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Parent Project — uvodni slovo

Vazeni pratelé, kamaradi, rodiCe, sponzofi a partnefi.

Praveé jste otevieli vyroCni zpravu dnes jiz spolku (dfive obCanského spolku) PARENT PROJECT (dale
jen PP) za rok 2014.

Rok 2014 je vyznamnym milnikem pro vSechny rodiny déti s DMD/BMD. Poprvé v historii byla
podminéné schvalena pro EU l|éCba pfipravkem Ataluren (obchodni nazev Translarna). Jedna se o
pripravek, ktery je schopen jako prvni a zatim jediny opravdu zlepSovat stav déti s DMD (podle
vysledku klinickych studii). Sice je ur€en pro pacienty s ,nonsense mutaci“, coz je cca 15% pacientl a
bohuzel zatim ve vétSiné statu, v kterych bylo jeho uzivani jiz dofeSeno a schvaleno, je pouze pro
chodici pacienty splnujici urCita kritéria. | presto je to velky pokrok a nadéje pro vSechny rodiny a
hlavné pro vSechny pacienty s DMD, Ze hlavni cil vzniku a pUsobeni celosvétového hnuti zvaného
PARENT PROJECT bude naplnén.

A co je podstatné, finiSuji dalSi nadéjné klinické studie zejména s latkami Eteplirsen a Drisapersen -
vice v ¢asti vyzkum.
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Parent Project — uvodni slovo

Tyto zpravy jsou velmi pozitivni. Pokud se nam jeSté podafi ve spolupraci s odborniky
zkvalitnit a standardizovat péci o pacienty s DMD/BMD, bude to velka Sance pro vétSinu
téchto pacientl, ze se doziji Iéku na tuto zakefnou nemoc.

A tak vzharu do nadéjného roku 2015 ...

Jozef Suchy, predseda z.s.
PARENT PROJECT
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Parent Project — poslani organizace

Parent Project (Projekt rodi€ld) je neziskova 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.

VEagWEWwr

* Ziskavame financni prostiedky pro vyzkum a budouci Iécbu Duchenne/Becker
(DMD/BMD) v Ceské republice

» ZlepsSujeme standardy péce a kvalitu zivota pacientii s DMD/BMD

» Ziskavame, zpracovavame a predavame informace rodi¢im i odborné
verejnosti o vyzkumu DMD/BMD a o zakladni i specializované péci

* Jsme v kontaktu s vyzkumnymi centry v Evropé i USA a hledame moznosti
zapojeni pacientt do klinickych studii v zahrani€nich centrech

+ Organizujeme charitativni akce s cilem informovat o DMD/BMD
* Podpora funkéniho registru pacientit s DMD/BMD a potencialnich prenasecek
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Parent Project - organizacni struktura

Cinnost spolku je zaloZzena na dobrovolné praci rodi¢d. Prestoze ma nas spolek statut pacientské
organizace, neni provoz ze strany statu nijak podporovan. To je také hlavni divod, pro¢ organizace
nema stalé zaméstnance. Pro spolek pracuje predevsim vykonny vybor, jehoz sloZeni je pétiClenné.
V Cele spolku stoji pfedseda a mistopfedseda. NejvysSim organem spolku je ¢lenska schuze.
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Parent Project - profil organizace

Nazev spolku . “PARENT PROJECT*“

Pravni forma . spolek

Datum vzniku . 27.srpna 2001 (zapsano u MV pod cislem jednacim VS/1-1/47 844/01-R)
Datum zapisu . 1.ledna 2014

Spisova znacka . L 4396 vedena u Krajského soudu v Hradci Kralové

ICO © 265 40 401

Sidlo spolku . Vétrna 262, 550 01 Broumov

Telefon . 776 001 206 — Jozef Suchy (predseda),

776 001 207 — Pavel Trojan (mistopredseda)

E-mail . parentproject@parentproject.cz

Webove stranky . Www.parentproject.cz

Transparetni ucCet (Raiffeisenbank, a.s.) > €.u. 1338146001/5500 - ,,Konto vyzkumu*
Transparetni sbirkovy ucet (Fio banka, a.s.) : €.u. 8012345678/2010 - ,,Sbirkové konto (DMS)*
Provozni ucet spolku : €.0. 0194971330/0300
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Parent Project - profil organizace

Vedeni spolku (vykonny vybor) zvoleny 7. ¢lenskou schuizi z.s Parent Project dne 23.11.2013 :

Predseda spolku

Mistopredseda spolku

Vykonny vybor
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- Suchy Jozef, Husova 245, Hrob

. Trojan Pavel, Vétrna 262, Broumov

. Ing. Bre¢tan René, Nova cesta 1108, Dobrichovice

Krckova llona, V Bazantnici 2651, Kladno

Ing. Reineltova Jitka, Rudé armady 59, Drouzkovice
Suchy Jozef, Husova 245, Hrob

Trojan Pavel , Vétrna 262, Broumov

www.parentproject.cz



Parent Project - vysledky hospodareni rok 2014

Uget Poéateéni stav Ma dati Dal  Koneény stav T  Nazev Gétu
211100 1 915.00 1915.00 A  Pokladna
211 1 915.00 1915.00 A Pokladna
221100 552 667.04 176 522.36 284 320.63 444 868.77 A  Era ucet pro neziskovky 194971330
221200 368 412.24 312 728.69 58 887.37 622 253.56 A  Raiffeisen Bank 1338146001
221300 1 012 456.02 82.79 . 1012 538.81 A  Raiffeisen Bank TV 2010032801
221400 50 466.56 17 463.50 64 897.00 3033.06 A  Fio banka 8012345678
221 1984 001.86 506 797.34 408 105.00 2 082 694.20 A Bankovni ucty
261 0.00 3 000.00 3 000.00 0.00 A  Penize na cesté
2* 1985 916.86 509 797.34 411 105.00 2 084 609.20 Tfida 2 - Finanéni ucty
311 0.00 30 000.00 30 000.00 0.00 A  Odbératelé
321 0.00 224 542.99 224 542.99 0.00 P  Dodavatelé
325 0.00 72 783.74 72 783.74 0.00 P  Ostatni zavazky
3* 0.00 327326.73 327326.73 0.00 Trida 3 - Zactovaci vztahy
931 -136 128.13 136 128.13 . 0.00 P Hospodafsky vysledek ve schval. Rizeni
932 -1 849 788.73 136 128.13 -1 985 916.86 P Nerozd. zisk, neuhraz. ztrata min. let
9 * -1 985 916.86 136 128.13 136 128.13 -1 985 916.86 Trida 9 - Vl.jméni,fondy,hosp.vysl.,rez.,dl.av....
i 0.00 973 252.20 874 559.86 98 692.34 Rozvahové ucty celkem
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Parent Project - vysledky hospodareni rok 2014

Naklady

Ucet Pocatecni stav [ EWEN] Dal Konecény stav T  Nazev uctu

501100 0.00 4 659.16 -4 659.16 N  rezijni material

501101 0.00 2 624.00 -2 624.00 N  rezijni material v ramci akci PP
501200 0.00 67 697.00 -67 697.00 N  zdravotni pomucky

501400 0.00 11 446.00 -11 446.00 N  darkové predméty pro déti PP
501500 0.00 25 365.90 -25 365.90 N  propagacni predméty PP

501 0.00 111 792.06 -111 792.06 N  Spotreba materialu

512100 0.00 10 750.00 -10 750.00 N  Cestovné

512 0.00 10 750.00 -10 750.00 N Cestovné

518100 0.00 1898.58 -1 898.58 N  Postovné

518101 0.00 10 391.00 -10 391.00 N  Tel.poplatky+popl.internet
518102 0.00 17 503.99 -17 503.99 N  sluzby/Skoleni,parkovné apod./
518103 0.00 66 698.70 -66 698.70 N  sluzby/propagace,poradna,tisk mat./
518104 0.00 51 371.30 -51 371.30 N  sluzby/preklady/

518107 0.00 1132.37 -1132.37 N  Bankovni poplatky

518109 0.00 123 567.00 -123 567.00 N  Pobytové akce PP

518 0.00 272 562.94 -272 562.94 N  Ostatni sluzby

521001 0.00 10 000.00 -10 000.00 N  Mzdové naklady

521 0.00 10 000.00 -10 000.00 N  Mzdové naklady

5* 0.00 405 105.00 -405 105.00 Trida 5 - Naklady
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Parent Project - vysledky hospodareni rok 2014

Vynosy
Ucet Pocatecni stav Ma dati Dal Konecény stav T Nazev uctu
602100 0.00 30 000.00 30 000.00 V  Trzby z reklamy
602 0.00 30 000.00 30 000.00 V  Trzby z prodeje sluzeb
604100 0.00 20 880.00 20 880.00 V  Trzby z prodeje predmétu PP
604 0.00 20 880.00 20 880.00 \% Triby za prodané zbozi
644100 0.00 166.84 166.84 \% L,Jroky - § 18/a/2
644 0.00 166.84 166.84 V  Uroky
682100 0.00 373 787.00 373 787.00 V  Prijaté dary /neni pred.dané § 18/a/1/
682101 0.00 50 000.00 50 000.00 V  Prijaté dary /neni pred.dané § 18/a/1/DO
682200 0.00 14 463.50 14 463.50 V  Prijaté dary FIO DMS /§ 18/a/1
682 0.00 438 250.50 438 250.50 \% Ij'l"ijaté prispévky
684100 0.00 14 500.00 14 500.00 V  Clenské prispévky-osv.od dané § 19/1/a
684 0.00 14 500.00 14 500.00 V  Prijaté ¢lenské prispévky
6 * 0.00 503 797.34 503 797.34 Trida 6 - Vynosy
By 0.00 405 105.00 503 797.34 98 692.34 Vysledkové ucéty celkem
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Rok 2014 v Parent Projectu
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Rok 2014 v Parent Projectu

Jak uz bylo zminéno rok 2014 je vyznamnym milnikem pro vSechny rodiny déti s DMD/BMD, protoze
poprvé v historii byla podminéné schvalena pro EU IéCba pfipravkem Ataluren (obchodni nazev
Translarna). Kromé Atalurenu probihalo spousta dalSich zajimavych klinickych testd s nadé&jnymi
vysledky. Vice v Casti vyzkum.

Na posledni c¢lenské schizi bylo dohodnuto, Zze &esky PARENT PROJECT podpofi italskou
rodiCovskou organizace ltalsky Parent Project Onlus, ktera se rozhodla zahajit klinicky test na
Ibuprofen a izosorbid dinitrat (ISDN). BohuZzel tato podpora se zatim nepodafila zrealizovat. Z davodu
na ltalské strané se testy nerozebéhly tak jak si vSichni pfedstavovali. | kdyz byla obéma stranami
odsouhlasena smlouva o spolupraci, nasim Parent Projectem byl potrvzen zajem finan¢ni participace,
nemohla byt ke dneSnimu dni smlouva podepsana, nebot italské strané se zatim nepodafilo zabezpecit
celkové financovani vyzkumu a tedy spusténi klinického testovani.

Naopak v roce 2014 se podafilo zlepSit komplexni péc€i a to diky navratu MUDr. Haberlové z New
Castlu. Jeji noveé zkuSenosti z roCni staze v Anglii posouvaji komplexni péc€i ve FN Motol na vysSSi
uroven. Rovnéz zacCala v Motole velmi dobfe spoluprace s pneumolozkou MUDr. Dousovou. Plicni je
pro nas velmi citlivy a dulezity Iékarsky obor a pofad se nedafilo najit odbornika, ktery by mél zajem
vénovat se pacientim s DMD/BMD. Nyni to vypada, Ze jsme ho konecné nasli.
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Rok 2014 v Parent Projectu

Na konci roku 2014 se nam podafilo zorganizovat vystavu v Senatu CR pod nazvem ,Zijeme s Vami*
pod zastitou senatorky MUDr. Aleny Dernerové a senatora Bc. Patrika KunCara a za podpory klubu
KDU-CSL a nezavislych. Vystava informovala o Zivoté pacientd trpicich Duchenneovou svalovou
dystrofii. Prostfednictvim 11 pfibéht ukazovala progres onemocnéni, ale i to, Ze se s takto zavaznym
onemocnénim da zit, a ne jenom prezivat. Akci podpofili svoji pfitomnosti senatofi, poslanci, lékafi,
zastupci ministerstva zdravotnictvi, PTC Therapeutics, SUKL a fady dalSich instituci a organizaci.

Z akci, které v roce 2014 probéhly nelze opomenout akci, ktera se kona jiz 6 let. Akci, kterou organizuji
lidi, ktefi nas podporuji a pomahaji nam, ale zaroven jsou nasSimi kamarady. Ano, mluvime o MDA
RIDE. A kdo mél obavy po neskute¢né skvélém patém rocniku, Ze uz nemuize byt Iépe, ten se kruté
mylil. Kada, Hanka, Jirka a dalSi to opét dokazali. Opét pfipravili skvélou akci z vynikajicim finan¢nim
vysledkem, kterého pullka putovala rodinam s DMD/BMD a nasemu spolku. Klobouk dold.

OvSem i dalSi naSi partnefi si zaslouzi obdiv. Senator a hejtman Kralovéhradeckého kraje Bc. Lubomir
Franc, ktery nas podporuje pravidelné a ze sveého pfijmu posila nasSi organizaci nezanedbatelné
finan¢ni dary. Také od Kralovéhradeckeho kraje jsme ziskali vyznamnou financni podporu.
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Rok 2014 v Parent Projectu

Partnefi, ktefi nas podporuji kazdoro¢né nemalymi ¢astkami a zaroven pro nas organizuji akce riizného
charakteru od motorek, béhu az po divadlo. Jsou to spoleCnosti Montaze Broz s jednatelem Jifim
BroZzem, SIKA CZ, ktefi nas diky Vladimirovi Maskovi a Zderikovi Bilkovi podporuiji jiz 9 let, RWWTC v
Cele s Petrem Olivou, firma Betvar, AMK Hofice a mnoho dalSich spoleCnosti, ktefi si zaslouzi nasSe
podékovani.

Opét se konali skvélé akce organizované naSimi ¢leny: 8. ro¢nik hasi¢ské akce v Rohovladové Bélé,
kterou poradaji PeSkovi, 6. ples v BudiSové nad BudiSovkou poradany rodinou Backovskych, zavody
motorek v Hoficich odkud kazdy rok dostavame finan¢ni podporu diky Turkovym.

e e
. #R0p,

i >/ ROHOVLADOY, pace

©3 173 . _____“_“'“‘

-

PARENT §{ PROJECT e — .
svalova dystrofie AVAA pa rentp rOJ ect. cZ

Vyzkum Léotba Nadidje



Rok 2014 v Parent Projectu

Na zavér bych chtél vyzdvihnout praci vykonného vyboru a jejich €&lend: Pavla Trojana, Jitky
Reineltové, llony KrCkové a René BrecCtana. Bez nich by nasSe organizace nefungovala. Spousta prace,
kterou tyto lidi vykonavaji ve svém osobnim volnu, vétSinou po nocich. Spousta prace, ktera neni na
venek témeér vidét, ale bez které by uspésna organizace jakou PARENT PROJECT je, nemohla
existovat. Ugastni se dulezitych akci, jednani, seminaft, workshopt a na to plytvaji svoje volno nebo
dovolenou, kterou mohli vénovat svym rodinam a détem, které maji rovnéz DMD. A to vSe vykonavaji
bez naroku na jakoukoli odménu. Chci jim touto cestou vSem podékovat a popfat jim mnoho sily a
odhodlani do dalSi prace.

Na uplny konec bych chtél opét vyslovit svoje dlouholeté pfani, aby se zaCalo zapojovat vice novych
rodic¢l s malymi détmi.
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Cinnost a aktivity v roce 2014
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Podpora Registru svalovych dystrofii REaDY
(REgistry of muscular DYstrophy)

Nadale podporujeme funkéni ,Registr svalovych dystrofii REaDY (REgistry of muscular
DYstrophy)“, ktery je pro nas predpokladem ucasti nasSich pacientu v klinickych testech budouci
|€éCby. Klinické hodnoceni realizované v Ceské republice je dikazem spravnosti nasi volby.

Projekt REaDY (REgistr svalovych Dystrofii) se
zabyva sbérem dat o IéCbé a vyvoji Ctyf druhu
svalovych onemocnéni: Duchennova/Beckerova
svalova dystrofie (DMD/BMD), spinalni muskularni
atrofie (SMA), myotonicka dystrofie (DM) a
facioskapulohumeralni svalova dystrofie (FSHD). Od
kvétna 2011 tak navazuje na projekt MDB -
mezinarodni DMD/BMD registr, ktery byl zalozen v - R
roce 2004. Nad registremgpfevzalay zgétitu Sekce frzal] n® ol e
neuromoskularnich chorob Ceské neurologické

spole¢nosti v &ele s predsedou sekce MUDT. http://ready_registry_cz
Stanislavem Voharikou, CSC., MBA.
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Podpora Registru svalovych dystrofii REaDY
(REgistry of muscular DYstrophy)

Vznik registru ¢eskych a slovenskych pacientt s DMD/BMD byl vysledkem spoluprace
mezi Institutem biostatistiky a analyz, Masarykovy univerzity v Brné (technicka realizace,
analyzy dat), spolku Parent Project v Ceské republice (zahajeni projektu, finanéni
podpora) a Fakultni nemocnice v Brné (védecky poradce). Do projektu se nasledné
zapojili dalsi FN a lékafi z rliznych nemocnic Ceské i Slovenské republiky. Na tento
projekt navazal projekt REaDY — REgistry of muscular DYstrophy. Registr si klade za cil
evidovat co nejvice pacientu trpicich vrozenymi genetickymi vadami (DMD/BMD, SMA,
DM a FSHD) a diky kompletnim genetickym vySetfenim pomoci ve vyvoji IéCby a péce o
nemocne.

Cilem registru je :

» vedeni databaze ¢eskych i slovenskych pacientd s DMD/BMD, SMA, DM a FSHD,
» zarazeni pacientl do mezinarodnich studii,

* urychleni vybéru vhodnych pacientl v pfipadé vyvoje ucinného léciva,

» podpora vyzkumu svalovych dystrofii,

* informacni servis o vysledcich nejnovéjSich zpusobu IéCby.
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Standardy komplexni péce a specializovana centra
pro pacienty se svalovymi dystrofiemi v CR

Se zavadénim a uplatiiovanim standardi komplexni péfe souvisi potfeba vytvoreni
minimalné dvou specializovanych center pro tuto komplexni péci o pacienty se svalovymi
dystrofiemi v CR pro déti a aspon jednoho centra pro dospélé pacienty.

V soucCasné dobé neexistuji standardy ani jasné postupy v peci o pacienty se svalovou
dystrofii DMD/BMD. Vzhledem k malému poétu pacienttl (cca 400 az 500 v CR), ktefi
jsou navic roztrouseni po celé CR, nemaji lékafi dostatek pacienttl na to, aby si vytvorili
prehled o progresi této nemoci a postupy, jak o tyto pacienty v jednotlivych vyvojovych
stupnich peCovat. Z tohoto ddvodu je nasSe snaha sjednotit pacienty v specializovanych
centrech v CR. Vzhledem k pusobnosti spolku Parent Project a kontaktd na rodie tim
dosahneme postupné pfesmérovani vétsiny stavajicich a témér vSech novych pacientd
do téchto center. Lékari specialisté v téchto centrech budou pecCovat o vétSi pocet
pacientt s DMD/BMD a Casem ziskaji neocenitelné zkuSenosti v péci o tyto pacienty.

Ve spolupraci s lékari, odborniky a specialisty chceme tyto standardy komplexni péce
pomoci zavést do praxe i v Ceské republice. Na tomto spolupracujeme s evropskym
projektem Treat-NMD, ktery jiz zaklady standardd pro Zapadni Evropu vydal. Tyto
standardy jsme prelozili do ¢estiny a dali k dispozici specialistm i u nas.
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Standardy komplexni péce a specializovana centra
pro pacienty se svalovymi dystrofiemi v CR

V navaznosti na tyto materialy se snazime ve spolupraci s renomovanymi lékarskymi
centry, Masarykovou univerzitou a odborniky z Treat-NMD seznamit a proskolit vybrané
odborniky na tyto standardy. Komplexni a kvalitni péCe je podminéna mezioborovou
spolupraci mezi fadou lékaru.

Ke zlepSeni oboustranné informovanosti pfispiva i pravidelné setkavani a dlouhodoba
spoluprace rodicu s odborniky.

Podilime se na financovani zahraniCnich stazi a pracovnich cest lékaru, které jim
umoznuji ziskat celou fadu novych poznatki a zkuSenosti. SouCasné pfispéji k
navazovani dalSi spoluprace s kolegy, ktefi se zabyvaji problematikou nervosvalovych
onemocnéni v zahranici.

Za ucelem financni podpory téchto aktivit bylo jiz v po€atcich naseho pusobeni zalozeno
,Konto vyzkumu®, ze kterého bychom chtéli hradit i pfipadné provozni naklady na ucast
nasich pacientt v klinickych testech a predevSim naklady na IéCbu. V soucasné dobé
jsou z konta hrazena uc€ast lékafu a naSich zastupcu na zahraniénich konferencich a
preklady zahrani¢nich materialu.
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ZlepsSovani kvality zivota pacientii s DMD/BMD

Diky spolupraci s nejriznéjSimi nadacemi a diky uspésSnym projektim naseho spolku
se nam dafi prubézné nakupovat pomucky, které zkvalitfiuji kvalitu zZivota pacientu
s DMD/BMD.

V roce 2014 jsme ze sbirky ,,Pomoc pro Parent Project - Pomoc détem se svalovou dystrofii DMD/BMD*
nakoupili 7 antidekubitnich podlozek Roho do vozikll - zamezujici vzniku prolezenin a napomahaji pfri
jejich 1é€bé, 4 fusaky pro vozi¢kare FreeDirection a 1 plasténku pro vozic¢kare FreeDirection. V pribéhu

roku nakupujeme nové bryle pro lezici pacienty.
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Ziskavani financnich prostredku pro vyzkum a budouci lecbu
Duchenne/Becker (DMD/BMD) v Ceskeé republice

V roce 2014 pokraCovala vefejna sbirka, kterou nam v roce 2012 povolil Krajsky
ufad Kralovéhradeckého kraje. Vefejna sbirka je na dobu neurcitou, bude kona na
celém Uzemi CR. Je provadéna prodejem predmétli, shromazdovanim prisp&vki
na sbirkovém 0ctu a darcovskymi textovymi zpravami prostfednictvim
telekomunikacniho koncového zafizeni. Pro tento ucel byl u Fio banky, a.s. zfizen
novy transparentni ucet s Cislem:

8012345678/2010.

V roce 2014 jsme pokracovali v ,Projektu DMS - Pomoc détem se svalovou
dystrofii DMD / BMD*. Od 1. 10. 2012 |ze pfispivat na naSe aktivity prostfednictvim
DMS - Darcovské SMS. Pfijem z DMS bude slouzit k podpofe osobni asistence,
pofizeni rehabilitaCnich a kompenzaénich pomucek, pofadani akci pro rodiny za
uCelem vymeény zkuSenosti a vzajemné pomoci, pfedavani informaci laické i
odborné verejnosti. DMS sbirka je od roku 2014 povolena na dobu neurcitou,

V roce 2014 se nasbirané financni prostfedky vyuzity pro nakup antidekubitnich
podsedaku, plastének a fusakl pro voziCkare. Do 31.12.2014 se podaifilo vybrat
67 930,06 K&, z toho byl pfijem z DMS 45 780,00 K&. Vydej za nakup pomucek
Cinil -64 897,00 KE&. Zavérecny stav uctu k 31.12.2014 Cinil 3 033,06 K¢. Dékujeme
vSem, ktefi pfispéli a pomohli.

Pokud chcete prispét Parent Projectu, odeSlete SMS ve tvaru: DMS SVAL na
Cislo 87 777, pro ro¢ni podporu je nutno odeslat SMS ve tvaru: DMS ROK
SVAL na telefonni Cislo 87 777. Cena DMS je 30 K&, pfijemce vaSi pomoci
obdrzi 28,5 Kg@Sluzbu DMS zajistuje: Forum darct — www. darcovskasms.cz
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Ziskavani, zpracovavani a predavani informaci
rodi¢im i odborné verejnosti o vyzkumu DMD/BMD
a o zakladni i specializované pédci

Snazime se ziskavat vSechny informace dostupné ve
svété, a to prostfednictvim internetu, rdznych
publikaci, které se v maximalni mozné mife snazime
prelozit. Na naSich strankach jsou k nalezeni snad
vSechny aktualni informace o  probihajicich
vyzkumech, jejich prabézné vysledky, postupy a jejich
pravdépodobny vyvo.

Ve spolupraci s MUDr. Janou Haberlovou, Ph.D.
zajistujeme internetovou on-line poradnu  pro
vefejnost. Tato poradna je zaméfena hlavné na
odborné |ékarfské rady od doporuc¢eného uzivani
doplikl stravy az po rady od specializovanych Iékaru
v oboru neurologie a ortopedie.
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Ziskavani, zpracovavani a predavani informaci
rodi¢im i odborné verejnosti o vyzkumu DMD/BMD
a o zakladni i specializované pédci

V roce 2014 jsme pokraCovali v distribuci odbornych publikaci, které vydal nas spolek. VSechny tyto
materialy vznikly pfekladem a upravou zahrani¢nich materiald. Za pomoc pfi jejich pfipravé dékujeme
MUDr. Lence Mrazové, MUDr. Jané Haberlové PhD., MUDr. Veronice Staré a prekladateli Karlu
Novotnému. Preklad a vydani realizovano za podpory Nadace CEZ, Kralovéhradeckého kraje, MDA
Ride, Racing Teamu MB a RWTTC.

* Na vzdélani zalezi - Privodce o Duchennové
svalové dystrofii pro rodice, ucitele a uéitele
télesné vychovy

+ Srdeéni management operaci u pacientt se
svalovou dystrofii Duchenne/Becker

* Maligni hypertermie - bezpecna a nebezpecna

™ anestetika
Na vzdatani zalezi * Nouzova informacni karta pro rodi¢e chlapct
Ovote oy s Duchennovou svalovou dystrofii
pro
® » Psychologické aspekty Duchennovy svalové
fie
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Kontakt s vyzkumnymi centry v Evropé i USA a hledani moznosti
zapojeni pacientu do klinickych studii v zahraniénich centrech

Prostfednictvim spolupracujicich 1ékafi z Ceské republiky jsme v neustalém v kontaktu
s odborniky ze zahrani¢nich vyzkumnych center. Nasi zastupci z fad ¢lent PP i Iékafu se
spole¢né ucastni odbornych seminafll zamérenych na vyzkum DMD nebo problematiku

databazi pacientu.
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Akce v roce 2014
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Akce v roce 2014

Dne 28. unora se kona Den vzacnych onemocnéni. V tento den si na
celéem svété pfipominame osudy lidi, ktefi Ziji se vzacnym
onemocnénim. Mnohé problémy, se kterymi se potykaji, jsou totiz vSem
spoleCné — o jejich nemocich se malo vi, urCeni diagndzy byva obtizné
a Casto se roky tahne, moznosti |éCby jsou mnohdy velmi omezené.
Nepfimym dusledkem vzacného vyskytu onemocnéni je také izolace i
pacientd, do které je dostava nepochopeni okoli. Parent Project se k 28 UAR)"
této akci kazdoroCné pfipojuje.

Vice na: a

Parent Project v Ceské republice se pfipojuje k akci "7 zafi - Den
Duchenneovy svalové dystrofie (DMD)". Cini tak spoleén& s dal$imi DU(HENN AWARENESS
rodiCovskymi organizace po celém svété, které se snazi zvysit DAY
povédomi o této vzacné nemoci s cilem zlepSit budoucnost vSech déti s 7 sept
touto nemoci.

Vice na:
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Akce v roce 2014

V lednu 2014 se v budiSovském Kulturnim domé uskutecnil jiz Sesty charitativni ples pro Jakuba Backovského a
sdruzeni Parent Project. Pfitomnym zastupcim Parent Projectu byl na této akci pfedan darovaci Sek v hodnoté
8.000,- K¢ na vyzkum a budouci Ié€bu svalové dystrofie.

V bfeznu 2014 se nékolik naSich rodin dostavilo do Divadla Bez Zabradli na predstaveni Blbec k vecefi. Do divadla
jsme byli pozvani spole¢nosti SIKA CZ a.s., ktera nas jiz 9 rokem finanéné podporuje. Jesté pred zahajenim
divadelniho predstaveni nam feditel spole¢nosti SIKA CZ pan Zdenék Bilek pfedal Sek na 30.000,- K& Kromé toho
vyzval zaméstnance, aby se pfidali a rovnéz pfispéli finan¢nim darem naSemu sdruzeni. Po skoncéeni divadla a
otevreni kasi¢ky jsme napocitali Castku 20.000,- KE Zaméstnanci spolecnosti pfed a béhem predstaveni vybrali takto
neuveérfitelnou Castku. Velké podékovani za tuto skvélou akci a dlouhodobou finanéni podporu patfi panu Fediteli
spole¢nosti SIKA CZ a.s. Ing. Zdenku Bilkovi, MBA, panu panu Ladislavovi Maskovi s kterym cela nase spoluprace
pred deviti roky zacala a hlavné diky nému porad pokracuje a vSem zaméstnancum spole¢nosti SIKA CZ a.s., kterym
neni Ihostejny osud jinych.

V kvétnu 2014 se v Hoficich konal 52. ro¢nik zavodu 300 zatacek Gustava Havla a nasi kluci byli opét u toho. Jiz
ponékolikaté se podafilo pofadajicimu AMK Hofice a zavodnimu tymu Montaze Broz Racing Team zajistit pro kluky
zajimavy program. Tato akce je pojata jako akce na podporu naseho sdruzeni a tak nam AKM Hofice predalo Sek v
hodnoté 10.000,- a tymu Montaze Broz Racing Team se podafilo vybrat ¢astku 32.500,- K¢.

28. Cervna usporadal SDH ve VICetiné tradi¢ni détsky den - Cesta pohadkovym lesem. Pohadkové bytosti si pfipravily
nejriznéjsi ukoly, které déti musely plnit. PoCasi akci velmi pralo, a tak ji navstivilo 99 déti s rodici a prarodici. Vytézek
z détského dne se hasici rozhodli vénovat na podporu lé€by svalové dystrofie. Na ucet Parent Projectu pfipsali 3.000,-

KC.
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Akce v roce 2014

| v roce 2014 se v chramu sv. MikulaSe uskutec¢nil koncert na podporu Parent Projectu. Vytézek z prodeje
vstupenek 17.000,- K& nam zaslala Nabozenska obec Cirkve Ceskoslovenské husitské. Tyto koncerty v chramu
dlouhodobé zajiStuje spoleCnost Porteo Art Company.

V Cervenci 2014 se v Rohovladové Bélé konal 8. ro¢nik soutéze v pozarnim sportu a klasickém pozarnim utoku
muzl a zen "O pohar starosty obce Rohovladova Béla". Tato soutéz je nejen o sportovnim klani, ale i o charité.
Na letosni akci se podafilo na konto Parent Projectu ziskat, zatim nejvyssi ¢astku, 69.000,- KC. Stalo se tak diky
vstficnosti sponzor(, darcl, ucastniki a navstévnik( akce, ale i praci samotnych poradatel akce.

V listopadu 2014 se 6 klukd Parentakl zucastnilo hokejové zapasu mezi Litvinovem a Spartou. Kluci zazili pravou
hokejovou bitku a mohli se setkat reprezentacnim trenérem a byvalym hokejovym uto€nikem Vladimirem
Rbzi¢kou. Druhy den se nasi kluci zucastnili hokejového tréninku litvinovskych hracd. Na konci tréninku, se
otevrela vratka a kluci vjeli na ledovou plochu. Po foceni s hraci, zac¢ali soutéze. VSichni kluci si to uzili a nakonec
jsme s ledu odesli az poté co uz vdem zacala byt zima. Musime smeknout pfed litvinovskymi hokejisty, ktefi se
ochotné celou dobu vénovali klukim a ,blbli“ s nimi az do konce. Velkou zasluhu méli na celé akci manazer
litvinovského hokeje Robert Kysela, Jifi Slégr a pfedseda dozoréi rady Ing. Lenka Kroupova. Moc dékujeme za
skveélé zazitky a téSime se na dalSi akci.

V roce 2014 nam spole¢nost VEBA, textilni zavody a.s. vyrobila a darovala 200 ks ru€nikt s fototiskem. Dar
spole¢nosti pro nas spolek €inil 19.965,- K¢.
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Charitativni ples pro Jakuba Backovského
a sdruzeni Parent Project - leden 2014
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Navsteva Divadla Bez Zabradli — brezen 2014

PARENT {{ PROJECT )
svalova §) dystrofie www.parentproject.cz

Vyzkm Lédba Naddjo



2 ro¢nik turnaje Parent Project v boccie v Noveé Pace
kvéten 2014
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Parent Project na 300 ZGH Horice 2014 - kveten 2014
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Cervnova akce pro kluky — VI. MDA RIDE v Praze
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Cervnova akce pro kluky — VI. MDA RIDE v Praze
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8. rocnik soutéze O pohar starosty obce
v Rohovladove Beélé — ¢ervenec 2014

PARENT
PROJ ECT

I(é sdruZeni rodici déti
ou dystrofii DMD/BMD

ROHOVLADOVA BELA
CERVENEC 2014
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Damska jizda - Hodonin u Kunstatu - cervenec 2014
(spoleéna akce mamin a jejich synku)
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Damska jizda - Hodonin u Kunstatu - cervenec 2014
(spolecna akce mamin a jejlch synku)
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Setkani rodin Parent Projectu na Orliku
sku Louzek - zari 2014
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Setkani rodin Parent Projectu na Orliku
Vv rekreacnim stredlsku Louzek zari 2014
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Slovenska ,,Panska jizda“ do Vysokych Tater v srpnu 2014
(spolec¢na akce tatikul a jejich synkii)
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Slovenska ,,Panska jizda“ do Vysokych Tater v srpnu 2014
(spolec¢na akce tatikul a jejich synkii)

M
,*\ 3 TATRANSKA m =
- - R

PARENT {{ PROJECT _
svalova §) dystrofie www.parentproject.cz

Vyzkm Lédba Naddjo



Parent’aci na hokeji v Litvinové - listopad 2014
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SPORTISIMO > Maraton Praha, 2014
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SPORTISIMO 2 Maraton Praha, 2014

Parent Project je jiz tradiénim ucCastnikem pulmaratonu v Praze a partnerem RWTTC. V letoSnim roce se
bézecky zavod konal pod nazvem , SPORTISIMO 2 Maraton Praha 2014“. Ve spolupraci se studentskou
organizaci RWTTC se letos na start postavilo rekordnich 20 voziku, z toho 10 naSich klukt. Celkem bézelo s
voziky 120 béZzcu, 14 naSich ¢lenu.

LetoSni roCnik byl pro nas jeden z nejuspésnéjSich v historii. Podafilo se nam zajistit pro tymy velmi pfijemné
zazemi, stranou od hlavniho proudu ucastniku, pfesto v centru déni. Zazemi fungovalo skvéle i pfi velkém
mnozstvi lidi a poCasi nam pralo. Jedinym problémem se ukazaly byt prasklé pneumatiky béhem zavodu, ale
diky odhodlani bézcu, vSe dobfe dopadlo.
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Bierell Grand Prix Praha, 2014

Dne 6. 9. 2015 se konal dalsi z béht RWTTC v letoSnim roce. Jeho uc€astnici bézeli téZ na podporu
Svétového dne Duchenneovi svalové dystrofie (7. 9. 2014). Za Parent Project startoval Martin Bednaf se
synem Michaelem. Velké podékovani patfi firmé Veolia, ktera Parent Projectu vénovala 15 000 K¢.

e
Birell Grand Prix Praha - 6. 9. 2

R, Jt.

Birell Grand Prix Praha - 6. 9. 2014
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Vystava ,,Zijeme s vami“ v Senatu PCR

Vernisaz vystavy ,Zijeme s vami" vénovana chlapcim s Duchenneovou svalovou dystrofii probéhla za
velkého zajmu senatort a hostld dne 19. 11. 2014 v prostorach Senatu PCR.

Vystava, se konala pod zastitou senatorky MUDr. Aleny Dernerové a senatora Bc. Patrika Kuncara
(nadeho ¢&lena PP) za podpory klubu KDU-CSL a nezavislych. Vystavy se zt&astnili nasi spolupracujici
lékari, kolegové, partnefi, ale té€z vyznamni hosté - prvni nameéstek ministra zdravotnictvi Prof. MUDr.
Josef Vymazal, DrSc., mistopfedsedkyné Senatu Miluse Horska, zastupkyné feditele SUKL Mgr. Irena
Storova, Marketing Director EMEA Region PTC Therapeutic Mark Forshaw (Ataluren — Translarna) a
fada dalSich hosta.

Cilem vystavy bylo pfispét k zvySeni zajmu o nasSe problémy v boji s touto nemoci, podpofit rychlé
nastartovani centrové komplexni péce, zkvalitnit celkovou péci o nasSe pacienty a podpofit a urychlit
pfipravovany proces schvalovani cenové uhrady nového Iéku Translarna pro nase pacienty na nas trh.

g # 0§y SENAT L,.,

Wekun Locie Nactie
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Vystava ,,Zijeme s vami“ v Senatu PCR

Vystava sestavala z celkem 12 panell, zachycujici zivot naSich chlapcli v sou€asné dobé, ale diky
rozdilnému véku, popisujici rizné stadium nasi DMD nemoci. Od nejmladSiho Matyska (4 roky) az po
Michala (34 let). Vystava zaznamenala potfebny ohlas mezi Senatory, u¢astniky akce i v tisku.

7y
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Informace z vyzkumu v roce 2014
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Informace z vyzkumu v roce 2014

Cilem komunity DMD je snaha o sjednoceni a zrychleni regulacnich procesu klinickych studii v Evropé a
USA.

Drisapersen - exon skipping, preskoceni exonu 51
Leden —Prosensa ziskala od GSK vSechna prava na drisapersen.
Bfezen — vysledky studie ukazuji po 48 tydnech stabilizace a zvySeni svalové sily.

Eteplirsen - exon skipping, presko¢eni exonu 51

Leden — Sarepta Therapeutics Inc. oznamila vysledky studie faze llb. Vysledky po vice nez dvou letech
vykazuji i nadale stabilizaci schopnosti chlize u pacientl Ié€enych eteplirsenem, hodnocenych testem chuze
na 6 minut (6MWT) a v pribéhu IéEby nebyly zaznamenany zadné zavazné nezadouci ucinky, které jsou
vyznamneé s ohledem, na potfebu celozivotni |€Cby u tohoto onemocnéni a Iék byl dobfe snasen.

Unor — byla prokazana stabilizace plicnich funkci a schopnosti chize.

Duben — FDA vyslovila souhlas s podanim navrhu na schvaleni eterlipsenu.

Rijen — Sarepta Therapeutics Inc. jedna s FDA a vypofadava se s jejimi pozadavky.

Ataluren (obchodni nazev Translarna) - uréen pro pacienty s ,nonsense mutaci“, coz je cca 15% pacientt
Kvéten — EMA schvalila podminéné schvaleni na trh EU. Zac€alo jednani o schvaleni uhrady jednotlivymi staty.
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Informace z vyzkumu v roce 2014

Follistatin - protein, ktery dokaze stimulovat rust svaltl a zlepsSit svalovou silu.
Kvéten — nabor do 1. faze klinického hodnoceni.

Idebenone (obch. nazev Catena®/Raxone®) - silny antioxidant, synteticky analog koenzymu Q 10.
Kvéten — vysledky lll. faze klinického hodnoceni prokazala pozitivni viiv na respiraéni funkce pacientll s DMD.

SMCT - 1100 - uprugulaceutrofinu, je vhodna pro vSechny pacienty bez ohledu na mutaci genu
Kvéten — |. faze klinického hodnoceni potvrdilo bezpecnost a snasenlivost této slouceniny.

Cervenec — vysledky IB faze klinické studie ukazaly statisticky vyznamny pokles enzym(, které souvisi se
zanétlivym procesem ve svalech.

TVN-102 (Biglycan) - uprugulaceutrofinu, je vhodna pro vSechny pacienty bez ohledu na mutaci genu. Prvni
klinické studie maji zacit v Iété az podzimu roku 2015.

HT-100 - mUze pfispét k podpore zdravé regenerace svall, snizit zanét a vysledné posSkozeni svall, a snizit
zjizvenou tkan, ktera se tvofi ve svalech chlapcu s DMD, je kandidatem na ziskani statusu Orphan Iék v EU a
USA, klinicka studie je urCena i pro nechodici pacienty.
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Informace z vyzkumu v roce 2014

CAT-1004 - nova molekula s linkerem vytvarejicim nové molekuly z DHA (omega-3 mastné kyseliny) a
salicylatu, ktery je podobny aspirinu. V této podobé maji DHA a salicylaty silné protizanétlivé ucinky a uvazuje
se o jejich vyuziti v ramci podobné cesty, jaka pfinasi dobré ucinky také u prednizonu a deflazakortu, avSak

vvvvvv

pacienty s DMD.

PF-06252616 - bilkovina myostatin je produkovana svalovou tkani a funguje jako pijistka proti ,pferustani*
svalu. Obejit tuto pojistku ma sloucenina PF-06252616 firmy Pfizer, Inc, do klinické studie byl zafazen prvni
pacient s DMD. Nyni se pfipravuje faze 2 pro cca 105 pacientu.

AT-300 - latka vznikla chemickou syntézou v laboratofi z proteinu obsazeného v pavouéim jedu. Lék je
navrzen tak, aby zpomalil ubytek svalové hmoty, a zabranuje influxu vapniku nyni je testovan na mysim
modelu.

ISOFEN 3 - kombinované |é€ivo sestavaijici z Ibuprofenu (nesteroidniho protizanétliveho prostfedku; NSAID)
a isosorbiddinitratu (latka uvolfiujici oxid dusnaty), cilem studie je prokazat,zda |écba podporuje obnovu
svalstva i myogenezi, redukuje zanét a posiluje funkci svald, tak jak bylo prokazano u mysSi. PP je pfipraven
se finan¢né podilet na klinické studii.
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Informace z vyzkumu v roce 2014

Rada potencialnich latek pro 1é¢bu DMD je v preklinické faze, bohuzel cesta ke klinickym studiim a
pfipadné |éCbé je pro pacienty s DMD neumeérné dlouha. Jednou z nadéji je také IéCba kmenovymi
burikami, ale i zde je k cili dlouha cesta, zapojeni pacientd s DMD bude mozné nejdfive za tfi roky.

Vecttor - elektrostimulacni pfistroj, ktery aktivuje neuropeptidy, jez vyzivuji svalové bunky. V souCasné
dobé probiha klinické studie na pacientech s DMD a dosud nepovolila FDA zvefejnéni vysledku.

CsarepTa

GlaxoSmithKline )

THERAPEUTICS
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Nasi darci, sponzori a podporovatele
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Podékovani sponzorium a darcum

MDA RIDE (www.mdaride.cz) je spoleCnost lidi, ktefi se rozhodli dlouhodobé pomahat lidem s nervosvalovym
postizenim, znamym jako svalova dystrofie. Cilem vSech aktivit je benefini jizda motorkara s lidmi postizenymi touto
nemoci a predevSim snaha ziskat maximalni mnozstvi prostfedkl pro asociaci, ktera tyto nemocné sdruzuje.
Motorkafi z MDA RIDE ma pomahaji v pribéhu celého roku, nejen financné, ale i pofadanim akci pro nase rodiny a
dale spolecnou ucasti na akcich pofadanych nasim spolkem.

KRALOVEHRADECKY KRAJ (www.kr-kralovehradecky.cz). Kralovéhradecky kraj leZi v severovychodni &asti
Cech. Hranici kraje tvofi z vice nez jedné tretiny statni hranice s Polskem v délce asi 208 km. Se sousednimi
Libereckym a Pardubickym krajem tvofi oblast Severovychod, ktera patfi mezi tfi nejvétSi oblasti v republice jak
rozlohou, tak po¢tem obyvatel. Rada Kralovéhradeckého kraje schvalila v prosinci 2014 dar naSemu spolku ve vysSi
50.000,- K&. Dar bude pouzit na €innost spolku v roce 2015 (naklady na akce informacni a charitativni).

NADACE VODAFONE CESKA REPUBLIKA (www.nadacevodafone.cz) je nezavisla, statem registrovana
neziskova organizace, jejimz zfizovatelem je spoleCnost Vodafone Czech Republic, a.s.. Pfed Vanoci 2013 se
ve Vodafone peklo pro neziskovky a v ramci Vanocni charitativni aukce zaméstnanci drazili pfedméty z reklam, dorty
apod. Mezi 3 podpofenymi organizacemi, byla organizace Epi rodina. Ta se s ohledem na ukon&eni své Cinnosti
vytézku vzdala v nas prospéch. Celkové vytézek pro Parent Project predstavuje 25 028 K& (9 668,-,KE z peCeni x 2
(Nadace zdvoijila) + 5 692,- K¢ jako vytézek z aukce).

KRALOVEHRADECKY

KRAJ Nadace
‘ B Vodafone
Ceska republika
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Podékovani sponzorium a darcum

Cinnost ob&anského spolku Parent Project by nebyla mozna bez podpory, pomoci a spoluprace
s fadou firem, organizaci a jednotlivcd. Velmi si vazime toho, Ze vénujete svou pozornost a
prostiedky pravé nasemu obCanskému spolku. Diky Vasi podpofe mizeme nadale plnit své
poslani. Dékujeme vSem firmam, organizacim a soukromym darcum, ktefi nas podporuiji.

EEiI;O\I’EHR#DECK'I"’ A == montéi-e
%e sic’
Cx RepU®

BEIVAR.. a=s

‘ Nadace - ?
Vodafone
Ceska republika - THAT CAN T

Q) veoua

LUBOMIR FRANC "ena  Nabodensk obec
l L3 (ke Geshosimenshn hushske

HasiCi Rohovladova Béla, Hasici ViCetin, Backovsky Pavel, Jachymova Dana, Kroupova
Lenka, Bure$ova Helena, Marnakova Sarka, Reineltova Jitka, Plzakova Sarka, Malinova
Jitka, Petr Zouhar, Prokopius Radek, PospiSilova Alena, Raiskupova Anna, Pavel Hroch,
Bizek Vlastimil, Drabek Jaroslav, Urbanova Alena ...

..@ mnoho dalsich.
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Podékovani sponzorum a darcum
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Parent Project, z.s
svalova dystrofie DMD/BMD

Nasi snahou je zajistit pro déti s DMD/BMD komplexni péci ve
specializovanych centrech, zabezpecit jim kompletni vySetfeni a veSkerou
dostupnou Iékarskou péci, aby se jejich zivot v maximalnim mozném cCase
prodlouzil a zkvalitnil. Tim tyto déti dostanou Sanci dozit se Iéku, ktery jak
vsSichni pevne doufame, jednou bude k dispozici.

Vyzkum — lécba - nadeje
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