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COS’E IL PROGETTO CLOSER

E un trial di ricerca dove verra valutata I'efficacia di una terapia farmacologica in pazienti
con la sindrome di Cornelia de Lange.

E rivolto ad un primo gruppo di bambini, affetti da questa rara sindrome, di etd compresa tra 4
e 17 anni (con specifiche caratteristiche cliniche)

Vuole migliorare, in modo concreto, la qualita di vita di questi bambini e di queste
bambine e, di conseguenza, delle loro famiglie.

COS’E LA SINDROME DI CORNELIA DE LANGE

E una rara malattia genetica che comporta un ritardo di crescita e cognitivo, spesso
gravi, e possibili malformazioni. Colpisce, inoltre, il sistema nervoso centrale, inducendo un
ritardo (variabile) dello sviluppo neurologico e disturbi del comportamento spesso
importanti.

Chi ne é affetto necessita di assistenza costante in tutte le attivita quotidiane; ha
caratteristiche somatiche molto simili agli altri, ma con differenze sostanziali nel carattere e
nella gravita.

COSA SI VUOLE OTTENERE

Data la natura ad oggi non trattabile di questa sindrome, tale trattamento potrebbe

rappresentare una possibile strategia terapeutica volta a migliorare le difficolta
comportamentali e intellettuali tipiche di questa condizione.
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