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Modré stranky

MILI CITATELIA,

tretie vydanie Modrych stranok vam
prinasa réznorodé informdacie tykajlce
sa nervovosvalovych ochoreni. Nielen
novinky z vyskumu, ale aj spravy z kon-
ferencif a Skoleni pacientov aj lekarov,
informéacie o novych publikaciach. Su
to ¢lanky o najdolezitejsich udalostiach,
ktoré sa v priebehu roku 2010 udiali na
poli nervovosvalovych ochorenf a boli
zverejnené v bulletine TREAT — NMD,
ktory vysiel najar ajeseri 2010.

Jarné ¢islo magazinu prindsame v skra-
tenej verzii, vybrali sme z neho len naj-
zaujimavejsie ¢lanky, ktoré sa v jesen-
nom ¢isle neopakuju.

Modré strdnky budeme distribuovat bez-
platne spolu s kazdym vydanim Ozveny
pocasr.2011.

Ako napovedd podnadpis, ndjdete tu
¢lanky z vyskumu, poznatky o lekdrskej
starostlivosti, sprdvy o Standardoch sta-
rostlivosti o niektoré Specifické typy sva-
lovych ochoreni a rézne iné informdcie
napriklad z rehabilitdcie &i predpisovania

Vr.2011 vyjde Styrikrat.

pomaocok. Prindsat budeme aj kontakty
na $pecialistov. Pdjde o preklady zo zahra-
nicnych zdrojov. Neostane len pri nich —
v prvom vydani Modrych strdnok sme
uverejnili autorské prispevky renomova-
nych detskych specialistov zo Slovenska.
K spusteniu tohto pilotného projektu nds
viedol fakt, Ze vyvoj vo vyskume a medi-
cinske poznatky v oblasti progresivnych
svalovych ochoreni napreduju mifovymi
krokmi, ¢o sa odrdZa v zvysenej kvali-
te a komforte Zivota ludi so svalovymi
ochoreniami.

Sirenie informdcii, vzdeldvanie tak sme-
rom k fudom so svalovym ochorenim
aich rodindm ako aj smerom k odbornej
obci povazujeme za velmi doleZité. In-
formovany pacient je totizto ten najlepsf
pacient. Predovsetkym by sme vsak radi
takto prispeli k tomu, aby sa aj na Slo-
vensku kvalita Zivota deti a dospelych
so svalovou dystrofiou ¢i inym svalovym
ochorenim zvysovala.

Mgr. Mdria Duracinskad
podpredsednitka za
Organizdciu muskuldrnych
dystrofikovv SR
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TREAT-NMD

NERVOVOSVALOVA SIET

INFORMACNY BULLETIN
PRE EUROPU

Vitame Vas pri ¢itani tohto informacné-
ho bulletinu siete TREAT-NMD urcené-
ho hlavne pacientskym organizaciam.
Toto vydanie obsahuje informacie o za-
ujimavych témach pre rézne pacient-
ske organizacie, ktoré by Vam mohli
napomaoct pri spolupraci s vedcami vo
Vasej krajine alebo pri spustani novych
aktivit pre Vasich ¢lenov.

TREAT-NMD (skratka od anglického na-
zvu Translational Research in Europe
for the Assessment and Treatment of
Neuromuscular Disorders — Translac-
ny vyskum v Eurépe pre diagnostiku
a lie¢bu nervovosvalovych ochoreni) je
siet ur¢end pre ludi s nervovosvalovy-
mi ochoreniami a odbornikov pracuju-
cich v tejto oblasti. Jej cielom je pokrok
v oblasti diagnostikovania a starostli-
vosti a vyvoj novych spdsobov liecby,
ktoré budu prinosom tak pre samot-
nych pacientoy, ako aj pre ich rodiny.
Uzko spolupracuje s vedcami, poskyto-
vatelmi zdravotnej starostlivosti, farma-
ceutickym priemyslom a pacientskymi
organizaciamina celom svete.

Tieto projekty predstavuju dolezity na-
stroj na urychlenie lie¢by nervovosva-
lovych ochoreni. Potrebujeme Vasu
podporu, aby tieto projekty fungovali
optimalne, a aby sme dosiahli nase
ciele.

O tomto bulletine

Toto je 3$pecidlne vydanie bulletiny,
zaslané vetkym organizaciam a zdru-
Zeniam pacientov v Eurdpe. Starsie vy-
dania bulletinu moéZzete najst na nasej
internetovej stranke. Ak by ste sa chceli
priamo zaregistrovat, navstivte prosim
nasu internetovu stranku www.treat-
nmd.eu, kde v dolnej ¢asti domovskej
stranky najdete registracny formular.
Rovnakym sposobom postupujte aj
v pripade, Ze si uz nezeldte, aby sme
Vam posielali tento bulletin - jedno-
ducho len kliknite na tlacidlo ,zrusit
registraciu”.

CiISLOJAR2010

TREAT-NMD - SLUZBA
NERVOVOSVA LOVEMU
SPOLOCENSTVU

V priebehu poslednych rokov doslo
v oblasti neuromuskularnych ochore-
ni k vyraznému pokroku a k zodpove-
dajucemu ndrastu zaujmu zo strany
farmaceutického priemyslu.  Sfubné
predklinické vysledky zvysuju uz v bliz-
kej buducnosti moznosti objavenie
novych sposobov liecby, no este stale
je potrebné prekonat niekolko preka-
70k, kym bude mozné, aby tieto nové
sposoby lieCby skutocne vyuZivali aj
pacienti. Mnohym [udom s nervo-
vosvalovym ochorenim brani v op-
timéalnej starostlivosti aj nedostatok
Standardizovanych priruciek o starostli-
vosti. Pre biomedicinsky priemysel bolo



skuto¢nou vyzvou najdenie vyskumni-
kov a vyskumnych miest, s ktorymi by
mohol spolupracovat. Samotnf{ lekari
a vyskumnici celia nedostatku nastro-
jov na potvrdenie vysledkov klinickych
studif (testov, na zaklade ktorych by sa
testovala Uc¢innost liecby v klinickej $tu-
dii) alebo $tandardnych prevadzkovych
postupov pre tvorbu vyskumnych pro-
tokolov. Toto brzdf vyvoj novej liecby.
TREAT-NMD sa venuje vietkym tymto
problematikdm zdruzovanim dotknu-
tych stran v jednej spolo¢nej komuni-
te a zabezpecovanim a poskytovanim
infrastruktury, tj. urychluje vyskum
a vyvoj lie¢by, napomaha spolupraci,
zlepsuje starostlivost o pacientov a na-
pomaha podpore ,pripravenosti kli-
nického vyskumu” na medzinarodnej
drovni.

TREAT-NMD vznikla ako ,siet excelent-
nosti’, financovana Eurépskou Uniou,
ktorej poslanie je ,pretvorit a Struktu-
ralizovat vyskumné prostredie” v ne-
uromuskularnej oblasti. Siet sa stala
globalnou organizaciou, ktord spdja
veducich $pecialistov, skupiny pacien-
tov a predstavitelov farmaceutického
priemyslu za Ucelom vyvoja liecby
v nasledujucich rokoch.

Ak chcete vediet viac o témach, name-
toch a problematikach, ktorym sa siet
TREAT-NMD venuje, TREAT-NMD vy-
tvorila brozdru s prehlfadom vsetkych
tychto aktivit. Tuto brozdru si mézete
precitat alebo stiahnut na:
http://www.treat-nmd.eu/userfiles/
file/TREAT-NMD_brochure.pdf

Sprava z medzinarodnej konferen-
cie v Bruseli na tému, Prekonavanie
prekazokvtranslatnejmedicine pre
dedi¢né nervovosvalové ochorenia”

Konferencia v Bruseli, ktord sa uskutoc-
nila v drioch od 17. do 19. novembra
2009, bola velmi Uspesna. Zucastnilo
sa na nej 350 zastupcov z viac ako 30
krajin. Pocas konferencie sa na réznych
zasadnutiach diskutovalo o réznych
témach. Medzi zastupcami sa rozvirili
rozsiahle debaty, ktoré pokracovali aj
dlho po tom, ako sa zasadnutie skon-
¢ilo. Dr. GUnter Scheuerbrandt, bioche-
mik z Nemecka, napisal z konferencie
suhrnnud spravu, ktord si uz dnes moé-
Zete stiahnut. Nepojedndva o vsetkych
vedeckych detailoch alebo obsahu
diskusii a komunikacie, no snazi sa v nej
v maximalnej miere informovat o tom,
¢o bolo predmetom diskusii v priebe-
hu konferencie. Sprava je dostupna
v angli¢tine, Spaniel¢ine a nemcine.
Kompletnu spravu najdete na:
http://www.treat-nmd.eu/about/
treat-nmd-conference/introduction/

NASTROJ
+VALUE+TOOLKIT"

Nastroj ,Value+ Toolkit” pre pa-
cientske organizacie, tykajuci sa
zmysluplného zaclennovania pacien-
tov-Pacientihodnotiaa prispievaju
k tvorbe politiky, projektov a k pos-
kytovaniu sluzieb



Tento toolkit, urceny pre pacientov
a pacientske organizacie, vznikol ako
vysledok projektu Value+ a je odpove-
dou na rastlce potreby Eurdpskeho
fora pacientov (EPF) a Eurépskej komi-
sie (EK) na podporu vymeny informacif
a skusenostf v sulade s najlepsimi po-
stupmi z overenej praxe pri zacleno-
van( pacientov do projektov EK. EPF je
organizaciou, ktord zastreSuje vietky
eurépske pacientske organizacie v ob-
lasti eurdpskeho verejného zdravia
a zdravotného poradenstva.
Pojem,zaclenovanie pacientov” vo vie-
obecnosti znamena, Ze pacienti sa ak-
tivne podielaju na aktivitdch a rozhod-
nutiach, ktoré ich nejakym spdsobom
ovplyvnia, prave vdaka ich specifickym
vedomostiam a sklsenostiam z pozicie
pacienta. Osobitnou ¢rtou Value+ to-
olkit-u je to, Ze zac¢lefiovanie pacientov
skumali a vyhodnocovali prave samot-
ni pacienti a nie akademici.

Tento toolkit bol napisany hlavne pre
tie organizacie, ktoré chcu poZiadat
o financovanie ich vlastnych projektov,
alebo spolupracovat s inymi partnermi
na navrhoch financovania EK. Niektoré
problematiky z tohto toolkit-u budu
rovnako ndpomocné aj projektovym
koordindtorom alebo inym osobam,
zodpovednym za organizovanie zacle-
novania pacientov.

Hlavné ciele tohto toolkit-u su:

B Podpora organizacii pacientov pri
ich zmysluplnom zacleriovani, ob-
zvl&st do projektov financovanych
EKv polohe projektovych lidrov

alebo partnerov. Tym by sa mohli
zvysitich kompetencie v rdmci
organizacie a nasledne by mohla
organizacia rozsirit ich aktivity a bu-
dovat ich schopnosti.

B Poskytnut informdcie o najlepsich
postupoch z overenej praxe pri
zaclenovani pacientov.

B Poskytnut model zmysluplného za-
¢lenovania pacientov do projektoy,
a sposob vyhodnocovania zaclerio-
vania v sulade s modelom.

B Podporit planovanie zaclenovania
pacientov od samého zaciatku
projektu.

B Podporit vyhodnocovanie kvality
a vplyvu zaclenovania pacientov.

W Vysvetlit, preco su niektoré proble-
matiky pre pacientov dolezitejsie
akoiné, a na zdklade toho sa budu
projektovi koordinatori, lekari atd.
sUstredovat na planovanie zacleno-
vania pacientov prave v suvislosti
s tymito témami.

Képiu si mozete stiahnut na interneto-
vej stranke Eurdpskeho fora pacientov:
http://www.eu-patient.eu/Initatives-
Policy/Projects/ValuePlus/Resources/
Value-Resources/

UCAST ORGANIZACII
PACIENTOV V SIETI
TREAT-NMD

Potrebujeme Vasu pomoc pri revizii
Toolkit-u na tému ,Ako zakladat ex-
pertné centrd”



Pocas diskusii s niekolkymi organiza-
ciami a predstavitelmi pacientov zis-
tilo ENMC, Ze v niektorych krajinach
neexistuju expertné centra, pricom
pacienti sami poznamenali, Ze by ich
velmi potrebovali.

Aj vy mbzete napomodct a podnie-
tit zalozenie expertného central
V' niektorych krajinach je potrebna
velkd davka vytrvalosti, aby ste sa vo-
bec dostali do kontaktu s lekarmi ale-
bo vedcami. A navyse potom musite
dufat, Ze Vas budu brat vazne. V mi-
nulostisa na organizacie nazeralo ako
na skupiny ludf trpiacich ochorenim,
ktori ale neboli velmi prinosni pre
vedu alebo medicinsky vyvoj. Dnes je
ale vietko inak a pacientske organi-
zacie sa stali skupinami fudi, ktorf vel-
mi dobre vedia ¢o chcu, a ktori maju
naozaj dostatok vedomosti o ich
chorobach a maju aj dost skusenosti.
Tieto vedomosti a skusenosti, ktory-
mi disponuju pacientske organizacie,
nesmu byt odignorované a musia sa
VyuZzit.

No ¢o sa da robit, ak potrebujete
dobru lekarsku starostlivost a liecbu,
a vo Vasej krajine sa o Vasu chorobu
skutoc¢ne zaujima len niekolko lekd-
rov a Specialistov?!?

V toolkit-e ,Ako zakladat expertné
centrd” sa ENMC zameriava na pod-
poru pacientskych organizacii pri
zakladani takychto expertnych cen-
tier v niekolkych krajindch. No na to,
aby mohol vzniknut takyto toolkit,
je dobré mat informacie a spatnu

vdzbu aj od Vas. Ak mate zaujem o re-
viziu toolkit-u, na ktorom momental-
ne pracujeme, dajte nam prosim ve-
diet. Privitame akékolvek informécie
anazory.

V pripade zaujmu nas prosim kontak-
tujte na:
schoneveldvanderlinde@enmc.org
Potom, ako dostaneme V&3 mail, Vam
posleme predbeznu verziu toolkit-u
aVly urobite reviziu.

CiSLO JESEN 2010

PREKLADY PRIRUCKY
PRE RODINY PACIENTOV
S DUCHENNEOVOU
SVALOVOU DYSTROFIOU
(DMD) A STANDARDY
STAROSTLIVOSTI PRE
SPINALNU SVALOVU
ATROFIU (SMA)

Priruc¢ka pre rodiny pacientov

s Duchenneovou svalovou dys-
trofiou je dostupnad v niekolkych
jazykovych verziach

Vdaka spoloc¢nému Usiliu niekolkych
pacientskych organizacif ludi so sva-
lovou dystrofiou a ,Sieti excelentnos-
ti" TREAT-NMD sa podarilo vytvorit
prirucku pre rodiny, ktord sa zaklada
na dvojdielnom ¢lanku o konsenze
s nazvom Diagnostikovanie a sta-
rostlivost pri Duchenneovej svalovej



dystrofii, uverejnenom v ¢asopise Lan-
cet Neurology. Dufame, Ze tohto sprie-
vodcu, ktory sa méze vyuzit tak samo-
statne, ako aj s akademickym ¢lankom,
vyuZzivaju pacienti a ich rodinni prislus-
nici v spolupraci s oSetrovatelmi za
Ucelom prispdsobenia ich Specifickych
potrieb.

Prirucka pre rodiny, ktorad bola vyhoto-
vena vo viacerych formatoch, uz exis-
tuje v angli¢tine, bulharcine, rumunci-
ne, Spanielcine a turectine.

Coskoro bude dostupné v arabcine,
¢instine (mandarincine), ¢estine, danci-
ne, holandcine, perzstine, fincine, fran-
cuzstine,nemcine, gréctine, madarcine,
japoncine, portugalcine, rustine, slovin-
¢ine, Svédcine, tamilcine, ukrajincine.
Siet TREAT-NMD by chcela zabezpecit,
aby bola prirucka prelozena aj do dal-
sich jazykov.

Prirucku pre rodiny pacientov s Du-
chenneovou svalovou dystrofiou
(DMD) mozete ndjst na:
http://www.treat-nmd.eu/patients/
DMD/familyguide/

Dostupné preklady Standardov
starostlivosti pre spinalnu svalovu
atrofiu (SMA)

Uplné dohodnuté znenie Standardov
starostlivosti pre spinalnu svalovu atro-
fiu (SMA) vzniklo s pomocou Medzina-
rodnej komisie pre Standardy starost-
livosti (SCC). SCC vzniklo v roku 2005
s cielom vytvorit praktické smernice
pre klinickd starostlivost o pacientov
so SMA. Dvanasti stéli ¢lenovia komisie

pracovali na danej problematike spolu
so Sestdesiatimi odbornikmi v oblasti
SMA. Dohodu sa podarilo dosiahnut
v niekolkych oblastiach, tykajucich sa
obvyklych zdravotnych problémov pri
SMA, stratégii pre diagnostikovanie,
odporucani pre hodnotenie a monito-
rovanie zdravotného stavu a odporuca-
ni pre lekarske zakroky v kazdej oblasti
starostlivosti.

Standardy starostlivosti pre SMA su
dostupné v: polstine, holandcine, ta-
lianc¢ine, turectine, angli¢tine, nemci-
ne, rustine, bulharcine, cestine, srbcine,
portugal¢ine, francuzstine. Coskoro
budu dostupné v slovincine.

Siet TREAT-NMD by chcela zabezpecit,
aby bola priruc¢ka prelozend aj do dal-
sichjazykov.

Standardly starostlivosti pre SMA méze-
te najst na: http://www.treat-nmd.eu/
patients/DMD/SMA/sma-care

V pripade, Ze ste ochotni prelozit pri-
rucku do Vasho jazyka, prosim kontak-
tujte nas na:

Sunil Rodger (CARE-NMD):
sunil.rodger@newcastle.ac.uk

Maryze Schoneveld van der Linde
(TREAT-NMD):
schoneveldvanderlinde@enmc.org

Nova priru¢ka na pomoc profesio-
nalnym lekdrom pri zac¢lerovani
pacientov do vyskumného procesu

Biomedicinske vyskumné centrum Na-
rodného institutu pre vyskum v oblas-
ti zdravia napreduje. Londyn uverejnil



novu prirucku napomoc vyskumnikom
pri zac¢lenovani uzivatelov do vyskumu.
Podrobna prirucka vznikla s ciefom
pomoct  vyskumnikom  pri efektiv-
nom zaclefiovani pacientov, opatro-
vatelov, ¢lenov rodiny a zdruzeni pa-
cientov a charitativnych spolkov do
jednotlivych etdp vyskumu, ktoré su
nasledovné:

- Spracovanie grantovych prihldsok

- Ndvrh ariadenie vyskumu

- Vykonanie vyskumu

- Analyza vyskumnych ddt

- Propagdcia/rozsirenie zisteni a vysled-
kov vyskumu

Prirucka popisuje ako mézu uzivatelia
napomoct v kazdom kroku vyskumné-
ho procesu, ktorym problematikdm
sa venovat a akym spdsobom moézu
vyskumnici zahrnut aj uzivatelov. Su-
Castou su aj pripadové studie prikla-
dov z celej krajiny, kde bolo zaclene-
nie uzivatela do vyskumného procesu
nesmiernym prinosom pre samotny
vyskum.

Sophie Aucklandovd, manazérka zacle-
novania uzivatelov v Biomedicinskom
vyskumnom centre, ktord je aj autor-
kou prirucky, hovorf:

,Medicina nemdZe napredovat bez pa-
cientov a zdravych dobrovolnikov, ktori
st ochotni podielat sa na Studidch. Pred-
sa len sa velmi casto stdva, Ze tieto skupi-
ny nie st prizvané, aby sa vyjadrili k tomu,
ktory vyskum je prioritny, ako sa vedie
studia, alebo aké otdzky sa kladu. Moze
to viest k tomu, Ze sa doleZité problémy
pacientov pri vypracovdvani grantovych

Ziadosti alebo materidlov pre ndbor, pri
projektovani Studii alebo zverejriovani
vysledkov, jednoducho prehliadnu.”

, Verim, ze tdto jednoduchd prirucka spre-
hladni proces zacleriovania uZivatelov
do vyskumného procesu komukolvek, kto
je zapojeny do jeho realizdcie a povzbudf
vyskumnikov, aby zacleriovali do svojho
vyskumu pacientov, opatrovatelov, Cle-
nov rodiny a zdruzenia pacientov.”

Doktor David King, riaditel, Centralnej
riadiacej jednotky (Central Commissio-
ning Facility, CCF) priNarodnom Ustave
pre medicinsky vyskum (National In-
stitute for Healthcare Research, NIHR),
ktord riadi pre NIHR viaceré projekty,
hovorf:

,NIHR chce, aby boli pacienti a verejnost
zacleriovani do vsetkych etdp vyskumu.
Napriklad, aby sa podielali na vytvdrani
a stanoveni priorit a pripomienkovani
pldnov vyskumu tam, kde je to vhodné.
Zaclenovanie pacientov a verejnosti (PPI)
zvysi doleZitost prdce vsetkych biomedi-
cinskych vyskumnych centier a jednotiek
NIHR, kedZe sa Corazviac ukazuje, Ze PPl je
vyhrou. Vlyhrou tak pre pacientov, ako aj
pre vyskumnikov. Tdto novd prirucka pre
pracovnikov vyskumu vyrazne zvysi PPl
v NIHR, hlavne v oblasti experimentdlnej
mediciny. Zacleriovanie uZivatelov, ako
aj inych BRC (Biomedicinske vyskumné
centrum - Biomedical Research Centre)
a BRU (Biomedicinska vyskumnd jednot-
ka - Biomedical Research Unit), vnimam
ako velmi pozitivny jav a tesim sa na dal-
Sie zacleriovanie pacientov a uZivatelov
dovyskumu.”



Ak chcete ziskat kopiu dokumentu ,Za-
Clenovanie uzivatelov do vyskumného
procesu: Prirucka ,ako na to" pre vy-
skumnikov” (,Involving users in the re-
search process: A 'how to' guide for re-
searchers”), kontaktujte nas e-mailom
na: sophie.auckland@gstt.nhs.uk

Tato prirucka doplha materidly ur¢ené
pre pacientov, verejnost a vyskumni-
kov, ktoré uz boli publikované zo strany
BRC a obsahovali aj zapajanie uZivate-
lov do vyskumu.

Vyjadrite sa k lekarskemu vysku-
mu”: Ako sa mozu pacienti a verejnost
zapojit do vyskumu - je brozirka ur-
¢end pre pacientov a siroku verejnost
a poskytuje zékladné informacie o tom,
ako sa zapojit do vyskumného procesu.
Existuju aj dva dalsie letaciky pre pra-
covnikov vyskumu:

~Zapajanie pacientov a verejnosti
do lekarskeho vyskumu“: Uvod, na-
bor a podpora ludi za Uc¢elom ich za-
¢lenenia do vyskumu. Pre ziskanie kopif
véetkych tychto letdkov stacf kontakto-
vat: sophie.auckland@gstt.nhs.uk, ale-
bo siich mdZete stiahnut na:
www.biomedicalresearchcentre.org

NOVINKY VO VYSKUME

Velka skuska MD-NET ukazala, ze
cyklosporin A nema Ziaden pozitiv-
ny vplyv na Duchenneovu svalovu
atrofiu, no rovnako poukazal na do6-
lezitost a uskuto¢nitelnost nahod-
nych kontrolovanych skusok v ob-
lasti vzacnych ochoreni.

Tento mesiac bol v Lancet Neurology
zverejneny 36-mesacny prieskum v ob-
lasti Ucinkov cyklosporinu A, tak samo-
statne, ako aj v obcasnej kombinacii
s prednizonom, pre liecbu ambulant-
nych pacientov s DMD. Napriek tomu,
7e skuska nenasdla dokaz o pozitivnych
ucinkoch liecby, je to predsa len dole-
zity milnik v skdskach v oblasti DMD,
ktory dokazuje, ze v Uzkej spolupraci so
véetkymi zainteresovanymi skupinami
je mozné vykonat vyznamné ndhodné
kontrolované klinické s dostatocnou
Statistickou vypovedacou schopnos-
tou, dokonca aj v pripade vzacnych
ochoreni, akym je aj DMD.

Cyklosporin A patri do skupiny zéklad-
nych imunosupresivnych liekov, ktoré
sa pouzivaju na liecbu mnohych det-
skych imunologickych, ako aj neimu-
nologickych ochoreni, a dva predcha-
dzajuce otvorené skusky poukazuju
na zvysenie svalovej sily u chlapcov
trpiacich DMD po dennom uZivani
cyklosporinu A. Neddvno sa dokazal aj
pozitivny Ucinok liecby malou davkou
cyklosporinu A v dystrofickych my-
siach. Koordina¢ny vyskumnik tohto
experimentu bol Rudolf Korinthenberg
z oddelenia neuropediatrie a svalovych
porich na univerzite vo Freiburgu
(Nemecko).

Skusku finan¢ne podporila nemecka
vldda a pacientska organizacia aktion
benni & co., firma Novartis Pharma po-
skytnutim lieciv pre skdsku a firma De-
utsche Gesellschaft fur Muskelkranke



poskytnutim myometrov. Celkovo bolo
do 36-mesacnej dvojito zaslepenej,
nahodnej, placebom kontrolovanej,
multicentrovej Studie zac¢lenenych 146
pacientov a prebiehala na 11 miestach
v Nemecku, Rakusku a vo Svajciarsku,
ktoré su sucastou Nemeckej siete sva-
lovej dystrofie (German muscular dys-
trophy network, MD-NET). Experiment
dokazal, 7ze cyklosporin-A, tak samo-
statne, ako aj v obcasnej kombinacii
s prednizénom, nezlepsuje svalovu silu
alebo funkené schopnosti u ambulant-
nych chlapcov trpiacich DMD, no je
bezpecny a dobre znasany.

Vysledky pokusov, ktoré dokazujy, Ze
liek nema Ziaden pozitivny vplyv, su sa-
mozrejme obrovskym sklamanim pre
vsetkych, a casto sa prilis nezverejiu-
ju," vysvetluje koordinator Studie Jan-
bernd Kirschner.,No napriek tomu je to
velmi doélezity vysledok, ktory ma velky
vplyv na buduce experimenty v oblasti
DMD a inych vzacnych ochoreni. Tento
vyskum sme uskutoc¢nili z dévodu, ze
predchddzajuce dva experimenty do-
kézali, ze cyklosporin méa pozitivny Uci-
nok na posilhovanie svalstva, a dufali
sme, Ze sa tento Ucinok opat potvrdi.
Namiesto toho sa ukazalo, Ze liek nema
Ziaden vplyv. Tie predchadzajuce skus-
ky boli otvorené studie, co znameng, ze
doktori a pacienti vedeli, Ze budul uzi-
vat tento liek, a pacienti, ktorf ho uzivali,
neboli porovnavani so skupinou, ktora
uzfvala placebo. Nasa studia zastresila
ovela viac chlapcov a ani doktori, ani
pacienti nevedeli, ktory z nich uziva

liek. Fakt, ze sa nedokazal Ziaden pozi-
tivny vplyv len dokazuje, ako velmi je
dolezité, aby sa viedli tieto nahodné,
placebom kontrolované skusky, kedy-
kolvek sa usilujeme o definitivnu od-
poved o lieku navrhovanom pre liecbu
DMD. S mensim mnozstvom ddkazov
by sme mohli davat nasim chlapcom
trpiacim DMD liek, ktory nema vobec
Ziadny vplyv na ich ochorenie, a ktory
so sebou nesie urcité rizika. Rovnako
dolezité je aj to, Ze sme jasne dokaza-
li, Ze je mozné vykonavat vyznamné
nahodné kontrolované klinické skusky
s dostato¢nou Statistickou Uc¢innostou
dokonca aj v pripade vzacnych ochore-
ni, akym je aj DMD. A to je velmi priazni-
vé pre budlce mozZné terapie a liecby,
ktoré sa budu teraz Studovat.

Tento experiment vsak nesie vyznam-
ny odkaz o uskuto¢nitelnosti skusok
v oblasti vzacnych ochoreni a vzhla-
dom na neustéle sa zvySujuci zaujem
farmaceutickych spolo¢nosti o oblast
vzacnych ochoreni je to aj odkaz velmi
aktualny. No kedZe obchodny zaujem
a finan¢né zdroje mozu byt stale ob-
medzené, je velmi dolezité pozname-
nat, Ze planovanie a realizacia takychto
skusok si vyZzaduje Uzku spolupracu
medzi vyskumnikmi, klinickymilekarmi,
pacientskymi organizaciami, poskyto-
vatelmi verejnych finan¢nych grantov
a partnermi z farmaceutického prie-
myslu. Obrovskym prinosom v tomto
vyskume bola pomoc nemeckej siete
svalovej dystrofie MD-NET a podpo-
ra zo strany pacientskych zdruzeni.



Budlce nadnarodné studie, dokon-
ca aj tie, ktoré prebiehaju s pomocou
sponzorov z farmaceutického prie-
myslu, musia rovnako vyuzivat siete
vyskumnych miest a centier, podporu
pacientskych zdruzeni a rovnako aj po-
moc prevadzkovatelov zoznamov pa-
cientov zddvodu ich ndboru do skusky.

Cely zverejneny ¢lanok je dostupny on-
line na:
http://www.thelancet.com/jour-
nals/laneur/article/PlIS1474-
4422(10)70196-4/

Pre akékolvek dalsie informacie
kontaktujte:

Prof. Rudolf Korinthenberg: rudolf.ko-
rinthenberg@uniklinik-freiburg.de

Dr. Janbernd Kirschner: janbernd.kir-
schner@uniklinik-freiburg.de

KONFERENCIA V BRAZILII

Budovanie siete pre vyskum ner-
vovo svalovych ochoreni a pre
starostlivost pri nervovo svalo-
vych ochoreniach v Brazilii: Sprava
zkonferencie

V dnoch od 17. do 19. juna 2009 sa
stretla skupina Specialistov na nervovo
svalové ochorenia s brazilskymi odbor-
nikmi v oblasti starostlivosti o zdravie
a pacientskymi zdruzeniami v nemoc-
nici Sirio-Libanes, v Sao Paule, v Brazi-
lii, za UCelom Ucasti na medzinarodnej
konferencii o nervovosvalovych ocho-
reniach: ,Starostlivost a klinické experi-
menty"”. Priblizne 350 ludi z celej krajiny,

vratane klinickych lekarov, fyziotera-
peutov, poskytovatelov protetickych
pomocok, pacientov a rodin, ako aj Stu-
dentov mediciny zuniverzitv Sao Paule,
sa zUc¢astnilo dvojdnového vedeckého
programu, po ktorom nasledoval den
urceny pre rodiny, kde sa rozoberali no-
vinky vo vyskume pre pacientov a in-
formacie o fyzioterapii a starostlivosti.
Program konferencie zahfnal posled-
né novinky vo vyskume a starostli-
vosti v oblasti DMD a SMA, vratane
zverejnenych medzindrodnych Stan-
dardov starostlivosti pre tieto ocho-
renia. V prezentaciach, ktoré sa tykali
vysledkov merani, registrov pacientoy,
poslednych klinickych experimentov
a Poradného vyboru TREAT-NMD pre
lieciva, bolo neustale citit optimizmus
z bliziaceho sa objavenia liecby nervo-
vosvalovych ochoreni. Zaroven sa viak
zameriavali na mnohé zlozité problé-
my, ktoré je nutné rozlusknut predtym,
ako budu tieto zaujimavé predklinické
vysledky z laboratorif oznacené za sku-
to¢nu lie¢bu dostupnu pre pacientov.
V oblasti, kde vlddne niekedy sklon
k velkému rozruchu a nadseniu pri ne-
preukdzanych lieCebnych postupoch,
ocenili Ucastnici konferencie najma re-
alisticky pristup.

Brazilski re¢nici poukazali na aktudlnu
situdciu v suvislosti so starostlivostou
0 pacientov, pricom vyzdvihli tak pozi-
tivne stranky, ako dostupnost expertizy
a liecby v sulade s medzinarodnymi
standardmi, ako aj vyzvy, vratane ne-
dostatocnej vieobecnej dostupnosti
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genetického diagnostikovania a roz-
dielneho pristupu k starostlivosti v roz-
nych oblastiach Brazilie.

Prezentacie medzindrodnych eurdp-
skych zdruzeni na obhajovanie prav
pacientov UPPMD (United Parent Pro-
ject Muscular Dystrophy) a SMA Euro-
pe slUZili na zdéraznenie doleZitosti
rovnorodého partnerstva medzi klinic-
kymi lekarmi a pacientskymi zdruZenia-
mi a poukdzali na to, ¢o moézu rodicia
a rodiny pacientov dosiahnut spoloc-
nou pracou, zatial ¢o ,den pre rodiny”
bol sam o sebe vyrazne konverza¢na
udalost, ktora bola prilezitostou pre pa-
cientov a rodiny opytat sa brazflskych
a medzindrodnych Specialistov na roz-
ne Specifické informacie o vyskume,
terapiach a starostlivosti. Momentalne
pacientske zdruzenia uvazuju, Ze v na-
sledujucich rokoch zorganizuju dlhsiu
,konferenciu pre rodiny”,

Vedecky program ukoncilo zasadnu-
tie grémia pod vedenim miestneho
organizatora profesora Arnalda Go-
doya, kde sa stretli vladni predstavi-
telia spolocne s klinickymi lekdrmi zo
Specializovanych centier z celej Brazilie
a Argentiny, aby diskutovali o vytvore-
ni brazilskej, ¢i dokonca juhoamerickej
nervovosvalovej siete. Cielom takejto
iniciativy ma byt zlepsenie integracie
do medzinarodnych iniciativ v oblasti
nervovosvalovych ochoreni, priprava
Ucasti v buducich klinickych vysku-
moch a poskytnutie infrastruktury pre
propagaciu informécii, tykajucich sa

nervovosvalovych ochoreni a imple-
mentacia najvhodnejsich prostriedkov
starostlivosti. Vsade bolo citit velky
entuziazmus a odhodlanie Ucastnikov
diskusie a posluchacov, a dokonca
padli uz aj konkrétne navrhy spolu s na-
planovanim dalsieho stretnutia v au-
guste na brazilskom neurologickom
kongrese.

Pre akékolvek dalsie informacie o sa-
motnej konferencii alebo buducich
pldnoch v Brazilii prosim kontaktujte
profesora Arnalda Godoya na
arnaldogodoy@uol.com.br.

RUSKA JARNA SKOLA

Prva ,Ruska jarna skola o myolégii”
zacinaodbornéskoleniapreruskych
Specialistov v oblasti zdravia

V obdobi od 17. do 20. méja sa stretlo
v Petrohrade viac nez 60 ruskych kli-
nickych lekarov, vedcov a odbornikov
z oblasti zdravia so Specializaciou na
nervovosvalové poruchy za Ucelom
aktualizacie najnovsich poznatkov ty-
kajucich sa diagnostiky, Standardov
starostlivosti, klinickej starostlivosti pri
priznakoch ochorenia a vyvoja liecby.
Stvordriovy zaskolovaci kurz, pome-
novany ,Prva jarna skola o myologii,
zorganizovala siet TREAT-NMD a ENMC
v spolupraci s univerzitou v Petrohra-
de, AFM a GAOORDI, organizaciou za-
streSujucou rodi¢ov postihnutych deti
v Petrohrade.



Za posledné desatrocia sa v oblasti vy-
voja diagnostikovania a potencidlnej
liecby mnohych nervovosvalovych
tazkosti dosiahol zna¢ny pokrok a pre
mnohych klinickych lekdrov, ktorych
hlavhym zdujmom je kazdodennd
starostlivost o ich pacientov, je velkou
vyzvou drzat krok s tymito pokrokmi.
KedZe vacsina diagndz patri medzi
vzacne, ¢i dokonca velmi vzacne, na-
rodna a medzinarodna spolupraca me-
dzi,svalovymicentrami” je nevyhnutna
pre zabezpelenie rychleho prenosu
tychto pokrokov do nemocnic a klinik.
Preto bolo hlavnou myslienkou Prvej
jarnej skoly o myoldgii spustit zaskolo-
vaci kurz v style myologickych letnych
skol, ktoré sa pravidelne kazdoroc¢ne
organizuju v Londyne a PariZi, a nie len
poskytnut aktudlne informécie tykaju-
ce sa roznych aspektov myoldgie, no
takisto zlepsit vytvdranie siete a komu-
nikaciu medzi jednotlivymi svalovymi
centrami a disciplinami, tak v rdmci
Ruska, ako aj medzi Ruskom a inymi
krajinami.

Vedecky vybor, ktory pozostaval z klinic-
kych lekdrov z Ruska, Franctzska a Spo-
jeného kralovstva, pripravil stimulacny
program s prednaskami, ktoré poskytli
celkovy nahlad na Siroké spektrum taz-
kosti, vratane svalovych dystrofii, meta-
bolickych a z&palovych myopatii a ne-
uropatii. Jednotlivé témy prezentovali
odborni klinicki lekari z Ruska a inych
eurdpskych krajin a boli zéroven pri-
leZitostou pre ruskych Ucastnikov po-
rovnat ich standardy diagnostikovania

a klinickej starostlivosti v ramci ich kra-
jiny alebo na medzindrodnej drovni.
Rovnako to bola aj prilezitost na to, aby
poukazali na problémy, ktorym celia
na urovni svojich regiénov. Dospelo
sa k dohode, 7e multidisciplindrny tim
je zakladom pre pacientoy, aby sa im
venovala najlepsia mozna starostlivost,
a tym pred|Zila o¢akavana dizka Zivota
a kvalita ich Zivota. Déraz sa klddol na
zlepSenie Standardov diagnostikova-
nia, hlavne s ohladom na tvorbu regis-
trov pacientov a rozvoj personalizova-
nej (resp. individualizovanej) mediciny.
Velmi pozitivnou skidsenostou bolo aj
partnerstvo so zdruzenim pacientov
GAQORDI a pocas celého kurzu sa ne-
ustale zdoéraznovala potreba spolupra-
ce medzi lekarmi a pacientmi.

Prednasky prebiehali bud v rustine
alebo v angli¢tine, s pomocou perfekt-
nych simultdnnych timo¢nikov, vdaka
¢omu sa zabezpecilo, Ze sa ziadne in-
formécie pri preklade ,nestratili” Na za-
ver kazdého dna predstavil jeden rusky
klinicky lekar pripadovu studiu spolu
s pacientom, ktory sa na kurze priamo
zUcastnil a nasledne sa viedla ziva dis-
kusia, vdaka ktorej si mohli experti vy-
menit svoje poznatky a skisenosti.
Odozva na kurz je ohromna a dufame,
7e v nasledujucich rokoch sa,Jarna sko-
lao myoldgii” stane sucastou klinickych
skoleni v oblasti nervovosvalovych
pordch v Rusku. Sme velmi radi, ze uz
dnes sa dohaduje druhy kurz, ktory sa
uskuto¢ni buduci rok v Moskve.



WORKSHOP PRACOVNE)J
SKUPINY TREAT-MND -
HLAS PACIENTA

Workshop pracovnej skupiny TRAT-
NMD - Hlas pacienta o zac¢lernovani
pacientov a zdruzeni pacientov do
siete TREAT-NMD

V dnoch 15. a 16. septembra 2010 sa
v Mildne uskutoc¢nil workshop pracov-
nej skupiny TREAT-MND Hlas pacienta”
pod zastitou Eurdpskeho neuromusku-
larneho centra (European Neuromuscu-
lar Centre, ENMC), ktory bol spojeny
s konferenciou Eurépskej aliancie orga-
nizacii muskularych dystrofikov (Eu-
ropean Alliance of Muscular Dystrophy
Associations, FAMDA) a zaskolovacim
kurzom pre lekarov.

Spociatku bol workshop TREAT-NMD
naplanovany na koniec aprila v Dansku,
no musel byt zruseny kvoli erupciam
sopky na lslande.

Na workshope sa mohli ztcastnit len
pozvani Ucastnici, kedZe rozpocet sa
musel vyuzit ¢o najefektivnejsie. Cie-
lom bolo, aby sa z kazdej krajiny zu-
Castnila aspon jedna reprezentacna
pacientska organizacia. Navstevnici
pochddzali zo 17 pacientskych orga-
nizécii a boli z nasledujucich krajin:
Bieloruska, Chorvatska, Ceskej repub-
liky, Danska, Francizska, Madarska, Ta-
lianska, Litvy, Rumunska, Ruska, Srbska,
Slovinska, Holandska, Turecka, Ukrajiny,
Spojeného kralovstva, Spojenych sta-
tov americkych.

KedZe do TREAT-NMD bolo zaradenych
viacero pacientskych organizacii vobec
po prvy krat, prezentacie sa tykali mno-
hych prebiehajucich aktivit v ramci
siete. Je nesmierne dolezité, ze vietky
strany (pacientske organizacie, farma-
ceuticky priemysel, vedecki pracovnici)
v sieti TREAT-NMD navzijom spolu-
pracuju a su rovnocennymi partnermi.
Aktivna Ucast pacientskych organizacif
v procese rozhodovania je rozhodne
nevyhnutna pokial ide o aktivity, ktoré
sa ich priamo tykaju, ako napr. registre
pacientov, prostriedky na hodnotenie
klinickych vysledkov, ktoré su obrazom
kazdodenného Zivota fudi s nervo-
vosvalovym ochorenim, diskusie s re-
gulacnymi dradmi atd. Aby sme ziskali
zakladné informacie o Ucastnikoch,
uskutocnili sa dve sedenia, na ktorych
sa odhalili potreby pacientskych or-
ganizacil a zistilo sa, ktord aktivita pa-
cientskych organizacif je prioritna na to,
aby sa ¢o najviac napomohlo fudom
s nervovosvalovym ochorenim v ich
domovskych krajinach.

Dolezité zavery workshopu boli:

Bl Toto stretnutie bolo velmi prospes-
né pokial ide o naplnenie potreby
zistit, ze ,Hlas pacienta” je naozaj
zmysluplny

Bl Podiel a Ucast organizacil pacientov
je zjavne velmi dolezitd pre rozvoj
myslienok a aktivit buducej ¢innosti
sieti TREAT-NMD

B [udia s nervovosvalovym ochorenim
musia doéraznejsie vyjadrovat svoj
nazor a konat a prejavovat aktivnu



Ucast, aby sa im dostala potrebna sta-
rostlivost a liecba.

Momentélne sa pripravuje kompletna
sprava z workshopu a bude zaslana
vsetkym pacientskym organizaciam.
Bude to predstavovat Zivnu pddu pre
posilnenie vztahov medzi partnermi
TREAT-NMD a poskytne pacientskym
organizacidm moznost vytvorit Siroku
siet TREAT-NMD, kde je o pacientov
dobre postarané a kde su vypocuti.

Pre viac informacif méZete kontaktovat
Maryze Schoneveld van des Linde na
adrese:
schoneveldvanderlinde@enmc.org

ZASKOLOVACIKURZ
V MILANE

Skolenie TREAT-NMD ,priamo na
mieste” v Milane, Taliansko, 16. sep-
tember 2010

Od zaciatku pdsobnosti siete TREA-
T-NMD sa stalo pre ENMC zvykom or-
ganizovat v spolupraci s konferenciou
EAMDA aj skolenie pre Specialistov
pracujucich v oblasti nervovosvalo-
vych ochoreni. Na kurzoch sa vyzdvi-
huju a rozoberaju aktudlne smernice
o klinickej starostlivosti a informacie
o novatorskych aspektoch vyskumu
nervovosvalovych —ochoreni. Tento
ro¢nik Skolenia ,priamo na mieste”
s nazvom ,Multidisciplinarny pri-
stup k nervovosvalovym ochore-
niam: smerom k harmonizovanym

postupom”, usporiadany pod zastitou
profesora Massima Corboa z Milana, Ta-
liansko, a profesora Thomasa Sejersena
7o Stokholmu, Svédsko, sa uskutoénil
v Milane, 16. septembra 2010.

Dopoludnajsie sedenia boli zamerané
na respira¢nu a kardiologicku starost-
livost: respiracna starostlivost u detf
a dospelych, a kardiologické otazky
a prevencia v oblasti nervovosvalovych
pordch. Na zaver dopoludnia sa usku-
toc¢nila diskusia za okrdhlym stolom,
ktord viedla k Zivym diskusiam, kde sa
rozoberali mnohé Standardy a skuse-
nosti zréznych krajin.

Popoludnie bolo venované témam,
ako je rehabilitdcia a kvalita Zivota.
Prednasky na témy,ako pokracovat ale-
bo obnovit funkénost a vysledné opat-
renia pri klinickych skuskach, dotazniky
tykajuce sa kvality Zivota: ako samotné
dotazniky odrdzaju kazdodenny Zivot
a Ucast rodin a poskytovatelov zdra-
votnej starostlivosti na skoleniach o le-
kérskej starostlivosti v kazdodennom
Zivote, viedli odbornici z tychto oblasti,
ktori su zaroven ¢lenmi konzorcia TRE-
AT-NMD, alebo pracuju ako Specialisti
v oblasti starostlivosti o pacientov a kli-
nickych skusok.

Skolenie bolo rovnako aj prileZitostou

na vymenu skusenosti a réznych
pristupov v hlavnych multispecializo-
vanych centrach v Europe a Ucastnici
mali moznost navstivit centrum ino-
vacii NEMO v Milane, Taliansko, ktoré
zacalo svoju prevadzku v roku 2008
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a zameriava sa tak na starostlivost, ako
aj kvalitu Zivota pacientov s nervovo-
svalovym ochorenim.

Cielom organizovania skolenf ,priamo
na mieste” pod zastitou TREAT-NMD -
v tomto pripade v spojeni s konfe-
renciou alebo stratnutim o nervovo
svalovych ochoreniach - je ponuknut
sirokému publiku z krajin zo strednej
a vychodnej Eurdpy prilezitost zUcast-
nit sa za nizku cenu skoleni vedenych
Specialistami  z oblasti nervovosva-
lovych ochoreni. Experti cestuju do
tychto krajin, aby sa stretli s ¢o najvac-
$im poctom ich predstavitelov, ktorf sa
zaujimaju o nervovosvalové ochorenia.
Ucinnost tohto pristupu opat potvrdili
pocas tohto zaskolovacieho kurzu po-
sluchaci, neurolégovia pre dospelych
a deti a odbornici v oblasti genetiky.
Celkom sa tu skolilo 22 Ucastnikov zo
7 roznych krajin (Chorvatsko, Ceska re-
publika, Taliansko, Polsko, Rumunsko,
Srbsko a Slovinsko).

Ucastnici na zaver vyplnili dotaznik na
zhodnotenie prinosu tohto Skolenia
,priamo na mieste” pre posluchacov.
Tento typ skolenia je povazovany ako
velmi Uspesny, mnohi velmi pozitivne
ohodnotili dobru az vynikajucu vedec-
ku droven a zdielanie skisenosti medzi
krajinami (diskusia za okrihlym stolom).
Rozny Ucastnici vyjadrili zdujem o spo-
lupracu s TREAT-NMD pri organizovani
podobnych udalostivich domovskych
krajinach.

VEREJNE KONZULTACIE
TREAT-NMD

Verejné konzultacie siete
TREAT-NMD

Od 3. septembra do 1. oktdbra 2010
prebiehala konzultdcia medzi vietkymi
aktérmi a stranami zainteresovanymi
v TREAT-NMD. Této konzultacia bola
zorganizovana preto, aby napomohla
v definovani buducich aktivit, riadenia
a struktdrfinancovaniaamechanizmov,
ktoré su dostupné pre siet TREAT-NMD.
Zamerom bolo najst aktivity, ktoré by
mali byt uprednosthované (resp. pri-
oritné) a zaclenené do buducej Siete,
ako aj moznosti riadenia Struktur, zacle-
novania aktérov a eventudlne modely
financovania.

Odozva na konzultaciu bola velmivelka
s globdlnym dosahom a cez online do-
taznik bolo doruc¢enych 430 odpovedi.
I5lo o informacie od sikromnych osob,
vedeckych pracovnikov, klinickych le-
karov, predstavitelov farmaceutického
priemyslu, financujlcich a pacient-
skych organizacii. Vac¢sina responden-
tov suhlasila s tym, Ze siet TREAT-NMD
dosiahla od zaciatku pdsobenia za 3 a7
5 rokov velké Uspechy, no rovnako pri-
pomenuli, Ze je nadalej potrebné usilo-
vat sa o dalsiu integraciu relevantnych
skupin, a ze buduce financovanie bude
hlavnou problematikou, ktorej bude
Siet ¢elit na konci financovania Eurép-
skou komisiou v decembri 2011,



Najviac odporucani spomedzi aktivit
TREAT-NMD - viac ako 90% respon-
dentov ju oznacilo za top prioritu TRE-
AT-NMD, dostalo podporovanie medzi-
narodnej spoluprace pri zdielani dat,
skdsenosti a pri rozvoji harmonizova-
nych nastrojov a protokolov.

Toto potvrdenie toho, ¢o mdbze
TREAT-NMD priniest komunite fudi so
zaujmom o nervovo svalové ochorenia,
uznava zakladnu Ulohu TREAT-NMD
a tiez potvrdzuje klucové postavenie,
ktoré mdze siet TREAT-NMD komunite
v buducnosti priniest.

Reakcie na iné, dnes prebiehajuce ak-
tivity, ktoré by mali patrit v budlcnos-
ti medzi hlavné priority TREAT-NMD,
zahfnali biobanking, Poradny vybor
TREAT-NMD pre lieciva (Advisory Com-
mitee for Therapeutics, TACT), podpo-
ra klinickych vyskumov cez Klinické
vyskumné koordina¢né centrum (Cli-
nical Trial Coordination Centre, CTCQ),
Register vyskumnych miest a centier
starostlivosti (Care and trial site registry,
CTSR), registre pacientov, vysledky me-
rani, Standardy starostlivosti a diagnozy,
a udrZzanie komunikacnej infrastruktu-
ry cez internetovu stranku a prostred-
nictvom bulletinu.

Niektoré aktivity boli zadefinované ako
druhoradé ¢o do priorit pre buducnost
TREAT-NMD. Medzi tieto patria rozvi-
janie konsenzu na zvieracich mode-
loch, neuromyologické osnovy, ako aj
poskytnutie fora pre socidlne a etické
otazky.

Respondenti rovnako vyjadrili podpo-
ru pri rozsirovani zaberu TREAT-NMD
nainé ochorenia, skupiny a organizacie,
ako aj iné krajiny, hlavne rozvojové kra-
jiny. Toto zostava aj nadalej Ulohou su-
Casnej Siete a bude to znamenat vyraz-
ny prinos pre buducu stratégiu Siete.

Vsetky dokumenty, tykajuce sa verejnej
konzultacie, vratane dorucenych od-
povedi, su dostupné na stranke TREAT-
NMD www.treat-nmd.eu/Consultation.

OTAZKY NA ETICKU
RADU (PROJECT ETHICS
COUNCIL, PEC)

Nepreukazana lie¢ba kmenovymi
bunkami

Otazka: Prisiel za mnou jeden z mo-
jich pacientov so svalovou dystrofiou
a chcel, aby som rychlo nakontaktoval
jedno centrum v Cine. Bol dost rozru-
seny, pretoze sa dozvedel, Ze toto cen-
trum ponuka lie¢bu svalovej dystrofie
vstrekovanim/vpichnutim kmenovych
buniek. Predtym, ako sa rozhodne vy-
cestovat tam, ho zaujimal mdj néazor
na celu zaleZitost. Liecba (implantacia
6-tich kmenov buniek za 25 dni) sto-
ji 26300 doldrov, mimo nakladov na
cestovanie a ubytovanie. Vyrazilo mi
to dych. Neviem, ¢i ste o tomto neho-
raznom sarlatanstve, ktoré sa praktizuje
v Cine, nieco poculi. Ako mam poradit
svojmu pacientovi?



Odpoved: Toto je velmi aktualna a zlo-
7itd problematika, pri ktorej sa vynara
otazka nezavislosti pacienta, paterna-
lizmu, globdlnej kontroly, nadeji a roz-
ruchu okolo novych biotechnolégif.
Pacienti, alebo rodicia mladych pa-
cientov, predstavuju nepochybne po-
tencidlnych spotrebitelov v rdmci glo-
balizovaného trhu. Existuje moZnost
nakupovat liecbu” alebo terapie” aj za
hranicami, bez ohladu na narodnu re-
gulaciu a kontrolu kvality.

Predsa len ide o ,predaj bez zaruky"
(maj sa na pozore nakupca) a etické za-
sady na ,trhovisku” sa nemoézu rovnat
etickym zasadam na klinikach, pretoze
[udia v polohe pacientov su obzvlast
zranitelni. Ak rodicia/pacienti nakupia
produkty, ktoré su priamo dostupné
spotrebitelovi, alebo priamo vycestuju
do centier, ktoré zabezpecuju ,liecbu’,
tak potom maju casto Ulohu spotre-
bitela a obchadzaju zaruky, ktoré im
poskytuje konzultacia u ich lekédra. Tym
padom sa ocitnu v zranitelnej pozicii,
pretoze poskytovatelia ,tovarov a slu-
Zieb" nie sU povinni chranit zaujmy
a dobro pacienta rovnakym spésobom,
ako ich chrdnia ich vlastni klinicki leka-
ri. V pripade, Ze sa veci nebudu vyvijat
tak ako treba, bude nesmierne narocné
narokovat si u tychto poskytovatelov
akukolvek zdkonne vynutitelnd povin-
nost poskytnut starostlivost. platné po-
vinnost klinickych lekarov je v prvom
rade neubliZit a snazit sa o dobro, no
tdto mordlna povinnost nemusi pla-
tit aj pri problematickych a spornych
klinikdch. Tym nechceme povedat, Ze

neinformovany rodi¢/pacient nema
pravo na vyber a rozhodnutia, ktoré su
bezpecné, vhodné a ktoré mdzu byt
eventualne aj prinosom. Chceme tym
len zdéraznit, Ze ich potreby musia byt
v rovnovahe s klinickym paternaliz-
mom a nezavislostou,spotrebitela”.

Poznanie je zakladnym kfucom k au-
tonémii. Nevyhnutnou podmienkou

samostatného vyberu je to, aby boli ro-
dic¢ia/pacientischopniposudit aktudlny
stav svojich vedomosti. Potencial liecby,
resp. terapii zaloZzenych na kmenovych

bunkach, je velmi medializovany, no

okrem pouZitia hematopoetickych

kmenovych buniek v oblasti rakoviny,
liecba embryondlnymi kmenovymi

bunkami nebola doposial nikde na sve-
te dostatocne vedecky otestovana.
Terapia somatickymi kmernovymi bun-
kami v kontexte nervovosvalového

ochorenia je rovnako v rannom $tadiu

vyvoja. Napriek tomu niektorf rodicia

vyuzivaju,liecbu kmenovymi bunkami”
pre svoje deti, ktoré trpia nervovosvalo-
vym ochorenim, pricom si myslia,,Ze by
to mohlo fungovat”. Problém je, Ze za-
tial ¢o u niektorych jednotlivcov mohli

nastat nejaké pokroky, Ziadna z tychto

klinfk nedisponuje vedecky potvrdeny-
mi vysledkami zlepsenia. Navyse, nikto

neinformuje pacienta o moznych nega-
tivnych (resp. neZiaducich) dc¢inkoch pri

vstrekovanikmenovych buniek: pravde-
podobne su vietky bunky rychlo usmr-
tené pacientovym vlastnymimunitnym

systémom, kedZe sa sl¢asne neuZivaju

Ziadne imunosupresivne lieky.



OTAZKY NA PROJECT
ETHICS COUNCIL (PEC)

Ak sa v kombinacii pouzivaju aj lieky na
potlacenie viastnej imunity, hroz riziko,
7e kmenové bunky spdsobia rakoviny,
ako sa to ukdzalo v pripade mysi, u kto-
rych bola zdmerne potlacend imunita.
Ked sa uz pacienti/rodicia rozhodnu
podstupit toto riziko, mali by byt mi-
nimalne pred zacatim akéhokolvek
zasahu informovani o vsetkych hrozia-
cich rizikach. VyuZivanie zasahu, kde
nepozname rizika, alebo sa o nich ne-
informujeme, a bez dékazu o Ucinnosti
takéhoto zdkroku, moéze viest prave
k ,neuvazenému” vyberu, ktory nie je
podloZzeny dostatkom informécii. To uz
ani tak nie je neuvazeny vyber, no slepa
dovera.

V pripadoch, kde rodi¢ urobi takéto
rozhodnutie za dieta, je proces este
komplikovanejsi. Samozrejme rodicia
konaju vzdy v zaujme svojich deti, aby
im ¢o najviac pomohli, no ak budu ro-
dic¢ia lahkym ter¢om dezinformdcii zo
strany organizacii, ktoré kladu svoje
obchodné zaujmy nad bezpecnost pa-
cienta a jeho benefit, nebudu schopni
triezvo posudit, ¢o je v zdujme dietata
a ¢o je pre neho najlepsie. Prave preto
sa siet TREAT-NMD pokusa poskytnut
jasné, presné a aktudlne informacie
o stave inovacnych terapif a lieCby ner-
vovosvalovych ochorent.

Pri- vyvijani inovacnych terapii sa rizi-
ku nevyhneme. Riziko je Standardne

ovladdané pomocou starostlivo navrh-
nutej studie, ktord je zameranda na zni-
Zenie rizika, a mnozstva situdcii, v kto-
rych mézu byt pacienti tomuto riziku
vystaveni. V- momente, ked inovacné
terapie obchéddzaju takéto kontrolova-
né postupy a ked chybaju pisomné za-
pisy, je nemozné riziko vyhodnotit. Pa-
cienti by sa mali opytat ¢i centra, ktoré
ponukaju liecbu, postupuju podla sta-
rostlivo navrhnutého klinického vysku-
mu, alebo ¢i ponukaju plne regulované
a licencované terapie, zaloZzené na pre-
chadzajucom vyskume. Jeden z testov
déveryhodnosti centra je dostupnost
doékazov o vyskume, ktory podporuje
danu liecbu alebo experiment, zverej-
neny v naleZite odborne hodnotenych
odbornych ¢asopisoch.

Dalsim klu¢ovym ukazovatelom pre
pacienta — spotrebitela je preto stano-
vit, ¢i zasah bol, alebo je, vyhodnoteny
klinickym experimentom. Takéto po-
sUdenie si vyzaduje odborné znalosti
a dobry pristup k akademickej literatu-
re. Pre vacsinu fudi bude toto naro¢na
otdzka a zase sa tu vynaraju dalsie ob-
medzenia pre nezavislost spotrebitela.

Dalsou zarukou bezpecnosti pre ,spot-
rebitela” je opatovne sa ubezpecit, ze
zasah, ktory sa poskytuje, je pristupny
prislusnému regulatorovi na kontrolu.
V mnohych krajindch su klinické vysku-
my prisne regulované a monitorované
lekdrske produkty musia byt doklad-
ne otestované a schvalené pred ich
samotnym predajom. Tieto regulac-
né systémy su vybornou zarukou pre



pacientov a zahffaju sucinnost s me-

dzinarodne schvélenymi etickymi $tan-

dardami, ako napr. Helsinska deklaracia,

Smernice CIOMS/WHO, ako aj sulad

s narodnymi zakonmi a nariadeniami.

Zatial ¢o krajiny ako Cina berd potrebu

regulacie velmi vazne, musime podo-

tknut, Ze mnohé krajiny eSte nedosiahli
eurépsky Standard a to predstavuje
riziko pre zahrani¢nych spotrebitelov.

Cinske organy vydali smernice, aby sa

vyhli nespravnym klinickym postupom.

UpInu verziu najdete na: http://www.

newscientist.com/article/dn17725-

china-cracks-down-on-stem-cell-tou-
rism.html

Zavery: Eticka rada TREAT-NMD by po-

nukla nasledujuce zavery:

B Rodicia a pacienti by mali prekonzul-
tovat akukolvek novd moznu lie¢bu,
o ktorej uvazujy, so svojim vlastnym
lekarom.

B Mali by od jednotlivych centier, kto-
ré ponukaju ,zézra¢nu liecbu’, po-
Zadovat najvyssiu Uroven dokazov,
vratane obozndmenia so vsetkymi
rizikami a vedlajsimi tcinkami.

B Mali by si ddvat pozor na akékolvek
tvrdenia o lie¢be zaloZenej na ,kme-
novych bunkach”a poziadat o dokaz
vyskumu, ktory je podkladom pre
takéto tvrdenie. Nepovazovat za do-
kaz a nespoliehat sa na noviny alebo
svedectva pacientov.

B TREAT-NMD by mala povzbudit legi-
timne partnerstva s centrami, ktoré
vyVvijaju nové terapie, aby tak zdielali
Standardy a spravne postupy vo vy-
skume a liecbe.

TREAT-NMD zverejiiuje dalsie informa-
cie a poskytuje poradenstvo na tuto
tému na: http://www.treat-nmd.eu/
patients/stemcells/stemcells/

POSLITE NAM VASE
NOVINKY A NAZORY

Vyzyvame KAZDEHO, aby sa stal ¢le-
nom TREAT-NMD, a aby posielal svoje
vlastné novinky a aktualizécie. Velmi
radiich zahrnieme do buddcich vydani
bulletinu.

Poslite ndm prosim Vasu ziadost o ¢len-
stvo a/alebo prispevky pre tento infor-
macny bulletin TREAT-NMD a adresujte
ich Maryze Schoneveld van der Linde
na e-mailovd adresu:
schoneveldvanderlinde@enmc.org

Pre potreby OMD v SR zabezpecila dob-
rovolnicky preklad z anglictiny:
Daniela Chrenkovad



