Miejsce: Wirtualne Spotkanie na Zoom

Tytut: 254" Miedzynarodowy Warsztaty ENMC: Utworzenie europejskiej sieci w celu
zainicjowania europejskiego gromadzenia danych wraz z opracowaniem i udostepnianiem
wytycznych dotyczacych leczenia dorostych pacjentéw z SMADate: 28 January, 29 January, 30
January 2022

Organizatorzy: Prof. Pascal Laforét (Francja), Prof. Elena Pegoraro (Wtochy), Prof. Ludo van der
Pol (Holandia) i Prof. Maggie Walter (Niemcy).

Uczestnicy: Shahram Attarian (Francja), Bart Bartels (Holandia), Kristl Claeys (Belgia), Ana
Ferreiro (Francja), Nathalie Goemans (Belgia), Ksenija Gorni (Szwajcaria), Nicole Gusset
(Szwajcaria), Tim Hagenacker (Niemcy), Victoria Hodgkinson (Kanada), Jan Kirschner (Niemcy),
Andrea Klein (Szwajcaria), Anna Kostera-Pruszczyk (Polska), Hanns Lochmueller (Kanada), Chiara
Marini Bettolo (Wielka Brytania), Eugenio Mercuri (Wtochy), Robert Muni-Lofra (Wielka Brytania),
David Orlikowski (Francja), Laetitia Ouilade (Francja), Constantinos Papadopoulos (Grecja), Helene
Prigent (Francja), Ros Quinlivan (Wielka Brytania), Emmanuelle Salort-Campana (Francja), Valeria
Sansone (Wtochy), Piera Smeriglio (Francja), Rivka Smit (Holandia), Simone Thiele (Niemcy), Ben
Tichler (Szwajcaria), Peter van den Bergh (Belgia), John Vissing (Dania), Juan Vazquez (Hiszpaniae.

29 badaczy klinicystéw z 12 réznych krajoéw (Belgia, Kanada, Dania, Francja, Niemcy, Grecja, Wtochy,
Holandia, Polska, Hiszpania, Szwajcaria, Wielka Brytania), 2 pacjentéw z SMA, jeden przedstawiciel
grupy wsparcia pacjentéw i 2 przedstawicieli przemystu z firm Biogen i Roche spotkali sie na
wirtualnych warsztatach w weekend 28-30 stycznia 2022 r. Warsztaty miaty na celu utworzenie
europejskiej sieci w celu zainicjowania europejskiego gromadzenia danych, wraz z opracowaniem
i udostepnieniem wytycznych dotyczacych leczenia dorostych pacjentéw z SMA. Warsztaty byly
wspierane przez 10 organizacji partnerskich ENMC.

Na catym Swiecie zbiory danych i rejestry, takie jak rejestry pacjentdw TREAT-NMD, iSMAC i
SMATrtCARE zostaty wdrozone jako wazne narzedzia pozwalajgce uzyskac lepszy wglad w historie
naturalng SMA u pacjentdw nieleczonych, zwtaszcza starszych wiekiem, oraz pacjentéow leczonych
DMT. Dokumentacja w rejestrach SMA umozliwia systematyczny rozwdéj baz danych potrzebnych
w celu rozwijania nowego paradygmatu leczenia. Grupa miedzynarodowych ekspertow oméwita
istotne aspekty obecnej i przysztej terapii SMA, dane z tzw. Swiata rzeczywistego, sposob podania,
biomarkery, kryteria rozpoczecia i zakonczenia leczenia, przejscie z opieki pediatrycznej do opieki
dla dorostych, zarzadzanie oczekiwaniami, perspektywa pacjenta i przemystu, kwestie prawne i
praktyczne w Europie i Kanadzie, oceny w czasie kolejnych kontroli, a takze zagadnienia zwigzane
z rejestrami pacjentdw, inicjatywami ERN i TREAT- NMD.

W celu ujednolicenia rejestréw i zbioréw danych uczestnicy wypetnig formularz, w ktérym zostang
zidentyfikowane wspdlne mianowniki; grupa uzgodnita réwniez realistyczny, zwigzany z fenotypem
minimalny zestaw danych do obserwacji pacjentéw, z réznymi testami dla pacjentéw
niesiedzgcych, siedzacych i chodzacych, wraz z konsensusem projektu protokotu monitorowania
bezpieczehstwa i skutecznosci leczenia.

Dodatkowo omoéwiono konkretne zalecenia dotyczace przejScia pacjentéw z SMA z opieki
pediatrycznej do opieki dla dorostych. Grupa zgodzita sie co do potrzeby kolejnych warsztatéw na
temat wytycznych dla dorostych i opracowania standarddw opieki, przysztych dziatah konsorcjum,
takich jak dostep do leczenia w catej Europie, wdrozenie nowych sposobdw oceny wynikow leczenia
i wynikow zgtaszanych przez pacjentéw oraz gromadzenia danych w Europie .

Petny raport zostanie opublikowany w Neuromuscular Disorders (PDF).



Biuro ENMC zapewni link do strony NMD Elsevier po opublikowaniu catego artykutu w NMD.



