1Il Miedzynarodowa Konferencja Naukowa z okazji obchodéw Miedzynarodowego Dnia Swiadomosci Dystrofii Miesniowej Duchenne'a 2025

Akademia Leona Kozminskiego

"Tylko Razem Pokonamy te Chorobe"

"Medycyna translacyjna w DMD/BMD i innych chorobach nerwowo-migéniowych"

Moderator konferencji: Lek. med. Lukasz Wiech, MBA

Godzina Prelegent
Punkt
agend Temat
od do gendy Imie i nazwisko Instytucja
Dzien 1
Czesé | — Badania podstawowe
8:00 | 9:00 |Rejestracja |Rejestracja gosci
Lek. med. tukasz Wiech, MD Kozminski University Warsaw
Prof. dr hab. n. med. Anna Kostera- |Warsaw Medical University
. . . L Pruszczyk Warsaw
9:00 | 9:10 |Powitanie |Oficjalne powitanie Gosci
Prof. Jozef Dulak Jagiellonian University Krakow
StopDuchenne Foundation
Warsaw
Wyktad R 6j t i h j ji w dystrofii migsniowej
9:10 | 10:10 y_ 2 . " El;apll (SN e (SIS 7 PR (] Prof. Jeffrey S. Chamberlain. University of Washington USA
otwierajacy [Duchenne’a
10:10 | 10:40 |Wyktad Nowe strategie zwigkszenia efektywnosci terapeutycznego mRNA Prof. Jacek Jemielity Warsaw University
10:40 | 11:10 |Wyktad Komorlfl mauerzyst? ploccslovninesionizmenichorcbiies oWy Prof. Jézef Dulak Jagiellonian University Krakow
potencjalnych terapii
11:10 | 11:50 |Przerwa Kawa i rozmowy w kuluarach
11:50 | 12:20 |Wyktad Terapia genowa ex vivo w dystrofii migsniowej Duchenne’a Prof. Giulio Cossu H:(e University of Manchester
0Od zrozumienia dystrofii migsniowej LAMA2 do innowacyjnej podwdjnej
12:20 | 12:50 |Wyktad z “ZU rent A U 1t AI oy innowacyineJ pocwoine) Prof. Markus Riiegg University of Basel Switzerland
terapii genowej z wykorzystaniem AAV
12:50 | 13:20 |Wyktad Terapie opartel r?a siarkowodorze w dystrofii m}esnlowej Duchenne’a: Prof. Agnieszka toboda Jagiellonian University Krakow
ocena przedkliniczna na modelu myszy dystroficznych
13:20 | 13:50 |Wyktad Podejscia do terapii genowej w dominujgcych dystrofiach migsniowych Prof. Joel Chamberlain University of Washington USA
13:50 | 14:50 (Przerwa Lunch i rozmowy w kuluarach
School of Medicine, Pharmacy
14:50 | 15:20 |Wyktad Receptor P2X7 jako cel terapeutyczny w DMD — mechanizmy i mozliwosci |Prof. Dariusz C. Gérecki MD. PhD and Biomedical Sciences;
University of Portsmouth, UK
Day 1
Czesc Il - Badania kliniczne i zastosowania kliniczne
Dr hab. n. med. Anna Potulska-
Receptor P2X7 w niekomercyjnych badaniach klinicznych To Slow DMD -  |Chromik PhD . . .
15:2 15:
5:20 | 15:35 | Wyklad Projekt finansowany przez ABM Prof. dr hab. n. med. Anna Kostera- Warsaw Medical University
Pruszczyk
. Rozwdj terapii klinicznej opartej na pomijaniu egzonéw — analiza . . .
On-Line Leiden University
15: 16: i A ikaj i Sci iai o i e
585 6:05 Wykfad nlepf)miodzen wynlkéjacylch z n{lewiasawego Fxrzyg?towanla i btednych Prof. Annemieke Aartsma-Rus The Netherlands
zatozen oraz wnioski, jakie mozna z tego wyciaggna¢
16:05 | 16:40 |Przerwa Kawa i rozmowy w kuluarach
Moderator
Prof. Jézef Dulak
Nowe terapie w badaniach podstawowych — od koncepcji do obiecujacych
wynikow” Uczestnicy dyskusji:
Panel dyskusyjny z udziatem czotowych badaczy na temat tego, jak Prof. Jeffrey S. Chamberlain,
panel odkrycia laboratoryjne sg przektadane na potencjalne terapie. Rozmowa |Prof. Joel Chamberlain
16:40 | 18:10 dyskusyin skoncentruje sie na obiecujacych podejsciach terapeutycznych w dystrofii |Prof. Giulio Cossu,
4 viny migsniowej Duchenne’a (DMD) oraz innych chorobach erwowo- Prof. Markus Riiegg,
migsniowych Dr Jean-Frangois Briand PhD
(takich jak LAMA2-CMD, dystrofie miotoniczne, LGMD i inne), ktére Prof. Agnieszka toboda
znajduja sie na wczesnym etapie rozwoju. Prof. Darek Gérecki
Prof. Anna Kostera-Pruszczyk
Prof. Annemieke Aartsma-Rus
18:10 | 18:20 |Zdjecie Wspdlne zdjecie uczestnikéw konferencji
18:20 Zakoriczenie pierwszego dnia konferencji




Godzina Prelegent
Punkt
d Temat
od | do | 3sendy Imie i nazwisko Instytucja
Day 2
Czesc Il - Badania kliniczne i zastosowania kliniczne
Z perspektywy Parexel jako wiodacej organizacji CRO
¢ Przeglad aktualnych kluczowych osiagnie¢ w badaniach klinicznych DMD
* Jak uczyni¢ badania kliniczne bardziej przyjaznymi dla pacjentow Rachel Smith
9:00 | 9:30 |Wykfad * Wczesne w'{aczan_le.paqentow w proces I'-OZWOJU lekéw w flrmaz_:h (Rare? [_)lsease Therapeutic Area Lead) parexel International
farmaceutycznych i biotechnologicznych — ich wktad w programy i Dominika Wolska-Mularzuk
dokumenty projektowe (Project Leader)
* Partnerstwo pomiedzy CRO a organizacjami pacjenckimi: szanse i
wyzwania
GNT-0004 — aktualne inf je: rol. izacji jenckiej j
9:30 | 10:00 |Wyktad o 2 ualne n ormaqe rola organizacllpacienckie) wirozwoju Dr Jean-Frangois Briand PhD AFM Telethon - France
obiecujgcej terapii genowej w DMD
Dr hab. n. med. Anna Potulska-
To Slow DMD - Niekomercyjne badanie kliniczne 11l fazy majace na celu Chromik PhD . . 5
10:00 | 10:30 |Wyktad Warsaw Medical Universit
4 spowolnienie postepu DMD - Projekt finansowany przez ABM Prof. dr hab. n. med. Anna Kostera- W ' versity
Pruszczyk
Dr hab. n. med. Anna Potulska- . . 5
10: 11: Wyktad Te ie DMD dost: E i Warsaw Medical Universit
0:30 00 |Wykta erapie ostepne w Europie Chromik PhD W i iversity
11:00 | 11:10 P.rezentaqa Innowacyjne urzadzenia wspomagajgce i rozwigzania mobilne Centrum WOZkOW Inwalidzkich
firmy (CWI) Lublin
11:10 | 11:50 |Przerwa Kawa i rozmowy w kuluarach
Doskonalenie i optymalizacja badan klinicznych - znaczenie perspektyw U Gl et
11:50 | 12:20 |Wyktad . R p_y ]. . - U PSR Dr Hanna Preus MBA, FRQA, MICR Imperial College Business School
pacjenta w ich projektowaniu i realizacji
London UK
Bezpi } Kim — co kas . . Ek - Bezpi .
12:20 | 12:40 |Wyktad ezple_czenst_w.o przed_e wszystkim — co kazdy pacjent powinien wiedzie¢ o Weonika Lepionka spert ds e”zpileczens.twa
badaniach klinicznych i nowych lekach Farmakoterapii firma Pfizer
Bezpieczerstwo prawne pacjenta w badaniach klinicznych: zgoda G e R e LTl
12:40 | 13:00 |Wyktad P VO prawne pacjenta\ ych: zgoda, Piotr Ziecik, Adwokat ZFlegal
odszkodowania, odpowiedzialnos¢ . . .
Ziecik, Mitowska i Partnerzy
Senior Director Centre of
Mechanizmy refundacji lekdw stosowanych w chorobach rzadkich i rola Excellence at Global Evidence
13:00 | 13:30 |Wyklad chamizmy g v Izabela Pieniazek, MSc _
pacjentéw Synthesis Department - Arcana
a Certara Company
Walidacj fikacji a- klei i h Parki
13:30 | 13:45 |Wyktad a'da_qa et e e iy Tt et A Dr hab. Tomasz Stepieri PhD IPIN Warszawa
(VaMPpiRE)
P a N N P N P
13:45 | 13:55 .rezentaqa nnO\_Nachf\e urzad1§n|a trans erowe w codziennej opiece Winncare Polska Sp. 2 0.0.
firmy bezpieczenstwo pacjenta i komfort opiekuna.
13:55 | 14:55 |Przerwa Lunch i rozmowy w kuluarach
Woprowadzenie do panelu dyskusyjnego
Jak rodzice stali sie inicjatorami badan.
Rzecznik pacjentdw reprezentujacy osoby dotkniete chorobami
ultrarzadkimi podzieli sie osobista historig — od momentu diagnozy
14:55 | 15:15 |Wyktad ultrarzadkiej choroby genetycznej u swojej corki, az po zatozenie Piotr Kosla PACS2 Research Foundation
miedzynarodowej fundacji badawczej.
To wprowadzenie ukaze historie PACS2, wyzwania i osiggniecia oddolnych
dziatan na rzecz rozwoju terapii oraz stworzy kontekst dla dalszej dyskusji
panelowej.
Moderator:
Od badan d t At t h —jak i 8
adan lolz;'zs‘osowan SR ylczr’\’yc TS e ISaazel Piotr Sawicki - Luxmed Onkologia
odblokowac $ciezke do nowych lekdw
Panel zgromadzi klinicystow, naukowcdw, przedstawicieli firm . "
" L P ... |Uczestnicy dyskusiji:
farmaceutycznych oraz rzecznikdw pacjentdw, aby oméwié, w jaki sposéb B
A . 2 A . . Dr Jean-Frangois Briand - AFM
obiecujgce wyniki bada mozna skutecznie przektada¢ na dostepne Thelethon
s e e 1o s o 2o s s
Y b ktsrew n\:Ja ajg dhu, otem:/iynow ch inw:st cji i zmian strukt:ralnych ' et e (e HARERER) R = WU
.y B3R 4 g. Ao y' . . TR R it Aldona Chmielewska - Fundacja AGO
Celem jest nakreslenie wizji, w ktoérej Polska staje sie innowacyjnym, .
. p ) 2 A PR . Alliance Poland
dynamicznym osrodkiem badar naukowych i klinicznych — miejscem, w »
2o A P I N Magdalena Margasiriska-Brach -
ktére firmy farmaceutyczne chcg inwestowac, a pacjenci zyskuja szybszy Caidya
dostep do najnowoczesniejszych metod leczenia. King: AT
Podsumowanie i oficjalne zakorczenie
Przedstawiciele komitetu organizacyjnego podsumujg kluczowe watki
Podsumowa |dyskusji i oficjalnie zamkna konferencje. Podziekuja prelegentom,
16:45 | 16:50 |nie uczestnikom oraz sponsorom za ich cenny wktad. W wystapieniu
konferencji |koricowym zostanie podkre$lona nasza wspélna misja oraz znaczenie
dalszych, wspdlnych dziatan — poniewaz tylko razem mozemy pokonac te
chorobe.
16:50 | 17:00 |Zdjecie Wspdlne zdjecie uczestnikéw konferencji
17:00 Zakoriczenie konferencji




