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Poslani: objevit pri¢inu a 1é¢bu Hutchinsonova-Gilfordova syndromu (progerie) a jeho
poruch souvisejicich se starnutim.

NADACE PRF V CISLECH: Celkové ziskané financ¢ni prostiedky

i’é)l;?zhdetl, o kterych se vi, ze ziji s progerii: 78 ve 31 1999 4% 2010° 9 738 084 USD
C L ies . . L 85 a7 90% roc¢nich vydaji nadace PRF se neustale
Pocet déti testovanych diagnostickym programem nadace N 2 A o
i vénuje programum a sluzbam této nadace.
PRF: 88 . S N . ,
Podpora, kterou jsme ziskali, umoznila objeveni
Pocet financovanych grantd od zaloZeni nadace PRF: 33 genu progerie, klinické studie 1écby progerie a
Pocet bunéénych linii v bunécné a tkanové bance nadace Veskere, uspechX, kterych jsme do§ahl1. S pokracuj e
PRE 151 pomoci od naSich podporovatelit vyhrajeme tento
: zavod s Casem, nalezneme pro tyto déti léébu a
Children participating in the PRF Medical & Research pravdépodobné pomiizeme i miliéntim lidi, ktefi trpi
Database: 97 srde¢nim onemocnénim a dalSimi nemocemi
souvisejicimi s vékem.

Co je to progerie?

Progerie, znama téz jako Hutchinsonav-Gilfordtv progericky syndrom (HGPS), je vzacny a fatalni geneticky stav
vyznacujici u déti vzhledem, ktery odpovida zrychlenému starnuti. VSechny déti postizené progerii umiraji na stejné
srdecni onemocnéni, které postihuje miliony bézné starnoucich osob (arterioskler6za), avSak misto ve véku mezi 60 a
70 lety miZe tyto déti postihnout mrtvice nebo srde¢ni infarkt pfed dosazenim 10 let. Je pozoruhodné, Ze inteligence
déti s progerii neni ovlivnéna a napii¢ piekvapujicim té€lesnym zménam jsou tyto déti inteligentni, zvédavé a plné
Zivota.

Co je to PRF?

Progeria Research Foundation (Nadace pro vyzkum progerie) byla zaloZena v roce 1999 rodi¢emi ditéte postizeného
progerii, Dr. Leslie Gordonovou a Dr. Scottem Bernsem a mnoha odhodlanymi ptateli a rodinami, které si uvédomily
potiebu zdroji pro lékate, pacienty a rodiny osob postiZenych progerii a nutnost financovani vyzkumu progerie. Od té
doby je nadace PRF hlavnim aktérem stojicim za objevenim genu progerie a vytvofila programy a sluzby, aby
pomohla jak postizenym osobam, tak i védcim pracujicim na vyzkumu progerie. V dne$ni dobé je nadace PRF jedinou
neziskovou organizaci, ktera se vénuje vyhradné hledani, jak progerii 1é¢it. Nadace PRF je uznavana jako model pro
organizace vénujici se vyzkumu nemoci a jako vzorovy piiklad Gispé$ného translaéniho vyzkumu probihajiciho od
zahéjeni k odhaleni genu az ke klinickym studiim b&hem pouhych deseti let.

PROGRAMY A SLUZBY NADACE PRF

< Prvni klinicka studie léku proti progerii: Nadace PRF financovala a koordinovala prvni klinickou studii
léku proti progerii 0 rozpoctu 2 miliony dolart, ktera probihala v Bostonu za spoluprace s institucemi
Children’s Hospital Boston (CHB), Dana-Farber Cancer Institute a Brigham and Women’s Hospital. Lék
studie se nazyvéa inhibitor farnesyltransferdzy nebo FTI a ukéazal se v modelech v laboratofi a na zvifatech
jako velmi slibny. Do studie bylo zafazeno 28 déti ze 16 zemi ve véku od 3 do 15 let. Ukaze-li se tento 1ék
jako efektivni, bude se jednat o pozoruhodny posun smérem k nalezeni 1é¢by.

Od doby zahajeni prvni studie védci nalezli dva dalsi 1éky, které mohou v kombinaci s testovanym Iékem FTI
poskytnout jesté uc¢inngjsi 1é¢bu déti postizenych progerii nez jediny 1ék. Nadace PRF se pohotové posunula
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smérem k vyzkumu téchto dal$ich moznosti 1é¢by. PRF spolu s instituci CHB zahgjily v srpnu roku 2009
druhou klinickou studii 1écby progerie. “Studie trojitého 1éku” je mnohem rozsahlejsi nez prvni studie a
zahrnuje 45 déti z 24 zemi hovoficich 17 riznymi jazyky.

progerii. Tim se zajiStuje pohotova distribuce novych daji, které mohou détem pomoci.

Bunécna a tkanova banka: Bunécna a tkanova banka nadace PRF poskytuje zdravotnickym védeckym
pracovnikiim geneticky a biologicky material od pacientd a rodin s progerii, aby bylo mozné provadét
vyzkum progerie a dal§ich onemocnéni souvisejicich s vékem a posunout se tak k nalezeni 1é¢by. Nadace
PRF shromazdila uzasny pocet 90 bunécnych linii od postizenych déti z celého svéta (ve véku od 2 mésict do
17 let) a 61 linii do jejich pitimych pfibuznych.

Lékarska a vyzkumna databaze: Databaze je tvofena centralizovanou sbirkou 1ékatskych udajt od pacientt
s progerii z celého svéta. Tyto Gidaje jsou dikladné analyzovany, aby nam pomohly progerii 1épe pochopit a
navrhovat doporuceni pro 1écbu. V roce 2010 byla tato analyza vyuzita pro pfirucku od nadace PRF s
doporucenimi pro progerii, jejimz Gcelem je zlepSeni kvality Zivota.

Diagnostické testovani: Nadace PRF vytvofila diagnosticky testovaci program pro progerii na zakladé
odhaleni genu v roce 2003, ktery napomaha détem, jejich rodinam a zdravotnickym pracovnikiim ur¢it
kone¢nou védeckou diagnozu. Tim lze stanovit diagnozu diive, snizit pocet nespravnych diagndz, zajistit
v¢asnou lékarskou intervenci a pomoci tak k lepsi kvalité zivota déti.

Védecka setkani vénovana progerii: Nadace PRF zorganizovala 6 védeckych konferenci, na kterych se
setkali védecti a klini¢ti pracovnici z celého svéta, vyménovali si své zkuSenosti, nejnovéjsi védecké
informace a upevnili tak svoji spolupraci v boji proti tomuto ni¢ivému onemocnéni.

Vyzkumné granty: Nadace PRF udélila 33 vyzkumnych grantl o celkovém objemu vice nez 2,5 mil. dolarti
s vyuzitim pfezkoumani specializovanymi odborniky z naseho Lékaiského védeckého vyboru sestivajiciho z
dobrovolnikti. Castky az 100 tis. dolart udélované po dobu az do dvou let umoznily rozkvét nového
inovativniho vyzkumu progerie.

Publikace a vyzkum: Vé&deéti pracovnici v klinickém i v zdkladnim vyzkumu maji piistup ke grantim
nadace PRF, k bufikam a tkanim, do databaze a jejich objevy jsou publikovany ve $pi¢kovych védeckych
Casopisech. Primérny celoro¢ni pocet védeckych publikaci v€novanych progerii od roku 2002 prevysil vice
nez dvandactkrat pocet téchto publikaci béhem poslednich 50 let.

Piekladatelsky program nadace PRF: V kontaktu se svétem. Nadace PRF svym vyjimeénym
celosvétovym dosahem odstranuje komunikacni bariéry pro pacienty a jejich rodiny z celého svéta.
Uspéchem této iniciativy je pelozeni programu nadace PRF a jejich zdravotnickych materialti do vice nez 20
ruznych jazykd.

Webové stranky/verejna informovanost: Webové stranky ProgeriaResearch.org umoziuji pristup k
nejnovejSim informacim o vyzkumu progerie, k podpofe a vzdélavani urenému rodindm postizenych a
zdravotnickym pracovnikiim. Informacni zpravodaj nadace PRF odebira vice nez 13 tis. lidi ze 60 zemi.
Uspéch nadace PRF byl uvefejnén ve vysilani CNN, The Dr. Oz Show, Primetime Live, Dateline, The Today
Show a v Casopisech Time a People, The New York Times, The Wall Street Journal (na titulni strané!) a v
desitkach dalsich médii uréenych pro Sirokou vefejnost.

V fijnu roku 2009 byl nadaci PRF a jejim partnerem GlobalHealthPR zahajen celosvétovy informaéni
program Find the Other 150 (Najdéte dalSich 150), jehoZ cilem je vyhledat po celém svété zatim nezjisténé
déti s progerii. Informaéni program umoznil nadaci PRF objevit dal$i rodiny a déti s progerii, které potfebuji
nas$i pomoc.
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KDO JE KDO V NADACI PRF?

Audrey Gordonova, Esq., prezidentka a vykonna reditelka, spoluzakladatelka

Audrey Gordonova, Esq. dohliZi na veskerou administrativni ¢innost nadace Progeria Research Foundation, véetné
¢innosti predstavenstva, ziskavani finan¢nich prostredkt, zadosti o granty, administrativy vyzkumnych projektt a
dobrovolnickych programt.

Leslie B. Gordonova, MD, PhD, lékai‘ska Feditelka, spoluzakladatelka

Dr. Gordonova se podilela na zalozeni nadace Progeria Research Foundation spolu s ptateli a rodinou poté, co byla u
jejiho syna Sama zjidténa diagndza progerie. Dr. Gordonova dohliZi na Diagnosticky testovaci program, Buné&nou a
tkanovou banku, Lékarskou a vyzkumnou databézi a je spolupfedsedkyni klinickych studii 1ékd proti progerii. Je
docentkou pediatrického vyzkumu na 1ékatské fakult¢ Warren Alpert Medical School na Univerzité Brown a v nemocnici
Hasbro Children’s Hospital v Providence ve stat¢ Rhode Island a védeckou pracovnici v Children’s Hospital Boston a na
Iékarské fakulté Harvardské univerzity.

Scott D. Berns, MD, MPH, FAAP, predseda predstavenstva nadace PRF, spoluzakladatel

Dr. Berns, Samuv otec, je spoluzakladatelem nadace Progeria Research Foundation a je ve funkei predsedy jejiho
ptedstavenstva. Je licencovanym pediatrem a profesorem klinické pediatrie na 1ékaiské fakulté Alpert Medical School na
Université Brown. Dale je hlavnim vice-prezidentem programu Chapter Programs v organizaci March of Dimes.

Tina, Brandon, Brittany a Zach Pickardovi, rodina vyslanci nadace PRF

ve stat¢ Kentucky a tvori integralni soucast usili nadace PRF zvySovat vefejnou informovanost, zahrnovat dalsi rodiny do
nasich programu a ziskavat financni prostfedky pro nasi ¢innost. Vazime se ¢asu a usili, které vénuji témto dilezitym
¢innostem.
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