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Czego dotyczy badanie?

Badanie dotyczy PKAN - Choroby Zwyrodnieniowej Uktadu Nerwowego zwigzanego z
Kinazg Pantotenowa, postacia Choroby Zwyrodnieniowej Uktadu Nerwowego z
gromadzeniem zelaza (NBIA), spowodowang zmianami w genie PANK-2. PKAN stanowi
okoto 50% wszystkich przypadkéw NBIA. Zwykle moze postepowac nieustepliwie i
bezlitosnie, powaznie uposledzajac i utrudniajac zycie, dlatego naglaca jest potrzeba i
koniecznos¢ zastosowania przyczynowej terapii mogacej zatrzymac lub przynajmniej
zahamowac przebieg choroby.

PKAN charakteryzuje sie nieprawidtowo wysokim poziomem zelaza w zwojach pod-
stawy. Nie wiadomo doktadnie dlaczego poziomy zelaza w mdzgu u pacjentéw z NBIA
sg wysokie, ale przypuszczalnie ma to dziatanie uszkadzajgce.

Celem tego badania klinicznego jest zbadanie czy chelatujacy zelazo lek Deferiprone
podawany doustnie moze usuwac zelazo znajdujgce sie w moézgu. Badania specja-
listyczne podczas badania klinicznego bedg wyjasnia¢ czy Deferiprone ma wptyw na
przebieg choroby.

Lek bedzie testowany przez 18 miesiecy u 90 pacjentéw. Badanie bedzie prowadzone
w pieciu osrodkach: Monachium (Niemcy), Warszawa (Polska), Mediolan (Wtochy),
Newcastle (Wielka Brytania) i Oakland (Kalifornia w USA).

Jaki to jest rodzaj badania?

Badanie to jest losowe, z podwajng slepg probg, kontrolowane placebo.
»Kontrolowano placebo” oznacza, ze w kontekscie badania, Deferiprone bedzie
porownywane z placebo. Placebo wyglada identycznie jak Deferiprone, ale nie zawiera
zadnego czynnego skfadnika. Uczestnicy badania bedg szanse dwa na trzy, ze dostang
Deferiprone i jeden na trzech dostanie placebo. Wybdr zostanie dokonany przez
losowanie — randomizacje.

»Randomizacja” jest wykonana zgodnie z listag wytwarzang komputerowo. Kazdy
pacjent bedzie przydzielony albo do grupy placebo lub Deferiprone zgodnie z tg lista.
Koniecznym jest porodwnanie leku z grupg placebo dla petnej oceny efektéw i dziatania
ubocznego Deferiprone.

»Podwajna Slepa préba” oznacza, ze ani pacjent ani lekarz nie wiedzg w do ktorej
grupy zostanie witgczony. Jest to konieczne dla obiektywnego zbierania wynikéw
badania.

Kto moze wzigc udziat w badaniu?

Uczestnicy badania w wieku od 4 lat do wieku dorostego muszg chorowac¢ na chorobe
PKAN, potwierdzong badaniem genetycznym.

W celu uzyskania innych kryteriow wiaczenia/wytaczenia, prosimy o kontakt z twoim
osrodkiem badawczym.
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Co bedzie dziato sie czasie badania?

Uczestnicy badania bedg otrzymywali Deferiprone lub placebo przez 18 miesiecy w
dziennej dawce, zawsze podzielonej dwa razy dziennie, potowe dostang rano a pofowe
wieczorem. Pacjenci rozpoczng leczenie od dawki 10mg na kg dziennie, podzielonej na
dwie dawki. Jesli nie bedzie problemdw dawka bedzie podwyzszona do 20mg/kg a po
szesciu tygodniach, a po szesciu kolejnych tygodniach do 30mg/kg dziennie do korca

przebiegajgcego badania.

Badania wykonywane:

U biorgcych udziat w tym badaniu, muszg by¢ wykonywane nastepujgce badania:

Co? Gdzie? Kiedy?
Wizyta skriningowa Osrodek kli- Przed badaniem
Wywiad, badanie przedmiotowe, probki krwi i niczny TIRCON | klinicznym

moczu, ocena dystonii i EKG dla stosownych
badan,....

Wizyta podstawowa

Petne badanie fizykalne, probki krwi i moczu, his-
toria leczenia, MR, ocena dystonii, poruszanie,
funkcje poznawcze, jakosc¢ zycia i snu, funkcje
ruchowe i stan emocjonalny, zapis wideo,
przydzielenie Deferiprone,

Osrodek kli-
niczny TIRCON

Na poczatku
badania

Kontakt telefoniczny

Tydzien 1,2,3,4, i
5

Probki krwi dla oznaczenia liczby leukocytow

U miejscowego

Co tydzien

Kazda wizyta potrwa ok.30 min. lekarza lub (kazde 5-10 dni)
miejscowym
laboratorium
Wizyta Osrodek kli- 1,5 miesigc
(wywiad, badanie fizykalne, prébki krwi i niczny TIRCON
moczu...)
Telefoniczny kontakt - 2 miesigc
Wizyta Osrodek kli- 3 miesigc
(wywiad, badanie fizykalne, prébki krwi i oczu....) | niczny TIRCON
Wizyta Osrodek kli- 6i 12 miesigc
(podobna jak wizyta podstawowa) niczny TIRCON
Telefoniczny kontakt - 91 15 miesigc
Wizyta koricowa Osrodek kli- 18 miesigc
(podobna jak wizyta podstawowa niczny TIRCON
Wizyta dla zakoriczenia badania Osrodek kli- 19 miesiac, po

(sktada sie z wywiadu i pobran préobek krwi)

niczny TIRCON
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Zwrot kosztow i koszty badania
Uczestnicy badania nie bedg otrzymywac¢ wynagrodzenia za udziat w badaniu. Wydatki
na podrdz i dojazdy beda pokrywane przez osrodek badawczy.

Jakie sg korzysci z udziatu w badaniu?

Nie ma zadnej gwarancji, ze pacjenci uzyskajg jakiekolwiek korzysci w tym badaniu.
Aczkolwiek, uczestnicy badania sg niezbedni dla lepszego zrozumienia skutecznosci
leku Deferiprone.

Oczekuje sie, ze u pacjentéw, ktorzy bedg stosowali Deferiprone bezposrednio
zmniejszy sie ilos¢ zelaza w mdézgu. To powinno powodowaé zmniejszenie objawow
NBIA jak dystonia i jakos¢ zycia.

Jesli wyniki badania beda pozytywne, Apopharma zaproponuje Deferiprone w formie
darowizny dla wszystkich uczestnikéw badania.

Jakie jest ryzyko udziatu w badaniu?

Deferiprone jest lekkim badanym. Informacje na temat bezpieczenstwa Deferiprone
zostaty zebrane od ponad 1000 pacjentow, lecz tylko kilku z nich miato NBIA. Mozliwe
dziatanie uboczne to:

= Zabarwienie czerwone moczu

=  Nudnosci/wymioty

= Bole stawodw

= Bodle brzucha

=  Wozrost ALAT (enzymu watroby, ktéry ocenia funkcje watroby)
= Neutropenia (agranulocytoza/obnizenie biatych ciatek krwi)

= Reakcje alergiczne

* |nne niespodziewane reakcje

Z kim mozna skontaktowac sie aby uzyska¢ odpowiedzi na dalsze pytania?

Wiecej doktadnych informacji o badaniu mozna bedzie uzyska¢ w osrodku badawczym
w Warszawie:

Instytut Pomnik Centrum Zdrowia Dziecka
Klinika Neurologii i Epileptologii

Warszawa, 04-730, Aleja Dzieci Polskich 20
Dr Tomasz Kmie¢

e-mail: t.kmiec@czd.pl, Telefon: 22 815 7797.
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