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Zdikladni 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 rejstfiku vedeném
Mestskym soudem v Praze

ID datoveé schranky: hjb2n6s

Webové stranky: www.smaci.cz

InfFormacni email: info@smaci.cz



https://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.

53 zletilych pacientu s SMA

189 clenu v roce 2022

42 nezletilych pacientu s SMA

87 zakonnych zastupcu a dalsich blizkych osob

7 dalsich élenu bez primého vztahu k osobé s SMA
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Spinalni Muskularni Atrofie

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

Dle REaDY registru je v Ceské a Slovenské republice 346 pacient s SMA (leden 2023).




NASE AKTIVITY V ROCE

2022




Cosedelovroce 2022?

e Do cinnosti PO se zapojuji dospéli pacienti - pisou clanky, zastupuji nas v SMA Europe,
tvori darky pro darce a podili se na tvorbé dotazniku. Okruh aktivnich clenu se spolu s
vyborem pacientské organizace pravidelné schazi online

e 1.1.2022 byla zahajena pilotni faze celoplosného dobrovolného novorozeneckého
screeningu na SMA a SCID

e Byl zahajen projekt Zlepseni Urovné péce o pacienty s SMA ve zdravotnickych zarizenich
a rozsireni sluzeb pacientské organizace, ktery je financovan z Fondu EHP 2014 - 2021,
program zdravi

e Navazani spoluprace se spolkem Mediku ceskych

e Probéhl webinar o cesté k lécbé (dospély pacient s SMA A.K.) a webinar - Prava pacientu
v nemochnici ( P.L.)



Cosedelovroce 2022?

» SMAci byli a jsou Géastnikem dvou spravnich fizeni o vysi a podminkach Ghrady jak LP
Spinraza, tak LP Evrysdi urcené k terapii SMA, vedena Statnim ustavem pro kontrolu
léciv. Pricemz u LP Spinraza byla jiz Ghrada schvalena

e Ve spolupraci s Centrum Hiporehabilitace Mirakl jsme se podileli na vyzkumném pobytu
pro déeti s SMA, ktery se uskutecnil v terminech 22.-29.4.2022 a 23.9. - 30.9.2022

o Navstivili jsme nejvétsi evropsky veletrh zdravotnich pomucek Rehacare v Diisseldorfu,
nacerpali spoustu inspirace na zajimavé zdravotni pomucky (kocarky, voziky, zidlicky,
vertikalizacni stojany, najezdové plosiny do auta a jiné..)

 Probéhl mezioborovy seminar Spinalni muskularni atrofie v souvislostech, ktery byl
dostupny vsem zajemcum z rad pacientu, lékaru a dalsich zdravotnickych pracovnikad,
studentu mediciny, pecujicich, rodicu i verejnosti, webinar byl streamovan online, zaznam
webinare je ke shlédnuti na youtube - SMAci - Pacientska organizace SMA - YouTube



Novorozenecky screening

V ramci NBS (Newborn screening) bylo v roce 2022 na zakladé pilotniho projektu
diagnostikovano v ramci celé Ceské republiky 7 déti s SMA (+ 1 dité z roku 2021) a 1
dité se SCID. Kromé toho byly jako vedlejsi nalezy zachyceny 4 déti s jinymi
zavaznymi poruchami imunity.

Zdroj obrazku: Novorozenecky screening — WikiSkripta


https://www.wikiskripta.eu/w/Novorozeneck%C3%BD_screening

Informace a sdileni

WWW.SmMaci.cz

o Aktualni informace z oblasti SMA, lécba, péce, Vase pribéhy, kontakty a dalsi uzitecné informace.
www.dotazniksma.cz

e Informace k projektu "Zlepseni péce o pacienty s SMA ve zdravotnickych zarizenich", financovaného

z fFondu EHP 2014-2021, dotaznik k vyplnéni a vysledky dotaznikového setreni.

Facebookova stranka

o Aktualni déni, prispevky pratelskych organizaci, upozornéni na novy obsah webu a dalsi zajimavosti.
Facebookova skupina

e Prostor pro otazky a sdileni zkusenosti mezi cleny a jejich blizkymi.
Instagramovy profil

o Sdileni fotek a uzitecnych informaci z oblasti SMA.
info@smaci.cz

e« Odpoveédi na Vase otazky a pripominky.
Youtube kanal

e Prostor pro sdileni informacnich videi, zaznamu z konference.



https://www.smaci.cz/
http://www.dotazniksma.cz/
https://www.facebook.com/SMAci.cz
https://www.facebook.com/groups/788446441354124
https://www.instagram.com/smaci.pacientska.organizace/
https://www.instagram.com/smaci.pacientska.organizace/
https://www.youtube.com/@SMAci-PO

Spoluprace se subjekty obdobného zameéreni

v CRi v zahranici

Spolupracujeme s Ceskou asociaci pro vzacna onemocnéni (CAVO), Akademii pacientskych organizaci
(APOQ), Alianci pro individualizovanou podporu (AIP), jsme ¢leny pracovnich skupin Ministerstva
zdravotnictvi, Pacientského Hubu, predseda Vaclav Hradilek pokracuje se svém pusobeni v Pacientske
radé ministra zdravotnictvi, clenové PO jsou v nasledujicich pracovnich skupinach pacientské rady:

e Pracovni skupina pro zdravotné socialni pomezi (T. Rejzkova)

e Pracovni skupina Podpora neformalnich pecujicich (T. Rejzkova)

e Pracovni skupina pro inovativni lécbu (V. Hradilek)

e Pracovni skupina pro systémové financovani pacientskych organizaci (D. Kostan)
Vaclav Hradilek je dale clenem poradniho organu pro uhradu léciv urcenych k lécbé vzacnych
onemocnéni pod MZ., spolupracujeme s fFakultnimi nemocnicemi, neuromuskularnimi centry a jejich
odborniky a s Advokatni kancelari Jiriho Vlasaka. Na mezinarodni Grovni jsme ¢leny SMA Europe, kde
jsme aktivni v nékolika pracovnich skupinach. V roce 2023 se planuje setkani s éleny SMA Europe v CR.



https://www.vzacna-onemocneni.cz/
https://pacientskaakademie.cz/
https://aipp.cz/
https://www.mzcr.cz/
https://www.pacientskyhub.cz/
https://www.akjv.cz/
https://www.sma-europe.eu/

Podpora vyzkumu SMA a lécby nemoci

Vyvoj v oblasti lecby
 Prubézné monitorujeme vyvoj dalsich léeku pro SMA, které se nachazeji v
ruznych etapach klinickych studii, komunikujeme s Farmaceutickymi firmami,
které stoji za vyvojem léku - Biogen, Novartis, Roche, Scholar Rock a
Cytokinetics.

Pristup k lecbé
« Pomoci dotazniku stale zjistujeme informace
o pristupu k lécbé a podle jejich vysledku
jedname s dalsimi stranami.




Linka pro krizovou intervenci a odborné

konzultace

S ¢im pomahame?
o lécba a péce, kompenzacni
pomucky
e jednani se zdravotnickymi a

dalgimi zafizenimi V roce 2022 probehlo: .
 prispévky statni socialni 173 telefonickych iéia
podpory, pomoc s odvolanim konzultaci
« pfispévky nadaci, sbirky e 41 osobnich konzultaci el

propojeni s dalsmi sluzbami
inkluzivni vzdélavani
psychosocialni podpora

Krizova intervence - denné od 8 do 20 hodin na telefonnim ¢cisle 604 330 489

Projekt je financovan z Fondtu EHP 2014 - 2021 v ramci programu Zdravi ,Podpora ¢innosti NNO v oblasti pacientskych organizaci”


https://www.eeagrants.cz/cs/programy/zdravi

Psychorehabilitacni pobyty

e Vroce 2022 byly planované 3 turnusy v
Centru Veronica Hostetin a v Pluhové
Zd'aru, 1 turnus byl bohuzel zrusen z
duavodu covidu

e Psychorehabilitacnich pobytu se zGcastni
priblizné 30 déti a mladych lidi s SMA

o Spolecneé jezdime na vylety, tvorime,

hrajeme hry, vytvarime si nové zazitky a
pratelstvi




Pomoc ukrajinské SMA komuniteé

e Behem roku 2022 jsme mezi sebe prijali 2 ukrajinské rodiny, o
které se aktivne starame
e Spolecne jsme poslali na Ukrajinu humanitarni pomoc




Projekt: "Zlepseni péce o pacienty s SMA ve

zdravotnickych zarizenich.

Cil projektu Vysledky projektu

Cilem projektu je zlepsit péci o V roce 2022 jsme ziskali v ramci dotaznikovéeho
pacienty s SMA v neuromuskularnich setreni 59 odpovédi. To bohuzel zatim nestaci k
centrech. podrobéjsimu porovnani a statistice

jednotlivych neuromuskularnich center.
Za pomoci anonymniho dotaznikového

setreni chceme lépe zmapovat situaci Plany na rok 2023

v jednotlivych neurocentrech a

nasledné se stat pomyslnym mostem V roce 2023 budeme pokracovat ve sbéru dat a
mezi centry, lékari a pacienty. Chceme nasledné komunikaci vysledku s pacientyas
pomoci vyrovnat droven péce mezi neuromuskularnimi centry.

jednotlivymi centry a tak pomoci

zlepsit péci o pacienty s SMA. Dotaznik k vyplnéni a vysledky dotaznikového

setreni naleznete na webu www.dotazniksma.cz.

Projekt je financovan z Fondu EHP 2014 - 2021 v ramci programu Zdravi ,,Podpora ¢innosti NNO v oblasti pacientskych organizaci”


http://www.dotazniksma.cz/
https://www.eeagrants.cz/cs/programy/zdravi

VYJADRENI FARMACEUTICKYCH FIREM

K JEJICH CINNOSTI V ROCE 2022




Roche

Il vroce 2022 byla pro spolecnost Roche jednou z hlavnich priorit oblast neurologickych onemocneni,
vcetné spinalni svalové atrofie. Jako jeden ze zakladajicich clenu Evropské aliance pro novorozenecky
screening SMA, ktera byla zalozena spolec¢nosti SMA Europe v roce 2020, se spolecnost Roche podilela
na implementaci novorozeneckého screeningu SMA v Evropé a v CR, kde probiha novorozenecky
screening v ramci pilotniho projektu od 1.1.2022.

V listopadu 2022 udélila americka FDA prioritni status pro schvaleni molekuly SRP-9001, prvni genové
terapie pro lécbu Duchennovy muskularni dystrofie, schvaleni americkou FDA se ocekava v kvetnu
roku 2023 a k naslednému schvaleni Evropskou lékovou agenturou (EMA) by mélo dojit priblizné o 2
roky pozdéji. Za vyvojem molekuly SRP-9001 stoji spolecnost Sarepta Therapeutics, s niz v roce 2019
spolecnost Roche podepsala licencni smlouvu, diky cemuz bude zodpovédna za uvedeni molekuly na
trh v zemich mimo USA, véetné CR.

V prubéhu roku 2022 byla publikovana data potvrzujici G¢innost a bezpecnost risdiplamu na nékolika
mezinarodnich konferencich:

Roche 1/2



1. Na kongresu Asociace muskularni dystrofie (MDA) v Nashvillu (USA) byla v prosinci 2021
prezentovana 3-leta data ucinnosti a bezpecnosti lécby risdiplamem u pacientu ve véku 2-25
let se SMA 2. a 3. typu ve studii SUNFISH. Na této konferenci byla také predstavena studie
Manatee, ktera hodnoti Gc¢innost a bezpecnost kombinace risdiplamu s antimyostatinem
(GYM329) u chodicich pacientu se SMA ve véku 2-10 let.

2. 3- leta data studie FIREFISH tykajici se ac¢innosti a bezpecnosti risdiplamu u déti ve véku 1-7 mésicu
se SMA 1. typu byla prezentovana v dubnu 2022 na kongresu Evropské
neuropediatrické spolecnosti (EPNS) v Glasgow (VB).

3.V rijnu byla prezentovana 2-leta data ucinnosti a bezpecnosti risdiplamu na konferenci
Svetové muskularni spolecnosti (WMS) v kanadském Halifaxu ve studii JewelFish, do niz byli
zarazeni pacienti ve véku 6 mésicu az 60 let vSech typu SMA, véetné pacientu, kteri méli jiz
predchozi lécbu (nusinersen, genova terapie).

Zdroj: Roche, reakce na primou zadost pacientské organizace o vyjadreni
Roche 2/2



Novartis

Lécivy pripravek Zolgensma je poskytovan pri hospitalizaci a je plné hrazen ze zdravotniho pojisténi.
Spolecnost Novartis zvysuje svymi aktivitami povedomi mezi lékari, zdravotnickymi odborniky i mezi
laickou verejnosti o pilotnim projektu zahajeném v lednu 2022, ktery rozsiruje laboratorni

novorozenecky screening také o vysetreni na SMA.
Spolecnost Novartis spolupracuje s pacientskou organizaci Smaci, rozviji edukacni stranky o SMA -

www.spinalnisvalovaatrofie.cz, a zlepsuje dostupnost informaci o SMA pro nemocné, jejich rodiny a pro
laickou verejnost.

Spolecnost Novartis je v izkém kontaktu s odborniky na lécbu nervosvalovych onemocnéni v détském
véku a ve spolupraci s nimi iniciovala nékolik edukacnich prednasek o diagnostice a lécbé SMA na
regionalnich a narodnich kongresech pro pediatry a détskeé neurology pro podporu véasné diagnostiky
nemocnych a jejich odeslani do specializovanych center.

Zdroj: Novartis, reakce na primou zadost pacientské organizace o vyjadreni
Novartis 1/1



Biogen

SPINRAZA (nusinersen) je pripravek schvaleny pro lecbu SMA ve vice nez 50 zemich, v soucasnosti je
jim léceno vice nez 11 000 pacientu se SMA v ruznych vékovych skupinach. Od roku 2017 podstoupilo v
Ceské republice léébu pripravkem Spinraza uz celkem 174 pacientd (déti i dospélych).

Program klinického vyvoje pripravku SPINRAZA zahrnuje 10 klinickych studii, kterych se Gcastnilo vice
nez 300 jedincu z Sirokého spektra ruznych populaci. Aktualné probihajici otevrené rozsirené studie
SHINE a NURTURE hodnoti dlouhodoby vliv pripravku SPINRAZA.

Biogen jako lidr v lécbé SMA podporuje vice nez 15 registru SMA s vice nez

4 000 pacienty na celém svété.

Biogen v roce 2022 pokracoval ve vyvhodnocovani bezpecénosti a tcinnosti vyssi davky nusinersenu ve
studii DEVOTE. Zaroven probiha studie ASCEND, jejimz cilem je zhodnotit, zda lecba vyssi davkou
nusinersenu ma potencial zlepsit klinické vysledky pacientu se suboptimalni odpovédi na p.o. lécbu.

Biogen ohlasil spolupraci se spoleé¢nosti Alcyone Therapeutics na vyvoji podkozné implantovatelného

aplikacniho systému pro podani ASO do paterniho kanalu. Biogen 1/2



Dalsi probihajici studie RESPOND pak sleduje efekt nusinersenu u pacientu se suboptimalni odpoveédi
na genovou lécbu. Na kongresu WMS v Halifaxu v rijnu 2022 jiz byly prezentovany prvni pozitivni
vysledky bezpecnosti a tolerability vyssi davky (DEVOTE) i bezpecnosti podavani nusinersenu po
genove lecbé (RESPOND). Na klinické a védecké konferenci MDA v Nashville byly predstaveny
vysledky posledniho data cut-off, tedy témeér pétileta (4,9) data, ze studie NURTURE, ktera potvrzuji
zachovani dosazenychmotorickych milniku u nusinersenem lécenych presymtomatickych pacientu.

Biogen se dale vénuje oblasti vyuziti biomarkeru (napriklad hodnoty hladin neurofilament) a digitalnich
pomucek, které by umoznovaly rozsirit soucasné tradicni monitorovani SMA, zvysit jeho citlivost a
pomoci lepe predikovat progresi onemocnéni. Tyto noveé pristupy byly zapracovany i do designu studii
DEVOTE a RESPOND. Biogen se zabyva také zpusobem, jak vyuzit mobilni aplikace pri kvantitativnim
self-monitoringu motorickych funkci u pacientu.

Dne 24.8. 2022 Ministerstvo zdravotnictvi CR zverejnilo skvélou zpravu pro pacienty se spinalni
svalovou atrofii a to, Zze SPINRAZA bude noveé hrazena trvale ze zdravotniho pojisténi.

Zdroj: Biogen, reakce na primou zadost pacientské organizace o vyjadreni
Biogen 2/2



Plany pacientske organizace
na rok 2023

e Pokracovat v komunikaci se ¢leny i dalsimi zajemci, Sireni osvéty a informaci

 Pokracovat ve spolupraci s podobné zaméfenymi subjekty v Ceské republice
i vzahranici

e Pokracovat v realizaci projektu "Zlepseni péce o pacienty s SMA ve
zdravotnickych zarizenich a rozsireni sluzeb pacientské organizace", ktery je
financovan z Fondu EHP 2014 - 2021

e Pokracovat v dotaznikovém setreni

o Usporadat setkani SMA Europe v CR

o Aktivni Gcéast v pracovni skupiné hodnotici prubéh pilotniho programu
novorozeneckého screeningu



DEKUJEME VSEM DARCUM

Y
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Pravnické osoby

Novartis Gene Therapies
Obcanské sdruzeni - Tabory
Kofi-Kofi Servis

Biogen

MDA Ride o.s.

TV Nova s.r.o.

Nadace Rafael detem
MEDICCO s.r.o.
Repromeda s.r.o.
Ortoservis s.r.o.

Stredni skola Rybarska
Nadace Clovék Clovéku
Spolek 2/4

Dékujeme také fotografum Miroslavu Benedovi, Monice Martincové a Jakubovi

Penzion U Zamku

MIMSA

Roche s.r.o.

Teplarna Ceské Budéjovice
Nadacni fond Pomaham
Zubni centrum Roudenska
Nadace VIA - Darujme.cz
Music Centrum

M&M reality nadacni fond
eBay

Mattel

Dobry skutek

Nahodilovi za prispévky do databaze Fotografii.



Fyzické osoby

e Markeéeta Sochorova e Kocian Partik a Libor

e Pavel Dalecky e Dana Mikesova, Martin Mikes
e Hana Hruba e Ing. Dagmar Stolinova

« Romana Cutkova o Jifi Navratil

» Matéj Cutka e lveta Friihaufova

e Vukovicova e Mgr. Ondrej Kehar

e Gremlica e Zuzana Benakova

e Alena Havlova e Zdenék Polasek

e Marie Reisingerova e Cindy Baca Munoz

« Hana Neugebauerova
e Daniel Kolacek



Grantova podpora

e Ministerstvo zdravotnictvi (EHP)
» Nadace CEZ
o Ufad vlady CR



Financné
Prispet muzete jakoukoliv ¢astkou
na transparentni Ucet verejné sbirky
2601888032/2010. Vase prispevky

budou vyuzity pro naplhovani
poslani pacientské organizace.
Pokud chcete podporit konani
psychorehabilitacnich pobytu v
pristim roce, muzete tak ucinit na
transparentni ucet
2701806794 / 2010.

Jinak
Pokud mate chut zapojit se do
cinnosti pacientské organizace, mate

napad, jak neco vylepsit nebo treba

muzete pacientum s SMA darovat

néjakou zdravotnickou pomucku,

kontaktujte nas na emailu
info@smaci.cz.



https://ib.fio.cz/ib/transparent?a=2601888032
https://ib.fio.cz/ib/transparent?a=2701806794
https://ib.fio.cz/ib/transparent?a=2701806794

Vyro¢ni zprava pacientské organizace SMAci, z.s. za rok 2022
Zpracovala: Veronika Kocova

‘Sm Ci,

Ve vyrocni zprave byla pouzita data z REaDY registru. Vyjadreni fFarmaceutickych firem byla
poskytnuta na zaklade primé zadosti pacientské organizace.




