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PARENT PROJECT It‘ivodni slovo

Vazeni pratelé, kamaradi, rodi¢e, sponzofi a partnefi.

Pravé jste otevieli vyro¢ni zpravu spolku PARENT PROJECT (dale jen PP)
za rok 2015.

Uvédomuji si, jak ¢as leti, nedavno jsme nasSi €¢innost shrnuli do vyroéni zpravy
za rok 2014 a jiz mame dalSi rok za nami. Pro DMD/BMD komunitu je doba zmeén,
citime vsichni, ze Iék je na dosah a my musime byt pfipraveni. Cast pacientt se jiz
prvni nadéje dockala, a maji k dispozici ,,Translarnu®. Vérim, ze se do€kaji i ostatni.
Uzce spolupracujeme s lékafi, se zahraniénimi organizacemi, farmaceutickymi
firmami a snazime se do CR dostat klinické studie. Dllezitym faktorem je vznik
vysoce specializovanych nervosvalovych center, ve kterych dostanou deétsti
i dospéli pacienti kvalitni péci.

V roce 2015 jsme opét usporadali mnoho akci, pro rodiny, ale i akci, které
upozorinuji na problematiku zivota s DMD. Navazali jsme spolupraci s politiky,
ministerskymi ufedniky, VZP. Uéastnime se setkani, workshopu, pacientskych rad,
kulatych stolll a vzdélavame se v Akademii pacientskych organizaci.
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PARENT PROJECT Iavodni slovo

Byl jsem v PP od jeho vzniku, kdyz se ohlédnu zpatky, vidim spousty odvedené
prace, mnoho pribéht, rodin, pratel, se kterymi nas spojil spoleény nepritel, a to
nemoc nasich déti. Ukazali jsme, ze i s takto zavaznym onemocnénim se dat zit
naplnény zivot. PP je zavedenou organizaci a dobrou znackou, ktera jiz 14 let
prokazuje svou nezastupitelnou roli v boji za prava nasSich déti. Nasi chlapci
vyrostli a maji jiné potieby, nez které méli pri zalozeni spolku, a pé€e se stava
casy se méni a je treba predat Stafetu dal, ale je komu? Jsou rodice ochotni
pracovat i pro jiné déti, tak jak jsme to délali my? To se uvidi v roce 2016, ve kterém
oslavime 15 let od vzniku nasi organizace.

Dékuji Vam vSem, ze stojite pfi nasich détech, ze nam pomahate, fandite a jste
spolu s nami na cesté za nasimi cili, a to Ié€bou — vyzkumem — nadéji.

A tak vzhtiru do dalsiho roku 2016 ...

Jozef Suchy, predseda @ K/
/’

PARENT PROJECT, z. s. /
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PARENT PROJECT iposléni organizace

Parent Project je neziskova organizace zalozena rodicCi, jejichz déti se narodily
se svalovou dystrofii Duchenne/Becker. Organizace byla zalozena v roce 1994
v USA. V CR pusobi oficialné od roku 2001.

wEgWwWEWwWr

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

« Zlepsujeme standardy péce a kvalitu zivota pacientu 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 pacienttl do klinickych studii v zahrani¢nich centrech

» Organizujeme charitativni akce s cilem informovat o DMD/BMD

» Podpora funkéniho registru pacientti s DMD/BMD a potencialnich
prenasecek
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PARENT PROJECT iorganizaéni’ struktura

Cinnost spolku je zalozena na dobrovolné praci rodiéi. Pfestoze 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 €ele spolku stoji
predseda a mistopredseda. NejvyssSim organem spolku je ¢lenska schiize.
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PARENT PROJECT - profil organizace

Nazev spolku: PARENT PROJECT
Pravni forma: spolek
Datum vzniku: 27. srpna 2001 (zapsano u MV pod ¢islem 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
Webové stranky: www.parentproject.cz
Transparetni ucet (Raiffeisenbank, a.s.) : €.0. 1338146001/5500 - Konto vyzkumu

Transparetni sbirkovy ucéet (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 schuzi PP dne 23.11.2013
Predseda spolku: Suchy Jozef, Husova 245, Hrob
Mistopfedseda spolku: Trojan Pavel, Vétrna 262, Broumov

Vykonny vybor: Ing. Bfe¢t'an René, Nova cesta 1108, Dobfichovice
Krékova llona, V Bazantnici 2651, Kladno
Ing. Reineltova Jitka, Rudé armady 59, Drouzkovice
Suchy Jozef, Husova 245, Hrob
Trojan Pavel , Vétrna 262, Broumov
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PARENT PROJECT
vysledky hospodareni za rok 2015

Uget Pocatecni stav Ma dati Dal Konecny stav T  Nazev uctu
kkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkhkhkkkkhkkkkkkkkkkkhkkkkkkkkkkkkkkkkhkkkkkkhkkkkkkkkkkkkkkkkkkhkkkkhkkkkkkhkkkkhkkkkkkkkkkkkkkkkkkhkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkk
211100 1915.00 1915.00 - A Pokladna

211 1915.00 1 915.00 - A Pokladna

221100 444 868.77 241 851.23 362 135.50 324 584.50 A Era UCet pro neziskovky 194971330

221200 622 253.56 267 650.35 711 892.52 178 011.39 A Raiffeisen Bank 1338146001

221300 1012 538.81 82.79 1012 621.60 A Raiffeisen Bank TV 2010032801

221400 3 033.06 8 935.50 - 11 968.56 A Fio banka 8012345678

221 2 082 694.20 518 519.87 1074 028.02 1527 186.05 A Bankovni Ucty

2* 2 084 609.20 518 519.87 1 075 943.02 1 527 186.05 Trida 2 - Finanéni ucty

311 0.00 30 000.00 30 000.00 0.00 A Odbératelé

321 0.00 762 299.60 762 299.60 0.00 P  Dodavatelé

325 0.00 ; 2 146.00 -2 146.00 P  Ostatni zavazky

331 0.00 57 550.00 57 550.00 0.00 P Zaméstnanci

3 0.00 849 849.60 851 995.60 -2 146.00 Tfida 3 - Zuctovaci vztahy

931 -98 692.34 98 692.34 . 0.00 P  Hospodarsky vysledek ve schval. Rizeni

932 -1 985 916.86 98 692.34 -2 084 609.20 P Nerozd. zisk, neuhraz. ztrata min. let

9* -2 084 609.20 98 692.34 98 692.34 -2 084 609.20 Trida 9 - VI.jméni,fondy,hosp.vysl.,rez.,dl.uv....
*kkkkkkkkkkhhkdkhdkkikkikkkkkkkkkkikkikkkkkkkkikkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkkhkkkkkkkikkkkkkkhkkhkkkkrkkkkkk
i -0.00 1467 061.81 2 026 630.96 - 559 569.15 Rozvahové ucty celkem

*kkkkkkkkkk
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PARENT PROJECT
vysledky hospodareni za rok 2015

Naklady

Ucet Pocatecni stav [ EWEN ] DE]] Koneény stav T Nazev uétu

501100 0.00 14 840.00 . -14 840.00 N rezijni material

501200 0.00 541 328.00 . -541 328.00 N  zdravotni pomUcky
501400 0.00 16 997.00 . -16 997.00 N  darkové predméty pro déti PP
501500 0.00 28 196.00 . -28 196.00 N  propagacéni predméty PP
501 0.00 601 361.00 . -601 361.00 N  Spotieba materialu
512100 0.00 36 840.00 . -36 840.00 N  Cestovné

512200 0.00 22 306.00 . - 22 306.00 N  Cestovné zahraniéni

512 0.00 59 146.00 . -59 146.00 N Cestovné

513100 0.00 9 733.00 . -9 733.00 N  Pohosténi na akci PP

513 0.00 9 733.00 . -9 733.00 N Naklady na reprezentaci
518100 0.00 3410.00 . -3410.00 N  Postovné

518101 0.00 14 812.92 . -14 812.92 N  Tel.poplatky+popl.internet
518103 0.00 149 488.00 . - 149 488.00 N  sluzby/propagace,poradna,tisk mat./
518104 0.00 77 371.10 . -77 371.10 N  sluzby/preklady/

518107 0.00 1282.00 | -1 282.00 N  Bankovni poplatky
518109 0.00 89 525.00 } -89 525.00 N  Pobytové akce PP

518 0.00 335 889.02 . - 335 889.02 N  Ostatni sluzby

521001 0.00 57 550.00 . -57 550.00 N  Mzdové naklady

521 0.00 57 550.00 . -57 550.00 N  Mzdové naklady

546100 0.00 14 410.00 . -14 410.00 N  Dary

546 0.00 14 410.00 . -14 410.00 N Dary

5* 0.00 1078 089.02 . -1 078 089.02 Trida 5 - Naklady
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PARENT PROJECT
vysledky hospodareni za rok 2015

Vynosy

Ucet Pocatecni stav Ma dati Dal Koneény 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 . 13 715.00 13 715.00 V  Trzby z prodeje predméta PP

604 0.00 . 13 715.00 13 715.00 V  Trzby za prodané zbozi

644100 0.00 . 164.37 164.37 V. Uroky - § 18/a/2

644 0.00 . 164.37 164.37 V  Uroky

682100 0.00 . 268 705.00 268 705.00 V  Prijaté dary /neni pred.dané § 18/a/1/
682101 0.00 . 180 000.00 180 000.00 V  Prijaté dary /neni pred.dané § 18/a/1/DO
682200 0.00 . 8 935.50 8 935.50 V  Prijaté dary FIO DMS /§ 18/a/1

682 0.00 . 457 640.50 457 640.50 V  Prijaté prispévky

684100 0.00 . 17 000.00 17 000.00 V  Clenské pfispévky-osv.od dané § 19/1/a
684 0.00 . 17 000.00 17 000.00 V  Prijaté ¢lenské prispévky

(3 0.00 . 518 519.87 518 519.87 Trida 6 - Vynosy

** 0.00 1078 089.02 518 519.87 -559 569.15 Vysledkové ucty celkem
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Rok 2015 v PARENT PROJECTu
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Rok 2015 v PARENT PROJECTu

Jak uz bylo zminéno rok 2015 byl dalsim krokem na cesté k léku, jak jiz bylo
uvedeno poprvé v historii byla v roce 2014 v EU podminéné schvalena lécbha
pripravkem ,, Translarna“ a v roce 2015 se dostala k prvnim chodicim pacienttim.
Doba od schvaleni do podani prvnimu pacientovi byla neaimérné dlouha, ale
nakonec to dobie dopadlo. Ve svété probiha fada nadéjnych klinickych studii.
Vice v €asti vyzkum.

V roce 2015 se podarilo vyrazné zlepsSit komplexni pééi, a to diky
MUDr. Jané Haberlové, Ph.D., ktera se vénuje détskym pacientim
ve FN v Motole a dokazala pro péci ziskat i dalSi odborniky, pneumolozku
MUDr. Terezu Dousovou, kardiolozku MUDr. Veroniku Starou, endokrinologa
MUDr. Ondreje Soucka. Vyborna spoluprace je s klinikou rehabilitace, kde
probiha testovani déti pred zapocetim lécby kortikosteroidy a poté v prabéhu
podavani, které je u nasich déti celozivotni a i v CR se véasné nasazovani
kortikosteroidli stava standardem, coz se odrazi na dobrém stavu nasich malych
déti. Bohuzel vytizeni vSech lékaru je veliké a doufejme, ze stale budou péci
o0 nase pacienty zvladat.
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Rok 2015 v PARENT PROJECTu

Co se nam zatim FOS FEPUUEY FAOTST ST RVUT péci o BEERIG
pacienty ve FN v Motole, ale nastésti se v roce 2015 podarilo navazat
uspésnou spolupraci s lékari z VFN v Praze MUDr. Ivou Prihodovou, Ph.D.,
MUDr. Davidem Kemlinkem, ktefi ke spolupraci ziskavaji dalsi odborniky,
a kvalitni péce o dospélé muze je zajiSténa zde.

DalSim uspéchem je, ze se pro kluky dtlezita pomuicka ,,Cough Assist”
zaradi do €iselniku Uhrad z verejného zdravotniho pojisténi. Je nutné dodat,
ze je za tim mnoho prace, kterou odvedl Ing. René Brect'an. Dulezitou
podporou tohoto uspéchu byla nase vlastni mensi klinicka studie, které se
ucastni pét nasich klukl, ktefi s ,kaslacim asistentem®“ pravidelné
rehabilituji, a bylo prokazano, ze skutecné pomaha a kluci se zlepsuji nebo
alespon nezhorsuji. Velky dik patfi Mgr. Katefiné Neumannové, Ph.D., ktera
je garantem studie a u klukt pravidelné méri respiracni funkce.
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REaDY Iregistr svalovych dystrofii

NasSe organizace byla u vzniku ,,Registru svalovych dystrofii REaDY (REgistry of
muscular DYstrophy)“, ktery je pro nas predpokladem ucasti nasich pacienti
v klinickych testech budouci lééby. Klinické hodnoceni realizované v Ceské
republice je diikazem spravnosti nasi volby. Registr je plné funkcéni, jediné co se
zcela nedari, je dosahnout pIlné validity dat. Tento problém by mohlo vyresit
centralizace vSech pacientll na dvé specializovana pracovisté. | v roce 2015 jsme
byli s pracovniky registru v kontaktu a jsme pripraveni v pripadé potreby
poskytnout registru podporu.

Registry of muscular DYs‘\ phy

V roce 2004 zapocala realizace projektu MDB —
mezinarodniho DMD/BMD registru, na ktery v
kvétnu 2011 navazal REaDY - registr svalovych
dystrofii. Zastitu nad registrem prevzala Sekce
neuromuskularnich chorob Ceské neurologické

spoleCnosti v Cele s predsedou sekce MUDr. S PRULTNL NEUROLOGICKA
Stanislavem Vohaiikou, CSC., MBA. i v EEQ L [\

LF MU a FN BRNO

http://ready.registry.cz
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REaDY * registr svalovych dystrofii

Vznik registru ceskych 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 lékafri z rGznych nemocnic
Ceské i Slovenské republiky. Na tento projekt navazal projekt REaDY — REgistry of
muscular DYstrophy. Registr si klade za cil evidovat co nejvice pacientd trpicich
vrozenymi genetickymi vadami (DMD/BMD, SMA, DM a FSHD) a diky kompletnim
genetickym vysSetrenim pomoci ve vyvoji lécby a péée o nemocné.

Cilem registru je :

« vedeni databaze c¢eskych i slovenskych pacientid s DMD/BMD, SMA, DM a FSHD,
« zarazeni pacientli do mezinarodnich studii,

urychleni vybéru vhodnych pacientd v pripadé vyvoje Guc¢inného léciva,

podpora vyzkumu svalovych dystrofii,

informacni servis o vysledcich nejnovéjSich zplsobu IéCby.
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{10) ¢ * registr svalovych dystrofii

Pocet pacientll v registru postupné narastal. U DMD/BMD nartsta po celou dobu
mirné, u ostatnich diagnéz je narust zpoéatku strmy, posledni roky spiSe mirny.

Pocet pacientli v daném obdobi

Pocet pacienti dle 5,
diagnézy

450

400

350
300
35,20% e
200 —
44,30% 150 —
100 — -
50 — — — — — — — =

0]
®DMD/BMD ®DM OSMA OFSHD leden 12 cerven 12 leden 13 c¢erven 13 leden 14 c&erven 14 leden 15 d&erven 15
DMD/BMD =DM SMA FSHD
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Standardy komplexni péce a specializovana centra
pro pacienty se svalovymi dystrofiemi v CR

Abychom pomohli aplikovat evropské standardy péée do péée v CR, prekladame a
vydavame ve spolupraci s renomovanymi lékarskymi centry, Masarykovou
univerzitou a odborniky z Treat-NMD odborné materialy a poskytujeme je nejenom
Iékarim. Komplexni a kvalitni péce je podminéna mezioborovou spolupraci Iékafrt
napfi¢ mnoha obory.

Ke zlepSeni oboustranné informovanosti prispiva i pravidelné setkavani
a dlouhodoba spoluprace rodic¢a s odborniky.

Podilime se na financovani zahrani¢nich stazi a pracovnich cest Iékaru, které jim
umoznuji ziskat celou radu novych poznatkil a zkusSenosti. Soucasné prispéji
k navazovani dalSi spoluprace s kolegy, ktefi se zabyvaji problematikou
nervosvalovych onemocnéni v zahraniéi.
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Standardy komplexni péce a specializovana centra
pro pacienty se svalovymi dystrofiemi v CR

Se zavadénim a uplatiovanim standardi komplexni péée souvisi potieba vytvoreni
minimalné dvou specializovanych center pro tuto komplexni péc€i o pacienty
se svalovymi dystrofiemi v CR pro déti a aspon jednoho centra pro dospélé
pacienty.

NasSim cilem, na kterém spolupracujeme se zahrani¢énimi organizacemi, aby byly
celosvétové nastaveny stejné standardy péce, kdy garantem jejich uplatiovani
budou odborna specializovana nervosvalova centra, ktera budou zapojena
do ERN.

Vzhledem k pusobnosti spolku Parent Project a kontaktlli na rodice tim dosahneme
postupné presmérovani vétsiny stavajicich a témeér vSech novych pacientl
do téchto center. Lékari specialisté v téchto centrech budou pecovat o vétsi pocet
pacientt s DMD/BMD a casem ziskaji neocenitelné zkuSenosti v pécéi o tyto
pacienty.
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Rok 2015 v PARENT PROJECTu

Mnoho lidi s dobrym srdcem se stalo nasimi partnery, ktefi nas podporuji velkou
meérou finan€éné, ale také pochopili nase zivotni krédo ,,zit nejenom prezit* a proto
poradaji pro kluky rozmanité akce, jez nadchnou nas vSechny. Diky nim zazijeme
motocyklové i automobilové zavody ze zakulisi, béhame pulmaratony, jezdime
spanilou jizdu v nadhernych autech, fandime hasi€éskému sportu. Dékujeme MDA
RIDE, Kralovéhradeckému kraji, panu hejtmanovi a senatorovi Bc. Lubomiru
Francovi, spole€nosti Montaze Broz s jednatelem Jifim Brozem, firmé SIKA CZ,
v Cele s Petrem Olivou, firmé Betvar, AMK Horice, mnoha dalSim lidem a
spoleénostem, kterym patfi nas veliky dik.

Téz nasi aktivni ¢lenové, organizuji skvélé akce na podporu naseho spolku.
V Rohoviadové Bélé se uskutecnil jiz 9. roénik hasi¢skych zavodu, které maji
beneficni nadech a diky rodiné PeSkovych ziska kazdoro¢né nas spolek nemalou
finanéni €astku. Rodina Backovskych v BudiSové nad BudiSovkou usporadala
jiz 7. ples pro Jakuba, z jehoz vytézku kazdym rokem podpofi i nas spolek. Diky
rodiné Turkovych zazijeme zakulisi zavodi motocyklli v Hoficich, ale ziskame i
nemalou finanéni podporu.
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Rok 2015 v PARENT PROJECTu

Zavérem je treba vyzdvihnout praci ¢leni vykonného vyboru, nebot’ vsichni
¢lenové vykonného vyboru pracuji ve svém osobnim volnu, po nocich, o svych
dovolenych a zaroven jsou téz rodici déti a mladych muzi s DMD.

Je to mnoho odvedené prace, ktera na prvni pohled neni vidét, ale bez které
by PARENT PROJECT nebyla tak uspésnou organizaci, jakou je. Uéastni
se dulezitych akci, jednani, seminari, workshopu a €as, ktery by mohli vénovat
svym rodinam, vénuji nam vSem. A to vSe vykonavaji bez naroku na jakoukoli
odménu. Chci jim touto cestou vSem podékovat a poprat jim mnoho sily
a odhodlani do dalsi prace.

Na uplny konec bych chtél opét vyslovit svoje dlouholeté prani, jak jsem jiz
naznacil v uvodnim slovem, aby se zacalo zapojovat vice novych rodi¢t s malymi
détmi, vSe co udélate pro PP, udélate pro své syny.

Jozef Suchy, predseda PP
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Cinnost a aktivity
v roce 2015
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Akce k sireni povédomi o nemoci

Vystava ,,Zijjeme s vami“ byla k vidéni od 5. fijna 2015 v prostoru Nové radnice
Magistratu HMP. Oproti roku 2014 byla rozsSifrena o fotografie naseho partnera
MDA RIDE a nesla se v duchu hesla ,,zit a nejenom prezit‘. Vystava se konala
pod zastitou radnich Radka Lacka a Libora Hadravy. Vernisaz probéhla ve
velmi milé a komorni atmosfére za pritomnosti vzacnych hostl, profesora
Jifiho Zemana, prednosty kliniky détského a dorostového lékarstvi VFN v
Praze, dalSich zastupctl tohoto pracovisté odbornic z oboru neurologie Lydie

Koumarové a lvy Prihodové, Miroslava Ouzkého, ktery je fandou projektu MDA
RIDE a dalsich.
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Akce k Sifeni povédomi o0 nemoci

Nasledné se dne 26. fijna 2015 se konala vernisaz dalsi ze série vystav ,,Zijeme
s vami“. Tentokrat v Atriu Poslanecké snémovny Parlamentu CR, a to pod
zastitou mistopredsedl Vyborul pro zdravotnictvi MUDr. Davida Kasala a MUDr.
Jaroslava Krakory. Vystava probéhla za velké ucasti pozvanych hostu. Velice
jsme ocenili pritomnost vzacnych hostli, a to naméstkyné ministerstva
zdravotnictvi JUDr. Lenky Tesky Arnostové, Ph.D. a naméstka prof. MUDr.
Josefa Vymazala, DrSc. Uéastnili se dal$i élenové Vyboru pro zdravotnictvi,
poslanci, lékari, odbornici, vyznamni zastupci instituci, ale téz nasi kluci a
jejich rodiny.
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Akce k Sifeni povedomi o0 nemoci

Diagnostika - Svalova dystrofie typu Duchenne (DMD). Vice jak 2 000 détskych
a dorostovych praktickych lékarti dostalo zacatkem prosince 2015 do svych ordinaci
informacni letak popisujici prvni projevy a faze Duchennovy svalové dystrofie (DMD).
Stalo se tak ve spolupraci s SPLDD CR a OSPDL CLS J.E.P., kdy jsme tento letak mohli
zaslat spolu se zavedenym ¢asopisem VOX Pediatrie. Véfime, ze timto projektem se nam
podari zvysit povédomi o nemoci DMD u Iékait prvniho kontaktu a hlavné dat navod jak
pfi prvnich signalech této nemoci postupovat. Dékujeme MUDr. Jané Haberlové z FN
Motol za odbornou spolupraci a garanci textti, Ministerstvu zdravotnictvi CR za finanéni

RAcROE REQIAIch

PARENT | PROJECT
weaions Poyatrena
Viekum Latba Nadse

Zakladni informace

) o Duchennové svalové dystrofii
Klinické faze Duchennovy

svalové dystrofie

DMD jo

Svalova dystrofie typu Duchenne (DMD)

DIAGNOSTIKA
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ZlepsSovani kvality zivota pacientu s DMD

Diky spolupraci s nadacemi, partnery a diky uspésnym projektim naseho
spolku se nam dafri pribézné nakupovat pomiicky, které zkvalitiuji kvalitu zivota
pacienti s DMD/BMD.

V roce 2015 jsme z nasbiranych prostiredki nakoupili 5 kusi pomucky Cough
Assist ,kaslacich asistentd“ na realizaci klinické studie a 10 kusti oxymetrui.
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Ziskavani finanénich prostredku

V roce 2015 pokracovala verejna sbirka, kterou nam v
roce 2012 povolil Krajsky urad Kralovéhradeckého
kraje. Verejna sbirka je na dobu neuréitou a kona se na
celém uzemi CR. Je provadéna prodejem predmét,
shromazd'ovanim prispévkii na sbirkovém uctu
a darcovskymi textovymi zpravami prostrednictvim
telekomunikaéniho koncového zafizeni. Pro tento ucel
byl u Fio banky, a.s. zfizen novy transparentni Ucet s
Cislem: 8012345678/2010.

V roce 2015 jsme poprvé ziskaly finanéni podporu ze
strany statu, a to formou grantt z Ufadu vlady CR na
podporu ¢innosti, vedeni on-line poradny, uUhradu
prekladii a grantu z MZ CR na kampan informovani
Iékar( prvni linie o nemoci.

Granty jsme zpracovali i na rok 2016, a to opét na urad vlady na stejny ucel
jako v roce 2015 a dva granty na MZ CR, jeden na zpracovani videi s
rehabilitaci a na nové webové stranky. S granty je dost prace, ale pomaha
nam to rozsirovat nasi ¢innost.
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Ziskavani finanénich prostiedku

V roce 2015 jsme pokracovali v ,,Projektu DMS - Pomoc
détem se svalovou dystrofii DMD / BMD*“. Od 1. 10. 2012
Ize prispivat na nase aktivity prostrednictvim DMS -
Darcovské SMS. Prijem z DMS slouzi k podpore osobni
asistence, porizeni rehabilitacnich a kompenzacnich
pomucek, poradani akci pro rodiny za uc¢elem vymény
zkusSenosti a vzajemné pomoci, predavani informaci
laické i odborné verejnosti. DMS sbirka je od roku 2014
povolena na dobu neurc¢itou,

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¢, Parent
Project obdrzi 28,50 K¢. Sluzbu DMS zajist'uje: Féorum
darcl — www. darcovskasms.cz
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Ziskavani finanénich prostredku

Rad bych,
ale a posli SMS

nemuziu,

mam i Ano DMS SVAL
svalovou jednoduse,
dystrofii. vezmi telefon

Cena odeslané SMS ve tvaru DMS SVAL na Eislo 87 777 je 30,- KE. PARENT PROJECT obdrZi 28,50 KE. DEkujeme.
Vice na: www.darcovskasms.cz a www.parentproject.cz
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Informovanost rodin, lékaFu a vefejnosti

Ziskavame informace o nemoci, o novinkach
v nastaveni standardid péce, o vyzkumu,
a to prostrednictvim internetu, riznych publikaci,
které zprostiedkovavame v €¢eském jazyce.

Na webovych strankach spolku zhruba v mési¢nim
intervalu prinasime aktualni informace o vyzkumu.

Ve spolupraci s MUDr. Janou Haberlovou, Ph.D.
zajistujeme internetovou on-line poradnu pro
verejnost. Tato poradna je zamérena na odborné
lékarské rady od doporuceného uzivani doplnki
stravy az po rady od specializovanych Ilékaru
v oboru neurologie a ortopedie.

V diskuzich, oteviené a soukromé, si rodice
vyménuji zkusenosti ohledné péce, pomucek, akci
a predavaji si zkusenosti.
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Informovanost rodin, lékaru a veirejnosti

V roce 2015 jsme pokracovali v distribuci odbornych publikaci, které vydal nas spolek.
VSechny tyto materialy vznikly prekladem a upravou zahraniénich materialti. Za pomoc
pri jejich pripravé 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.
Publikace jsou zverejriovany v knihovné umisténé na webovych strankach.

Na vzdélani zalezi - Priivodce
o Duchennové svalové dystrofii
pro rodiCe, ucitele a udcitele
télesné vychovy

@ Srde€ni management operaci
Na vzdélani zalezi . o .y

o e u pacientu se svalovou dystrofii
e - Duchenne/Becker

Maligni hypertermie bezpecna
a nebezpecna anestetika
Nouzova informacéni karta pro

zalezl
e rpchove
- i TPOMOVY

- . rodice chlapcu s DMD
| zalezi
e Psychologické aspekty DMD
e g ... adalsi
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Zahranicni spoluprace

Prostfednictvim spolupracujicich lékaft z Ceské republiky jsme v neustalém
v kontaktu s odborniky ze zahraniénich vyzkumnych center. Nasi zastupci z rad
¢lenti PP i Iékaru se spoleéné ucastni odbornych seminarti zamérenych na vyzkum
DMD nebo problematiku databazi pacientt. Uzce spolupracujeme s TREAT-NMD
Neuromuscular Network a UPPMD (United Parent Projects Muscular Dystrophy)
a jsme jejich €leny.

TREATAMD

wcular Network

‘Accelerating Treatments for Neuromuscular Diseases’

This certifies that

Parent ro (Czech Repubilic)

5 a member of the
TREAT-NMD Neuromuscular Network

Dated
-

£ . 11 March 2008
‘ United Parent Projects : |
¥ | Muscular Dystrophy Gole Sireub. ek By

H TREAT-MMD Project Coordinators (-'.’
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Zahranicni spoluprace

Uéastnime se zahraniénich konferenci. V roce 2015 se nasi zastupci zuéastnili
dvou konferenci, podpofili jsme U¢ast na zahrani¢ni konferenci a stazi, a to:

« 20. Gnora 2015 — setkani UPPMD v Rimé, na které navazala 21. - 22. inora 2015
- 13. Konference Parent Project Italy v Rimé, které se zuéastnily Ing. Jitka
Reineltova a Karolina Ceskova, studentka mediciny. Nase zastupkyné ziskaly
dilezité kontakty a ukazaly, ze mame co nabidnout.

 Podporili jsme u€ast MUDr. Lenky Mrazové na Neuromuskularnim kongresu v
Bratislavé ve dnech 16. - 17. dubna 2015.

« 20. dubna - 20. kvétna 2015 jsme podporili staz fyzioterapeutky Mgr. Anny
Janské v nervosvalovém centru v Newcastle upon Tyne v Anglii. Mgr. Janska
ziskala spousty profesnich zkusenosti, které vyuzije v praci s nasimi chlapci.

« 6. -7. listopadu 2015 se v Londyné konala 13. mezinarodni konference Action
Duchenne, které se zucastnili Ing. René Brfeétan a MUDr. Jana Haberlova.
Konference byla mimo jiné vénovana péc¢i o dospélé muze s DMD.

ACT
DUCH!EN'!
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Spoluprace v CR

NasSi zastupci se tfretim rokem vzdélavaji
v Akademii pacientskych organizaci poradané
AIFP (Asociaci inovativhiho farmaceutického
pramysilu).

- ——

S SUKL e

V unoru 2015 bylo uzavieno mezi nasi organizaci
a SUKL (Statni ustav pro kontrolu Iéciv) e

memorandum o spolupraci. s

Uéastnime se pacientskych rad poradanych MZ CR
pod zastitou naméstkyné MZ JUDr. Lenky Tesky
Arnostové, Ph.D. a VZP.

NE>2
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Spoluprace v CR

PP se zapojil do projektu vzdélavani studenti 4. roéniku mediciny 2. LF UK
pii jejich praktickych cvi¢enich a blokové vyuky ve FN Motol. Seminari se za PP
zucastnili lvana Peskova se synem Adamem a Ing. René Brectan. Prezentovali
jsme cinnost nasSi organizace a hlavné priubéh nemoci DMD. Adam trpélivé
odpovidal na vSechny dotazy studenti a mluvil o svém zivoté. Vérime, ze osobni
setkavani a rozbor nemoci DMD v diskusi pomuize studentim v jejich budoucim
profesnim zivoté lékare. DalSi seminare budou nasledovat.
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Informace z vyzkumu

Jiz radu let slySime v komunité DMD, ze lék je na dosah, a zatim témér nic, presto je nutné
konstatovat, ze atmosféra ve spolec¢enstvi se méni, je vyrazné pozitivnéjSi nez v minulosti,
a muzeme skutec¢né Fict, ze potencialni Iécba je nadosah. Musime si vSak uvédomit,
ze pravdépodobné nebude pouze jeden lék, ale pro Ié¢bu bude treba kombinace Iéka.

Nejblize k pacientiim je:

TRANSLARNA (PTC Therapeutics) — pro pacienty s bodovou mutaci, faze 3 prokazala klinicky
prinos pro pacienty, a dosud je dostupna pro pacienty ve 13 zemich, pro chodici pacienty v CR je jiz
k dispozici na zakladé individualniho schvaleni .

IDEBENON (Raxone/Catena) — zlepSuje respiracni funkce, Santhera. Idebenon jiz ziskal pro |é¢bu
pacientd s DMD oznaceni IéCivo pro léCbu vzacnych onemocnéni a ma v Evropé platny patent do
roku 2026, v USA do roku 2027.

DRISAPERSEN (antisense oligonukleotid) — BioMarin Pharmaceutical Inc. oznamila predlozeni
Zadosti o registraci pro trh (MAA) u evropské agentury pro IéCivé pfipravky (EMA), pro pacienty, ktefi
mohou mit uzitek z preskoCeni exonu 51. FDA udélila Drisapersenu status ,léCba pro vzacneé
pediatrické onemocnéni*.
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Informace z vyzkumu

VECTTOR terapie je forma elektro-stimulace vychazi z akupunktury, reflexologie, fyziologie, bunécné
fyziologie a anatomie ur€ené ke stimulaci nervud, aby podpofila funkci neuropeptidd, které jsou nezbytné pro
optimalni fungovani téla. Tyto neuropeptidy jsou zivotné dllezité pro zvySovani obéhu na kuzi, kosti, nervd,
svall, a pro snizeni oxida¢niho stresu. V USA byla dokoncena klinicka studie, ktera prokazala klinicky pfinos
pro pacienty.

Klinické studie na pacientech:

SMT C1100 (Summit Therapeutics plc) — latka, ktera dokaze stimulovat tvorbu utrofinu, jez mize Castecné
nahradit chybéjici dystrofin. Jedna se tedy o moznou Ié€bu pro vSechny pacienty s DMD. studie s upravenym
dietnim rezimem faze 1b splnila primarni cil, faze 2 bude probihat v pribéhu roku 2016 v UK a v USA.

TADALAFIL (spole¢nost Eli Lilly) — dokonen nabor do 3 faze klinické studie. Top-line vysledky
se oCekavaji v prvni poloviné roku 2016.

ETERLIPSEN (Sarepta Therapeutics) — 25.08.2015: FDA registrovala Zadost o registraci nového IéCiva ve
stadiu vyzkumu (NDA) Eteplirsenu k potencialni Ié¢bé DMD u pacientl pfistupnych skippingu exonu 51.

FOR DMD Prednizon, deflazakort — studie porovna tfi zpusoby podavani kortikosteroidd chlapcim
s DMD a ur¢i, ktery z nich je nejefektivnéjSi a nejvice napomaha ke zvySeni svalové sily a pfinasi nejméné
vedlejSich ucinkl spojenych s IéCbou.
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Informace z vyzkumu

NPC-14 (Arbekacin sulfat) — bezpeénost, snasenlivost a u€innost u pacientd s DMD, 2 faze klinické studie.

NAPROXCINOD (Orphan Drug pro lécbu DMD, v Evropé i USA) - protizanétlivé lécivo (inhibuje
cyklooxygenazu a dodava oxid dusnaty).

L-CITRULLIN a METFORMIN (Universitat Basel) — cilem studii je prokazat zlepSeni funkce svall a oddaleni
progrese onemocneéni.

CAT - 1004 (Catabasis) — snizuje poSkozeni a podporuje regeneraci a pfestavbu svalu, faze |/ Il, obdrzela od
FDA status ,léCba pro vzacné pediatrické onemocnéni®.

CAP-1002 — |éCba kardiomyopatie faze |/ Il

PF-06252616 (Pfizer) — je experimentalni monoklonalni protilatka proti myostatinu, proteinu, ktery je zapojeny
do rastu svalu.

TXA127 (Tarix Orphan) — redukuje poSkozeni kosterniho svalstva a fibrozu, a tim zlepSuje svalovou silu.
Faze 2 studie ma zacit na poc¢atku roku 2016.

ISOFEN (isosorbide dinitrate + ibuprofen) — bylo prokazano, Zze kombinace téchto latek muze zpomalit
progresi onemocnéni. Studie je pozastavena.
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Informace z vyzkumu

KMENOVE BUNKY* v lIéébé DMD (*Oficialni nazev: Role mononuklearni bunééné terapie pomoci autologni
kostni dfené u DMD) — institut Neurogen Brain and Spine Institute v Indii. USelem oteviené studie faze 1 je
oveéfit u€inky a bezpec€nost Ié€by kmenovymi burikami u pacientd s DMD. Ve studii je zahrnuta jedna skupina
pacientl s IéCbou.

EXON SKIPPING (pfeskoCeni exonu) probiha v riznych fazich vyvoje pro exony 44, 45, 51, 52, 53, 55.

Mnoho klinickych studii je v preklinické fazi (nebyla zahajena studie s lidskymi pacienty) jsou nadégji, ale
neni mozné se na né upinat, nebot neni ziejmé, jaké budou vysledky klinickych studii, a v jakém Casovém
horizontu budou dostupné pacientlim, patfi sem napf.:

Peptid NBD — vyuziti blokatord NF-kb, &teno ,en ef kapa bé“; omezeni zanétu, podpora regenerace u
pacientl s DMD.

RTC13, Sloucenina Read-Through: vyvoj IéCiva, které koriguje tzv. nonsense mutaci (bodovou mutaci).
Rycal ARM210 - zlepSeni sily a funkce svall u pacientld s DMD. Klinické studie s pacienty se planuiji.

Spironolactone (spironolakton; diuretikum) — aldosteronovy antagonismus (rusi ucinek aldosteronu),
cilem |éCby je zlepSeni svalové sily a funkce u pacientll s DMD.
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Informace z vyzkumu

Tamoxifen (selektivhi modulator estrogenovych receptori) — cilem IéCby je zlepSeni sily svall
u pacientd s DMD a BMD. Tamoxifen je genericky nazev jiz uznaného léciva Nolvadexu, které se pouziva k |é¢bé
hormonalné dependentnich nadoru prsu.

VBP15 (Delta-9,11) - analogové lécivo ke glukokortikoidim. Zahajeni klinické faze je planovano ve FN v Motole
na podzim roku 2017.

AO - Antisense oligonukleotidy (University of Bern) — zamezeni ztraté svalové sily.

PF-06252616 (Anti-Myostatin).
/

g 7
PTC) A

/ THERAPEUTICS AF.
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Akce v roce 2015
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Akce 2015

Dne 28. unora se kona Den vzacnych onemocnéni. V
tento den s mottem ,,Sami vzacni, spolu silni“, si na
celém sveéteé pripominame osudy lidi, ktefi ziji se vzacnym
onemocnénim. Mnohé problémy, se kterymi se potykaji, DISEASE .
jsou totiz vSem spole¢né — o jejich nemocich se malo vi, D4
uréeni diagnézy byva obtizné a €asto se roky tahne, %M?
moznosti lécby jsou mnohdy velmi omezené. Nepfimym AR
disledkem vzacného vyskytu onemocnéni je také izolace

pacientl, do které je dostava nepochopeni okoli. Parent

Project se k této akci kazdoro€né pripojuje.

Vice na:

a

Parent Project CR se pripojuje k akci "7 zafi - Den DU(H[NN {,%ARENESS

Duchennovy svalové dystrofie". Cini tak spoleéné
s dalSimi pacientskymi organizace po celém svété, cilem 7 sept
akce je zvySeni povédomi o této vzacné nemoci s cilem

zlepsit budoucnost vSech déti s touto nemoci.

Vice informaci na:
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http://www.vzacna-onemocneni.cz/
http://www.denvzacnychonemocneni.cz/
http://www.worldduchenneawarenessday.org/

Akce, které pomahaji IPles JB

Jiz po sedmé se 23. ledna 2015 v budiSovském Kulturnim domé uskuteénil
charitativni ples pro Jakuba Baékovského. Ziskané finanéni prostredky budou
vyuzity ve prospéch Jakuba, téz bojujiciho s DMD. Cast vytézku ve vysi 10 000,-
byl vénovan spolku PP. Podékovani patfi rodiné Backovskych.

:::::::

,,,,,,,

Svalové DIBMD
0y Vyzku odilo

‘B www.pare ;

imm
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Akce, které pomahaji §§ 2 maraton

Posledni bifeznova sobota patfila sportu, specialné béhu na Sportissimo
2 maratonu v Praze. Diky RWTTC (Running With Those That Can’t), Petru Olivovi
a jejich prizniveim, mohli kluci jiz po paté prozit jedineény zazitek a ve vozicich
Benecykl si ,,zabéhnout”“ své zavody. | pfes nepfizen paGash byla opét skvéla
atmosféra. et
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Akce, které pomahaji I300 ZGH

Dne 17.05.2015 byli kluci opét ucéastniky jiz 53. ro€niku zavodu 300 zatacek
Gustava Havla v Hoficich. Jiz ponékolikaté se podafrilo poradajicimu AMK Hofice
a zavodnimu tymu Montaze Broz Racing Team zajistit pro kluky zajimavy program,
protoze byt v zakulisi motocyklovych zavodu je nevSednim zazitkem. Dékujeme
rodiné Turkovych, ktefi tuto akci pro nase kluky zajist'uji.
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Akce, které pomahaji IMDA =

MDA RIDE - 20. ¢ervna 2015 se konal jiz 7. ro¢nik jizdy na podporu lidi trpici
svalovou dystrofii. MDA RIDE nas kazdoroéné podpofi nhemalou ¢astkou, za coz ji
patfi neskute¢ny dik. Kad'a aneb Josef Kaderabek, duchovni otec této skvélé akce,
spolu se svou zenou Hankou a dalSimi priznivci MDA RIDE, nejsou jenom nasi
podporovatelé, ale i kamaradi, navstévuji nas na nasich akcich, a vzdy privezou
dobrou naladu.
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Akce, které pomahaji A MDA RIDE
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Akce, které pomahaii

Rohovladova Béla - soutéz v pozarnim sportu
|

DalSi velice uspésSnou akci je soutéz v pozarnim sportu a klasickém pozarnim
utoku muzu a zen ,,O pohar starosty obce Rohoviladova Béla“, jiz devaty rocnik
prfinesl PP nadhernych 72 000,- . Velky dik patri rodiné Peskovych.
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e, které pomahaii

Rohovladova Bﬂé - soutéz v pozarnim sportu

|
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Akce pro kluky a jejich rodiny - Boccia

Po treti jsme se 23.05.2015 sesli v Nové Pace, abychom zabojovali v ramci turnaje
v integrované Boccie. Na turnaji nas opét navstivili kamaradi z MDA RIDE,
aby s nami vytvorili soutézni tymy. Atmosféra byla bojovna, ale vSechny boje se
odehraly v duchu fair play. Kluky ¢ekalo prekvapeni, a to vzacna navstéva Jakuba
Petruzalka s vitéznym poharem, ktery ziskali litvinovsti hokejisté v extralize.
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Akce pro kluky a jejich rodiny - Boccia
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Akce pro kluky a jejich rodiny - autocross

Po soutézeni v Boccie jsme se vydali dne 24.05.2015 na autocross, ktery se konal téz v
Nové Pace a byli jsme hosty jezdce Jifiho Stétiny, ktery nas propaguje i mezi
autocrossovymi zavodniky, a to je cenné. Kluci byli nadsSeni, i kdyz cesta ke trati byla
docela krkolomna.
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Akce pro kluky a jejich rodinx - autocross
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Akce pro kluky a jejich rodiny - Bukova

Ozdravny pobyt pro maminky s kluky se kazdy rok uskuteéni diky podpore MDA
RIDE. V roce 2015 se uskutec¢nil v tydnu od 27.06 do 06.07. v Bukové. Objekt byl
velmi pékny s bazénem a v klidném prostiedi. Kluci mohli na kratké prochazky
i sami. Poc¢asi bylo nadherné a vSichni si pobyt uzili.
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Akce pro kluky a jejich rodin“Bukové
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Akce pro kluky a jejich rodin)EBukové
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Akce pro kluky a jejich rodiny

Ozdravny pobyt, tentokrat pro tatinky s kluky se kazdy rok uskute¢ni diky vytézku
hasi¢skych zavodl v Rohovladové Bélé. V srpnu 2015 chlapci vyrazili s tatinky
dvakrat v lété na tyden do Velkych Pavlovic a na podzim na prodlouzeny vikend
do Chlumu u Treboné. Chlum je tradiéni pobytové misto pro ,panské jizdy“.
Vsichni byli spokojeni, protoze s tatinky, je vétSi svoboda.

PARENT R PROJECT ;
svalova P dystrofie www.parentproject.cz

Vyzkum Lécba Nadéje



Akce pro kluky a jejich rodiny §i Velké Pavlovice
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Akce pro kluky a jejich rodiny  Chlum u Tieboné
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Akce pro kluky a jejich rodiny

Kazdoroc¢ni vikend pro rodiny s détmi se v roce 2015 uskuteénil v Mezifi€ku,
Morava byla vybrana, aby to moravska ¢ast méla bliz, ale opét prevladaly rodiny z
Cech. Letosni setkani bylo v armadnim duchu a navstévou nas opét poctili
motorkari z MDA RIDE. VSichni jsme si to uzili.

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

Vyzkum Lécba Nadéje



- Mez

11},

h rod

jejic

Akce pro kluky a

www.parentproject.cz

Fr Wt
e

dystrofie

Vyzkum Lécba Nadéje

1

PARENT  PROJECT

svalova



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

Vyzkum Lécba Nadéje



Nasi darci, sponzofi
a podporovateleé
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Podékovanim sponzorum a darcum

Cinnost spolku Parent Project by nebyla mozna bez podpory, pomoci
a spoluprace s radou firem, organizaci a jednotlivci. Vasi pomoci si nesmirné
vazime, pomahate nam plnit nase poslani, bez Vas bychom to nedokazali.

Dékujeme, ze stojite pri nasich detech.
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Podékovani sponzorum a darcum

Hasicum Rohovladova Béla, Paviu Backovskému, Dané Jachimové, Lence
Lupinkové, Lence Kroupové, Helené Buresové, Sarce Manakové, Jitce
Reineltové, Sarce Plzakové, Alené Pospisilové, Dusanu Sedkovi, Martinu
Boumovi, Darye Prakapovich, Blance Hanzlikové ...
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PARENT PROJECT, z.s
svalova dystrofie DMD/BMD

Nasi snahou je zajistit pro déti i dospélé s DMD/BMD komplexni péci
v vysoce odbornych nervosvalovych centrech. Zajistit véasné nasazeni
symptomatické péce, a tim zpomalit progresi onemocnéni. Pomalejsi
progrese zajisti pozdéjsi ztratu schopnosti chiize, oddaleni kardiologického
Ci respiracniho selhani, prodlouzeni primérné délky zivota u pacientu.
Chceme pro nase déti a mladé muzi odpovidajici kvalitu zivota, kterou si
zaslouzi. Chlapci a muzi s DMD jsou hrdinové vSedniho dne, ktefi nas uci
trpélivosti, odolnosti a vytrvalosti. Dejme jim Sanci, kterou si zaslouzi, Sanci
dockat se Iéku a my véfime, ze se dockaji.

Vyzkum § EECba - nadeje
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