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Aktualizacja #18 programu klinicznego AIDNPC
(arimoclomol w leczeniu choroby Niemanna-Picka typu C)


Biuletyn informacyjny (w następstwie rozmowy telefonicznej z dnia 28 grudnia)



PODSUMOWANIE
· Badanie 001: Status
· Badanie 002: Status i harmonogram
· Uproszczona skala oceny NPC-CSS obejmująca 5 dziedzin  
· Orphazyme wystąpi na konferencji WORLDSymposium w San Diego
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Program badań klinicznych AIDNPC obejmuje dwa badania:
· Badanie obserwacyjne „-001” , które zostało ukończone.

· Badanie interwencyjne „-002”, do którego zakończono rekrutację uczestników.



Badanie 001: Status
Badanie zostało niedawno zakończone w maju 2017 r. Łącznie włączono do badania 36 pacjentów w 12 ośrodkach w 8 krajach. 

Pierwszorzędowym celem badania 001 było określenie indywidualnego profilu progresji choroby pacjenta poprzez rejestrowane prospektywnie oceny kliniczne i biologiczne oraz oceny w zakresie jakości życia, a także informacje o historii choroby zebrane z dokumentacji medycznej pacjenta.

Baza danych badania 001 została zamknięta i obecnie przeprowadzana jest analiza zgromadzonych danych. Wyniki badania w zakresie naturalnego przebiegu choroby u pacjentów z NPC, które ma unikalny potencjał badania prospektywnego zgodnego z badaniem 002, zostaną przedstawione na spotkaniach w następnym półroczu i posłużą ustaleniu oczekiwań, co do wyników badania 002. Wyniki będą przykładowo stanowić podstawę dla punktu wyjściowego dla późniejszej analizy badania 002. 

Badanie 002: Status i harmonogram
Ostatni pacjent w badaniu 002 (badanie fazy 2/3) został włączony w maju 2017 roku. Łącznie włączono do badania i zrandomizowano 50 pacjentów, z czego łącznie 27 pacjentów przeszło z badania 001. Spodziewamy się otrzymać wyniki z niniejszego badania jesienią 2018 roku. Wszyscy pacjenci zakończyli fazę badania prowadzoną metodą ślepej próby i otrzymają możliwość rozpoczęcia udziału w otwartej fazie przedłużonej (leczenie wyłącznie arimoclomolem).
	
Następujące ośrodki biorą udział w badaniu 002:
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Kopenhaga, Dania
Birmingham, Wielka Brytania
Great Ormond St, Wielka Brytania
Mainz, Niemcy
Monachium, Niemcy
Paryż, Francja
Montpellier, Francja
Barcelona, Hiszpania
Warszawa, Polska
Udine, Włochy
Rzym, Włochy
Rochester, Minnesota, Stany Zjednoczone
Oakland, Kalifornia, Stany Zjednoczone
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Uproszczona skala oceny NPC-CSS obejmująca 5 dziedzin 
Firma Orphazyme przeprowadziła weryfikację uproszczonej skali oceny NPC-CSS obejmującej 5 dziedzin, mającej na celu poprawę monitorowania i oceny pacjentów z NPC w przyszłości. Do 5 dziedzin w skali oceny NPC-CSS zalicza się poruszanie się, motorykę małą, połykanie, mowę i poznanie. Skala ta będzie stosowana w klinicznej ocenie pacjentów w badaniu 002.

Orphazyme wystąpi na konferencji WORLDSymposium w San Diego
Orphazyme weźmie udział w corocznej konferencji „14th Annual WORLDSymposiumTM
2018”, która odbędzie się w San Diego (5–9 lutego, 2018 roku).

Przegląd projektu klinicznego
Poniższy wykres przedstawia projekt badania 002, w tym liczbę i terminy wizyt pacjentów w ośrodkach. Zastosowanie „drogi wyjścia” jest możliwe w przypadku pacjentów, u których wystąpi nieakceptowalny stopień progresji choroby.
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Zachęcamy do udostępnienia powyższych informacji społeczności pacjentów.


Następna rozmowa telefoniczna:
Następna rozmowa telefoniczna AIDNPC jest zaplanowana na czwartek 29 marca 2018 roku na godzinę 15:00 czasu letniego wschodnioamerykańskiego.
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