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Co to jest Europejska Siecé
Choroby Huntingtona?

* Europejska Sie¢ Choroby Huntingtona (EHDN - European
Huntington’s Disease Network) jest organizacjg niedochodowg
prowadzgcg badania nad chorobg Huntingtona (HD) na terenie
Europy, a dziatajgcq na terenie Polski od 2007 roku.

* Stanowi ona wspdlng platforme dla lekarzy, naukowcéw oraz
pacjentéw i ich rodzin, ktéra utatwia wspdbtprace pomiedzy tymi
grupami spotecznymi w celu poszerzania wiedzy o HD,
prowadzenia badan, udzielania wsparcia pacjentom i ich
rodzinom.

 Celem organizacji jest nie tylko odkrycie lekarstwa na HD ale
takze poprawa jakoSci zycia pacjentéw z HD poprzez
umozliwienie wykorzystania i usprawnianie obecnie dostepnych
mozliwosci terapeutycznych i organizacyjnych.

 EHDN jest finansowane przez CHDI Foundation, sponsora -
badania: )
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EHDN a Enroll-HD

Po co nam EHDN skoro mamy Enroll-HD?

»EHDN pozostanie nadal naszg europejska organizacjg skupiajgcag
naukowcoéw, lekarzy i rodziny dotkniete HD i umozliwiajgcg wspdlne prace
nad poprawg jakosci zycia, prowadzenie badan, udzielanie wsparcia
pacjentom i rodzinom dotknietym HD, spotkania towarzyskie oséb

zainteresowanych dziataniami w zakresie HD.

»EHDN tworzy skupiajgce lekarzy i naukowcow, ktorzy sg

zainteresowani okreslonym profilem badah nad HD.
»Enroll-HD na terenie Europy jest obstugiwane przez EHDN.

»EHDN administruje badaniem I ma prawo do danych z tego

badania.
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Badania, spotkania i osrodki
badawcze w ramach EHDN

1. Sub-studies - badania naukowe nad okreslonym aspektem HD
dostepne dla uczestnikow Enroll-HD, w toku:

2. Zjazdy europejskie i Swiatowe poswiecone
problematyce HD ( ).

3. EHDN tworzy i administruje osrodkami badawczymi
Enroll-HD w Europie dgzgc do stworzenia sieci tzw.

4. Granty na nad HD do
50 000 Euro i dostep do danych REGISTRY.
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Nowy lider EHDN

* Profesor Jean-Marc Burgunder zostat nowym
przewodniczagcym komitetu Sterujgcego EHDN zastepujgc na
tym stanowisku profesora G. Bernharda Landwehrmeyera,
ktory jest obecnie Gtéwnym Badaczem Enroll-HD.




EUROPEAN HUNTINGTON'S DISEASE NETWORK

Badania kliniczne w ramach
EHDN dla uczestnikow Enroll-
HD



Badania kliniczne w
ramach EHDN

* Trzy aktywne badania:
— Pride-HD
— Amaryllis
— Legato-HD
* Sg w Europie Osrodku w ktérych
odbywajqg sie 2 lub 3 badania.
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Pride-HD
Teva Pharmaceuticals
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Pharmaceuticals

Substancja badana: Igf;ﬁyagd)ihal(gcg)lbh,lhuntexil)

— Aktywator receptora Sigma-1

— Oczekiwania: poprawa w TMS

— Rowniez: poprawa w mPPT

Faza 2 - ustalenie dawki, bezpieczenhstwa i skutecznosci,
Oczekiwana liczba uczestnikéw: 400

52 O$rodkdéw na Swiecie

Kraje uczestniczace:

— UK

— Holandia

— Francja

— Niemcy

— Rosja

— Austria

— Witochy

— Australia

— USA J“({fJJ
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Pride-HD

Kryteria wtgczenia:

‘Wiek: >=21 lat

*CAG: >=36

*UHDRS TMS > 25

*UHDRS Independence Scale < 90
*Obecnosc opiekuna

Kryteria wytgczenia:
Padaczka/napady drgawkowe

*Choroby kardiologiczne ze
zwolnieniem przewodzenia

*Leki pobierane: TBZ, C|talopram
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Pride-HD badania |
| wizyty
e Badania:

— CSSRS, UHDRS, mPPT, HDQolL, PBA-s,
CIBIS/CIBIC, PDS, CGlI, EQ5D, Walk12,
Q-motor, TUG, CAB.

12 miesiecy trwania
— 12 wizyt

* Wizyty: Baseline, tydzien 4, 12 i 26
— Czas trwania wizyty: 6 godzin.
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Rekrutacja

* 370 pacjentéw przebyto wizyty
skriningowe,
» 257 pacjentdw na leku.

« Zakonczenie rekrutacji MAJ 2015!!!
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Wyzwania rekrutacji

Czas trwania i czestotliwos¢ wizyt

— Okreslony czas podania leku i pobrania krwi
wydtuza czas wizyty.

Potrzeba posiadania opiekuna,
Leki wykluczajgce,
Wsparcie:

— Rozdzielenie wizyty na 2 dni (TEVA ptaci 200 zt
za zakwaterowanie)

— Zwrot za dojazd - karty kredytowe phire,
zwrot petny (by¢ moze bedzie mozna dojezdzac
takséwka nawet z bardzo daleka)
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EUROPEAN HUNTINGTON'S DISEASE NETWORK

Pfizer - Amaryllis



Pfizer, PDE-10 CRO:
Inventiv

 Substancja badana: PDE10O inhibitor
(pf-02545920)

— PDE10A enzym w MSNs prazkowia,
obnizony poziom w HD

— Oczekiwana poprawa w: TMS
— Rowniez w: nasileniu plasawicy, GClI,
* Ocena bezpieczenstwa i skutecznosci
— Niemcy (4)
— UK (13)

— USA (17) —



Pfizer Amaryllis

* Kryteria wigczenia:

— Wiek: 30-65;

— CAG: 36 lub wiecej;

—TMS: 10 lub wiecej; TFC: 7 lub wiecej;
* Kryteria wytgczenia:

— Choroby serca - wydtuzenie
przewodzenia

— Tetrabenzyna, clozapina ...
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Amaryllis

o Zwrot kosztéw do 200 zt za dojazd.

* Duza czestosc i rezim wizyt na
poczatku badania.
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EUROPEAN HUNTINGTON'S DISEASE NETWORK

Legato-HD
Teva Pharmaceuticals
|ICON



Legato-HD

Substancja badana: Laquinimod
* Immunomodulujace dziatanie
* Oczekiwania: poprawa w TMS

* Rowniez: poprawa w: objetosci jadra ogoniastego, HD-CAB, CIBIC, TFC

Faza 2 — bezpieczenstwo i skutcznosé
Liczba uczestnikdw: 400
30 osrodkow (~12 pacjentdw na os$rodek)

Kraje:
- Czechy
- UK
- Portugalia
- Hiszpania
- Holandia
- Francia
- Niemcy
- Wiochy
- Australia
- USA
- Kanada
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Co to jest?
Co nowego?



Otwarte wrota do badan klinicznych
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Enroll-HD — ogdlnoswiatowe obserwacyjne, prospektywne,
wieloosrodkowe badanie nad chorobg Huntingtona otwarte
dla kazdego pacjenta z HD oraz dla rodzin pacjentow.

* Platforma Enroll-HD stuzy:

— Rozwojowi 1 ocenie nowych metod badania (np.:
zaawansowanemu stadium HD, postaci mtodzienczej itp.),

— Zidentyfikowaniu (kwalifikacji) markerow biologicznych w
HD,

— Znalezieniu potencjalnych uczestnikow przysztych badan
klinicznych,

— Wykorzystaniu  szczegoétowe]  charakterystyki  stanu
klinicznego pacjenta i duzej ilosci danych celem poprawy
opieki nad pacjentami z HD.



Cele badania

Podstawowym celem badania Enroll-HD jest lepsze zrozumienie zmiany

obrazu klinicznego pacjentow i patomechanizmow HD poprzez:

»zebranie danych dotyczacych zaburzen poznawczych, zaburzen
zachowania i zaburzen ruchowych, umozliwiajgcych oszacowanie tempa
progresji HD, umozliwiajacych wglad w neurobiologie HD;

»zebranie danych i prébek biologicznych w celu okreslenia genetycznych i
Srodowiskowych czynnikow wptywajgcych na ksztattowanie fenotypu HD i
postep choroby;

»promowanie badan interrogacyjnych, ktére moga poméc w ustaleniu

patogenezy HD.



|Istotne kwestie dotyczgce
badania Enroll-HD

» Badanie nie wigze sie z ewentualnym leczeniem ani
Inwazyjnymi procedurami.

» Wymagane jest odbycie tylko jednej wizyty rocznie.

» Uczestnicy maja mozliwo$¢ uzyskania informaciji o
zblizajgcych sie badaniach obserwacyjnych i klinicznych, w

tym badaniach dotyczacych nowych metod leczenia.



Kto moze wzigc udziat w badaniu?
> W badaniu moze uczestniczy¢ kazdy cztonek rodziny dotknietej HD. Obejmuije to:
> osoby, ktére wiedza, ze sa nosicielami zmutowanego genu, niezaleznie od
tego czy wystepuja u nich objawy choroby;
> osoby zagrozone chorobg (ktére nie przeszty dotychczas badan
genetycznych);
» osoby z HD w wywiadzie rodzinnym, ktére wiedza, ze nie posiadaja
zmutowanego genu;
> matzonkowie/partnerzy (niespokrewnieni) cztonkéw rodziny z HD.
> Dzieci z rozpoznana klinicznie miodziencza postacia HD, ktére nie ukonczyty
jeszcze 18 lat, moga wzigC udziat w badaniu za zgodag rodzica lub opiekuna

prawnego.



Co nalezy zrobi¢, aby wzigc¢ udziat w badaniu?
»poinformowac personel swojego osrodka o zainteresowaniu
udziatem w badaniu Enroll-HD

»wyrazi¢ zgode na udziat w badaniu

Jaki jest czas trwania badania?
»Badanie Enroll-HD jest badaniem bezterminowym, nie ma
okreslonego ostatecznego terminu jego zakonczenia, jednak
mozna sie z niego w kazdej chwili wycofac.

»Uczestnicy beda odbywali jedng wizyte rocznie.



Jaki jest przebieg wizyt badania?

HdBardzo podobny do przebiegu wizyt badania REGISTRY réwniez pod
wzgledem czasu trwania.
dPodczas kazdej wizyty uczestnicy przechodza serie badan w kierunku
zaburzen ruchowych i zachowania. Ocena funkcjonowania przeprowadzana
bedzie w celu okresSlenia stopnia samodzielnego wykonywania przez uczestnika
pewnych zadan. Uczestnicy odpowiedzg réwniez na pytania oceniajgce ich stan
emocjonalny i jakos¢ zycia. Dodatkowo, w czasie kazdej wizyty uczestnicy bedg
mogli odda¢ matg ilos¢ krwi, aby pomoc naukowcom:

> zrozumie¢ dlaczego i kiedy pojawiaja sie pewne objawy HD,

> okresli¢ mozliwo$ci opracowywania nowych i skutecznych lekéw.



W jaki sposOb zabezpieczane sg dane uczestnikow

badania?

» Aby zapewni¢ ochrone prywatnos$ci, dane takie jak imie i nazwisko, adres,
numer telefonu i inne informacje identyfikujgce uczestnikow nie sg
udostepniane nikomu poza lokalnymi koordynatorami badania.

»Dla zapewnienia bezpieczenstwa uczestnikéw oraz zachowania poufnosci
ich danych, prowadzenie badan klinicznych, w tym obserwacyjnych,
regulowane jest bardzo surowymi przepisami. Obejmuje to usuniecie danych
identyfikujacych z informacji i probek przekazywanych przez uczestnikow i

zastosowanie specjalnego kodowania.



> W czasie procesu wyrazania Swiadomej zgody i przed wiaczeniem do
badania, uczestnicy otrzymujg wszystkie dane dotyczace udziatu w
badaniu.

> Przed przystapieniem do badania konieczne jest podpisanie dokumentu
Swiadomej zgody. Dokument ten nie jest wigzacy i w kazdej chwili z
dowolnej przyczyny mozna wycofac sie z badania.

» Zachecamy, aby przed przystapieniem do tego lub jakiegokolwiek innego
badania, porozmawiacC o tym ze swojg rodzina.

» Cztonkowie rodziny moga towarzyszy¢ badanemu podczas wizyt badania
lub w inny sposéb pomagac w czasie udziatu w badaniu.

» Zapewnienie sobie wsparcia rodziny moze mie¢ bardzo istotne znaczenie.



¢) phire

» Uczestnicy badania Enroll-HD moga liczy¢ na kwotowa
refundacje dojazdow do osrodkow.

» UWAGA: przekazywana pacjentowi jest jedynie pewna
stata kwota ryczattowa zalezna od odlegtosci miejsca
zamieszkania/pobytu od Osrodka.

> Srodki finansowe sa przekazywane uczestnikom
badania/ich opiekunom w postaci karty kredytowe]
ClinCard wydawanej na okres pomiedzy wizytami przez

koordynatora/osobe uprawniong w Osrodku



Dlaczego powinienem wzigc¢ udziat w badaniu?
»Umozliwia ono dotaczenie do ogdlnoswiatowej spotecznosci starajace;
sie znalez¢ skuteczne metody leczenia HD. Uczestnicy badania sg
rekrutowani z: Ameryki Pétnocnej, Ameryki Srodkowej, Europy, Azji,

Australii i Nowej Zelandii.

»Osoby biorace udziat w badaniu majg mozliwo$¢ uzyskania informacji o

zblizajgcych sie badaniach obserwacyjnych i klinicznych.

Wspieraj postep - pomoz w rozwoju badan nad HD
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* Enroll-HD Stan badania:
—Swiat:

 Liczba panstw: 11

* Liczba osrodkow: 116

* Liczba uczestnikéw: 5503

—Polska:

e Liczba oSrodkdéw: 6
e Liczba uczestnikdéw: 273
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Organizacja EHDN Polska

* Obecnie EHDN w Polsce jest ztozona z szesciu
Osrodkow przyjmujgcych | badajgcych pacjentow z
rozpoznang HD oraz z grupy ryzyka, oraz z
Osrodka koordynacyjnego nadzorujacego |
monitorujacego prace wszystkich szesciu osrodkow.

* W skiad EHDN wchodzi rowniez laboratorium
genetyczne do badan molekularnych osob z
podejrzeniem HD. Obecnie badania genetyczne dia

uczestnikow Enroll-HD sg wstrzymane do

wyjasnienia kwestii finansowania przez CHDI.



Organizacja EHDN Polska

* Osrodki badawcze znajduja sie w pieciu
miastach na terenie Polski:

— Poznaniu (osrodek badawczy oraz
koordynacyjny),

— Gdansku (osrodek badawczy),

— Warszawie (dwa osrodki badawcze, jeden
Koordynacyjny),

— Katowicach (osrodek badawczy),
— Krakowie (osrodek badawczy).




Organizacja EHDN Polska

* Aby zapewniC rownomierny rozdziat
pacjentOw zostata utrzymana rejonizacja.

* Rejonizacja obejmuje poszczegolne
wojewodztwa przynalezne do osrodka
badawczych.

* We wszystkich Osrodkach Bad
Polsce jest obecnie prowadzon

Enroll-




Poznan

* Rejon:
—Wwo|. wielkopolskie
—wo|. lubuskie
—WO0J. zachodnio
—wo0j. dolnosl



Osrodek Poznan

* Uniwersyteckie Centrum Medyczn
— ul. Przybyszewskiego 39
— 60-356 Poznan
—tel. / fax 61 854 72 99

* Glowny Badacz: Daniel Zi
051

* Koordynator (osoba
Alicja Puch tel.: 6



Gdansk

* Rejon:
—WO|. pomorskie
—WO|. kujawsko-pom
—WO0J. warminsko-



Osrodek Gdansk

* COPERNICUS Podmiot Leczniczy Sp.
0.0. Szpital sw. Wojciecha
— Al. Jana Pawta Il 50, 80-462 Gdans
— tel. (58) 768-40-00, faks (58) 556
* Giowny Badacz: Witold Soltan
* Koordynator: Agnieszka Kon

* UWAGA: Telefon kontakt
Telefon: 58 7684560 w
dodzwonieniem sie



Warszawa

* Rejon:
—wo|. Mazowieckie
—wo|. Podlaskie
—woJ. Lubelskie




Osrodek IPIN Warszawa

Instytut Psychiatrii i Neurologii, Zaktad Genety.
Klinika Neurologii

— ul. Sobieskiego, 9,

— 02-957 Warszawa.

— Telefon: +48 22 4582800

— Fax: +48 22 6425375

Gtowny Badacz: Grzegorz Witko
Koordynator: lwona Stepniak

UWAGA: telefon kontakto
(Poradnia) lub 22 45 8




Osrodek WUM Warszawa

* Warszawski Uniwersytet Medyczny

* Katedra i Klintka Neurologil,
— ul. Banacha, 1A,

— 02-097 Warszawa.

— Telefon: +48 22 5992858
— Fax: +48 22 5991857
Gtowny Badacz: Piotr Janik
Koordynator: Natalia Szej

UWAGA: telefon ko
2858: tel.: 22 599



Krakow

* Rejon:
—Wo0j. matopolskie
—Woj. podkarpackie
—Wo0j. swietokrz



Osrodek Krakow

* Krakowska Akademia Neurologii
—ul. Arianska, 7/3,
— 31-505 Krakow.
— Telefon: +48 12 4269280
— Fax: +48 124225977
* Glowny Badacz: Moni

* Koordynator: Marta
509 740 887; 66



Katowice

* Rejon:
—Woj. Slaskie
—Woj. Opolskie
—Woj. t.odzkie



Osrodek Katowice

* Specjalistyczna Praktyka Lekarska Pro

Grzegorz Opala

— ul. Fitelberga 34

— 40-588 Katowice

— Tel. 609-808258, 785-122777

— Fax +48 32-2292222
* email: opala.praktyka
* Giobwny Badacz: Moni
* Koordynator: Mag


mailto:opala.praktyka@gmail.com

Organizacja EHDN Polska

* .Who is who” Administratorzy osrodko
(SSA) oraz gtowni badacze (PI):

— Poznan:

* SSA: prof. Jerzy Marcinkowski, Magd
Karczewska

e PI: dr Daniel Zielonka.

— Gdansk:
* SSA: prof. dr hab. Jaros
* PI: lek. Witold Softan




Organizacja EHDN Polska

— Warszawa — IPIN:
* SSA: prof. Danuta Ryglewicz,
* PI. dr Grzegorz WitkowskKi.

— Warszawa — MU:

* SSA: prof. Anna Kaminska,
* PI:. dr hab. Piotr Janik.

— Katowice:
* SSA: prof. Andrzej Szczudlik, dr
* PI: dr hab. Monika Rudzinsk

— Krakow:
* SSA: prof. Andrze] Szc
* PI. dr Monika Rudzin



Organizacja EHDN Polska

* Mentorem EHDN w Polsce jest prof. dr hab.
Jarostaw Stawek,

* Koordynatorem EHDN Polska dr Daniel Zielonka.
— Telefon +48 504609951
— e-maill: daniel.zielonka@wp.pl
— e-mail2: daniel.zielonka@gmail.com
— e-mail3: zielonka@amp.edu.pl

oraz dr Grzegorz WitkowskKi

NOWA STRONA INTERNETO
Enroll-HD: http://lenroll-hd


mailto:zielonka@amp.edu.pl
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