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PERCORSO SCIENTIFICO E PROFESSIONALE

1985

1985-1987

1987-1989

1989-1992

1992-1996

1996- 2001

2001- presente

2008-2015

2012- presente

Laurea in Scienze Biologiche- Universita degli studi di Milano

Post-doctoral fellow, Wistar Institute of Anatomy and Biology,
Philadelphia, PA, USA

Assistente Ricercatore, Divisione di Oncologia Sperimentale D, Istituto
Nazionale Tumori, Milano

Assistente ricercatore presso il laboratorio di Ematologia Molecolare,
Istituto Scientifico H. S. Raffaele di Milano

Assistente ricercatore presso il laboratorio di Espressione Genica,
DIBIT, Istituto Scientifico H. S. Raffaele di Milano

Group Leader, S. Raffaele-Telethon Institute for Gene Therapy (SR-
TIGET), IRCCS S. Raffaele di Milano

Capo Unita, Trasferimento genico in cellule staminali, SR-TIGET,
IRCCS S. Raffaele di Milano

Coordinatore della Ricerca, SR-TIGET, IRCCS S. Raffaele, Milano

Study Director, Centro di Saggio GLP SR-TIGET

ATTIVITA’ DIDATTICA ED ACCADEMICA

2006- 2017

2006- 2021

2006 - 2021

2007-2014

2007- presente

2008 - 2009

Professore Associato di Biologia Molecolare, Universita Vita-Salute S.
Raffaele, Facolta di Medicina e Chirurgia

Membro della Commissione Didattica dei Corsi di Laurea in
Biotecnologie Mediche e Farmaceutiche e di Laurea Magistrale in
Biotecnologie Mediche Molecolari e Cellulari

Tutore per la didattica e I'orientamento, Il anno, del Corso di Laurea
Magistrale in Biotecnologie Mediche Molecolari e Cellulari

Membro del Collegio dei Docenti del "Dottorato di Ricerca
Internazionale in Medicina Traslazionale e Molecolare (DIMET)",
Universita degli Studi di Milano-Bicocca

Membro del Collegio dei Docenti del "Dottorato di Ricerca
Internazionale di Biologia Cellulare e Molecolare ", Universita Vita-
Salute San Raffaele

Membro designato dal Consiglio Universitario Nazionale della
Commissione giudicatrice per la conferma in ruolo dei Ricercatori
Universitari S.S.D. BIO/11



2011-presente Responsabile del Corso Biologia Molecolare (CFU 6) del corso
integrato Biologia Molecolare e Genetica, Corso di Laurea in
Biotecnologie Mediche e Farmaceutiche, Universita Vita-Salute San
Raffaele

2011-presente Responsabile del Corso Integrato di Espressione Genica e Proteomica
(CFU 10), Corso di Laurea Magistrale in Biotecnologie Mediche,
Molecolari e Cellulari, Universita Vita-Salute San Raffaele

2011- presente Membro del Consiglio della Scuola di Specializzazione in Ematologia e
della Scuola di Specializzazione in Microbiologia e Virologia, Universita
Vita-Salute S.Raffaele

2014 - 2015 Co-Pl e Pl del Comitato del Programma Internazionale di Post-
dottorato, Universita Vita-Salute S.Raffaele.

2017- presente Professore Ordinario di Biologia Molecolare, Universita Vita-Salute S.
Raffaele, Facolta di Medicina e Chirurgia

2017-2021 Membro della Commissione Paritetica del Corso di laurea in
Biotechnology and Medical Biology, Universita Vita-Salute S.Raffaele.

2020-presente Presidente Commissione Trasferimenti Corsi di Laurea Ricerca
Biotecnologica in Medicina e Biotechnology and Medical Biology,
Universita Vita-Salute S. Raffaele

2020-2021 Tutore per la didattica e I'orientamento, Il anno, del Corso di Laurea
triennale Ricerca in Biotecnologie Mediche

2021-2024 Presidente Nucleo di Valutazione di Ateneo, Universita Vita-Salute S.
Raffaele

Attivita di: relatore di tesi di Laurea per il corso di Biotecnologie Mediche e Farmaceutiche
e di Laurea Magistrale per il corso di Biotecnologie Mediche, Molecolari e Cellulari; direttore
degli studi di dottorandi del Dottorato di Ricerca Internazionale di Biologia Cellulare e
Molecolare, Universita Vita-Salute S.Raffaele, e del Dottorato di Ricerca Internazionale in
Medicina Traslazionale e Molecolare (DIMET), Universita degli Studi di Milano-Bicocca;
Presidente di Commissioni Esame Finale dei Programmi di Dottorato della Scuola
internazionale di Dottorato di Ricerca in Medicina Molecolare, Universita Vita-Salute
S.Raffaele.

ATTIVITA’ SCIENTIFICA

Giuliana Ferrari ha pubblicato piu di 70 articoli su riviste scientifiche internazionali (Impact
Factor totale 1249,753). Nel complesso, i suoi lavori sono stati citati 10.033 volte (Scopus
h-index: 42). Nel corso degli anni e stata titolare di numerosi grants, ottenuti su base
competitiva sia nazionale che internazionale.



| suoi interessi di ricerca sono nell’ambito della terapia genica delle malattie genetiche (in
particolare quelle del sistema emopoietico), I'ingegneria di vettori virali per il trasferimento
genico, la biologia delle cellule staminali e lo sviluppo di modelli preclinici per la terapia
genica.

Ha inoltre scoperto il fenomeno della plasticita delle cellule staminali ematopoietiche adulte,
capaci di rigenerare danni ai tessuti muscolari. Questa ricerca ha dato origine ad un nuovo
ed unico concetto nella biologia delle cellule staminali e nella medicina rigenerativa, e la
pubblicazione relativa (Science, 1998) € uno dei piu citati articoli in questo campo (2412
citazioni).

Giuliana Ferrari ha iniziato la sua carriera lavorando con Fulvio Mavilio e Claudio Bordignon
sviluppando vettori retrovirali per il trasferimento genico in cellule umane e modelli preclinici
per terapia genica. La prima malattia studiata fu I'immunodeficienza da carenza di
adenosina deaminasi (ADA-SCID). Nel 1991 furono i primi a sviluppare un modello murino
che provasse la sopravvivenza selettiva dei linfociti umani geneticamente modificati per
curare 'ADA-SCID (Ferrari et al., Science, 251:1363, 1991). Questi dati furono fondamentali
per convincere I'NIH Recombinant Advisory Comitee (RAC) e il FDA ad approvare la prima
applicazione clinica della terapia genica su pazienti ADA-SCID, che parti al’NIH alla fine del
1990. Subito dopo, un protocollo simile fu iniziato in ltalia allOspedale San Raffaele di
Milano, con il miglioramento sostanziale dell’utilizzo di cellule staminali derivanti dal midollo
osseo e di linfociti del sangue periferico (vedi Nature, 356:465,1992). | risultati di questi studi
pionieristici furono pubblicati nel 1995 (Bordignon et al., Science, 270:470, 1995) e il
successo della ricostituzione immunologica fu pubblicato nel 2002 (Aiuti et al., Nature
Medicine, 8:423, 2002). A lungo termine, il follow-up su pazienti ADA-SCID trattati ha
dimostrato la sicurezza e l'efficacia della terapia genica utilizzando il vettore retrovirale
originariamente sviluppato. La terapia genica per ADA-SCID & stata recentemente
riconosciuta ed autorizzata dalla Commissione Europea per la commercializzazione con
indicazione per la cura della ADA SCID (nome commerciale Strimvelis, GSK).

Nello stesso periodo, Giuliana Ferrari lavord per lo sviluppo di vettori per un marker di
superficie per la selezione delle cellule trasdotte. Questo marker, una forma troncata del
recettore del NGF (Mavilio et al., Blood, 83:1988, 1994) fu utilizzato con successo in un
secondo studio pioneristico di trasferimento genico, per la prevenzione della GVHD nel
trapianto di midollo osseo allogenico, mediante I'immunomodulazione della funzione dei
linfociti T con un transgene TK (Bonini et al., Science 276:1719, 1997; Bonini et al., Nature
Medicine 9:367, 2003). Nel frattempo, in collaborazione con Michele De Luca, eminente
esperto delle cellule staminali epidermiche, contribui anche allo sviluppo dei vettori e dei
dati preclinici (Mathor et al., PNAS 1996; Dellambra et al., Hum. Gene Ther. 11:2283, 2000)
per il primo trial clinico di terapia genica per una malattia genetica dell’epidermide. L’efficacia
del trapianto autologo delle cellule staminali geneticamente modificate per curare
I'epidermolisi bullosa fu in seguito provato in uno studio clinico fondamentale, pubblicato nel
2006 (Mavilio et al.,Nature Medicine 12:1397, 2006).

Oltre alla ricerca nel campo delle scienze applicate, Giuliana Ferrari continud ad interessarsi
alla ricerca di base sulle cellule staminali. In collaborazione con Giulio Cossu, eminente
esperto delle cellule staminali muscolari, pubblicd nel 1998 le prime prove della plasticita
delle cellule staminali ematopoietiche adulte, in grado di rigenerare danni ai tessuti
muscolari (Ferrari et al., Science 279:1528, 1998). Questo articolo ha dato origine ad un
nuovo ed unico concetto nella biologia delle cellule staminali e nella medicina rigenerativa,
ed & ancora uno dei piu citati articoli in questo campo (2233 citazioni).



Il contributo della ricerca di Giuliana Ferrari nel determinare il potenziale e i limiti della
plasticita delle cellule staminali, ed i meccanismi molecolari di questo fenomeno, &
continuato per anni (Ferrari et al., Nature 411:1014, 2001; McKinney et al., PNAS 99:1341,
2002; Xynos et al., Stem Cells 28:965, 2010).

Sfruttando la sua esperienza nella biologia molecolare e nella tecnologia del trasferimento
genico, a partire dalla fine degli anni ‘90 Giuliana Ferrari ha sviluppato studi di controllo
trascrizionale per regolare I'espressione genica mediata da vettori retrovirali e lentivirali nella
progenie differenziata delle cellule staminali ematopoietiche (Grande et al., Blood 93:3276,
1999; Lotti et al., J. Virol. 76:3996, 2002; Testa et al., J. Biol. Chem. 279: 10523, 2004).

Tra le maggiori sfide nel campo della regolazione trascrizionale dei transgeni, c’€ quella
della terapia genica della talassemia, che rappresenta attualmente la principale linea di
ricerca del laboratorio diretto da Giuliana Ferrari. | risultati preclinici ottenuti hanno costituito
il supporto razionale e scientifico di ricerca traslazionale che ha portato alla recente
approvazione ed inizio del protocollo clinico di terapia genica per la beta-talassemia
al'Ospedale San Raffaele (Miccio et al., PNAS 105:10547, 2008; Roselli et al., EMBO Mol.
Med. 2:315, 2010; Frittoli et al. Hum. Gene Ther. 22:507, 2011; Adreani et al.
Haematologica 96:128, 2011; Miccio et al. PLOS ONE 6:€27955, 2012). Nel 2011 Giuliana
Ferrari & stata inoltre coordinatrice nella creazione del primo Centro di Saggio GLP per studi
preclinici di terapie avanzate in ambito accademico, che ha ricevuto la certificazione
Ministeriale nel Marzo 2014. In tale ambito € direttore di studio degli studi di tossicologia e
tumorigenesi, e biodistribuzione per la terapia genica della talassemia, condotti all'interno
del Centro di Saggio e certificati GLP.

Attualmente & leader del progetto di terapia genica della beta talassemia al SR-TIGET, di
valenza strategica nelle alleanze industriali tra OSR, Fondazione Telethon e
GlaxoSmithKline prima, e Orchard Therapeutics attualmente, e coordina il protocollo clinico
(TIGET-BTHAL, NCT02453477) in collaborazione con i responsabili clinici (Prof. Alessandro
Aiuti, Prof. Fabio Ciceri e Dott.ssa Sarah Marktel).

| suoi progetti di ricerca di base sono focalizzati sulla caratterizzazione molecolare e
funzionale delle cellule staminali ematopoietiche umane (Lidonnici et al, Hematologica,
4:120, 2016; Zonari et al. Stem Cell Reports 8:977, 2017), sulle interazioni tra cellule
staminali ematopoietiche e microambiente in condizioni patologiche, sul controllo
molecolare dell’eritropoiesi (Cantu et al. Blood, 2011; Nai et al. Blood, 119:5021, 2012; Nai,
Lidonnici et al. Blood, 125:1170, 2015), e sull'interazione vettore-genoma in cellule
geneticamente modificate (Cattoglio et al. Blood 110:1770, 2007; Felice et al. PlosONE
4:e4751, 2009; Moiani et al. Journal Clin. Invest., 122:1653, 2012; Romano et al. Sci Rep.
6:24724, 2016).

RELATORE SU INVITO (dal 2006)

14th Meeting of the European Society of Gene Therapy. Atene, Grecia, Nov. 9-12, 2006.
14th Telethon Convention. Salsomaggiore Terme, Mar. 12-14, 2007.

4th Meeting British Society for Gene Therapy. Warwick, UK, Mar.19-21, 2007.

4th Meeting Stem Cell Gene Therapy. Thessaloniki, Grecia, Set. 13-17, 2007.

15t Meeting of the European Society of Gene and Cell Therapy. Rotterdam, NL, Ott. 27-30,
2007.



International Symposium Hematological Outcomes and Prospects in Thalassemia’s
Prevention and Care. Roma, Italia. Nov. 26, 2008.

4° Corso di Immunogenetica e Biologia del Trapianto nella Talassemia. Roma, Italia. Nov.
27, 2008.

17t Meeting of the European Society of Gene and Cell Therapy. Hannover, Germany, Nov.
21-25, 2009.

2nd Pan-European Conference on Hameoglobinopathies. Berlin, Germany, Mar. 13-14,
2010.

17t Hemoglobin Switching Conference. Oxford, UK, Sett. 2-5, 2010.

6° Congresso Nazionale S.I.T.E. - Talassemia: Passato, Presente, Futuro. Milano, Sett.30-
Ott.2, 2010.

18t Annual Congress of The European Society of Gene & Cell Therapy. Milano, Ott. 22-25,
2010.

Enerca Educational Day of Sickle Cell Disease and Thalassemias. Londra, UK, Mar. 03-04,
2011.

16t Telethon Convention. Riva del Garda, Italia, Mar 7-9 2011

19t Annual Congress of The European Society of Gene and Cell Therapy. Brighton, UK,
Ott. 27-31, 2011

International Symposium Progress in Management of Hemoglobin Disorders: New
Perspectives For Diagnostic, Prevention and Care. Rome, ltalia, Nov. 4, 2011

18t International Hemoglobin Switching Meeting. Asilomar, USA, Giu. 6-12, 2012

7° Congresso Nazionale SITE, Il Futuro delle Emoglobinopatie. Mesagne, Italia, Sett. 27-
29, 2012

20t Annual Congress of the EuropeanSociety of Gene & Cell Therapy. Versailles, Francia,
Ott. 24-28, 2012

17th Telethon Convention. Riva Del Garda, ltalia, Mar. 11-13, 2013

21st Annual Congress of The European Society of Gene & Cell Therapy. Madrid, Spagna,
Ott. 24-28, 2013

5t European Symposium On Rare Anaemias — 15t Italian Thalassaemia Meeting for Patients
and Health Professional. Ferrara, Italia, Nov. 15-16 2013

ECM Course — Hemoglobin Disorders: Global Challenge, New Developments and Future
Perspectives. Roma, ltalia, Nov. 26, 2013



Thalassaemia International Day. Nicosia, Cipro, Mag. 11, 2014
19th International Hemoglobin Switching Conference. Oxford, UK, Sett. 4-8, 2014

8° Congresso Nazionale SITE, Societa Italiana Talassemie ed Emoglobinopatie. Genova,
Italia, Ott. 9-11, 2014

13° Congresso Nazionale SIES, Societa ltaliana Ematologia Sperimentale. Rimini, Italia,
Ott. 15-17, 2014

227 Annual Congress of the European Society of Gene & Cell Therapy. L’Aia, Paesi Bassi,
Ott. 22-26, 2014

DIMET Course — “Gene function in normal and pathological hematopoiesis”. Milano, Italia,
Nov. 27-28, 2014

Meet the Expert: Gene Therapy in Thalassemia. Cagliari, Italia, Gen. 29, 2015

EHA-SWG Scientific Meeting — Focus on Red Cell and Iron Disorders, and Myelodysplastic
Syndrome (MDS). Lisbona, Portogallo, Mar. 6-8, 2015

18th Telethon Convention. Riva del Garda, Italia, Mar. 9-11, 2015

ATMP Course “Introduction to the Development of Advanced Therapy Medicinal Products:
Scientific and Regulatory Issues”. Roma, Italia, Sett. 14-15, 2015

23 Annual Congress of the European Society of Gene & Cell Therapy. Helsinki, Finlandia,
Sett. 18-20, 2015

Congress "Red cell biology thirty years after”. Milano, Italia, Sett. 24-26, 2015

2° Congresso Nazionale United — Thalassa Azione Onlus. Cagliari, Italia, Sett. 26, 2015
45° Congresso Nazionale SIE. Firenze, ltalia, Ott. 4-7, 2015

10t Cooley’s Anemia Symposium. Chicago, USA, Ott. 18-22, 2015

UK Haematology Forum, Richmond, UK; Nov. 09-10, 2015

19th Annual Congress of the American Society of Gene & Cell Therapy, Washington, USA;
Mag. 4-7, 2016

Siriraj International Conference in Medicine and Public Health 2016, Bangkok, Thailandia;
Giu. 13-15, 2016

20" Hemoglobin Switching Annual Conference, Pacific Grove, California; Sett. 14-18, 2016

1st Congress of the Ellenic Society of Gene Therapy and Regenerative Medicine, Salonicco,
Grecia; Sett. 23-24, 2016

9° Congresso Nazionale SITE, Catania, Italia; Ott. 6-8, 2016



Presidential Symposium al 58° ASH Annual Meeting, San Diego, California; Dic. 3-6, 2016
Convegno Talassemie e Sickle Cell Disease, Torino, Italia, Gen. 21, 2017

Convegno Medicina del Futuro o Futuro della Medicina, Pavia, Italia, Febb. 24-25, 2017
San Raffaele Hospital Retreat, Baveno, Italia, Mar. 10-12, 2017

Unistem Day, Milano, Italia, Mar. 17, 2017

43rd Annual Meeting of the European Society for Blood and Marrow Transplantation,
Marsiglia, Francia, Mar. 26-29, 2017

20t Annual Congress of the American Society of Gene & Cell Therapy, Washington, USA,
Mag. 10-13, 2016

10° Congresso della Spanish Society of Hematology and Pediatric Oncology (SEHOP),
Madrid, Spagna, Mag. 25-27, 2017

Meeting Club del Globulo Rosso & SITE, Napoli, Italia, Sett. 28-29, 2017

25° Annual Congress of the European Society of Gene & Cell Therapy, Berlino, Germania,
Ott. 17-20, 2017

Sickle Cell in Focus Conference, Kingstone, Jamaica, Ott. 26-27, 2017

CTIWP - EBMT Educational Course, Leiden, Paesi Bassi, Gen 18-20, 2018

10t Stem Cell Clonality and Genome Stability Retreat, Chicago, USA, Mag. 15, 2018
21st Hemoglobin Switching Annual Conference, Oxford, UK; Sett. 21-23, 2018

10° Congresso Nazionale SITE, Roma, Italia; Sett. 27-29, 2018

Gene Therapy for Rare Monogenic Diseases Symposium, Parigi, Francia; Feb. 7-8, 2019

International Conference on Erythropoiesis Control and Ineffective Erythropoiesis: From
Bench to Bedside, Budapest, Ungheria, Mar. 15-17, 2019

ESGCT Spring School 2019, Napoli, Italia; Apr. 3-5, 2019

4th Meeting of Hellenic Society of Gene Therapy and Regenerative Medicine, Atene, Grecia;
Mag. 17-18, 2019

European Society of Human Genetics Meeting, Gothenburg, Svezia, Giu. 15-18, 2019

Blood Disorders- Models, Mechanisms and Therapies Meeting, Boston, USA, Sett. 28 — Ott.
1, 2019

11th Stem Cell Clonality and Genome Stability Retreat, Barcellona, Spagna, Ott. 21-22, 2019



ESGCT 27° Annual Congress, Barcellona, Spagna, Ott. 22-25, 2019

EHA WSG Meeting on Red Cell and Iron, Madrid, Spagna, Nov. 7-9, 2019

Nature Conference on Advanced Cell Therapies and Tissue Engineering, Milano, Italia, Nov.
14-16, 2019

ASH 60th Annual Meeting, Orlando, USA, Dic. 7-10, 2019

ASGCT 24th Annual Meeting, Virtual, Mag. 11-14, 2021

Inborn Errors Working Party Annual Conference, Milano, Italia, Sett. 24—-26, 2021

ESGCT 28° Annual Congress, Virtuale, Ott. 19-22, 2021

ESGCT Spring School 2022, Atene, Grecia, Apr. 27-29, 2022

IUBMB Focused Meeting on Hemoglobin Switching, Creta, Grecia, Mag. 5-9, 2022

ISSCR Annual Meeting, San Francisco, USA, Giu. 15-18, 2022

2° ATMP ADVANCE Development Workshop, Roma, ITALIA, Giu. 20-24, 2022

ESGCT 29th Annual Congress, Edinburgo, UK, Ott. 11-14, 2022

11° Cooley’s Anemia Symposium, New York, USA, Ott. 17-20, 2022

PUBBLICAZIONI SELEZIONATE

1)
2)

3)

4)

5)

6)

Aprile A., Sighinolfi S., Raggi L. and Ferrari G. Targeting the Hematopoietic Stem Cell
Niche in Thalassemia and Sickle Cell Disease. Pharmaceuticals. 2022, 15(5), 592.
Mende N., Bastos H.P., Santoro A., Mahbubani K.T., Ciaurro V., Calderbank E.F.,
Londofio M.Q., Sham K., Mantica G., Morishima T., Mitchell E., Lidonnici M.R.,
Meier-Abt F., Hayler D., Jardine L., Curd A., Haniffa M., Ferrari G., Takizawa H.,
Wilson N.K., Goéttgens B., Saeb-Parsy K., Frontini M. and Laurenti E. Unique
molecular and functional features of extramedullary hematopoietic stem and
progenitor cell reservoirs in humans. Blood. 2022 Jan 24; blood.2021013450. Online
ahead of print.

Naldini L., Cicalese MP., Bernardo ME., Gentner B., Gabaldo G., Ferrari G. and Aiuti
A. The EHA Research Roadmap: Hematopoietic Stem Cell Gene Therapy.
HemaSphere. 2022 6:2(e671).

Ferrari G., Thrasher A.J. and Aiuti A. Gene therapy using haematopoietic stem and
progenitor cells. Nature Reviews Genetics. 2021 Apr; 22(4):216-234.

Nai A., Lidonnici MR., Federico G., Pettinato M., Olivari V., Carrillo F., Geninatti Crich
S., Ferrari G., Camaschella C., Silvestri L., Carlomagno F. NCOA4-mediated
ferritinophagy in macrophages is crucial to sustain erythropoiesis in mice.
Haematologica. 2021 Mar 1; 106(3): 795-805.

Pavani G., Fabiano A., Laurent M., Amor F., Cantelli E., Chalumeau A., Maule G.,
Tachtsidi A., Concordet JP., Cereseto A., Mavilio F., Ferrari G., Miccio A. and
Amendola A. Correction of B-thalassemia by CRISPR/Cas9 editing of the a-globin



locus in human hematopoietic stem cells. Blood Advances. 2021 Mar 9;5(5):1137-
1153

7) Chanut F., Sanvito F., Ferrari G., Visigalli |., Carriglio N., Hernandez R.J., Norata R.,
Doglioni C., Naldini L., and Cristofori P. Conditioning regimens in long term
nonclinical studies to support development of ex-vivo gene therapy: review of non-
proliferative and proliferative changes. Hum Gene Ther. 2021 Jan;32(1-2):66-76.
Epub 2020 Oct 15.

8) Casu C., Pettinato M., Liu A., Aghajan M., Lo Presti V., Lidonnici MRL., Munoz KA.,
O’Hara E., Olivari V., Di Modica SM., Booten S., Guo S., Neil G., Miari R., Shapir N.,
Zafir-Laviel., Domev H., Ferrari G., Sitara D., Nai A. and Rivella S. Correcting -
thalassemia by combined therapies that restrict iron and modulate erythropoietin
activity. Blood. 2020 Oct 22;136(17):1968-1979

9) Aprile A., Gulino A., Storto M., Villa |., Beretta S., Merelli I., Rubinacci A, Ponzoni M.,
Marktel S., Tripodo C., Lidonnici MR. and Ferrari G. Hematopoietic stem cell function
in B-thalassemia is impaired and is rescued by targeting the bone marrow niche.
Blood. 2020 Jul 30;136(5):610-622

10)Artuso I., Pettinato M., Nai A., Pagani A., Sardo U., Billoré B., Lidonnici MR., Bennett
C., Mandelli G., Pasricha SR., Ferrari G., Camaschella C., Kautz L., Silvestri L.
Transient decrease of serum iron after acute erythropoietin treatment contributes to
hepcidin inhibition by ERFE in mice. Haematologica. 2019 Mar;104(3):e87-e90. Epub
2018 Sep 28.

11)Crippa S., Rossella V., Aprile A., Silvestri L., Rivis S., Scaramuzza S., Pirroni S.,
Avanzini MA., Basso-Ricci L., Hernandez RJ., Zecca M., Marktel S., Ciceri F., Aiuti
A., Ferrari G., Bernardo ME. Bone marrow stromal cells from B-thalassemia patients
have impaired hematopoietic supportive capacity. J Clin Invest. 2019 Feb 25;
129(4):1566-1580. eCollection 2019 Feb 25.

12)Marktel S., Scaramuzza S., Cicalese MP., Giglio F., Galimberti S., Lidonnici MR.,
Calbi V., Assanelli A., Bernardo ME., Rossi C., Calabria A., Milani R., Gattillo S.,
Benedicenti F., Spinozzi G., Aprile A., Bergami A., Casiraghi M., Consiglieri G.,
Masera N., D'Angelo E., Mirra N., Origa R., Tartaglione I., Perrotta S., Winter R,
Coppola M., Viarengo G., Santoleri L., Graziadei G., Gabaldo M., Valsecchi MG.,
Montini E., Naldini L., Cappellini MD., Ciceri F., Aiuti A., Ferrari G. Intrabone
hematopoietic stem cell gene therapy for adult and pediatric patients affected by
transfusion-dependent R-thalassemia. Nat Med. 2019 Feb;25(2):234-241. Epub 2019
Jan 21.

13)Lidonnici MR., Paleari Y., Tiboni F., Mandelli G., Rossi C., Vezzoli M., Aprile A.,
Lederer C., Ambrosi A., Chanut F., Sanvito F., Calabria A., Poletti V., Mavilio F.,
Montini E., Naldini L., Cristofori P. and Ferrari G. Multiple integrated non-clinical
studies predict safety of lentiviral mediated gene therapy. Molecular Therapy -
Methods & Clinical Development. 2018 Sep 13; 11: 9-28. eCollection 2018 Dec 14.

14)*Artuso |., *Lidonnici MR., Altamura S., Mandelli G., Pettinato MT., Muckenthaler
MU., Silvestri L., Ferrari G., Camaschella C., Nai A. Transferrin Receptor 2 is a
potential novel therapeutic target for beta-thalassemia: evidence from a murine
model. Blood. 2018 Nov 22; 132(21):2286-2297. Epub 2018 Sep 12.
*co-first authors

15)Lidonnici MR. and Ferrari G. Gene therapy and gene editing strategies for
hemoglobinopathies. Blood Cells Mol Dis. 2018 May; 70:87-101. Epub 2018 Jan 3

16)Ferrari G., Cavazzana M. and Mavilio F. Gene therapy approaches to
hemoglobinopathies. Hematol Oncol Clin N Am. 2017 Oct; 31(5):835-852.

17)Lidonnici MR., Aprile A., Frittoli MC., Mandelli G., Paleari Y., Spinelli A., Gentner B.,
Zambelli M., Parisi C., Bellio L., Cassinerio E., Zanaboni L., Cappellini MD., Ciceri F.,

10



Marktel S. and Ferrari G. Plerixafor and G-CSF combination mobilizes hematopoietic
stem and progenitors cells with a distinct transcriptional profile and a reduced in vivo
homing capacity compared to Plerixafor alone. Haematologica. 2017 Apr;
102(4):e120-e124. Epub 2016 Dec 29.

18)Zonari E., Desantis G., Petrillo C., Boccalatte FE., Lidonnici MR., Kajaste-Rudnitski
AC., Aiuti A., Ferrari G., Naldini L., and Gentner B. Efficient ex vivo engineering and
expansion of highly purified human hematopoietic stem/progenitor cell populations
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