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Ciel’: Objavit’ prifinu, lie¢bu a liek na Hutchinson-Gilford Progéria Syndrém a ochorenia
vyvolané starnutim.

Nadacia PRF V CISLACH: Celkova suma vyzbieranych dolarov
1999 a# 2010: 9 738 084 USD

85-90 % ro¢nych nakladov nadécie PRF sa neustale
Deti testované v ramci diagnostického programu nadécie venuje na jej programy a sluzby.

PRF: 88 Podpora, ktort sme ziskali, umoznila objavit’ gén
Progérie, uskuto¢nit’ klinické skusanie Progérie a
Udelené granty od zaloZenia nadacie PRF: 33 dosiahnut’ nas celkovy vynimoc¢ny pokrok. Vd'aka
pretrvavajlicej pomoci nasich podporovatel'ov vyhrame
Série buniek v Bunkovej a tkanivovej banke nadacie PRF: boj s casom a ndjdeme sposob liecby a liek pre tieto
151 Specialne deti a mozno pomo6zeme aj miliénom l'udi,
ktori trpia na srdcové ochorenia a iné choroby,
spOsobené starnutim.

Znamy pocet deti zijucich s Progériou: 78 v 31 krajinach

Deti zaznamenané v Medicinskej a vyskumnej databaze
nadacie PRF: 97

Co je to Progéria?

Progéria, zndma aj ako Hutchinson-Gilford Progéria Syndrom (HGPS), je zriedkavé, smrtel'né genetické ochorenie, ktoré sa u
deti prejavuje vyzorom pred¢asného zostarnutia. VSetky deti trpiace Progériou zomieraji na rovnaké srdcové ochorenie, ktoré
postihuje aj miliony bezne starnucich dospelych (artériosklerdza), ale namiesto toho, aby toto ochorenie prislo v 60. alebo 70.
roku Zivota, u tychto deti sa mftvica a srdcové infarkty vyskytuji pred dosiahnutim veku 10 rokov. Prekvapivo, intelekt deti
trpiacich Progériou zostava nedotknuty a napriek znepokojujdcim fyzickym zmenam v ich mladom tele st tieto vynimo¢né deti
vel'mi mudre, statocné a plné Zivota.

Co je to PRF?

Nadécia na vyskum Progérie (PRF) bola zaloZena v roku 1999 rodi¢mi dietata trpiaceho Progériou, lekarmi Dr. Leslie
Gordonovou a Scottom Bernsom, ako aj mnohymi oddanymi priatel'mi a rodinami, ktoré si uvedomili potrebu medicinskych
zdrojov pre lekarov, pacientov a rodiny deti s Progériou a potrebu finanénej podpory vyskumu Progérie. Odvtedy nadacia PRF
predstavuje hnaciu silu pri objaveni génu Progérie a vyvija mnoho programov a sluzieb na pomoc pre osoby postihnuté HGPS a
vedcov, ktori vykonavaju vyskum Progérie. Dnes je nadacia PRF jedinou neziskovou organizaciou, ktord sa vyhradne venuje
hladaniu lie€by a lieku na Progériu. Nadacia PRF je uznavana ako model organizacie na podporu vyskumu ochorenia a
primarnym prikladom uispesného transla¢ného vyskumu, ktory presiel od vzniku, cez objav génu az po klinické skusSanie lieCby
len za 10 rokov.

PROGRAMY A SLUZBY NADACIE PRF

< Prvé klinické skisanie liekov proti Progérii na svete: Nadacia PRF finan¢ne podporila a spolu-koordinovala prvé
klinické skuSanie lieku proti Progérii v hodnote 2 miliébnov USD, ktord sa uskuto¢nila v Bostone v spolupraci s
detskou nemocnicou Children’s Hospital Boston (CHB), institatom Dana-Farber Cancer Institute a nemocnicou
Brigham and Women’s Hospital. Skimany liek sa nazyva inhibitor farnezyltransferdzy alebo FTI, liek, ktory vyzeral
vel'mi sl'ubne v laboratornej faze a na zvieracich modeloch. Skusania sa zicastnilo 28 deti zo 16 krajin, vo veku od 3
do 15 rokov. Ak sa liek preukaze ako u€inny, bude to vyznamny krok k najdeniu licku na toto ochorenie.
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Od zaciatku prvého skiisania vyskumnici nasli dva d’alsie lieky, ktoré ak sa pouziju v kombindcii s testovanym liekom
FTI, mbéZu pre deti s Progériou predstavovat’ este G¢innejsiu lie€bu, ako len jediny liek. Nadacia PRF rychlo zahdjila
vyskum tychto d’alsich moznosti lie¢by. Nadacia PRF a nemocnica CHB spustili druhé klinické skSanie Progérie v
auguste 2009. ,,Skusanie troch liekov” je ovela rozsiahlejsie ako prvé, zucastituje sa ho 45 deti z 24 krajin hovoriacich
17 r6znymi jazykmi.

Medzinarodny register Progérie nadacie PRF eviduje centralizované informacie o detoch a rodinach Zijtcich s
Progériou. Zabezpe&uje tak rychle rozsirenie kazdej novej informacie, ktora moze byt pre deti prinosna.

Bunkova a tkanivovad banka: Bunkova a tkanivova banka nadéacie PRF poskytuje medicinskym vyskumnikom
geneticky a biologicky material pacientov s Progériou a ich rodin, aby mohli vykonavat’ vyskum Progérie a d’alsich
ochoreni suvisiacich so starnutim, aby sme sa pribliZili k najdeniu lieku. Nadacia PRF zozbierala chvalyhodnych 90
bunkovych sérii od deti postihnutych touto chorobou po celom svete (vo veku od 2 mesiacov do 17 rokov) a 61 sérii od
ich blizkych pribuznych.

Medicinska a vyskumnd databaza: Databaza je centralizovana zbierka medicinskych informécii od pacientov s
Progériou na celom svete. Udaje st ddsledne analyzované, aby nam pomohli lepsie pochopit’ ochorenie Progéria a
vyvodit’ odportacant lie¢bu. V roku 2010 analyza prispela k publikécii obsiahlej PRF Priru¢ky o Progérii so zdravotnymi
odportc¢aniami zameranymi na optimalizaciu kvality zivota.

Diagnostické testovanie: Nadacia PRF vyvinula program diagnostického testovania Progérie pri prilezitosti objavenia
génu v roku 2003, aby deti, ich rodiny a zdravotni oSetrovatelia mohli ziskat’ kone¢nu vedecku diagnézu. Poméze to k
véasnej diagnostike, menSiemu pocétu nespravne stanovenych diagnéz ak vcasnej lekarskej liecbe za ucelom
zabezpecenia lepsej kvality Zivota pre deti.

Vedecké seminara o Progérii: Nadacia PRF zorganizovala 6 vedeckych konferencii, ktoré spojili vedcov a Klinickych
leké&rov z celého sveta, aby sa podelili 0 svoje vedomosti a prevratné vedecké tidaje, ¢im upevnili spolupracu v boji proti
tomuto znicujucemu ochoreniu.

Vyskumné granty: Nadacia PRF udelila 33 vyskumnych grantov v celkovej hodnote 2,5 milibnov USD
prostrednictvom spravodlivého posudenia nasho dobrovolného Vyboru pre lekarskych vyskum. Ocenenia vo vyske az
do 100 000 USD po dobu dvoch rokov umoznili, aby inovativny novy vyskum Progérie napredoval.

Publikéacie a vyskum: Klinicki aj zakladni vedci vyuzili granty nadacie PRF, bunky, tkaniva a databdzu a ich objavy su
zverejnené v poprednych vedeckych ¢asopisoch. Priemerny ro¢ny pocet vedeckych publikacii o Progérii od roku 2002 je
0 viac ako 12-krat vys$si ako za poslednych 50 rokov.

Prekladatel’sky program nadécie PRF: V spojeni so svetom. Pomocou popredného globélneho dosahu nadacia PRF
znizuje komunikaéné bariéry u pacientov a ich rodin po celom svete. Tato iniciativa UspeSne zabezpecila preklad
programu nadacie PRF a jej materialov o zdravotnej starostlivosti do viac ako 20 r6znych jazykov.

Internetova stranka/informovanost’ verejnosti: ProgeriaResearch.org poskytuje pristup k najnovsim informaciam o
vyskume Progérie, podpore a vzdelavania pre rodiny a opatrovatel'ov. Brozury o novinkach nadacie PRF sa dostand k
viac ako 13 000 osobam v 60 krajinach. Pribeh nadacie PRF bol zverejneny na CNN, The Dr. Oz Show, Primetime Live,
Dateline a The Today Show v ¢asopisoch Time a People, The New York Times, The Wall Street Journal (titulng strana!)
a v tucte d’al§ich rozsirenych médii.

V okt6bri 2009 nadacia PRF a jej partner GlobalHealthPR spustili kampani na podporu celkovej informovanosti s
nazvom Find the Other 150 (Najdi d’alSich 150), aby podporili hl'adanie zatial’ nezndmych deti, ktoré trpia Progériou
na celom svete. Kampati pomohla nadacii PRF objavit’ nové rodiny a deti trpiace Progériou, ktoré potrebujii nagu pomoc.
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KTO JE KTO V NADACII PRF?

Audrey Gordonova, Esq., Prezidentka a konatel’ka, spoluzakladatel’ka

Audrey Gordonové, Esq. dozera na vSetky administrativne zaleZitosti Nadacie na vyskum Progérie, vratane ¢innosti
Predstavenstva, ziskavania financii, predkladanie Ziadosti o granty, administracie projektov lekarskeho vyskumu a
programov dobrovol'nikov.

Leslie B. Gordonova, MD, PhD, Lekarska riaditel’ka, spoluzakladatel’ka

Dr. Gordonova zalozila Nadaciu na vyskum Progérie spolu s priatel'mi a rodinou po tom, ako bol jej syn, Sam,
diagnostikovany na Progériu. Dr. Gordonova dozera na Program diagnostického testovania, Bunkovu a tkanivovu banku,
Medicinsku a vyskumnu databazu a je spolupredsedkynou klinického sktiania licku proti Progérii. Je docentkou
pediatrického vyskumu na lekarskej fakulte Warren Alpert Medical School na univerzite Brown University a v detskej
nemocnici Hasbro Children’s Hospital v mestefc Providence v $tate Rhode Island, ako aj vedkyiiou pracujlcou v detskej
nemocnici Children’s Hospital Boston a na lekarskej fakulte Harvard University Medical School.

Scott D. Berns, MD, MPH, FAAP, Predseda Rady nadacie PRF, spoluzakladatel

Dr. Berns, Samov otec, je spoluzakladatel'om Nadacie na vyskum Progérie a je predsedom Rady. Je pediater
certifikovany Radou a klinicky profesor v oblasti pediatrie na lekarskej fakulte Alpert Medical School na univerzite
Brown University. Zarovei je aj hlavnym prezidentom programov Chapter Programs v ramci charity March of Dimes.

Tina, Brandon, Brittany a Zach Pickard, vel’vyslanecka rodina nadacie PRF

V januéri 2010 bola rodina 3-roéného Zacha Pickarda vymenovana ako vel'vyslanecka rodina nadécie PRF. Zijii v meste
Lexington v $tate Kentucky a su integrovanou stéast'ou tsilia nadacie PRF zlepsit’ informovanost’ verejnosti, zahrnat’
dalSie rodiny do naSich programov a ziskat’ financie na vyskum. Vazime si ¢as a usilie, ktoré investuju do tychto
dolezitych ¢innosti.
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