- % WA T Ay R G2 A N r/ . ‘I-'v 7 @ |
- ‘%‘”\IN \ P T - %/' a | 1 -—M_/ " & ./,.\ ‘)\I—M 5%
N P/ ¢‘AI—&/\ /..- ° | - = MJ » @ B i % N
SN £ X . ' °
st 7 R ek nl /’@',\—&.«ﬂ'
/%-!'\_M'j;ﬁ'lb\ mﬂﬁ o 2 &) {
. = 7 il L ’\-&IM
s R S ® s Mk , 7~ el -\-&J\_//m '
e AW PACIBNTSKE \ e A
N S AAN o OrGanizace s e - 1
& ok sl @ Sma b AN /‘ "kl-&_/
b N . [ ®
il T W S S 2
//\ VLo s B r \ Lo | el &
Ca 1 »/\ otk e /\ ? o v =R R e

Vyrocni zprava 2017

Sm E}J”?

PacIenTska
organizace

SMA

Zakladni udaje

Pravni forma: spolek

Sidlo: Nova 862, Mnisek pod Brdy, 252 10
ICO: 058 79 205

SMAci, z. s. jsou zapsani ve spolkovém rejstiku vedeném Méstskym soudem v
Praze(Spisova znacka L 67966)

ID datové schranky: hjb2n6s
Transparentni uéet (FIO banka, a.s.): 2401187434/2010
E-mail: info@smaci.cz

weboveé stranky: www.smaci.cz




O nas

SMAci byli zaloZeni skupinou pacient(i se SMA, jejich rodi&tl a pratel. Ustavuijici schiize
SMAKU probé&hla 17. ledna 2017, k zapisu do spolkového rejstfiku doslo dne 9. bfezna 2017.

Cinnost je zaloZzena na dobrovolné praci pacient se SMA, rodiéu a jejich pratel. V ele
SMAKU je 5ti &lenny vykonny vybor, za ktery jednaji pfedseda a 1. mistopfedseda. Vybor je
sloZeny z pacientl se SMA a rodi¢u pacientu se SMA. Dle Stanov byl dale zfizen Kontrolni
vybor.

Ugel a poslani SMAkU

Ugel a poslani SMAKG vychazi ze Stanov, které byly schvaleny na ustavujici schiizi. SMAci
prosazuiji, podporuji a haji zajmy pacientl se SMA, osob blizkych pacienti se SMA a
ostatnich osob o tyto pacienty peéujicich. SMAci se dale spolupodileji na zajisténi kvalitniho
Zivota, péce, podpory a Ucinné lécby pacientll se SMA a jejich podpore.

Co je Spinalni Muskularni Atrofie

Spinalni Muskularni Atrofie (SMA) patfi do skupiny neuromuskularnich onemocnéni a
jedna se o onemocnéni motoneurond, které odpovidaji za védomé pohyby sval(, jako
napf. béhani, pohyby hlavy a polykani. SMA postihuje kosterni svaly, tzv. proximalni
svaly (ramena, kyc€le, zadové svalstvo), které jsou postizeny nejvice. Slabost v dolnich
koncCetinach je vSeobecné vétsi nez u pazi. Mohou byt také postizeny polykaci svaly,
svaly krku a Zvykaci svaly. Smyslové vnimani a intelektualni schopnosti nejsou
postizeny. Naopak je ¢asto pozorovano, ze pacienti se SMA jsou neobvykle duSevné Cili
a pratelsti.

Klinicky jsou pacienti rozdéleni do 4 skupin, podle motorického vyvoje, kterého pacient
dosahl:



Typ | - akutni infantilni forma (Werdniglv-Hoffmanndv syndrom) - diagn6za byva
obvykle stanovena pfed dosazenim 6. mésice Zivota. K progresi dochazi v prvnich
meésicich Zivota. Spontanni hybnost se omezuje na minimum. Pacienti se SMA | typu

vors

Typ Il - pfechodna pozdné infantilni forma (chronicky typ Werdnigovy-Hoffmannovy
choroby) - diagnéza tohoto typu atrofie byva stanovena pfed dosaZenim 2. roku Zivota.
Pacienti se zpravidla nauCi sedét, nékdy dokazi i samy stat nebo udélat par prvnich
krackd. Samostatné chize nejsou nikdy schopni. Brzy dochazi k poklesu dosazené
urovné motorického vyvoje vetné schopnosti stat. Pokud maji pacienti se SMA Il. typu
zajisténu kvalitni pédi, dozivaji se pramérné 30-50 let.

Typ Il - juvenilni forma (Kugelbergliv-Welanderové syndrom) se projevuje obvykle v
pfedskolnim ¢i Skolnim véku. Nejprve se obvykle projevi poruchami chize vyvolanymi
narlstajici slabosti svalstva nohou. Postupné se horsi i hybnost rukou, klesa sila
svalstva trupu. Mezi 20 az 40 lety véku pacienti ztraceji pohyblivost.

Typ IV - vlastni adultni forma (AranGv-Duchennelv syndrom) - prvni pfiznaky tohoto
typu SMA se obvykle projevuji az po 35. roce. Postup nemoci byva obvykle velmi
pomaly.

V CR je odhadovan celkovy podet pacient(i na 160, aktualné evidujeme 120 pacient(l. Podet
je postupné upresfiovan. Aktualni prehled o poc¢tu pacientt je uveden na www.smaci.cz

Spinraza

Jedna se prvni Iék pro pacienty se
SMA. Po schvaleni Spinrazy ve
Spojenych statech v prosinci 2016,
byla Spinraza poskytnuta vybranym
klinikdm v ramci programud EAP, pfip.
ATU. Tyto programy zpfistupnily
Spinrazu pro pacienty se SMA jesté
pred jejich schvalenim a rozhodnutim
§p°ﬂ;'}';-'f}¥ o Uhradé vvjednotlivych statech.
3 Sinersen) Protoze v CR se do tohoto programu
nezapojil zadny z poskytovatel(
zdravotnich sluzeb, museli pacienti
se SMA z CR dojizdét do zahraniéi.
Do programu se zapojilo postupné 11
pacientt z CR. Po schvaleni
registrace Evropskou Lékovou Agenturou (EMA) dne 30. kvétna 2017 ziskal tento lék
registraci v EU.
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Na konci roku 2017 bylo v CR lé&eno Spinrazou pouze nékolik pacient(, protoZze nebylo
rozhodnuto o stanoveni podminek, Ghrady a max. ceny Spinrazy v CR a Spinraza tak nebyla
hrazena z vefejného zdravotniho pojisténi. Jednou z moznosti jak se dostat k tomuto Iéku
bylo zadost o mimoradnou Uhradu podle §16 zakona o vefejném zdravotnim pojisténi.

SMAci se zugastnili celé Fady jednani tykajici se zaji$téni dostupnosti Spinrazy v CR.

Postupné se podafilo v CR nastavit systém, ktery vychazi z doporugeni Détské neurologické
spole¢nosti. V doporuceni jsou stanovena kritéria, ktera definuji podminky dostupnosti
Spinrazy pro jednotlivé typy SMA v CR.

Nejdulezitéjsi aktivity v roce 2017

a)

zvySovani povédomi o SMA a dostupné lécbé

V roce 2017 byl registrovan prvni lIék pro pacienty se SMA - Spinraza. Navazali jsme
kontakty se zdravotnimi pojiStovnami a pacienty. Spolupracovali na pfipravé a
predani informaci souvisejicich s dostupnosti Spinrazy, jeji aplikaci, apod.

Zucastnili jsme se seminar a konferenci zamérenych na problematiku SMA, 1é¢by,
apod.

informovani o moznostech zajisténi kvalitniho Zivota, péce, Ié¢by a podpory pacient
se SMA, zafazovani do databazi pacient( a klinickych studii

Spolupracovali jsme na pfipraveé reportazi ze zivota pacientll se SMA. Publikovali
jsme ¢lanky na nasich webovych strankach.

Vytvofili jsme Seznam ¢lent a Seznam pacientd.
spoluprace se subjekty obdobného zaméFeni v CR i v zahraniéi

V CR jsme zapojili jsme se do &innosti Ceské Asociace Vzacnych Onemocnéni,
Asociace Pacientskych Organizaci. Dale jsme navazali spolupraci s organizacemi
obdobného zaméreni s dirazem na neurosvalova onemocnéni.

Navazali jsme spolupraci s SMA Europe, kde jsme se zapojili do €innosti odbornych
komisi.

podpora vyzkumu SMA a IéCby nemoci

Pribézné monitorujeme vyvoj dalSich 1€kt pro SMA, které se nachazeji v riznych
etapach klinickych studii.

organizace setkavani ¢lenll Spolku a jejich vzajemné vymeény zkusenosti a informaci

V roce 2017 jsme se zaméfili na vymeénu zkuSenosti a informaci mezi jednotlivymi
Cleny. Spusténi www stranek, vytvoreni stranky na facebook a také diskusni skupiny.

zprostifedkovani odbornych (nejen Iékafskych) konzultaci



Ve spolupraci s CAVO jsme se zudastnili seminafd organizovanych v ramci vyuky na
vysokych skolach.

Vyména zkuSenosti a informaci

Jednou z aktivit, na kterou jsme se zaméfili v roce 2017 byla vymeéna zkuSenosti a informaci

mezi ¢leny pacientské organizace, pacienty se SMA, ale také ostatnimi subjekty.

Probéhla 2 setkani s pacienty se SMA a jejich rodinnymi pFislusniky a to v kvétnu a ¢ervenci
2017. Setkani se zuc€astnilo se 20 ucastnikd. Zaméfeni téchto setkani bylo zejména na
registrovany lék Spinraza a s tim souvisejici Zadost o mimoradnou Uhradu, zkusenosti s
aplikaci apod.

Kromé vySe uvedenych setkani probéhla cela fada neformalnich vymén informaci a
informaci zejména telefonicky, ale také prostfednictvim stranky na facebook. Zprovoznili
jsme vlastni www stranky, kde jsou postupné umistovany informace tykajici se l1écky,
klinickych studii, apod.



Spoluprace se subjekty v CR

Po ustavuijici schiizi jsme zahajili spolupraci s Ceskou Asociaci Vzacnych Onemocnéni
(CAVO) a v kvétnu 2017 jsme se stali &leny této organizace. Déle jsme se zapojili do
ginnosti na Ministerstvu zdravotnictvi CR, kde byla vytvafena Pacientska rada. V neposledni
fadé také do Cinnosti Asociace Pacientskych Organizaci (APO).

P¥i zajisténi domaci péce spolupracujeme s Kolpingovou rodinou Smecno, ktera poskytuje
socialni sluzby (rana péce) u pacientl se SMA.

Plan na rok 2018 v oblasti zahraniCni spoluprace

NasSim cilem je pfinaset co nejlepsi informace a sluzby pro nase ¢leny. Jednou z cest jak
toho dosahnout je spoluprace a/nebo ¢lenstvi v mezinarodnich organizacich.

K datu uzavérky této VZ nebyli SMAci &lenem Zz4dné mezinarodni organizace.

V zahraniéi je n&kolik organizaci, které se zamé&fuji na pacienty se SMA. SMAci s nékterymi
z nich navazaly neformalni spolupraci. Do budoucna uvazujeme o participaci v nasledujicich
strukturach:

e SMA Europe - http://www.sma-europe.eu/about/ - zastfeSujici organizace
evropskych pacientskych organizaci SMA

e EURORDIS - https://www.eurordis.org/about-eurordis - nevladni evropska
aliance pacientskych organizaci vzacnych onemocnéni

e EMA - European Medicines Agency - http://www.ema.europa.eu - Evropska
Iékova agentura

e Cure SMA - http://www.curesma.org/about/ - nevladni organizace zastresujici
SMA predevsim USA, podili se také na financovani vyzkumu




Plan na rok 2018 v oblasti vyvoje léCiv

V Ceské republice ptisobi nékolik farmaceutickych firem, které maji také aktivity v oblasti
SMA. V roce 2018 mame za cil s témito firmami navazat komunikaci a rozvinout spolupraci.
Predpokladame aktivity v oblastech jako je pfiprava a realizace klinickych studii,
zprosttedkovani komunikace s komunitou pacientd, ale i zvySovani povédomi o SMA a

moznostech IéCby.

Vysledovka k 31.12.2017

Je uvedena v samostatné pfiloze



