac transplantation 
(BeTACTIC Study). 
Sperimentatore: Parisi Francesco

Studio osservazionale condotto in pazienti italiani trapiantati 
di cuore o rene in trattamento con terapia immunosoppressiva 
comprendente everolimus (Certican®). 
Sperimentatore: Parisi Francesco

Studio di fase II, a gruppi paralleli, randomizzato, multicentrico, 
in aperto, di confronto della farmacocinetica di tacrolimus in 
riceventi pediatrici di allotrapianto de novo trattati con un regime 
immunosoppressivo a base di Advagraf® o Prograf®, incluso un 
follow up a lungo termine. 
Sperimentatore: Parisi Francesco

Studio osservazionale nei pazienti affetti da bronchiolite di grado 
moderato-severo: applicazione di terapia con alti flussi nasali ed 
helmet cpap in relazione allo score clinico. 
Sperimentatore: Perrotta Daniela 

Assessment of worldwide acute kidney injury (AKI), renal angina 
and epidemiology (Aware study). 
Sperimentatore: Picca Stefano

International pediatric hemodialysis network (IPHN). 
Sperimentatore: Picca Stefano

Studio in aperto e a braccio singolo per la valutazione della 
sicurezza e della tollerabilità di cinacalcet hcl in aggiunta alle 
terapie standard in soggetti pediatrici di età compresa tra 28 giorni 
e 6 anni con insufficienza renale cronica e iperparatiroidismo 
sottoposti a dialisi. 
Sperimentatore: Picca Stefano

L’utilizzo della metabolomica per l’individuazione di biomarkers 
predittivi di ipertensione polmonare e broncodisplasia.  
Sperimentatore: Piersigilli Fiammetta

L’utilizzo della microbiomica per l’individuazione di biomarkers 
predittivi di polmonite associata a ventilazione meccanica e 
broncodisplasia polmonare. 
Sperimentatore: Piersigilli Fiammetta

L’utilizzo della trascrittomica per l’individuazione di biomarkers 
predittivi di ipertensione polmonare. 
Sperimentatore: Piersigilli Fiammetta

Sorveglianza della sicurezza di farmaci e vaccini e valutazione 
dell’efficacia della vaccinazione antinfluenzale in pediatria. 
Sperimentatore: Pirozzi Nicola

Apoptosi neuronale nei bambini affetti da cardiopatia congenita 
deceduti dopo intervento cardiochirurgico. 
Sperimentatore: Polito Angelo

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). 
Sperimentatore: Putignani Lorenza

Caratterizzazione del microbiota intestinale dei pazienti affetti da 
fibrosi cistica, attraverso un approccio “omico” integrato. 
Sperimentatore: Putignani Lorenza

Microbioma salivare in pazienti pediatrici affetti da sindrome 
nefrosica idiopatica (INS) in recidiva. 
Sperimentatore: Putignani Lorenza

Persistenza di probiotici, somministrati per via orale, sul 
microbiota intestinale di bambini allergici all’uovo. 
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 “sano” per generare profili 
associati a patologie intestinali correlate. 
Sperimentatore: Putignani Lorenza

Valutazione di tecniche di concentrazione del campione fecale 
a fresco per il recupero quantitativo e differenziale di parassiti 
intestinali. 
Sperimentatore: Putignani Lorenza

Analisi delle variabili connesse con il patient e l’health care system 
delay e analisi della compliance alla terapia antitubercolare nei 
pazienti affetti da tubercolosi polmonare nella Regione Lazio. 
Sperimentatore: Raponi Massimiliano

Profilassi antibiotica in chirurgia elettiva pediatrica: promozione 
dell’appropriatezza d’uso. 
Sperimentatore: Raponi Massimiliano

Dolore lombare ad insorgenza acuta quale segno di presentazione 
presso un dipartimento di emergenza pediatrica. 
Sperimentatore: Raucci Umberto

I disordini del movimento quale segno di presentazione presso i 
dipartimenti di emergenza pediatrica. 
Sperimentatore: Raucci Umberto

La diplopia ad insorgenza acuta presso i dipartimenti di 
emergenza-accettazione pediatrica. Studio multicentrico. 
Sperimentatore: Raucci Umberto

Sorveglianza della sicurezza di farmaci e vaccini 
nella popolazione pediatrica.  
Sperimentatore: Raucci Umberto

Traumi da giochi gonfiabili: un allarmante fenomeno in crescita. 
Esperienza di un dipartimento di emergenza pediatrica, 2002-2013. 
Sperimentatore: Raucci Umberto

European survey of sedation and analgesia practices for newborns 
admitted to intensive care unit (EUROPAIN - EUROpean Pain 
Audit In Neonates). 
Sperimentatore: Rechichi Jole 
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Determination of intraoperative levels of cefoxitin during cardiac 
surgery requiring cardiopulmonary bypass in neonates, infants, 
children below, and above 40 kg.  
Sperimentatore: Ricci Zaccaria

Dose of hemofiltration in neonates treated with CRRT. 
Sperimentatore: Ricci Zaccaria

Richiesta di autorizzazione ad analizzare retrospettivamente i dati 
relativi al database MOSTCARE. 
Sperimentatore: Ricci Zaccaria

Data acquisition and processing for cardiomyopathies (MD–
PAEDIGREE). 
Sperimentatore: Rinelli Gabriele

Nuove strategie terapeutiche per patologie autoimmunitarie: studio 
dell’effetto di molecole antagoniste del Toll-Like Receptor 9 sulla 
produzione di autoanticorpi in vitro.  
Sperimentatore: Rosado Maria Manuela

Helmet cpap management and peep level impact on severe 
bronchiolitis admitted in picus. 
Sperimentatore: Rossetti Emanuele

Peripheral veins cannulation in children using veinsite: a 
randomized controlled trial. 
Sperimentatore: Rossetti Emanuele

Ruoli e responsabilità per la ventilazione meccanica e le tecniche 
di divezzo nelle TIP europee e le impostazioni del ventilatore nel 
registro pediatrico europeo. 
Sperimentatore: Rossetti Emanuele

Determinazione della farmaco resistenza del virus HIV-1 con RNA 
stabilizzato a temperatura ambiente su matrice solida. 
Sperimentatore: Rossi De Gasperis Marco

Recupero quantitativo del DNA provirale del virus HIV-1 da 
leucociti mediante metodologia definita Dried Buffy Coat Spot 
(DBCS) per l’analisi 	 remota in Real-Time-PCR.  
Sperimentatore: Rossi De Gasperis Marco

Immunoregolazione in epoca neonatale. Sviluppo delle 
sottopopolazioni T regolatorie e pathway dell’IL-10 in neonati sani 
e nell’incontro precoce con l’antigene (Siren Project). 
Sperimentatore: Rossi Paolo

Il segnale di Notch nel rabdomiosarcoma pediatrico: 
identificazione di nuovi potenziali bersagli terapeutici. 
Sperimentatore: Rota Rossella

La patogenesi e la progressione del rabdomiosarcoma 
alveolare con traslocazione pax3-foxo1: ruolo dell’interazione 
microRNA-notch3. 
Sperimentatore: Rota Rossella

Mechanisms of p38-mediated genome reorganization in 
rhabdomyosarcoma. 
Sperimentatore: Rota Rossella

Modificatori epigenetici nel rabdomiosarcoma (epigenetic 
modifiers in rhabdomyosarcoma). 
Sperimentatore: Rota Rossella

La valutazione della qualità delle cure erogate nei servizi di 
riabilitazione per i bambini con paralisi cerebrale.  
Sperimentatore: Sabbadini Maurizio

Sistema attivo a controllo elettronico per la valutazione cinematica 
e cinetica finalizzata alla progettazione, prototipizzazione e 
realizzazione di sistemi personalizzati per il contenimento 
controllato di soggetti affetti da gravi distonie. 
Sperimentatore: Sabbadini Maurizio

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. 
Sperimentatore: Salvatori Guglielmo

Studio di fase I, 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

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, multicentre, 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-2). 
Sperimentatore: Schiaffini Riccardo

L’educazione alimentare strutturata ed ausilio mediante portale 
dedicato per la gestione a lungo termine dei bambini affetti da 
diabete tipo l in trattamento con microinfusore di insulina. 
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

Progetto di integrazione dell’assistenza bio-psico-sociale e 
spirituale nel quadro del rapporto tra equipe sanitaria, pazienti e 
famiglie dei pazienti della TIC dell’OPBG (SPIRIT). 
Sperimentatore: Schloderer Ulrike 

Arrhythmias detection in a real world population: the rhythm 
detect registry. 
Sperimentatore: Silvetti Massimo Stefano

Studio di fase III, 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

Registro nazionale della sindrome di Dravet e altre sindromi 
correlate a mutazioni dei geni SCN1A e PCDH19 (RESIDRAS). 
Sperimentatore: Specchio Nicola

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

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 52 settimane. 
Sperimentatore: Specchio Nicola

Attendibilità e applicabilità dell’ecografia polmonare come 
indicatore di gravità in pazienti con bronchiolite severa 
in terapia intensiva. 
Sperimentatore: Stoppa Francesca 

Pedana riabilitativa ecologica a perno centrale atta alla valutazione 
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e trattamento del bilanciamento posturale. 
Sperimentatore: Stortini Massimo, Castelli Enrico

Uso delle naso cannule con alti flussi in pazienti sottoposto 
ad interventi di cardiochirurgia pediatrica. 
Sperimentatore: Testa Giuseppina

Modelli innovativi di chirurgia ambulatoriale pediatrica: 
sicurezza post dimissione. 
Sperimentatore: Tiozzo Emanuela, Orsola Gawronski

Modelli innovativi di chirurgia pediatrica: sicurezza post 
dimissione a domicilio. 
Sperimentatore: Tiozzo Emanuela

Rilevazione e analisi degli errori nella conservazione, 
preparazione e somministrazione dei farmaci a domicilio 
nei bambini e adolescenti affetti da patologia cronica. 
Sperimentatore: Tiozzo Emanuela

Sicurezza post dimissione ed implementazione di nuove modalità 
di valutazione del dolore per il paziente pediatrico con patologia 
oncoematologica a domicilio. 
Sperimentatore: Tiozzo Manuela

Terapia intensiva pediatrica “aperta”: studio nazionale sugli 
orientamenti di medici e infermieri in tema di visiting policies 
e presenza dei familiari. 
Sperimentatore: Tiozzo Emanuela

Valutazione dell’impiego degli stickers per ridurre il dolore nei 
bambini sottoposti a prelievo venoso periferico. 
Sperimentatore: Tiozzo Emanuela

Potenziale ruolo del microbiota intestinale nei pazienti 
con malattia infiammatoria cronica intestinale 
e colangite sclerosante primitiva. 
Sperimentatore: Torre Giuliano

Studio multicentrico, prospettico, a singolo braccio 
di trattamento, della durata di 24 mesi per valutare la funzionalità 
renale, la efficacia, la sicurezza e la tollerabilità di everolimus, 
in associazione a dose ridotta di ciclosporina o tacrolimus 
in pazienti pediatrici sottoposti a trapianto di fegato.  
Sperimentatore: Torre Giuliano

Uno studio sperimentale prospettico, multicentrico, in aperto, 
parzialmente randomizzato, per valutare la sicurezza di un ciclo 
con promethera hepastem in pazienti pediatrici affetti da disturbi 
del ciclo dell’urea (UCD) e da sindrome di Crigler-Najjar (CN). 
Sperimentatore: Torre Giuliano

Adattamento italiano del family adaptability and cohesion 
evaluation scale IV (Faces Iv): uno strumento di diagnosi del 
funzionamento familiare.  
Sperimentatore: Tortolani Daniela

Left ventricular torsion in congenital heart disease 
with l-loop ventricle. 
Sperimentatore: Toscano Alessandra

Implementazione di un sistema di sorveglianza per la stima 
dell’incidenza della pertosse nei lattanti. 
Sperimentatore: Tozzi Alberto Eugenio 

Miglioramento delle strategie di prevenzione 
della pertosse nei lattanti. 
Sperimentatore: Tozzi Alberto Eugenio

Segmentazione 3d di immagini tac in chirurgia 
oncologica pediatrica. 
Sperimentatore: Tozzi Alberto Eugenio

Sperimentazione di un approccio alla gestione del paziente cronico 
tramite piattaforma integrata di telemedicina (PREMIUM CARE). 
Sperimentatore: Tozzi Alberto Eugenio

Stima delle matrici di contatto nei nuclei familiari dei lattanti. 
Sperimentatore: Tozzi Alberto Eugenio

Valutazione di fattibilità d’uso di una App per le informazioni 
relative alle vaccinazioni per le famiglie con bambini
con patologia cronica. 
Sperimentatore: Tozzi Alberto Eugenio

Efficacia di un trattamento osteopatico manipolativo 
nei pazienti affetti da asma bronchiale. 
Sperimentatore: Ulmann Nicola

Down syndrome patient registry. 
Sperimentatore: Valentini Diletta

Valutazione dell’assetto lipidico e rischio di steatoepatite nei 
pazienti affetti da sindrome di Down. 
Sperimentatore: Valentini Diletta

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. 
Sperimentatore: Valeri Giovanni

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

Studio di validazione sull’autoiniettore elettronico Rebismart per 
somministrazione di immunostimolanti. 
Sperimentatore: Valeriani Massimiliano

Uso del fenobarbitale negli interventi di Glenn. 
Sperimentatore: Varano Carmelita

 Valutazione di un nuovo protocollo di premedicazione in 
cardiochirurgia pediatrica. 
Sperimentatore: Varano Carmelita

Consorzio internazionale per lo studio della schizofrenia nella 
sindrome da microdelezione cromosomica 22q11.2. 
Sperimentatore: Vicari Stefano

Improving transition from child to adult mental health care/ 
migliorare la transizione dai servizi di salute mentale per l’infanzia 
ai servizi per l’adulto (MILESTONE Study). 
Sperimentatore: Vicari Stefano

Le abilità percettive nei distrurbi dello sviluppo. 
Sperimentatore: Vicari Stefano

Multicenter aggression subtyping research in conduct syndromes. 
Sperimentatore: Vicari Stefano

Nuove prospettive di trattamento nei disturbi del comportamento 
alimentare: l’efficacia del trattamento con stimolazione cerebrale 
non invasiva.  
Sperimentatore: Vicari Stefano

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
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Storia naturale dei disturbi da stress postraumatico (PTSD) 
nei bambini abruzzesi esposti al terremoto dell’aprile 2009 
(RAINBOW1). 
Sperimentatore: Vicari Stefano

Studio di fase II, multicentrico, randomizzato, in doppio cieco, 
controllato con placebo per valutare l’efficacia, la sicurezza e 
la tollerabilità di R05186582 in adulti e adolescenti affetti da 
sindrome di Down (CLEMATIS). 
Sperimentatore: Vicari Stefano

Development and epilepsy - strategies for innovative research to 
improve diagnosis, prevention and treatment in children with 
difficult to treat epilepsy (DESIRE). 
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. 
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Studio randomizzato, in doppio cieco e controllato con placebo, 
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Definizione di nuovi marcatori infiammatori di gravità e di 
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correlazione con i parametri clinici ed ecografici polmonari. 
Sperimentatore: Villani Alberto

Le vaccinazioni nel pretermine: studio epidemiologico e 
immunologico (Studio pilota). 
Sperimentatore: Villani Alberto

Ecografia polmonare dopo bypass cardiopolmonare. 
Sperimentatore: Vitale Vincenzo

European prospective multicentre observational study: 
epidemiology of severe critical events in paediatric anaesthesia. 
Sperimentatore: Vittori Alessandro

Neonate, children study of anaesthesia practice in europe 
epidemiology of critical events, morbidity and mortality in 
neonatal anaesthesia: a European prospective multicentre 
observational study (NECTARINE). 
Sperimentatore: Vittori Alessandro

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. 
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Studio del fenotipo delle cellule stromali mesenchimali 
in pazienti affetti da sindrome nefrosica corticodipendente 
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Sperimentatore: Vivarelli Marina 

Studio genetico ed epidemiologico in pazienti affetti da sindrome 
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Sperimentatore: Vivarelli Marina

Studio osservazionale, non interventistico, multicentrico, 
multinazionale su pazienti affetti da sindrome emolitico-uremica 
atipica (aHUS Registry).  
Sperimentatore: Vivarelli Marina

Studio ex vivo ed in vitro degli effetti dei campi elettromagnetici 
sulle cellule staminali emopoietiche. 
Sperimentatore: Zaffina Salvatore
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142-143
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Dall’Oglio L.  130-137-144-145
D’Ambrosio A.  128
D’Amico A.  128-129-132-134-138-139-

141-143-145-146
D’Amico J.  141-146
D’Andrea ML.  145
Danhaive O.  141
D’Antò V.  128-130-134-142
D’Argenio P.  132-133-135-144-146
Da Sacco L.  144
De Angelis B.  142
De Angelis P.  145
De Benedetti F.  130-136-142-145-146
De Benedictis A.  130-132-133-143
De Chiara L.  143
De Crescenzo F.  128-132-141
De Gennaro M.  130-140
De Ioris MA.  132-135-145
Del Bufalo F.  132-138-146
Del Chierico F.  132-140-146
De Leo E.  144
Del Fattore A.  133-134-137
De Liso P.  132
Della Bella G.  145
Della Corte C.  132-140-143
Della Corte M.  141
Dell’Anna VA.  133
Dello Strologo L.  132-136-142-143
De Luca M.  132-141-144-145
Demaria F.  132
Dentici ML.  134-138
Deodati A.  132
Deodato F.  129-141
De Palma L.  132-144-145
De Pasquale MD.  128-132-135
De Peppo F.  138
Derrico P.  137-144
De Sio L.  128-132
De Stefanis C.  131-132-138
De Ville de Goyet J.  133-137-143
De Vincentiis GC.  129-134
De Vito R.  128-130-131-132-138-141-145
Diamanti A.  130-131-132-137
Di Camillo C.  130-145
Di Capua M.  131-145
Di Carlo D.  145
Di Cecca S.  137
Di Cesare S.  130-131-144-145
Di Chiara L.  133-134-142-145
Di Ciommo VM.  133-145
Di Felice G.  131
Di Giannatale A.  133
Digilio MC.  128-136-139
Di Mambro C.  133-141-143
Di Matteo G.  130-131
Di Molfetta A.  133-134
Di Nardo M.  133-135-141
Di Nottia M.  133-145-146
Diociaiuti A.  130-133-134-140-143
Diodato D.  132-133-136-138-140-143-

145-146
Diomedi Camassei F.  130-133-134-136-144
Dionisi Vici C.  128-129-130-132-133-134-

136-138-141-143-144-145
Di Pede A.  144
Doria M.  140-145
D’Oria V.  129
Dotta A.  128-130-133-137-143-144-145
D’Ovidio K.  137

Drago F.  131-133-136-141-143

E
El Hachem M.  130-133-134-140-143
Elia M.  131
Emma F.  128-129-131-133-135-136-137-

142-143-144-146
Esposito C.  131
Esposito G.  133

F
Fabrizi M.  131-138
Faggiano FC.  144
Falciglia F.  133
Farroni C.  138
Fattori F.  132-135-141-143-144
Favia I.  133-134-136-142
Ferretti B.  128-134
Ferretti E.  141
Ferretti F.  140
Festa P.  134
Fierabracci A.  134-135-141
Fierro V.  134
Figà-Talamanca L.  131-139
Filippelli S.  133-141
Finocchi A.  128-130-131-140-142-144-145
Fintini D.  134
Fiocchi A.  128-130-132-134-139-146
Fiscarelli EV.  128-136-141-142
Folgiero V.  134
Folgori L.  134-145
Foligno S.  143
Fortunato M.  146
Francalanci P.  130-134-135-141-146
Fruci D.  134
Frusciante R.  145
Fusaro F.  145
Fusco L.  131-142-144-145

G
Gaddi S.  146
Gagliardi MG.  133-134
Galeotti A.  134-142
Gandolfo F.  133
Garisto C.  141
Garret Bernardin A.  134
Gasparini A.  142
Gaspari S.  138
Gazzellini S.  135-145
Genovese E.  138-145
Genovese S.  133-143-144
Gentile S.  128-129-136
Gentile T.  134
Geremia C.  132
Germani A.  142
Gerocarni Nappo S.  130-138-143-145
Gesualdo F.  128-129-134-140
Gianchecchi E.  135-141
Giancristoforo S.  133
Giannantonio S.  138-141-143
Giannico S.  133
Giannone G.  129
Gimigliano F.  133-141
Giorda E.  128-136-138-141

Giordano M.  133
Giordano U.  132-138-144
Giovannoni I.  134-135
Girolami E.  137-146
Giuliani E.  145
Giustini F.  142
Gnani D.  132-140
Gnazzo M.  144
Goffredo BM.  128-129-133-134-136-137
Gonfiantini MV.  134-145
Gramatica L.  141
Grandin A.  139-146
Graziano S.  136
Grifoni G.  133
Grimaldi C.  132
Grimaldi Capitello T.  136
Grossi A.  144
Grotta S.  144
Grutter G.  131-136
Guzzanti V.  133
Guzzo I.  132-136-142-143

H
Haiberger R.  134-136
Herich LC.  136

I
Iacobelli BD.  139-145
Iacobelli R.  131-133-141
Iacusso C.  131
Iarossi G.  130-133
Inglese R.  142
Innocenzi M.  143-145
Insalaco A.  136-140-143-144-145-146
Inserra A.  128-129-132-135-137-144
Inzaghi E.  134
Iodice FG.  141

J
Jenkner A.  130-141

K
Knafelz D.  130
Koch G.  132
Krzysztofiak A.  130-135

L
La Marra F.  134
Lancella L.  128-135-137-139-145-146
Landolfo F.  137
La Rosa G.  131
Lauretti T.  135
Lazzaro S.  137
Leo E.  137-144
Leonardi B.  133-143
Leoncini PP.  137
Lepri FR.  136
Levi Mortera S.  140
Li Pira G.  137
Lispi ML.  135-145
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Livadiotti S.  130-141
Lo Cascio N.  131-138-142
Locatelli F.  128-129-130-131-132-133-134-

135-136-137-138-139-140-142-
143-144-145-146

Locatelli M.  145
Loddo S.  145
Lombardi MH.  132
Lombardi R.  145
Longo D.  128-131-142
Lopes Mendes AL.  140
Lorubbio A.  143
Lucarelli B.  139-145
Luciani M.  143
Luciano R.  137
Lucidi V.  128-136-139-144-145
Lunardi T.  131

M
Macchiaiolo M.  130-140
Madafferi S.  128
Maggioli C.  137
Magistrelli A.  145
Maglione P.  133
Magni-Manzoni S.  137-142-143-144-145
Majo F.  136
Manca F.  137
Mancinelli L.  130-138
Manco M.  129-131-133-137-138-143
Manno EC.  128-140-142
Marano M.  141
Marasco E.  138-146
Marcellini V.  128-134-135-138
Marchili MR.  138
Marcovecchio GE.  145
Mariani R.  145
Marini R.  129
Marras CE.  132-133-138
Marrazzo A.  128-133
Marri M.  142
Marsella P.  138-141-143
Martinelli D.  128-132-138-140-143-145
Masotti A.  129-131-132-135-138-140
Massella L.  140-146
Massoud M.  138
Mastrogiorgio G.  130
Mastronuzzi A.  128-130-131-132-133-134-

138-142-145
Mazzina O.  128-133-134-139
Mazzotta AR.  132
Mele E.  143-145
Menchini L.  128-143-145
Menghini D.  130-132-135
Menichella D.  138
Merli L.  134
Merli P.  137-138
Meschini A.  137
Messina R.  133-137
Micardi M.  141
Milano GM.  129-137-138-139-145
Milioni M.  141
Mingarelli R.  135
Moavero R.  132-139
Mondì V.  141
Monducci E.  139
Montanari M.  137
Montemitro E.  133-144

Monti L.  135-139
Moretta L.  128-131-132-133-134-137-138-

139-140-141-143-145
Morini F.  129-130-142-144-145-146
Morino GS.  136-138
Mosca A.  132-138-140
Mosiello G.  139-140-145
Motta M.  140
Murgia F.  144
Muscogiuri G.  143
Musolino AM.  138

N
Napolitano A.  135-138-139-142-143
Narciso A.  137
Nardella M.  145
Natali G.  128-145
Nazio F.  131-134-140
Niceforo A.  131
Niceta M.  129-132-133-134-141-143-145
Nicita F.  132-140
Nicolai R.  145
Nicolosi L.  128
Nobili V.  131-132-133-134-135-138-140-

141-143
Novelli A.  129-131-135-141-142-145

O
Olivini N.  129
Onori M.  138
Orazi C.  138-144

P
Pacifico C.  143
Pagliara D.  137
Paglietti MG.  141-146
Palma P.  128-132-140-142-143-145
Palmieri R.  133-141
Palumbo G.  131
Pandolfi E.  128-134-140
Panera N.  138-140
Paolantonio G.  137
Paone L.  140
Papadatou P.  130
Papa RE.  132
Papetti L.  145
Parisi F.  131-136-145
Pasquini L.  142
Passarelli C.  143
Pastore A.  136-137-140-141-142-144
Patera IP.  131
Pavone M.  134-146
Pazzano V.  133
Peca D.  143
Pecora V.  134
Pedicelli S.  129
Pellegrino M.  134
Perri G.  133-141
Perrotta A.  137
Petrarca M.  135-145
Petreschi F.  146
Petrillo S.  133
Petrini S.  129-131-137-140-141-144
Petrocchi S.  131-144

Petrocelli G.  130
Petroni S.  128-130-133
Pianesi F.  141
Piano Mortari E.  128-138-141
Picardo S.  131-133-135-142
Picca S.  129-133-136-139
Piccini G.  129-131
Piemonte F.  131-132-133-134-140-141-

142-145-146
Piermarini E.  131-134-140-141-143
Piersigilli F.  128-141
Pietrobattista A.  137
Piga S.  129-134
Pilati M.  134
Pinto RM.  131-140
Pires Marafon D.  130-145
Pirozzi N.  129
Pisaneschi E.  133
Pisani M.  138
Pisano A.  145
Pistoia V.  133-139-141
Pitisci A.  131-139
Placidi S.  133-136-141-143
Polito A.  141
Pongiglione G.  136-137-141-143
Pontillo M.  128-131-141-143
Pontrelli G.  141
Porzio O.  129
Prencipe G.  130-145-146
Prosperi M.  133-143
Puccetti A.  141
Pucciarini ML.  141
Putignani L.  129-130-132-136-140-141-

142-146

Q
Quintarelli C.  142

R
Rana I.  130-131-141
Randi F.  133
Randisi F.  131
Ranno S.  130
Raponi M.  132-136-138-143
Raucci U.  132-138-142
Ravà L.  131
Rea F.  130
Reale A.  138-142-145
Rega LR.  129-142-144
Remoli R.  133-141
Resca A.  141
Ricciotti G.  142
Ricci Z.  128-134-136-137-140-142-146
Righi D.  133-141-143
Rinaldi S.  143
Rinelli G.  131
Ritrovato M.  137-144
Rizza A.  133-134
Rizza T.  132-133-143-145-146
Rizzo C.  129-133-143
Rocca S.  142
Romania P.  134
Romanzo A.  145
Ronchetti MP.  128
Rosado MM.  140
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Rosati P.  142
Rossetti E.  142
Rossi E.  135
Rossi Espagnet MC.  142
Rossi M.  137
Rossi P.  128-129-131-134-140-141-143-145
Rossi S.  131-132
Rota R.  131-137
Russo A.  132
Russo C.  136-138-146
Russo L.  128-134
Russo MS.  133-141-143
Russo S.  143

S
Sabatini S.  140
Salerno T.  143
Salvatori G.  132-141-143
Salzano M.  142
Santangelo T.  138-143
Santilli V.  142-143
Santucci LM.  133-141-143
Saputo FA.  133-143
Saracino R.  137
Sartorelli MR.  140
Saura F.  134
Savignoni F.  137
Savioli A.  133
Scalzone M.  130
Scarciolla L.  128
Scarsella M.  128-138
Scarselli A.  131-138-144
Schiaffini R.  129-132-135-142-143-145
Schiavino A.  143
Schingo PMS.  133-138-145
Scirè G.  132
Scorpecci A.  138-141-143
Sdoia S.  131-132
Secinaro A.  130-133-137-140-143-145
Semeraro M.  133-143
Serra A.  128-132
Serra G.  143-145
Sferra A.  131-134-143
Shashaj B.  143
Silenzi R.  142
Silveri M.  144
Silvetti MS.  133-136-141-143
Simonetti A.  131-141
Sirleto P.  131-133-143
Sofia VM.  144
Soglia G.  139
Specchio N.  129-132-134-138-144-145
Spuri Vennarucci V.  146
Starc N.  131
Stoppa F.  133-142
Surace C.  144

T
Tabarini P.  131
Tagliente I.  143-144
Tamburri I.  141-143
Tanturri de Horatio L.  142
Taranta A.  129-142-144
Tarantino S.  131-145
Tartaglia M.  129-131-132-133-134-135-

136-137-139-140-141-143-144-
145

Taurisano R.  129-134-141
Tchidjou HK.  129-140
Tedesco G.  144
Terracciano A.  144-145
Testa G.  133-141-142-146
Tomaiuolo AC.  144
Tomao L.  131
Tomà P.  130-133-135-139-140-142-143-

145-146
Tomasello C.  142
Torino G.  143-145
Torraco A.  132-133-145-146
Torre G.  133-137
Torriero R.  145
Toscano A.  133
Totonelli G.  145
Tozzi AE.  128-129-130-132-134-140-141-

146
Tozzi G.  141-142-143-145-146
Travaglini L.  140-145
Trevisan V.  137
Trezzi M.  138
Trivisano M.  129-144-145
Trozzi M.  131
Tuccio V.  128

U
Ullmann N.  139-143

V
Valente P.  130-131-145
Valentini D.  130-138-139-145
Valeriani M.  131-132-137-140-141-144-

145
Valeri G.  133-138
Valfrè L.  129-130-131
Vallone R.  136
Varuzza C.  131-132
Varvara P.  131-132
Vasco G.  135-145
Vassena L.  145
Veraldi S.  135
Verardo M.  146
Vernocchi P.  131-132-140-146
Verrigni D.  132-133-145-146
Verrillo E.  146
Verticelli L.  141-143
Viarani V.  134
Vicari S.  128-130-131-132-133-135-138-

141-143
Vigevano F.  129-131-132-139-140-142-

143-144-145
Villani A.  130-133-134-135-138-139-140-

145-146
Vinti L.  141
Vitale A.  136
Vitale V.  146
Vittucci AC.  130-138-139-145-146
Vivarelli M.  130-136-143-146

Z
Zaccara AM.  128-129-140-144

Zaffina S.  136-137
Zambruno G.  133-136-140
Zangari P.  140
Zanni G.  129-130-131-134-139-143-145
Zazza M.  142-145
Zucaro DL.  131
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