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Vazeni pratelé, kamaradi, rodiCe, sponzofi a partneri.

Pravé jste otevreli vyroCni zpravu spolku PARENT PROJECT (dale jen PP)
za rok 2017. Podruhé k Vam promlouvam v uvodnim slovu. Jiz vic nez rok
dava PP smér novy vykonny vybor, stavi dim na zakladech, které se stavély
16 let. Stavi dim s jasnou vizi k dosazeni cile Vyzkum — LéCba — Nadéje.

Posledni rok byl ve znameni zmén, mame prvniho zaméstnance, tvofi se
nam tym odborniku, ktery je rodinam k dispozici, zajiStuje podporu v oblasti
psychoterapie, fyzioterapie, ergoterapie, poradenstvi v domaci peci. Tym je
uzce napojen na centrum ve FNM. Pomalymi kroky se posouvame k nasi
profesionalizaci, coz je nezbytné, pokud chceme byt funkCni pacientskou
organizaci, ktera skuteCné meéni situaci déti a dospelych se svalovou
dystrofii. Snazime se ziskavat nové partnery. Mame svou zastupkyni
v Pacientské radé MZ CR, coZ pfinasi velmi mnoho prace, ale miizeme
ovlivnit mnoho véci. Zapocali jsme konkrétni kroky ke vzniku Center vysoce
specializované péce.

PARENT PROJECT -
svalova dystrofie www.parentproject.cz

Vyzkum Lééba Nadéjo



Financovani vyzkumu neni v nasich silach, ale to nic neméni na nasi snaze
dostat do CR maximalni podet klinickych studii. Aktivné spolupracujeme se
zahranicnim odbornymi pracovisti | pacientskymi organizacemi. Karolina
Ceskova nas skvéle reprezentovala na konferenci PPMD, kde byla hostem Pat
Furlong, ale i béhem staze v nervosvalovém centru Yale New Heaven Hospital,
kde navazala cenné kontakty.

Dulezitou aktivitou tohoto roku byla pfiprava na 4. mezinarodni odbornou
konferenci. péCe o pacienty s DMD/BMD, ktera se bude konat v roce 2018.
Konference bude na nase podminky unikatni, nebot bude prevladat pocet
zahraniCnich prednasejicich a promluvi zastupci Ctyr farmaceutickych firem. Je
jasné, Ze nase intenzivni prace na zahranicnim poli pfinasi své vysledky.

Pofadame pobytové akce pro rodiny, a v této oblasti se také posouvame,
snazime se rodinam nabidnout benefity ve formé programu pro déti i dospélé,
zajisténi asistencnich sluzeb, jelikoz odpocCinek je pro vSechny nedostatkovym
,Zbozim".
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Nase aktivity bychom nemohli rozSifovat, kdyby nebylo nadSencu, ktefi se pfidali k
nasemu boji a vzali boj s DMD/BMD za svuj. PP si vybudoval pomérné stabilni
pozici, je organizaci uznavanou mezi odbornou verejnosti, uz nejsme neznamou
veliCinou, ale musime se snazit jesté vic, abychom byli vice vidét | mezi verejnosti,
abychom ziskali stabilni partnery. UCime se za pochodu, délame chyby, ale pro PP
pracujeme s nadsenim a laskou.

NasSe déti, dospivajici i dospéli zijici se svalovou dystrofii si nasSi praci zaslouzi,
jsou to bojovnici, ktefi nam davaji silu, jsou nasimi uciteli v trpélivosti, odhodlani
a umeéni radovat se ze zivota. Nikdy se nevzdame nadéje.

Dékuji Vam vS8em, Zze nam pomahate, fandite nam, podporujete nas na cesté s
jedinym cilem Vyzkum — Lé¢ba — Nadéje.

Jitka Reineltova, predsedkyné PARENT PROJECT, z. s.
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Poslani organizace

PARENT PROJECT, z. s. je pacientska organizace zalozena rodici, jejichz déti se
narodily se svalovou dystrofii Duchenne/Becker. Organizace byla zalozena v roce
1994 v USA, v CR pusobi oficialné od roku 2001.

AP 4D &4

« zajisténim kvality zZivota osob zZijicich s DMD/BMD,

* ZlepSenim Iékarské a socialni péce, zajisténi multidisciplinarni péce,

- ziskdvame, zpracovavame a predavame informace rodi€im i odborné vefejnosti
0 vyzkumu DMD/BMD a péci,

* jsme v kontaktu s vyzkumnymi centry v Evropé i v USA a snazime se o realizaci
kKlinickych, studii v CR a zapojeni pacientl do téchto studii,

 podporujeme vyzkum svalovych dystrofii DMD/BMD,

* Sifime povédomi o zivoté se svalovym onemocnenim, poradame odborné Iékarske
konference a pobytoveé vzdélavaci akce pro rodiny, svépomocna setkani,

« jsme &leny UPPMD, CAVO, NRZP, spolupracujeme s AIFP a Treat-NMD.

Ziskavame finan¢ni prostfedky za ucelem zajisténi nasich cilu:
VYZKUM - LECBA — NADEJE
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Organizacni struktura

Cinnost spolku je zaloZena na dobrovolné praci rodiét. Pfestoze ma nas spolek
statut pacientské organizace, neni provoz ze strany statu nijak podporovana.

NejvysSim organem spolku je ¢lenska schuze.

V Cele spolku stoji pétiClenny vykonny vybor, za ktery jednaji predsedkyné
a mistopredseda. PP je zaloZzen na dobrovolné praci, avSak nutna je postupna
profesionalizace spolku. Prvni krokem bylo zfizeni pozice koordinatora, ktery
je zatim jedinym zameéstnancem spolku. Dale mame externi spolupracovniky:
psychoterapeutku, fyzioterapeutku, ergoterapeutku, poradkyni domaci péce
a odborné poradkyne.
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Profil organizace

Nazev spolku: PARENT PROJECT, z.s.
Pravni forma: zapsany spolek
Datum vzniku: 27. srpna 2001
Datum zapisu: 1. ledna 2014 ’
Spisova znacka: L 10316 vedena u Krajského soudu v Usti nad Labem
ICO: 26540401
Sidlo spolku: Rudé armady 59, 431 44 Drouzkovice
Kontakt: Predsedkyné +420 602 167 243
Mistopredseda +420 776 001 206
E-mail: parentproject@parentproject.cz
Webové stranky: www.parentproject.cz
Transparentni ucCet (Raiffeisenbank, a.s.) €.0.1338146001/5500
Transparentni sbirkovy ucet (Fio Banka, a.s.) €.0.8012345678/2010
Provozni ucet spolku: €.u.0194971330/0300
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Vedeni spolku (vykonny vybor) zvolen
9. ¢lenskou schuzi
dne 12. listopadu 2016

Predsedkyné spolku: Ing. Jitka Reineltova
Mistopredsedy spolku: Ing. René BrecCtan
Vykonny vybor: Ing. Bc. Patrik Kuncar

Ing. Tomas Gurtler
MUDr. Hana Némethova
Ing. Jitka Reineltova

Ing. René BrecCtan

Cestny pfedseda: Jozef Suchy
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Ucet

Vysledky hospodareni za rok 2017

Pocatecni stav Ma dati Dal Konecny stav T Nazev uctu
221100 261 850,56 2158 961,77 1160 899,63 1259912,70 A Era Ucet pro neziskovky 194971330
221200 476 978,24 1 044 647,00 698 085,34 823 539,90 A Raiffeinsen Bank 1338146001
221300 1012 704,62 82,79 1012 787,41 A Raiffeinsen Bank TV 2010032801
221400 48 402,56 6 969,50 41 423,00 13 949,06 A Fio banka 8012345678
221500 180,00 180,00 A Fio banka 210078893
221 1800 115,98 3210661,06 1 900 407,97 3110 369,07 2 Bankovni ucty
T 180011598  3210661,06  1900407,97  3110369,07  Trida2-finanénicety
311 0,00 20 000,00 20 000,00 0,00 A Odbératelé
314300 0,00 15 000,00 9 936,00 5 064,00 A Poskytnuté provozni zalohy
314 0,00 15 000,00 9 936,00 5 064,00 A Poskytnuté provozni zalohy
321 -396,00 819 105,86 821 008,86 -2 299,00 P Dodavatelé
331 -11710,00 599 113,00 606790,00 -19 387,00 P Ostatni zavazky
336101 -4 410,00 66 956,00 70465,00 -7 919,00 P Zuctovani instit. socidl. zabezp.
336102 -1 890,00 28 696,00 30200,00 -3 394,00 P Zuctovani instit. zdr. poj.
336 -6 300,00 95 652,00 100665,00 -11 313,00 P Zuctovani instit. social. zabezp. a zdr. poj.
342100 -750,00 16 440,00 15060,00 630,00 A Zéalohova dan
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Ucet Pocatecni stav Ma dati Dal Konecny stav T Nazev uctu

342200 0,00 43 740,00 43 740,00 0,00 A Srazkova dan

342 -750,00 60 180,00 58 800,00 630,00 P Ostatni pfimé dané

3* -19 156,00 1 609 050,86 1617 199,86 -27 305,00 Tfida 3 — zuctovaci vztahy

931 2 559 19,93 255919,93 . 0,00 P Hospodarsky vysledek ve schval. fizeni

932 -1 525 040,05 . 255919,93 -1 780 959,98 P Nerozd. zisk, neuhraz. ztrata min. let

g Trida 9 — vl. jméni, fondy, hosp. vysl., rez.,
dl. dv.....

*E 0,00 5075 631,85 3773 527,76 1302 104,09 Rozvahové ucty celkem
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Naklady

501100
501200
501201
501300
201400
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500

512100
512200
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513100
513300
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518100
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0.00
0.00
0,00
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0.00
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0.00
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23 500,00
37 846,00
25022,00
61 124,94
26 073,99
89 128,40
262 695,00
106 579,00
64 569,00
171 148,00
23 574,10
10 000,00
33 574,10
831,00

4 652,36
36 2887,56

-23 500,00
- 37 846,00
-25022,00
-61 124,94
-26 073,99
-89 128,40
-262 695,00
-106 579,00
-64 569,00
-171 148,00
-23574,10
- 10 000,00
-33 574,10
- 831,00
-4 652,36
-36 2887,56
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Rezijni material
Zdravotni pomucky
Didaktické pomucky
Drobny hmotny majetek
Darkové predméty pro déti PP
Propagacni predméty PP
Spotreba materialu
Cestovné

Cestovné zahranicni
Cestovné

Pohosténi na akci PP
Dary pro sponzory
Naklady na reprezentaci
Postovné

Tel. poplatky + popl. internet

Sluzby (propagace, poradna, tisk. mat)
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Naklady

518104
518107
518109
518112
518

521001
522002
521

524101
524102
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0.00
0.00
0.00
0,00
0,00
0,00
0,00
0,00
0,00
0,00
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48 318,00
6 689,86
218 527,00

5383,00
647 288,78
242 090,00
364 700,00
606 790,00

20 130,00

55 925,00

-48 318,00
- 6 689,86
-218 527,00
- 5383,00
-647 288,78
-242 090,00
-364 700,00
-606 790,00
-20 130,00

-55 925,00

\

Suzby (preklady)

Poplatky (seminare, kurzy)
Pobytové akce PP
Pojisténi spolku

Ostatni sluzby

Hrubé mzdy

Hrubé mzdy DPP

Mzdové naklady

Zakonné zdravotni pojisténi

Zakonné socialni pojisténi
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Kniha analytické evidence - soucty

Ucet

Pocatecni stav

Ma dati DE]

Obdobi 01.01.2017 az31.12.2017

Konecny stav

T

Nazev uctu

524 0,00 76 055,00 -76 055,00 \ Zakonné socialni pojisténi

527100 0,00 968,00 -968,00 \ Zakonné pojisténi zaméstnanci

527 0,00 968,00 -968,00 \ Zakonné socialni naklady

546100 (00]0] 107 247,00 107 247,00 \ Dary vydané

546 0,00 107 247,00 -107 247,00 \ DETaY;

549100 0,00 2 790,76 -2 790,76 \ Bankovni poplatky

546 0,00 2 790,76 -2 790,76 \ Jiné ostatni naklady

5 * 0,00 1908 556,97 -1 908 556,97 Trida 5 — ndklady

602100 0,00 20 000,00 20 0000,00 v Trzby z reklamy

602 0,00 20 000,00 20 0000,00 v Trzby z prodeje sluzeb

604100 0,00 10 035,00 10 035,00 V Trzby z prodeje predmétt PP

604 0,00 10 035,00 10 035,00 v Trzby za prodané zboZi

644100 0,00 130,56 130,56 v Uroky - § 18/a/2

644 0,00 130,56 130,56 v Uroky

649200 0,00 162 000,00 162 000,00 \Y Dotace na mzdy Urad prace

649 0,00 162 000,00 162 000,00 Vv Jiné ostatni vynosy
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6821006 0,00 2 481 784,50 2 481 784,50 Prijaté dary (neni pted. dané)

682101 0,00 446 526,00 446 526,00 Prijaté dary (neni pred. dané DO)

682102 0,00 59 650,00 59 650,00 Pfijaté dary (neni pfed. dané GO)

682200 0,00 2 035,00 2 035,00 Prijaté dary FIO DMS (neni pred.
dané)

682 0,00 2 989 995,50 2 989 995,50 Prijaté prispévky

684100 0,00 28 500,00 28 500,00 Clenské ptispévky (osvobozené od
dané)

546 0,00 28 500,00 28 500,00 Prijaté clenské prispévky

6* 0,00 3210661,06 3210661,06 Tfida 6 — vynosy

* %k

0,00

1908 556,97

3210661,06

1302 104,09

Vysledkové ucty celkem

PARENT

svalova

PROJECT
dystrofie
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Ohlédnuti za rokem 2017
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Péce o pacienty:

Nejvice pacientu je soustfedéno do FN v Motole a FN v Brné, kde je zajisténa
nejlepsi péce, vcetné dostupnych klinickych studii. O dospéelé pacienty se skvéle
staraji ve VFN v Praze.

Pacienti maji k dispozici ,kasSlaciho asistenta®, sice dosud neni stanovena

jednotna uhrada, ale zdravotni pojiStovny uznaly jeho efekt pro pacienty.
Na tzv. § 16 maji pacienti k dispozici Translarnu a Calcort.

Pracujeme na vyreSeni problematiky socialné-zdravotniho pomezi, které je pro
nase rodiny zasadni.

Nas tym odborniku jiz vyresil Fadu problému pfimo v misté bydlisté pacientu, ale i
ve Skole Ci materské Skole.

Ceka nas jesté velmi mnoho prace, ale situace se stale zlep3uije.
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REaDy — registr svalovych dystrofii:

Registr ceskych a slovenskych pacientd s DMD/BMD vznikl ve spolupraci
Institutu biostatistiky a analyz Masarykovy univerzity v Brné, spolku PARENT
PROJECT a Fakultni nemocnice v Brné. Na tento registr navazal REaDy Registry
of Muscular Dystrophy, ktery si klade za cil evidovat co nejvétsi pocet pacient(
s geneticky vrozenymi vadami (DMD/BMD, SMA, DM a FSHD) a diky kompletnim
genetickym vysSetfenim pomoci ve vyvoji léCby a péci o nemocné.

V roce 2017 jsme obdrzeli grant na podporu registru svalovych dystrofii, ktery
byl vyuZit na vzdélavani lékaru a zlepseni validity dat. O podporu registru REaDY
jsme pozadali v ramci grantového rizeni MZ i v roce 2018.

Cilem registru je:

= vedeni databaze ceskych a slovenskych pacienttl s DMD/BMD, SMA, DM
a FSHD,

= zarazeni pacientd do mezinarodnich studii,

= urychleni vybéru pacientl v pripadé vyvoje nového léCiva,

= podpora vyzkumu svalovych dystrofii,

= informacni servis o vysledcich nejnoveéjsich vysledcich [éCby.
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REaDy — registr svalovych dystrofii:

Pocet pacientl v prabéhu roku 2017
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Centra vysoce specializované péce pro nervosvalova onemocnéni a
standardy péce o pacienty s DMD/BMD

V roce 2016 se podarilo zapojit spolupracujici pracovisté do Evropské referencni sité (ERN).
V roce 2017 jsme bojovali za nastaveni systému fungovani centra. Ziskavali jsme potrebné
informace, které nam pomohou pfi jednani o podporu nervosvalovych center. Termin
vyhlaseni center by mél byt konec roku 2018.

Pfedni svétovi odbornici na DMD/BMD spole¢nymi silami vytvofili standardy péce o
pacienty s DMD/BMD. Standardy jsou k dispozice. Nyni se zajistuje jejich preklad a
nasledné schvaleni PPMD.

Podilime se na financovani zahrani¢nich stazi 1ékar a dalSich odbornik(, které jim umozni
ziskat mnoho uzitecnych a cennych poznatk( a zkusSenosti.

Motivujeme rodiCe, aby se orientovali v pécCi o své déti a o moznostech péce aktivné
hovotili s [ékafri.
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Zahranicni spoluprace:

Prostfednictvim spolupracuijicich |ékait z Ceské republiky jsme v neustalém kontaktu
s odborniky ze zahraniCnich vyzkumnych center.

Nasi zastupci z fad Clenl organizace, ale i |ékafll se spoleéné ucastni odbornych
seminaru zameérenych na vyzkum DMD, péci o pacienty a dalSi problematiky pacientu.

Uzce spolupracujeme s UPPMD (United Parent Projects Muscular Dystrophy) a TREAT-
NMD (Neuromuscular Network), jejichz jsme Cleny.

Pravidelné komunikujeme s italskou organizaci ONLUS PARENT PROJECT a podilime
se na mezinarodnich pruzkumech, ke kterym maiji pfistup pouze pacientské organizace.

-

QK

~ TREAT-NMD

Neuromuscular Network

(@‘ United Parent Projects
v < | Muscular Dystrophy
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Nase zastupkyné& MUDr. Karolina Ceskova a Ing. Jitka Reineltova se ve dnech 17.02.
az 19.02.2017 zucastnily mezinarodni konference Parent Project ONLUS v Rimé.
Béhem téchto dnu probéhlo také setkani UPPMD.

Vg Vviiwv s

zastupci firem a organizaci a navazani novych kontaktu. Jako mala zemé
a organizace musime byt vidét a slySet a k tomu jsou tyto konference idealni. Cim vice
kontaktt, tim vice studii pro CR, projektd, mezinarodni spoluprace a inspirace pro
nase aktivity.

Toto setkani pfineslo jiz uvedené pozvani na PPMD Konferenci do Chicaga,
v€etné uhrazeni vSech nakladu. Zastupce Rady UPPMD Parent Project CZ tolik
zaujala svou prezentaci a dlouhodobou praci, ze se rozhodli nam poskytnout
moznost pfednaset na americké konferenci o situaci v CR a o nasich aktivitach.

WORLD DUCHENNE ORGANIZATION

P
DUCHENNE A

Joiningack.

JOINTHE FIGHT.
END DUCHENNE.
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Pobyt MUDr. Karoliny Ceskové v Yale New Haven Hospital

Karolina stravila mésic v americké nemocnici New Haven. Tato nhemocnice
patfi mezi 17 nervosvalovych center v USA, které maji statut ,centra péce o
pacienty se svalovou dystrofii Duchenne®. Cilem tohoto pobytu bylo ziskat
infformace a zkuSenosti v péCi o pacienty s DMD v piIné funkCnim
nervosvalovém centru. Bojujeme za vznik nervosvalového centra se
statutem PPMD, abychom mohli do CR dostat klinické studie.

Setkani pacientskych organizaci v Athénach 8.-10.12.2017
Spoleéné setkani zastupcl evropskych pacientskych organizaci uspofadala
organizace UPPMD. Zucastnila se ho naSe zastupkyné MUDr. Karolina

Ceskova. Naplini vikendového setkani bylo zdokonalit schopnosti zastupcti
z jednotlivych zemi bojovat za zajmy své pacientské organizace a pacientu

s DMD.
| bucHENNE |
CERTIFIED
[ cane cevren |
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Spoluprace v CR:

Jiz nekolik let se naSi zastupci vzdélavaji v ramci projektu Akademie
pacientskych organizaci (APO), poradaného AIFP (Asociaci inovativniho
farmaceutického pramyslu).

Vzhledem k dobré spolupraci jsme méli moznost vystoupit v AIFP na tiskové
konferenci v ramci Dne vzacnych onemocnéni. Se svym pribéhem vystoupil
Martin KrCek, ktery nasledne délal rozhovor pro internetovy denik Novinky.cz.
Clanek vysel 27.02.2017

Diky spolupraci s APO jsme se mohli zucastnit setkani pacientskych
organizaci v se zastupci Evropského parlamentu v Bruselu ve dnech
06. a 07.06.2017. Ziskali jsme cenné informace, nasbirali nové podnety a
inspiraci.

2; 7# W/ \,

ke o e
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V roce 2017 pokragovala spoluprace mezi nasi organizaci a SUKL (Statni
ustav pro kontrolu I€Civ). V roce 2015 bylo mezi nami uzavieno memorandum o
spolupraci.

Spolupracujeme s ministerstvem zdravotnictvi, kdy se ucCastnime jednani
pacientské rady a naslednych setkavani v ramci projektu ,Férum®. Clenkou
pacientské rady MZ je naSe predsedkyne Ing. Jitka Reineltova.

Ugastnime se také pacientskych rad na MZ a VZP.

Jako élenska organizace ,Ceské asociace pro vzacna onemocnéni“ jsme se
dne 15.10.2017 zucastnili konference a vzajemného setkani ¢lendu.

ceska E
/| T, "« MINISTERSTYO ZDRAVOTNICTV
Qsociace 2 9:1 CESKE REPUBLIKY

pro vzacna
onemMmocnéni
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Informace z vyzkumu

Eteplirsen (Exondys 51) — lék vhodny pro pacienty, ktefi maji potvrzenou mutaci
pristupnou exon skippingu 51.

V Evropeé zacCatkem roku 2017 CHMP schvalilo zadost o registraci, konecné
rozhodnuti se predpokladalo na konec roku 2017, nakonec vSak bude toto
rozhodnuti do 1.poloviny 2018.

Exon skipping 53 a 45 od spolecnosti Sarepta - studie Essence faze Il —
V Evropé se planuje dokonceni zapisu do konce roku 2017.

Golodirsen — Sarepta - Pro pacienty s DMD vhodné na exon skipping 53. =
Studie 4053-101 dalsi studii — faze %2, slouceniny SRP- 4053 pro exon skipping
53, prvni vysledky prekonaly oCekavani - 11ti nasobna exprese dystrofinu oproti
trojnasobné indukci u léCiva Exondys 51.

=
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Exon skipping 53 — NS Pharma - klinicka faze 2, USA 2.faze, Japonsko % faze (nabor
12/2016 a 7/2016), klinicka studie S-065/NCNP-01-201, chodici pacienti 4.-10.rok
stabilné na GC. Posouzeni bezpecnosti, snasenlivosti, farmakokinetiky a
farmakodynamiky.

Zari 2016 Japonsko — prvni objeveny antisens oligonukleotid v Japonsku, kterému bylo
od FDA udéleno zrychlené schvalovani), oznaceni Orphan Drug (sirotCi Iék), I€ék pro
vzacna détska onemocnéni.

Ezutromid od spole€nosti Summit - utrofin — ve svalu plodu a pfirozené pfi reparaci u
poSkozeného svalu v menSim mnozstvi, tzn. i u pacientt s DMD. Cilem upregulace
utrofinu je navysit jeho mnozstvi tak, aby byl sval funkéni.

Predbézné zprava ze studie v prvnim Ctvrtleti 2018 — vysledky biopsii po 24 tydnech cca
20 pacientu. MR a funkéni testy — 3.Ctvrtleti 2018 (celkem 48 tydnu).

Rijen 2016 Sarepta oznamila vyhradni smlouvu o spolupraci se Summit na vyzkumu a
sdileni licenci nutnych pro legalizaci modulatoru utrofinu pro Ié€bu DMD v Evropé.

4
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VBP15 — Vamorolone, ReveraGen BioPharma - jedna se o steroid, ktery vykazuje
méné nezadoucich ucéinkd (na rozdil od prednisonu ¢&i deflazacortu) a to pfi zachovani
sveé efektivni slozky. Nyni 2a faze klinické studie u chlapct bez GC, 4-7let, rozdéleni na
skupiny dle davek Vamorolonu. Faze 2b v planu i v CR — nejdfive po&atkem roku 2018,
nyni se Ceka na vysledky 2a faze, ze které bude stanovena davka Iéku.

Emflaza, Marathon Pharmaceuticals - Protizanétlivy, imunosupresivni prostredek,
zpomaluje ztratu svalové sily a funkce, zachovava srdecni a respiracni funkce, snizuje
vyskyt skolidzy. MirnéjSi nezadouci vedlejSi ucCinky na rozdil od klasickych
kortikosteroidu. Hlavni n.u.- rozvoj asymptomatického Sedého zakalu.

Brezen 2017 - PTC Therapeutics oznamuje dohodu o koupi léCiva Emflaza ™ pro
|éCbu DMD v USA, duben — dokoncuje akvizici Emflazy.

Kvéten 2017 — PTC zajiStuje pristup (EmflazaCares) = pfipadovi manazefi pro ziskani
Emflazy bez obtizi.

Zjisténo, Ze deflazacort oddaluje ztratu schopnosti chize o 3,8 let oproti
prednisonu/prednisolonu. Pacienti na deflazacortu byli schopni chodit v priméru o 31,6
metru vice v testu 6-ti minutové chlize nez pacienti na prednisonu/prednisolonu.

_ﬁ O\
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Raxone = idebenone - Pripravek od spoleCnosti Santhera Pharmaceuticals,
benzochinon s kratkym rfetézcem a kofaktor enzymu NAD (P) H: chinon oxidoreduktaza
(NQO1), pusobi jako antioxidant, inhibuje peroxidaci lipidd a stimuluje tvorbu energie
na mitochondrialni urovni.

Zari 2017 - negativni stanovisko od Vyboru pro humanni |éCivé pfipravky (CHMP)
Evropské lIékové agentury (EMA) k rozSifeni pouziti Raxony u DMD pacientt. Santhera
planuje odvolani a bude zadat prezkoumani od CHMP. VSechny klinické studie by mély
pokraCovat dle planu, protoZe bezpeclnostni profil zistdva nezménén, rozhodnuti
pfezkoumani CHMP bude v prvnim ctvrtleti 2018. Zafi — zafazeni prvnich pacientu
s DMD do systému EAMS.

Translarna - Prvni kauzalné schvaleny lék, registrovan postupem tzv. podminéného
schvaleni. Uginna latka Ataluren, spoleénost PTC Therapeutics, Inc. Tato [ééba je
urCena pro pacienty s bodovou mutaci typu nonsense pro DMD (nmDMD), cca 12%
chlapcu s DMD.

Brezen 2017 — prodlouzeno podminecné schvaleni Translarny.

PARENT |l PROJECT .
svalova dystrofie www.parentproject.cz

Vyzkum Lééba Nadéjo



CAP-1002 — Capricor - Vyzkum bunék derivovanych z kardiosféry pravé probiha.
SpoleCnost Capricor Therapeutics. Zapis pacientu dokonen — studie HOPE /Il —
podzim 2016. ZlepSeni u nékterych parametri srdecni funkce a funkce hornich
koncetin.

Cervenec 2017 — spoleénost Capricor pfijima od FDA oznadeni Rare pediatric
Disease (vzacné détské onemocnéni) pro pacienty s DMD (Orphan Drug jiz drive).

Givinostat = antifibrotikum = proti zvazivovaténi. Jde o inhibitor histon deacetylazy
HDAC, v oralni Italfarmaco zkouma jeho ucinky u déti s DMD. Probiha studie faze 2
v Italii. Soubor — 27 déti od 10-14 let, jen 2 ztratily schopnost chuze.

BMS-986089 [Inhibice myostatinu] je lidsky protein adnektin zaméfeny proti
myostatinu. Je ur€en pro Duchennovu svalovou dystrofii. Snizuje hladinu myostatinu,
ktery zpomaluje rlst svalové hmoty.

Domagrozumab (PF-06252616) blokovani aktivity myostatinu — monoklonalni
protilatka. Spole€nost Pfizer, 2.faze klinické studie.
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BMS-986089 [Inhibice myostatinu] je lidsky protein adnektin zaméreny proti
myostatinu. Je urCen pro Duchennovu svalovou dystrofii. Snizuje hladinu myostatinu,
ktery zpomaluje rust svalové hmoty.

Domagrozumab (PF-06252616) blokovani aktivity myostatinu — monoklonalni
protilatka. Spolecnost Pfizer, 2.faze klinické studie.

Mikrodystrofin — genovy transfer, genova lécba, firma Genethon, studie na modelch
DMD psu.

CRISPR-Cas9 — genové nuzky, uprava (editace) genu, preklinicky vyzkum —
potencial |éCit az 80% déti s DMD.

Vyzkumnici na utazském Southwestern Medical Center v laboratofi Uspésné oprauvili
Duchennovu svalovou dystrofii v lidskych bunkach a u mySi pomoci nového enzymu
CRISPR-Cpf1. Cpf1 je mnohem mensi nez enzym Cas9 — jednodussi dostat ho do
bunék svalul, snazsi opraveni genu (duben 2017).
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Rok 2017 v PP

Cinnost naseho spolku by se neobesla bez partnerq, pratel, lidi, ktefi maji srdce na
spravném misté a neni jim lhostejny osud nasich déti. VSem patfi velky dik.

Mnoho partnert se stalo nasSimi prateli, jsou s nami na jedné lodi, podporuji nas
financné, ale i lidsky, chapou nase krédo ,zit a nejenom prezit* a proto poradaji pro
kluky rizné akce. Kluci zaziji zakulisi automobilovych i motocyklovych zavodu,,
,b€haji“ pilmaratony i maratony, jezdi spanilé jizdy, hraji Bocciu.

TéZ naSi aktivni Clenové organizuji akce na nasSi podporu a zazitky klukd. Diky
rodiné PeSkl mohou prozit hasiské zavody, které se kazdoro¢né konaji v
Rohovladové Bélé a nas spolek ziskava kazdoro€né nemalou podporu. Rodina
Backovskych vénuje Cast vytézku z plesu, ktery se pofada na podporu jejich syna
Jakuba, na ¢innost naseho spolku. Diky rodiné Turkd jsme jiZ mnohokrat proZili den
plny adrenalinu v tésné blizkosti motocyklovych zavodu, ale obdrzZeli jsme nemalou
finan¢ni podporu. VSem patfi velky dik.

Fundraising je dulezitou, i kdyz velmi narocnou soucasti €innosti organizace.
Financ¢ni prostfedky ziskavame od stalych podporovateld, ale i od nahodnych darcu.
V roce 2017 jsme opét vyuZivali dotacnich program( vyhlasenych Ufadem vlady,
MZCR, ale i nadacemi.
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Propagacni akce

Dne 06.06.2017 jsme zahdjili daldi kolo vystavy Zijeme s Vami, tentokrat v
Akademickéem klubu 1. LF, ve Faustovo domé v Praze. Vystavou jsme chtéli
upozornit na nutnost vzniku center vysoce specializované péce, ktera budou
peCovat o pacienty détské i dospélé.

Bylo to velice milé setkani, kde se seSli zastupci odborné verejnosti, ale i
neziskovych organizaci, se kterymi uzce spolupracujeme.
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Dny Prahy 11 RIS oo
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L DY’

Ve dnech 15. a 16. 9. 2017 jsme se mohli prezentovat
‘na Dnech Prahy 11.

NGO Market

Dne 12.04.2017 jsme se poprveé zucastnili veletrhu neziskovych organizaci NGO
Market.

Velikonoc€ni trhy na Staroméstském nameésti

Dne 02.04.2017 jsme mohli byt soucasti VelikonoCnich
trhii na Staroméstském namésti. Ugast ndm umoznila

Nadace rozvoje obCanskeé spoleCnosti v ramci projektu
Pomozte détem.

b
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Svétovy den Duchenne

Svétovy den Duchenne pripada vzdy na 07.09. My jsme se v roce 2017
zapojili do celosvétové kampané natoCenim videa. Dostali jsme otazky, na
které méli odpovedét déti se svymi rodicCi, dospivajici i mladi muzi s DMD.
Téma kampaneé byly,sny*.

Kampan poradal italsky PARENT PROJECT ONLUS.

Video muzete shlédnout

PARENT ‘ PROJECT .
www.parentproject.cz
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https://vimeo.com/232661013

PARENT PROJECT v médiich a jinde

Nemocnym s Duchennovou chorobou pomaha novy lék. Pro Martina ale vhodny
neni

Sedmadvacetilety Martin se narodil jako zdravy chlapec, ktery v détstvi miloval fotbal.
V pozdéjSim véku ho ale postihlo vzacné onemocnéni, kdy mu postupné odumiralo
svalstvo, az skoncCil na voziku. Prfestoze jsou prognézy Duchennovy svalové dystrofie
fatalni, mlady muz se snazi svuj Zivot uzivat naplno. Novy Iék mu uz nepomuze...

Novinky.cz 27. unora 2017

Reportaz na €T o nutnosti vzniku specializovanych center

Na setkani rodin za nami pfijela Ceska televize a pani naméstkyné ministra
zdravotnictvi Lenka Teska Arnostova. Cilem reportaze je upozornit na absenci
specializovanych center, kde by probihala multidisciplinarni péce.

Ceskatelevize.cz 26. srpna 2017
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https://www.novinky.cz/zena/430328-nemocnym-s-duchennovou-chorobou-pomaha-novy-lek-pro-martina-ale-vhodny-neni.html
http://www.ceskatelevize.cz/porady/1181680258-tyden-v-regionech-brno/317281381890826-tyden-v-regionech/video/

PARENT PROJECT v médiich a jinde

Je stejny jako jeho vrstevnici, jen je na voziku, fika Adamuv tatinek

Jaké je to starat se o dité s Duchennovou svalovou dystrofii? Co vSechno péce
0 n€j obnasi? Co takto nemocné déti a jejich rodiCe trapi? A z ¢eho maji naopak
nejvetsi radost? VSechny tyto otazky jsou namétem Cetnych diskusi na spole€ném
setkani rodicu déti se zminénym onemocnénim, které se v tomto tydnu kona
v Détském stiedisku Brezejc.

Denik.cz 24. srpna 2017
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https://www.denik.cz/regiony/je-stejny-jako-jeho-vrstevnici-jen-je-na-voziku-rika-adamuv-tatinek-20170824.html

Pobytoveé akce pro rodiny

Pobyty pro rodiny s malymi détmi

Ve dnech 17.-19.03.2017 a 20.-22.12.2017 probeéhly psycho-rehabilitacni
pobyty pro rodiny s malymi detmi se svalovou dystrofii.

Béhem téchto vikendu byl pro rodice pfipraven odborny program ve formé prednasek a
moznost individualnich konzultaci s psycholozkou, ergoterapeutkou, fyzioterapeutkou a
poradkyni domaci pécCe. Kazde dité mélo asistenta.

Pro déti byl pfipraven zabavny program. V Bfeznu déti vyrévbély jarni vyzdobu pro
maminky, soutézily o zajimavé ceny, mazlily se s kralicky, teta St€panka je pfemeénila v
pohadkové bytosti €i zvifatka a pomocnik Kuba jim vykouzlil z balonkd mece a zviratka.

V fijnu se déti bavily s Pepou a Pipi, skvélymi klauny. Odpoledne déti prozily bajecné
odpoledne v ramci Dobrovolnického dne firmy Sanofi-Zentiva, ozdobily si vlastni draky;,
tvorily vyrobky s podzimni tématikou, zastfilely si z kuSe a shazovaly plechovky. VSichni
spolecné jsme si opekli buftiky.
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Brezen 2017
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Ozdravny pobyt pro kluky a maminky

Od soboty 8.7. do soboty 15.7.2017 jsme si uzivali na "damské jizdé" ve Strelskych
Hosticich.

Byli jsme zde poprvé a areal nas velmi mile prekvapil. Mali i velci méli dost prostoru
na blbnuti jak venku, tak i uvnitr. Areal se nachazi v krasném prostredi. Z jedné strany
jsou lesy a z druhé strany reka Otava, ve které jsme se v teplém pocasi koupali.

Navstivili jsme zficeniny hradu Helfenburk a vodni zamek Blatna, kde maji oboru s
danky. Dale jsme navstivili mésto Pisek a krokodyli ZOO v Protiviné, kde jsme méli
moznost vyfotit se s krokodyli.

KlukGim délali spolecnost asistenti a to po celou dobu pobytu. Hlavné pro maminky to
byla velka pomoc, aby si aspon na chvilku odpocinuly.
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Pobyt tatinkt s kluky

Ve dnech 12.-19.08.2017 se uskutecnil pobyt tatinkt s kluky v Aleniné Lhoté.
Letosni jizdy se zucastnilo 6 klukil s doprovodem. Navstivili byvalou postovnu ze
Snézky, nyni umisténou pod Javorovou skalou, Jistebnici, Borotin a dalSi
vesnice v okoli. Navstivili také vojenské muzeum, husitsky tabor a Zvikov.
Nesmélo chybét tradiCni navstéva slaného a teplého bazénu Sole-felsen-bad.
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Celorepublikové setkani rodin

Ve dnech od 19. do 27. srpna 2017 se konalo tradi¢ni setkani rodin. Setkani se
konalo v Bfezejci a u€astnilo se ho 16 rodin.

NejvétSim prekvapenim pro nas bylo setkani s dravci. Mohli jsme si pohladit sovu a
dalSi dravce. Dokonce jsme se mohli vyfotit i s orlem.

Velmi zajimava také byla pfednaska o hadech a oblovkach. Hady i oblovky jsme si
také mohli pohladit.

Po celou dobu pobytu méli déti i dospivajici k dispozici asistenty. Takze rodiCe si v
klidu mohli uzivat lekce jogy. Déti si uzili hypoterapii. Mohli jsme si vyzdobit nadobi z
keramiky. Vidéli jsme ukazku bojového uméni. Pro déti bylo pfipraveno malovani na
obliej. NejvétSi adrenalin jsme zazili pfi navstévé Muzea prumyslovych Zeleznic pfi
jizdé na regionalni uzkokolejné trati. Dale nas pfijel navstivit kouzelnik

Na pobytu byla k dispozici fyzioterapeutka Mgr. Anna Janska. RodiCe méli moznost
konzultace a moznost masaze.

Dale byla pfitomna RNDr. Jitka Zurmanova, Ph.D. specialistka na bioenergetiku a
svalovou fyziologii.
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Akce vSeho druhu

Sportisimo 1/2 Maratonu

Dne 1. 4. 2017 se konal tradicni Sportisimo 2 maraton v Praze, kterého se
pravidelné uCastnime. PoCasi nam pralo, zazemi, obcCerstveni i zabava — vSe bylo
perfektni a akce se velmi vydafila. Velké podékovani patri opét RWTTC se kterymi
akci organizujeme. V letoSnim roce se na trat’ vydalo opét devét kluku a také devét
rodi€l a sourozencu. S naSimi kluky bézelo 34 kamaradi z RWTTC a celkem pak
120 bézcu s voziky.
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Cely 72 maraton ale také bézZela skupina nadSencu - kamaradu naseho Clena a v
kostymech Oompa-Loompu. To byl obdivuhodny vykon a jsme jim velmi vdécni,
protoze timto béhem vybrali a vénovali nasi organizaci 200 000 KE. Velmi si jejich
podpory vazime.
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5. rochik turnaje v iBoccie

V obdobi od 20.05 do 21.05.2017 byl realizovan 5. ro€nik turnaje v integrované Boccie
v Nové Pace, kterého se zucastnilo 13 rodin.

Mimo klukl ,parentik(“ a jejich rodin se jiz tradi€né ucastnili kamaradi z MDA RIDE.
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300 zatacek Gustava Havla

Dne 22.05.2017 se osm déti spolu se svymi rodinami zucastnilo motocyklovych
zavodu 300 zatacek Gustava Havla v Hoficich.

) 3
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Den s konmi

Dne 10.06.2017 jsme poradali Den s konmi. Behem tohoto dne mély rodiny
moznost si vyzkousSet hippoterapii. Déti mély moznost vyzkouset si pecCi o koné.
Béhem obéda rodice vedli podnétné diskuze.

“PARENT Wl PROJECT
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9. MDA RIDE

V poradi jiz devaty roCnik dobroCinné akce MDA RIDE na podporu lidi se svalovou
dystrofii probéhl v sobotu 17. ervna opét na Vaclavském namésti v Praze.

Diky vSem uzasnym a skvélym lidem se vybralo rekordnich 1 157 600 K¢.

MDA RIDE neni jen nazev charitativni akce, ale je to pfedevSim spoleCenstvi drsnych
motorkarl, ktefi vSak maji srdce na spravném misté. Toto spoleCenstvi podporuje lidi se
svalovou dystrofii.

MDA RIDE podporuje nejen nas, ale také Ceskou asociaci muskularnich dystrofika.
Kazdy rok se délime rovnym dilem, vzhledem k tomu, ze byl rok 2017 rekordni, pfipadlo
578 800 Ké€ pro kazdou organizaci. Vytézek byl v naSem pfipadé vyuzit na 5. turnaj v
iBoccie, pobyt pro maminky s détmi, informacni kampan ke svétovéemu dni DMD,
celorepublikovy sraz, provoz webovych stranek a kazdoroCni rekondicni pobyt rodin s
malymi détmi. Zbylych 335 704 K€ bylo rozdéleno mezi 33 jednotlivych rodin na
potfebné pristroje a vybaveni.
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Soutéz v pozarnim sportu

Kazdy rok poradaji dobrovolni hasiCi z Rohovladove Bélé hasiCskou soutéz v
pozarnim sportu "O pohar starosty obce Rohovladova Béla", ktery je vénovany
podpore organizace PARENT PROJECT, z.s.

Za to, ze je z této skvélé akce podporovana nase organizace vdécCime rodine
PesSkovych - Iveé, Pepovi, Adamovi a Terce.

Akce se konala 16. 7. 2017 a vybralo se
uzasnych 78.750,-
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Podékovani

Cinnost spolku Parent Project, z.s. by nebyla mozna bez podpory,
pomoci a spoluprace s fadou firem, organizaci a jednotlivcu.

Vasi pomoci si opravdu velmi vazime.
Bez Vas bychom nebyli schopni splnit nase poslani a dosahovat nasich
cila.
Déekujeme, ze jste nasi soucasti.
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Dékujeme,Ze jste vstoupili do Zivota nasich déti

PARENT PROJECT, z. s.

Vyzkum - |ééba - nadéje
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