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TREAT-NMD

Neuromuscular Network

Beteg informacio és beleegyezo nyilatkozat

TREAT-NMD Spinal Muscular Atrophy (SMA)
betegadatbazis regisztraciohoz

Beteginformacio

Miel6tt beleegyezne, hogy adatai bekeriilienek az SMA betegadatbazisba, fontos hogy tudja,
mi az SMA betegadatbazis létrehozasanak célja, illetve hogy a kés6bbiekben mi lesz
személyes, klinikai és genetikai adatainak sorsa. Ez az informacidos anyag olyan kérdések
megvalaszolasara késziilt, melyek felmeriilhetnek Onben a programmal kapcsolatban. Ha az
informacids anyag elolvasasa utan Ugy dont, hogy szeretne bekerlilni az adatbazisba, kérjik
a megfeleld helyen irja ald a beleegyez6 nyilatkozatot. Ha az informaciés anyag, illetve a
beleegyezd nyilatkozat elolvasasa utan barmilyen kérdése van, kérjik a nyilatkozat alairasa
el6tt vegye fel vellink a kapcsolatot. (A kapcsolattartd adatait megtaldlja a 4. oldalon.)

“Mi az SMA betegadatbazis, és mi a célja?

Az utobbi években a tudomany gyors fejlddése Uj lehetOségeket nyitott tobb 6roklodo
genetikai eredetli betegseég gyogyitasat szolgald terapiak kifejlesztésében és a tudomanyos
kutatas terliletén. Uj terapias lehetOségek allnak fejlesztés alatt, multi-center Kklinikai
kiprobalas alatt, melybe tobb orszag betegeit szeretnék bevonni. Emellett az Uj, elfogadott
terdpias lehet6ségek hatékonysaganak megitélése is folyamatosan zajlik. Ehhez fontos a
betegek tajékoztatasa, klinikai és genetikai adataik egységes adatbazisba torténd gydijtése,
hogy a jévoben klinikai allapotuknak megfeleld terapiaban vehessenek részt.

A neuromuscularis betegségek esetében, mint pl. az SMA, a terapia bizonyos genetikai hiba
gyogyitasara iranyul, ezen defektusok koziil a legtobb nagyon ritka, igy kevés olyan beteg
van egy adott région beliil, aki megfelel a klinikai kiprobalas kévetelményeinek. A nemzetkozi
TREAT-NMD adatbazis létrehozasanak egyik célja, hogy rovid idon beliil Eurdpa-szerte
tajékoztatni tudjuk a kritériumoknak megfelel betegeket egy esetleges klinikai kiprobalasban
vald részvételrél. Masik célja a mar hatékonynak bizonyult gyogyszeres kezelések hosszu
tavd nyomon kovetése, hatékonysaguknak pontos megitélése, a beteg allapotvaltozasanak
rogzitése.

Az adatbazisban a kutatdk minden olyan informaciot megtalalhatnak a betegekrdl, melyre
szilkségiik lehet a klinikai kutatas tervezéséhez, és kivitelezéséhez, beleértve a beteg pontos
genetikai defektusat, illetve mas, a betegséggel kapcsolatos fontos informaciét. Az SMA
betegek genetikai és klinikai adatait regisztraljuk egy globalis, nemzetkdzi adatbazisban, és
igy a klinikai kutatas kovetelményeinek megfeleld betegek kbnnyen elérhetdek lesznek, majd
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beleegyezésiiket kovetOen részt vehetnek a klinikai kutatasban. A klinikai adatok, valamint a
mutacié pontos azonositdsa és adatbazisba rogzitése lehetOséget biztositana a beteg
szamara a terapias kiprobalasban vald részvételhez, tovabba a betegadatbazis olyan
kérdések megvalaszolasat is lehetové teszi majd, mint pl. a neuromuscularis betegségek
eurdpai gyakorisaga, vagy segitséget nyljthat az apolas standardizalasanak kidolgozasaban.

“Kinek az adatai keriilhetnek az adatbazisba?"”
Az adatbazisba els6sorban Spinalis izomatroéfiaban (SMA) szenvedd betegek adatai keriilnek.

Az adatbazis elsOsorban a betegek regisztracidjara szolgal, akik ha a kritériumoknak
megfelelnek, a kés6bbiekben terapids kiprobalasokban vehetnek részt, illetve arra, hogy
segitsék a kutatoknak megtalalni a legjobb utat, hogy az SMA betegeken segiteni tudjanak.

“Ki tolti ki az adatlapot?”

Ha On a beteg, és mar elmdlt 18 éves, tgy On télti ki, és irja ald a beleegyez8 nyilatkozatot.
Ha On fiatalabb 18 évesnél, de 14 éves elmdlt, akkor On is alairhatja, de ilyen esetben
kérjik, hogy a sziil6, vagy a gyam is irja alad a nyilatkozatot. Annak ellenére, hogy betoltotte
a 18. életévét, kérjuk beszélje meg csaladjaval, és ha barmilyen kérdése van, 1épjen vellink
kapcsolatba. Ha a beteg tul fiatal ahhoz, hogy megérthesse az informacios anyag- illetve a
beleegyez6 nyilatkozat tartalméat, és On a beteg gyermek sziil6je vagy gyamija, kérjiik On irja
ald a dokumentumot, ha szeretné, hogy gyermekének adatai bekeriiljenek az adatbazisba.

“Mit kell tennem és hova keriilnek az adataim?”

Ha On Ugy dént, hogy részt kivan venni a projektben, el kell olvasnia az informécids anyagot
és a végén talalhatd beleegyez6 nyilatkozatot ala kell irnia. Ki kell toltenie tovabba a
regisztracids adatlapot, ha szilkséges az orvos segitségével, és visszakiildeni hozzank. A
kérd6iv a beteg személyes, klinikai és genetikai adataira vonatkozd kérdéseket tartalmazza.
Az informacio, mellyel ellat minket, bekeriil a magyar SMA adatbazisba, ahol adatait kéddal
védve, reverzibilisen anonimizalva taroljuk. A magyar adatbazisbdl ezutan, a beteg személyes
adatain kiviil, mindent tovabbitunk a nemzetkdzi TREAT-NMD betegadatbazisba, igy a klinikai
adatok ezutdn a TREAT-NMD partnerek szdmara vilagszerte elérhetSek lesznek. Igy ha
klinikai kutatasra keril sor, a kutatdk Eurdpa-szerte kivalaszthatjak az adatbazisbdl azokat a
betegeket, akik klinikai- és genetikai adataik alapjan megfelelnek a kévetelményeiknek, és
részvételik hatékony lehet a terapia kidolgozasa szempontjabdl. A kutatoknak ahhoz, hogy
hozzaférhessenek az adatbazishoz, a TREAT-NMD Iranyitd testiiletének (Governing Board)
illetve a nemzeti- és nemzetkozi Etikai Bizottsdg beleegyezésével kell rendelkezniiik. On az
eurdpai regiszterben egy anonim kdddal azonosithatd, nem pedig a nevével; ez azt jelenti,
hogy amikor a kutatdk keresnek az adatok kdézt, nem férnek hozzd az On személyes
adataihoz (név, lakcim stb.). A klinikai és genetikai teszt eredmények alapjan déntenek, hogy
ki az, aki megfelel az adott klinikai kiprobélas kévetelményeinek. Ha Ont kivalasztjak, akkor
felveszik a kapcsolatot a magyar TREAT-NMD partnerrel, aki dekddolja az adatokat, és
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tdjékoztatja Ont a klinikai kiprobalasrdl, illetve megadja az ezzel kapcsolatos  tovabbi
informacidkat. A magyar adatbazisért felelés személy nem fogja kiadni az On személyes
adatait a kutatoknak.

Ha On gy dént, hogy részt szeretne venni az adott klinikai kutatason, ald kell irnia egy erre
vonatkozd beleegyezd nyilatkozatot, errdl is részletes tajékoztatast fog kapni. Ha On Ugy
dont, hogy nem kivan részt venni, Ugy adatai tovabbra is elérhetdek lesznek az adatbazisban
és a jovBben is tajékoztatjuk Ont Ujabb terdpids kiprdbalassal kapcsolatban, kivéve, ha On
Ugy hataroz, hogy nem szeretne réla informaciot kapni. Kérjik, vegye tudomasul, hogy
amennyiben tdjékoztatjuk Ont egy mas intézetben folyd klinikai kiprobalasrdl, az még nem
jelenti azt, hogy mi egyetértiink vele.

“Hogyan frissithetem az adataimat, ha azok valtoznanak?”

Ahhoz, hogy biztositsuk az adatbazis valddisagat és magas szinvonalat, sziikséges, hogy
rendszeresen frissitsik az adatokat, ezért évente egyszer kiildeni fogunk egy értesitést.
Amennyiben barmilyen nagyobb valtozas torténik a jelentések kozti idészakban, mint pl.
lakcim megvaltozasa vagy a jaroképesség megsziinése, kérjik, jelezze (adatvaltozas
bejelentéséhez tovabbi informacié a 4.oldal lap aljan).

“Ki férhet hozza az orvosi adataimhoz?”

A magyar adatbazisért felelGs intézet alkalmazottai egyes esetekben hozzaférhetnek az orvosi
adataihoz, ha ez a projekt érdekében indokolt (pl. ha szikkség van a genetikai teszt
eredményeinek masolatara).

“Hogyan fognak azonositani a regiszterben?”

Az On személyes adatait (név, cim, stb.) a magyar betegadatbazis tarolja, igy értesiteni
tudjuk Ont egy esetleges klinikai kiprobalassal, vagy més, a betegségével kapcsolatos fontos
informacidrdl. Adatait egyéni kéddal ellatva taroljuk. Az eurdpai regiszterbe On személyes
adatai nélkiil, kddolva keriil, On nem lesz azonosithatd. Az eurdpai adatbazisban keresd
kutatdk nem tudjdk Ont a rendelkezésre all6 informacidk alapjan azonositani. Csak az
adatbazisért felelds személy, illetve az, akit 6 felhatalmaz, dekddolhatja és férhet hozza az
On személyes adataihoz.

“Bizalmasan kezelik az adataimat?”
Adatait az Egészségiigyi torvénynek megfeleléen 20 évig taroljuk az Semmelweis Egyetem,
Neuromuscularis Centrum, II. sz. Gyermekklinikan.

Ahhoz, hogy létrejohessen az adatbdzis, sziikséges egy adatéllomany, ami tartalmazza az On
személyes, és klinikai adatait. Az TREAT-NMD tevékenységét a személyes adatok teljes kori
védelmére nemzetkozileg kidolgozott és elfogadott szabalyozas figyelembevételével végzi (Az
Eurdpai Parlament és a Tanacs 95/46/EK iranyelve, hatalyos, a személyes adatok védelmérdl
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és a kozérdek( adatok nyilvanossagardl sz6l6 1992. évi LXIII. térvény). A személyes adatok
védelmének megvalositasat az Etikai Bizottsag folyamatosan ellendrzi. Minden informacidt,
amivel ellat minket, bizalmasan kezeliink. Ha a betegadatbazis alapjaul szolgal egy
tudomanyos kozleménynek vagy barmilyen mdas dokumentumnak, Ont a nevével sohasem
azonositjak.

Harmadik fél részére, mint pl. kutatdk vagy cégek szamara, melyek klinikai kiprébalast
szerveznek, illetve kutatasi céllal Uj terapiak kifejlesztésével foglalkoznak, az Etikai Bizottsag
beleegyezését kovetéen csak kddolt, nem-azonosithatd adatok keriilhetnek hozzaférhetévé.
Az On adatai nem adhatok ki a munkaltatdnak, a kormanyszerveknek, biztositd
tarsasdgoknak vagy oktatdsi intézményeknek. Ez vonatkozik az On héazastarsara,
csaladtagjaira, mas hozzatartozdira és a kezel6 orvosara is.

“Milyen hasznom van az adatbazisban valo részvételbol?”

Ez a regiszter egy kdzszolgaltatds az SMA betegséggel él6k hasznara. Az On hozzajéruldsa
adataival a TREAT-NMD adatbazishoz 6nzetlen adomanyozas, ezért anyagi ellenszolgaltatas
nem jar. A kutatds soran szerzett informacidk utan jogdij Onnek vagy hozzatartozdinak nem
jar.

Azonban, szamos elonye van az adatbazisban valo részvételnek, az alabbiakat beleértve:
Informalni fogjuk (azon adatok alapjan, amivel benniinket elldt), ha a kutatok
a)lkalmasnak talaltak, hogy részt vegyen egy bizonyos klinikai kiprébalasban.

Ertesiteni fogjuk, ha olyan informacidhoz jutunk, mely fontos lehet az On széméra.
Ertesiteni fogjuk, ha onan informaciéhoz jutunk a betegsegevel kapcsolatban, mely
fontos lehet az On szémara, pl. ha az SMA betegek szamara jobb apolasi stratégiakat
sikerl kidolgozni.

Az adatgydijtés elonyds lehet pl. a Spindlis izomatrdfia eurdpai gyakorisaganak
meghatarozasaban, illetve segitséget nydjthat a legjobb apolasi standardok
kidolgozasahoz.

“Szeretnék részt venni klinikai kiprobalasban. Ha regisztralok, akkor ezt
garantaljak?”

Bar az adatbazis létrehozasanak f6 célja, hogy megkonnyltsuk a betegek részvételét a klinikai
kiprébalasban, a regisztracid még nem garancia arra, hogy On a jovében részt vehet benne.
Ha szeretne értesitést kapni olyan klinikai kiprobalasrél, melyre Ont alkalmasnak talaltak,
kérjlik, jeldlje meg a megfelelé helyen a beleegyezd nyilatkozatban. Fontos azonban, hogy
megjegyezze, hogy bar a klinikai kiprébalasra a kutatas vezetbje alkalmasnak talalta - mely
az adatbazisban szerepl§ informacidkon alapszik - késébb mégis el6fordulhat, hogy On
mégsem felel meg a kritériumoknak.

“Nem szeretnék klinikai kiprobalasban részt venni, azért regisztraljak?”
Annak ellenére, hogy nem szeretne részt venni klinikai kiprobalasban, azért reméljik, hogy
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regisztraltatja magat az adatbazisban. Az informacidk hasznosak lehetnek a kutatok szamara,
akik gyégymddot, gondozasi stratégiat keresnek az SMA betegségre, illetve, ha a
betegséggel kapcsolatos fontos informaciordl szerziink tudomast, arrdl Ont tajékoztatjuk. Ha
nem szeretne értesitést kapni a klinikai kiprébalasokrol, melyekre Ont a kutaték megfelel6nek
talaltak, kérjlik a beleegyez6 nyilatkozat 3. kérdésénél a ,nem”-et jeldlje meg.

“Ha részt veszek az adatbazisban és meggondolom magam, visszavonhatom az
adataimat?”

Az adatait az Izomcentrum hatdrozatlan ideig tarolja, az adatbazisért felelés személy
felligyeletével. A projektben vald részvétel onkéntes. Az adatvédelmi torvény értelmében a
donornak jogaban all helyesbiteni vagy visszavonni adatait. Ha On Ugy dént, hogy el kivanja
tavolittatni adatait a rendszerbdl, minden tovabbi magyarazat nélkiil ezt megteheti. Ha igy
kivan tenni, kérjik Iépjen kapcsolatba az adatbazisért felelés személlyel (erre vonatkozd
informacid a lap aljan).

“Kihez fordulhatok, ha kérdésem van?”

Ha tovabbi informacidéra van szilksége, adatvaltozast szeretne bejelenteni, vagy adatait
szeretné visszavonni a regiszterbdl, kérjik lépjen kapcsolatba a kuratorral (dr. Palmafy
Beatrix, palmafyb@gmail.com cimen.)

Beleegyezo nyilatkozat

1. Hozzdjarul-e, hogy adatait a II. sz. Gyermekklinika, Izomcentrumaban taroljuk, és a
TREAT-NMD partnereknek kodolt formaban tovabbkiildjiik kutatasi és klinikai kiprébalas
tervezése céljabdl?

o NEM
o IGEN

2. Hozzajarul-e, hogy ha informaciot kapunk TREAT-NMD projektekrél vagy mas, a
betegségével kapcsolatos, az On szamara érdekes informaciérdl, arrdl Ont tajékoztassuk?

o NEM
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o IGEN

3. Hozzajarul-e, hogy amennyiben informaciét szerziink egy Klinikai kiprébalasrél, melyre
Ont a kutatok megfelel6nek talaltak, arrdl Ont tajékoztassuk?

o NEM
o IGEN

(Annak ellenére, hogy a klinikai kiprébalasra a kutatas vezetdje alkalmasnak talalta -
mely az adatbazisban szerepl6 informacidkon alapszik — késobb mégis el6fordulhat, hogy
On mégsem felel meg a kritériumoknak. Kérjiik, vegye tudomasul, hogy amennyiben
informaljuk Ont egy mas intézetben folyd klinikai kiprobaldsrdl, az még nem jelenti azt,
hogy mi egyetértiink vele. Ahhoz, hogy részt vehessen egy klinikai kiprobalasban, ki kell
toltenie egy arra vonatkozo beleegyez6 nyilatkozatot.)

4. Ahhoz, hogy az adatbazisban mindig frissitett adatok legyenek elérhetOek, sziikség van
arra, hogy Onnel rendszeres id6kozonként — évente — felvegyiik a kapcsolatot és
megkérdezzilk a betegségével kapcsolatos esetleges valtozasokrol. Hozzajarul-e, hogy
rendszeres idBkozonként elkiildjik Onnek a klinikai adatok frissitésére vonatkozd
kérdGivet?

o NEM
o IGEN

5. Amennyiben adataimban barmilyen nagyobb valtozas térténik (pl. lakcim megvaltozasa
vagy a jaroképesség megszlinése) a jelentések kozti idoszakban, hajlandd vagyok
tajékoztatni az illetékes adatbazis vezetd személyt.

o NEM
o IGEN

6. Hozzdjarul-e, hogy amennyiben a kérd6iv kitdltésekor nem egyértelmiiek a klinikai
informacidk kezel6orvosat megkérdezziik?

o NEM
o IGEN
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Alulirott, mint a kutatdsban résztvevd, korlatozottan cselekvoképes kiskoru torvényes
képviselbje kijelentem, hogy az adatbazis lényegét, a beteg informaciét és a beleegyezd
nyilatkozatot részleteiben megértettem és masolatot kaptam beldle. Volt lehetGségem, hogy
kérdéseimet feltegyem, és kérdéseimre kielégit6 valaszt kaptam. A hallottak atgondolasa
utan ugy dontottem, hogy onként, befolyastdl mentesen beleegyezem a betegadatbazisban
vald részvételbe. Tudomasul veszem, hogy a vizsgalati adatok kutatasi és nem diagnosztikus
célokat szolgalnak, igy ilyen jellegl szakvéleményre igényt nem tartok.

Résztvevo alairasa Datum

Sziil6/gyam alairasa Datum
(18 éven aluli gyermek esetén)

Vezetéknév:

Keresztnév:

Cim:

Telefon:

E-mail:




