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\VPO raz pierwszy UE sfinansowala wieloosrodkowe
badanle kliniczne w Europie, aby uzyska¢ bazujace na faktach wytyczne dotyczace

postepowania klinicznego wobec pacjentow cierpiacych na dystrofie miotoniczna typu 1
(DM1).

DM1 to rodzaj zaburzenia miesniowego dotykajacego ponad 75 000 os6b w samej tylko Europie. Ta
przewlekta, dziedziczna, postepujaca i wielouktadowa choroba wciaz jest nieuleczalna. Opieka
zdrowotna nad pacjentami z DM1 oraz pomoc dla ich rodzin sa czesto niewystarczajace ze wzgledu
na rzadkie wystepowanie choroby, ktora dodatkowo wplywa na dzialanie mézgu i zachowanie, przez
co chorzy na zanik mies$ni nie uczestnicza aktywnie w zyciu spotecznym.

Z tego powodu w ramach inicjatywy OPTIMISTIC (Observational prolonged trial In myotonic
dystrophy type 1 to improve QoL-standards, a target identification collaboration) przeprowadzono
trwajace 16 miesiecy randomizowane badanie, ktérego celem byta ocena skutecznosci terapii
poznawczo-behawioralnej i jej wptywu na aktywnosc¢ fizyczna i spoteczna u dorostych, powaznie
ostabionych pacjentéw z DM1 z genetycznie potwierdzona diagnoza w poréwnaniu ze standardowa
opieka.

Po randomizacji do trwajacej 10 miesiecy terapii zakwalifikowano 255 chorych na DM1 leczonych
nastepnie w czterech osrodkach z czterech réznych krajow - Niemiec, Francji, Holandii
i Zjednoczonego Krolestwa. Po zakoniczeniu leczenia uczestnicy byli monitorowani przez kolejne
sze$¢ miesiecy.

Po 10 miesiacach u pacjentéw z grupy poddanej eksperymentalnej terapii zauwazono poprawe
w zakresie skali DM1-Activ-c (pierwszorzedowego punktu koncowego), dokonujac pomiaréw poziomu
aktywnosci i uczestnictwa. Znaczace roznice wykryto réwniez w przypadku pozostatych miar, jakimi
byty szeSciominutowy test marszowy, skala zmeczenia i sennosci w ciagu dnia, sktadowe zmeczenia
zawarte w kwestionariuszu oceny samopoczucia oraz poziomy aktywnosci (w ciagu 24 godzin
i najbardziej aktywne 5 godzin) mierzone za pomoca przyspieszeniomierza.

U pacjentow z grupy interwencyjnej zaobserwowano przyrost tkanki miesniowej (na podstawie
ilosciowego rezonansu magnetycznego miesni), podczas gdy tempo odktadania sie tkanki ttuszczowej
pozostawato na takim samym poziomie jak w grupie kontrolne;j.

Oprocz dokonania oceny skutecznosci interwencji leczniczych, zespét OPTIMISTIC zidentyfikowat
odpowiednie czynniki genetyczne predysponujace do choroby i inne potencjalne biomarkery.

Badacze zarejestrowali tez kilka przypadkéw pogorszenia sie stanu pacjentéw, jak réwniez kilka
powaznych zdarzen niepozadanych - gtéwnie w obrebie ukladu sercowego i ptuc. Ogdlnie, czestosc
wystepowania przypadkow pogorszenia sie stanu, koniczacych sie obrazeniami, byta podobna dla obu
grup. Zgromadzone wyniki zostana opublikowane w gtéwnym raporcie z badania.


http://labnet.synozia.com/img/istock/_big/fotolia_87442838_s.jpg?1513606236126

Projekt badawczy OPTIMISTIC dowiddl, ze terapia polegajaca na wprowadzeniu zmian
w zachowaniu moze zwiekszy¢ aktywnosc¢ fizyczna pacjentdéw i zmniejszy¢ poziom odczuwanego
przez nich zmeczenia. Takie podejscie w poréwnaniu do poprzednich doswiadczen w tej grupie
pacjentéw, pozwoli poprawié¢ stopien przestrzegania przez nich zalecen. Uzyskane dane moga
réowniez mieé przetozenie na badania i opieke zdrowotna w przypadku innych zaburzen
neuromiesniowych, takich jak choroba Parkinsona.

Zrédto: www.cordis.europa.eu
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