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INFORMAZIONI PERSONALI

COGNOME | CORTI

NOME | STEFANIA PAOLA

DATA DI NASCITA | 15 giugno 1972

Posizione lavorativa attuale: Professore Associato di Neurologia presso la Facolta di Medicina e Chirurgia - Universita
degli Studi di Milano (SSD MED/26), Dipartimento di Fisiopatologia Medico-Chirurgica e dei Trapianti. Dirigente Medico
Neurologo presso ’UOC di Neurologia della Fondazione IRCCS Ca’ Granda Ospedale Maggiore Policlinico di Milano.
Responsabile del Laboratorio "Cellule Staminali Neurali" presso U’Universita degli Studi di Milano. Membro del
Comitato Tecnico Scientifico della Fondazione IRCCS Ca’ Granda Ospedale Maggiore Policlinico, primo IRCCS Pubblico
per produzione scientifica.

TITOLI
TITOLO DI STUDIO

24/07/1997 Laurea in Medicina e Chirurgia (110/110 cum laude), Universita degli Studi di Milano. Tesi
sperimentale dal titolo: "Terapia genica cellulo-mediata per via intrarteriosa nella Distrofia
Muscolare di Duchenne: studio in vivo e in vitro della transmigrazione endoteliale".

TITOLO DI DOTTORE DI RICERCA O EQUIVALENTI, OVVERO, PER | SETTORI INTERESSATI, DEL DIPLOMA
DI SPECIALIZZAZIONE MEDICA O EQUIVALENTE, CONSEGUITO IN ITALIA O ALL'ESTERO

12/11/2003 Specializzazione in Neurologia (70/70 cum laude), Universita degli Studi di Milano. Tesi
sperimentale dal titolo: "Contributo di cellule staminali ematopoietiche alla neurogenesi e
biogenesi in topi SOD1-G93A modello murino della Sclerosi Laterale Amiotrofica”.

09/01/2007 Dottorato di Medicina Molecolare 09/01/2007 (Eccellente), Universita degli Studi di Milano. Tesi
dal Titolo: "Studio di sottopopolazioni cellulari staminali neuronali nello sviluppo di una terapia
cellulo-mediata per le malattie del motoneurone”.

ALTRI TITOLI CONSEGUITI

22/06/1998 Abilitazione all'esercizio della professione di Medico Chirurgo, Iscrizione all’Ordine
Provinciale di Milano dei Medici-Chirurghi e degli Odontoiatri (iscritta al n. 35484).

01/12/1997- 30/04/1998 Borsista presso l'Universita degli Studi di Milano (UNIMI), nell’ambito di una ricerca dal
titolo: "La patologia della catena respiratoria nel Morbo di Parkinson”.

01/01/1998- 30/03/1998 Consulente in Biologia Cellulare e Molecolare nellambito di Progetto di Ricerca
Finalizzata presso IRCCS Ospedale Maggiore Policlinico: "Il trapianto dei mioblasti quale
terapia nella patologia mitocondriale”.

01/01/1998- 1/03/1999 Borsista presso llstituto Scientifico Eugenio Medea Bosisio Parini nellambito di una
ricerca dal titolo "L'iniezione intraortica di mioblasti e la migrazione intratissutale nello
sviluppo della terapia genica della Distrofia muscolare di Duchenne”.

01/01/2004- 31/12/2005 Ricercatore con contratto di Collaborazione Coordinata Continuativa presso UNIMI
Dipartimento di Scienze Neurologiche, progetto "Animali Geneticamente modificati per
lo studio di patologie neurodegenerative” (FIRB).

01/07/2005- 31/08/2005 Visiting Researcher presso lo Stem Cell Institute, University of Minnesota, Minneapolis, MN,
USA dove ha collaborato allo sviluppo di protocolli sperimentali riguardanti lo studio di
popolazioni cellulari staminali somatiche, nell’ambito di un Progetto triennale 2005-2008
tra lo Stem Cell Institute, University of Minnesota e UNIMI.

01/01/2006- 28/02/2015 Ricercatore Universitario, Settore disciplinare MED/26: Neurologia, Dipartimento di
Scienze Neurologiche, Facolta di Medicina e Chirurgia, Universita degli Studi di Milano.

01/10/2006- oggi Dirigente Medico Neurologo presso I’U.O.C. Neurologia "Fondazione IRCCS Ca’ Granda,
Ospedale Maggiore Policlinico”.




01/10/2006- 31/08/2018
01/09/2018- oggi

01/01/2006- oggi

01/01/2006- oggi

01/10/2006- oggi

01/10/2006- oggi
01/01/2008- oggi

01/01/2014 oggi

03/02/2014
01/12/2014
01/03/2015- oggi
01/01/2017- oggi
01/03/2017- oggi
01/07/2017- 31/07/2017

01/03/2018- oggi
06/03/2020- oggi
01/06/2021
01/03/2021- oggi
2021-2022

Lingue Straniere

Co-Responsabile del "Centro per le Malattie del Motoneurone, Servizio Ambulatoriale”,
Fondazione IRCCS Ca’ Granda, Ospedale Maggiore Policlinico.

Responsabile del "Centro per le Malattie del Motoneurone, Servizio Ambulatoriale”,
Fondazione IRCCS Ca’ Granda, Ospedale Maggiore Policlinico.

Responsabile del Laboratorio "Cellule Staminali Neurali”, Dipartimento di Fisiopatologia
Medico-Chirurgica e dei Trapianti, UNIMI, lab cellule staminali neurali, Corti lab. Il
Laboratorio di Cellule Staminali Neurali costituisce una delle strutture di ricerca del Centro
Dino Ferrari e di UNIMI ed ha sede presso la Palazzina Sforza e il Padiglione Invernizzi della
Fondazione IRCCS Ca’ Granda Ospedale Maggiore Policlinico. Il gruppo di ricerca é
attualmente composto da 21 giovani ricercatori: 4 MD e 4 MD students, 5 PhD, 3 PhD students
e 5 Laureati in Scienze Biologiche/Biotecnologiche. In questi anni il laboratorio ha contribuito
con originalita allo sviluppo di strategie terapeutiche cellulari e molecolari per patologie
neuromuscolari e neurodegenerative, in particolare sviluppando il primo approccio
sperimentale con cellule staminali in malattie del motoneurone ad esordio infantile - Atrofia
Muscolare Spinale (SMA) e Atrofia muscolare spinale con distress respiratorio (SMARD1) - e in
forme motoneuronali dell’adulto come la Sclerosi Laterale Amiotrofica (SLA). Ha inoltre
sviluppato per la prima volta strategie di terapia genica nella SMARD1 e in neuropatie
ereditarie (Malattia di Charcot-Marie-Tooth di tipo 2, CMT2A), contribuendo allo sviluppo di
tali strategie e di quelle con oligonucleotidi antisenso per la SMA e SLA. Questi risultati sono
stati pubblicati in prestigiose riviste internazionali peer-reviewed tra cui Lancet Neurology,
Science Translational Medicine, Science Advances, Neuron, JCI, Nature Communications,
PNAS, Brain, Stem Cell Reports etc. L’eccellente professionalita scientifica acquisita nel
campo delle cellule staminali, in particolare delle cellule staminali pluripotenti e nel campo
delle malattie neuromuscolari e del motoneurone € riconosciuta a livello nazionale ed
internazionale come testimoniano i progetti collaborativi in corso e la partecipazione a
congressi e convegni come invited speaker.

Responsabile sezione biobancaggio di colture cellulari all’interno della Banca Eurobiobank
Telethon della Clinica Neurologica della Fondazione IRCCS Ca’ Granda Ospedale Maggiore
Policlinico. La banca é stata istituita con lo scopo di raccogliere e conservare campioni biologici
(tessuti, campioni di DNA, siero e liquido cerebrospinale), a scopi di ricerca e diagnostici. Dal
1999 é inserita nel Telethon Network of Genetic Biobanks. Dal 2002 é diventata partner del
progetto Eurobiobank con Certificazione 1SO 9001 dal 2002 al luglio 2005 dalla societa Det
Norske Veritas e dal 2005 dalla societa BVQI. Da luglio 2013 € entrata a far parte del Biobanking
and Biomolecular Resources Research Infrastructure (BBMRI).

Co-responsabile "Servizio di diagnostica molecolare” Laboratorio di Biochimica e
Genetica Dipartimento di Scienze Neurologiche, UNIMI, dedicato sia alla diagnostica
molecolare delle malattie neurologiche (approccio single gene >100 geni di malattie
neurologiche) anche con Next Generation Sequencing (NGS) che alla comprensione dei
meccanismi molecolari e cellulari delle malattie neuromuscolari e neurodegenerative.
Co-responsabile del Laboratorio di Neuroimmunologia, UNIMI, focalizzato sullo studio delle
principali neuropatie periferiche disimmuni e delle sindromi neurologiche paraneoplastiche.
Membro del Consiglio Scientifico del "Centro Dino Ferrari” per lo studio e la terapia delle
malattie neuromuscolari e neurodegenerative di UNIMI.

Coordinatore del progetto "NO-MND—Transferring NOn autonomous cell degeneration models
between EU and USA for development of effective therapies for Motor Neuron Diseases (MND)".
Progetto di collaborazione e scambio scientifico tra UNIMI, il Motor Neuron Center, Columbia
University, New York, N.Y., USA e la Biomedical Foundation, Academy of Athens, Grecia.
Abilitazione Scientifica Nazionale - MIUR a Professore Associato (Il fascia) in Neurologia
(superamento 3 mediane su 3).

Abilitazione Scientifica Nazionale - MIUR a Professore Ordinario (I fascia) in Neurologia
(superamento 3 mediane su 3).

Professore Associato (classe Il) in Neurologia presso la Facolta di Medicina e Chirurgia
Dipartimento di Fisiopatologia Medico-Chirurgica e dei Trapianti, UNIMI.

Membro del Comitato Tecnico Scientifico della Fondazione IRCCS Ca’ Granda Ospedale
Maggiore Policlinico.

Membro Scientific Committee SMA Europe e dal 13/3/2021 vicepresidente.

Visiting Scientist Motor Neuron Center, Columbia University, New York, N. Y., USA. Tale
periodo e le visite biannuali si inseriscono in un progetto di 8 anni (2014-2022) tra la
Columbia University e UNIMI di cui la Prof.ssa Corti & principal investigator (Pl).
Incarico dirigenziale C4 (elevata specializzazione clinica).

Membro del Comitato Tecnico Scientifico Fondazione Regionale per la Ricerca Biomedica (FRRB).
Simulazione ASN supera 3 mediane su 3 come commissario.

Presente nell’elenco Top Italian Scientists.

Top Italian Woman Scientist 2021 e 2022.

Inglese: ottima conoscenza della lingua, scritta e parlata (Livello C2, Mastery);
Francese: buon livello nella conversazione e nella scrittura (Livello B1, Threshold).



http://www.centrodinoferrari.com/laboratori/laboratorio-di-cellule-staminali-neurali/
http://www.cortilab.org/
http://www.biobanknetwork.org/
http://www.eurobiobank.org/
http://www.centrodinoferrari.com/public/uploads/2013/09/Tabella-dei-campioni-biologici-conservati-nella-Biobanca.pdf
http://www.centrodinoferrari.com/public/uploads/2013/09/Tabella-dei-campioni-biologici-conservati-nella-Biobanca.pdf
http://www.centrodinoferrari.com/laboratori/laboratorio-di-biochimica-e-genetica/
http://www.centrodinoferrari.com/laboratori/laboratorio-di-biochimica-e-genetica/

ATTIVITA DIDATTICA
INSEGNAMENTI E MODULI

La Prof.ssa Corti, prima come ricercatore poi come professore associato, dall’Anno Accademico (AA) 2006 ad oggi,
ha svolto ininterrottamente attivita didattica su argomenti attinenti alla Neurologia (MED26), sulla base delle
esigenze del Dipartimento (Compito Didattico), esercitando la funzione di docente per vari Corsi Universitari di
UNIMI facendo parte delle relative commissioni di esame e consigli didattici:

1. CorsodiLaurea magistrale UNIMI

A ciclo unico in Medicina e Chirurgia

2006- 2009 (n=3 AA) Malattie del sistema nervoso (D51-45). Linee C-D-H. Modulo: Neurologia. Lezioni frontali 6 ore/anno.
2009- 2015 (n=6 AA) Malattie del sistema nervoso (D51-45). Policlinico. Modulo: Neurologia. Lezioni frontali 6 ore/anno.
2015- 2016 (n=1 AA) Malattie del sistema nervoso (D51-45). Policlinico. Modulo: Neurologia. Lezioni frontali 4 ore/anno.
2016- 2017 (n=1 AA) Malattie del sistema nervoso (D51-45). Policlinico. Modulo: Neurologia. Lezioni frontali 6 ore/anno.
2017- 2019 (n=2 AA) Malattie del sistema nervoso (D51-45). Policlinico. Modulo: Neurologia. Lezioni frontali 4 ore/anno.
2019- 2020 (n=1 AA) Malattie del sistema nervoso (D51-45). Policlinico. Modulo: Neurologia. Lezioni frontali 7.5 ore/anno.
2020- 2021 (n=1 AA) Malattie del sistema nervoso (D51-45). Policlinico. Modulo: Neurologia. Lezioni frontali 7 ore/anno.
2021- oggi (n=1 AA) Malattie del sistema nervoso (D51-45). Policlinico. Modulo: Neurologia. Lezioni frontali 10 ore/anno.

2006- 2009 (n=3 AA) Malattie del sistema nervoso (att. prof.) (D51-73). Linee C-D-H. Modulo Unico 60 ore/anno.
2009- 2015 (n=6 AA) Malattie del sistema nervoso (att. prof.) (D51-73). Policlinico. Modulo Unico 70 ore/anno.
2015- 2016 (n=1 AA) Malattie del sistema nervoso (att. prof.) (D51-73). Policlinico. Modulo Unico 80 ore/anno.
2016- 2017 (n=1 AA) Malattie del sistema nervoso (att. prof.) (D51-73). Policlinico. Modulo Unico 88 ore/anno.
2017- 2018 (n=1 AA) Malattie del sistema nervoso (att. prof.) (D51-73). Policlinico. Modulo Unico 81 ore/anno.
2018- 2019 (n=1 AA) Malattie del sistema nervoso (att. prof.) (D51-73). Policlinico. Modulo Unico 84 ore/anno.
2019- 2020 (n=1 AA) Malattie del sistema nervoso (att. prof.) (D51-73). Policlinico. Modulo Unico 94 ore/anno.
2020- 2021 (n=1 AA) Malattie del sistema nervoso (att. prof.) (D51-73). Policlinico. Modulo Unico 10 ore/anno.
2021- oggi (n=1 AA) Malattie del sistema nervoso (att. prof.) (D51-73). Policlinico. Modulo Unico 30 ore/anno.

2011- 2015 (n=4 AA) Malattie del sistema nervoso (D51-45). S. Giuseppe. Modulo: Neurologia. Lezioni frontali 6 ore/anno.
2015- 2019 (n=4 AA) Malattie del sistema nervoso (D51-45). S. Giuseppe. Modulo: Neurologia. Lezioni frontali 4 ore/anno.
2019- 2020 (n=1 AA) Malattie del sistema nervoso (D51-45). S. Giuseppe. Modulo: Neurologia. Lezioni frontali 7 ore/anno.
2020- 2021 (n=1 AA) Malattie del sistema nervoso (D51-45). S. Giuseppe. Modulo: Neurologia. Lezioni frontali 6 ore/anno.
2021- oggi (n=1 AA) Malattie del sistema nervoso (D51-45). S. Giuseppe. Modulo: Neurologia. Lezioni frontali 10 ore/anno.

2011- 2017 (n=6 AA) Malattie del sistema nervoso (att. prof.) (D51-73). S. Giuseppe. Modulo Unico 30 ore/anno.
2016- 2017 (n=1 AA) Malattie del sistema nervoso (att. prof.) (D51-73). S. Giuseppe. Modulo Unico 22 ore/anno.
2017- 2018 (n=1 AA) Malattie del sistema nervoso (att. prof.) (D51-73). S. Giuseppe. Modulo Unico 35 ore/anno.
2018- 2019 (n=1 AA) Malattie del sistema nervoso (att. prof.) (D51-73). S. Giuseppe. Modulo Unico 32 ore/anno.
2020- 2021 (n=1 AA) Malattie del sistema nervoso (att. prof.) (D51-73). S. Giuseppe. Modulo Unico 10 ore/anno.
2021- oggi (n=1 AA) Malattie del sistema nervoso (att. prof.) (D51-73). S. Giuseppe. Modulo Unico 30 ore/anno.

2015- oggi (n=7 AA) docente corso elettivo seminariale (D51) “Nuove terapie molecolari per le malattie neurologiche”, Modulo
Unico, Lezioni frontali 2 ore/anno.

2016- 2021 (n=5 AA) docente nel corso elettivo (internato) Neurogenetica (totale corso 100 ore/anno, 4 crediti).

2016- 2018 (n=2 AA) docente responsabile corso elettivo (seminariale) (D51) “Cellule staminali pluripotenti indotte in neurologia”
Modulo Unico Lezioni frontali 6 ore.

2018- 2019 (n=1 AA) docente responsabile corso elettivo (seminariale) (D51) “Cellule staminali pluripotenti indotte in neurologia”
Modulo Unico Lezioni frontali 10 ore/anno.

2019- oggi (n=3 AA) docente responsabile corso elettivo (seminariale) (D51) “Cellule staminali pluripotenti indotte in neurologia”
Modulo Unico Lezioni frontali 2 ore/anno.

2016- oggi (n=6 AA) docente responsabile corso elettivo (internato) “Terapie molecolari e con cellule staminali in neurologia” 100
ore/anno, 4 crediti.

Corso di Laurea Magistrale in Biotecnologie Mediche e Medicina Molecolare, Facolta di Medicina e Chirurgia

Attivita didattica frontale come docente nell’ambito dell’insegnamento di Diagnostica Biotecnologica (C2) Corso di Laurea
Magistrale in Biotecnologie Mediche e Medicina Molecolare.

2006- 2015 (n=9 AA); lezioni frontali 4 ore/anno.

2.  CorsidiLaurea Triennale UNMI

Docente Titolare Responsabile dell’insegnamento di Neurologia (MED26 settore 06/D6) e coordinatore del Corso integrato di
Clinica della Disabilita Neuropsichica (D64/6) nel Corso di Laurea di Scienze Infermieristiche (L/SNT1):

2006- oggi (n=16 AA) Modulo: Neurologia. Lezioni Frontali 15 ore/anno.

Docente Titolare Responsabile dell’insegnamento di Neurologia (MED26 settore 06/D6) e coordinatore del Corso integrato di
Pediatria, neurologia e neurogenetica (D86-9) nel Corso di Laurea Terapia della neuro e psicomotricita dell'eta evolutiva (Classe
L/SNT2):

2020- oggi (n=2 AA) Modulo: Neurologia. Lezioni Frontali 20 ore/anno (totale ore corso 60, 6 crediti).

3. Scuole di Specializzazione UNIMI




Scuola di Specializzazione in Neurologia

2006~ 2016 (n=10 AA) Neurologia 3 (815-29). Modulo Unico Lezioni frontali 2 ore/anno.

2006~ 2016 (n=10 AA) Neurologia 4 (395-31). Modulo Unico Lezioni frontali 4 ore/anno.

2006- 2016 (n=10 AA) Neurologia 3 (395-32). Modulo Lezioni prevalentemente pratiche/Turno Unico 60 ore.
2016- 2017 (n=1 AA) Neurologia 4 (395-31). Modulo Unico Lezioni frontali 2 ore/anno.

2017- 2018 (n=1 AA) Neurologia 5 (395-30). Modulo Lezioni prevalentemente pratiche/Turno Unico 36 ore.
2017- 2020 (n=3 AA) Neurologia 3 (815-29). Modulo Unico Lezioni frontali 2 ore/anno.

2020- oggi (n=1 AA) Neurologia 3 (815-29). Modulo Unico Lezioni frontali 4 ore/anno.

2018- oggi (n=4 AA) Neurologia 4 (815-24). Modulo Unico Lezioni frontali 4 ore/anno.

Scuola di Spedializazione in Genetica Medi
2014- 2016 (n=2 AA) Neurologia. Docente responsabile- Modulo Unico Lezioni frontali 8 ore/anno.
2016- 2017 (n=1 AA) Neurologia. Docente responsabile- Modulo Unico Lezioni frontali 4 ore/anno.
2017- oggi (n=5 AA) Neurologia. Docente responsabile- Modulo unico Lezioni frontali 8 ore/anno.

Scuola di Specializzazione in Medicina Intema
2020- oggi (n=2 AA) Neurologia. Modulo Unico Lezioni frontali 4 ore/anno.

4, Scuole di Dottorato UNMI

2011- 2021 (n=10 AA) Docente nella Scuola di Dottorato di Medicina Molecolare e Traslazionale, attivita didattica frontale.

2014- 2018 (n=4 AA) Docente nella Scuola di Dottorato MD/PhD UNIMI.

2014- 2018 (n=4 AA) Dottorato in Ricerca Biomedica “Modelli cellulari delle malattie neurodegenerative” (R23) Modulo Unico. Lezioni
frontali 2 ore/anno.

2021- oggi (n=1 AA) Dottorato in Ricerca Biomedica “Modelli cellulari delle malattie neurodegenerative” (R23) Modulo Unico. Lezioni
frontali 2 ore/anno.

2015- 2018 (n=3 AA) Dottorato in Medicina Molecolare e Traslazionale “Aspetti clinico/molecolari e di prospettiva terapeutica nelle
malattie neurodegenerative (MND)” (R21-3/4). Modulo Unico. Lezioni frontali 2 ore/anno.

2019- 2020 (n=1 AA) Dottorato in Medicina Traslazionale “Cellule staminali pluripotenti indotte come modello di malattia e applicazioni
di terapia genica” (R46-19). Docente responsabile Modulo Unico. 2 crediti, Lezioni frontali 2 ore/anno.

2020- oggi (n=2 AA) Dottorato in Medicina Traslazionale “2D, 3D and 4D iPSC-derived cellular models to study neuromuscular diseases”
(R46-31). Docente responsabile Modulo Unico. 2 crediti, Lezioni frontali 2 ore/anno.

2021- oggi (n=1 AA) Dottorato in Medicina Sperimentale “Preclinical models in neuromuscular disorders” (R45-20) Modulo Unico.
Lezioni frontali 2 ore/anno.

5. Docenza all’estero

2010 Lectures (4 ore) presso Karolinska Institutet, Stoccolma, Svezia, graduate student course "Stem Cells and
Neurodegenerative disorders": "Differentiation of neural stem and progenitor cells for therapeutic applications in motor
neuron disorders”, "Stem cells as a potential treatment of motor neuron disorders".

2015 Lectures (2 ore) presso Karolinska Institutet, Stoccolma, Svezia, graduate student course "Motor neuron diseases and
frontotemporal dementia: Practical applications of human neuropathology and stem cell modeling”, organizzato da Prof. Eva Hedlund.
2017 Lecture (2 ore) presso la Columbia University of New York.

ATTIVITA DI DIDATTICA INTEGRATIVA E DI SERVIZIO AGLI STUDENTI

ATTIVITA DI RELATORE DI ELABORATI DI LAUREA, DI TESI DI LAUREA MAGISTRALE, DI TESI DI DOTTORATO
E DI TESI DI SPECIALIZZAZIONE

Partecipazione in Commissioni di Tesi di Laurea e Supervisione progetti di tesi, UNIMI (2002-oggi):
- Relatore e Tutor di tesi di Laurea in Medicina e Chirurgia (n= 13)
Giulia Ferrero AA 2021/2022

Andi Nuredini AA 2020/2021 (Premio Tesi)
Gaia Citterio AA 2019/2020

Davide Resnati AA 2018/2019 (Premio Tesi)
Silvia Tamanini (MD/PhD) AA 2017/2018

Maria Sara Cipolat AA 2014/2015

Beatrice Dal Fabbro AA 2014/2015

Giulia Stuppia AA 2013/2014

Mariya Malova AA 2010/2011

Alessandra Govoni AA 2008/2009

Michela Ranieri AA 2007/2008

- Correlatore e Tutor tesi di Laurea
Noemi Galli AA 2017/2018

Elisa Fassone AA 2010/2011

- Correlatore e Tutor tesi di Laurea
Mafalda Rizzuti AA 2015/2016

- Relatore e Tutor tesi di Laurea in
Mariana Siddi AA 2006/2007

Elena Abati AA 2020/2021

Giulietta Riboldi AA 2014/2015

- Relatore tesi di Dottorato (n=5)
Margherita Bersani AA 2020/2021

Simone Scarcella AA 2020/2021
Eleonora Piccin AA 2019/2020

Matteo Saladini AA 2017/2018

Martina Perego (MD/PhD) AA 2017/2018

- Correlatore e Tutor di tesi di Laurea in Medicina e Chirurgia (n=18)

Francesco Tafuri AA 2014/2015
Emanuele Frattini AA 2013/2014
Irene Faravelli AA 2012/2013
Giulietta Riboldi AA 2009/2010
Francesca Gianni AA 2008/2009
Arianna Tucci AA 2006/2007

in Biotecnologie (n=5)
Cora Fontana AA 2013/2014
Fabio Capra AA 2002/2003

in Farmacia (n=1)

Andrea Restivo AA 2019/2020
Giulia Corbella AA 2018/2019
Kordelia Barbullushi AA 2017/2018 (Premio Tesi)
Sebastiano Crisafulli AA 2016/2017

Fammetta Vanoli AA 2014/2015 (Prermio Tesi)
Francesca Porro AA 2013/2014
Chiara Zanetta AA 2012/2013
Alessandra Cosi AA 2009-2010
Nicoletta Mezzina AA 2008/2009
Fabio Di Giacomo AA 2006/2007

Paola Rinchetti AA 2013/2014

Brisabel Victoria Gamez Tenicela AA 2006/2007

fcienze Infermieristiche (n=2)

- Correlatore tesi di Specializzazione in Neurologia (n=4)

| Delia Gagliardi AA 2019/2020

| Fabio Biella AA 2019/2020

Irene Faravelli AA 2018/2019

I pacla Rinchetti AA 2018/2019




Stefano Pianta AA 2016/2017 | Alice Valmadre AA 2016/2017

Partecipazione in Commissioni di Tesi di Laurea e Supervisione in progetti di tesi, altri Atenei
- Co-Advisor PhD thesis (n=1) University of Bern
Membro commissione tesi di dottorato:
2018 (n=1), 2020 (n=1) Universita Vita-Salute; 2021 (n=1) Universita degli Studi Roma3.
Membro commissione tesi di Laurea
2021 (n=1) Biotechnology Master Degree UNIMI

ATTIVITA DI TUTORATO DEGLI STUDENTI DI CORSI DI LAUREA E DI LAUREA MAGISTRALE E DI TUTORATO
DI DOTTORANDI DI RICERCA

Attivita di mentore e tutoraggio dal 2001 (UNIMI) di oltre 45 studenti in differenti corsi di laurea, 20 specializzandi e 24
dottorandi. Supervisione attuale di studenti di Medicina, Biotecnologie, Dottorato, assegnisti di ricerca > 20 persone/anno.

- Tutor di studenti nel corso di Dottorato in Medicina Molecolare (n=4)

Fabio Biella AA 2017/2021 Paola Rinchetti AA 2016/2019 Alice Valmadre AA 2014/2017
Stefano Pianta AA 2016/2017
- Tutor di studenti nel corso di Dottorato in Medicina Traslazionale (n=7)
Cecilia Mei AA 2021/oggi Elena Abati AA 2021/0ggi Delia Gagliardi AA 2020/o0ggi
Noemi Galli AA 2020/ o0ggi Elisa Pagliari AA 2019/0ggi Irene Faravelli AA 2019/0ggi
Margherita Bersani AA 2018/2021

- Co-Tutor di studenti nel corso di Dottorato in Medicina Molecolare (n=6)

Agnese Ramirez AA 2014/2017 Monica Bucchia AA 2013/2016 Federica Rizzo AA 2011/2015

Chiara Simone AA 2008/2011 Marianna Falcone AA 2008/2011 Monica Nizzardo AA 2007/2010
Tutor di studenti nel corso MD/PhD (n=5)

Silvia Tamanini AA 2014/2018 Martina Perego AA 2016/2018 | Maria Sara Cipolat AA 2014/2015

Elena Abati AA 2015/2016 Giacomo Monzio Compagnoni AA 2014/2015

- Tutor di studenti Laurea in Medicina e Chirurgia é stata tutor di tutti gli studenti di cui é stata
relatore/correlatore vedi elenco n=31

- Tutor di studenti Laurea in Medicina e Chirurgia Programma Virgilio eccellenza nella ricerca programma
interuniversitario pre-laurea per la formazione di studenti come medici ricercatori: (n=7)

Sofia Francione AA 2021/2022 Gabriele Lucchi AA 2021/2022 Giacomo Negri AA 2021/2022

Emanuele Sclarandi AA 2020-oggi Erika Pesenti AA 2020/2021 Simone Scarcella AA 2019/2020

Federica Paredi AA 2019/2020

- Tutor Laurea triennale biotecnologie (n=1)

Giulia Vardanega corso di laurea triennale biotecnologie UNIMIB AA 2018/2019

- Co-Tutor di specializzandi nella Scuola di Specializzazione in Neurologia (n=14)

Elena Abati AA 2017/2021 Delia Gagliardi AA 2016/2020 Eleonora Mauri AA 2015/2020
Roberta Brusa AA 2014-2018 Simona Brajkovic AA 2013-2017 Giulietta Riboldi AA 2010-2015
Alessandra Govoni AA 2009-2014 Michela Ranieri AA 2008-2013 Domenico Santoro AA 2005-2010
Roberta Virgilio AA 2004-2009 Francesca Magri AA 2003-2008 Michela Guglieri AA 2002-2007
Dimitra Papadimitriou AA 2002-2007 Federica Locatelli AA 2001-2006

- Tutor di specializzandi nella Scuola di Specializzazione in Neurologia (n=5)

Fabrizio Luiso AA 2021/o0ggi Simone Scarcella 2021/o0ggi Gianluca Costamagna 2020/ oggi
Arianna Manini AA 2020/2021 Irene Faravelli 2014/2019

Tutor di specializzandi nella Scuolla di Specializzazione in Genetica Medica (n=2)
Elisabetta Prada AA 2017/2018 Benedetta Del Menico 2014/2015

- Tutor di specializzandi in altri Atenei (n=2)

Ilaria Brambilla Universita Vita e salute AA 2020- oggi.

Stephan Reber University of Bern AA 2014/2018.

SEMINARI

2006-0ggi Docente in seminari di Neurologia presso il Dipartimento di Scienze Neurologiche e, successivamente, il

Dipartimento di Fisiopatologia Medica e Chirurgica e dei Trapianti, UNIMI. In particolare a frequenza settimanale:

- Organizzazione e Partecipazione a Seminari di Laboratorio per presentazione dei risultati scientifici elaborati dai diversi gruppi di
ricerca afferenti al Laboratorio; partecipazione come chairman a seminari di ospiti di altri laboratori nazionali ed internazionali.

- Partecipazione attiva ai seminari di discussione dei casi clinici in regime di ricovero con Studenti e Specializzandi in Neurologia.

- Partecipazione attiva alla Riunione Clinica con presentazioni frontali e discussioni di argomenti clinici e di ricerca per [’équipe
dell’U.0. Neurologia-Stroke Unit con Studenti e Specializzandi in Neurologia.

Elenco seminari presentati dalla Prof.ssa Corti:

Multipotent Stem Cells for Spinal Cord Diseases, IRCCS Istituto Auxologico, Milano, 15/11/2006.

Clinical Role of Stem Cells; Stem cells in motor neuron diseases, University of Milan, Milano, 21/07/2006.
Stem Cell Approach for Motor Neuron disease, Brenta Seminars, Piazzola su Brenta, Padova, 10/06/2007.
Stem Cell for Neuromuscular Diseases, University of Milan, Milano, 02/05/2008.

Development of stem cell approach for the treatment of motor neuron diseases: the importance of transgenic animal models. Department
of Pharmacology, University of Milan, Milano, 05/10/2009.

Stem Cell for neurological diseases, University of Milan, Milano, 11/05/2009.
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Differentiation of neural stem and progenitor cells for therapeutic applications in motor neuron disorders, Karolinska Institutet, Stockholm,
Sweden, 02/10/2010.

Stem cells as a potential treatment of motor neuron disorders, Karolinska Institutet, Stockholm, Sweden, 03/10/2010.
iPSC as tool to study neurological diseases, University of Milan, Milano, 05/05/2010.

. Stem cell for Motor Neuron Disorders, Fondazione IRCCS Ca’ Granda, Milano, 11/05/2011.
. Stem Cell Therapy for Neuromuscular Diseases, University of Larissa, Greece, 4/11/2011.
. Genetic correction of spinal muscular atrophy-induced pluripotent stem cells and motoneurons as a disease model and cell source for

transplantation, University of Milan, Milano, 09/05/2012.
Genetic correction of human induced pluripotent stem cells from patients with spinal muscular atrophy, Besta Seminar, Milano, 04/03/2013.

. Spinal muscular atrophy-induced pluripotent stem cells and motoneurons, University of Milan, Milano, 11/03/2013.

. Induced pluripotent stem cells for the development of therapeutic strategies for motor neuron disorders, CEND Seminar, UNIMI, Milano 14/03/2013.

. Novel therapy for SMA, Department of Neuroscience, University of Milan, Milano, 03/03/2014.

« Induced pluripotent stem (iPS) cells: disease models and development of new therapies for ALS, ARISLA, Milano, 14/04/2014.

. Motor neuron vulnerability in ALS and SMA: the utility of induced pluripotent stem cells and in vivo models, Columbia University N.Y., USA, 20/11/2014.
. Development of therapeutic strategies for motor neuron diseases, Lugano Hospital, Switzerland, 12/02/2014.

. Practical applications of human neuropathology and stem cell modeling, Karolinska Institutet, Stockholm, Sweden, 03/05/2015.

. ALS-SMA iPS models Karolinska Institutet, Stockholm, Sweden, 04/05/2015.

. Novel advancement in SMA therapies, University of Milan, Milano, 27/05/2015.

. Modelling neurodegenerative diseases. Fondazione IRCCS Ca’ Granda, Milano, 11/05/2016.

. New developments for SMA therapy, Istituto Mendel Roma, 24/11/2017.

. SMA therapies, University of Milan, Milano, 01/06/2017.

. TIME IS MOTOR NEURON, Black Friday Besta Seminars, Milano, 25/05/2018.

. Spinal Muscular Atrophy: from hopeless disease to new therapies, International Summer School University of Pavia - Department of Molecular

Medicine, 05/09/2018.

. Novel therapies for neuromuscular diseases, Universita S. Raffaele, Milano, 22/11/2018.

. SMA therapeutic development, Fondazione IRCCS Ca’ Granda, Milano, 26/09/2018.

. Timing patogenetico e finestra terapeutica nella SMA, Istituto Besta, Milano, 11/10/2018.

. SMA from models to mechanisms to therapy, Istituto Besta, Milano, 14/01/2019.

. Gene therapy development for SMA, Istituto Lombardo ACCADEMIA DI SCIENZE E LETTERE, Brera, Milano 10/01/2019.

. News and views in neuromuscular diseases, XII Corso residenziale di Genetica Pediatrica Sindromi malformative complesse con disabilita

intellettiva, Bologna 10/04/2019.

. Gene therapy for neurological diseases, Collegio Ghisleri, Pavia, 01/04/2020.

. 2D, 3D and 4D iPSC-SLA models, ARISLA webinar, 06/10/2020.

. Seminar new therapies for SMA, Neurology residency school UNIMI, Milano virtual, 26/04/2021.

. Seminario annuale: Nuove terapie molecolari per le malattie neurologiche (da 2015-oggi, vedi INSEGNAMENTI E MODULI).
. Seminario annuale: Cellule staminali pluripotenti indotte in neurologia (da 2016-oggi, vedi INSEGNAMENTI E MODULI).

. Seminar Road to Academia, Collegio Borromeo, Pavia, 21/10/2021.

. Seminar Academia Path, UNIMI, 18/11/2021.

. Seminar New therapeutics for Neurological Diseases, Neurology Residency School 28/02/2022.

ATTIVITA DI RICERCA SCIENTIFICA

CAPACITA DI ATTRARRE FINANZIAMENTI COMPETITIVI- RESPONSABILITA SCIENTIFICA PER PROGETTI DI RICERCA
INTERNAZIONALI E NAZIONALI AMMESSI AL FINANZIAMENTO SULLA BASE DI BANDI COMPETITIVI CHE HANNO PREVISTO LA

REVISIONE TRA PARI:

PROGETTI SCIENTIFICI DI RICERCA ESEGUITI COME RESPONSABILE DI PROGETTO

N° Progetto Importo* Durata Ente Finanziatore Ruolo

1 PUR 2006. Studio di una sottopopolazione di 4.260,3 € | 12 mesi | Universita degli | Responsabile,
cellule staminali neuronali LeX+CXCR4+ come Studi di Milano Principal
possibile strategia terapeutica in un modello Investigator (PI)
animale di malattia del motoneurone.

2 PUR 2007. Sviluppo di approcci terapeutici 5.072,88 € | 12 mesi | Universita degli | Responsabile, PI
molecolari per U'Atrofia Muscolare Spinale Studi di Milano
attraverso l'interferenza genica.

3 PUR 2008. Trapianto di cellule staminali 8.625,92 € | 12 mesi | Universita degli | Responsabile, PI
neuronali come strategia terapeutica per Studi di Milano
'Atrofia Muscolare Spinale.

4 PRIN 2006-2008. Molecular pathogenesis of 90.000 € | 36 mesi | MIUR, Responsabile di
motoneuron disorders as a tool for the Finanziamento Unita, PI di UO
identification of novel biomolecular and Nazionale
cellular therapeutic targets.

5 Progetto a Concorso 2009-2010. Cellule 30.000 € | 24 mesi | Fondazione IRCCS | Responsabile, Pl
staminali di derivazione partenogenetica per ca’ Granda,
lo sviluppo di una strategia terapeutica per Ospedale Maggiore
I’ Amiotrofia Muscolare Spinale (SMA). Policlinico

6 PUR 2009. Trapianto di cellule staminali 7.000 € | 12 mesi | Universita degli | Responsabile, PI
neuronali derivate da cellule somatiche Studi di Milano
riprogrammate (iPS) come terapia cellulo-




mediata nella Sclerosi Laterale Amiotrofica.

7 Progetto a Concorso 2010-2011. 50.000 € | 24 mesi | Fondazione IRCCS | Responsabile, Pl
Trapianto di cellule staminali neuronali ca’ Granda,
derivate da cellule somatiche riprogrammate Ospedale Maggiore
(iPS) come terapia cellulo-mediata della Policlinico
Sclerosi Laterale Amiotrofica.

8 Telethon GGP09107 2010-2012. 257.900 € | 36 mesi | Telethon, Coordinatore
Neuroprotection in Spinal Muscular Atrophy Finanziamento progetto
(SMA) using neural stem cells as a therapeutic Nazionale monocentrico, Pl
approach.

9 FIRB  Futuro in Ricerca 2010-2016. 412.000 € | 66 mesi | MIUR, Coordinatore
Development of a stem cell approach for motor Finanziamento progetto
neuron diseases. Nazionale monocentrico, Pl

10 Ricerca Finalizzata, Progetti di Ricerca 452.858 € | 36 mesi | Ministero della | Coordinatore
Giovani Ricercatori, 2012-2014. iPS derived Salute, progetto
neural stem cells for Spinal Muscular Atrophy Finanziamento monocentrico, Pl
Therapy (SMAThera). Nazionale

1 Fondation Thierry Latran (TLF) grant 2013- UO: 128.000 € | 36 mesi | Fondation Thierry | Responsabile,
2016. ldentification of oculomotor-restricted TOT: 128.000 € Latran (TLF) | progetto
genes with motor neuron protective properties Finanziamento multicentrico
for the development of ALS therapeutics. Internazionale (n=2), PI

Europeo

12 AFM grant, 2013-2015. SMN splicing correction 60.000 € | 36 mesi | AFM, Coordinatore di
mediated by Exon Specific U1 snRNA as therapy Finanziamento Unita, Co-PI
for spinal muscular atrophy. Internazionale

Europe

13 Ricerca Finalizzata, 2013-2015. ROLE OF UO: 233.900 € | 36 mesi | Ministero della | Coordinatore,
RIBOFLAVIN TRANSPORTERS IN MOTOR NEURON TOT: 348.900 € Salute, progetto
DISEASES: Genetic analysis of the Brown Finanziamento multicentrico
Vialetto Van Laere and Fazio Londe syndromes Nazionale (n=2), PI
and development of potential treatment
strategies for motor neuron diseases.

14 Progetto a Concorso 2013-2014. Correzione 50.000 € | 24 mesi | Fondazione IRCCS | Responsabile, Pl
genica mediante genome-editing con TALE ca’ Granda,
nucleasi di cellule staminali pluripotenti Ospedale Maggiore
indotte per lo sviluppo di una terapia cellulo- Policlinico
mediata dell’Atrofia Muscolare Spinale (SMA).

15 Fondazione Cariplo Grant 2013-2016. 260.000 € | 48 mesi | Fondazione Coordinatore
Pathogenetic role of differentially Cariplo, progetto
expressed/spliced genes in Spinal Muscular Finanziamento monocentrico
Atrophy. Nazionale

16 ALS Association Grant (USA) 2013-2014. 120.000 $ | 24 mesi | ALS Association | Responsabile
Amyotrophic lateral sclerosis (ALS) therapy via (=120.000 €) Grant (USA), progetto, Pl
minimally invasive transplantation of a Finanziamento
LeX+CXCR4+VLA4+ neural stem cell Internazionale
subpopulation derived from induced
pluripotent stem cells.

17 European Union 7PQ 2014-2018. NO-MND— UO: 258.300 € | 48 mesi | European _ Union | Responsabile
Transferring Non autonomous cell TOT: 375.900 € (EU), progetto, progetto
degeneration models between EU and USA for Finanziamento multicentrico
development of effective therapies for Motor Europeo (n=3), PI
Neuron Diseases (MND). FP7-PEOPLE-2013-

IRSES.

18 Linea 2 DOTAZIONE ANNUALE PER ATTIVITA 8.404,85 € | 24 mesi | Universita degli | Responsabile, PI
ISTITUZIONALI UNIMI, 2015. Oligonucleotide- Studi di Milano
based therapeutic strategy for (C9orf72-
associated Fronto-Temporal
Dementia/Amyotrophic ~ Lateral  Sclerosis
(FTD/ALS).

19 AriSLA grant 2015-2018. ALS molecular UO: 200.250 € | 46 mesi | AriSLA, Coordinatore del
therapy exploiting integrated small RNAs TOT: 300.000 € Finanziamento progetto, progetto
analysis of patient-derived induced pluripotent Nazionale multicentrico
stem cells Project Acronym: smallRNALS (n=2), PI

20 European Union JPND grant 2015-2018. UO: 150.000 € | 36 mesi | European _ Union | Coordinatore di
Elucidation of common transcriptional targets TOT: 797.741 € (EV), uo, Pl di UO,
in vulnerable DopAmine, Motor Neuron and Finanziamento progetto
frontotemporal Dementia disease PATHwaysS. Europeo multicentrico

(n=5)

21 Ricerca Finalizzata RF-2016-02364864 TE. A 431.587,20 € | 36 mesi | Ministero della | Co-Coordinatore
novel stem cell therapy for Amyotrophic Salute, progetto
Lateral Sclerosis targeting upper motor Finanziamento monocentrico, Co-
neurons. Nazionale PI

22 Fondation Thierry Latran (TLF) 2017-2019. UO: 72.000 € | 24 mesi | Fondation Thierry | Responsabile
Modulating motor neuron vulnerability using TOT: 144.000 € Latran (TLF) | progetto, progetto

the oculomotor restricted genes IGF-2 and

Finanziamento

multicentrico




SYT13 for ALS therapy. Internazionale (n=2), PI
Europeo

23 Conto Capitale 2018 Acquisizione 290.000 € | 36 mesi | Ministero della | Responsabile

apparecchiatura Confocale Salute, Scientifico.
Finanziamento
Nazionale

24 European Union H2020-MSCA-RISE 2017 UO: 306.000 € | 48 mesi | European  Union | Responsabile
2014-2022. Transferring autonomous and non- TOT: 594.000 € (EV), progetto, progetto
autonomous cell degeneration 3D models Finanziamento multicentrico
between EU and USA for development of Europeo (n=4), PI
effective therapies for neurodegenerative
diseases (ND) CROSS-NEUROD. HORIZON-

PEOPLE-2017-RISE.

25 European Union Erare grant 2019-2021. UO: 250.000 € | 36 mesi | European  Union | Responsabile
INTEGRative multi-OMICs approaches on iPSC- TOT: (EV), progetto, progetto
derived 2D and 3D models to elucidate the role 1.412.403,00 € Finanziamento multicentrico
of immune and energy metabolism-related Europeo (n=5), PI
genes/pathways in  Amyotrophic Lateral
Sclerosis (INTEGRALS)

26 Telethon grant 2019-2022. Knockdown and 300.000 € | 36 mesi | Telethon, Coordinatore
Replacement of MFN2: a Gene Therapy to treat Finanziamento progetto
Dominantly Inherited Peripheral Neuropathy Nazionale monocentrico, Pl
CMT2A.

27 Ricerca Finalizzata RF-2018-12366357 TE. 3D 447.920,00 € | 36 mesi | Ministero della | Coordinatore
human models to identify early neuronal Salute, progetto
vulnerability as a therapeutic target for ALS Finanziamento monocentrico, Pl

Nazionale

28 Fondazione Regionale per la Ricerca Biomedica UO: 437.570,00 | 36 mesi | Fondazione Responsabile di
(FRRB) grant 2020-2023. An integrated omics € Regionale per la | UO, Pl di UO,
approach for patients with rare neurological TOT: Ricerca Biomedica | progetto
disorders: towards personalized clinical care 3.500.000,00 € (FRRB), multicentrico
and trial readiness (Care4NeuroRare). Finanziamento (n=5)

regionale

29 Sponsored research agreement on MFN2 gene 79.800 € | 18 mesi | SwanBio Responsabile

therapy development (2020). Therapeutics, progetto, Pl
Finanziamento
Internazionale

30 Roche no profit Grant (2020). 3D human- 160.000 € | 24 mesi | Roche, Responsabile
stem cell spinal cord model as a multifaceted Finanziamento progetto, Pl
tool to investigate risdiplam effects and Internazionale
variability of the therapeutic response.

31 Piano di Sostegno alla Ricerca 2020 UNIMI. 9.640 € | 12 mesi | Universita degli | Responsabile, PI
CPP-conjugated Morpholino oligomers for the Studi di Milano
therapy of C9orf72-ALS.

32 Contratto di ricerca commissionata, 2021. La 45.762 € | 6 mesi Italfarmaco spa Responsabile, Pl
caratterizzazione di inibitori di HDAC-6 in
modelli in vitro di CMT2A.

33 Progetto Bando Interno Policlinico. UO: 100.000 | 36 mesi | IRCCS Fondazione | Responsabile Pl
3D modelling of neuromuscular unit to TOT: 200.000 ca’ Granda
discover pathogenetic mechanisms and Ospedale Maggiore
therapeutics for motor neuron diseases Policlinico

34 Progetto5X1000 Policlinico: Il ruolo del 50.000 € | 12 mesi | IRCCS Fondazione | Responsabile PI
microcircolo nelle malattie neurologiche ca’ Granda

Ospedale Maggiore
Policlinico
Totale diretto al PI/UO Corti: 5.766.851,15 €
. 11.431.775,15
Totale complessivo: €

* E indicato un unico importo se il progetto & monocentrico, l’importo per UO e totale se il progetto & multicentrico. Inoltre
PARTECIPANTE nel gruppo di ricerca in piu di 30 progetti scientifici di ricerca finanziati tra cui:

-Finanziamenti Internazionali: SMA Europe 2008, AFM 2006, 2015: n=3
-MIUR FRRB 2002: n=1
-Telethon 2006; 2009a,b; 2010a,b; 2011, 2012, 2015a,b; 2016; ARISLA 2011; Cariplo 2006: n=12

-Ricerca Finalizzata Ministero della Salute 1998, 2001, 2004, 2007a,b; 2016: n=6

-Open Innovation Regione Lombardia 2017 n=1; FRRB grant 2018 n=1

PUBBLICAZIONI SCIENTIFICHE

| risultati della ricerca della Prof.ssa Corti sono stati oggetto di pubblicazioni in riviste scientifiche internazionali e
nazionali. Autrice di 706 pubblicazioni (H index secondo Scopus: 53) di interesse neurologico, per 9042 citazioni
totali (cit. medie/ articolo 35.60), per 2075.244 I.F. totale (I.F. medio/ articolo 8.33) e comprensive di:

- 256 articoli originali pubblicati su riviste internazionali e recensite dal Current Contents, di cui 117 come
primo/ultimo autore (46%);
- 3 lavori originali pubblicati su riviste Nazionali;
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3 lavori originali pubblicati su riviste non recensite;

271 abstract di comunicazioni a congressi neurologici internazionali;

167 abstract di comunicazioni a congressi neurologici nazionali;

6 capitoli di libri.

D’Angelo MG, Ausenda CD, Torrente Y, Bordoni A, Corti S., Perini MP, Colucci M, Comi GP, Bresolin N, Scarlato G. 5'
Azacytidine enhances exogenous gene expression in skeletal muscle. BAM (now Eur J Transl Myol), 9 (1):5-10, 1999. ISSN:
20377452. I.F. N.D. CIT. N.D.

Torrente Y, D'Angelo MG, Del Bo R, DelLiso A, Casati R, Benti R, Corti S, Comi GP, Gerundini P., Anichini A., Scarlato G.,
Bresolin N. Extracorporeal circulation as a new experimental pathway for myoblast implantation in mdx mice. Cell
Transplant, Vol. 8, pp. 247-258, 1999. ISSN: 09636897. doi: 10.1177/096368979900800305. I.F. 4.139 CIT. 11.

Torrente Y, D'Angelo MG, Li Z, Del Bo R, Corti S, Mericskay M, DeLiso A, Fassati A, Paulin D, Comi GP, Scarlato G, Bresolin N.
Transplacental injection of somite-derived cells in mdx mouse embryos for the correction of dystrophin deficiency. Hum Mol
Genet, Vol. 9 (12), pp. 1843-1852, 2000. ISSN: 09646906. doi: 10.1093/hmg/9.12.1843. I.F. 5.121 CIT. 11.

Del Bo R, Torrente Y, Corti S, D'Angelo MG, Comi GP, Fagiolari G, Salani S, Cova A, Pisati F, Moggio M, Ausenda C, Scarlato
G, Bresolin N. In vitro and in vivo tetracycline-controlled myogenic conversion of NIH-3T3 cells: evidence of programmed
cell death after muscle cell transplantation. Cell Transplant, 10: 209-221, 2001. ISSN: 09636897. doi:
10.3727/000000001783986855. I.F. 4.139 CIT. 9.

Corti S, Salani S, Del Bo R, Torrente Y, Strazzer S, Belicchi M, Paganoni S, Li Z, Comi GP, Bresolin N, Paulin D, Scarlato G. T-
antigen regulated expression reduces apoptosis of Tag transformed myoblasts. Cell Mol Life Sci, 58:135-140, 2001. ISSN:
1420682X. doi: 10.1007/PL00000773. I.F. 9.237 CIT. 4.

Sironi M, Corti S, Locatelli F, Cagliani R, Comi GP. A novel splice site mutation in the dystrophin gene determining total exon
skipping and DMD phenotype. Hum Mutat, 17 (3): 239, 2001. ISSN: 10597794. doi: 10.1002/humu.18. I.F. 4.7 CIT. 5.

Colombo FR, Torrente Y, Casati R, Benti R, Corti S, Salani S, D'Angelo MG, DelLiso A, Scarlato G, Bresolin N, Gerundini P.
Biodistribution studies of 99mTc-labeled myoblasts in a murine model of muscular dystrophy. Nucl Med Biol, 28(8):935-40,
2001. ISSN: 09698051. doi: 10.1016/50969-8051(01)00256-6. I.F. 2.947 CIT. 10.

Corti S, Salani S, Del Bo R, Sironi M, Strazzer S, D'Angelo MG, Comi GP, Bresolin N, Scarlato G. Chemotactic factors enhance
myogenic cells migration across an endothelial monolayer. Exp Cell Res, 268: 36-44, 2001. ISSN: 00144827. doi:
10.1006/excr.2001.5267. I.F. 4.145 CIT. 50.

Corti S, Strazzer S, Del Bo R, Salani S, Bossolasco P, Fortunato F, Locatelli F, Soligo D, Moggio M, Ciscato P, Prelle A, Bresolin
N, Scarlato N, Comi GP. A subpopulation of murine bone marrow cells fully differentiates along the myogenic pathway and
participates in muscle repair in the mdx dystrophic mouse. Exp Cell Res, 277:74-85, 2002. ISSN: 00144827. doi:
10.1006/excr.2002.5543. I.F. 4.145 CIT. 66.

Corti S, Locatelli F, Strazzer S, Salani S, Del Bo R, Soligo D, Bossolasco P, Bresolin N, Scarlato N, Comi GP. Modulated
generation of neuronal cells from bone marrow by expansion and mobilization of circulating stem cells with in vivo cytokine
treatment. Exp Neurol, 177: 443-52, 2002. ISSN: 00144886. doi: 10.1006/exnr.2002.8004. I.F. 5.62 CIT. 76.

Corti S, Locatelli F, Donadoni C, Strazzer S, Salani S, Del Bo R, Caccialanza M, Bresolin N, Scarlato N, Comi GP.
Neuroectodermal and microglial differentiation of bone marrow cells in the mouse spinal cord and sensory ganglia. J Neurosci
Res, 70:721-33, 2002. ISSN: 03604012. doi: 10.1002/jnr.10455. |.F. 4.433 CIT. 80.

Corti S, Locatelli F, Strazzer S., Guglieri M., Comi G.P. Neuronal generation from somatic stem cells: current knowledge and
perspectives on the treatment of acquired and degenerative central nervous system disorders. Curr Gene Ther, Jun;3(3):247-
72; 2003. ISSN: 15665232. doi: 10.2174/1566523034578375. |.F. 4.676 CIT. 39.

Cagliani R, Bresolin N, Prelle A, Gallanti A, Fortunato F, Sironi M, Ciscato P, Fagiolari G, Bonato S, Galbiati S, Corti S,
Lamperti C, Moggio M, Comi GP. A CAV3 microdeletion differentially affects skeletal muscle and myocardium. Neurology,
61: 1513-1517, 2003. ISSN: 00283878. doi: 10.1212/01.WNL.0000097320.35982.03. I.F. 11.8 CIT. 37.

Locatelli F, Corti S, Donadoni C, Guglieri M, Capra F, Strazzer S, Salani S, Del Bo R, Fortunato F, Bordoni A, Comi GP. Neuronal
Differentiation of Murine Bone Marrow Ty-1- and Sca-1-Positive Cells. J Hematother Stem Cell Res (now: Stem Cells and
Development), 12(6):727-34; 2003. ISSN: 15258165. doi: 10.1089/15258160360732740. I.F. 2.537 CIT. 44.

Fabbro F, Tavano A, Corti S, Bresolin N, De Fabritiis P, Borgatti R. Long-term neuropsychological deficits after cerebellar
infarctions in two young adult twins. Neuropsychologia, 42(4):536-45; 2004. ISSN: 00283932. doi:
10.1016/j.neuropsychologia.2003.09.006. I.F. 3.054 CIT. 54.

Bossolasco P*, Corti S*, Strazzer S, Borsotti C, Del Bo R, Fortunato F, Salani S, Quirici N, Bertolini F, Gobbi A, Deliliers GL
Comi GP, Soligo D. Skeletal muscle differentiation potential of human adult bone marrow cells. Exp Cell Res, 15;295(1):66-
78, 2004 *Co-first. ISSN: 00144827. doi: 10.1016/j.yexcr.2003.12.015. |.F. 4.145 CIT. 50.
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ORGANIZZAZIONE, DIREZIONE E COORDINAMENTO DI CENTRI O GRUPPI DI RICERCA NAZIONALI E
INTERNAZIONALI O PARTECIPAZIONE AGLI STESSI

2006- oggi Organizzazione, direzione e coordinamento del Laboratorio Cellule Staminali Neurali, UNIMI e relativi
gruppi di ricerca (vedi descrizione nei titoli).

2006- oggi Organizzazione, direzione e coordinamento del Laboratorio Genetica e Biochimica, UNIMI e relativi
gruppi di ricerca (vedi descrizione nei titoli).

2006- oggi Organizzazione, direzione e coordinamento del Laboratorio Neuroimmunologia, UNIMI e relativi gruppi
di ricerca (vedi descrizione nei titoli).

2006- oggi Organizzazione e coordinamento dei gruppi di ricerca coinvolti nei progetti finanziati (vedi tabella).

2008- oggi Membro "Centro Dino Ferrari per lo studio e la terapia delle malattie neuromuscolari e neurodegenerative”.

2010- oggi Membro del Consorzio SLAGEN costituito da 6 Centri di Ricerca (IRCCS Istituto Auxologico Italiano,
IRCCS Istituto Neurologico C. Besta, Fondazione IRCCS Ca’ Granda Ospedale Maggiore Policlinico di
Milano, Universita degli Studi del Piemonte Orientale "Amedeo Avogadro” di Novara, IRCCS Istituto
Neurologico Nazionale C. Mondino di Pavia, Universita degli Studi di Padova).

2010- oggi Membro del PTC124-GD-007-DMD STUDY GROUP.

2012- oggi Membro di Lombardia GENS: consorzio lombardo per lo studio della genetica delle Malattie Cerebrovascolari.

2012- oggi Membro dell’European ALS population study, EURALS Consortium.

2013-2015 Coordinatore nazionale di progetto clinico e di base sulla sindrome BVVL e Fazio Londe.

2014- oggi Direzione e coordinamento gruppo di ricerca internazionale (UNIMI/Policlinico/Columbia University
NY, BRFAA Athens prima nell’ambito progetto IRSES ora RISE, HORIZON 2020).

2014- oggi Membro dell’Ataluren Phase 2b Study Group.

2015- oggi Membro del consorzio TRANS-ALS - Translating molecular mechanisms into ALS risk and patient's well-being.

2017- oggi Membro Comitato Scientifico SMA Europe e dal 13/3/2021 vicepresidente.

2017- oggi Membro Comitato Scientifico Famiglie SMA.

2019- oggi Coordinatore internazionale progetto Europeo INTEGRALS (ERA-NET, HORIZON 2020).

2021- oggi Membro del gruppo di lavoro per allargamento screening neonatale in Lombardia.

2021-oggi Membro del gruppo di ricerca dell’IVN (Istituti Virtuali Nazionali) -Malattie Rare rete RIN (Rete IRCCS
delle neuroscienze e della neuroriabilitazione).

PRINCIPALI ISTITUZIONI COINVOLTE IN COLLABORAZIONI SCIENTIFICHE ULTIMI 10 ANNI:

- Department of Neuroscience, Karolinska Institutet, Svezia, Prof. Eva Hedlund (dal 2010).

- University of Bern Prof. Oliver Miiehlemann (dal 2010).

- King's College London UK Dr. Marc Ruepp (dal 2010).

- The Research Institute at Nationwide Children’s Hospital/The Ohio State University, Center for Gene Therapy,
Columbus, Ohio, USA, Dr. Kathrin Meyer e collaboratori (dal 2010).

- Oregon University, Oregon USA, Prof. Hong Moulton (dal 2013).

- Motor Neuron Center, Columbia University New York USA, Prof. S. Przedborski (dal 2014).

- Biomedical Foundation, Academy of Athens, Grecia, Prof. L. Stefanis (dal 2014).

- University Medical Center Utrecht, Utrecht University, Olanda Prof. Jeroen Pasterkamp (dal 2018).

- Deutsches Zentrum fiir Neurodegenerative Erkrankungen (DZNE), Germania Prof. Michela Deleidi (dal 2018).

- Department of Neurology Universitair Ziekenhuis Leuven, Belgio, Prof. Philip Van Damme (dal 2018).

- Neurological Institute of McGill University, Montreal, Canada, Prof. Stefano Stifani (dal 2018).

- IRCCS E. Medea Bosisio, Parini, Italy (dal 2006).

- Fondazione IRCCS Istituto Neurologico ‘Carlo Besta' (dal 2006).

- IRCCS Istituto Neurologico 'C. Mondino', Pavia (dal 2006).

- IRCCS Auxologico, Universita degli Studi di Milano, Prof. Vincenzo Silani e collaboratori (dal 2006).

- IRCCS Ospedale Bambino Gesu, Roma, Prof. Eugenio Mercuri e Dr. Enrico Bertini (dal 2012).

- International Center for Genetic Engineering and Biotechnology (ICGEB), Trieste, Dr. Feiguin (dal 2017).

- Humanitas Research Center, Milano Dr. Simona Lodato (dal 2018).

- Institute of Bioscience and BioResources, IBBR, CNR, Napoli, Dr. Elia di Schiavi (dal 2018).

AFFILIAZIONE A SOCIETA/ACCADEMIE SCIENTIFICHE
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Nazionali

1999- oggi Membro dell’Associazione Italiana di Neuropatologia.

1999- oggi Membro dell’ Associazione Italiana di Miologia (AIM).

2019- oggi Membro Societa Italiana di Neurologia (SIN).

Internazionali

2004-oggi Membro della Society for Neuroscience (SfN).

2004-oggi Membro dell’International Society for Stem Cell Research (ISSCR).
2012 Membro della World Muscle Society (WMS).

PRINCIPALI ARGOMENTI DI RICERCA E CONTRIBUTI SCIENTIFICI

1) Studio di strategie terapeutiche di terapia genica nelle malattie neurodegenerative e neuromuscolari

La Prof.ssa Corti ha sviluppato i) un approccio di terapia molecolare per la SLA basata sull’utilizzo di small
interfering RNA (Locatelli et al. Ann Neurol. 2007); ii) un approccio combinato di molecole farmacologiche e di
oligonucleotidi antisenso come potenziale strategia terapeutica per la SMA (Nizzardo et al., Clin Ther 2014, Sci Rep
2015, Ramirez et al., Int J Mol Sci 2018, Bersani et al., Mol Ther 2022); iii) la_prima terapia genica con vettori
adenoassociati (AAV) a livello preclinico (Nizzardo et al., Sci Adv 2015) e la programmazione del primo trial
clinico di terapia genica con il prodotto identificato e ottimizzato dal nostro gruppo per la SMARD1
(NCT05152823 in corso); iv) lo sviluppo di approcci molecolari come terapia per la CMT2A (Rizzo et al., manoscritto
in revisione R1 Mol Ther Nucleic Acids). Nel laboratorio della Prof.ssa Corti sono studiate inoltre strategie di terapia
genica che prevedono ’utilizzo di vettori adeno-associati (AAV) con U’espressione di geni neuroprotettivi tra cui
IGF2 e SYT13 (Allodi et al., Sci Rep 2016, Nizzardo et al., Acta Neuropathol 2020) e di terapia molecolare con
oligonucleotidi antisenso (Ramirez et al., Int J Mol Sci 2018). Inoltre, é stata sperimentatore principale del trial
di terapia genica con vettore AAV9-SMN in pazienti SMA (STRIVE-EU, NCT03461289, pubblicato in Mercuri et
al. Lancet Neurol 2021) che ha contribuito all’approvazione del prodotto di terapia genica per la SMA e al suo
uso clinico (Costamagna et al., Neurology 2022).

2) Studio di strategie terapeutiche cellulo-mediate nelle malattie del motoneurone

Sviluppo di strategie terapeutiche basate sul trapianto di cellule staminali per la SLA tra cui la dimostrazione che
il trapianto di cellule staminali ematopoietiche & in grado di migliorare il fenotipo in un modello murino di SLA
(Corti et al., Brain 2004) cosi come quello di cellule staminali neuronali (Corti et al., Brain 2007). Queste ultime
sono state efficaci anche nella SMA (Corti et al., J Clin Invest 2008) e in un modello di SMARD1 (Corti et al., Hum
Mol Genet. 2006), cosi come il trapianto di precursori motoneuronali (Corti et al., J Neurosci. 2009). E stata inoltre
fornita dimostrazione di efficacia terapeutica in ambito pre-clinico dell’uso di cellule staminali pluripotenti indotte
(iPSC) e loro derivati nella SLA (Corti et al., Brain 2010, Nizzardo et al., Hum Mol Genet 2014 e 2016), nella SMA
(Corti et al., Hum Mol Genet 2013, Brain 2010; Simone et al., Stem Cell Reports 2014) e nella SMARD1 (Simone et
al., Stem Cell Reports 2014). La Prof.ssa Corti si € inoltre da sempre interessata dell’identificazione dei meccanismi
molecolari alla base dell’effetto terapeutico di cellule staminali neuronali in modelli di malattie del motoneurone.
Infine, in collaborazione con la Columbia University la Prof.ssa Corti ha contribuito ad identificare un nuovo
bersaglio terapeutico per la SLA, il TNFRSF21 (death receptor-6, DR6) (Mishra et al., Nat Commun 2020) e per la
SMA, la sumoilazione di SMN (Riboldi et al., Nat Commun 2021).

3) Meccanismi molecolari del mantenimento della staminalita e del differenziamento in senso neuronale e
motoneuronale

Nell’ambito dell’attivita di ricerca traslazionale per lo sviluppo di approcci terapeutici con cellule staminali, il
laboratorio della Prof.ssa Corti ha un particolare focus sulla generazione e analisi delle caratteristiche biologiche
di diverse popolazioni di cellule staminali tra cui cellule staminali somatiche riprogrammate “induced pluripotent
stem cells” (iPSC) e derivate da pazienti con malattie neuromuscolari (Corti et al., Brain 2010, Corti et al., Sci
Trans Med 2012). Inoltre, il laboratorio ha identificato popolazioni di cellule staminali neuronali primitive LeX(ssea-
1)+/CXCR4+ con capacita di neurogenesi corticale (Corti et al., FASEB 2005) e una popolazione di cellule staminali
neuronali con una specifica attivita ALDH (Corti et al., Stem Cells 2006). Sono stati inoltre identificati loci genici
motoneurone-specifici mediante analisi comparativa molecolare e screening in vitro. E’ attraverso lo studio di iPSC
differenziate in cellule neuronali che la Prof.ssa Corti ha inoltre recentemente identificato il ruolo di due geni
Syncrip e NRXN2 e del pathway di B-Raf nella patogenesi della SMA, un possibile bersaglio terapeutico (Rizzo et al.,
Brain 2019, Hensel et al., PNAS 2021) e ha contribuito a delucidare alcuni meccanismi molecolari nell’Atrofia
Multisistemica (MSA) (Compagnoni et al., Stem Cell Reports 2018), nonché il ruolo dei miRNA nella patogenesi della
SLA (Rizzuti et al., Sci Rep 2018, Loffreda et al., Prog Neurobiol 2020). Le cellule iPSC paziente-specifiche sono
utilizzate routinariamente nel laboratorio della Prof.ssa Corti come modello di malattia sia in convenzionali sistemi
2D (Rizzo et al., Hum Mol Genet 2016; Sci Rep 2017) che 3D (mini-brain e mini-spinal cord) (Faravelli et al., in
sottomissione).

4) Studi clinici e dei meccanismi molecolari patogenetici nelle malattie del motoneurone

Analisi molecolare e correlazioni genotipo-fenotipo in soggetti affetti da forme sporadiche e familiari di malattie
del motoneurone (Del Bo et al., Neurogenetics 2007). La Prof.ssa Corti ha collaborato nell’ambito di consorzi
(SLAGEN) all’identificazione e caratterizzazione di geni per le forme familiari di SLA e Demenza Frontotemporale
(FTD), mediante applicazione di metodiche NGS (Van Rheenen et al., Nat Genet. 2021), tra cui l’identificazione del
gene TUBA4A (Smith et al., Neuron 2014), TBK1 (Cirulli et al., Science 2014) e la caratterizzazione di CHCHD10
(Ronchi et al., Am J Hum Genet 2013) come causativi di SLA. Ha contribuito inoltre i) all’identificazione di Profilina
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1, NEK1 e Huntingtin come patogenetici nella SLA (Kenna et al., Nat Genet. 2016; Nicolas et al., Neuron 2018;
Dewan et al., Neuron 2021); ii) all’identificazione dei segni di insorgenza e progressione della malattia nei pazienti
con SLA e nei soggetti a rischio attraverso la caratterizzazione genetica e clinica (consorzio SLAGEN, TRANSALS);
iii) all’identificazione di biomarcatori diagnostici e prognostici nella SLA (Gagliardi et al., J Cell Mol Med 2021); iv)
allo studio di correlazioni genotipo-fenotipo in pazienti affetti da SMA (Faravelli et al., J Cell Mol Med 2020) e
SMARD1 (Taiana et al., JNNP 2022) e all’ identificazione di nuovi biomarcatori.

5) Studi clinici e dei meccanismi molecolari delle malattie neurodegenerative

Studio eziopatogenetico molecolare e correlazioni genotipo-fenotipo nella malattia di Alzheimer, Demenza Fronto-
Temporale e Malattia di Parkinson. Tra i principali contributi della Prof.ssa Corti vanno citati ’identificazione del
ruolo patogenetico di GFER (Di Fonzo et al. Am J Hum Genet. 2009), DGUOK (Ronchi et al., Brain 2012), DNA2
(Ronchi et al., Am J Hum Genet. 2013), VPS11 (Monfrini et al., Ann Neurol 2021). Ha inoltre contribuito allo studio
di alcune neuropatie ereditarie, tra cui la CMT2A (Del Bo et al., Neurology 2008) e CMT2D (Del Bo et al., Neurology
2006) e altre neuropatie (Riboldi et al., Prog Neurobiol 2011).

6) Studi clinici e dei meccanismi molecolari delle malattie mitocondriali

La Prof.ssa Corti ha contribuito a: i) caratterizzazioni cliniche e patologiche di casi familiari di malattie
mitocondriali (Virgilio et al., J Neurol Sci 2009) ii) studi sui meccanismi molecolari e di correlazione genotipo-
fenotipo nelle malattie mitocondriali (Ronchi et al., J Neurol Sci 2010, BBRC 2011, Brain and Eur J Hum Gen 2012;
Cheldi et al., BMC Neurol 2013); iii) analisi genica high-throughput per l’identificazione di nuovi geni responsabili
di malattie mitocondriali ; iv) studi funzionali in modelli in vitro e in vivo di mutazioni in geni noti e in nuovi geni
mitocondriali (Ronchi et al., manoscritto in preparazione).

7) Ricerca clinica e analisi bio-molecolari dell’eziopatogenesi delle malattie muscolari

La Prof.ssa Corti ha contribuito i) allo studio dell’eziologia molecolare, della patogenesi, delle correlazioni
genotipo-fenotipo, della caratterizzazione clinico-diagnostica e prognostica delle distrofinopatie e delle Distrofie
Muscolari dei Cingoli (Limb Girdle Muscular Dystrophies, LGMD) (Magri et al., BMC Med Gen 2011, Neuromuscul
Disord 2012, BMC Neurol 2015, Muscle Nerve 2017; Brusa et al., Neuromuscul Disord 2018, Piga et al., J Mol Neurosci
2016); ii) all’applicazione di metodiche di NGS per la diagnosi di coorti di pazienti affetti da malattie
neuromuscolari; iii) allo studio delle miopatie metaboliche attraverso un’indagine clinico-biochimica e poi
molecolare, con caratterizzazione dei difetti della via glicogeno-glicolitica e lipolitica (Pagliarani et al., BBA 2014
e 2018); iv) all’analisi clinico-molecolare delle Distrofie Miotoniche e Canalopatie muscolari contribuendo allo
studio dei meccanismi di disfunzione dei canali del cloro (Lucchiari et al., J Neurol Sci 2008, Ulzi et al., J Neurol
Sci 2012, Mol Biol Rep 2014).

8) Studi nell’ambito delle malattie neurologiche ad alta incidenza

La Prof.ssa Corti ha anche dedicato il suo interesse scientifico alla neurologia generale e a patologie neurologiche
ad alta incidenza quali le malattie cerebrovascolari (Lanfranconi et al., J Thromb Thrombolysis 2021, Bersano et
al., J Neurol 2018; Bersano et al., Stroke 2016), offrendo un contributo essenziale alla creazione della Stroke Unit
della Fondazione IRCCS Ca’ Granda, allo studio dei disturbi cognitivi (tra cui Fabbro et al., Neuropsychologia 2004;
Zago et al., Cogn Behav Neurol 2010), della malattia di Parkinson e dei disturbi del movimento (Monfrini et al., Ann
Neurol 2021, Monfrini et al., Parkinsonism Relat Disord 2018, 2019).

9) Medicina traslazionale e studi clinici terapeutici

L’attivita scientifica della Prof.ssa Corti & stata particolarmente dedicata alla medicina traslazionale, interesse
documentato dall’elevato numero di trials clinici terapeutici cui la Prof.ssa Corti ha partecipato. La Prof.ssa Corti
e stata Investigator di 37 studi clinici nazionali e internazionali (tra cui Pl di due trial di terapia genica nella SMA
e subinvestigator in un trial di terapia genica per la Distrofia Muscolare di Duchenne e di un trial di terapia a
mRNA per la glicogenosi di tipo Ill) alcuni dei quali sono stati oggetto di pubblicazioni scientifiche (Bushby et al.,
Muscle Nerve 2014; Thangarajh et al., Neurology 2018, Mercuri et al., Lancet Neurol 2021, 2022).

ATTIVITA QUALI LA DIREZIONE O LA PARTECIPAZIONE A COMITATI EDITORIALI DI RIVISTE SCIENTIFICHE
EDITORIAL BOARD DI RIVISTE INTERNAZIONALI

2012- oggi Membro dell’editorial board della rivista Neuroscience Journal.

2017- oggi Membro dell’editorial board di Scientific Reports (Nature Publishing group).
2017- oggi Membro dell’editorial board di Journal of Neuromuscular Diseases.

2022 Selezionato come Editor in Chief della Rivista Organoids.

2022 Selezionato come Section Editor in Chief della Rivista Brain Sciences.

REVIEWER > 30 riviste internazionali tra cui: Brain, Neurology, Science Translational Medicine, Lancet Neurology,
Nature Reviews Neurology, European Journal of Neuroscience, Journal of Neurochemistry, Journal of Neuroscience
Research, Neurobiology of Disease, Scientific Reports, Brain Research, Journal of Cellular and Molecular Medicine,
Experimental Cell Research, PLOS One, Neuroscience Letters, European Neurology, BMC Medical Genetics,
Molecular Therapy, EBioMedicine etc.
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TRASFERIMENTO TECNOLOGICO

2020- oggi Contratto di sviluppo con sponsor industriale americano per lo sviluppo di terapia genica per la SMARD1
(vedi sotto lo specifico brevetto) & stato attivato e Il trial clinico fase I/ll in pazienti SMARD1
NCT05152823 é in corso.

2020- oggi Contratto di ricerca per lo sviluppo di una terapia genica per la CMT2A con SwanBio Therapeutics.

2021- oggi Contratto di ricerca per lo sviluppo di inibitori di HDAC-6 in modelli in vitro di CMT2A con ltalfarmaco.

2013-2015 Co-Responsabile del Progetto "Induced Pluripotent Stem Cell Core Facility for ALS" in collaborazione
con ARISLA.

TITOLARITA DI BREVETTI

1. Titolarita di Brevetto Internazionale: "Inhibitor of miR-A and uses thereof” (n°102019000004571). Brevetto
congiunto UNIMI/UNIMB/IRCCS Foundation Ca’ Granda "Antisense composition and method for treating motor
neuron diseases": Il brevetto prevede la sintesi di nuovi oligonucleotidi contro specifici miRNA per lo sviluppo
di strategie terapeutiche per le malattie neurologiche. Il brevetto nel 2021 é stato selezionato per la fase di
potenziamento e mentorship con il progetto “Cell Penetrating peptide-coniugato a morfolino per malattie del
motoneurone” all’interno del programma SEED4INNOVATION - S4I, Universita degli Studi di Milano. Inoltre, nel
2022 Finalista dell’Intellectual Property Award (IPA) 2021, categoria LifeScience, promosso dal Ministero dello
Sviluppo Economico, con il brevetto “Inhibitor of miR-A and uses thereof” (n°102019000004571).

2. Titolarita di Brevetto Internazionale: "AAV Gene Therapy for Spinal Muscular Atrophy with Respiratory Distress
Type | (SMARD1) and Charcot-Marie-Tooth Disease 2S (CMT2S) caused by mutations in the IGHMBP2 Gene"
(PCT/US2020/061863), brevetto congiunto tra UNIMI/Fondazione IRCCS Ca’ Granda e Research Institute at
Nationwide Children’s Hospital. Il brevetto prevede la sintesi di nuovi costrutti virali che possano veicolare
geni corretti per patologie genetiche quali SMARD1 e CMT2S. Trial clinico: NCT05152823.

PREMI E RICONOSCIMENTI NAZIONALI E INTERNAZIONALI PER ATTIVITA DI RICERCA

PA

09/02/1998 "Premio De Visart"” assegnato a studenti o laureati che si siano distinti nell’ambito della ricerca
scientifica nelle malattie neurologiche, UNIMI.

02/10/2008  Award Young Investigator Prize, World Muscle Society.

22/10/2011  Award Best Research in SMA, World Muscle Society.

24/10/2012  Award Best Presentation, ARISLA.

15/05/2017 Award for Oral communication - Gagliardi D, Rizzuti M, Filosa G, Nizzardo M, Melzi V, Dioni L, Richetti

P, Calandriello L, Bresolin N, Comi GP, Barabino S, Corti S. Dysregulation of miRNA expression in ALS induced

Pluripotent Stem Cells-derived motor neurons. UNIMI meeting.

16-19/06/2018 Investigator Award - oral presentation - Gagliardi D, Rizzuti M, Nizzardo M, Melzi V, Filosa G, Dioni

L, Calandriello L, Bresolin N, Comi GP, Barabino S, Corti S. “Integrated miRNAs analysis of ALS iPSCs and iPSCs-

derived motor neurons towards the development of a molecular therapy for ALS” EAN.

23-26/05/2020 EAN Investigator Award - oral presentation -"Knockdown and Replacement of MFN2: a Gene Therapy

to treat Dominantly Inherited Peripheral Neuropathy CMT2A" Abati E, Rizzo F, De Gioia R, Bono S, Citterio G,

Bresolin N, Comi G, Nizzardo M, Corti S. EAN.

21-29/05/2021 Award for presentation “C9orf72 ALS Human Neural Organoids for the Development of New

Therapeutics and Disease Modeling” Costamagna G, Biella F, Faravelli I, Nizzardo M, Brusa R, Comi G, Bresolin N,

Corti S. ICNMD.

2021e2022 Top Italian Woman Scientist, Fondazione Onda.

1marzo2022 Intellectual Property Award (tra le prime 5 dassificate) dell’area Life Science/Health care Expo Dubai.

10/6/2022 Award Mind Education Call 4 Ideas NeuroHealth: earty prevention of neurological diseases terzo premio; co-autor Dr. E. Abati e A. Manini.

RTECIPAZIONE IN QUALITA DI RELATORE A CONGRESSI E CONVEGNI DI INTERESSE INTERNAZIONALE

Piu di 150 partecipazioni a congressi internazionali in qualita di relatore (n=75 presentazioni e 10 oral presentations

presentate in prima persona) o autore (autore di 271 abstract di comunicazioni) tra cui American Academy of

Neurology, European Neurological Society, SFN, ENCALS, SMA cure etc. Invited speaker a congressi internazionali

(n=8 plenary sessions e n=16 podium presentations); Chairman a congressi internazionali (n=7). Piu di 50

partecipazioni a congressi nazionali in qualita di relatore (n=60) o autore (autore di 167 abstract di comunicazioni

a congressi neurologici nazionali e convegni scientifici nazionali) tra cui SIN, AIM, Telethon etc. Invited speaker

a congressi nazionali (n=35); Chairman a congressi nazionali (n=9).

ELENCO PARTECIPAZIONI IN QUALITA DI RELATORE A CONGRESSI E CONVEGNI DI CARATTERE INTERNAZIONALE:

Invited Speaker Plenary sessions

1. Podium presentation: Motor neurons from human spinal muscular atrophy-induced pluripotent stem cells. Annual SMA
Conference, USA. Santa Clara, USA, June 26, 2010.

2.  Motor neuron diseases: molecular and cellular basis of selective vulnerability, “The potential of iPSCs to study spinal muscular
atrophy (SMA)”. FENS Satellite: MND, Milano, July 3, 2014.

3. AAV9-mediated gene therapy in a SMARD1 mouse model. 67" Annual Meeting of AAN, Washington USA. April 18-25,

2015. CONTEMPORARY CLINICAL ISSUES PLENARY SESSION (>13.000 attendees at the meeting).

Novel therapies for MNDs: from trials to drug approval. EM Neurology Congress, Athens, Greece. Dec 3, 2016.

Molecular and gene therapy for motor neuron disorders. Neurology Days Volos, Greece. February 18, 2017.

SMN deficiency impairs its interaction with hnRNP proteins altering expression and splicing of axonal and synaptic genes in

ocua

spinal muscular atrophy. Annual SMA Conference, Orlando, USA. July 2, 2017.
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7.

8.

RNA-Seq and Motif Analysis of Human Motor Neurons Reveals a critical role of SMN/Syncrip complex and Motif 7, SMA
International Scientific Congress on Spinal Muscular Atrophy, Cracovia. January 26, 2018.

Cell-Penetrating peptide-conjugated Morpholino: treatment for SMA symptomatic cases. SMA Europe meeting, Evry France,
February 5, 2020.

Invited Speaker Podium Presentations

1

Motor neurons from human spinal muscular atrophy-induced pluripotent stem cells free of vector and transgenic sequences
as a model and cell source for transplantation. Annual SMA Conference, Orlando, June 23- 26, 2011.

2 Identification of oculomotor-restricted genes with motor neuron protective properties for the development of ALS
therapeutics. TLF meeting, Sheffield, UK, June 1, 2013.

3 Identification of oculomotor-restricted genes with motor neuron protective properties for the development of ALS
therapeutics. TLF meeting Leuven, Belgium. May 22, 2014.

4 Identification of oculomotor-restricted genes with motor neuron protective properties for the development of ALS
therapeutics. TLF meeting, Dublin May 21, 2015.

5  ALS and SMA patient iPSCs. JPND meeting day, Milan, April 26", 2016.

6  Identification of oculomotor-restricted genes with motor neuron protective properties for the development of ALS
therapeutics. TLF meeting, Milan, May 19, 2016.

7  SMA and ALS iPS based models, JPND meeting day, Spain. October 20, 2017.

8 Neurodegeneration across disease, NO-MND meeting Milan. December 1, 2017.

9  Modelling neurodegenerative diseases, NO-MND meeting Milan. December 1, 2017.

10 Modulating MN vulnerability using the oculomotor restricted genes. TLF meeting, Oxford UK, June 20, 2018.

11 Multi-OMICs approaches on iPSC-derived 2D and 3D models of ALS. E-rare meeting day Milano, Feb 27, 2019.

12 Modulating MN vulnerability using the oculomotor restricted genes for ALS therapy. TLF meeting, France, May 5, 2019.

13 Organoids as models for neurodegenerative diseases, CROSS NEUROD meeting, Milano, October 14, 2019.

14 Modulating motor neuron vulnerability using the oculomotor restricted genes for ALS therapy. TLF meeting, virtual, May 11,
2021.

15 Towards SMARD1 therapy, ICNMD meeting, virtual meeting, May 29, 2021.

16 SMA cerebral organoids as models to investigate functional alterations in the brain of SMA patients; 264th ENMC International
Workshop 19-21 November 2021.

Chairman

1 JPND meeting day, Milan, April 26", 2016.

2 JPND meeting day, Spain. October 20, 2017.

3 NO-MND meeting Milan. December 1, 2017.

4 SMA International Scientific Congress on Spinal Muscular Atrophy, Cracovia. January 26, 2018.

5  E-rare meeting day Milano, Feb 27, 2019.

6  CROSS NEUROD meeting, Milano, October 14, 2019.

7  SMA Europe meeting, Evry France, February 5, 2020.

Oral Presentations

1. BM derived stem cells contribute to CNS, heart, and skeletal muscle regeneration in SOD1-G93A mice. 55" Annual Meeting of

AAN, Honolulu, March 29-April 5, 2003.

2. Transplantation of LeX+/CXCR4+ Adult Neural Stem Cells in the Spinal Cord of a Murine Model of Amyotrophic Lateral
Sclerosis. 58" Annual Meeting of AAN, San Diego, USA. April 1-7, 2006.

3. Murine Embryonic (mES) Derived Neural Stem Cells Transplantation Ameliorates Disease Phenotype of a Spinal Muscular
Atrophy Model. 60% Annual Meeting of AAN, Chicago, April 12-19, 2008.

4.  Motoneurons transplantation with pharmacological therapy to promote axonal elongation improves the phenotype of a model
of SMARD1. 61t Annual Meeting of AAN, Seattle, April 25 - May 2, 2009.

5. Neural stem cells derived from genetically engineered, line-age-selectable ES cells improve the phenotype of a mouse model
of spinal muscular atrophy. 19° ENS meeting, Milan, Italy. June 20-24, 2009.

6. Gene Corrected Spinal Muscular Atrophy-Induced Pluripotent Stem Cells and Motoneuron as a Model and Cell Source for
Transplantation. 64" AAN annual meeting, New Orleans, April 21-28, 2012.

7. Transplantation of iPSCs-Derived Neural Stem Cells as Therapeutic Approach for Amyotrophic Lateral Sclerosis, 65" Annual
Meeting of AAN, San Diego, March 16-23, 2013.

8. Synaptotagmin 13 protects motor neurons from degeneration in ALS and SMA. SFN Annual Meeting, Washington, USA,
Washington, DC Nov 11-15, 2017.

9. A Subset of Axonal and Synaptic Genes with Altered Expression/Splicing in SMA-MNs Harbours a Common Motif that Interacts
with SMN/SYNCRIP Complex. SFN Annual Meeting AAN Los Angeles, USA, April 21-27, 2018.

10. The Transplantation of a Specific iPSC-Derived Neural Stem Cells Subpopulation Improves the Pathological Hallmarks of Spinal
Muscular Atrophy with Respiratory Distress Type 1 in Mice. 71°t Annual Meeting of AAN, Philadelphia. May 4-10, 2019.

Relatore

1 An in vitro assay to study myoblast transendothelial migration. 50" Annual Meeting of the American Academy of Neurology
(AAN). Minneapolis, MN, USA, April 25-May 2, 1998.

2 Myogenic potential of somite-derived cells. 50" Annual Meeting of the AAN. Minneapolis, MN, USA, April 25-May 2, 1998.

3 Simultaneous cerebellar infarction in young monozygote twins with patent foramen ovale. 9" Meeting of the European
Neurological Society (ENS), Milan, Italy, June 5-9, 1999.

4 Analysis of dystrophin expression in aminoglycoside treated myotubes of Duchenne Muscular Dystrophy Patients. 10™" ENS,
Jerusalem, Israel, June 18-22, 2000.

5  Transplacental injection of somite-derived cells in mdx mouse embryos for the correction of dystrophin deficiency. "Molecular
Biology of Muscle Development and Disease”, Pacific Grove, California, May 21-26, 2000.

6  Chemotaxis of myogenic cells across endothelial monolayer. "Molecular Biology of Muscle Development and Disease”, Pacific
Grove, California, May 21-26, 2000.

7  Modulated generation of neuronal cells from bone marrow by expansion and mobilization of circulating stem cells with in
vivo cytokine treatment. 54" Annual Meeting of AAN, Denver, USA. April 13-20, 2002.

8  Modulated generation of neuronal cells from bone marrow by expansion and mobilization of circulating stem cells with in
vivo cytokine treatment. 12°ENS meeting, Berlino, Germania. June 22-26, 2002.

9  Dysferlin expression pattern in human primary muscle cultures. 12°ENS meeting, Berlino, Germania, June 22-26, 2002.

10 Migration and differentiation of neural stem cells into nmd mice, an animal model of Spinal Muscular Atrophy. 14° ENS

meeting, Barcelona, Spagna, June 26-30, 2004.
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Multipotentiality, Homing Properties and Neurogenesis of CNS-Derived LeX(ssea-1)+/CXCR4+ Stem Cells. 57 Annual Meeting
of AAN, Miami, USA, April 9-16, 2005.

Transplantation of ALDH Expressing Neural Stem Cell Subpopulation Derived from Spinal Cord into Nmd Mice, an Animal Model
of SMARD1. 57" Annual Meeting of AAN, Miami, USA. April 9-16, 2005.

Familial Amyotrophic Lateral Sclerosis with a novel Q23R mutation in the Copper/zinc Superoxide Dismutase gene associated
with muscle mitochondrial dysfunction. 59 Annual Meeting of AAN, Boston, USA. April 28-May 5, 2007.

Fas siRNA mediated interference reduces motor neuron death in amyotrophic lateral sclerosis mouse model. 12t Inter-
national Congress of the World Muscle Society, Giardini Naxos -Taormina, October 17-20, 2007.

HB9-Positive Neural Stem Cell-Derived Motor Neurons Improve Disease Phenotype after Transplantation into a SMARD1 Animal
Model. 60" Annual Meeting of AAN, Chicago, April 12-19, 2008.

Treatment of spinal muscular atrophy by transplantation of embryonic (ES) derived neural stem cells. 13" International
Congress of the World Muscle Society, New Castle UK, September 29- October 2, 2008.

ES-derived neural stem cells transplantation improves disease phenotype of a spinal muscular atrophy model. Neuroscience
Meeting, Washington. November 15-19, 2008.

Transplantation of neural stem cells derived from engineered ESC lineage (sox2-Bgeo/oct4-tk cells) improves the phenotype
of a mouse model of Spinal Muscular Atrophy. 61 Annual Meeting of AAN, Seattle, April 25-May 2, 2009.

Motoneuron transplantation rescues the phenotype of SMARD1. 19° ENS, Milan, Italy, June 20-24, 2009.

Pluripotent engineered stem cell-derived neural stem cells improve spinal muscular atrophy phenotype in mice. The Society
for Neuroscience (SFN) Annual Meeting, Chicago, October 17-21, 2009.

Transplantation of neural stem cells derived from genetically engineered, lineage-selectable ES cells improves spinal
muscular atrophy. ISSCR 7" Annual Meeting, Barcelona, July 8-11, 2009.

Stem Cell-derived motoneurons rescue the phenotype of SMARD1. ISSCR 7t Annual Meeting, Barcelona, July 8-11, 2009.
Beta-lactam antibiotics offer neuroprotection in a spinal muscular atrophy mouse model by multiple mechanisms. The SFN
Annual Meeting, San Diego, November 13-18, 2010.

Systemic transplantation of c-kit+ cells ameliorates the phenotype of a mouse model of amyotrophic lateral sclerosis. Xl
International Congress on Neuromuscular Diseases, Naples, July 17-22, 2010.

Systemic transplantation of c-kit+ cells exerts a therapeutic effect in a model of Amyotrophic Lateral Sclerosis. 62" Annual
Meeting of AAN, Toronto, April 10-17, 2010.

Beta-lactam antibiotic offers neuroprotection in a spinal muscular atrophy mouse model by multiple mechanisms. 62" Annual
Meeting of AAN, Toronto, April 10-17, 2010.

Systemic transplantation of c-kit+ cells exerts a therapeutic effect in a model of Amyotrophic Lateral Sclerosis. ISSCR 8"
Annual Meeting, San Francisco, June 16-19, 2010.

Beta lactam antibiotic ameliorates SMA phenotype in a mouse model by multiple mechanisms. SFN Annual Meeting, San
Diego, November 13-18, 2010.

Systemic transplantation of c-kit+ cells can ameliorate the phenotype of a mouse model of Amyotrophic Lateral Sclerosis.
SFN Annual Meeting, San Diego, November 13-18, 2010.

Directing Human Astrocytes into Neural Stem Cells and Neurons as Possible Tool for Repair in CNS Diseases. 63" Annual
Meeting of AAN, Honolulu, USA April 9 - 16, 2011.

Generation of Motoneurons from Spinal Muscular Atrophy-Induced Pluripotent Stem Cells Free of Vector and Transgenic
Sequences: In Vitro and In Vivo Analysis. 63" Annual Meeting of AAN, Honolulu, USA April 9 - 16, 2011.

Motoneurons from human spinal muscular atrophy-induced pluripotent stem cells free of vector and transgenic sequences as
a model and cell source for transplantation. SFN Annual Meeting, Washington November 12-16, 2011.

Reprogramming human astrocytes into neural stem cells and neurons: Potential repair for central nervous system diseases.
SFN Annual Meeting, Washington November 12-16, 2011.

A model for motor neuron degeneration and treatment of Spinal Muscular Atrophy using human induced pluripotent stem
cells. 16" Congress of the World Muscle Society, Portogallo. October 18-22, 2011.

Gene Corrected Spinal Muscular Atrophy-Induced Pluripotent Stem Cells and Motoneuron as a Model and Cell Source for
Transplantation. 64™ AAN annual meeting, New Orleans, April 21-28, 2012. Neurology, vol 78, April 24, 2012.

Unmodified and Octa-guanidine morpholino Restores SMN Expression in CNS and Ameliorates phenotype in SMA Mice. FSMA
Meeting, Minneapolis, USA, June 20-24, 2012.

Targeted gene correction of spinal muscular atrophy-induced pluripotent stem cells and motor neurons as a model and for
cell therapy. SFN Annual Meeting, New Orleans October 13-17, 2012.

Unmodified and Octa-guanidine morpholino Restores SMN Expression in CNS and Ameliorates phenotype in SMA Mice. SFN
Annual Meeting New Orleans October 13-17, 2012.

Rescue of the Spinal Muscular Atrophy Phenotype in Mouse by Unmodified and Octa-Guanidine-Conjugated Morpholino
Oligomers, 65 Annual Meeting of AAN, San Diego, March 16-23, 2013.

iPSCs-derived neural stem cells as a therapeutic approach for amyotrophic lateral sclerosis. ENCALS meeting. Sheffield,
England, May 31-June 2, 2013.

Genome editing strategies for the development of a therapy for SMA. FSMA meeting, Anaheim, CA, USA, June 13, 2013.
Combined systemic and local morpholino treatment rescues the phenotype of SMA A7 mouse model. FSMA meeting. Anaheim,
CA, USA, June 13, 2013.

Amyotrophic lateral sclerosis: new therapeutic perspectives offered by iPSCs-derived neural stem cells. Alsmnd meeting,
Milan. December 3-4, 2013.

Targeted Genome Editing for developing novel therapeutic approaches for SMA. Alsmnd meeting, Milan, December 3-4, 2013.
Genome editing strategies for the development of a treatment for SMA. SFN, San Diego, CA. November 9-13, 2013.
iPSCs-derived neural stem cells transplantation as therapeutic strategy for amyotrophic lateral sclerosis. SFN Annual Meeting
San Diego, CA November 9-13, 2013.

ALS therapy via transplantation of an iPSC-derived LeX+CXCR4+VLA4+ neural stem cell subpopulation. ENCALS meeting
Leuven. Belgium. May 22-24, 2014.

iPSC-derived neural stem cells act via kinase inhibition to exert neuroprotective effects in SMARD1, SFN Annual Meeting
Washington, DC. November 15-19, 2014.

Regulation of SMN and other key pathogenetic events in Spinal Muscular Atrophy (SMA): Moving to RNA-Based treatment
strategies. SFN Annual Meeting Washington, DC. November 15-19, 2014.

Transplantation of an iPSC-derived CD15+CXCR4+VLA4+ neural stem cell subpopulation as a new therapy for ALS. 67* Annual
Meeting of AAN, Washington (data blitz and poster). April 18-25, 2015.

Transplantation of a neural stem cell subpopulation as a cell-based therapy for ALS. ENCALS meeting, Dublin, May 21-23, 2015.
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SOD1 reduction morpholino-mediated ameliorates ALS disease phenotype. ENCALS meeting, May 21-23, 2015.

IPSC derived neural stem cell transplantation as a new therapy for ALS. VI Meeting on the Molecular Mechanisms of
Neurodegeneration, Milan, May 28-30, 2015.

The use of synthetic oligonucleotides to improve motor neuron survival in Spinal Muscular Atrophy. VI Meeting on the
"Molecular Mechanisms of Neurodegeneration” Milan, Italy, May 28-30, 2015.

Morpholino antisense oligomer against SOD1 for ALS therapy. SFN Annual Meeting. Chicago, IL October 17-21, 2015.

Gene therapy rescues disease phenotype in a SMARD1 mouse model. SFN Annual Meeting. Chicago, IL October 17-21, 2015.
Antisense oligonucleotides-based strategy as a therapy for the development of genetic Motor Neuron Diseases. SFN Annual
Meeting, San Diego, USA, Nov 12-16, 2016.

Selective mitochondrial depletion and enhanced mitophagy in human Charcot-Marie-Tooth 2A motor neurons. SFN Annual
Meeting, San Diego, USA, Nov 12-16, 2016.

Development of peptide-conjugated morpholino oligomers for SMA therapy. Cure SMA Anheim, June, 16-18, 2016.
microRNAs profile of iPSCs-derived motor neurons as molecular therapy for ALS. SFN Annual Meeting, Washington, USA,
Washington, DC Nov 11-15, 2017.

A specific iPSC-derived neural stem cells subpopulation improves the SMARD1 pathology in human and rodent models. Annual
SMA Conference, Orlando, USA, July 2, 2017.

Exploiting Integrated miRNAs Analysis of Patient-derived iPSCs-Motor Neurons to Develop a Molecular Therapy for ALS. 69t
Annual Meeting of AAN Boston, USA, April 22-28, 2017.

A Subset of Axonal and Synaptic Genes with Altered Expression/Splicing in SMA-MNs Harbour a Common Motif that Interacts
with SMN/SYNCRIP Complex. 69" Annual Meeting of AAN Boston, USA, April 22-28, 2017.

Patients derived cellular models to investigate the pathogenesis and to develop therapies for human disorders caused by acid
ceramidase deficiency. 69" Annual Meeting of the AAN, Boston, USA. April 22-28, 2017.

Exploiting Integrated miRNAs Analysis of Patient-derived iPSCs-Motor Neurons to Develop a Molecular Therapy for ALS. 70t
Annual Meeting of AAN Los Angeles, USA, April 21-27, 2018.

microRNAs analysis of patient-derived iPSCs and motor neurons for the development of molecular therapy for ALS. ENCALS
meeting Oxford, England. June 20-22, 2018.

Oculomotor restricted protein Synaptotagmin 13 protects motor neurons from degeneration in ALS. ENCALS meeting 2018
Oxford, England. June 20-22, 2018.

Key role of SMN/SYNCRIP and RNA-motif 7 in SMA: RNASeq and motif Analysis of human motor neurons. SFN Annual Meeting,
San Diego, CA. November 3-7, 2018.

Development of central nervous system 3D in vitro models to study molecular mechanisms and develop therapeutic strategies
for motor neuron diseases. SFN Annual Meeting 2018, San Diego, CA. November 3-7, 2018.

RNAi/gene therapy combined approach as a therapeutic strategy for CMT2A. 71t Annual Meeting of AAN, Philadelphia. May
4-10, 2019.

Investigation of molecular pathological hallmarks and therapeutic strategies in C9orf72 human lines. ENCALS meeting. Tours,
France, May 15-17, 2019.

Human 3D cell culture systems to model and investigate SMA pathology 1. CureSMA Los Angeles, June 28, 2019.
Cell-Penetrating Peptides-conjugated Morpholino: an improved and promising treatment for symptomatic SMA cases.
CureSMA Los Angeles, June 28, 2019.

Human 3D cell culture systems to model and elucidate spinal muscular atrophy pathology and treatment. SFN Annual Meeting.
Chicago, IL. October 19-23, 2019.

Morpholino oligomers ameliorate pathological phenotype in C9orf72 ALS iPSC-derived lines. SFN 2019. SFN Annual Meeting.
Chicago, IL October 19-23, 2019.

ORGANIZZAZIONE DI CONVEGNI (MEMBRO COMITATO SCIENTIFICO)

2006- oggi Partecipazione al Comitato organizzatore di attivita di scambio culturale, Seminari e Journal Club
intradipartimentali all'interno del Dipartimento di Scienze Neurologiche UNIMI e Fondazione IRCCS Ca’
Granda.

2014 Organizzazione 1°Convegno Monotematico MITOFUSINA 2: NEUROPATIE E FUSIONE MITOCONDRIALE
(Milano).

2015 Organizzazione del convegno internazionale NO-MND day (Milano).

2016 Organizzazione del convegno internazionale JPND meeting (Milano).

2017 Organizzazione NO-MD meeting (Milano).

2018 Partecipazione a Comitato organizzatore/Faculty Congresso AIM (Genova).

2018 Organizzazione workshop internazionale Clinical Neurosciences: "From bench to bedside”, UNIMI.

2018 Organizzazione SMA International Scientific Congress on Spinal Muscular Atrophy, Cracovia.

09/02/2019  Organizzazione del 1° Convegno Nazionale SMARD1 in collaborazione con ’Associazione "Family’s

SMARD1 La dolce Federica Onlus” (Sant’Agata Militello).

27/02/2019  Organizzazione mid-term meeting INTEGRALS (Milano).

14/10/2019  Organizzazione del convegno internazionale CROSS NEUROD (Milano).

05/02/2020  Organizzazione SMA Europe meeting, Evry France.

16/03/2020 Organizzazione del convegno internazionale e-rare integrals (virtuale).

2020 Faculty member congresso congiunto AIM-ASNP (virtuale).

2022 Organizzazione SMA International Scientific Congress on Spinal Muscular Atrophy, Barcellona.

ATTIVITA DI DIVULGAZIONE SCIENTIFICA (terza missione)
2006- oggi Collaborazione all’allestimento e aggiornamento del sito del Centro Dino Ferrari.
2017-2018  Supervisione attivita divulgativa scientifica dei membri del laboratorio di cui & Pl per "Notte dei

ricercatori” presso il Museo della Scienza e della Tecnica Leonardo Da Vinci.

2017- oggi Partecipazione alla stesura di alcuni articoli divulgativi della rivista SMAgazine, Associazione "Famiglie SMA".
2018- oggi Amministratore del sito CROSS-NEUROD e cortilab.
2018- oggi Supervisione attivita divulgativa scientifica dei membri del laboratorio di cui & Pl in scuole

dell’infanzia, primarie, media, scuole secondarie.
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2006- ogg

2010
2012

2013

2014

2015

2015

2016

2017

2017
2018- 2020
2020
2020- oggi
2022

2012- oggi
2014
2014
2014
2014
2015
2016

2017
2017-2019
2018

2020- 2022
2006- oggi

ATTIVITA DI VALUTAZIONE NELL’ AMBITO Di PROCEDURE DI SELEZIONE COMPETITIVE NAZIONALI ED INTERNAZIONALI

Membro Commissione procedura ammissione corso di Laurea di Medicina e Chirurgia in 3 anni
accademici ultimo nel 2020.

Commissario in una procedura di selezione per 1 assegno di ricerca UNIMI.

Commissario in una procedura di selezione per 1 assegno di ricerca UNIMI.

Commissario all’esame di Ammissione alla Scuola di Dottorato di Medicina Molecolare, UNIMI.
Commissario in una procedura di selezione per 1 borsa per giovani promettenti UNIMI.
Commissario in una procedura di selezione per 1 assegno di ricerca UNIMI.

Segretario in due procedure di assegni di ricerca UNIMI.

Membro Commissione di due procedure di selezione per assegni di ricerca UNIMI.

Membro Commissione di due procedure di selezione per assegni di ricerca UNIMI.

Commissario concorso per selezione tecnico Laureato UNIMI.

Membro Commissione di due procedure di selezione per assegni di ricerca UNIMI.

Commissario all’esame di Ammissione alla Scuola di Dottorato di Medicina Traslazionale, UNIMI.
Membro Commissione selezione Professori a contratto Scuola di Specializzazione in Neurologia.
Membro Commissione di procedura di selezione per assegni di ricerca UNIMI.

ATTIVITA DI REFEREE PER LA VALUTAZIONE PROGETTI DI RICERCA INTERNAZIONALI

Grant Calls dell’Association Francgaise contre les Myopathies (AFM) (Francia).

Muscular Dystrophy Campaign Grant Call (UK).

University of Missouri Grant Call (USA).

Motor Neuron Disease Call (Switzerland).

HORIZON2020 E-RARE CALL (Comunita Europea).

Wellcome Trust Reviewer, HORIZON2020 E-RARE CALL, The MN Disease Association (UK).

German Research Foundation, NWO-CW (Netherlands), AFM-Telethon (France); Weston Foundation, The
Prinses Beatrix Fonds, the Netherlands, ANR (Agence National Recherche, France), Canada ALS Association.
ANR Grant Call, ALS Canada Grant Call, Weston Brain Institute.

SMA Europe Grant Call.

ERC Grant Call HORIZON2020, UK Research Council, German Research Foundation, Alzheimer Disease
Research UK.

ANR Grant Call.

Expert nel Scientific Advisory Board (SAB) per Avexis/Novartis (sviluppo della terapia genica per la
SMA) e Scholar Rock (sviluppo della molecola SRK 015 come terapia per la SMA).

ATTIVITA GESTIONALI, ORGANIZZATIVE E DI SERVIZIO

INCARICHI DI GESTIONE E AD IMPEGNI ASSUNTI IN ORGANI COLLEGIALI E COMMISSIONI, PRESSO RILEVANTI ENTI PUBBLICI E PRIVATI
E ORGANIZZAZIONI SCIENTIFICHE E CULTURALI, OVVERO PRESSO L’ATENEO O ALTRI ATENE

Attivita Istituzionale e Organizzativa Universitaria

2006- oggi Membro di Collegi dei docenti tra cui il collegio del Corso di Laurea in Medicina Polo Centrale.

2006- oggi Membro di Collegi dei docenti tra cui il collegio del Corso di Laurea in Scienze Infermieristiche.

2006- oggi Membro del Consiglio della Scuola di Specializzazione in Neurologia, UNIMI.

2008- oggi Membro del Comitato Scientifico del "Centro Dino Ferrari” per lo studio e la terapia delle malattie neuromuscolari
e neurodegenerative, UNIMI.

2011-2021  Membro del Consiglio dei Docenti della Scuola di Dottorato in Medicina Molecolare, UNIMI.

2014- oggi Membro del Consiglio dei Docenti Scuola di Specializzazione di Genetica Medica, UNIMI.

2014-2018  Membro del Consiglio dei Docenti della Scuola di Dottorato in Medicina di ricerca in Scienze Biomediche
(Biomedical Research, MD/PhD) di UNIMI.

2017- oggi Membro della commissione ricerca Dipartimento di Fisiopatologia Medico-Chirurgica e dei Trapianti, UNIMI.

2018- oggi Membro del Consiglio dei Docenti della Scuola di Dottorato in Medicina Traslazionale, UNIMI.

2018- oggi Membro della Giunta del Consiglio dei Docenti della Scuola di Dottorato in Medicina Traslazionale, UNIMI.

2020-oggi Membro del Consiglio della Scuola di Specializzazione in Medicina Interna, UNIMI.

2021- oggi Membro di Collegi dei docenti tra cui il collegio del Corso di Laurea in TNPEE.

2021- oggi Delegato del Dipartimento nel Comitato Scientifico piattaforma OMICS, UNIMI.

2022 Referente del Dipartimento nel Bando MUR Dipartimento di Eccellenza.

Attivita Organizzativa in altre sedi

2006- oggi Neurologo referente Rete Regionale per le Malattie Rare in Lombardia.

2012- oggi Membro comitato scientifico Associazione Mitofusina 2.

2017- oggi Membro Scientific Advisory Board SMA Europe Organization e dal 13/3/2021 vicepresidente.

2017- oggi Membro Scientific Advisory Board Associazione Famiglie SMA Italia.

2017- oggi Membro CTS Fondazione IRCCS Ca’ Granda, Ospedale Maggiore Policlinico.

2017- oggi Membro OPBA Fondazione IRCCS Ca’ Granda, Ospedale Maggiore Policlinico.

2020- oggi Membro del CTS Fondazione Regionale per la Ricerca Biomedica (FRRB).

27



http://www.frrb.it/it/chi-siamo

ATTIVITA CLINICO ASSISTENZIALI

01/09/1994- 24/07/1997

24/07/1997- 30/09/1998
01/10/1998- 12/11/2003

12/11/2003- 31/12/2005

01/10/2006- oggi

01/10/2006- ogi

01/10/2006- 31/08/2018

01/10/2006- ogi

01/01/2006- oggi

Attivita clinica come Studente Tirocinante presso llstituto di Clinica Neurologica
dell’Ospedale Maggiore Policlinico.

Attivita clinica come medico frequentatore Ospedale Maggiore Policlinico.

Attivita clinica come Medico Specializzando in Neurologia presso il Dipartimento di
Scienze Neurologiche, UNIMI, Ospedale Maggiore Policlinico.

Attivita clinica assistenziale di sala come neurologo frequentatore presso il Dipartimento
di Scienze Neurologiche, UNIMI e attivita Clinica Ambulatoriale presso |’ambulatorio del
"Centro Dino Ferrari”, Fondazione IRCCS Ca’ Granda Ospedale Maggiore Policlinico per le
patologie neuromuscolari e neurodegenerative e ’ambulatorio delle malattie del
motoneurone.

Assistente medico neurologo per le funzioni assistenziali presso "U.O.C. Neurologia
(Dipartimento di Scienze Neurologiche) della Fondazione IRCCS Ca’ Granda Ospedale
Maggiore Policlinico” (abbreviato "Policlinico”). Presso |’UO dal 2006 a oggi svolge attivita
cliniche assistenziali:

- attivita di reparto per pazienti degenti (co-responsabile in media di 7-9 letti degenza);
- attivita di DH terapeutici, MAC, File F (incluse terapie immunomodulanti per miopatie
e neuropatie disimmuni) (2 letti in media al giorno).

- attivita ambulatoriale di neurologia generale e Il livello: per la diagnosi e terapia delle
malattie neuromuscolari (2-3 ambulatori/mese in media) e del motoneurone (2
ambulatori/mese in media).

- attivita clinico-assistenziale neurologica d’urgenza diurna/notturna (media 3-4
turni/mese): turni di guardia interdivisionale neurologica/neurochirurgica e di PS
generale, pediatrico e ginecologico e di consulenza per altri reparti.

- attivita di neurologia generale di consulenza ordinaria per gli altri reparti.

- prescrizione e somministrazione di terapie avanzate approvate nelle malattie
neuromuscolari: terapia genica (Onasemnogene abeparvovec), oligonucleotidi
(Nusinersen), composti farmacologici (Risdiplam).

La Prof.ssa Corti ha preso in carico in modo globale (diagnosi e terapia), in prima persona,
pazienti con quadri neurologici complessi affetti da patologie sia ad alta incidenza che rare
quali: vasculopatie cerebrali, malattie degenerative (AD, FTD e altre demenze, PD e altri
disordini extrapiramidali, etc.), malattie demielinizzanti (SM, etc.), malattie neuromuscolari
(DM, neuropatie e malattie del motoneurone). In qualita di Neurologo di guardia presso il PS
della Fondazione, ha gestito un ampio spettro di quadri clinici di emergenza neurologica,
acquisendo esperienza nel trattamento dell’ictus ischemico in fase iperacuta, effettuando
direttamente trombolisi sistemica e/o gestendo i pazienti candidati per procedure di
rivascolarizzazione endovascolare. Ha gestito anche emergenze pediatriche e neonatologiche
tra cui la gestione della terapia ipotermica nel neonato con encefalopatia ipossico-ischemica.
Il Personale Medico supervisionato dalla Prof.ssa Corti nell’attivita clinica comprende oggi 4
Dirigenti Medici di I° Livello con contratto, 4 Specializzandi in Neurologia ed un numero variabile
di Studenti del 5° e 6° Anno del Corso di Medicina e Chirurgia in Tesi di Laurea nel suo gruppo.
Attivita assistenziale in ambito neurologico di Il livello nell’ambulatorio del Centro
Dino Ferrari, Policlinico per le malattie neuromuscolari quali distrofie muscolari,
miopatie congenite, metaboliche e mitocondriali, neuropatie periferiche acquisite
(disimmuni) e genetiche con presa in carico del paziente dal punto di vista diagnostico,
follow-up, counseling e terapia.

Co-Responsabile e dal 01/09/2018-0ggi Responsabile del Servizio Ambulatoriale e Day
Hospital, Policlinico. Il centro oltre all’attivita assistenziale ha svolto una consistente
attivita di ricerca sui meccanismi patogenetici della malattia e ha sviluppato un ampio
database contenente dati clinici di pazienti affetti da malattia del motoneurone
(genetica e sporadica) contribuendo alla raccolta di un’ampia collezione di campioni
biologici (sangue, fibroblasti etc.) di pazienti (con appropriata approvazione comitato
etico). La Prof.ssa Corti ha contribuito allo studio dei meccanismi molecolari della
malattia del motoneurone associata a TDP43, FUS e C90RF72 e delle neuropatie assonali
ereditarie (CMT2A).

Medico prescrittore Malattie Rare (Policlinico): malattie del motoneurone e
neuromuscolari. L' assistenza al Paziente € offerta in stretta collaborazione con le
Associazioni di Pazienti, tra cui |’Associazione Mitofusina 2, Associazione Famiglie SMA,
Associazione Amici di Emanuele per la Distrofia Muscolare di Duchenne, Associazione
Calpainopatie, Associazione SMARD1. Particolare attenzione e dedicata agli aspetti
neuropsicologici, di counseling diagnostico e genetico offerto dal Laboratorio di Genetica e
biochimica in collaborazione con la U.O. di Psichiatria e con [’Unita Valutativa Alzheimer di
UNIMI-Fondazione IRCCS Ca’' Granda Ospedale Maggiore Policlinico.

Responsabile della sezione della biobanca biologica di colture cellulari (Policlinico)
che opera in modo integrante con la "Banca di tessuto muscolare, nervo periferico, DNA
e colture cellulari", Eurobiobank, Telethon. Il sistema include database clinici
interfacciati con la banca biologica per sangue, liquor, fibroblasti cutanei, cellule
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muscolari per colture in vitro. Per il deposito di campioni biologici, il laboratorio & dotato
di congelatori -80°, -20° e del sistema di stoccaggio automatico in azoto MVE XLC 1211
(Sapio).

Co-responsabile dell’attivita diagnostica del Laboratorio di Genetica e Biochimica
(UNIMI/Policlinico). Il laboratorio fornisce un servizio di diagnostica molecolare per le
malattie neurologiche come centro di riferimento italiano e internazionale. Le indagini
molecolari a fini diagnostici includono l'analisi di sequenza dei geni associati alla SLA
Familiare (ALS1-10), altre malattie del motoneurone (SMA e SMA non 5q) e neuropatie
ereditarie (CMT2), malattie neurodegenerative (malattie prioniche ereditarie,
demenza frontotemporale (tra cui C9ORF72, TDP43, progranulin, MAPT), Parkinson
familiare (PARK1-8), analisi di delezione del gene della distrofina eseguita tramite
metodiche di Multiplex PCR e Southern Blot per le Distrofie Muscolari di Duchenne e
Becker, analisi di mutazioni puntiformi nel gene della distrofina mediante
sequenziamento diretto, Distrofie Muscolari dei Cingoli Autosomiche Recessive e
Dominanti, Distrofie Miotoniche (DM1-2) e canalopatie, miopatie metaboliche (CPTIl e
glicogenosi), analisi genetica delle encefalomiopatie mitocondriali associate a mutazioni
del DNA mitocondriale (mtDNA) o a geni nucleari codificanti per proteine mitocondriali
(PEOA1-A4 e sindromi da deplezione del mtDNA). L’attivita diagnostica include inoltre
determinazioni biochimiche (analisi del metabolismo glicidico, analisi del metabolismo
mitocondriale, analisi del metabolismo lipidico) e proteiche con metodica western blot
di proteine muscolari. Oltre 300 nuove diagnosi molecolari sono formulate ogni anno. Il
personale di ricerca presso il Laboratorio €& rappresentato da oltre 15
Biologi/Biotecnologi e da personale convenzionato con UNIMI tra cui 1 ricercatore e 3
tecnici. Il Laboratorio dispone di una superficie di circa 400 mq ed é attrezzato per studi
anche di istologia e colture cellulari (in uso comune con il laboratorio di cellule staminali
neurali). Le principali apparecchiature di laboratorio includono un Genetic Analyzer
(Applied Biosystems) per il sequenziamento Sanger del DNA; un sistema DHPLC; una real
time RT-PCR; n. 3 camere coltura cellulare completamente attrezzate; un microscopio
confocale. Sono inoltre disponibili due piattaforme per next generation sequencing, di
cui una dedicata alla diagnostica (MiSeq, Illumina) ed una alla ricerca biomedica
(HiScanSQ System, Illumina). La Prof.ssa Corti ha significativamente contribuito alla
scelta di attrezzature avanzate per laboratorio e come PI del progetto Conto Capitale,
Policlinico, di uno strumento di microscopia a laser bianco SP8 AOBS Leica.
Co-responsabile dell’attivita diagnostica del Laboratorio di Neuroimmunologia
(UNIMI/Policlinico): Certificazione di qualita INSTAND inerente alla diagnostica delle
neuropatie disimmuni e sindromi paraneoplastiche con dosaggio di anticorpi associati a
neuropatie periferiche disimmuni e sindromi neurologiche paraneoplastiche.
Investigator in 37 trial clinici (vedi elenco), Policlinico, dedicati allo studio di nuovi
composti terapeutici per la DMD, la SMA e altre patologie neuromuscolari e
neurodegenerative. Certificato di Training e Good Clinical Practice (GCP).

ad hoc "facente funzioni" del primario della UOC di Neurologia, Policlinico. In tale veste
coordina le attivita di 15 medici strutturati e di 10 specializzandi su 34 posti letto
(degenza ordinaria e stroke unit) supervisionando la consulenza ordinaria e d’urgenza,
’attivita macro-ambulatoriale complessa (MAC) e semplice, nonché i servizi diagnostici
afferenti all’unita di Neurologia, la quale copre l'attivita d’urgenza con il servizio di
Neuroradiologia e Neurochirurgia all’interno del dipartimento di Neuroscienze. L’UOC di
Neurologia €& parte del Policlinico, uno dei piu grandi ospedali pubblici italiani, che
gestisce mediamente 46000 ricoveri, 3 milioni di prestazioni ambulatoriali e 2 milioni di
esami diagnostici all’anno.

In qualita di “facente funzioni” ha contribuito al percorso autorizzativo relativo
all’istituzione della Stroke Unit dell’UOC di Neurologia Policlinico come Hub regionale
(12 Agosto 2016, nota prot. n. 0073470, R.L.) e Uistituzione del reparto di degenza 2 -
Stroke Unit con relativo aggiornamento del registro regionale Stroke Unit del 20 Aprile
2017. La Stroke Unit & inserita nella rete urgenze e nella Rete Regionale Ictus del 118 ed
esegue in urgenza TAC, angio-TAC, eventuale RM per trombolisi endovenosa ed
intrarteriosa in collaborazione con la Neuroradiologia interventistica all’interno del
Policlinico. La Prof.ssa Corti svolge inoltre attivita di turni di guardia anche nella stroke
unit.

Incarico dirigenziale C4 come neurologo (Policlinico) equivalente a elevata
specializzazione clinica, valutazione dell’attivita clinica 100 punti su 100.

ATTIVITA DI RICERCA CLINICA E PARTECIPAZIONE A STUDI CLINICI (n=37)

La Prof.ssa Corti ha svolto attivita di ricerca clinica in trial clinici farmacologici di fase I, Il e fase Ill in pazienti

affetti da malattie neuromuscolari in particolare Distrofia Muscolare di Duchenne e Atrofia Muscolare Spinale.

1. 2008-2009 Study Coordinator "A Phase 2b Efficacy and Safety Study of PTC124 in Subjects with Nonsense-Mutation- Mediated
Duchenne and Becker Muscular Dystrophy”. NCT00592553.

2. 2009-2010 Study Coordinator "Phase 2b Extension Study of Ataluren (PTC124) in Duchenne/Becker Muscular Dystrophy
(DMD/BMD)". NCT00847379.
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3. 2011-2014 Sub-investigator "Phase Il, multicenter, randomized, adaptive, double-blind, placebo-controlled study to assess
safety and efficacy of olesoxime (TRO19622CLEQ 1275-1) in 3-25-year-old Spinal Muscular Atrophy (SMA) patients".
NCT02835976.

4. 2011-2013 Sub-investigator "A randomized, double-blind, placebo controlled clinical study to assess the efficacy and safety
of GSK2402968 in ambulant subjects with Duchenne muscular dystrophy”. GSK114044. NCT01480245.

5. 2012-2014 Sub-investigator "An open-label extension study of the longterm safety, tolerability and efficacy of GSK2402968
in subjects with Duchenne Muscular Dystrophy”. GSK114349, extension study. NCT01480245.

6. 2012-2018 Sub-investigator "An Open-Label Study for Previously Treated Ataluren (PTC124®) Patients with Nonsense Mutation
Dystrophinopathy". PTC124-GD-019-DMD.

7. 2013-2018 Sub-investigator "A Phase 3 Efficacy and Safety Study of Ataluren (PTC124) in Patients with Nonsense Mutation
Dystrophinopathy”. PTC124-GD-020-DMD.

8. 2013-2020 Sub-investigator "A Two-Part Study to Assess the Safety and Tolerability, Pharmacokinetics, and Effects on
Histology and Different Clinical Parameters of Givinostat in Ambulant Children with Duchenne Muscular Dystrophy".
DSC/11/2357/43, ambulatory patients.

9. 2014-2016 Sub-investigator "H6D-MC-LVJJ, A Randomized, Double-Blind, Placebo-Controlled, Phase 3 Trial of Tadalafil for
Duchenne Muscular Dystrophy”. NCT01865084.

10. 2014-2020 Sub-investigator "A Phase 3 Extension Study of Ataluren (PTC124) in patient with nonsense mutation
dystrophinopathy”. Protocollo PTC124-GD-020e-DMD. NCT02090959.

11. 2016-2018 Sub-investigator "OLEOS multicenter, open-label, single arm study to evaluate long-term safety, tolerability and
effectiveness of 10mg/kg olexosime in patients with SMA". BN29854.

12. 2017-oggi Sub-investigator "A Two Parts Seamless, Open-label, Multicenter Study to Investigate the Safety, Tolerability,
Pharmacokinetics, Pharmacodynamics and Efficacy of RO7034067 in Infants with Type 1 Spinal Muscular Atrophy". BP39056.

13. 2017-oggi Sub-investigator "A Two-Part Seamless, Multi-Center Randomized, Placebo-Controlled, Double-blind Study to
Investigate the Safety, Tolerability, Pharmacokinetics, Pharmacodynamics and Efficacy of RO7034067 in Type 2 and 3 Spinal
Muscular Atrophy Patients". BP39055.

14. 2017-2022 Sub-investigator "Randomised, Double Blind, Placebo Controlled, Multicentre Study to Evaluate the Efficacy and
Safety of Givinostat in Ambulant Patients with Duchenne Muscular Dystrophy". DSC/14/2357/48.

15. 2017-2021 Sub-investigator "Randomised, Double Blind, Placebo Controlled, Multicentre Study to Evaluate the Efficacy and
Safety of Givinostat in Ambulant Patients with Becker Muscular Dystrophy". DSC/14/2357/53.

16. 2017-oggi Sub-investigator nel trial clinico "Long-Term Observational Study of Translarna Safety and Effectiveness in Usual
Care". PTC124-GD-0250-DMD.

17. 2017-oggi Sub-investigator "Open label, long-term safety, tolerability, and efficacy study of GIVINOSTAT in all DMD patients
who have been previously treated in one of the GIVINOSTAT studies". DSC/14/2357/51.

18. 2018-oggi Sub-Investigator "Natural history retrospective cohort study of type 1 spinal muscular atrophy using medical record
data. BP39859 - ANCHOVY".

19. 2018-2021 Principal Investigator "European, Phase 3, Open-Label, Single-Arm, Single-Dose Gene Replacement Therapy
Clinical Trial for Patients with Spinal Muscular Atrophy Type 1 With One or Two SMN2 Copies Delivering AVXS-101 by
Intravenous Infusion”. NCT03461289.

20. 2018-oggi Sub-investigator "An open label study to investigate the safety, tolerability, and pharmacokinetics/
Pharmacodynamics of RO7034067 in adult and pediatric patients with spinal muscular atrophy". Protocollo BP39054.

21. 2019-oggi Sub-investigator "Neutralizing Antibody Seroprevalence Study with a Retrospective Component in Participants with
Late-Onset Pompe Disease”. Spark Therapeutics, SPK-GAA-100. NCT03893240.

22. 2020-oggi Principal Investigator "A Long-term Follow-up Study of Patients in the Clinical Trials for Spinal Muscular Atrophy
Receiving". AVXS-101-LT-002. NCT04042025.

23. 2020-oggi Subinvestigator: "Phase 2 trial to evaluate the efficacy, safety, and tolerability of efgartigimod PH20 SC in adult
patients with chronic inflammatory demyelinating polyneuropathy (CIDP)". ARGX-113-1802.

24, 2021-oggi Subinvestigator "Open-label Extension of the ARGX-113-1802 Trial to Investigate the Long-term Safety,
Tolerability, and Efficacy of Efgartigimod PH20 SC in Patients with Chronic Inflammatory Demyelinating Polyneuropathy
(CIDP)". ARGX-113-1902.

25. 2021-oggi Subinvestigator "SRP-LGMD-501-NHS - A Multi-Center, Longitudinal Study of the Natural History of Subjects with
Limb Girdle Muscular Dystrophy (LGMD) Type 2E (LGMD2E/R4), Type 2D (LGMD2D/R3), and Type 2C (LGMD2C/R5)". SRP-LGMD-
501-NHS.

26. 2021-oggi Subinvestigator “A Randomized, Double-Blind, Multicenter, Placebo-Controlled Phase 3 Study with Open-Label
Period to Evaluate the Efficacy and Safety of Inebilizumab in Adults with Myasthenia Gravis”. VIB0551.P3.51.

27. 2022-oggi Subinvestigator “A Phase 3 Multinational, Randomized, Double-Blind, Placebo Controlled Systemic Gene Delivery
Study to Evaluate the Safety and Efficacy of SRP 9001 in Subjects with Duchenne Muscular Dystrophy” SRP-9001-301.

28. 2022-oggi Subinvestigator “Safety, Tolerability, and Pharmacokinetics of UX053 in Patients with Glycogen Storage Disease
Type 1l (GSD 11)” UX053-CL101.

STUDI CLINICI SPONTANEI

1. 2019-oggi Sub-investigator "Studio osservazionale e marcatori biologici in pazienti trattati con Nusinersen”.

2. 2019-oggi Sub Investigator "Studio retrospettivo di valutazione di effetto e sicurezza del trattamento con Nusinersen nei
pazienti affetti da atrofia muscolare spinale in eta adulta”, protocollo SMADU.

3. 2020-oggi Sub-investigator "COVID-Neurosurvey".

4. 2020-oggi Sub-Investigator "Registro SLALOM Registro Lombardo Sclerosi Laterale Amiotrofica”.

5. 2020-oggi Principal Investigator "Studio di storia naturale delle patologie connesse a mutazioni del gene IGHMBP2".

6. 2020-oggi Principal Investigator "Studio di storia naturale delle patologie connesse a mutazioni del gene MFN2".

7. 2020-oggi Principal Investigator "Studio osservazionale retrospettivo non farmacologico GBS-GQX".

8. 2021-oggi Sub-Investigator "Storia naturale della SMA: studio a lungo termine e creazione di un registro”.

9. 2021-oggi Sub-Investigator "Registro nazionale delle distrofie muscolari e miopatie”.

Data | 02/09/2022 | Luogo | Milano

Autorizzo il trattamento dei miei dati personali ai sensi del Decreto Legislativo 30 giugno 2003, n. 196 (Codice in materia
di protezione dei dati personali) e sue successive modifiche e integrazioni, nonché del Regolamento UE 679/2016
(Regolamento Generale sulla Protezione dei dati o, piu brevemente, RGPD).
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