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TITOLO DELL’EVENTO   Gaushare lab: dal confronto alla pratica clinica 
DATA     Sabato 21 Marzo 2026 
LUOGO DELL’EVENTO   Starhotels Terminus, P.za Giuseppe Garibaldi, 91, 80142 Napoli 
 

OBIETTIVO FORMATIVO  Documentazione clinica. Percorsi clinico-assistenziali diagnostici e 
riabilitativi, profili di assistenza – Profili di cura 

DURATA DELL’EVENTO 6 ore 
TIPOLOGIA EVENTO  Formazione sul campo | Gruppo di miglioramento 
CREDITI FORMATIVI    
ID ECM    1463-  
 
COORDINATORI SCIENTIFICI  

Dottor Antonio Barbato 
UOSD di Emergenze Mediche Azienda Ospedaliera Universitaria (AOU) Federico II di Napoli  

Dottor Paolo Tirelli 

U.O. di Medicina - Ospedale del Mare, Napoli 

 
RAZIONALE SCIENTIFICO 

La gestione clinica della malattia di Gaucher ha conosciuto negli ultimi decenni un’evoluzione significativa 
grazie all’introduzione, tra l’altro, delle terapie enzimatiche sostitutive (ERT), che ne hanno modificato la 
storia naturale. Tuttavia, la disponibilità di diverse ERT, oltre alle altre opzioni disponibili, impone 
un’analisi approfondita delle loro caratteristiche farmacologiche, dei profili di sicurezza e immunogenicità 
nonché delle implicazioni pratiche nella scelta terapeutica e nella personalizzazione del trattamento. 
Tra le terapie disponibili, quindi, questo evento si focalizza sul ruolo del Velaglucerasi alfa che rappresenta 
una valida opzione terapeutica per la terapia enzimatica sostitutiva nella malattia di Gaucher tipo 1. In 
particolare, verranno valutati i principali aspetti farmacologici e clinici anche attraverso l’analisi delle 
evidenze provenienti dagli studi registrativi, i dati di Real World Evidence (RWE) che assumono un ruolo 
sempre più centrale nella valutazione dell’efficacia e della sicurezza dei trattamenti, integrando e 
completando le conoscenze derivate dai trial clinici. Gli studi osservazionali, come i registri internazionali 
GOS (Gaucher Outcome Survey) ed EIROS, permettono infatti di comprendere l’impatto di questa terapia 
nella pratica clinica reale, di identificare eventuali criticità gestionali e di orientare le strategie di 
ottimizzazione terapeutica. 
L’evento si propone quindi come un gruppo di miglioramento multidisciplinare dedicato ai professionisti 
coinvolti nella diagnosi e nel trattamento della malattia di Gaucher, con l’obiettivo di: 
• consolidare le conoscenze sulle caratteristiche farmacologiche di Velaglucerasi alfa e sulle 
differenze rispetto agli altri approcci terapeutici disponibili; 
• analizzare criticamente i dati di RWE e il loro contributo all’integrazione delle evidenze 
registrative; 
• favorire il confronto tra pari e la condivisione di esperienze cliniche reali, al fine di migliorare la 
gestione del paziente e l’appropriatezza terapeutica. 
Il progetto mira, in ultima analisi, a tradurre l’evidenza scientifica in pratica clinica, promuovendo una 
gestione più consapevole, efficace e personalizzata della malattia di Gaucher. 
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09:30    Registrazione partecipanti e welcome coffee 

10:00    Introduzione e obiettivi formativi dell’incontro 

   A. Barbato, P. Tirelli 

 

SESSIONE I | QUANDO SOSPETTARE UNA MALATTIA DI GAUCHER 

 

10:30   Manifestazioni cliniche della Malattia di Gaucher e diagnosi    

   differenziale - Red flags di patologia 

   A. Barbato 

 

SESSIONE II | IL PERCORSO DIAGNOSTICO: COSA FARE DOPO IL SOSPETTO 

 

11:00   Il ruolo dei test e dei biomarcatori: come e quando eseguirli   

   P. Tirelli 

 

SESSIONE III | IL RUOLO DEL LABORATORIO E DELLA RETE DEI CENTRI ESPERTI 

 

11:30   TAVOLA ROTONDA 

   Quando e come attivare la rete dei centri di riferimento:  

   Moderano: A. Barbato, P. Tirelli 

   Tutti i partecipanti 

 

12:30   Light lunch 

13:30    TAVOLA ROTONDA  

   Quando e come attivare la rete dei centri di riferimento | Clinical Forum 

   Moderano: A. Barbato, P. Tirelli 

   Tutti i partecipanti  

 

SESSIONE IV | IL MONDO NELLA REAL LIFE 

 

15:30    Diagnosi precoce e gestione del bambino 

   Michelina Sibilio 

 

16:00    Diagnosi precoce e gestione dell’adulto 

   Nadia Altavilla 

 

15:00    Il ruolo del Lyso-Gb1 nella gestione della malattia di Gaucher 

   Relatore: XX 

 

16:30   Conclusioni e take home messages 

 

17:00   Chiusura dell’incontro scientifico 
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   Verifica dell’apprendimento 

 
QUOTA DI ISCRIZIONE: Gratuita    
 
SEGRETERIA ORGANIZZATIVA E PROVIDER ECM 

DueCi Promotion srl 
Via Santo Stefano 75 
40125 Bologna 
www.duecipromotion.com 
mlarocca@duecipromotion.com 
tel 051.4841310 - fax 051.247165 
 
 


