Celem sieci TREAT-NMD (Europejska
Sie¢ Badawcza - Diagnostyka i
Leczenie Choréb Nerwowo-
Miesniowych, ang. Translational
Research in  Europe for the
Assessment and  Treatment  of
Neuromuscular Diseases )  jest
poprawa standardow opieki i
opracowanie nowych metod leczenia
pacjentow z chorobami nerwowo-
miesniowymi.

taczgc 21 organizacji z 11 krajow
Europy, pierwsza tego rodzaju "sie¢
doskonatosci", finansowana przez Unie
Europejska, jednoczy dziatania
przodujgcych europejskich
specjalistow. Partnerami w sieci sg
takze organizacje pacjentow i ich
rodzin oraz przedstawiciele przemystu
farmaceutycznego.

INSERM U827 przewodzi od stycznia
2007 sieci rejestrow pacjentow, ktora
zyskata juz sSwiatowe uznanie jako
modelowe rozwigzanie. W 2008 r. do
inicjatywy tej przytagczyty sie inne kraje
(Australia, Kanada, Czechy, Polska,
Portugalia, Japonia, Ukraina, USA), co
pozwala na utworzenie rejestrow
pacjentow o swiatowym zasiegu.
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Rejestry pacjentéow z dystrofig
miesniowa Duchenne’a/Beckera i
rdzeniowym zanikiem miesni
tworzone w ramach TREAT-NMD
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Cel
Celem utworzenia rejestréw w ramach
TREAT-NMD jest ocena mozliwosci
przeprowadzenia i zaplanowanie préb
klinicznych dla pacjentéw 2z dystrofig
miesniowag Duchenne'a/Beckera i
rdzeniowym zanikiem miesni.

Koniecznosé miedzynarodowej
wspotpracy wynika z potrzeby
zgromadzenia odpowiedniej liczby
pacjentow  spetniajgcych  wymagane
kryteria genetyczne [ kliniczne.
Przyjety model dziatania postuzy do
tworzenia rejestrow pacjentow z bardzo
rzadkimi chorobami jakimi sg schorzenia
nerwowo-miesniowe.

Co to jest rejestr pacjentow utworzony
w ramach TREAT-NMD?

Rejestr pacjentdéw jest zbiorem informacji
0 pacjentach chorych na te samg
chorobe.

Celem utworzenia rejestrow w
poszczegdélnych krajach jest zebranie
informacji o wiekszosci pacjentow z
danego kraju. Zadaniem kuratorow jest
dopilnowanie, by zbierane dane mialy
najwyzszg jakos¢. Zakodowane dane sg
nastepnie przekazywane do $Swiatowego
(paneuropefe{dej) rejsestru pacjentow.
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Kto moze sie zarejestrowac?

Celem utworzenia rejestru pacjentow w
ramach TREAT-NMD jest zarejestrowanie
wszystkich osdb mieszkajgcych w Europie, u
ktérych potwierdzono dystrofie miesniowg
Duchenne'a/ Beckera lub rdzeniowy zanik
miesni przez wykrycie nieprawidtowosci w
genie odpowiedzialnym za dang chorobe (gen
DMD w przypadku dystrofii mie$niowej
Duchenne'a/Beckera lub gen SMN w
przypadku rdzeniowego zaniku miesni -SMA).
Dane od uczestnika programu (pacjenta lub
prawnego  przedstawiciela) mogg  byé
bezposrednio  zapisane przez samego
uczestnika przez wypetnienie “formularza
osobistego zgtoszenia". Dane mogg by¢ takze
zapisane przez klinicyste i/lub genetyka przez
wypetnienie "formularza zgltoszenia przez
lekarza". W niektérych krajach zgtoszenia
mogg by¢ przyjmowane obiema drogami
(zgtoszenie osobiste i przez lekarza).

Co zawierajarejestry pacjentow ?
Rejestry tworzone w ramach TREAT-NMD
zawierajg informacje konieczne (brak tych
danych wyklucza pacjenta z rejestru) i
informacje dodatkowe, ktérych
dostarczenie jest bardzo pozadane.
Informacje konieczne obejmujg zakodowany
identyfikator, rozpoznanie, defekt
genetyczny, opis stanu  ruchowego,
informacje dotyczace  operacji skoliozy,
terapii sterydowej (tylko w przypadku DMD)
i potykania (tylko w przypadku SMA).
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Jak sg zabezpieczone dane?

Dane dotyczgce pacjentow sg
wprowadzane do rejestru zgodnie z
prawem narodowym i miedzynarodowym
(dyrektywa Komisji Europejskiej 96/46EC
zawarta w deklaracji helsinskiej).

Dane dotyczgce pacjentéw sg
wprowadzane do rejestru ha podstawie
zgody wyrazonej przez nich Ilub ich
prawnych  przedstawicieli  ($wiadoma
zgoda pacjenta).

Kazdy pacjent ma dostep do swoich
danych za posrednictwem krajowego
rejestru.

Dane przekazywane z krajowego rejestru
do swiatowego (europejskiej) rejestru sg
anonimowe i kodowane w sposob
odwracalny.

Kto bedzie korzystac zrejstrow
danych?

Uprawnieni lekarze — specjalisci

i pracownicy naukowi majg dostep do
anonimowych danych, o ile realizowany
przez nich projekt jest zgodny z celami
TREAT-NMD i uzyskat aprobate komitetu
nadzorujgcego tworzenie Swiatowej bazy

danych.
L
\/ Jﬁgﬁlgmaly}\lework




