3.

Misi¢na distrofija - Upute za trazenje klinickih randomiziranih studija po
bolesti i/ili lijekovima

Ove upute su iskljucivo informativnog karaktera kako bi se pacijenti s misi¢cnom distrofijom
i ostalim bolestima mogli vise informirati o vrstama lijeenja i mjestima gdje mogu
pristupiti klinickim randomiziranim studijama.

Napravljene su radi povecéanja svijesti o bolesti i olaksati pacijentima i ¢lanovima obitelji da
dodu do informacija koje se studije provode u svijetu o Misi¢noj distrofiji i drugim sli¢énim
bolestima. Savjetujete se s izabranim lijecnicima i bolnickim specijalistima dali
zadovoljavate uvjete koje studija trazi prije nego se odlucite kontaktirati voditelje studija.
Budite informirani! Zavod za Javno zdravstvo ,Sveti Rok” Viroviticko podravske Zupanije ne
odgovara za posljedice proizasle iz koristenja ovih uputa.

Otici na stranicu https://clinicaltrials.gov/

Ako se ne zna engleski stisnuti u gornjem desnom uglu: Prevedi ovu stranicu (budite

oprezni jer prevoditelj nije savrsen!)

PRETRAZIVANJE PO BOLESTI

Pod stanje ili bolest napisati Muscular i pokazati ¢ée Vam Misi¢nu distrofiju i ostale
specifi¢ne distrofije. Odabrati ih. (Moguce je isto pretraZivanje po lijeku npr. Nusinersen
(Spinraza) Il drugi lijekovi za lije¢enje Misi¢nih distrofija. Zasad ¢emo ostaviti to prazno jer
nas zanimaju sve terapije pod dijagnozom Misi¢ne distrofije. Za pretraZivanje po lijeku
preskocite na PRETRAZIVANJE PO LIJEKU.


https://clinicaltrials.gov/
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© covo-sinformation

Public | SARS.CoV-2 data (NCBI) |

Eapatiol

Try the modernized ClinicalTrials.gov beta website. Learn more about the modernization effort.

[EIDD u.5. Nationst Library o Mdticine

ClinicalTrials.gov

Fiod Studies v

About Stuies »  Submit Studies v Resources v

ClinicalTrials.gov is a database of privately and publicly funded clinical studies

conducted around the world.

Explore 398,654 research studies in
all 50 states and in 220 countries.

See listed clinical studies related to the
coronavirus disease (COVID-19)
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4. Ostaviti ostalo prazno

5. Stisnuti Search (Trazi)

6. Odabrati STATUS onih koji primaju pacijente:

< c

Aplikacije statistika

Filters

Status

Recruitmento:

) Not yet recruiting
Recruiting

Enrolling by invitation
Active, not recruiting
[ Suspended

[ Terminated

O completed

O withdrawn

O Unknown status®

Expanded Access @:

[#]

Eligibility Criteria

hge @:

@ clinicaltrials.gov/ct2/results?cond=Muscular&Search=Apply&ire

Showing: 1-10 of 212 studies

Row | Saved Status

1 O

Recruiting APhase3

Dystrophy

Recruiting APhase3

Recruiting AGeneTr

7. Odabrati dobne skupine koje ih zanimaju:



Eligibility Criteria =
Age @:
Age Group @:

Child (birth-17)
Adult (18-54)
[ Older Adult {65+

) Female

) Male

[ Accepts Healthy Volunteers €

Odabrati fazu istrazivanja.
Pritisne Apply (Primjeni)
Obavezno se upoznajte s ¢injenicama da:

Klinicka se ispitivanja kategoriziraju u faze od I. do IV., koje se obi¢no opisuju na sljededi
nacin:

Faza I. (mali broj sudionika, obi¢no 6 — 10 zdravih dobrovoljaca ili teSko bolesnih osoba za
koje ne postoje druge moguénosti lijecenja)

Ispitivanja faze I|. oblikuju se tako da znanstvenicima i lije¢nicima omoguce da razumiju
ucinke ispitivane tvari kod ljudi. Cilj je utvrditi Sto se dogada s ispitivanom tvari u tijelu
(apsorpcija, raspodjela u organizmu, putovi i brzina izlucivanja), u smislu njezine sigurnosti i
podnosljivosti, nakon unosa u organizam kroz usta, injekcijom ili infuzijom. Pritom se
ispitanike nadzire kako bi se otkrile sve popratne pojave i ocijenila njihova teZina.

Faza Il. (nakon Sto se u ispitivanjima faze I. potvrdi pocetna sigurnost ispitivanog lijeka,
provode se ispitivanja faze Il. s ve¢im skupinama bolesnika, koje obi¢no ukljucuju 20 - 300
ispitanika, ovisno o vrsti bolesti)

U ispitivanjima faze Il. polinju se ocjenjivati sigurnost i djelotvornost ispitivanog lijeka kod
bolesnika, a ¢esto se provode i da bi se utvrdilo razlikuju li se ucinci razlicitih doza ispitivanog
lijeka. Bolesnicima se daju razlicite doze lijeka i zatim ih se pozorno promatra kako bi se
usporedili ucinci primijenjenih doza i tako utvrdio najsigurniji i najdjelotvorniji nacin
doziranja. U mnogim se slucajevima provodi vise ispitivanja faze Il. kako bi se ispitivani lijek
ocijenio kod mnogih razli¢itih skupina bolesnika ili u razli¢itim indikacijama.

Faza lll. (velike skupine bolesnika, obi¢no ukljucuju 300 - 3000 i vise ispitanika, ovisno o
bolesti za koju se lijek ispituje)



Ispitivanja faze lll. oblikuju se tako da potvrde sigurnost i djelotvornost ispitivanog lijeka.
Obi¢no ukljuéuju velik broj bolesnika kako bi se koristi i sigurnost lijeka potvrdile na
odgovarajudi nacin. Ta ispitivanja, bas kao i ona u prethodnim fazama, mogu ukljucivati jednu
ili vise 'lije¢enih skupina', Sto omogucuje usporedbu sigurnosti i djelotvornosti novog lijeka s
drugim dostupnim terapijama ili pak ispitivanje primjene toga novog lijeka zajedno s drugim
terapijama. Informacije prikupljene u ispitivanjima faze lll. koriste se da bi se utvrdio najbolji
nacin propisivanja ispitivanog lijeka bolesnicima u buduc¢nosti.

Faza IV. (poznata i kao ispitivanja radi prac¢enja nakon stavljanja lijeka u promet)

Ispitivanja faze IV. provode se nakon sto lijek dobije odobrenje regulatornih tijela za
stavljanje u promet (registraciju), kako bi se prikupilo vise informacija o djelotvornosti i
sigurnosti novog lijeka kod velikog broja bolesnika i odredenih subpopulacija bolesnika, te
radi usporedbe i/ili kombinirane primjene toga novog lijeka s drugim dostupnim
mogucnostima lijeCenja. Svrha je tih ispitivanja ocijeniti dugoro¢ne ucinke lijeka. U tim se
uvjetima mogu otkriti manje Ceste popratne pojave.

Izvor: https://www.roche.hr/hr/klinicka-ispitivanja.html

Napomena: Za fazu 3 postoji moguénost da pacijenti budu u skupini koja dobiva placebo: sistemski
kortikosterod. Vjerojatnost da zavrsi u toj skupini je najéeS¢e 50% i ta vjerojatnost piSe veéinom u
uputama: taj. omjer 1:1 bioloski lijek +kortikosteroid: kortikosteroid.

Nakon odredenog vremena postoji moguénost da se pacijenti ukljuce lijeCenjem s bioloskim lijekom

u daljnje pracenje ali to treba ispitati s voditeljem studije. NajceS¢e ta mogucnost takoder bude u

uputama studije, kao u sljede¢em primjeru:

c @

Study Details

Study Deseription

ainicahralsgov ] ar+ Dyt me e w@

TabularView | NoResults Posted  Disclaime ow to Read a Study Record

= efficacy and safety of pamreviumal versus placebo It combination with systemic Coricasteralds n SuBfects with non-ambulatory Duchenne muscular dystraphy (age 12 years and olde

Study Design

Phase @

Phase 3

with systemic corticosteroids in subjects nne muscular dystrophy, aged 12 years and older. Approximately 90 male subjects will be randomized at 3 1:1 ratio to Arm A

y could ba randomized to placebo,

mbination With Systemic Corticostaroids in Subjects With Nen-ambulatory Duchenne Muscular Dystrophy (DMD]

Odnosno isto to prevedeno Google prevoditeljem.


https://www.roche.hr/hr/klinicka-ispitivanja.html
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Oetalii studija  Tablifwiprikaz  Nema objavijenih rezultata

N ®

Druge aznake

[ Popis z» tiunje

Opls studija é [ =
Kratak sadetoks

23 procjenu uéinkowitost] | Iacebo u kombinacl s3 U subjekata migié (udobl od 12 godina | vite).

Stane il bolest © Intervencijo/ljecenje O Fass @
Duchenneova milina distrafija Uijek: Pamaeytimab 3 lara
Ujek placabo
Detaljan opis:
jeogh . iepa ispi ill placeba u kombinaciji sa ispitanika s ne. di dobi od 12 god Otprilike 50 mukih uomjery

16103 grupu A (pamreviumab » sistemski kortikosteroid) [ grupu B (placebo + sistemski kortikosteroid).

Ispitanic moraju bit] Inim dobrobitima odobrenit dal i b da vide vole sudjalovati u laceb

Subjekt] ée biti randomizicani u omjeru 1:1 u jednu od dvije it limab il placet staroidima.

Ovo ispitivanje ima tri razdoblja istralivanj

* Razdoblje probira: do 4 tjedna

® Trajanje ljedenja: 52 tjedna

* Sigu b Nlonaés tedna (56 tjedan (+/-3 dana))

U razdoblju probira, ispitanici ¢e biti procijenjeni * fjutenja/| bl 22 sudj jo u ovam ispitivanju.

Tijekom razdoblja lijelenja, svaki ispitanik és primati pamrevlimab il placebo u dozl od 35 mg/kg svaks 2 tjedna do 52 tjedna.

ko jesto (strakivanja kako bi dovriill kona dink
Studirat dizajn @[
Vista studija@:  Interventno (klinicko ispitivanje)
Procijanjeni upis®: 90 sudienika
Dodjela:  Nasumiéno
Model intervancije: Paralelni zadatak
maskiranje:  Cetvorokrevetni (sudionik, pruatelj skibi, istrafitel), acjenjivaé ishoda)
Glavnasviha:  Lijelenje
hani Fazad, pitivan (FG-3019) il pl. usubjekata s isicnom distrofijom (DMD)

Stvarni datum polstia studijs®: 30, srpnja 2020

10. Nakon toga pojaviti im ¢e se sljedeci prozor;

Suphase =3&Seard

e v=Bage=0biage= 1 igndr=Btype=Ars

statstika

Druge aznske

Popis
ShowiHide Calumns

nje

[E Study Title Conditions Interventions Locations
n Exbension Study b Evaluate Casimersen or Galodirsen in Patients With Duchenne Musscular Dysrephy + DuchenneMuscular  + Drug Commersen  » Neuromuscular Research Center
s g Dystrophy o T Phoenis,Arizans, United Stakes
+ Chidren's Hospital Los Angeles
Los Angales, Calfornie, Uned Stakes
] Not yet recruiting. * University of Californés Los Angeles
B Reciting Loa Angales, Californie, Urited States
o (andamore.
Envolling by invitation
[/} Active, not recruiting ] u APhase 3 Study retuste the Sefety and Efficacy of PF-06939826 for the Trestment of Duchenne Muscular Dystrophy ¢ Duchenne Musculer o Genetic: PF- & U2 Gent
O Suspended Dystrophy 06039926 Gent, Belgium
U P. o Other: Placebo * Alberts Children's Hospital
O Terminated Calgary, Alberta, Canada
O Completed A « Chadren's and Wamen's Health Cenire of Ertish Columbia
) Withelrwn A couvs, Bt Columble Canada
0 Unknown status' o (and 26 more..
[oy— A Bene Transie Therapy Study to Evaluote the Sately and EMicacy of SHP.5001 i Buchenne Muscular B . + Universityof Caifornia, Davis
P Dystraphy (0MD] Dystropt « Genetic: Placgo Sacramento, California, United States
Clgibility Crterta + Washington Universty af . Lowis
Saint Louis, Mssour, United States
Age @: + Universtyof Rachester
years OB Rochester, New Yark, United States
Age Group @ o (and 2 mare..)
Child fbirth-17) 4 O Recru s, i Arnbulatory Subjects With + . + Arkanses Children's H
B Adult (18-64) Dystrofhy + DrugPlacebd Little Rock, Arksnsas, United States
OlderAdelt (883 + Chadren's Haspital Los Angeles
Los Angales, Californis, Ured Staes
Sl « University of Californis Davis Children's Hospital
® all Sacramento, Caldomnis, Urited States
Female o (w86 more.)
) Male
8 0 e not A Shudy b Compare Safety and Efficacy of a igh Dase of Eiep sohy . . + Fare uc
0 Accapts Haalthyfolunteers!
Accepts Healthy folunteers @ Duckfrne Alanta, Geargla, United States
Study Type + Children's Haspital - London Hesith Sciences Centre
London, Ontaria, Canada
5] + Chadren's Haspital of Eastem Oniaria
Ottaws, Ontario, Canad
) « (ands mare..)

tatus studije dali trenutno prima pacijente / Za koju bolest je lijek (Vazno

ijeku bolest moZze biti druga jer 1 lijek se moZze koristiti za viSe lijekova.

ako je pretrazivano

po

Lijekovi koji ¢e se koristiti (ako pise

placebo postoji mogucénost da ¢e pacijent biti na placebo terapiji)



11. Stisnuti On Map (Na karti)

o e 8@, zapoiljava B Upispo porive  E Dijete (rodenje - 17) Eodrashi (18-64) 3. faza H4, faza
Popls  Patemi  Nakarti  Pojedinosti pretrafivanja
= Sowr fore P preuzimane datoteka Pretplatite se na RSS
Filtri Prikazano: 1-100d 209 studija [10_ v |studija po stranici Prikatisata stupes
ml Spremjonc I Status l Nastoy studije l Uviett
i ] 6is po poth Produlens studijs £ procjenu Casimersena i Golodirvens u bolesniks s Duchenneovom miBiénom disrofijom * Duchenneovs misidne
introtya

Status = dutrot

2 ) bovanje hucya faze 3 20 procjenu igurnosti | ueinkovitost PF-06339926 12 Ujetenje Duchenneove mifiine distrofje oovs aiiine

13. Jedan klik na Europu i otvoriti ¢e se sljedece:

M| € | % | Cr Seschok Recniing Notystre: X T Se x 4 v - B8 x
€ 5 C & dincalislsgov/ci2/resuts/map/cickmap, o o mapw=25 maew Q@ :
H apioce [ sutstia Druge oznake | (B Pops a ianje

ies | Child, Adult | Phase 3, 4

a 2 5 @ ¢ = € I3 ABDU g0 B

14. Odabrati drzavu u kojoj Zelite vidjeti studije. Npr. Madarska




Condition or disease O Other tarms @

Muscular Dystraphies | X
Country @
|
15tudy found for: Recrulting, Active, nat recruith Stusties | 1 Map: Hungary | | Child, Adult | Phase 3,4

Applied Filters: B Recrulting B Active not recruiting 8 Enrolling by inwitation B child (birth-17) B Adult (16-64) ©Phase) B Phased

Mot arough studies found? Ty these Harch suEgetions El
Ust  ByTopc  OnMap  Searchoetalls
* Hida Fiters Downloat Subscribe to RSS
ShowHide Cotmns
Filters

™ l nved ] staes | [e— conditions

o pse + Duchenne Muscular Oystrophy

LT
8 Ervoling by

Active, not recrulting

Expanded

@
Eligibility criteria =]
w0

years  on

a2 5 @O W @ iz AED i,

15. Vidimo da postoji jedna studija s tri skupine ispitanika od koje ¢e 2 dobiti lijek na ispitivanju
a jedna placebo. Stisnuti poveznicu za detaljne informacije.

Contacts and Locations

Information from the National Library of Medicine B rm

16. Prikaze se broj voditelja studije i e-mail koje se moZe nazvati i pisati za ukljuéenje u studiju.

Preporu¢am da se angazira bolnicki lijecnika koji lijeci bolest za dogovaranje ukljucivanja u
studiju radi dodatnog pojasnjenja kakva je to studije i Sto se moze ocekivati.

PRETRAZIVANJE PO LIJEKU

1. otiéi nas stranicu https://clinicaltrials.gov/

2. Ako ne znaju engleski stisnuti u gornjem desnom uglu: Prevedi ovu stranicu


https://clinicaltrials.gov/
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B U s. National Library of Medicine

ClinicalTrials.gov
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Clinical Trials.gov is a database of privately and publicly funded clinical studies

conducted around the world.

Explore 308,654 research studies in
all 50 states and in 220 countries.

See listed clinical studies related to the
coronavirus disease (COVID-19)

ClinicalTrials.gov s a resource prowided by the U.S.
National Library of Medicine.
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Researchers
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Study Record Managers

Odabrati STATUS onih koji primaju pacijente:

<« C @ dinicaltial

# Aplkacie [ sttista
Filters
Status =]

Recruitment @:

O Not yet recruiting
Recruiting

Enrolling by invitation
Active, not recruiting
O Suspended

O Terminated

0 Completed

0 Withdrawn

O Unknown status™

Expanded Access @:

Eligibility Criteria =

Age®:

Odabrati dobne skupine koje ih zanimaju:

Showing: 1-10 0f 212 studies [10_v]stud

Recruiting

APhase3

Recruiting. AGeneTr

zanima npr. Ataluren

About Site



Eligibility Criteria =

(18-
(0] Older Adult (65+)
5x@:
® Al
O Female

Odabrati fazu istraZivanja.
Pritisne Apply (Primjeni)
Obavezno ih je upoznati s Cinjenicama da:

Klinicka se ispitivanja kategoriziraju u faze od I. do IV., koje se obi¢no opisuju na sljededi
nacin:

Faza I. (mali broj sudionika, obicno 6 — 10 zdravih dobrovoljaca ili tesko bolesnih osoba za
koje ne postoje druge mogucénosti lije¢enja)

Ispitivanja faze I. oblikuju se tako da znanstvenicima i lije¢nicima omoguce da razumiju
ucinke ispitivane tvari kod ljudi. Cilj je utvrditi Sto se dogada s ispitivanom tvari u tijelu
(apsorpcija, raspodjela u organizmu, putovi i brzina izlucivanja), u smislu njezine sigurnosti i
podnosljivosti, nakon unosa u organizam kroz usta, injekcijom ili infuzijom. Pritom se
ispitanike nadzire kako bi se otkrile sve popratne pojave i ocijenila njihova tezina.

Faza Il. (nakon Sto se u ispitivanjima faze |. potvrdi pocetna sigurnost ispitivanog lijeka,
provode se ispitivanja faze Il. s ve¢im skupinama bolesnika, koje obi¢no uklju¢uju 20 - 300
ispitanika, ovisno o vrsti bolesti)

U ispitivanjima faze Il. pocinju se ocjenjivati sigurnost i djelotvornost ispitivanog lijeka kod
bolesnika, a Cesto se provode i da bi se utvrdilo razlikuju li se ucinci razli¢itih doza ispitivanog
lijeka. Bolesnicima se daju razlicite doze lijeka i zatim ih se pozorno promatra kako bi se
usporedili ucinci primijenjenih doza i tako utvrdio najsigurniji i najdjelotvorniji nacin
doziranja. U mnogim se slu¢ajevima provodi viSe ispitivanja faze Il. kako bi se ispitivani lijek
ocijenio kod mnogih razli€itih skupina bolesnika ili u razli¢itim indikacijama.

Faza Ill. (velike skupine bolesnika, obi¢no ukljuc¢uju 300 —3000 i vise ispitanika, ovisno o
bolesti za koju se lijek ispituje)

Ispitivanja faze lll. oblikuju se tako da potvrde sigurnost i djelotvornost ispitivanog lijeka.
Obi¢no ukljuCuju velik broj bolesnika kako bi se koristi i sigurnost lijeka potvrdile na
odgovarajuci nacin. Ta ispitivanja, bas kao i ona u prethodnim fazama, mogu ukljucivati jednu
ili vise 'lije¢enih skupina', sto omogucuje usporedbu sigurnosti i djelotvornosti novog lijeka s
drugim dostupnim terapijama ili pak ispitivanje primjene toga novog lijeka zajedno s drugim
terapijama. Informacije prikupljene u ispitivanjima faze lll. koriste se da bi se utvrdio najbolji
nacin propisivanja ispitivanog lijeka bolesnicima u buduénosti.

Faza V. (poznata i kao ispitivanja radi pracenja nakon stavljanja lijeka u promet)



Ispitivanja faze IV. provode se nakon S$to lijek dobije odobrenje regulatornih tijela za
stavljanje u promet (registraciju), kako bi se prikupilo vise informacija o djelotvornosti i
sigurnosti novog lijeka kod velikog broja bolesnika i odredenih subpopulacija bolesnika, te
radi usporedbe i/ili kombinirane primjene toga novog lijeka s drugim dostupnim
mogucnostima lijeCenja. Svrha je tih ispitivanja ocijeniti dugoro¢ne ucinke lijeka. U tim se
uvjetima mogu otkriti manje Ceste popratne pojave.

Izvor: https://www.roche.hr/hr/klinicka-ispitivanja.html

Za fazu 3 postoji mogucnost da pacijenti budu u skupini koja dobiva placebo: sistemski kortikosterod.
Vjerojatnost da zavrsi u toj skupini je naj¢esée 50% i ta vjerojatnost pisSe vec¢inom u uputama: tj.
omjer 1:1 bioloski lijek +korikosteroid: kortikosteroid.

Nakon odredenog vremena postoji moguénost da se pacijenti ukljuce lijeCenjem s bioloskim lijekom
u daljnje pracenje ali to treba ispitati s voditeljem studije. NajceS¢e ta moguénost takoder bude u
uputama studije, kao u sljede¢em primjeru:

StudyDetails | TabularView | NoResultsPosted  Disclaimer How to Read a Study Record

Study Deseription Gota [ =

= placebo In combination with systemic corticosteraids in subjects with non-ambulatory Duche

to participate in a clinical trial in which they could be randomized to placsbe
h systemic steroids,
This trial has three study

= Sereening period: Up to 4 weeks

eligibility for participation in this tral.

During the treatment peri: or up to 52 weeks

fsublects wha complete the 52 week study [either arm) may be eligible for rollaver into an apen-label extension treatment (OLE) with pamreviumab + systemic corticosteroicd

Subjects who discontinue study treatment far any reasan shauld be encouraged to return to the investigative site to complete final safety and efficacy assessments.
Study Design Gata [ =

nal (Clinical Trial

orticostaroids in Subjacts With Non-ambulatory Duchenna Muscular Dystrophy (DHD)
Actual Study Start Date@: July 30, 2020

Odnosno isto to prevedeno Google prevoditeljom.


https://www.roche.hr/hr/klinicka-ispitivanja.html

C @ dinicaltrials.gov/ct2/show/NCT0437 1666 recrs= abdfiics &iphases 23fidraws2Biranks 1 N ® %
Apikacie (1 satistibn Oruge cznake | () Popis » éime
Detallistudija | Tabliéniprikaz  Nemaobjavljenihrezultata  Odricanje [l Kako Gitati studijski zapis .
Opis studija é [ =
FKratak sadetak:
23 procjenu utinkovitost] | 1 (udobi od 12 go
i bolest O Intervencija/ljecenje & Fazs @
Ouchenneova mii¢na distrafija Ujel: Pamaeviimab Llana
Lijek: placebo
Detaljan opis:
o gk x ' li placeba u ispitanika s dobiod 12 @ 50 muikih s
titnag il grupu @ (placbo + sistemski kortikostaroid).
Ispitaniel morsju biti dobrobi i proizvoda | donfjeti dielovati u
Subjek ée biti randomizirani u amjeru 1 u jedna od dvije steroidima.
Ovo ispitivanje ima tr razdoblja istrakivanja.
* Razdoblje probira: do 4 tjedna
* Trajanje ljedenja: 52 tedna
.5 tjedna (56. tjedan (+/-3 dana])
U razdoblju probira, ispitanici e biti procijenjeni ljuéeni, bi h »
Tijekom razdoblja ljjeden]a, svaki spitanik és primati pamrevlimab il placebo u doxi od 35 mg/kg svaka 2 tedna do 52 tjedna,
i i da sa rate na mjesto istraivanja
Studirati dizajn @[]
Vrsta studija@:  Interventno (kiniéko ispitivanje)
Procijenien upis: 90 sudionika
Dodjela: Nasumiéno
Modelintervancije: Paralelni radatak
maskiranje:  Cetworokrevetni (sudionik, pruatel] skrbi, istrakitelj, ocjenjivaé ishoda)
Glavnasviha:  Lijelenje
idbeni Faza ), (FG-3019) i usubjekata 3 énom distrofijom (DMD)
Stvami datum potetka studija®: 30, srpnja 2020 .
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linicalTrials beta website. Learn modernization effort.
DD U5 Mstons Library of Medicine
- . FindStudics v BboutStodics v SubmitSudics = Resoumes s AboutSie = PRS Login
ClinicalTrials.gov
Modify Search Start Over
1 5tdy found for: ataluren | Musc
List By Topic On Map ‘$earch Details
PTT=—— P Download Subscribe toRSS
[E—
Filters
B sudyTile Condions nerventions
1 D ecrtiog  Sepy ol ramdarms Mshre) 1 Rorsnse Motston e ascate Bysrohy rorbh) e ——— e —v————
status =] Linz, Austris
. Vier e

Notyet recruiting
ing
by Invitation

not recrulting
suspended
Terminated

O compieted

14. Otvorimo poveznicu i vidimo stranicu puno podataka o studiji i kontaktima; Prikaze se broj
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Study Design
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15. Preporu¢am da se angazira bolnicki lije¢nik koji lijeci bolest za dogovaranje ukljucivanja u
studiju radi dodatnog pojasnjenja kakva je to studije i Sto se moze ocekivati.

Ove upute su informativnog karaktera kako bi se pacijenti s misSiénom distrofijom sami mogli
informirati o vrstama lijeCenja i mjestima gdje mogu pristupiti klinickim randomiziranim
studijama.

Miodrag Benes., dr.med., specijalist javnozdravstvene medicine



