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Eine einmalige Mdoglichkelt

EU Aufruf zur Antragstellung:
“Network of Excellence” sollen
Therapiemdoglichkeiten far
neuromuskulare Erkrankungen
verbessern

« “Langerfristige Neustrukturierung
der Forschung” um
Harmonisierung zu erreichen

* Antragstellung federfihrend
durch die Universitat Newcastle
(Straub und Bushby)

o 21 Partner, 5 Jahre Forderung,
10 Mio € fur Infrastruktur

* Beginn der Forderung am
1.1.2007
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TREAT-NMD Koordinationszentrale

TREAT-NMD: a network of

Newsletter Archive

Partners
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TREAT-NM Accelerating treatments

M Neuromuscul lar Network for neuromuscular disease:
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www.treat-nmd.eu
Email; info@treat-nmd.eu

T @ mermet [Foow -

»Integration und Harmonisierung
»Langfristige Finanzierung
»Netzwerk ICT Infrastruktur
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TREAT-NMD Aktivitaten sollen Infrastrukturen schaffen, um
den Weg vom Labor zu klinischen Studien zu beschleunigen

o Standardisierung von
Tiermodellen

* Protokolle fur die molekulare
Diagnostik
* Produktion, Toxikologie and

Methoden zur systemischen
Verabreichung

 Klinische Studien

 Behandlungsstandards
(“Standards of Care”)

« Patientenregister und
Biobanken

»Integration von Patientenorganisationen
» Ethik
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Voraussetzung fur klinische Studien: einheitliche
Behandlungsstandards
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TREAT-NMD Accelerating treatment:

Neuromuscular Network for neuromuscular disease,

[Keyword Search Standards of care for spinal muscular atrophy

| Home TREAT-NMD has been working with the authors of the recently published

- - - consensus statement on care for patients with spinal muscular atrophy to
] | news standards of care | (rasto yeoru ‘summary factsheets based on the full published document, A
D TREAT-NMD working group is continuing to develop the standards for care on

SMA in areas such as physical and occupational therapy, orthopaedics,

|About Us nutrition and psychosocial implications. We will be looking for volunteers from
amongst the partners and others to help with the generation of these further

Behandlu ng herauszuarbeiten e

We are very interested in talking vith patients and clinicians about these

|Mt = and suggestions for their futur Fyoutre
= interested, please email the TREAT-NMD team at info@ireat-nmd.eu. 4
- - L] |mtamsumbznks
= Um gleiche Bedingungen fur
|JobDDDDmmM
Ve believe tis crucial to have this type of nformation about standards of care available in patients' and clinicians'

|1,a."."g Opportunities native languages, and we are therefore in the process of transiating it into a number of languages with the
generous help of muliingual staff within the TREAT-NMD network and colleagues from patient organisations. T you

aln . .
| Link to us are interested in translating our factsheets into your language for hosting on our website, please contact the
TREAT-NMD team at info@treat-nmd.eu - we'd love to hear from you!
| Partner Login

Translations that are currently in progress include: Folish, Dutch, Italian, Turkish and Slovenian

Document downloads
Individusl factshests are available for doumload, along with the original "Consensus Statement for Standard of Care

in Spinal Muscular Atrophy”.

= FUr die politische Lobbyarbeit e -

o Wie? ] I I X

" Entwicklung eines Konsens Diese Aktivitat wird vom Karolinska

= “Cochrane” Institut geleitet, in Zusammenarbeit
mit dem ICC und CDC
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SMA “standards of care”

2007 wurde von TREAT-NMD in Zusammenarbeit mit dem ICC flir SMA
eine fur medizinische Laien verstandliche Version des “Consensus
Statement for Standard of Care in Spinal Muscular Atrophy” erstellt

In diesem Dokument werden Empfehlungen ausgesprochen zu den
folgenden Themen: klinische Diagnose, Atmung,
Gastrointestinaltrakt/Erndhrung, orthopadische
Versorgung/Rehabilitation und palliative Massnahmen

Die TREAT-NMD Version wurde in mehrere Sprachen tbersetzt und als
elektronisches Dokument veroffentlicht (Deutsch: Frau Schwersenz)

Eine gedruckte, deutsche Version wird zusammen von TREAT-NMD
und der DGM verdffentlicht
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Voraussetzung fur klinische Studien:

Studienzentren und Studienkoordination -~ MR-NET

* Universitat Freiburg (MD-NET)

 Geplanter Service:
= Projekt und Datenmanagement
= Monitoring
= Studienassistenz
= Training
= Bioinformatik
= |dentifizierung von Studienzentren
= Beratung zu EU-Richtlinien
= EMEA/FDA Kontakte
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“CTCC Feasibility Questionnaire”:
Identifizierung von Studienzentren

Stand Marz 2008:

» 95 Zentren sind registriert
e aus 27Landern

* mindestens 56 Zentren
haben bereits Erfahrung mit
der Durchfiihrung klinischer
Studien

Sites per country (Total = 95)

eeeee

omania i
Slovenia .n"; "r

France (8)

T Awstia (1)
—

\\ Brazil (1)
Sweden (1)
Australia (3)

" [czech Republic (1)

| Croatia(1)
~

“{Paland (1))
Switzerland (&) usam)[
[Tumey @)~
[Hungary )]

@ Germany (12) ® France (6) © Bulgaria (1) « Austria (1) @ Brazil (1) © Sweden (1) © Australia (3) ® Czech Republic (1) ® Canada (5)
® . Macedonia (1) ® Belgium (2} @ Croatia (1) ® Poland (1) ® LISA{11) ® Hungary (2) ® Turkey (2) ® Switzerland (6) @ Metherlands {2)
Cltaly (7)o ® UKC(21) @ Israel (1) © India (2) @ Ukraine (1) ® Slovenia (1) ® Romania (1) ® Spain (1) ® Algeria (1)
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“CTCC Feasibility Questionnaire”:
Patientenpopulation insgesamt
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Children (2-11 years) with DMD per country (Total = 1814)

Overall Patient Population e

Chitdran {2:11 years) with SMA I or )l per country (Fotal = §75)

—] is (19)
e N [ (]

- \\\:\t_nain r24)f
. \\\\_cmalla (]
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= !
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czech republic (25)

Diseases

|Ilnfants and Taddlers (0-2) O Children (2-11) B Adolescents (12-17) W Adults (=1 ?)|
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Eine weitere Voraussetzung fur klinische Studien:
Patientenregister

» Vortelle fur registrierte Patienten

= [nformationen Gber Behandlungsstandards und neue
Entwicklungen in der klinischen Forschung

= Geflhl, nicht alleine mit der Diagnose zu sein
= Aktuelle Informationen Uber neue Studien
= Verbindung zur Wissenschatft

e Vortelle fur die Industrie

= Erleichterter Zugang zu Patienten
= Genaue Vorstellung tber die Anzahl Betroffener
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DMD — CsA

Immunsuppressive Therapy with Duchenne muscular dystrophy
Record of randomisation of patlents In DMD compared to Intended number of patlents
Actual date: 15.02.2007

Number of
Patlents
160

150 Due t randomlsaL?n of 150 patlents In 3 years ——r
140-| Intended numbe atients = P,
Actual number of patlents = 153

o A MID-NEET
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Patientenregister: Ziele

Klinische Studien:
Durchfuhrbarkeit, Planung, Rekrutierung von Patienten

Forschung:

Epidemiologie; Genotyp-Phanotyp; naturlicher Verlauf der
Erkrankung; Einflussfaktoren; Therapienerfolg

Gesundheitssystem:

Planung, Bereitstellung von Hilfsmitteln und
Medizinprodukten

Politik:
Lobbyarbeit, Forschungsforderung




N
Working together to accelerate treatments for Neuromuscular Disorders - N TRGHT N N\ D
The TREAT-NMD model -

Neuromuscular Network

14

Patientenregister: Inhalt

Die abgefragten Daten sollten:

einfach zu beantworten und nicht zu umfangreich
aber trotzdem von Nutzen sein
International einheitlich sein

standardisiert sein, um eine elektronische Auswertung zu
ermaoglichen:

- Listen von Antwortmadglichkeiten
- limitierter Freitext

Flexibel genug, um unterschiedliche Arten der
Datensammlung zu ermoglichen: “Professional report”,
“Patient report”
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Mandator
items

(Y
S TREAT-NMD
e MNeuromuscular Network

Global
database
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SMA Patientenregister: Inhalt des Fragebogens

Teil 1: diese Fragen missen vollstandig beantwortet werden

 Name, Geburtsdatum, Adresse

» Genetik

 derzeit beste motorische Leistung

* beste motorische Leistung, die jemals erreicht werden konnte
 Rollstuhlpflichtigkeit

 Magensonde

» Skoliose-OP



N
Working together to accelerate treatments for Neuromuscular Disorders - N TRGHT N N\ D
The TREAT-NMD model -

Neuromuscular Network

17

SMA Patientenregister: Inhalt des Fragebogens

Teil 2: diese Fragen mussen nicht vollstandig beantwortet
werden

» weitere Betroffene in der Familie

e Beatmung (invasiv/nicht-invasiv)

 aktueller FVC-Wert

* Registrierung in anderem Register

« SMN2-Kopienzahl (als Tell des genet. Befundes)
 Einteilung in eine SMA-Untergruppe
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SMA-Patientenregister: optionale Daten/Module

o Verfugbarkeit von Biomaterial in einer Biobank

* Andere funktionelle Kriterien/“outcome measures”
o Lebensqualitat

 Behandlungsstandards

e So0zio-Okonomische Folgen der Erkrankung

o Zusatzliche Module sollen im Laufe des Projekts
ausgearbeitet und zugeschaltet werden!



N
Working together to accelerate treatments for Neuromuscular Disorders - - TREHT NMD
The TREAT-NMD model -

Neuromuscular Network

19

AR A Registrierung - Patientenregister - TREAT-NMD = |

58]

it w X II“  https:/ fwww.treat-nmd.de/register/enrolment/index.html

r
™
Neuromuscular Network
Registrierung
I Allgemeines Bitte fiillen Sie dieses Formular aus und klicken Sie anschlieBend auf den Knopf ,Fortfahren”, um ein Benutzerkonto fiir das
Patientenregister zu erstellen. Mit einem einzigen Benutzerkonto kdnnen Sie eine oder auch mehrere Personen, dber deren
I Registrierung Sorgerecht Sie verfigen, als Patienten in das Register aufnehmen - also beispielsweise sich selbst oder Thre Kinder.
| Aioilining Falls Sie bereits (ber ein Benutzerkonto verfilgen und beispielsweise einen weiteren Patienten eintragen méchten, miissen
Sie dieses Formular nicht noch einmal ausfiillen, sondern sich lediglich dber das Anmeldefarmulzr mit Threm bereits
I Hilfe gewdhlten Benutzernamen identifiizieren.
I iR a s it Personliche Daten
!
Bitte geben Sie hier in jedem Fall Thre eigenan Daten ein, auch wenn Sie gar nicht sich selbst, sondern beispielsweise Ihr
Kind als Patienten eintragen machten. In einem spateren Schritt kénnen Sie bei Bedarf dessen Namen eintragen. Beachten
Sie aber, dass Sie Uber das Sorgerecht des Patienten verfligen missen.
Vorname Nachname
|Hanns | Mustermann
Geburtsdatum  Beispiel: 19.3.1967
119.3.1967
Geschlecht
@ mannlich
) weiblich L
v

4
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"® 606 Meuen Patienten hinzufiigen - Patientenregister - TREAT-NMD =)

w @ A II" { hurps:/ fwww.treat-nmed.de/ register-dev/new_patient/index.html &

TREAT-NMD

Neuromuscular Network

Startseite Neuen Patienten hinzufiigen

Kontaktdaten Bitte geben Sie an, wer als Patient in das Register aufgenommen werden soll. Falls Sie selbst der Patient sind, werden Ihr
Mame, Geburtsdatum und Geschiecht aus der Registrierung Gbernommen. Andemnfalls werden Sie im nachsten Schritt nach
Patientendaten diesen Daten gefragt.

Beziehung zur Patientin/zum Patienten
) Ich bin selbst der Patient
) Die Patientin/der Patient ist mein leibliches Kind

Benutzerkonto

Allgemeines

ilfe ) Die Patientin/der Patient ist nicht mein leibliches Kind, aber ich bin ihr/sein gesetzlicher Vertreter
Kontakt aufnehmen Register, in das die Patientin/der Patient aufgenommen werden soll
) Duchenne- und Becker-Muskeldystrophie
Sie sind unter dem ® Spinale Muskelatraphie
Benutzernamen
hanns_mustermann
angemeldet, =% Fortfahren ¥ Abbrechen

Abmuelden
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Einverstandniserkldrung - Patientenregister - TREAT-NMD =
@ w XK II” { https:/ /www.treat-nmd.deregister-dev/ patient/consent.htm?patientld=1&cid=21 &~
&
N} i
Neuromuscular Network
Startseite Einverstindniserklarung
| Kontaktdaten Uber den unten stehenden Link kinnen Sie die Einversténdniserklarung als PDF-Datei abrufen. Bitte drucken Sie sie aus,
lesen sie sorgfaltig durch und schicken sie unterschrieben an uns. Sie kiinnen sie entweder per Post oder per Fax
Patientendaten schicken; unsere Adresse und Faxnummer stehen auf der ersten Seite des Dokuments.
Berntarkaite Im nachsten Schritt werden Sie nach dem genetischen Befund gefragt; diesen kénnen Sie selbstverstandlich auch
zusammen mit der Einverstandniserkldrung an uns senden.
| Allgemeines Wir empfehlen Thnen, einen zweiten Ausdruck der Einverstandniserklarung zu Thren Unterlagen zu nehmen, Sie kénnen sie
aber auch spéter jederzeit hier noch einmal abrufen. Falls Sie die Datei auf Threm Computer speichern michten, klicken Sie
| Hilfe mit der rechten Maustaste auf den Link und wahlen Sie ,Ziel speichern unter”.
Kontakt aufnehmen P Einverstandniserkiarung (PDF, 66 KiB, offnet in einem neuen Fenster)
bl
W Diese PDF-Datei kdnnen Sie z.B. mit dem Programm ,Adobe Reader” &ffnen, das auf den meisten Computer bereits
ggsm:}ngt;;ﬁﬂn vorhanden ist und automatisch gestartet wird. Bej Bedarf kiinnen Sie das Programm (ber die Website von Adobe kostenlos
hanns_mustermann herunterladen.
angemeldet. Sie kéinnen mit der Registrierung gleich fortfahren, auch wenn Thre EinverstdndniserkiGrung noch nicht bei uns eingetroffen
Abmelden ist. Allerdings werden Ihre Daten erst dann weiterverarbeitet, wenn uns das unterschriebene Dokument vorliegt.
=3 Fortfahren ¥ Abbrechen
!

S
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TREAT-NMD

MNeuromuscular Network

Klinikum der Universitat Minchen Mustermann, Manuela *19.3.1997
Friedrich-Baur-Institut 1: 1
TREAT-NMD-Patientenregister 200E-03-27T16:38:11401:00

80336 Minchen NI
Deutschland

Einverstandniserklarung

Bitte drucken Sie diese Einverstandniserkldrung aus, lesen sie sorgfdltig durch und schicken sie
unterschrieben an uns zurdck. Sie kénnen sie entweder per Post an die oben stehende Adresse
schicken oder per Fax an folgende Nummer:

Fax: 089 5160-7402

Falls Sie das Dokument per Post schicken, vergessen Sie bitte nicht Ihre Absenderadresse zu
vermerken. Bitte behalten Sie auch ein Exemplar dieser Einverstandniserkldrung fr Ihre Unterlagen.
Patient: Manuela Mustermann, *19.3.1997

Vater: Hanns Mustermann, *19.3.1967

Projekt: Deutsches DMD- und SMA-Patientenregister im Rahmen van TREAT-NMD

=10 HT T T B L}
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(GHSHG] Fragebogen (Teil 1) - Patientenregister - TREAT-NMD = |
w w II" { https://www.treat-nmd.de/register-dev/patient/questions_1.htmi?patientid=1 & =
. &
‘ Startseite I Fragebogen (Teil 1) -
| Kontaktdaten Diese Seite enthalt den ersten Teil der Fragen zu Manuelas Gesundheitszustand. Bitte beantworten Sie alle Fragen auf
dieser Seite, da alle Angaben notwendig sind, um Manuelas Daten in das europdische Register einzutragen. Wenn Sie
I Patientendaten jedoch eine Information momentan nicht parat haben, belassen Sie die Antwort zunachst auf , Keine Angabe” und fahren
Sie mit den anderen Fragen fort; die fehlende Antwort kéinnen Sie dann spater nachtragen. m
| Benutzerkonto st b _ ; : s i ; rpr : :
Sie kdnnen jeweils nur eine der maglichen Antwort auswahlen. Falls keine der angegebenen Maglichkeiten genau zutrifft, |
| Aligemeines wiéhlen Sie einfach die Antwort aus, die am Ehesten passt. |
| Wenn Sie fertig sind, klicken Sie unten auf den Knopf ,Speichern”. I
Hilfe
Was ist Manuelas Diagnose laut ihres behandelnden Arztes? |
| Btk auimeiaman ) Spinale Muskelatrophie (SMA) I
) Andere Erkrankung |
Sie sind unter dem f®) Keine Angabe |
Benutzernamen |
T“;Enﬂxttf”m““ Was ist die beste motorische Leistung, die Manuela derzeit erbringen kann? |
i : Die motorische Leistung beschreibt die Fahigkeit einer Person, den eigenen Kdrper zu bewegen oder zu halten. Frei sitzen |
Alnimian bedeutet hier, dass der Betroffene fiir einige Minuten ohne die Hilfe einer anderen Person ader einer Sitzhilfe (etwa einer |
Stuhllehne, eines Korsetts oder einer Schiene) sitzen kann. le

) Sie kann derzeit laufen (mit ader ohne Hilfe)

' Sie kann derzeit nicht laufen, aber frei, also ohne Hilfe, sitzen
| Sie kann derzeit weder laufen noch frei sitzen

& Keine Angabe

Q0Q

Was war die beste motorische Leistung, die Manuela jemals erbringen konnte?

In dieser Frage geht es nicht um die momentane Situation, sondern um den Zeitraum, in dem sich Manuela am Besten
bewegen konnte. Was war damals ihre beste motorische Leistung? Bitte geben Sie ggf. auch das Alter an, in dem
Manuelalaufen bzw. sitzen konnte.

_ Sie konnte laufen {mit oder ohne Hilfe)

) Sie konnte nie laufen, aber frei, also ohne Hilfe, sitzen
T Sie konnte nie laufen und auch nie frei sitzen

® Keine Angabe

Dies war moglich ab dem Alter von | Jahren und Monaten bis zum Alter von Jahren und | Monaten.
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w w x II“ { https:/ fwww.treat-nmd.de register-dev/ patient/questions_2.htm?patientld=1 &~

Wird Manuela derzeit invasiv beatmet?

JInvasive Beatmung” bedeutet, dass die Patientin/der Patient mit einem Luftréhrenschnitt (auch Tracheotomie genannt)
operiert werden musste, um diese Beatmungsmaschine benutzen zu kiéinnen. Diese Form der Beatmung kann ebenfalls 24
pro Tag oder auch fir einige Stunden am Tag benutzt werden.

Sie benutzt derzeit keine invasive Beatmung.
Sie wird derzeit fir einige Stunden am Tag oder nachts invasiv beatmet
' Sie wird derzeit immer, also 24 Stunden pro Tag, invasiv beatmet
® Keine Angabe
Dies ist der Fall seit dem Alter von Jahren und Monaten.

)
™
L
—,

Was ist das Ergebnis von Manuelas aktuellster Lungenfunktionspriifung?

Um Manuelas Atemfunktion zu Gberpriifen, wurde méglicherweise eine Lungenfunktionspriifung durchgefiihrt. Einer der
Werte, die bel einem solchen Test gemessen wird, ist die forcierte Vitalkapazitit (FVC, fir das englische ,forced vital
capacity”). Um diesen Wert zu messen, muss ein Patient so tief wie méglich einatmen und dann ganz ausatmen. Die PVC ist
das Volumen der Ausatemluft. Da dieses Volumen vom Alter, Geschlecht, Gewicht und GraBe abhangig ist, wird sie mit dem
Wert verglichen, den man bei einem entsprechenden gesundan Mensch erwarten wiirde. Daraus ergibt sich eine
Prozentzahl, die uns hier interessiert. Falls keine Lungenfunktionsprifung durchgefiihrt wurde oder Sie das Ergebnis nicht
kennen, lassen Sie das Feld einfach leer.

Forcierte Vitalkapazitat (FVC) im Sitzen oder Stehen
T

Datum der Untersuchung, falls bekannt Beispial: 27.1.2008

I1st Manuela schon in einer anderen SMA-Datenbank registriert?

Unser Anliegen ist es, internationale SMA-Patientenregister miteinander zu harmanisieren und die Daten in eine europdische,
und vielleicht zukinftig globale, Datenbank einzuspeisen. Deshalb wollen wir sicherstellen, dass Patienten nicht aus
Versehen zweimal einer von mehreren Registern benutzten Datenbank auftauchen. Falls Manuela schon in einer anderen
SMA-Datenbank registriert ist, werden wir priifen, ob das in dieser Hinsicht ein Problem darstellt und Sie bei Bedarf auch
kantaktieren. Bitte fahren Sie also in jedem Fall mit Ihrer Registrierung hier fort.

[ International SMA Registry (Indiana University)
! Richard Finkel's SMA survey
Anderes Register

E———————————a
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(GHSHG] Patientendaten - Patientenregister - TREAT-NMD = |
w w II" { https:/ fwww.treat-nmd.de/ register-dev/patient/index htmi?cid=25 & 1=
[— _. — y — = —r-
= &
I Kontakt aufnehmen Persdnliche Daten P
Vorname: Manueia
Sie sind unter dem Nachname: Mustermann
E““ﬁf—‘fﬂagﬂ Geburtsdatum: 19.3.1997
nnE_miustermann i
angemeldat, Geschlecht: weiblich
Abmsidan Register: Spinale Muskelatrophie

Bitte kontaktieren Sie uns, falls eine dieser Angaben nicht stimmt.

Einverstandniserklarung

Thre unterschriebene Einverstndniserkidrung ist noch nicht bei uns eingetroffen. Klicken Sie auf den Knopf T
LAnzeigen”, um weitere Informationen zu erhalten und das Dokument bei Bedarf nochmals abzurufen. |
Anzeigen :
; I
Genetlscher Befund |
Manuelas genetischer Befund ist noch nicht bei uns eingetroffen. Klicken Sie auf den Knopf  Anzeigen” um I
mehr Infarmationen zu erhalten. |
Anzeigen :
_ |
Fragebogen (Tell 1) |
J Der erste Teil von Manuelas Fragebogen ist vollstdndig. Klicken Sie auf ,Bearbeiten” um die Daten einzusehen |
und ggf. zu aktualisieren. |
1

.

Bearbeiten

Fragebogen (Tell 2}

Im zweiten Teil des Fragebogens geht es um weitere Informationen, die zwar riicht zwingend erforderlich, aber
1 sehr hilfreich sind. Wir bitten Sie daher, auch diese Daten einzugeben und aktuell zu halten; klicken Sie dazu
7 auf den Knopf ,Bearbeiten”.

Bearbeiten ~
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sammeln in den einzelnen Landern die Daten

- von medizinischem Personal (Genetiker, Neuropadiater, etc)
- von den Patienten (“self-report”)

Genetik: Mutationen des SMN1 Gens & SMN2 Kopienzahl
(“international mutation nomenclature”: einheitlicher Standard)

Uberprifung der genetischen & klinischen Daten, um eine
hohe Qualitat der Daten sicherzustellen
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Aktueller Stand (April 2008)

(N

~ TREAT-NMD

Neuromuscular Network

assoziierte
Register:

Australien
Kanada
Japan
USA
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Nationale TREAT-NMD Patientenregister fur
SMA & DMD (Stand Mai 2008)

SMA and DMD national registries

s @ @ » 20 Lander aus aller Welt planen derzeit
E.E.E den Aufbau von TREAT-NMD Registern fur
s = = Patienten mit DMD/BMD und SMA
_Illl
_== f Pati_en(;elll aus Lan_dﬁr_n,lgie _nicht auf dieser

1o iste sind, kbnnen sich in Registern
—.......... !E eintragen, die das “self-report” System
_ﬂﬂ verwenden (z.B. UK, Deutschland)
_ﬂﬂ _ _ o _
_-- > Pgtlente_n sollten sich nur in einem dieser

ey @ @ Register eintragen
N A RS

Ukraine p—
L [=]=

www.treat-nmd.eu/registries/patients
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Beispiele fur bereits aktive, nationale TREAT-NMD

Reqister fur DMD & SMA (Mai 2008)
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prCe— BRArapcku CaiiT 3a HEBPOMYCKYIHM 3360NABaHMA

oot el (03) ca

e, NacheACTRGHN WA npWROGNTR 3aG0nABaNHR Ha

- nepuchepuaTa wapana cacrena u nyceyTe.

[OMarHOCTHUMPaHETO W neuenmero Ha HM3 wsucksa

psacronun cxin

KOOAWNADHNTE yCHAWA Wa exAn OT cReuManWcTH,

5an03HaTH € Hali-OGPHTE NPAKTHKN B CBOATA 0GNACT.

OcHoBeH NapTHHOp Ha X0pa C HM3 W CneuwanucTh ca

RaunenTciTe oprannzatm.

Bxon
Usermama YcnewnoTo npoyuBane Ha MeXaHNIMNTE Ha BLIHMKBANHE
—_— W WauwwsTe 33 noanuaBaWe a HM3 3asMcH oT
KoopawnWpawsTe  ycwnus  Wa  Wauwowanwo  w ||
EEE MeXaYHAPORHO HHBO.
in

Toaw calt uenw Aa WHGOPMMPA naumeHTH, TexuwTe

) cemeiicrsa  u  samnrepecosamn cnewnanwcrw, aa

RoAnoMara ChBMECTHHTE Hi FPINKH 32 XOpa C HM3.
Cunpukar

Website der
tschechischen und
slowakischen
DMD/BMD
Register

/DVD/DD prtak: Project | The CentralDatabase of Caech DMD/GD Muscular Dystraphy Patients ~Windows Intesnet _ioix
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Fragen zu beantworten,vie 2.5. noch Erironkungen in er b
werden andere AKtvtsten im Rehmen von TREAT-IIMD, wie 2.5, die Evaluaton der Behandungsstandards nerhels
Europes, unerstitzt,

DMD- und SMA-Register fiir Deutschland

Wit Unterstitzung der skion berni & co. .. und der Tniiative g uid
Therepi fur SHMA” ird derzeit am Fisdrich-Baur-Tnstut, Kiikum der Universitst
Minchen, das deutsche Registe fur Fatisnten m Duchenne- und Becks
Muskeldystrophie souie Spinaler Muskelarophis umgesetat. In Kurze veerdn sich
damit Fatienten Uber d und einen 1
konnen. Sie konnen sich cann auch jederzeic wiecer anmalden um fhra Daten
elnzusehen und zu aktualseran. Dis Sicherheit und Vertrauichet allr persariichen
Daten uird dabel durch modemste Technik gewshrieistat

Sobald das deutsche Patientenregister einsazbertt st inden Sie an dieser Stelle alle
Informationen zur Regisrierung,

T o @ o -,

Website der
deutschen
DMD
und SMA
Register
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www.sma-register.de

@ il www.treat-nmd.eu/registries
{ J www.treat-nmd.de

register@treat-nmd.de

. MD-NET

Marcel Kiel, IT Dr. Sarah Baumeister

Simone Thiele
Kuratorin der deutschen Register
Ansprechpartnerin fur Patienten
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Rechtliche und ethische Vereinbarungen

 Feed-Back fur die Patienten

e Widerrufsrecht

* Einverstandniserklarung
 Pseudonymisierung der Daten
 Regelmafige Aktualisierung der Daten

Die TREAT-NMD Register verpflichten sich dazu, diese
Vereinbarungen zu befolgen, die in der ,TREAT-NMD
registry charter” festgehalten sind
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Zugang zu den Daten durch Dritte

T«
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Global

database

]

TREAT-NMD

| ocal Ethics Board <=== (Qyersight Committee

Approval

Approval

Third parties
(industry, academia)
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TREAT-NMD “Network in Action”

Partner aus der Industrie sind sehr interessiert, aber vor allem auch direkt
beteiligt, an den Forschungsaktivitaten von TREAT-NMD:

» Studiendesign

e Zugang zu definierten Patientengruppen
o praklinische Tests

* Produktion von Therapeutika

Zusammenarbeit besteht mit;

PTC Therapeutics Trophos
Acceleron Pharma Prosensa
AVI BioPharm Santhera
Summit Genethon
Genosafe
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FUr mehr Informationen...
www.treat-nmd.eu - ANewcastle

Hanns.Lochmuller@ncl.ac.uk




