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Souhrn

Zakladni informace



Myasthenia gravis (MG) je vzacné neurologické autoimunitni onemocnéni, kterému se v
posledni dobé vénuje stale vétsi pozornost diky objeviim novych terapeutickych
pristupl. K lepSimu posouzeni efektu novych lé¢ebnych postupl v kontextu standardni
léCby a stale se zlepSujicich patofyziologickych znalosti jsou zapotfebi rozsahlé
mezinarodni soubory dat ziskané v realném svété péce o nemocné s MG. Nezbytnym
pfedpokladem je harmonizace sbéru dat, aby se vytvofil pevny zaklad pro vymeénu dat a
vyzkum.

Na tomto seminafi byli zapojeni pacienti, lékafi a dalSi za¢astnéné strany, aby
diskutovali o harmonizaci dat mezi riznymi evropskymi registry MG s cilem usnadnit
sdileni dat, spolupraci a v kone¢ném dlsledku zlepsit standard( péce.

V rdmci pfipravné ¢innosti pfed zasedanim organizatofi provedli delphi dotaznik s cilem
dosahnout shody ohledné povinnych a nepovinnych udajd, které by mély byt zahrnuty
do vSech narodnich registri MG. Vysledky jednotlivych kol byly nasledné diskutovany
mezi vSemi Ucastniky. Kromé toho organizatori shromazdili prlizkum o stavajicich
evropskych narodnich registrech MG, aby zjistili potencialni technické, etické a
ekonomické problémy, které by mohly narusit sbér a sdileni idaj. Kromé toho byli
pacienti zapojeni také do tvorby informativniho dokumentu, ktery poskytuje poznatky o
Ucasti v registru a jejich dlsledcich.

Cile seminare

Hlavnim cilem 278. setkani ENMC bylo podpofit spolupraci mezi pacienty, lékafi a
dal§imi zu¢astnénymi stranami s cilem urcit, které nastroje jsou potrebné k vytvoreni
funkéni iniciativy registr MG. Kone¢nym cilem registrii MG je zlepSit kvalitu péce o
pacienty, cehoz lze dosahnout shromazdovanim smysluplnych rozsahlych a vysoce
kvalitnich idajl o evropské populaci MG. Kromé toho je vytvofeni spolec¢nych datovych
prvkd mezi rliznymi registry zasadni pro harmonizaci UdajU, ktera je nezbytna pro
spolupraci a vyzkumné iniciativy, véetné epidemiologickych a klinickych studii,
klinickych hodnoceni, farmakovigilance a také pro poskytovani realnych udajli o novych
léCebnych postupech.

Vysledky/vystupy seminare:

Ugastnici dosahli konsenzu ohledné seznamu povinnych a nepovinnych tdaja, které
by mély byt zahrnuty do registru MG, aby se usnadnilo sdileni tdajl a spoluprace.
Zohlednén byl také vyznam dobfe strukturovaného a komplexniho formulare
informovaného souhlasu, ktery musi byt snadno srozumitelny a musi fesit dllezité
otazky, jako je vlastnictvi idajl, anonymita Gdajl a Ucel jejich pouZiti.



Prlizkum ukézal, Ze v Evropé je jiz aktivnich 8 narodnich registrit MG a 2 jsou v procesu

aktivace, prficemz v souc¢asné dobé jsou k dispozici daje o vice nez 7 000 pacientech s
MG, které lze potencialné sdilet.

Nicméneé pro optimalizaci budouci spoluprace na evropskeé Urovni je tieba fesit a zlepSit
nékolik aspektd:

Prvnim klicovym aspektem je za¢lenéni pohledu pacienta a zlepSeni
komunikace s nim. Pacienti pfinaseji jedine¢né odborné znalosti o svém stavu,
které je tieba pfi budovani registru nemoci zohlednit. Zastupce pacientl
zdUraznil, Ze souc¢asné nastroje nedokazou zachytit nékteré kritické aspekty MG,
a proto by jejich ucast jako zu¢astnénych stran pfi vytvareni narodniho registru
MG mohla zlepSit sbér dajl a zajistit, Ze budou zohlednény jejich skute¢né
potfeby a problémy. Pacienti s MG dale pozadovali, aby méli pfistup k vlastnim
udajlim pro ucely vlastniho sledovani a také aby se podileli na zadavani tdajud
(napf. pro udaje hlasené pacienty). Tento model aktivniho zapojeni na vice
urovnich pravdépodobné podpofi trvalé zapojeni pacientll do sbéru dat.

Druhym klicovym aspektem je, Ze narodni registry potfebuji jasnou strukturu
fizeni. Ta by videalnim pfipadé méla zahrnovat fidici vybor nebo vybor pro udaje,
ktery je odpovédny za fizeni registru, lékafsky poradni vybor, ktery dohlizi na
¢innost fidiciho vyboru/vyboru pro vyuzivani dajd, a poradni vybor pacientu.
Ridici struktura je odpovédna za definovani metod sdileni idajl a také za to, kdo
je odpovédny za fizeni jakékoli iniciativy sdileni idajll, pficemz je tieba zajistit,
aby byly dobfe zastoupeny zajmy osob, které se podileji na vytvareni registru.
Treti aspekt vyzaduje, aby byl registr zaloZzen na robustni infrastrukture a
harmonizovaném souboru zakladnich tdaji. Databaze by méla byt
vybudovana co nejblize zasadam FAIR (nalezitelnost, pfistupnost,
interoperabilita a opakované pouziti), nebot zajiStuje konzistentnost a
reprodukovatelnost sbéru Udaju, které jsou nezbytné pro stanoveni spolecnych
datovych prvk( a vytvoreni zakladu pro budouci spolupraci. K dosaZeni tohoto
cile a zavedeni harmonizace Udaja by mél registr zahrnovat vysledky procesu
Delphi, pokud jde o povinné a nepovinné udaje, a také zohlednit zasady iniciativy
EMA pro registry pacientu. Digitalni freSeni, jako jsou aplikace pro chytré telefony,
mohou byt volitelnymi doplikovymi nastroji uziteCnymi pro podrobnéjsi a Castéjsi
sbér udajll (napt. pacientem zadavana data).

Ctvrty aspekt se tyka finanéni udrzitelnosti. V idealnim pripadé by mél byt
registr financovan vefejnymi organy nebo pacientskymi organizacemi, které zajisti
trvaly zavazek a dlouhodobou Zivotaschopnost registru. Pokud financovani
pochazi od soukromych subjektd, je dllezZité zarucit transparentnost zdrojt
financovani, vlastnictvi idajd a vyznam komercéniho vyuziti. Vhodnéjsi je rovnéz
pfistup zalozeny na financovani z vice zdrojU.



e Patym aspektem je dlouhodoby zavazek. Uspé&ch registru je rovné? zaloZen na
dlouhodobém kvalitnim sbéru udaju. Ten silné zavisi na angazovanosti lidi
zapojenych do registru, véetné pacientll a poskytovatelll zdravotni péce, kterou
lze podpofit pravidelnym poskytovanim zpétné vazby k iniciativam registru.

Dalsi kroky

Diky Ucasti lékar(, spravc( registrd, pacientl a dalSich zu¢astnénych stran umoznil
tento seminar stanovit zasady pro funkéni registr MG. Prostfednictvim delphi procesu
bylo dosazeno spole¢ného nazoru na to, jaké zakladni prvky musi registr MG obsahovat.
Dale byl kladen daraz na to, jak vytvofit FAIR data, ktera mohou snadno umoznit sdileni
dat mezi rGiznymi narodnimi registry a spolupraci pro budouci vyzkumné iniciativy. Ve
vyhledu do budoucna by to nakonec mohlo vést k vytvofeni evropského registru, ktery by
umoznil pracovat s velkymi ¢isly, coz je nezbytné pro nové vyzkumné iniciativy s
koneénym cilem zlepsit kvalitu péce o pacienty.

Planuje se dalsi schiizka, na které se budou sledovat dosazZené cile.



