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Sede: via Jenner s/n, 09121 Cagliari

Con la presente si richicde I'autorizzazione ad effettuare lo studio della correlazione tra TMPRSSE e livelli di
ferro epatico nei pazienti con talassemia intermedia e malattia da HbH. 1l progetto ha lo scopo di valutare
Iinfluenza del polimortismo rs8355791 (p.A736V) del gene TMPRSSG6 sulla concentrazione di ferro
epatico (LIC) determinata attraverso la risonanza magnetica o la biopsia epatica ¢ sui livelli sierici di
epcidina in un gruppo di pazienti NTDT. Il progetto prevede la genotipizzazione della variante
1$855791 (p.A736V) del gene TMPRSS6 in pazienti adulti con Tl ¢ Malattia da HbH seguiti presso
I'Ospedale per le Microcitemie di Cagliari che hanno misurato la concentrazione di ferro cpatico
mediante biopsia epatica o risonanza magnetica nell’ambito dell*usuale follow up clinico. Per parte
di questi pazienti ¢ anche disponibile la determinazione dell’epcidina sicrica. Si ipotizza che i pazienti
coinvolti nello studio saranno circa 30. L analisi genetica sara efTettuata sul DNA genomico estratto
da un campione ematico prelevato per I’analisi periodica dei valori ematologici, (nessun prelievo
aggiuntivo sara effettuato a esclusivo fine di questa ricerca).

L analisi statistica multivariata evidenzietd se il polimorfismo 1s835791 (p.A736V) del genc
TMPRSS6 sia correlato alla concentrazione di ferro epatico, epeidina ed altri parametri del ferro in
pazienti con NTDT e se quindi possa condizionare la precocitd ¢ la gravita delle complicanze in questi
pazienti con chiare implicazioni sul timing del folow up.
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Allegato M1

Esami clinici/laboratorio e strumentali ¢ trattamenti extearoutinari (studio spontanco):

Lo Sperimentatore: Raffaella Origa, Maria Addis

Del'Unita Operativa: UOC Clinica Pediatrica, Talassemie ¢ Malattic Rare Ospedale Regtonale per le
Microcitemie N© Tel: 070/6095515 -070/ 6095508

Chiede Fapprovazione dello studio clinico dal titolo:

Prot.

Data

1o dal utolo: Studio della coreclazione cea

Chiedono Iapprovazione dello studio NON spansaors
TMPRSSG ¢ livelli di ferro epatico net pazienti con talassemia intermedia ¢ malattia da FibEF

Prot. n® 2222/MDS2.18
Data 20 marzo 2015

3) NON SPONSOR

In considerazione di quanto previsto dal D0, 0211 del 24 giugno 2003 sulle sperimentazioni cliniche,
articolo 20, paragrafo 20 “...... nessun costo aggiuauvo, per la conduzione ¢ v gestione delle
sperimentaziont di cui al presente decreto deve gravare sulla finanza pubblica” e considerato che,
nellambito del Servizio Sanitario Nazionale vengono condotre specimentazioni chniche scoza finalich di
lucro, ma finalizzate al miglioramento della pratica clinica ¢ come ki parte integrante d(‘ﬂ"ls\lstulld
sanitaria, come previsio dal D1, 17/12/2004 pubblicats in GU N.43 del 22/02/2005.

Si chiede allo spetimentatore di dichiarare quanto segue.

Gl esami previsti dal protocollo di studio sono elfetwuar presso:
Laboratorio centralizzato se multicentrica

® Struttura di appartenenza

Specilicare, se gli esami da effetuare presso la Struttura di appartenenza, sono stat portati allattenzione
della Direzione Sanitaria ¢ Amministeativa per quanto di competenza
m Sl o dara

Nell'ambico dello studio verranno eseguiti presso la Struttura ght esami di laboratotio previsu dal Protocollo
in esame ('dlog'u'v dcl‘l"q_)lin esami):

¥+ 1) genotipizzazione variante 1855791 del gene TMPRSES6

2)

Nellambito dello studio verranno eseguitd presso la Struttura gli esami strumentali previst dal Protocollo

(allegare detraglio esami):

D
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di fuori delPorario di servizio ¢ non saranno previsti costi aggiuntivi.

ESUE

- Gli esamit sopra indicati verrono eseguiti dal Personale specializzato del Laboratorio di Genetica Umana al

Come previsto dul DL 17/12/2004 “le eventuali spese aggluntve, comprese quelle per il farmuco

sperimentale, qualora non coperte da fondi di ricerca ad hae, possono gravare sul fondo
aci mit delle risorse finanziarie della struttura competente e nel ispetto della programm
della stessa (act. 2 comma 2)”.

di cut al comma 3
azione economica

St chiede allo spevimentatore di dichiarare la provenienza det fondi necessan allo svolgimento dello studior

!'N> i 7y 7™
- , wd VD L0 L b e .
Data /. ;‘:\_pﬂf Q,e L0} 5 lo Sperimentatore § \\@'&4‘"\9&‘}’2@}{’} i 4‘('”’(?)/‘({

M STANN

ALLEGATO ALLA DELIBERAZIONE
QU5 4 ae s

il presente allegato & com-

posto dan°_O%_ fogl
dinc__ O pagine.
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Allegato
Al
SCHEDA INFORMATIVA PER LA RICHIESTA Di PARERE

Titolo dello Studio: Studio della corrclazione wa TMPRSS6 ¢ livelli di ferro epatico nei pazient con

talassemia intermedia ¢ malarna da HHH

Responsabile della ricerca: Dotessa Marda Addis, Dottssa Ratfaclla Origa

Unita Operativa: UOT Clinica Pediatrica, Talassemie e Malattic Rare Qspedale Regionale per le
Microcitemie N Tel: 070/6095515 -070/6095508

Collaborator:

1. Dotssa Susanna Barclla

2. Dottssa Milena Can

3. Dr Fabrice Danjou

La ricerca st efferrua s

Pazienti X Aduln X
Voloatari sani Minort
Tipo di sperimentazione: “Ferapentica Non rerapentica X

Fase dello studio (se farmacologico):

1 11 i v

Il farmaco ¢ pia in commercio in {alia? N 1o

Viene richiesto a questo C.IL PARFERE UNTCO? st . no

Viene nchiesto a questo CH valutazione per un centro coordinatore? st no

Viene presentato a questo C1L PARERE UNICO? st o
Viene richiesto a questo CI9 valutazione per un cenreo satellite? st no':

I stara mnviata la quota per 1 diritt di segreteria? stitono
Tempo previsto per il progetto:
Il progetto ¢ stato inviato alPufficio di segretaria del C,

Comunica che:

- Y ()spcdall//,d./mm ¢ richiesta non ¢ richiesta X

- i benefici che si attendono dalla ricerca sono proporzionali aglh impegnt mg(uu//anw ed economici
che la sperimentazione richiede

- dichiara sotto a sua cespunsabili:

- che Pimpegno orario che vered dedicato allo studio ¢ pari a n 1 ore setrinnanali che verranno svole
al di fuori dell’orario di servizio,

- che now esistono oneti accessord,

- che il personale coinvolto nella sperimentazione ¢ cormpetente,

- t locali e le attrezzature sono idonei,

- che verra segnalato cempestivamente pee iscritto alla direzione sanitaria ¢ al Comitato Edico
Indipendente, qualsiasi evento grave o inaspettato insorto durante lo studio,

- che verra segnalato entro 5 giorni il termine, la sospensione, o la rinuncia allo stadio,

- che verra inviata appena disponibile, copia della eelazione finale ¢ della pertinente pubblicazione,

- che vermnno conservate per 7 anni, a propria cura, copia della documentazione predisposta dallo

sponsor .

Data 02 aprile 2015
lPSmn dello S‘p(‘rinwu!'norc
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