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BITTE DENKEN SIE DARAN,
REGELMASSIG IHREN EINTRAG ZU
AKTUALISIEREN!
Auch die genetischen Befunde und arztlichen
Eintragungen sollten zeitnah in lhrem Eintrag

vervollstandigt werden. Bitte sprechen Sie lhren

F K I a I - betreuenden Arzt, den Sie im Patientenregister
ausgewahlt haben, drauf an!
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b Limb Girdle Mnscular Tystrophy 21 Bessarch Fund Neuromuscular Network
Da Patienten mit FKRP-Mutationen sehr selten sind, zahlt jede einzelne Person!!

Das Register ist nur so aussagekraftig wie die Informationen, die es beinhaltet, deshalb
denken Sie bitte daran, lhren Eintrag so aktuell wie mdglich zu halten.

FKRP-assoziierten Muskeldystrophien (LGMD2I,
MDC1C, Muscle Eye Brain-Erkrankung, Walker-
Warburg-Syndrom) noch keine
Behandlungsleitlinien fir diese Erkrankungen,
weshalb wir uns in den folgenden Empfehlungen

Willkommen zur dritten
Ausgabe des FKRP-Register
Newsletters!
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1. Behandlungsempfehlungen fir
FKRP-assoziierte
Muskeldystrophien

Patienten mit neuromuskuldren Erkrankungen
bendtigen eine multidisziplinare Behandlung,
welche allen Patienten unabhéngig von z.B. dem
Wohnort zugéanglich sein sollte. Derzeit gibt es
aufgrund der unzureichenden Kenntnisse Uber die
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an den Empfehlungen fir die Muskeldystrophie
Duchenne orientiert (abrufbar unter:
http://www.treat-nmd.eu/care/dmd/family-

guide/translations/) und  Expertenmeinungen
zusammengetragen haben. Diese Informationen
sind leider nicht spezifisch auf Ihre Erkrankung
zusammengestellt und sollen lhnen lediglich als
Unterstitzung und Informationsquelle dienen.
Bitte sprechen Sie mit lhrem behandelnden Arzt,
wenn Sie Fragen zu diesen Empfehlungen haben.

Um Behandlungsleitlinien definieren zu kénnen,
muissen sie auf wissenschaftlichen
Erkenntnissen basieren und/oder im Rahmen

von Kollaborationen  von internationalen
Experten unterschiedlicher Facher bewertet
werden. Auf diesem Weg ist das FKRP-

Patientenregister ein erster wichtiger Schritt, um
einheitliche Daten zu gewinnen, auf deren Basis
zukinftig krankheitsspezifische
Behandlungsleitlinien far FKRP-Patienten
definiert werden kdnnen.



http://www.treat-nmd.eu/care/dmd/family-guide/translations/
http://www.treat-nmd.eu/care/dmd/family-guide/translations/
http://www.fkrp-registry.org/
http://www.lgmd2ifund.org
http://www.treat-nmd.eu
http://curecmd.org
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Schwer  betroffene  Patienten  mit  einer
Gliedergirtel-Muskeldystrophie Typ 21 (LGMD2I)
haben eine Krankheitsauspragung, die ahnlich der
Muskeldystrophie Duchenne (DMD) ist. Deshalb
kénnen mache Aspekte dieser
Behandlungsempfehlungen auch fur Patienten mit
LGMD2I angewendet werden.

Der “Genotyp” bezeichnet die Zusammensetzung
der genetischen Information, die ein Mensch tragt
(bei einer Erkrankung entsprechend ist es die
Mutation); der “Phanotyp” dagegen ist die
Auspragung von korperlichen und psychischen
Merkmalen die festgelegt wird aus der der
genetischen Information und verschiedenen
Umwelteinflissen (bei einer Muskelerkrankung
z.B. die Verteilung der Muskelschwache)

The Behandlungsleitlinien fir DMD basieren auf
wissenschaftlichen Veroéffentlichungen in  der
Fachzeitschrift “Lancet Neurology”, aus diesen
wurde eine allgemeinverstandliche
Patientenbroschire zusammengestellt und in viele
Sprachen ubersetzt. Den Link zu der Broschire
finden Sie oben. Hier der Link zu der
wissenschaftlichen Veroffentlichung, die auf
Englisch geschrieben ist:

Spezifische Leitlinien wurden ebenfalls fir die
Behandlung von Kongenitalen Muskeldystrophien
(CMD), einschlie3lich der Kongenitalen
Muskeldystrophie Typ 1C (MDC1C), entwickelt.

+ Die wissenschaftliche
Veroffentlichung hierzu
finden Sie hier:

< Patientenbroschiire zu
den
Behandlungsleitlinien fiir
CMD:

The Management of

Congenital Muscular Dystrophy (CMD)
A guide for families

Das FKRP-Register beinhaltet Kklinische und
genetische Informationen von Patienten, und
bittet,  diese  Informationen  jahrlich  zu
aktualisieren. Nur so konnen wir den Verlauf der
Erkrankung verstehen und spéater
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krankheitsspezifische Behandlungsleitlinien fir die
FKRP-assoziierten Muskeldystrophien aufstellen.

In diesen Behandlungsleitlinien fiur DMD und CMD
sind auch Aspekte genannt, die fur die FKRP-
assoziierten Muskeldystrophien wichtig  sind.
Einige mdchten wir IThnen im Folgenden nennen.

1.1 Regelmalige Herz- und
Lungenchecks

Die Herz- und Lungenfunktion sollten regelmafig
kontrolliert werden, auch wenn die letzten
Untersuchungsergebnisse unauffallig waren. So
kann man auch kleine Veranderungen frihzeitig
erkennen und behandeln, bevor es zu
Symptomen kommt. Wenn bei Ihnen nie eine
Herz- und Lungenuntersuchung durchgeftihrt
wurde, sollten Sie lhren Arzt darauf ansprechen.

Hier finden Sie eine Beschreibung der
empfohlenen Herz- und Lungenuntersuchungen.

Herzuntersuchungen

Empfehlungen fir LGMD2I:

Herzuntersuchungen werden in diesen Intervallen
empfohlen: bei Diagnose der Muskeldystrophie,
alle 2 Jahre bis zu einem Alter von 10 Jahren,
anschlief3end jahrlich.

LGMD2I kann zu einer VergroRerung der
Herzkammern und des Herzens fiihren, was in
einem Herzultraschall (Echokardiogramm) mittels
einer veranderten Herz-Auswurfleistung
festgestellt werden kann. So eine
HerzvergroRerung, die zu einer Herzschwéche
fihren kann, kann medikamentds behandelt
werden. Nicht jeder Patient mit einer LGMD2I
entwickelt eine HerzvergréRerung, es kann aber
auch eine Schwéache des Herzens vor einer
Muskelschwéche auftreten.

Patienten mit Herzproblemen koénnen mit
unterschiedlichen Medikamenten behandelt
werden, beispielsweise mit ACE-Hemmern oder
Beta-Blockern.

< Patientenbroschiire zu den
Behandlungsleitlinien fir DMD



http://www.treat-nmd.eu/cmd/care/care-standards/
http://www.treat-nmd.eu/cmd/care/care-standards/
http://www.treat-nmd.eu/cmd/care/care-standards/
http://www.treat-nmd.eu/cmd/care/family-guide/
http://www.treat-nmd.eu/cmd/care/family-guide/
http://www.treat-nmd.eu/cmd/care/family-guide/
http://www.treat-nmd.eu/cmd/care/family-guide/
http://www.treat-nmd.eu/dmd/care/family-guide/translations/
http://www.treat-nmd.eu/dmd/care/family-guide/translations/
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Empfehlungen fir kongenitale FKRP-assoziierte
Muskeldystrophien (MDC1C, MEB, WWS):

Die Herzfunktion sollte bei Diagnosestellung der
Muskeldystrophie und anschlieRend jahrlich
kontrolliert werden. Es besteht ein erhdhtes Risiko
der Entwicklung einer Kardiomyopathie
(Herzmuskelerkrankung), die mit einer
VergroRerung des Herzens und einer Steifigkeit
der Herzwénde einhergeht.

Kinder mit Anzeichen fur eine Kardiomyopathie
konnen mit Medikamenten wie ACE-Hemmern
und Beta-Blockern behandelt werden. Die
Behandlung einer schweren Kardiomyopathie bei
Kindern mit FKRP-assoziierten Muskeldystrophien
unterscheidet sich nicht von der kardiologischen
kinderarztlichen Behandlung von Kindern ohne
eine Muskelerkrankung.

+ Patientenbroschiire zu den
Behandlungsleitlinien fir CMD

Untersuchungsverfahren: Das Herz kann mittels
Ultraschall (einem Echokardiogramm) untersucht
werden. Dies dauert ca. 30-45 Minuten. Ein klares
Gel wird auf der
linken Halfte des
Brustkorbes verteilt,
um dem Sensor
einen besseren
Kontakt zur Haut zu
ermdglichen. Der
Ultraschallsensor

wird Uber die Haut
bewegt. Bilder des pmmrwt o
Herzens werden so Abbildung 1. Echokardiografie

. (Herzultraschall) (Quelle. Mayo
an €INeM  Foundation for Medical Educations

Bildschirm and Research)
dargestellt.

Mit einem Echokardiogramm koénnen
Herzbewegungen und die Pumpfunktion des
Herzens untersucht werden. Die Ejektionsfraktion
(Herz-Auswurfleistung) gibt an, wie viel Blut das
Herz bei einem Schlag in den Kreislauf pumpt.
Dieser Wert sollte bei jeder Untersuchung
bestimmt werden. Auch wenn die
Untersuchungsergebnisse  normal  ausfallen,
sollten jahrliche Kontrollen stattfinden.
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Lungenuntersuchungen

Atemprobleme sind haufig bei Patienten mit
Muskeldystrophien. Deshalb sollte die
Lungenfunktion parallel  zur  Herzfunktion
regelmafig untersucht werden und eine mdgliche
Atemeinschrankung rechtzeitig behandelt werden.

Empfehlungen fur LGMD2I:

Solange ein Patient selbstéandig gehen kann, sind
in der Regel nur grundlegende Untersuchungen
der Lungenfunktion notig wie die jahrliche
Bestimmung der ,Forcierten Vitalkapazitat® (FVC,
siehe unten). Bei rollstuhlpflichtigen Patienten
gewinnt die Lungenuntersuchung an Bedeutung.
Die Frequenz der Untersuchungen hangt von den
jeweiligen Vorergebnissen ab, die FVC sollte aber
mindestens alle 6 Monate bei nicht-gehfahigen
Patienten kontrolliert werden, bei gehfahigen
Patienten jahrlich.

Es wird empfohlen, dass die Messung der FVC
(mit Angabe in %) im Sitzen jahrlich durchgefihrt
wird. Wenn die FVC erniedrigt ist (<80%), sollte
eine zusatzliche Messung im Liegen erfolgen, um
eine mogliche Zwerchfellschwéche festzustellen.

«» Patientenbroschiire zu den
Behandlungsleitlinien fir DMD

Empfehlungen fiir kongenitale FKRP-assoziierte
Muskeldystrophien (MDC1C, MEB, WWS):

Abhangig von der Schwere der Muskelschwéche,
wie z.B. beim Walker-Warburg-Syndrom, kann
eine Atemunterstiitzung mit einem
Beatmungsgerat von Geburt an noétig sein.
Deshalb ist es von hoher Bedeutung, dass
Neugeborene und Kinder mit FKRP-assoziierten
Muskeldystrophien rechtzeitig untersucht werden,
bevor Symptome auftreten. Es gibt verschiedene
Untersuchungsverfahren, um  sicherzustellen,
dass die Atemfunktion bei Kindern ausreichend
gut ist.

Bei Kindern unter 5 Jahren kann die FVC nicht
bestimmt werden, aber andere Tests wie eine
Pulsoxymetrie (Messung der Sauerstoffséattigung
im Blut) sollten durchgefihrt werden, um die
Atemfunktion Zu kontrollieren. Diese
Untersuchung sollte ebenfalls jahrlich stattfinden.



http://www.treat-nmd.eu/care/cmd/family-guide/
http://www.treat-nmd.eu/care/cmd/family-guide/
http://www.treat-nmd.eu/dmd/care/family-guide/translations/
http://www.treat-nmd.eu/dmd/care/family-guide/translations/
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< Patientenbroschiire zu den
Behandlungsleitlinien fur CMD

Untersuchungsverfahren:

Die  Forcierte
Vitalkapazitat
(FVC) misst die
Menge an
Atemluft, die in
einem Atemzug
maximal
ausgeatmet
werden  kann. | eu— e O
Hieraus kann Abbildung 2. Messung der Forcierten
die Vitalkapazitét (FVC) (Quelle. Mayo
Foundation for Medical Education and

Lungenfunktion  Research)

abgeleitet

werden. Die Messung erfolgt mit einem
sogenannten Spirometer.

Zunachst muss der Patient so tief wie moglich
einatmen, anschlieBend die Lippen um ein
Mundstick schlie@en und dann so kraftig und
vollstandig ausatmen wie moglich. Die Ausatmung
kann mehrere Sekunden dauern. Es werden
mehrere Wiederholungen durchgefiihrt und der
Mittelwert daraus gebildet. Es kann zusatzlich ein
Nasenklip verwendet werden, um das Ausatmen
durch die Nase zu verhindern.

Ausfuhrlicher kann die Atemfunktion in jahrlichen
Lungenfunktionspriifungen  erfolgen. Hierbei
werden unterschiedliche Atemmandver zusatzlich

zur  FVC untersucht. Auch wenn die
Untersuchungsergebnisse  normal  ausfallen,
sollten jahrliche Kontrollen stattfinden.

Atemprobleme, wenn sie auftreten, haben einen
fortschreitenden Verlauf und muissen sorgsam
Uberprift werden. Nicht alle Patienten mit einer
FKRP-assoziierten Muskeldystrophie entwickeln
Atemprobleme. Diese treten haufiger auf, wenn
die Muskelschwache zur Einschrankung der
selbstéandigen Gehféhigkeit fuhrt. Wenn die FVC
erniedrigt ist (typischerweise <60%) wird eine
Schlaflaboruntersuchung empfohlen, um zu
untersuchen, ob eine Atemunterstitzung wéhrend
des Schlafes notig ist. Somit ist die FVC nur ein
Hilfsmittel, um eine maogliche Einschrankung der
Atmung festzustellen, die dann in weiteren Tests,
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wie einer Schlaflaboruntersuchung, ausfuhrlicher
untersucht werden muss. Atemprobleme kdnnen
durch eine Atemunterstitzung mittels
Beatmungsgeraten behandelt werden.

« Leitlinie zur Lungengesundheit bei
neuromuskularen Erkrankungen der
kanadischen Gesellschaft fir
Muskeldystrophien

1.2 Die Gesunderhaltung lhrer
Knochen

Dieses Thema ist sowohl fiir gehfahige als auch
nicht-gehfahige Patienten wichtig. Bei einer
reduzierten Knochendichte ist die Gefahr von
Knochenbrichen erhéht. Die Risikofaktoren fur
eine  Reduktion der Knochendichte sind:
reduzierte  Mobilitat,  Muskelschwache und
Einnahme von Kortikosteroiden (Kortison).

Der Bruch eines Beines z.B. birgt die Gefahr des
Verlustes der Gehfahigkeit. Deshalb sollten
operative Therapieverfahren diskutiert werden, um
den Patienten eine schnellstmdégliche Mobilisation
zu ermdglichen. Bei gehfahigen Patienten wird
deshalb on der Regel eine operative interne
Fixierung zur schnellstméglichen Stabilisierung
des Bruches empfohlen, um nach der Operation
baldmoglich mit dem Gehtraining beginnen und
die Gehfahigkeit erhalten zu kdnnen. Die beste
Einschatzung hierzu kann aber der Chirurg
treffen, der entscheiden muss, welche
Behandlungsmdglichkeiten im individuellen Fall
mdoglich sind. Gut ist sicherlich eine vorherige
Absprache des Chirurgen mit dem behandelnden
Neurologen oder neuromuskularen Spezialisten.

Die Einnahme von Kortison erhoht das Risiko
einer reduzierten Knochendichte. Die
Knochendichte kann mittels Bluttests,
Knochenscans und Rontgenbildern untersucht
werden. Allerdings sind in diesem Bereich noch
weitere wissenschaftliche Untersuchungen notig,
um Patienten das beste Vorgehen empfehlen zu
kénnen.

R/

«» Patientenbroschiire zu den
Behandlungsleitlinien fir DMD



http://www.treat-nmd.eu/care/cmd/family-guide/
http://www.treat-nmd.eu/care/cmd/family-guide/
http://muscle.ca/wp-content/uploads/2012/11/RC13guide-E.pdf
http://muscle.ca/wp-content/uploads/2012/11/RC13guide-E.pdf
http://muscle.ca/wp-content/uploads/2012/11/RC13guide-E.pdf
http://muscle.ca/wp-content/uploads/2012/11/RC13guide-E.pdf
http://www.treat-nmd.eu/dmd/care/family-guide/translations/
http://www.treat-nmd.eu/dmd/care/family-guide/translations/
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1.3 Grippeimpfung

Grippeerkrankungen (Influenza) sind ansteckende
Erkrankungen und vor allem bei Patienten mit
neuromuskularen Erkrankungen ernst zu nehmen.
Das Risiko von Komplikationen ist bei Patienten
mit neuromuskularen Erkrankungen, wie LGMD2lI,
hoher, wenn sie sich mit dem Grippevirus
anstecken.

< Empfehlungen des Robert Koch Instituts
in Berlin zur Influenza

« Informationen der
Weltgesundheitsorganisation (WHQO)

Im Allgemeinen wird empfohlen, dass alle
Patienten mit einer Muskeldystrophie eine
Grippeimpfung erhalten, da bei ihnen haufiger
Komplikationen im Falle einer Ansteckung
auftreten konnen. Es ist wichtig fur Patienten, tber
Neuigkeiten immer informiert zu bleiben, um sich
und Familienangehorige vor einer Ansteckung
schitzen zu kdnnen.

Aktuelle Leitlinien empfehlen, dass Kinder und
Erwachsene mit FKRP-assoziierten
Muskeldystrophien jahrlich eine Grippeimpfung
erhalten.

Sie sollten aber immer Ricksprache mit Ihrem
behandelnden Arzt halten, bevor Sie Impfungen
durchftihren lassen, insbesondere wenn Sie das
Immunsystem abschwédchende Medikamente wie
Kortison (z.B. Prednison, Prednisolon,
Deflazacort) einnehmen.

2. Aktuelle Statistiken des FKRP-
Registers

Die aktuelle Zahl der registrierten Patienten
betragt 278*. Davon sind 47% der Patienten
Méanner und 53% Frauen.

Die haufigste Diagnose der registrierten Patienten
ist LGMD2I (92% aller Patienten, Manner : Frauen
= 40:60). Bei den ubrigen Patienten wurde
MDC1C (5% aller Patienten, Manner : Frauen =
80:20) oder eine andere FKRP-assoziierte

Muskeldystrophie (3% aller Patienten, Mé&nner :
Frauen = 50:50) diagnostiziert (Abbildung 1 & 2).

Andere FKRP-assoziierte
Erkrankkungen
3%

mMDC1C
5%

Abbildung 1. Kuchendiagramm der von Patienten angegebenen

Diagnosen

wFrauen
wManner

LGMD21 Mpcic

Anders FKRP-assoziierts
Erkrankkungen
Diagnose

Abbildung 2. Verhéltnis Manner zu Frauen fur die genannten
Diagnosen

Die meisten registrierten Patienten sind zwischen
40-49 Jahren alt, die jlungsten Patienten sind
zwischen 0-9 Jahren, die altesten zwischen 70-79
Jahren (Abbildung 3).

uMinner wFrauen
70-79
60-69
50-59
40-49
Alter

30-39
20-29
1019

08

40 30 20 10 (] 10 20 30 40

‘Anzahl der Patienten

Abbildung 3. Altersverteilung registrierter Patienten nach
Geschlecht
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http://www.rki.de/DE/Content/InfAZ/I/Influenza/
http://www.rki.de/DE/Content/InfAZ/I/Influenza/
http://www.who.int/topics/influenza/en/
http://www.who.int/topics/influenza/en/

Newsletter des globalen FKRP-Registers

Derzeit werden 27 Nationen im Patientenregister
reprasentiert (Abbildung 4). Die meisten
Patienten kommen aus Deutschland (34%), den
USA (26%) und GroRRbritannien (14%). Fur die
rege und aktive Teilnahme mdéchten wir uns
insbesondere bei den deutschen Patienten
bedanken!

Osterreich Kanada
1% 2% wArgentinien

uOsterreich

whustralien

uBelgien

wKanada

uChina

uTschechische Republik

wDeutschland

uDinemark

@ Spanien

wFinnland

wFrankreich

wlrland

windien

wlran

wltalien

uLuxemburg

uMexiko

wNiederlande

uNorwegen

uNeuseeland

wuSchweden

wSyrien

Schweden b s “Ukraine
2% g ® wuVereinigte Arabische Emirate

wGrofbritannien

LUSA

Abbildung 4. Anteil registrierter Patienten unterschiedlicher
Nationalitéaten

Die Zahl der Patienteneintragungen seit dem Start
des Registers im April 2011 ist Uber den Zeitraum
von drei Jahren stabil geblieben: 112 Patienten in
2011, 82 Patienten in 2012 und 84 Patienten in
2013 (Abbildung 5).

120
100

80

Zahl der ¢y
40

20

[
2011 2012 2013
Jahr

Abbildung 5. Anzahl der jahrlichen Neuregistrierungen

*Es liegt derzeit noch nicht von allen Patienten eine
genetische Bestatigung der angegebenen Diagnose
vor.

3. LGMD2I-Patienten-Netzwerk

Das “LGMDZ2I-Patienten-Netzwerk” ist  ein
geplantes Onlineportal, in dem Patienten
Informationen zu lhrer Erkrankung in einer
Gemeinschaft austauschen und diskutieren
konnen. Dies kann anonym erfolgen oder indem
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ein Patient sein eigenes Profil mit anderen teilt.
Die LGMD2I ist eine sehr variabel verlaufende
Erkrankung mit unterschiedlichen Verlaufen und
Schweregraden je nach zugrunde liegender
Mutation. Durch den Austausch auf so einer
Plattform konnen bessere Erkenntnisse zum
Verlauf der Erkrankung gewonnen werden und
mdogliche beeinflussende Umweltfaktoren erkannt
werden.

Wir hoffen zukuinftig, dieses Portal mit dem FKRP-
Patientenregister assoziieren zu konnen, um
Ruckschlisse auf die zugrunde liegenden
genetischen Mutationen erhalten zu kénnen.

Ein Antrag auf eine Forschungsférderung fir
dieses Portal wurde eingereicht bei dem “Patient-
Centered Outcomes Research Institute (PCORI)”
in den USA und eine Antwort wird Anfang 2014
erwartet. Dieser Antrag wurde in einer
Kooperation des LGMD2| Research Fund, der
Firma “Curious” (einer Organisation zum Aufbau
solcher Onlineplattformen), der Samantha J.
Brazzo Stiftung, der Stiftung Cure CMD und dem
LGMD2I-Patienten-Netzwerk Lenkungsausschuss
erstellt. Als Mitglied des LGMD?2I-Patienten-
Netzwerk Lenkungsausschusses war Lacey
Woods beteiligt, die selbst von einer LGMD?2I
betroffen und im Lenkungsausschuss des
globalen FKRP-Patientenregisters vertreten ist.

Bei Interesse an weiteren Informationen zum
LGMD2I-Patienten-Netzwerk oder dem Interesse
an der Teilnahme an einer Pilotstudie wenden Sie
sich bitte an: Dr. Claudia Mitchell,
claudiam@Ilgmd?2ifund.org.

4.  pro2i Steroidstudie — Stand der
Dinge

Im letzten Newsletter (Nr. 2, Mai 2013) haben wir

Uber die pro2i Steroidstudie berichtet, in der

untersucht werden soll, ob die Einnahme von

Prednison zu einer Verbesserung der Muskelkraft
bei Patienten mit LGMD2I fuhrt.

Das Protokoll fur diese Studie wurde fertiggestellt,
nun wird nach Fordermoglichkeiten fir diese
aufwendige und teure Studie gesucht. Falls es
Neues gibt, werden Sie Uber das Patientenregister
informiert!



mailto:claudiam@lgmd2ifund.org
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5. Neues aus der Forschung
Entwicklung von Maus-Modellen fiur FKRP

Die im letzten Newsletter berichtete Arbeit zur
Charakterisierung von Maus-Modellen fir FKRP
wurde in der wissenschaftlichen Fachzeitschrift
“Human Molecular Genetics” veroffentlicht. Teile
dieser Arbeit wurden von Cure CMD gefordert.

Die beschriebenen Tiermodelle sollen dazu
genutzt werden, um weitere Mechanismen der
Erkrankungsentstehung und Einflussfaktoren der
Variabilitat des Erkrankungsverlaufs zZu
bestimmen und neue potentielle
Therapiemdglichkeiten zu untersuchen.

6. Veranstaltungen

e Rare Disease Day (Tag der seltenen
Erkrankungen)

Weitere Informationen finden Sie hier:
http://www.rarediseaseday.org/
Weltweit, 28. Februar 2014

e Klinische Konferenz der Gesellschaft fir
Muskeldystrophien (Muscular Dystrophy
Association (MDA))

Diese Organisation hat zum Ziel, neue
wissenschaftliche Erkenntnisse auf dem Gebiet
der neuromuskuldren  Erkrankungen zu
verbreiten und eine gute medizinische
Versorgung der Patienten zu fordern. Dazu
wird ein jahrlicher Kongress mit wechselnd
klinischem und wissenschaftlichem
Schwerpunkt veranstaltet.

16.-19. Mérz 2014

Chicago, lllinois, USA

e Kongress der World Muscle Society
(internationale Fachgesellschaft fur
neuromuskulare Erkrankungen)

Die Hauptthemen des diesjahrigen
Symposiums, das zum ersten Mal in
Deutschland stattfindet, sind: Gliedergtrtel-
Muskeldystrophien, Proteinaggregation,
Autophagie und Proteomics, und Neues in der
Therapie neuromuskulérer Erkrankungen.
7.-11. Oktober 2014

Berlin

Bitte wenden Sie sich an uns, wenn Sie
Fragen haben sollten. Bitte wahlen Sie den
entsprechenden Kontakt aus
untenstehender Liste:

Australia - australia@fkrp-registry.org
Belgium - belgium@fkrp-registry.org

Brasil - brasil@fkrp-registry.org

Canada - canada@fkrp-registry.org

Catalan - catalan@fkrp-reqgistry.org

Croatia - croatia@fkrp-registry.org

Czech Republic - czechrepublic@fkrp-registry.org
Denmark - denmark@fkrp-registry.org
France - france@fkrp-reqistry.org

Germany - germany@fkrp-reqgistry.org
Hungary - hungary @fkrp-reqistry.org

Italy - italy @fkrp-reqgistry.org

Japan - [apan@fkrp-reqistry.org
Netherlands - netherlands @fkrp-registry.org
Norway - norway @fkrp-registry.org

New Zealand - nz@fkrp-reqgistry.org

Spain - spain@fkrp-reqistry.org

Switzerland - switzerland @fkrp-registry.org
Taiwan — taiwan @fkrp-registry.org

Ukraine — ukraine@fkrp-registry.org

United Kingdom — uk@fkrp-registry.org
USA - usa@fkrp-reqistry.org

Sie konnen die Koordinatoren des globalen
FKRP-Register unter folgender E-Mail-Adresse
erreichen:

coordinator@fkrp-registry.org

Gerne kdnnen Sie uns mitteilen, wenn Sie Uber
bestimmte Themen im ndchsten Newsletter
informiert werden mdchten.
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