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A FDA
Ouve os

Pacientes
de LBSL

Em 30 de maio, a Cure LBSL organizou uma Sesséao de Escuta de
Pacientes da FDA. Durante a reuniao privada e on-line, uma pequena
amostra representativa de pacientes e cuidadores que convivem com a
LBSL se reuniu com as principais autoridades da Administracédo de



Alimentos e Medicamentos dos EUA (FDA) e dos Institutos Nacionais
de Saude (NIH).

A reunido faz parte de um esforco continuo dos 6rgéos reguladores dos
EUA para entender melhor as doencas raras do ponto de vista dos
pacientes. A FDA organizou cerca de 30 Sessodes de Escuta de
Pacientes com grupos de doencas raras desde o langamento do
programa em 2019.

Durante a sessao, os pacientes e cuidadores da LBSL explicaram como
€ viver com a doenca, incluindo sintomas, desafios diarios e esperancas
para o futuro. A comunidade global da LBSL também compartilhou
clipes de video e histérias pessoais por meio de uma abordagem
criativa e multimidia.

Embora nao haja terapias medicamentosas disponiveis atualmente para
o tratamento da LBSL, a reunido ajudara a informar o desenvolvimento
futuro de produtos médicos, o projeto de ensaios clinicos, as
preferéncias dos pacientes e o pensamento regulatério.

Um sincero OBRIGADO a todas as familias e individuos que
participaram.

Se vocé quiser participar de futuros esforcos de defesa, entre em
contato com a Diretora de Engajamento de Pacientes, Melody Kisor.
Para obter mais informacdes, cligue aqui.

Obrigado aos Nossos
Incriveis Doadores!

Nos ultimos 12 anos, nossos incriveis doadores ajudaram a arrecadar
mais de US$ 3.5 milhdes para a pesquisa da LBSL.

O que comegou como um esforgco para ajudar a encontrar uma cura
para uma menina, transformou-se em um movimento internacional,


mailto:mkisor@curelbsl.org?subject=Cure%20LBSL
https://www.curelbsl.org/lbsl-voice

unindo familias em todo o mundo e trazendo esperanca a muitas
familias desesperadas.

Atualmente, a Cure LBSL apoia pesquisas em cinco centros de
pesquisa meédica.

Para ler nosso relatério anual mais recente e ver o incrivel progresso
possibilitado por suas doagdes generosas, clique aqui.

Marque Em Seu

Calendario!
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: 3 = LBSL. Durante todo o més,
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Diga a seus médicos: "Temos um codigo
para isso!"

A partir de 1° de outubro de 2023, as doencas causadas por mutacoes
no gene "ARS", incluindo DARS2 (LBSL), terao seu proprio cédigo CID-
10. Esse é um cddigo reconhecido internacionalmente e usado por
medicos e empresas de seguro de saude para faturamento e
rastreamento da utilizacdo de servicos de saude. Ter esse codigo pode
ajudar a garantir a cobertura do pagamento de servigos e produtos de
saude, bem como auxiliar na pesquisa e analise estatistica da LBSL.

Saiba mais aqui.


https://static1.squarespace.com/static/63651b18e5662e1fb6c0da47/t/63c2a81de4486c6eeebf7f8e/1673701408952/2022_AnnualReport_Cure+LBSL.pdf
https://www.facebook.com/CureLBSL/
https://twitter.com/curelbsl
https://www.linkedin.com/company/a-cure-for-ellie
https://curelbsl.org/professionals/#icd
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G11.5

G31.80

Doengca de Pelizaeus-Merzbacher G11.6
Doenga de Canavan G23.3
Sindrome de Aicardi-Goutiéres (AGS)  G31.86
Xantintria Hereditaria G90.A

Outros Disturbios Especificados
do Metabolismo da G93.42
Purina/Primidina

Disturbios das tRNA Sintetases
Mitocondriais G93.43

Leucodistrofia relacionada a
Pol Ill (4H)

G93.44

Leucodistrofia Nao Especificada

Doenca do Desaparecimento da Substancia Branca
(VWM)

Leucodistrofia Relacionada a TUBB4A (H-ABC)
Doencga de Alexander

Autossdmica Dominante de Inicio no Adulto (ADLD)

Leucoencefalopatia Megaloencefalica com Cistos
Subcorticais (MLC)

Leucoencefalopatia, Calcificagbes e Cistos
Cerebrais (LCC)

Leucoencefalopatia de Inicio na Idade Adulta com
Esferoides Axionais e Glia Pigmentada (ALSP)
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' Pesquisa Com
Células
Recebe
Impulso de
Financiamento

O Moser Center for Leukodystrophies (Centro Moser para
Leocodistrofias), do Kennedy Krieger Institute (Instituto Kennedy
Krieger) , anunciou em 26 de maio que recebeu um subsidio de US$
350.000 da Maryland Stem Cell Research Commission (Comissao de
Pesquisa de Células-tronco de Maryland) para financiar um projeto
colaborativo que estudara a LBSL.



O subsidio permitira que os pesquisadores cultivem bolas celulares
tridimensionais que se assemelham a um cérebro humano, chamadas
organoides cerebrais, que terao muitos tipos de células, incluindo
aquelas que produzem mielina, ou a substancia branca do cérebro.

"Essas células também serdo geneticamente modificadas para produzir
um sinal de cor, permitindo uma analise facil de seu desenvolvimento e
interacdo com outras células", disse Christina Nemeth Mertz, PhD,
cientista pesquisadora do Moser Center (Centro Moser) e pesquisadora
principal desse projeto. "Nosso objetivo é estudar esses organdides
para determinar como e porque a substancia branca é afetada em
criancas com LBSL."

O projeto foi langcado em 2016 com uma doacgado de US$ 60.000 da
Cure LBSL. Desde entao, o centro recebeu um total de cerca de US$ 2
milhdes da fundacio e de seus generosos doadores. Leia sobre o
trabalho deles aqui e confira as ultimas descobertas publicadas.
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O Cure LBSL agora esta
oferecendo recursos para
ajudar os alunos da LBSL a
terem sucesso na escola.

Isso inclui informacgdes
basicas para professores;
uma lista de necessidades e
acomodacdes escolares
para administradores e equipes de educacao especial; um exemplo de
e-mail para professores; e uma apresentacao em video feita por um
especialista em educacao especial para ajudar pais e alunos a se
prepararem para as reunioes de programa de educacao especial.


https://static1.squarespace.com/static/63651b18e5662e1fb6c0da47/t/642c53a2dda86028ccce2d60/1680626598262/LBSL+Progress+Report+Mar+2023.pdf
https://static1.squarespace.com/static/63651b18e5662e1fb6c0da47/t/642c53a2dda86028ccce2d60/1680626598262/LBSL+Progress+Report+Mar+2023.pdf
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/37563224/
https://curelbsl.org/portuguese

Também consultamos especialistas para criar protocolos de emergéncia
personalizados para pacientes com LBSL. Esses sdo formularios que
vocé pode imprimir e pedir ao seu médico ou prestador de servigos de
saude para preencher e assinar. Mantenha-os com vocé e compartilhe-
0S com a equipe médica de emergéncia ou com meédicos que nao
estejam familiarizados com vocé e/ou com a LBSL.

O site do Cure LBSL também oferece recursos sobre varios topicos,
incluindo:

* Guias de Cuidados com o Paciente

Rastreadores de Condicionamento Fisico e Aplicativos de Bem-estar
Recursos de Viagem

Apoio

Recursos de Organizacdes Relacionadas

Reqistre-se para receber atualizacdes e novos materiais assim que

estiverem disponiveis.

Especialistas
Discutem a Terapia
ASO Para LBSL

Em 20 de maio, a cofundadora da
Cure LBSL, Beth McGinn, e o
pesquisador e clinico da LBSL, Dr.
Ali Fatemi, do Moser Center for Leukodystrophies (Centro Moser para
Leucodistrofias) do Kennedy Krieger Institute (Instituto Kennedy
Krieger), participaram de uma discussao organizada pela N=1
Collaborative.

McGinn e Fatemi apresentaram o estado atual da pesquisa sobre a
LBSL, e o grupo discutiu o potencial do uso de oligonucleotideos
antisense (ASOs) para abordar as causas genéticas da LBSL.


about:blank
about:blank
about:blank
about:blank
about:blank
https://www.research.net/r/CURELBSL?lang=pt-br
https://www.n1collaborative.org/post/n-of-small-trial-with-lbsl
https://www.n1collaborative.org/
https://www.n1collaborative.org/

Join the Cure LBSL
contact list to stay

up-to-date on all the

latest news!

\
( CLICK HERE:E:\\’“:

7L
Cure Jast

\
\

% como ¢

PROBLEMAS

o DESONO
- r »
m .| ¥% EXAUSTIVO

INTOLERANCIA

LA AOCALOR

medo de nao
acompanhar os
0s amigos

DESEJO DE VIVER
INDEPENDENTE- .

SEM ENERGIA EXTRA
PARA BRINCAR

0 TEMPO
E MIELINA

A Experiéncia do Paciente em Imagens

Conecte-se Conosco! vocs
€ pai, paciente, médico ou professor? Nao
importa qual seja sua ligacdo com a LBSL

- queremos nos conectar com voceé!

Faca parte do registro de contatos da Cure

LBSL hoje mesmo! Vocé pode optar por
receber atualizacdes de pesquisas,
recursos para pacientes, recursos para

meédicos e muito mais.

viver com LBSL

TRABALHANDO
DURO PARA SE

MANTER FORTE E

SAUDAVEL

DIFICULDADES DE
COORDENAGAO
MOTORA FINA

problemas de
mobilidade e
equilibrio

& l PERNAS DE
MACARRAO
TAMENTO
PRECISAMOS DE TRA dor
neuropatica
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ESTAR
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Esta ilustracdo, criada pela Ink Factory e encomendada pela Cure
LBSL, € o produto de mais de uma duzia de entrevistas com pacientes
de todo o mundo. A arte foi compartilhada com os reguladores da FDA
em maio e sera apresentada nas préximas conferéncias da NORD,
Global Genes e CZl Rare As One neste outono. Assista a um video
narrado sobre essa ilustracao.


https://www.research.net/r/CURELBSL?lang=pt-br
https://vimeo.com/curelbsl/comoevivercomlbsl
https://vimeo.com/curelbsl/comoevivercomlbsl

LBSL Representada em
Reunioes Importantes

| A equipe do Cure LBSL representou nossa
& comunidade em cinco conferéncias até agora
neste ano, incluindo a conferéncia anual de

| pacientes da United Leukodystrophy

| Foundation - Fundag&o Unida de
Leucodistrofia (ULF) em Chicago, lllinois
(EUA), de 9 a 15 de junho. A fundacéo
patrocinou uma sessao para pacientes com
LBSL. Veja os videos gravados do evento.

Quatro Centros
Estao Recrutando
Pacientes

Quatro centros médicos
estao agora recrutando
pacientes para estudos de
pesquisa sobre a LBSL que
ajudarao os cientistas a
entender melhor a doenca e

a desenvolver possiveis tratamentos.

Interessado? Entre em contato com os e-mails abaixo:

EUA - Instituto Kennedy Krieger FineA@kennedykrieger.org

Holanda - Centro Médico da Universidade de Amsterda
m.engelen@amsterdamumec.nl

Finlandia - Universidade de Helsinki emil.ylikallio@helsinki.fi

Brasil - Hospital Pequeno Principe josiane.souza@hpp.gov.br or
jositwin@gmail.com



https://curelbsl.org/conferences
mailto:FineA@kennedykrieger.org?subject=LBSL%20Natural%20History%20Study
mailto:m.engelen@amsterdamumc.nl?subject=LBSL%20Natural%20History%20Study
mailto:m.engelen@amsterdamumc.nl?subject=LBSL%20Natural%20History%20Study
mailto:emil.ylikallio@helsinki.fi?subject=LBSL%20Natural%20History%20Study
mailto:josiane.souza@hpp.gov.br?subject=LBSL%20Natural%20History%20Study
mailto:jositwin@gmail.com?subject=LBSL%20Natural%20History%20Study

