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Zékladni ddaje

Pravni forma: zapsany spolek

Sidlo: Nova 181, Zbuzany, 252 25

1CO: 058 79 205

Spisova znacka: L 67966 - SMAci, z. s. jsou zapsani ve spolkovém rejstiiku vedeném
Mestskym soudem v Praze

ID datové schranky: hjb2n6s

Webové stranky: www.smaci.cz

InfFormacni email: info@smaci.cz

Facebook: SMACi - pacientskd organizace SMA



https://smaci.cz/
https://www.facebook.com/SMAci.cz

O nas
SMAci byli zalozeni skupinou pacientl se SMA, jejich rodi¢a a pratel. Ustavujici

schiize SMAKkU probéhla 17. ledna 2017, k zapisu do spolkového rejstriku doslo
dne 9. brezna 2017.

42 zletilych pacientu s SMA

SMAci v roce 2020

171 élend -
35 nezletilych pacientu s SMA

88 zakonnych zastupcu a dalsich blizkych osob

6 dalsich zajemcu
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Spinalni muskularni atrofie

Spinalni Muskularni Atrofie (SMA) patri do skupiny neuromuskularnich onemocnéni a
jedna se o onemocnéni motoneurondu, které odpovidaji za vedomeé pohyby svaldy, jako
napr. behani, pohyby hlavy a polykani. SMA postihuje kosterni svaly, tzv. proximalni svaly
(ramena, kycle, zadoveé svalstvo), ty jsou postizeny nejvice. Slabost v dolnich koncetinach
je vSeobecné vetsi nez u pazi. Mohou byt také postizeny polykaci svaly, svaly krku a
zvykaci svaly. Smyslové vnimani a intelektualni schopnosti nejsou postizeny. Naopak - je
casto pozorovano, ze pacienti se SMA jsou neobvykle dusevneé Cili a pratelsti.
Klinicky jsou pacienti rozdeleni do 4 skupin, podle motorického vyvoje, kterého pacient
dosahl. Nejvice zavazna je SMA I. typu. U déti se dale objevuje take SMA Il. a lll. typu. V
dospeélosti se muze projevit IV. typ.

Dle REaDY registru je v Ceské republice 144 pacient( s SMA (Gnor 2021).



Pokrok v lé¢beé v roce 2020

Béhem roku 2020 byly registrovana dalsi dve léciva. Celkoveé jsou tedy
registrovany 3 pripravky pro lécbu SMA - Spinraza, Evrysdi a Zolgensma.

Spinraza a Evrysdi zvysuji tvorbu chybeéjiciho SMN proteinu modulaci transkripce
RNA genu SMN2. Tyto léky proto musi byt podavany opakovane, celozivotné.
Zolgensma nahrazuje chybéjici gen SMN1 genem syntetickym, ktery je do téla

pacienta prenesen virovym vektorem. Jedna se o prvni systémovou genovou lécbu
v mediciné vubec.

SMA nelze vylécit, lécba prozatim mirne zlepsuje motorické dovednosti pacientu a
zejmeéna stabilizuje stav a vyznamné zabranuje progresi nemoci.



Spinraza Evrysdi Zolgensma

= nusinersen = risdiplam = onasemngen
- dlouhodoba (svetove - registrovan v srpnu abeparvovek
10letd) zkusenost, 10 2020 v USA - genova lécba

000 pacientd - peroralné -v CRje lé¢ba

- intratekalné -v CR dostupny pro prozatim dostupna pro
-v CR ma Ghradu pro pacienty s SMA . a ll. pacienty
vsechny typy i vekové na zakladé se SMA do 2+ let (den

skupiny pacientu se specifickeho pred 3. narozeninami)
SMA lécebného programu a do vahy 13,5 kg

Ke srovnani efektu léku nusinersen (Spinraza), risdiplam (Evrysdi) a onasemnogen abeparvovec (Zolgensma)
neni prozatim dostatek dat, neexistuji primé srovnavaci studie.




Pocty pacientu s SMA dle typu lécby (Udaje
farmaceutickych firem k dnoru 2021)

DETSTI PACIENTI
Pocet pacientu s SMA: 84
Léceno Spinrazou: 68
Léceno nebo v prechodu na
Risdiplam: 19
Léceno nebo v prechodu na
Zolgensma: 10

DOSPELI PACIENTI
Pocet pacientu s SMA: 82

Léceno Spinrazou: 41
Léceno Evrisdy: 11




NASE AKTIVITY V ROCE

2020




Vyznamné udalosti pacientské organizace v

roce 2020

e spustili jsme nové weboveé stranky www.smaci.cz

e do cinnosti pacientské organizace se zapojila Bara Stolinova jako administrativni
posila

e predseda PO Vaclav Hradilek a jeho dcera Bozenka se zucastnili debaty v poradu

Hyde Park Civilizace, kde byl hostem Adrian Krainer - vedec, ktery stoji za vyvojem
Spinrazy
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QR kod - porad Hyde Park Ciivilizace o SMA


https://smaci.cz/
https://www.ceskatelevize.cz/porady/10441294653-hyde-park-civilizace/220411058090307-adrian-krainer-vaclav-hradilek-bozenka-hradilkova

Dulezita jednani, do kterych jsme se v roce

2020 zapojili

e komunikovali jsme s premiérem Andrejem Babisem v reakci na jeho vyjadreni k
dostupnosti genové lécby Zolgensma

e zUcastnili jsme se mezinarodniho fora 2020 Advocacy Forum: Sharing Best Practices
Across Patient Advocacy

e zUcCastnili jsme se tiskové konference k novele vyhlasky ¢. 27/2016 Sb., o vzdelavani
zaku se specialnimi vzdelavacimi potrebami a vydali k ni verejné prohlaseni

e pripojili jsme se k iniciative 5. stupen organizace Asistence o.p.s. a k prohlaseni k
dostupnosti socialnich sluzeb v obdobi pandemie Aliance pro individualizovanou
podporu



Dulezita jednani, do kterych jsme se v roce

2020 zapojili

e komunikovali jsme s dospélymi pacienty ohledné dostupnosti Spinrazy (dostupnost
lécby, komunikace s pojistovhami, Uhrada lécby, medialni a pravni podpora)

o zapojili jsme se do déni kolem pfichodu genové lé¢by Zolgensma do Ceské republiky
(jednani o podminkach dostupnosti, komunikace s neurocentry a lékari, ujasnovani
medialnich vystup)

e resilijsme zmény v rezimu zajisténi DUPV



Zvysovani poveédomi o SMA a dostupné écbe

e poskytovali jsme aktualni informace z oblasti SMA na nasich webovych strankach,
Facebookové strance i pomoci emailu nejen nasim clenum

e komunikovali jsme s ceskymi, ale i zahrani¢nimi pacienty ohledné dostupnych typu
lécby v jednotlivych zemich, propojovali jsme je s jejich neurocentry a pacientskymi
organizacemi

e rozeslali jsme letaky s informacemi o nasi pacientské organizaci do vice nez 110
neurologickych pracovist po celé Ceské republice

e Ondrej Hlavica usporadal webinar o dostupnosti Spinrazy pro dospeéelé pacienty a
Anicka Hlavicova pripravila navazujici o jejich zkusenostech s aplikaci tohoto léciva

e konzultovali jsme nékolik bakalarskych a diplomovych praci



https://smaci.cz/
https://www.facebook.com/SMAci.cz

InNformovani o moznostech zajisteni
kvalitniho zivota, péce, lecby a podpory

pacientu se SMA, zarazovani do databazi
pacientu a klinickych studii

e stejné jako v predchozich letech jsme aktualizovali a doplnovali seznam ¢lenu
pacientské organizace, ale také seznam pacientt s SMA na zakladé odpovediv
nasem pacientském dotazniku

e nasim ¢lenum jsme poskytovali pomoci emailu a webovych stranek aktualni
informace

e relevantni informace jsme také sdileli na nasem Facebooku



Spoluprace se subjekty obdobného zameéreni

v CRi v zahranici

CAVO - Gcastnili jsme se pravidelnych schiizek Ceské asociace vzacnych onemocnéni
APO - nadale jsme ¢clenem Asociace pacientskych organizaci, vyuzivali jsme jeji
monitoring dostupnych financnich prostredku a zdcastnili jsme se nékolika skoleni na
ruznd témata

AIP - nove jsme se stali cleny Aliance pro individualizovanou podporu, zdcastnili jsme se
jeji ustavujici schuze i dalsich schuzek, a také velkého dotaznikového Setreni potreb lidi
s postizenim

Statni instituce - jsme cleny nékolika pracovnich skupin spadajicich pod pacientskou

radu MZ CR, jsme partnerskou organizaci SUKLu, komunikujeme s Fakultnimi
nemocnicemi a neurocentry



Spoluprace se subjekty obdobného zameéreni

v CRi v zahranici

AKJV- resili jsme spolu s advokatni kancelari radu dospélych i detskych pacientu a jejich
pristup k lécbé, radili jsme s postupem ve spravnim rizeni radé c¢lenu i neclenu
pacientské organizace, prostrednictvim jednoho ze sporu jsme dosahli na vitézstvi u
nejvyssiho spravniho soudu

SMA EUROPE - nadale pokracujeme v nasem clenstvi jako associate member, v roce
2020 s SMA Europe za SMAky komunikoval Daniel Kostan, G¢astnil se online meeting( a

dalsSich aktivit - jednou z nejvyznamnejsich je zalozeni Evropské aliance pro
novorozenecky screening



Podpora vyzkumu SMA a lécby nemoci

prubézné monitorujeme vyvoj dalsich lékd pro SMA, které se nachazeji v riznych
etapach klinickych studii, komunikujeme s Farmaceutickymi firmami, které stoji za
vyvojem léku - Biogen, Novartis, Roche a Avexis, Scholar Rock a Cytokinetics

v ramci naseho clenstvi v SMA Europe prispivame na podporu vyzkumu SMA na
mezinarodni Urovni

spojili jsme sily s dospélou odbornou spolec¢nosti pro neuromuskularni onemocneéeni,
vysledkem spoluprace je doporuceni lecby dospeéelych pacienttu a dohoda s nejvetsim
platcem v zemi

pripravili jsme rozsahly dotaznik zameéreny na naklady zivota s SMA - sbér dat
probéhne v roce 2021 a pomuze nam v prosazovani kvalitnejsi péce pro Smaky



Organizace setkavani ¢lenu Spolku a jejich

vzajemné vymeny zkusenosti a informaci

e rok 2020 se nesl ve znameni online aktivit

e pravidelné jsme prispivali na web i Facebook

e vedeme takeé Facebookovou skupinu, ktera je prostorem pro sdileni a diskuze nejen
mezi ¢leny spolku, ale také s dalSimi zajemci o problematiku SMA

e moznosti sdileni v komunité jsme také rozsirili o dvé noveé rubriky na webu - pribéhy
pacientu a pacientské tipy pro zivot s SMA

o zalozili jsme Mapu SMAkU, kde se ¢lenové pacientské organizace mohou navzajem
najit a kontaktovat



https://smaci.cz/
https://www.facebook.com/SMAci.cz
https://www.facebook.com/groups/788446441354124
https://smaci.cz/co-je-sma/pribehy-pacientu
https://smaci.cz/lecba-a-pece/pece-o-pacienty/tipy-od-pacientu

Linka pro krizovou intervenci a odborné

konzultace

S ¢cim jsme nejcasteji pomahali v roce 2020

Psychosocialni podpora rodinam v obtizné situaci v souvislosti s pandemii, poradenstvi v
oblasti prispévku na péci, odvolani a spravni zaloby, poradenstvi v oblasti socialnich sluzeb
a osobni asistence, poradenstvi v oblasti rané péce, poradenstvi k lécbé a v oblasti
kompenzacnich pomucek a moznosti jejich ziskani, poradenstvi k invalidnimu duchodu,
propojeni s nadacemi a dalsimi organizacemi, téma inkluze, moznosti ziskavani financnich
prostiedkl skrze granty a stipendia, moznosti podpory pacientd pfi studiu na VS,
propojovani s dalsimi organizacemi ve vsech vyse uvedenych oblastech.

Krizovad intervence - denné od 8 do 20 hodin na telefonnim ¢éisle 604 330 489




Pomoc pacientum v obdobi pandemie Covid-

19

e na webu i Facebooku pravidelné informujeme o aktualitach, opatrenich a dalsich
tématech spojenych s onemocnénim Covid-19

e prelozili a zverejnili jsme nékolik studii a manualu pro pacienty a jejich pecujici

e vSem nasim clenum jsme behem jarni viny pandemie poskytli respiratory, které jsme
dostali jako dar od nadacniho fondu Spolu silnéjsi

e odpovidali jsme na emailové telefonické dotazy tykajici se péce o pacienty,
ochrannych prostredku i ockovani



https://smaci.cz/
https://www.facebook.com/SMAci.cz

Psychorehabilitacni pobyty

e vroce 2020 probéhly 3 turnusy psychorehabilitacnich pobytu (dva v cervenciv
Centru Veronica v Hostétiné, jeden v srpnu v Pluhové Zdaru)

e pobytu se zucastnilo vice nez 30 deti

e deti maji na pobytech moznost vyzkouset si ruzné druhy terapie - muzikoterapii,
canisterapii nebo ergoterapii

e na programu je ale take divadelni predstaveni, tvorivé aktivity nebo vylety na
zajimava mista

e pokud chcete podporit konani psychorehabilitacnich pobytu v pristim roce, muzete
tak ucinit na transparentni Ucet 2701806794 / 2010



https://ib.fio.cz/ib/transparent?a=2701806794

VYJADRENI FARMACEUTICKYCH FIREM

K JEJICH CINNOSTI V ROCE 2020




ROCHE

» Spolecnost Roche podala zadost o schvaleni risdiplamu v EU v srpnu 2020. Schvaleni
pripravku s ucinnou latkou risdiplam Evropskou lékovou agenturou ocekavame v
dubnu 2021.

» Spole¢nost Roche organizuje v CR Specificky lé¢ebny program (SLP) s risdiplamem
pro pacienty s SMA typu 1 a 2, pro které neexistuje zadna jina dostupna lécba.
Ministerstvo zdravotnictvi schvalilo SLP s risdiplamem 3. cervence 2020 pro pacienty
od 2 mésicu do 25 let veku. Dne 11.listopadu 2020 byl schvalen novy SLP s
risdiplamem pro pacienty od 2 mésicu veku bez horni vekové hranice.

e Spolecnost Roche diskutuje s ceskymi odborniky na nervosvalova onemocneéni
lécebné moznosti pro pacienty s SMA. Dale spolupracuje s radou pacientskych
organizaci, mimo jiné na tvorbé edukacni kampanée o SMA, ktera ma zvysit povedomi
laické verejnosti o tomto onemocnéni.



NOVARTIS

Zolgensma

V kvétnu 2020 bylo lécivéemu pripravku Zolgensma (onasemnogene

abeparvovec) udeleno podminecné schvaleni Evropskou komisi pro lécbu

pacientu se spinalni svalovou atrofii, s bialelickou mutaci SMN1 genu a klinickou
diagnozou SMA 1. typu, nebo pro |écbu pacientu s bialelickou mutaci SMN1 genu a az

tremi kopiemu SMN2 genu. V prosinci 2020 prislibila pojistovna VZP, ze lécbu bude
hradit i pacient@m v Ceské republice.

SIELEDLE

Branaplam je testovan v ramci klinickych studii na lécbu spinalni svalové . Novartis
planuje zahajit v roce 2021 fazi lIb klinického testovani. Kromeé toho obdrzel od
americké FDA status orphan pripravku pro lécbu Huntingtonovy choroby.



Mise spolecnosti Biogen je jasna - jsme prukopniky v oblasti neurovéd. Od svéeho
zalozeni v roce 1978 se Biogen, jako jedna z prvnich biotechnologickych spolecnosti,
podilel na véedeckém vyzkumu s cilem bojovat proti devastujicim neurologickym
onemocnéenim. Verime, ze v zadné jiné terapeutické oblasti neexistuje tak velka
potreba vyzkumu a zaroven je tak slibnou pro priulomoveé objevy. Nase zameéreni na
neurovedy, nase hluboka expertiza a odvaha podstupovat riziko z nas deélaji lidry ve
vyzkumu a vyvoji léku transformujicich vedu k prospechu spolecnosti.

Biogen je odhodlany zlepsovat zivoty lidem trpicich SMA a také jejich rodinam
prostrednictvim stale probihajiciho vyzkumu, odstranovanim prekazek v pristupu k
lékim a poskytovanim ruznych podpurnych programu.




Celosvetove je nusinersenem léceno vice jak 10 000 pacientu. Sledovani tcinnosti a
bezpecnosti nusinersenu v lécbé SMA neustale pokracuje jak v programu klinickych
studii, tak i ve sbéru a vyvhodnocovani dat z registru a z realné klinické praxe (Real
World Evidence). Udaje jsou pribézné zverejiované na odbornych kongresech
svetového vyznamu a také publikované v odbornych casopisech. Biogen pokracuje ve
vvhodnocovani bezpecnosti a uc¢innosti vyssi davky nusinersenu ve studii DEVOTE a v
roce 2020 se spustila studie RESPOND, ktera sleduje efekt nusinersenu u pacientu se
suboptimalni odpoveédi na genovou lécbu.

Neuromuskularni sekce Ceské neurologické spole¢nosti a Spole¢nost détské
neurologie vydaly spolecné stanovisko k lécbe SMA v dobé pandemie COVID a
zverejnily Doporuceni Svetoveé svalové organizace (WORLD MUSCLE SOCIETY) platna
pro ockovani proti onemocnéni COVID-19 pro pacienty s nervosvalovym
onemocnénim. Na konci roku 2020 bylo nusinersenem v Ceské republice [é¢eno 109
pacientu v détském a dospélém veku.



Plany pacientské organizace na rok
2021

e pokracovat v komunikaci se cleny i dalsimi zajemci, Sireni osvéty a informaci

o pokracovat ve spolupraci s podobné zamérenymi subjekty Ceské republice
i v zahranici

o zrealizovat dvé velka vyzkumna dotaznikova setreni - prvni na téma Financnich
nakladu zivota s SMA a druhé s cilem Srovnani Urovné péce v
neuromuskularnich centrech v Ceské republice

e pokracovat ve snaze o zavedeni celoplosného novorozeneckého screeningu na
SMA




Strukturovany prehled vydaju v roce 2020

Polozka Vyse vydaju
Provozni naklady 14 033 K¢

Administrativni podpora 160 461 K¢

Material 4 339 K¢

Clenstvi SMA Europe 13 584 K¢

Sluzby 84 660 K¢

Psychorehabilitacni pobyty 234 048 K¢

Celkova castka 511 125 K¢
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Pravnickeé osoby

e Novartis Czech Republic s.r.o.
e Roches.r.o

e Zivot détem o0.p.s.

e Spolek 2/4

e Méesto Hluboka nad Vltavou
 Nova nadeje — nadacni fond

e GANYMED CZ, spol. s.r.o.
 Pro bezpecnou budoucnost, z.s.
 Nadacni fFond CDCP

e ON DESIGN CZECH S.R.



Fyzické osoby

e |va Sedlackova e Ing. Dagmar Stolinova e Katerina Juraskova
e MUDTr. Lenka Svarovd e« Jakub Seiner  Barbora Sicova

e Vladimir Fisera e Bronislava Suplerova e Zuzana Prachmanova
e Emilian Dimov e Mgr. Stanislav Trcka e Pavel Ircing, PhD.

e Miroslav Stanko e Jaroslava Jiranova e Josef Dolezal

e Renata Fialova e Barbora Holubova e Jirina Adamcova

e Barbora Mikanova e Martin Liska e MUDr. Martin Hribek
e Marie Peliskova e Radek Zahradnik e Yulianna Kovach

o Pavel Kfepela e Miroslav Sourek e Ing. Martin Strobl

e Markéta Sochorova e Tereza VIcanova o Jiri Pikner

e Jaroslava Spickova « Daniel Maialeh  Carman Kobza

e Jitka Novakova e Barbora Blazickova



Chcete také pomoci?

Financne Jinak
Prispet muzete jakoukoliv Pokud mate chut zapojit se do
castkou na transparentni ucet cinnosti pacientské organizace,
verejné sbirky mate napad, jak néco vylepsit
2601888032/2010. nebo treba muzete pacientim s

Vase prispévky budou vyuzity SMA darovat néejakou
pro naplhnovani poslani zdravotnickou pomuckuy,
pacientské organizace. kontaktujte nas na emailu

info@smaci.cz.



https://ib.fio.cz/ib/transparent?a=2601888032



https://padlet.com/barborastolinova1/cgv7ocjnixoe2pfu

Slovnié¢ek odbornych pojmu

 neuromuskularni onemocnéni = nervosvalova (rozviji se v disledku poruchy
motoneuronu), obvykle se radi mezi vzacna onemocnéni s velmi nizkym vyskytem v

populaci
e motoneuron = neu
pohyb svald

ron, ktery je soucasti motorické nervové drahy, je zodpovedny za

e synteticky gen = uméle vytvoreny gen

e virovy vektor = vir

specidlné umeéle upraveny na prenos pozadované informace

e peroralné = Ustné podavané lécivo)

e intratekalné = apli
bederni (lumbalni)

kace do intratekalniho prostoru, provadi se zpravidla v oblasti

patere = lumbalni punkce

 novorozenecky screening = aktivni vyhledavani chorob v jejich casném, preklinickém
stadiu tak, aby se tyto choroby diagnostikovaly a léCily drive, nez se staci projevit a
zpusobit diteti nevratné poskozeni zdravi



Vyro€ni zprava pacientské organizace SMAci, z.s.
za rok 2021

Zpracovala: Barbora Stolinova, barbora.stolinova@smaci.cz

Sm Cl

Ve vyrocni zpraveé byly pouzity informace z ¢asopisu Ceska a slovenska neurologie a neurochirurgie,
cislo Supplementum 2/2020, vyjadreni farmaceutickych firem z primé komunikace s jejich zastupci a
dale Udaj o poctu pacientu z registru REaDY z Gnora 2021.




