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Jak powiedziec...

Postepujace kostniejace zapalenie miesni (znane réwniez fi-bro-dys-pla-sja ossi-fi-kans progre-siwa

jako FOP) jest bardzo rzadka choroba genetyczna.

W przebiegu FOP kos¢ tworzy sie w miejscach, w ktérych normalnie by nie powstata: s to miesnie, Sciegna i wiezadfa. Z czasem
FOP doprowadza do utraty mobilnosci. Obecnie istnieje bardzo niewiele informacji na temat zwigzku miedzy wptywem
fizycznym, wptywem na jakosc zycia oraz wptywem ekonomicznym choroby w przypadku oséb z FOP i ich rodzin.

O czym jest ten artykul?

Co zrobiono?

Aby wypetnic te luke, przeprowadzono pierwsze miedzynarodowe badanie dotyczace obcigzenia FOP, ktdre trwato od 18
stycznia do 30 kwietnia 2021 r. W ankiecie internetowej wziety udziat osoby chore na FOP, okreslane mianem populacji
spacjentéw’, a takze cztonkowie ich rodzin. Badanie prowadzono w 15 krajach i w 11 jezykach. Badacze zastosowali wiele
ocen w celu pomiaru mobilnosci pacjentéw oraz ich zdolnosci do wykonywania codziennych czynnosci, jakosci zycia w
przypadku pacjentéw i cztonkéw ich rodzin, wykorzystywania narzedzi adaptacyjnych (powszechnie okreslanych mianem
srodkéw adaptacyjnych) przez pacjentéw, jak réwniez wptywu FOP na zatrudnienie pacjentéw i cztonkdéw ich rodzin.

Jakie uzyskano wyniki?

Na zaproszenie do udziatu w badaniu uzyskano facznie 463 odpowiedzi (219 pacjentéw i 244 cztonkéw rodzin). Wyniki wskazuja,
ze starsi pacjenci wykazuja wieksze ograniczenie mobilnosci niz mtodsi, a to moze wywiera¢ negatywny wptyw na ich jakos¢
zycia. Ponadto w miare jak poruszanie sie i zdoInos¢ do wykonywania codziennych czynnosci sprawiaja coraz wiecej trudnosci,
pacjenci maja sktonnos¢ do polegania na wiekszej liczbie srodkéw adaptacyjnych. FOP wywiera tez negatywny wptyw na
decyzje dotyczace zatrudnienia. W rezultacie FOP moze miec istotny wptyw na finanse: najsilniejszy w przypadku starszych
pacjentéw i ich rodzin. Poza tym obciazenia finansowe moga dotyczyc takze systemow opieki zdrowotnej.

Co oznaczaja uzyskane wyniki?

Wyniki tego badania dostarczajg cennych informacji, ktére mozna Apy skorzystz:'\c’. ze stowniczka t.erminé.w
wykorzysta¢ do poprawy jakosci opieki, a takze do poszerzenia uzyvyf:\pychwnln!e!szym poglsymowamu,nalezy
dostepnych zasobéw i wsparcia dla 0s6b z FOP i cztonkéw ich rodzin. przej$¢ do ostatniej strony niniejszego artykutu

Kto jest adresatem tego artykutu?

Niniejszy artykut ma na celu pomdc pacjentom z FOP, cztonkom ich rodzin oraz opiekunom, a takze wszystkim osobom i
grupom pomagajacym osobom z FOP w zrozumieniu wynikéw badania dotyczacego obcigzenia FOP. Personel medyczny,
a w szczegolnosci osoby sprawujace opieke nad pacjentami z FOP w swojej praktyce klinicznej, takze moze uznac to
podsumowanie za wartosciowe. Organizacje zrzeszajace pacjentéw i decydenci moga

siega¢ po te informacje w celu zwrécenia uwagi spoteczenstwa na wptyw FOP oraz Futu re..
zapewnienia adekwatnej pomocy osobom z FOP i ich rodzinom. Med |C|ne f Sg
part o
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Gdzie moge znalez¢ oryginalny artykut, na ktérym oparto niniejsze podsumowanie?

Oryginalny artykut opublikowany w czasopismie Expert Review of Pharmacoeconomics & Outcomes Research mozna
przeczyta¢ bezptatnie na stronie internetowej: https://www.tandfonline.com/doi/full/10.1080/14737167.2022.2115360.

Co to jest FOP?

FOP to bardzo rzadka choroba genetyczna, ktorej

czestoé¢ wystepowania okresla sie na 1:1.000.000 FOP jest dziedziczng choroba genetyczng, co
0s6b. W przebiegu FOP kosc¢ tworzy sie w miekkiej oznacza, ze osoba z FOP choruje na te chorobe
tkance facznej w calym ciele w miejscach, gdzie od urodzenia. W 97% przypadkéw FOP wywotuje
normalnie by nie powstata: w miesniach, sciegnach identyczna zmiana w
i wigzadtach. genie zwanym ACVRI.

Klatka Gen to fragment DNA,

ktory zawiera instrukcje
dotyczace sposobu

wytwarzania okreslonej
substancji biologicznej,

piersiowa

/_‘ np. biatka. Gen ACVR1
kontroluje wzrost i rozwoj
Szkielet kodci.
Tkanka
taczna
Zzapewnia wsparcie Wzrost nowej kosci
dla organizmu i jego
narzadow, a takze U 0s6b z FOP
pomaga utrzymac dochodzi
ksztatt ciata. niekiedy do
zaostrzen,
Postawanie dodatkowej kosci w obszarach ciata, ktére moga k—\
gdzie normalnie nie wystepuje, moze prowadzi¢ do powodowac Zaostrzenie
powaznego ograniczenia ruchomosci. Chorzy na obrzeki, bol,
FOP moga doswiadczy¢ probleméw zwiagzanych z ograniczenie
ruchem stawéw, w tym kolan, bioder, nadgarstkéw, ruchomosci,
kostek, szyi, ramion, tokci sztywnos¢, i/lub

i/lub szczeki. Moze to sprawic, , / podwyzszenie

ze wykonywanie codziennych cieptoty w

czynnosci  bedzie  bardzo @O tkankach A
utrudnione. 6 “ miekkich.

Chorych na FOP dotyczy tez Zaostrzenia moga wystepowac niespodziewanie

podwyzszone ryzyko ztaman lub by¢ powodowane zmeczeniem migsni, drobnymi
kosci, urazéw gtowy, problemoéw 0 urazami, upadkami, zastrzykami lub wirusem, takim

z trawieniem, utraty stuchu, jak na przyktad wirus grypy. Niektére zaostrzenia moga
wystepowania bolu oraz istotnej prowadzi¢ do wzrostu nowej kosci, przy czym ten efekt
utraty masy ciata. jest trwaty. Jednak wzrost nowej kosci moze wystapic

rowniez bez objawoéw zaostrzenia.

Informacje na tej stronie pochodza z zasoboéw, ktére zamieszczono na stronie International FOP Association (IFOPA): www.ifopa.org.

10.2217/frd-2022-0013 Future Rare Dis. (publikacja w formacie Epub poprzedzajgca wydruk) future science group


https://www.tandfonline.com/doi/full/10.1080/14737167.2022.2115360
https://www.ifopa.org/

Wptyw FOP na pacjentéw i cztonkéw ich rodzin -~ Streszczenie Publikacji W Jezyku Potocznym

Jak FOP wptywa na ludzi w réznym wieku?

Zazwyczaj osoby

Osoby z FOP czesto musza Osoby z FOP zwykle dozywaja
starsze z FOP . o bn S L
. : . korzysta¢ z wézka inwalidzkiego okoto 56 lat. Jednak jezeli
korzystaja z wiekszej S Lo . L.
; , A po osiagnieciu 30 roku zycia chodzi o szacowang dtugos¢
liczby srodkow L . ) )
. . I zycia, pomiedzy pacjentami
adaptacyjnych niz | istniejg duze réznice
mtodsi z FOP : 12
|
2 13 |
Srodki Srodki |
adaptacyjne adaptacyjne I
|
|

|
|
|
! L
°
Miodsi niz m
9 lat

Wiekszo$¢ oséb zyjacych z FOP wymaga pomocy w :
wykonywaniu codziennych czynnosci przez cate zycie codziennych czynnosci :

Czym jest badanie obciazenia choroba?

Badania obcigzenia chorobg stanowiag wartosciowe narzedzie utatwiajace zrozumienie ztozonego wptywu choroby. Ocena
»0bciazenia” choroba moze dawa¢ obraz trudnosci zyciowych, z jakimi borykaja sie pacjenci. Badania obcigzenia choroba
pomagaja haukowcom, personelowi medycznemu i decydentom zrozumiec wptyw choroby dostrzegany z r6znych punktow
widzenia.

Dlaczego ta ankieta byta potrzebna?

Dlawiekszosci os6b z FOP na catym Swiecie nie ma zarejestrowanych lekdw zapobiegajacych lub ograniczajacych dodatkowy,
postepujacy wzrost kosci. Opieka nad osobami z FOP koncentruje sie wokét zapobiegania nasileniu sie choroby poprzez
ochrone osoby z FOP przed urazami i obrazeniami ciata. Moze to obejmowac unikanie niektérych czynnosci i zaje¢, leczenie
objawéw i pomoc w codziennych czynnosciach. Dlatego zrozumienie opieki wspierajacej, ktérej potrzebuja osoby z
FOP, jest kluczem do poprawy ich stanu zdrowia i samopoczucia przez zapewnienie rozwigzan bedacych odpowiedzia na
konkretne niezaspokojone potrzeby.

FOP wptywa tez na zycie rodziny i opiekunéw, cho¢ wptyw ten nie zostat dobrze poznany. FOP jest choroba trwajaca cate zycie, ktéra
daje objawy juz w dziecinstwie, przy czym objawy te zmieniaja sie wraz z wiekiem i poziomem niepetnosprawnosci. Zrozumienie
sposobu, w jaki FOP wptywa na cztonkéw rodziny i opiekunéw jest kluczowe dla zapewnienia im wiasciwego wsparcia.

Niniejsze badanie obcigzenia FOP jest pierwszym miedzynarodowym badaniem majacym na celu zbadanie wptywu
fizycznego, wptywu na jakosc zycia i stan finanséw w przypadku chorych na FOP i cztonkéw ich rodzin.

Informacje na tej stronie pochodza z zasobéw, ktére zamieszczono na stronie International FOP Association (IFOPA): www.ifopa.org.
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Ankieta dotyczaca obcigzenia FOP powstata przy wspotpracy : .

doradcéw spotecznoéci os6b z FOP oraz grona naukowcow. International FOP Association (IFOPA)
Miedzynarodowa spotecznos¢ oséb z FOP odegrata wiodacg role w IFOPA jest migdzynarodowa organizacja,
rozpowszechnianiu informacji o badaniu poprzez osobiste kontakty ktdra ﬁne.msuje badapia,. prowadzi dzia’falno'_éc’:.
doradcéw spotecznosci oséb z FOP i organizacji zajmujacych sie edukacyjna oraz realizuje programy wsparcia i
FOP. W znalezieniu respondentéw ankiety pomogto w szczegélnosci podnosi swiadomos¢ FOP.

International FOP Association (IFOPA) oraz nastepujace

organizacje FOP na szczeblu krajowym: Fundacién FOP (Argentyna), FOP Brasil (Brazylia), Canadian FOP Network, FOP
France, FOP eV (Niemcy), FOP Italia Onlus (Wtochy), J-FOP (Japonia), FOP Mexico, FOP Polska (Polska), FOP Russia, Korean
FOP Overcome Family [KFOPOF; Korea Potudniowa (Republika Korei)], Asociacién Espanola de Fibrodisplasia Osificante
Progresiva (AEFOP; Hiszpania), Svenska FOP-féreningen (Szwecja; cztonkowie ze Szwecji, Norwegii, Danii i Finlandii) oraz
FOP Friends (Wielka Brytania).

Kto wzigt udziat w badaniu?

Badanie byto dostepne na platformie internetowej w 15
krajach i w 11 jezykach (angielskim, francuskim, wtoskim,
niemieckim, japonskim, korearnskim, polskim, portugalskim,
rosyjskim, hiszpanskim i szwedzkim).

Badanie odbywato sie od 18 stycznia do 30
kwietnia 2021 roku. Czas trwania badania
natozyt sie na pandemie koronawirusa
(COVID-19), co mogto wptynaé na wyniki.

Szwecja Rosja

Kanada  _ g,ﬁ?
O e, Wielka

T3
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Y% T
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Osoby, ktore wziely udziat w badaniu:

Chorzy na FOP w kazdym wieku
(okreslane mianem ,populacji pacjentéw”)

« W przypadku oséb z FOP w wieku
ponizej 13 lat ankiete wypetniat w ich
imieniu cztonek rodziny

Cztonkowie rodzin oséb z FOP (rodzice/opiekunowie prawni,
rodzenstwo i gléwni opiekunowie) w wieku co najmniej 18 lat

« Ci cztonkowie rodzin zostali poproszeni o udzielenie odpowiedzi na
dodatkowe, szczegdtowe pytania ankietowe. Co wazne, spotecznosc
FOP przekazata po zakonczeniu badania, ze w niektorych
gospodarstwach domowych cztonkowie rodziny mogg dzieli¢
miedzy soba obowiazki zwigzane z opieka. Dlatego tez poproszenie
tylko jednego cztonka rodziny o odpowiedz na dodatkowe pytania
odnoszace sie do,,gtéwnego opiekuna” mogta w przypadku
niektdrych rodzin wigzac sie z trudnoscia w ustaleniu takiej osoby

Gléwny opiekun to cztonek rodziny, ktéry
podal, ze byt gtéwng osoba opiekujaca sie
pacjentem z FOP.

463 odpowiedzi na pytania z ankiety

l

219 pacjenci

I—°108

mtodsi 25 lati
niz 8 lat starsi

40 40
8-14lat 15-24 lata

Sredni wiek pacjentéw wynosit

|
|
|
|
|
|
|
|
|
|
|
|
|
|
|
24 lata :
|

future science group

rodzice / prawni
opiekunowie 45

www.futuremedicine.com

!

244 cztonkowie rodziny

36'_|l|_.163

gtowni
opiekunowie
rodzenstwo

Sredni wiek cztonkéw rodziny wynosit

47 lat

W przypadku gtéwnych opiekunéw

$redni wiek wynosit 49 lat,

przy czym 85% okreslato sie jako kobieta
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Jakie byly ogolne wyniki ankiety?

Kwestionariusz Patient-Reported Mobility Assessment (PRMA): mierzy zdolnos¢ oséb z FOP do poruszania stawami

- Wypehiony przez wszystkich pacjentdw (219 pacjentéw)

- Suma punktéw wahata sie od 0 do 30, przy czym
wyzsze wyniki wskazuja na wieksze ograniczenie !
mobilnosci Najmniejsze Poziom 4

- Calg punktacje podzielono na cztery poziomy, ograniczenie ) Sum: mnr:l\(t =—
przy czym poziom 1 reprezentuje najmniejsze mobilnosci O RS - c ik IR L Sy wiecej
ograniczenie mobilnosci, a poziom 4 — najwieksze PRMA Suma punktow:
ograniczenie mobilnosci SUmap TG L S

Poziom 1 PRMA

- Zakres rychu szczeki Suma punktow: 712
byt oceniany szyl . 0-6
w nastepujacych famen
?:\?gfccahc/h Yokei Mniej wiecej jedna trzecia (34%) pacjentéw podata, ze ma
e kregostupa biod najwieksze ograniczenie mobilnosci (poziom 4 PRMA)
loder
nad-
N garstkéw

Zakres ruchu:
zakres ruchu, jaki kolan
moze wykona¢ osoba,
poruszajac okreslong

czescig ciata. kostek

0,
g Poziom 1 PRMA

Poziom 2 PRMA
[ Poziom 3 PRMA
B Poziom 4 PRMA

22%

Ograniczenie mobilnosci stawalo sie coraz bardziej dolegliwe z kazda coraz starsza grupa wiekowa
~ Srednio pacjenci mtodsi niz 8-letni wykazywali najmniejsze ograniczenie mobilnosci (poziom 1 PRMA)
~ Srednio pacjenci w wieku co najmniej 25 lat zgtaszali najwieksze ograniczenie mobilnosci (poziom 4 PRMA)

Sredni wynik
catkowity PRMA: 12

$redni wynik (Poziom 2 PRMA)
catkowity PRMA: 9
$redni wynik (Poziom 2 PRMA)
calkowity PRMA: 5 S'redni wyn|k
(Poziom 1 PRMA) catkowity PRMA: 19
(Poziom 4 PRMA)
I 1 1 1
Miodsi niz 8 lat 8-14 lat 15-24 lat 25 lat i wiecej
(24 pacjentow) (32 pacjentow) (36 pacjentow) (103 pacjentéw)
Najmniejsze ograniczenie mobilnosci P> Najwieksze ograniczenie mobilnosci

Badacze oceniali rowniez zdolnos¢ pacjentéw do wykonywania codziennych czynnosci za pomoca innego
kwestionariusza, zwanego kwestionariuszem funkcjonowania fizycznego w FOP (ang. Physical Function Questionnaire,
FOP-PFQ). Na podstawie ocen z tego kwestionariusza oraz PRMA stwierdzili, ze wraz z pogorszeniem zdolnosci do
poruszania sie zmniejsza sie réwniez zdolnos¢ do wykonywania codziennych czynnosci

10.2217/frd-2022-0013 Future Rare Dis. (publikacja w formacie Epub poprzedzajgca wydruk) future science group
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Wptyw FOP na jakos¢ zycia pacjentéw i ich rodzin

Kwestionariusz jakosci zycia zwigzanej ze zdrowiem EuroQoL (EQ-5D-5L): mierzy jako$¢ zycia zwigzang ze zdrowiem

- Wypetniany przez:
- pacjentéw w wieku co najmniej 13 lat 0 1
- cztonkéw rodziny

- Odpowiedzi na pytania przeliczono na jeden wskaznik
w zakresie od 0 do 1, przy czym 1 oznacza petne

zdrowie Gorsze zdrowie Petne zdrowie

- Pytania dotycza:

samodzielnego B -
dbania o siebie leku/depresji mobilnosci
1

+ Pacjenci, u ktérych doszto do wiekszego ograniczenia mobilnosci, mieli tendencje do zgtaszania gorszej jakosci zycia

- Pacjenci z najmniejszym ograniczeniem mobilnosci (poziom 1 PRMA) uzyskali $Sredni wynik wskaznika EQ-5D-5L
0,61, co stanowi okoto potowe drogi pomiedzy najlepsza i najgorsza mozliwag oceng jakosci zycia

Czynnosci a dyskomfortu

zwyktych q",{? bolu/
T

- Pacjenci z najwiekszym ograniczeniem mobilnosci (poziom 4 PRMA) uzyskiwali sredni wynik wskaznika EQ-5D-5L
wynoszacy 0,05, co stanowi a bardzo niski wynik jakosci zycia

Al
Poprawa 0,61
jakosci (20 pacjentéw) 0.46
Z c-a ! . 7

(éfgdlni (31 pacjentéw)

wynik 0,21
wskaznika (33 pacjentow)
EQ-5D-5L) 0,05

(62 pacjentow)
0 |
Poziom 1 Poziom 2 Poziom 3 Poziom 4

>

Wieksza utrata mobilnosci
(poziom PRMA)

- Ograniczenie lub utrata mobilnosci pacjenta z FOP wydawata sie nie wptywac na wigzaca sie z nig jakoscia zycia
cztonkow rodziny lub gtéwnych opiekunéw
— Czlonkowie rodziny uzyskiwali $redni wynik w skali EQ-5D-5L wynoszacy 0,85

- Gléwni opiekunowie uzyskiwali sredni wynik w skali EQ-5D-5L wynoszacy 0,83

- Badacze oceniali ponadto jako$¢ zycia za pomocg innego kwestionariusza zwanego formularzem informacji o
ocenianym przez pacjenta wyniku leczenia (ang. Patient-Reported Outcomes Measurement Information System,
PROMIS). Ocena ta wykazata podobne powigzania miedzy ograniczeniem lub utratg mobilnosci a jakoscig zycia
pacjentow

future science group www.futuremedicine.com 10.2217/frd-2022-0013
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Skala obcigzenia opiekuna wg Zarita (ang. Zarit Burden Interview, ZBI): mierzy zdrowie i/lub dobrostan psychiczny

+ Ocena dokonywana przez cztonkéw rodziny
petnigcych role gtéwnego opiekuna osoby z FOP

- Catkowita liczba punktéw wahata sie od 0 do 88 i
zostata pogrupowana w oparciu o poziom wptywu:
powazny, umiarkowany do powaznego, tagodny do
umiarkowanego i maty do zadnego

tagodny do umiarkowanego Powazny
21 40 61 88
0 20 41 60

-

Znikomy lub brak wptywu Umiarkowany do powaznego

+ Ogdlnie rzecz biorac, blisko potowa (45%) gtéwnych

opiekunéw podata, ze opieka nad cztonkiem rodziny z FOP
ma tagodny lub umiarkowany wptyw na ich zdrowie i/lub

dobrostan psychiczny
— Mniej opiekundéw gtéwnych (40%) wskazato wptyw
znikomy lub brak wptywu

Wptyw FOP na zdrowie i/lub dobrostan psychiczny
gtéwnych opiekunow
1% 153 gtéwnych
opiekunéw
Znikomy lub brak wptywu

tagodny do
umiarkowanego

[l Umiarkowany do
powaznego

B Powaziny

« Gdy wyniki analizowano w oparciu o wiek pacjenta
pozostajacego pod opieka:

— Ponad potowa opiekunéw gtéwnych (57%) zajmujacych
sie pacjentem w wieku ponizej 8 lat zgtosita fagodny
lub umiarkowany wptyw na swoje zdrowie i/lub
dobrostan psychiczny
— Ponad potowa (58%) opiekunéw zajmujacych sie
pacjentem w wieku co najmniej 25 lat zgtosita znikomy
lub brak wptywu
= To odkrycie mozna wyjasni¢ odpornoscig. Odpornos¢
jest zdolnoscig do odzyskiwania rownowagi i
adaptowania sie po przezyciu trudnych doswiadczen
poprzez nauke i wsparcie ze strony spotecznosci FOP
w czasie. Potrzebne sg dalsze badania na ten temat

Przyktadowe pytania

 Czy czujesz sie rozdarty(-a) pomiedzy opieka nad
krewnym a préba wypetniania innych obowiazkéw
zwiazanych z rodzing lub pracg zawodowa?

« Czy czujesz, ze z powodu czasu spedzanego ze swoim
krewnym nie masz wystarczajaco duzo czasu dla
siebie?

Kwestionariusz wplywu na sfere emocjonalng i spoteczna: ocenia stres, zmartwienia/obawy oraz osobiste dziatania i relacje

-+ Wypetniany przez wszystkich cztonkéw rodziny
(244 cztonkéw rodziny)

- Specyficzny dla FOP, opracowany z mysla o tym badaniu

+ Z kwestionariusza wynika, ze:

- 85% cztonkdéw rodziny uwazato za bardzo/
ekstremalnie stresujace, gdy u cztonka ich rodziny
(pacjenta z FOP) wystepowato zaostrzenie choroby

- 68% cztonkéw rodziny czesto/stale obawiato sie, ze
pacjent z FOP moze zrobi¢ sobie krzywde

Przykladowe pytania

- Jak bardzo stresujgce sg dla Ciebie wyzwania zwigzane
zFOP?

- Jak bardzo stresujgce jest zaostrzenie FOP u cztonka
rodziny?
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- Bioragc pod uwage kontekst spoteczny, wiekszos¢

cztonkow rodziny (73%) byta zdania, ze opieka nad
pacjentem z FOP miata niewielki lub nie miata zadnego
negatywnego wptywu na ich wiasne interakcje spoteczne

« Cztonkowie rodziny spedzali przecietnie 8 godzin

dziennie na opiece lub wspieraniu osoby z FOP.
Najczesciej wskazywali nastepujace czynnosci jako te, przy
ktorych,,zawsze” pomagali cztonkowi swojej rodziny z FOP:

® ® ®

Zakupy Ubieranie sie Wychodzenie
(41%) (44%) zdomu (39%)
% (/
Przygotowywanie/ Kapiel/prysznic
gotowanie positkdw (49%) (48%)
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Wptyw ekonomiczny FOP na pacjentow i czitonkoéw ich rodzin

Srodki adaptacyjne
. . I . Liczba srodkow
- Kwestionariusz opracowany specjalnie na potrzeby tego badania adaptacyjnych

wykorzystano w celu zrozumienia codziennego uzytkowania
$rodkéw adaptacyjnych przez osoby z FOP E—_— f
— Do takich srodkéw naleza laski, aparaty stuchowe, laski do ue
siegania po przedmioty i podjazdy dla wézkéw inwalidzkich
« Pacjenci, u ktérych doszto do wiekszego ograniczenia *
mobilnosci, mieli tendencje do korzystania z wiekszej liczby
srodkéw adaptacyjnych
+ 97% pacjentéw z najwiekszym ograniczeniem mobilnosci
zgtosito potrzebe sSrodkéw adaptacyjnych, ktére miatyby
pomagac w wykonywaniu codziennych czynnosci

Srednia liczba srodkéw adaptacyjnych wykorzystywanych przez pacjentow
Najmniejsze ograniczenie mobilnosci (45 pacjentéw) [l Najwieksze ograniczenie mobilnosci (64 pacjentéw)
Mobilnos$¢/ czynnosci codzienne/
platno za pomos (B9) —
4 pozycje oceniane
Sypialnia/ tazienka/ dom

3 pozycje oceniane |

Miejsce pracy/ technologia @
2 przedmioty oceniane

Szkota/sport @S
2 pozycje oceniane <%

Terapie medyczne/lekarze ‘E% -
7 pozycji ocenianych
I T T
0 1 2 3 4

Szczegotowe informacje na temat rodzajéw przedmiotdéw w kazdej kategorii adaptacyjnej oméwiono w oryginalnym artykule.

»,
|

Zatrudnienie
Sposrod 134 pacjentéw w wieku co
najmniej 18. lat 830/0:.0 uznato, ze FOP Sposréd 156 gtéwnych opiekunéw
vafynq’r i) (BN CES el e A 51% uznato, ze musi w jakis
zycia zawodowego . , L
. sposéb zmodyfikowac swoje zycie
Wiecej pacjentow z wieksza zawodowe, aby méc opiekowacd
utrata mobilnosci zgtaszato sie cztonkiem rodziny z FOP &
wptyw na decyzje dotyczace Niezbedne sg przyszte
zycia zawodowego badania nad wptywem
J - 'N;j;n?ej:ze' """ N'aj;vi;ks'ze' - S FOP na sciezke zawodowa
| lograniczenie mobilnosci  ograniczenie mobilnosci | gk’)wnych opiekunéw

. 75%  85% <

~ =
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Streszczenie Publikacji W Jezyku Potocznym Al Mukaddam, Toder, Davis i wspétautorzy

Co oznaczajq wyniki tego badania?

- Badanie umozliwito zebranie szczegétowych informacji na temat wptywu fizycznego, wptywu na jakosc zycia i wptywu
ekonomicznego w przypadku chorych na FOP i ich rodziny. Wyniki te w istotny sposéb pomagaja zrozumie¢ FOP i
sposéb, w jaki ta choroba wptywa na zycie codzienne

« Wyniki badania wskazuja, ze ograniczenie mobilnosci spowodowane przez FOP moze mie¢ ekstremalny, negatywny
wptyw na jakosc zycia pacjentéw. Ponadto opieka nad osobg z FOP ma tagodny lub umiarkowany wptyw na zdrowie i/lub
dobrostan psychiczny opiekunéw gtéwnych, szczegdlnie w przypadku tych, ktérzy zajmuja sie mtodszymi dzie¢mi z FOP

— Potrzebne sa dalsze badania nad dtugoterminowym wptywem sprawowania opieki nad osobami z FOP

« Poniewaz zdolnos$¢ do poruszania stawami i wykonywania codziennych czynnosci ulega pogorszeniu, badanie pokazato,
ze osoby z FOP maja tendencje do tego, aby wymagac wiecej sSrodkéw adaptacyjnych
- Sugeruje to, ze wynikajgce z FOP koszty finansowe dla pacjentéw i cztonkéw ich rodzin mogg by¢ wieksze w przypadku
starszych pacjentéw

+ Wreszcie, badanie to wykazato, ze FOP wywiera istotny wptyw na decyzje dotyczace zycia zawodowego oséb z FOP i
cztonkéw ich rodzin, co moze skutkowad kosztami obcigzajagcymi poszczegdlne osoby, rodziny i spoteczenstwo

Jakie sg atuty tego badania i potencjalne obszary przysztych badan?

- Badanie,Obcigzenie FOP” przedstawia doswiadczenia duzej liczby oséb zyjacych z FOP i cztonkdéw ich rodzin z catego swiata

« Wiaczenie gtosu pacjenta do badan okazato sie kluczem do tego projektu; doradcy spotecznosci oséb z FOP odgrywali
aktywna role w opracowywaniu ankiety i interpretacji wynikow

- Badanie dostarcza cennych informacji, ktére mozna wykorzystywa¢ do poprawy jakosci opieki, a takze poszerzenia
dostepnych zasobdéw i wsparcia dla 0oséb z FOP i cztonkéw ich rodzin

- Nalezy zwréci¢ uwage, ze badania nie prowadzono w niektérych krajach. Stad tez wyniki badania moga nie odzwierciedlac¢
doswiadczen wszystkich oséb z FOP i cztonkdéw ich rodzin, szczegdlnie tych zyjacych w spotecznosciach o utrudnionym
dostepie do swiadczen

- Sformutowanie ,spotecznos¢ o utrudnionym dostepie do $wiadcze” odnosi sie do kazdej spotecznosci, zaréwno w
regionie rozwinietym, jak i rozwijajagcym sie, ktéra nie ma takiego samego dostepu do informacji, diagnostyki, opieki
specjalistycznej, adaptacji i/lub wsparcia ze strony organizacji zrzeszajacych pacjentéw, jak inne spotecznosci

— Niezbedne sa dalsze badania nad wptywem FOP w spotecznosciach o utrudnionym dostepie do swiadczen

« Ankieta byta dostepna tylko w trybie online, dlatego nie mogty w niej uczestniczy¢ osoby nalezace do spotecznosci FOP z
ograniczonym dostepem do Internetu

« W ankiecie poproszono uczestnikéw o refleksje nad doswiadczeniami z ostatnich 12 miesiecy. Poniewaz w zyciu oséb z FOP
sg okresy, w ktérych objawy choroby nie s3 aktywne, odpowiedzi udzielane w ankiecie moga nie reprezentowac ogdlnego
doswiadczenia zyciowego danej osoby. Ponadto 12-miesieczny okres, ktéry obejmowato badanie, pokrywat sie z pandemia
COVID-19. Mogto to wptyna¢ na wyniki, poniewaz dziatania i zachowania podawane w ankiecie mogty réznic sie od wzorcow
sprzed i po pandemii

Gdzie czytelnicy mogaq znalez¢ wiecej informacji na temat tego badania?

Oryginalny artykut omawiany w niniejszym streszczeniu zatytutowany ,The Impact of Fibrodysplasia Ossificans
Progressiva (FOP) on Patients and their Family Members: Results from an International, Burden of lliness Survey” (Wptyw
postepujacego kostniejacego zapalenia miesni (FOP) na pacjentéw i cztonkéw ich rodzin) opublikowano w czasopismie
Expert Review of Pharmacoeconomics & Outcomes Research. Dostep do petnej publikacji jest mozliwy z poziomu strony:
https://www.tandfonline.com/doi/full/10.1080/14737167.2022.2115360

- Dodatkowe informacje na temat badania na temat obcigzenia FOP mozna znalez¢ na stronie
www.clinicaltrials.gov/show/NCT04665323

- Dodatkowe informacje na temat FOP i sieci wsparcia Srodowiska FOP mozna znaleZ¢ na stronie IFOPA: www.ifopa.org
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Stowniczek terminéw uzywanych w niniejszym podsumowaniu

- Ograniczenie mobilnosci to pogorszona zdolnos¢ do fizycznego poruszania ciatem w sposéb swobodny i tatwy

+ Wptyw fizyczny FOP oznacza sposdb, w jaki choroba wptywa na zdolnos¢ danej osoby do poruszania ciatem i wykonywania
codziennych czynnosci

« Wptyw FOP na jakosc zycia to sposob, w jaki choroba wptywa na myslenie danej osoby o wtasnym zdrowiu fizycznym i
psychicznym oraz o swoim samopoczuciu ogélnym

 Ekonomiczny wptyw FOP obejmuje finansowy, codzienny koszt zycia z FOP i/lub koszt zapewnienia opieki dla osoby z FOP.
Obejmuje réwniez wptyw choroby na cate spoteczenistwo poprzez ponoszone koszty opieki zdrowotnej i utrate mozliwosci
zatrudnienia

« Oceny to kwestionariusze wykorzystywane w tym badaniu w celu zebrania informacji na temat skutkéw FOP w sferze
fizycznej, ekonomicznej i w odniesieniu do jakosci zycia. Badacze uzyli zestawu kwestionariuszy wtasciwych dla FOP oraz
kwestionariuszy bardziej ogolnych, aby utatwic¢ sobie poréwnanie FOP z innymi chorobami. Wiekszos$¢ kwestionariuszy
ujetych w ankiecie byfa wykorzystywana we wcze$niejszych badaniach. Inne zostaty opracowane specjalnie na potrzeby
tego konkretnego badania

 Codzienne czynnosci to czynnosci, ktére cztowiek wykonuje w swoim codziennym zyciu. Mogg one obejmowac ubieranie
sie, branie prysznica/kapieli, jedzenie i chodzenie. W tym badaniu oceniano zdolnos¢ do wykonywania tych czynnosci bez
pomocy kogokolwiek (np. cztonka rodziny) lub czegokolwiek (np. wézka inwalidzkiego)

- Srodki adaptacyjne to zmiany, ktére pomagaja osobom z FOP wykonywac¢ codzienne czynnosci. Obejmujg one narzedzia,
przedmioty i/lub urzadzenia oraz wyroby (takie jak aparaty stuchowe i stomki do picia), a takze modyfikacje przestrzeni
zyciowej (takie jak podjazdy dla wozkow inwalidzkich). W tym badaniu poddano ocenie pie¢ grup srodkéw adaptacyjnych.
Grupy te obejmowaty narzedzia i/lub zmiany dotyczace: mobilnosci i wykonywania codziennych czynnosci (w tym pfatnych
lub bezptatnych asystentéw, ktorzy pomagaja w tych czynnosciach), domu, miejsca pracy/technologii, szkoty/sportu, oraz
terapii medycznych/lekarzy

Pomoc w opracowaniu niniejszej publikacji

Autorzy dziekuja Ellie Zachariades, MSc, i Marielle Brown, PhD, z Costello Medical w Wielkiej Brytanii za wsparcie w pisaniu tekstu medycznego oraz Danielle
Hart, BA (Hons), z Costello Medical w Wielkiej Brytanii za wsparcie w projektowaniu, sponsorowane przez Ipsen, zgodnie z wytycznymi dobrej praktyki
publikacji.

Finansowanie
Badanie sponsorowata firma Ipsen.

Podziekowania

Autorzy sktadajg podziekowania wszystkim uczestnikom biorgcym udziat w badaniu oraz zespotowi badawczemu nad FOP, w skfad ktérego wchodza
Michelle Davis, dyrektor wykonawczy IFOPA, Adam Sherman, byty dyrektor ds. badan IFOPA, a takze nastepujacy doradcy spotecznosci oséb z FOP, ktérzy
przyczynili sie do zaprojektowania tego badania: Amanda Cali, Stany Zjednoczone; Anna Belyaeva, Rosja; Christopher Bedford-Gay, Wielka Brytania; Julie
Collins, Australia; Suzanne Hollywood, Stany Zjednoczone; Antoine Lagoutte, Francja; Moira Liljesthrom, Argentyna; Karen Munro, Kanada; Nancy Sando,
Stany Zjednoczone. Dzigkujemy Marin Wallace, Kanada, i Rogerowi zum Felde, Niemcy, za wktad w ten projekt przed ich odejsciem.

Autorzy pragng podzigkowa¢ nastepujacym krajowym stowarzyszeniom FOP za ich cenny wkifad: Fundacién FOP, Argentyna, FOP Brasil (Brazylia), Canadian
FOP Network, FOP France, FOP eV (Niemcy), FOP Italia Onlus (Wtochy), J-FOP (Japonia), FOP México, FOP Polska (Polska), FOP Russia, Korean FOP Overcome
Family [KFOPOF; Korea Potudniowa (Republika Korei)], Asociacién Espafiola de Fibrodisplasia Osificante Progresiva (AEFOP; Hiszpania), Svenska FOP-
foreningen (Szwecja; cztonkowie z Norwegii, Danii i Finlandii) oraz FOP Friends (Wielka Brytania).

Badanie przeprowadzita firma Engage Health (Eagan, Minnesota, Stany Zjednoczone). Ttumaczenie tekstu ankiety zostato wykonane przez specjalistyczng
agencje ttumaczeniowa TransPerfect Life Sciences i zatwierdzone przez lokalne oddziaty Sponsora.

Ujawnienie intereséw finansowych i konkurencyjnych

MAM: Badacz: Clementia/lpsen, Regeneron; konsultant niepobierajagcy wynagrodzenia: BioCryst, Blueprint Medicines, Daiichi Sankyo, Incyte, Keros;
Komitet Doradczy (catkowicie dobrowolnie): IFOPA Registry Medical Advisory Board, Incyte, International Clinical Council on FOP; niezastrzezony fundusz
edukacyjny od Excel i Catalyst sponsorowany przez Ipsen; KST: Finansowanie badan przez firmy Clementia/lpsen i Regeneron; MD: Cztonek Rare Bone
Disease Alliance Steering Committee i Rare Bone Disease Summit Steering Committee; AC: Powiernik fundacji Radiant Hope Foundation, powiernik funduszu
lan Cali FOP Research Fund/Penn Medicine, wspoizatozyciel i cztonek Rady Doradczej Tin Soldiers Patient Identification Program, producent wykonawczy
dokumentu Tin Soldiers, byty prezes Zarzadu IFOPA, dyrektor wykonawczy International Clinical Council on FOP (wszystko na zasadzie wolontariatu);
CBG: cztonek Zarzadu IFOPA, cztonek Komitetu Wykonawczego IFOPA, prezes i powierdnik FOP Friends, prezes Council Chair; ML: wspétzatozyciel i prezes
Fundacion FOP, Argentine IPC Representative, cztonek Komitetu Badawczego IFOPA, byty cztonek IFOPA (wszyscy na zasadach wolontaryjnych); SH: cztonek
komisji ds. IFOPA LIFE Award Program, cztonek Komisji FOPA Fundraising, KC, EAB: pracownicy i interesariusze firmy lpsen; ASG: Pracownik firmy Atlanstat,
wykonawcy firmy Ipsen; JDW: Pracownik firmy Ipsen w czasie prowadzenia badania; FSK: Badacz: Clementia/lpsen, Regeneron; Rada Doradcza: Medyczna
Rada Doradcza ds. Rejestru IFOP; zatozyciel i dawny prezes Miedzynarodowego Komitetu Klinicznego ds. FOP.
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