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Postovani,

Predstavljamo Vam novo izdanje ¢asopisa Rec za Zivot.
Ovaj broj ¢asopisa je objavljen i online i u Stampanom
izdanju i posvecen je IV Regionalnoj konferenciji
o retkim bolestima sa temom Geneticke terapije
u retkim bolestima. IV Regionalna konferencija o
retkim bolestima ima za cilj da istrazi kako se nove
tehnologije i geneticke terapije primenjuju, koristeci
konkretne primere iz prakse i kako bi to moglo da
promeni i poboljsa praksu le¢enja svih retkih bolesti

u budu¢nosti.

U rubrici Re¢ drzave bice reci o palijativnom centru
koji je poceo sa radom u bivsoj Kovid bolnici na
kategorijama bolesnika, odnosno pacijentima

obolelim od neizlecivih bolesti.

Rubrika Rec¢ pacijenta donosi pricu o malenoj
Zari koja boluje od sindroma kratkog creva, a
koja je prvo dete u Srbiji koje prima Revestive-
teduglutid hormone.

U rubrici Re¢ udruzenja prenosimo informaciju o priru¢niku koji
je priredio NORBS-Nacionalna organizacija za retke bolesti Srbije,
a koji je osmisljen kao vodic¢ o retkim bolestima i upoznavanje sa
razli¢itim zakonima i pravilnicima koji su od znacaja za obolele od
retkih bolesti i njihove porodice ili negovatelje.

U ovom broju ¢asopisa donosimo vam dve price iz prve ruke:

Na Rare Advocacy Summit-u, najve¢em svetskom samitu
zastupnika pacijenata u oblasti retkih bolesti koji je odrZzan u
San Dijegu, od 18-21 septembra, u organizaciji Global Genes-a,
u panelu posvecenom jacanju kapaciteta zajednica obolelih
od retkih bolesti istaknuto je i ucesce Bojane Mirosavljevic,
predsednice Udruzenja “Zivot’, koja je na ovom dogadaju
predstavila Zojin zakon.

Takode, na World Orphan Drug Congress Europe 2023, odrzanom
u Barseloni od 30.10.-02.11.2023., Bojana Mirosavljevi¢ je bila
ucesnik na panelu kompanije ICON sa temom: ReSavanje
zabrinutosti pacijenata tokom geneticke terapije retkih bolesti i
razvoja genetske medicine.

Takode, prenosimo veoma vaznu informaciju od Drustva tumaca
i prevodilaca za znakovni jezik o pocetku rada usluga pravnog
savetovanja sa ciliem pruzanja korisnih informacija osobama
sa invaliditetom kao i ¢lanovima njihovih domadinstava kao
mogucnost konsultovanja sa stru¢nim pravnim licem.

REC UREDNIKA ®

BOJANA

MIROSAVLJEVIC

S postovanjem,

Predsednik Udruzenja gradana
za borbu protiv retkih bolesti kod
dece -, Zivot"i Koordinator Baze
retkih bolesti za Balkan
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GENETICKE TERAPIJE U RETKIM BOLESTIMA
BN @ 28.11.2023.

Hotel Sheraton, Novi Sad

Geneticke terapije revolucionarno menjaju
leCenje retkih bolesti, dajuci nadu pacijen-
tima koji ranije nisu imali terapijske opcije.

Zato IV Regionalna konferencija o retkim
bolestima ima za cilj da istrazi kako se nove
tehnologije i geneticke terapije primenjuju,
koristeci konkretne primere iz prakse i kako
bi to moglo da promeni i poboljSa praksu
leCenja svih retkih bolesti u buduc¢nosti.

Postoji oko 8.000 identifikovanih retkih
bolesti, ali samo 5% ima odobrene tret-
mane. Geneticka terapija je posebno
vazna za pacijente sa retkim bolestima,
jer vise od 80 procenata retkih boles-
ti ima poznati monogeni (jednogenski)
uzrok. Tradicionalni lekovi Cesto delu-
ju tako sto ublazavaju simptome, ali ne
leCe bolest. Kada se leci hronicno stanje,
to moze znaciti Cestu primenu leka ili
lekova. Nasuprot tome, geneticka tera-
pija ima potencijal da ispravi osnovne
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genetske defekte, nudeéi lek umesto
leCenja simptoma. UspeSna geneticka
terapija moZe zahtevati samo jednu
dozu za doZivotno poboljSanje, umesto
da zahteva dozZivotno le€enje.

Svesni smo da sa novim mogucnostima
dolaze i novi izazovi, kao Sto su bezbed-
nost, dugorocna efikasnost, odrzivost,
cene i obezbedivanje pristupa i primene
novih terapija.

Nadamo se da zajednickim radom, edukaci-
jom i aktivnom diskusijom mozemo dodi do
najbolieg resenja za sto efikasniju primenu
genetickih terapija kod obolelih od retkih
bolesti.

UdruZenje gradana za borbu
protiv retkih bolesti kod dece "Zivot"




TEMA: _
GENETICKE
TERAPIJE

PROGRAM BOLESTIMA

09:00 - 9:30 Registracija ucesnika, kafa dobrodoslice

Pozdravne reci:

Uvod - Zakonske regulative
- Predstavljanje izmena Pravilnika o nacinu kontrole lekova koje je inicirao C4IR a koji donosi

odredene olaksice za uvoz, registraciju i primenu genske terapije u Srbiji

- Digitalizacija: dragoceni partner u borbi sa retkim bolestima

- Uloga Agencije za lekove i medicinska sredstva Srbije u dostupnosti geneticke terapije u Srbiji

- Etika i perspektiva pacijenata u genetickim terapijama

- Pristup genetickim terapijama za retke bolesti u zemaljma EU u odnosu na zemlje koje nisu ¢lanice EU

- Pristup genetickoj terapiji - kada je geneticka terapija najbolji izbor za pacijenta?

11:30-11:45 Pauza za kafu

Pregled

- Geneticke terapije: od tehnologije do klinickih studija

- Geneticke dizajnirane terapije - primer SMA

- Orphan oznake dodeljene genskoj terapiji u Evropi: analiza i evolucija u poslednje dve decenije

- Intraputaminalna genska terapija za AADC deficit — pristup i rezultati

- Cross-border tretman: tri godine iskustva iz stvarnog Zivota

- Od genotipa do fenotipa i lecenja slepila

- Most izmedu biomedicinskih istraZivanja o naprednim tretmanima i njihove primene na
pacijentima: akademski centar

13:30-14:30 Rucak

- Pristup genskoj terapiji pacijentima: prva iskustva jedne kompanije

- Uloga zastupnika pacijenata u podrsci genskoj terapiji

- Osnazivanje pacijenata: genska terapija i angaZovanje pacijenata u retkim bolestima

- Sta grupe pacijenata mogu da urade da pripreme svoje zajednice za gensku terapiju

Panel diskusija: Geneticke terapije iz razlicitih perspektiva
Moderator:

- lzazovi u dostupnosti geneticke terapije

- Perspektiva SMA pacijenata
- Perspektiva pacijenata sa buloznom epidermolizom
- Iskustvo roditelja
Q&A
Zakljucci i zatvaranje



B REC UDRUZENJA

NORBS-0OV PRIRUCNIK
7A POMOC I PODRSKU
OSOBAMA SA RETKIM BOLESTIMA

« Sta su to retke bolesti i kako se nasleduju?

* Koji su to zakoni i pravilnici iz zdravstvene i socijalne zastite koji su bitni za obolele
od retkih bolesti?

* Koji su to drugi zakoni i pravilnici koji se mogu primenjivati i kod obolelih od retkih bolesti?

+ Sta su to Centri za retke bolesti?

+  Zasto je vazna psiholoska podrska?

« Staje u stvari NORBS, zbog ¢ega postoji i koliko udruzenja ¢lanica okuplja?

Sve ove informacije mozete naci u priru¢niku koji je
osmislio NORBS, a koji je osmisljen kao vodic o ret-
kim bolestima i upoznavanje sa razli¢itim zakonima
i pravilnicima koji su od znacaja za obolele od retkih
bolesti i njihove porodice ili negovatelje.

Ova brosura je nastala u okviru projekta ,Zajedno
za RETKE’, koji NORBS realizuje uz podrsku Vlade
Svajcarske kroz program ,Zajedno za aktivno
gradansko drustvo — ACT@zajedno za’, koji spro-
vode Helvetas Swiss Intercooperation i Gradanske
Inicijative.

Priru¢nik moZete preuzeti na:
http://norbs.rs/resurs-centar/

Postovani,

Obavestavamo Vas da od oktobra mes-
eca 2023. godine pocinje sa radom
usluga pravnog savetovanja sa ciljem
pruzanja korisnih informacija osobama
sa invaliditetom kao i ¢lanovima nji-
hovih domacinstava, ali i drugim licima
kojima je to neophodno, kao i pruzanja
mogucnosti njihovog konsultovanja sa
stru¢nim pravnim licem.

U okviru pravnog savetovalista mogu se
dobiti informacije u vezi ostvarivanja prava
osoba sa invaliditetom svih vrsta po pitanju
invalidnosti, naknada za pomoc¢ i negu lica,
pri cemu ce se pokrivati raznorazne oblasti
u zavisnosti od individualnih potreba koris-
nika.

Pravno savetovaliSte Ce se realizovati u sarad-
nji sa strucnjacima iz pomenute oblasti i
eksternih konsultanata.

PRAVNO
SAVETOVALISTE

DRUSTVA TUMACAI
PREVODILACA NA
ZNAKOVNI JEZIK

Okvirno vreme trajanja konsultacija: 15
minuta. U sluCaju da se javi potreba za
dodatnim terminima, prilikom zakazivanja ce
se pronaci dodatni termini.

Realizacija projekta je podrzana od strane
Grada Novog Sada, Gradske uprave za deciju
i socijalnu zastitu kako bi se obezbedilo
besplatno pravno savetovaliSte za osobe sa
invaliditetom pri ¢emu se radi na podrsci i
osnazivanju kako osoba sa invaliditetom, tako
i ¢lanova njihovog domacinstva, medutim
i drugih lica kojima je ovakva usluga neo-
phodna.

Drustvo tumaca i prevodilaca
za znakovni jezik — Novi Sad
Nina Baranovski, predsednica

ﬂ Radno vreme pravnog savetovalista:

¢ Utorkom i ¢etvrtkom od 10.00 do 12.00 ¢asova

* Li¢no u prostorijama udruzenja, na adresi Vojvode Putnika broj 1 u Novom Sadu, ili
Onlajn, putem telefona na brojeve 066 888 50 05 ili 065 428 70 00

* Zakazivanje se vrsi: - Ponedeljkom i sredom od 11.00 do 13.00 ¢asova na broj 066 888 50 05
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B REC DRZAVE

U BIVSOJ KOVID BOLNICI NA MISELUKU
U NOVOM SADU POCEO JE SA RADOM

PALIJATIVNI CENTAR SA 50 LEZAJEVA

prostoru bivse Kovid bolnice na Miseluku u Novom Sadu pocelo je palijativho
l |zbrinjavanje bolesnika. Kako se navodi u saopStenju Pokrajinske vlade iz

avgusta 2023., u okviru palijativnog zbrinjavanja pacijenata adekvatno ¢e se
obolelim od neizlecivih bolesti, dok ce se istovremeno pruzati neophodna podrska
njihovim porodicama, a sve u skladu sa najnovijim svetskim standardima.

U tu svrhu je obezbedeno 50 kreveta za bolesnike, uz obezbedene dodatne kapacitete za
aktivno ukljucivanje ¢lanova porodice u proces le¢enja prema preporukama najsavremenijih
vodica za palijativno zbrinjavanje.

Zahvaljujuci adekvatnom palijativnom zbrinjavanju pacijenata, Vojvodina po prvi put ima
jedan takav vid zdravstvene zastite, koji ¢e standarde leCenja podize na potpuno novi nivo.

U rad je pusten i odsek za mentalno zdravlje.

Odsek za mentalno zdravlje obezbeduje visi nivo kvaliteta zastite mentalnog zdravlja sa
kojim se savremena svetska populacija suocava, kroz pruzanje usluga i promociju izdomena
mentalnog zdravlja i prevenciju mentalnih poremecaja. Na ovaj nacin se pruzaju usluge
pacijentima koji zbog svog zdravstvenog stanja zahtevaju psiholoSku dijagnostiku, opserva-
ciju, grupnu i individualnu psihoterapiju, radnu terapiju, kao i psihosocijalnu podrsku u vidu
intervencija u kriznim situacijama.

10 - REC ZA ZIVOT
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FOtO;TANJUG VLADA AP VOJVODINE ANDREJ PAP

Ovo je prva usluga takve vrste u Vojvodini.

Prema definiciji SZO, palijativno zbrinjavanje nije poseban vid
lecenja, nego je postupak kojim se povecava kvalitet zivota paci-
jenatainjihovih porodica, pruzanjem pored zdravstvenih usluga
koje su neophodne i odgovarajucih uslova za saradnju pacijent,
porodica, zdravstveno osoblje.

REC ZA ZIVOT - 11



B REC PACIJENTA

ZARINA PRICA

Zara Urukalo je dugo cekana i Zeljena devojcica jer smo, kao i svaki bracni par
hteli da se ostvarimo u ulozi roditelja. Na zalost borili smo se sa sterilitetom
dugih 8 godina. Sve te godine bile su veoma stresne i bolne, ali danas imamo

najlepsu devojcicu na svetu!

0g 14. avgusta 2019. godine nisam osetila

pokretanje ploda. Znala sam da to nije

dobro i na sugestiju doktora otisla sam
u Betaniju na pregled. Celu no¢ sam bila u
neizvesnosti jer se ¢ekao konzilijum lekara kako
bi se odlucilo $ta dalje. Situacija je bila tedka i
neizvesna.

Zara se rodila sutradan u 32-oj nedelji hitnim
carskim rezom zbog intestinalnog volvulusa
creva. U prevodu, tanko crevo se nije razvijalo
kako bi trebalo. Apgar score 3. 45cm i 1890gr.
Istog dana je hospitalizovana u Decijoj bolnici u
Novom Sadu i hitno je operisana. Re¢eno nam
je da su 3anse da prezivi 2%. Kakva uzasna
reCenica za roditelje koji su Zeljno iScekivali
svoje Cedo. Nas$ Zivot se preokrenuo u jednom
danu. Odstranjen joj je deo tankog creva. Sada
nase dete ima oko 20cm tankog creva a trebalo
bi da ima oko 150cm.

Tuga, ocaj, bes, beznade, nada, ljubav, strah...
sve nam se mesalo tih dana dok smo je sva-
kodnevno obilazili na hirurSkoj intenzivi.
ISCekivanje da nam doktori kazu nesto vise,
nesto pozitivno, utehu da ¢e sve biti u redu.
Najemotivniji momenat je bio kad smo je uzeli
u ruke i kad smo mogli da je zagrlimo, da oseti
da je nasa voljena i zeljena cerkica i da ne posto-
ji nista $to ne mozemo zajedno da prebrodimo!
Svaki dan smo je obilazili a u isto vreme se
plasili svakog susreta sa nekim od doktora koji

bi mogao doneti neku loSu vest.
Tih dana mi smo morali da savladamo termine

i znaCenje svega $to nosi naziv - retka bolest
sindrom kratkog creva. Tanko crevo-jejunum
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ileum, apsorpcija vitamina i minerala, sve je to
bilo novo za nas ali nismo padali u ocaj. Borili
smo se da savladamo sve i da prihvatimo
¢injeni¢no stanje. Zivot nase cerke, najlepse,
Zeljene i voljene, kao i kvalitet njenog zivota su
neizvesni.

Teski su dani bili pred nama, puni uspona i
padova. Kada sam ja bila loSe suprug je bio taj
koji je davao snagu i volju da istrajemo u nasoj
borbi. Dijagnoze su bile loSe. Od toga da ce
jesti samo pasiranu hranu do toga da ¢e se hra-
niti parenteralno ceo zivot. Nismo znali u tom
trenutku Sta je to ali je zvucalo beznadezno.
Naravno, kao i svaki ocajan roditel, odgovore
smo trazili na internetu.

Agonija krece nakon naSeg otpusta iz bolnice
jer nismo znali $ta je zaista sindrom kratkog
creva. I8li smo na kontrole na svaka 3 dana. U
nasoj kudi bila je kovid izolacija i pre pojave
kovida. To je znacilo da nam niko nije dolazio jer
smo se bojali infekcije virusom ili bakterijom, a
mi u kuci smo prali i dezinfikovali sve $to je bilo
u dodiru sa Zarom. Nosili smo maske kad smo
u njenoj blizini jer smo se bojali kako ¢e njeno
krhko telo da se izbori ako dobije neku infekciju.
Sindrom kratkog creva je retka i teSka bolest sa
mogucnosc¢u fatalnog ishoda. Ukoliko dobije
dijareju ili temperaturu, Zara bi mogla da dehid-
rira. Bojali smo se svega, sunca, hladnoce. ..

Ishrana je najvaznija kod ove retke bolesti. U
prvih godinu dana Zara je pila adaptirano speci-
jalno mleko. Posle smo polako uvodili ¢vrstu
hranu ali smo pazili sta jede, koliko jede, kada
jede i to radimo i dan danas.

Zara je od tre¢e godine na terapiji Revestive-
teduglutid hormon. Dr Mirjana Stojsi¢ iz Decije
bolnice u Novom Sadu je njen gastroenterolog i
onaje velikiborac za decu sa sindromom kratkog
creva kaoiza IBD pacijente. Uz pomoc Dr Stojsi¢,
Zara je prvo dete u Srbiji koje prima ovaj lek.
Mi smo joj neizmerno zahvalni. Ovaj hormon
pomaze rast creva i crevnih resica.

Zara sada ima 13 kg i napreduje u kilazi i visini.
Vreme e pokazati da li ¢e u nekom momentu
stagnirati, a shodno tome ¢e dr StojSi¢ praviti
plan terapije. Mi smo na sve spremni i boricemo
se za nasu princezu.

Sudbina se poigrala sa nama pa Zara ima i cere-
bralnu paralizu sa kojom se uspesno borimo. Mi
smo trojac koji ne odustaje od borbe.
Danas Zara ima 4 godine i cilj nam je da bude
samostalna i da sama ide u Skolu sa svojim
vrsnjacima. Istraja¢emo u nasem cilju.

Mirjana i Bogdan Urukalo

Iz li¢ne arhive
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B REC STRUKE

ZTALMY canaxorone

talmi je lek koji se koristi za le¢enje
Zepileptic”:kih napada kod dece od
2 do 17 godina koja imaju stanje
poznato kao poremecaj nedostatka ciklin-
zavisne kinaze 5 (CDKL5). Ovi pacijenti mogu

nastaviti da uzimaju Ztalmi kada postanu
odrasli.

Lek se koristi u kombinaciji sa drugim
antiepileptickim lekovima.

Poremecaj nedostatka CDKL5 je redak,
a Ztalmi je 13. novembra 2019. godine
oznacen kao ,orphan lek” (lek koji se koristi
za retke bolesti). Dodatne informacije o
oznaci orphan mogu se naci na veb stranici
EMA.

14 - REC ZA ZIVOT

Ztalmi sadrzi aktivnu
supstancu ganaksolon.

Kako se Ztalmi koristi?

Lek se moze nabaviti samo na recept, a
lecenje treba da zapocne i nadgleda lekar
koji ima iskustva u le¢enju pacijenata sa epi-
lepsijom.

/talmi je dostupan kao sirup i obicno se
daje tri puta dnevno. Doza se odreduje na
osnovu tezine pacijenta.

Za vise informacija o upotrebi leka Ztalmi,
pogledajte uputstvo za upotrebu ili se obrat-
ite svom lekaru ili farmaceutu.

Kako Ztalmi funkcionise?

Aktivna supstanca u Ztalmiju, ganaksolon,
oponasa dejstvo supstance u telu koja se
zove alopregnanolon. Ukljucuje takozvane
GABA receptore, sto smanjuje prekomernu
elektricnu aktivnost u mozgu i tako smanjuje
broj napada.

Koje su prednosti leka Ztalmi
dokazane u studijama?

Glavna studija je pokazala da Ztalmi smanju-
je ucestalost napada kod dece i adolescena-
ta sa poremecajem nedostatka CDKL5 koji
uzimaju najmanije jos jedan lek za epilepsiju.
Studija je obuhvatila ukupno 101 paci-
jenta sa poremecajem nedostatka CDKL5
i uporedivala je Ztalmi sa grupom koja je
primala placebo (lazni tretman), a oba su
davana kao dodatak postoje¢im lekovima za
epilepsiju.

U proseku, mesecni broj vec¢ih napada je
smanjen za 29% u grupi pacijenata lecenih
Ztalmi, a za 6% u grupi lecenoj placebom.

Koji su rizici povezani sa Ztalmi?

Za kompletnu listu nezeljenih efekata i
ograni¢enja za Ztalmi, pogledajte uput-
stvo za upotrebu.

Najcesc¢i nezeljeni efekti leka Ztalmi (koji
mogu uticati na vise od 1 od 10 osoba)
ukljucuju pospanost i groznicu.

Glavna studija je pokazala da je Ztalmi
efikasan u smanjenju broja napada kod
dece sa poremecajem nedostatka CDKLS5.
NeZeljeni efekti se smatraju kontrolisan-
im. Evropska agencija za lekove je stoga
odlucila da su koristi od Ztalmija vece od
rizika i da moze biti odobren za upotrebu
u EU.

Koje mere se preduzimaju da bi
se osigurala bezbedna i efikasna
upotreba Ztalmija?

Kao i za sve lekove, podaci o upotrebi
Ztalmi se kontinuirano prate. Nezeljeni
efekti prijavljeni kod upotrebe Ztalmija se
pazljivo procenjuju i preduzimaju se sve
neophodne radnje za zastitu pacijenata.

tekst preuzet sa sajta
Evropske agencije za lekove
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B DOGODILO SE
BARSELONA, 30.10 - 2.11.2023.

WORLD ORPHAN DRUG
CONGRESS EUROPE 2023.

vetski kongres o lekovima za retke bolesti je najvedi i najpriznatiji skup
Sove vrste Sirom sveta. Odrzan je u Barseloni od 30.10.-02.11.2023. godine.

Na kongresu je bilo prisutno vise od 130 vodecih kompanija iz celog sveta, koje
pruzaju nove nacine razmisljanja i nova partnerstva za pronalazenje resenja. Razne teme
su bile obuhvacene na kongresu, od ¢elijskih i genskih terapija, genetskog testiranja,
pristupa trzistu, kreiranje politike i joS mnogo toga.

| ovaj put vam donosimo pricu iz prve ruke. Na World Orphan Drug Congress Europe 2023,
Bojana Mirosavljevic je bila ucesnik na panelu kompanije ICON sa temom: ReSavanje zabrinu-
tosti pacijenata tokom geneticke terapije za retke bolesti i razvoja genetske medicine.
Umrezavanje je svakako u srediStu ovakvog Svetskog kongresa o lekovima za retke bolesti.
Ovakava manifestacija omogucava direktno povezivanje sa farmaceutskim stru¢njacima kao
i predstavnicima pacijenata. Puno poznatih lica iz sveta retkih bolesti doprinelo je kredi-
bilitetu ove konferencije. Odli¢ne panel diskusije, okrugli stolovi i prezentacije su doprineli
drugacijem gledistu | pristupu razvoju lekova za retke bolesti.

Ostvaren je kontakt sa predstavnicima iz tzv.,zanemarenih”zemalja kao $to su Kenija, Ruanda,
zemalja Bilskog istoka, koji su takode aktivno ucestvovali, Sto Ce sigurno rezultirati pomacima
na polju retkih bolestii u ovim zemljama. Osim zapazenog ucesca u panelu, ovo je bila prilika
za ucvrsc¢ivanje dosadasnjih kontakata kao i za stvaranje novih.

Jo$ je jedan bio veoma zapazen panel o predlogu Evropske komisije za reviziju zakonske
regulative Evropske Unije iz oblasti farmacije.
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DOGODILO SE

Kao jedinstvena prilika da se okupe i angazuju zagovornici

retkih bolesti i lidera na istom mestu, ovaj dogadaj je pruzio nadu za vise od

400 miliona ljudi pogodenih retkim bolestima Sirom sveta da pronadu i izgrade zajednice,

dobiju pristup informacijama i resursima, povezu se sa istrazivacima, klini¢arima, industrijom,
vladom i drugim zainteresovanim stranama.

Fokus na ovom dogadaju je bio na jednakosti u svakom smislu.

Multidimenzionalnost zivotnog iskustva obolelih od retkih bolesti, identitet i kulturne vred-
nosti, kako je njihovo iskustvo jedinstveno i Sta za njih znaci zdravstvena jednakost bilo je
re¢i na panelu u kojem se svojim uceS¢em istakla Neena Nizar, osnivac Americke Jansen'’s
fondacije.

Za dobru pripremu klinickog istrazivanja vazno je puno stvari kao $to su identifikacija i
validacija biomarkera, odredivanje odgovarajucih rezultata, regulatorne strategije. Uesnici
ovog zanimiljivog panela su bili Christina Saninocencio, osniva¢ LGS Fondacije, Kendall
Davis, director of Advocacy strategy ICON plc, kao i Brian Pfister, Praxis Precision Medicines.

U panelu posvecenom jacanju kapaciteta zajednica obolelih od retkih bolesti istaknuto je |
ucesce Bojane Mirosavljevi¢, predsednice Udruzenja “Zivot’, koja je predstavila Zojin zakon.
Sa velikom paznjom i interesovanjem prisutni su pokazali oduSevljenje sveobuhvatnoscu
i sadrzajem Zojinog zakona. Bojana je istakla neophodnost pristupa pacijenata klinickim
istrazivanjima i van svoje maticne zemlje, kao | kako olaksati dostupnost medunarodnih
klinickih istrazivanja za retke bolesti.

Na ovom samitu ostvareni su novi kontakti sa svetskim stru¢njacima iz oblasti retkih bolesti,
kao i ucvrstili postojeci kako bi se olakSao pristup terapijama | klinickim istrazivanjima paci-
jentima obolelim od retkih bolesti iz regiona.
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2|VOT 813 'Qag' Baza retkih bolesti

UDRU2ENJE GRADANA ZA BORBU
BOLESTI KOD D

www.zivotorg.org www.retkebolesti.com

HVALA NA PODRSCI ZA

IV REGIONALNU KONFERENCIJU O RETKIM BOLESTIMA.
ZAHVALJUJUCI VASEM DOPRINOSU, ZAJEDNICKIM RADOM, EDUKACIJOM | AKTIVNOM
DISKUSIJOM DELUJEMO U SMERU PRONALAZENJA NAJBOLJEG RESENJA

ZA $TO EFIKASNIJU PRIMENU GENETICKIH TERAPIJA KOD OBOLELIH OD

RETKIH BOLESTI.
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