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Siamo un’organizzazione non

profit nata nel 1990 per

volontà di un gruppo di genitori

i cui figli erano affetti da

distrofia muscolare, malattia

che per la sua rarità era

esclusa dagli investimenti in

ricerca e non prioritaria per

quelli in assistenza.

LA MISSIONE 
Far avanzare la ricerca biomedica verso la 

cura delle malattie genetiche rare.

LA VISIONE
Trasformare i risultati della ricerca in terapie 

accessibili a tutti i pazienti.

IL SENSO
La rarità di una malattia non può né deve 

determinare il valore di una vita. 



Continueremo ad esistere fino a quando 

non scriveremo la parola cura accanto al 

nome di ogni malattia genetica.

SUSANNA AGNELLI

Co-fondatore Fondazione Telethon e Presidente dal 1990 al 2009 

LA NOSTRA LOTTA



LA RILEVANZA DEL FENOMENO

Oltre 6.000 
malattie rare conosciute

Fonte dati database Orphanet

3,5% - 6% 
popolazione con malattie rare

250 - 450 milioni
persone colpite da malattie rare



1SCONFIGGERE

LA POVERTÀ

2 SCONFIGGERE

LA FAME

3 SALUTE E

BENESSERE

4 ISTRUZIONE

DI QUALITÀ

5 PARITÀ

DI GENERE

6
ACQUA PULITA E

SERVIZI

IGIENICO-SANITARI

7 ENERGIA PULITA

E ACCESSIBILE

8
LAVORO

DIGNITOSO

E CRESCITA

ECONOMICA9
IMPRESE,

INNOVAZIONE E

INFRASTRUTTURE

10 RIDURRE LE

DISUGUAGLIANZE

11CITTÀ E COMUNITÀ

SOSTENIBILI

12
CONSUMO E

PRODUZIONE

RESPONSABILI

13
LOTTA CONTRO

IL CAMBIAMENTO

CLIMATICO

14 LA VITA

SOTT’ACQUA

15 LA VITA

SULLA TERRA

16
PACE, GIUSTIZIA

E ISTITUZIONI

SOLIDE

17
PARTNERSHIP

PER GLI

OBIETTIVI

AGENDA 2030

LA CORNICE DI RIFERIMETNO



L’ECOSISTEMA TELETHON



PARTNER                                   SHIP



Animo da lottatore

Cornice Agenda ONU 2030

Approccio Start-up

Il valore dell’inclusione

Sviluppo sostenibile

LA PARTNERSHIP



UN ESEMPIO CONCRETO



• 556 milioni di euro investiti 

• 2.700 progetti finanziati 

• 1.630 ricercatori finanziati 

• 13.260 pubblicazioni scientifiche

• 586 malattie rare studiate 

• Realizzazione di Strimvelis il primo farmaco di terapia genica 

destinata a bambini affetti da ada-scid

• In sperimentazione clinica avanzata 5 terapie geniche

L’IMPATTO DELLA RICERCA



2007 Parker (Canada)
2008 Sebastian (USA)
2011 Jacob(USA)
2011 Giovanni (USA)
2014 Cecilia Lucille (USA)
2014 Ella (USA)
2015 Caden (USA)
2019 Andrew (USA)

2002 Rafael (Venezuela)
2001 Valentina (Colombia)
2007 Enrico (Brasile)
2011 Ana Carolina (Brasile)
…

2012 Kaspera (Norvegia)
2012 Brkay (Germania))
2010 Asad (Olanda)
2004 Aleyna (Belgio)
2008 Widad (Belgio)
2014 Joe (UK)
..

ITALIA
2004 Valerio
2010 Samuel
2012 Giada
2016 Giorgia
2016 Tommaso
…

2011 Amelia (Polonia)
2013 Fabian  (Romania)

2011 Canalp (Turchia)
2011 Ahmet (Turchia)

2011 Kamal (Egitto)

2000 Sansabil (Palestina)
2002 May (Arabia Saudita)
2006 Azuz (Arabia Saudita)
2007 Abdul Rahim (Quatar)
2010 Mohamad (Libano)

2012 Arseny (Russia)
2012 Ivan  (Russia)
…
..



Grazie!


