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Kurulus Amaci

> Noromuskuler hastaliklar konusunda arastirmalar yapan bilim insanlari ile
uzmanlari bir araya getirerek, ulusal ve/veya uluslararasi arastirma/gelistirme
projeleri olusturmak ve yuriatilmesini saglamak,

> Noromuskiler bozukluklarinin erken donemde belirlenmesi, 6nlenmesi ve
sorunlarin azaltilmasi yonunde calismalar yapmalk,
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Vizyon

llgili bolum, anabilim dallari ve ilgili diger
kuruluslar ile isbirligi yaparak yurt icinde
ve yurt disinda Noromuskiler
Hastaliklarin tedavi ve rehabilitasyonunda
uygulama ve arastirmalar yapmak, egitim
faaliyetlerini desteklemek, projeler
gerceklestirmek ve danismanlik hizmetleri

vermektir.

Noromuskuler hastaliklar konusunda
gelismis Ulkeler ile isbirligi icinde calisan
ulusal ve uluslararasi alanda referans
merkez haline gelmektir.




Yurutulen Faaliyetler

Birimler arasi isbirligi yaparak konuyla ilgili toplumsal bilinci gelistirmek
adina néromuskuler hastaliga sahip olan kisilere ve diger bireylere egitim
hizmetleri vermek,

Noromuskuler hastaliklar ile ilgili arastirmalari ve arastirmacilari
desteklemek,

Noromuskuler hastaliklar konusunda bilimsel calisma ve gelismelerden ilgili
profesyonelleri haberdar etmek ve bu alanda egitim diizenlemek,

Noromuskuler hastaliga sahip bireyler ve ailelerini bilgilendirmek ve egitmek,

Universitemizin olanaklari ile hastalar ve aileleri icin hizmet olusturmaktir.
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Uluslararasi taninir hasta kayit sistemini olusturmak
Uluslararasi arastirma aglari ile isbirligi

Tum Dis Paydaslar ile isbirliginin saglanmasi
Hastalar ve Aileler
Pediatrik Norologlar
llac Firmalari
Rehabilitasyon Teknolojileri Firmalari
Sivil Toplum Orgutleri
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2 Siireg Destekleyen Kurulug VE 05 Ekim 2020 — OCAK 2021
KAYNAKLAR

Hasta kayit sisteminin
olusturulmasi projesinin
baslatiimasi

Uluslararasi standartta
kayit sistemi igeriginin
olusturulmasi

Uluslararasi arastirma
ag! olan TREAT NMD’e
uye olma surecinin
baslatiimasi

USGUR YAZILIM

TREAT NMD (Translational

Research In Europe For The
Assessment And Treatment
Of Neuromuscular Diseases)

Uyelik Basvuru islemleri
tamamlandi

Ekim- Kasim 2020

Kasim Aralik 2020

Ocak 2021
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’b Neuromuscular Network
Verst
TREAT-NMD Global Data systems Oversight Committee
(TGDOC)
« Uyelik basvurusunun kabuli Membership Certificate

« Kayit sisteminin LUKAM adi ile aragtirma
aginda yer almasi

-« DMD, SMA,FSHMD; alaninda merkez tyeligi

L4 LG M D C M D C M S C M T MTM PO m pe is a TGDOC Core Member Registry for the disease area(s):
konusunda afiliye tyelik Duchenne Muscular Dystrophy (OMD)

Spinal Muscular Atrophy (SMA)
Facioscapulohumeral Muscular Dystrophy (FSHD)

This certifies that

LUKAM - Turkey

This registry is also an TGDOC Affiliated Member Registry

Tu rk|5h N M D Reg|5try B KU KAS for the following disease areas:

Limb Girdle Muscular Dystrophy (LGMD)
Congenital Muscular Dystrophy (CMD)
Congenital Myasthenic Syndrome (CMS)
Charcot Marie Tooth (CMT)
disorders during the childhood period; to ensure a ... Myotubular and Centronuclear Myopathy (MTM/CNM)
Pompe Disease

Istanbul Registry,
Certificate issued 18 February 2021
I__U KAM N M _D Reglst ry Membership approved by TGDOC Executive Board

This is a registry system regarding Duchenne Muscular Dystrophy (DMD) and
Spinal Muscular Atrophy (SMA), the most commonly encountered neuromuscular
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Neuromuscular Network
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About

Research Care ndustry TACT Regiskries

@ / Patient registries / LUKAM NMD Registry

Patient Registries

Diseases

TGDOC Global Registry Network »

TREAT-NMD Core Datasets

Tools

LUKAM NMD Registry

Website:

https://www lokmanhekim.edu.tr/

Contact Number:

+903122036500/6403

Address:

Lokem Hekim University SOgutozu, 2179. Sk. No:6, 06510 Cankaya/Ankara,

Turkey

IMembership | Contact | 9 ﬁ Q

Language(s) spoken

Primary language
¢ Turkish
Other language(s)

* English

Registry type




Tanitim ve Kariyer Calismalari

Merkezin Tanitimi:

Noromuskuler Hastaliklar ve
Rehabilitasyonunda Calisma Alanlari
ve Gelecek Beklentileri —
Fizyoterapatik Yorumlar

Aralik 2020.

P Pl N 10371476

Kas ve Sinir Hastaliklari | Prof. Dr. Ayse KARADUMAN

547 gorintiileme * 22 Ara 2020 [ﬁ 37 9] 0 ﬁ PAYLAS =+ KAYDET



Profesyonel Egitimleri

. Duchenne Muskiiler Distrofilerde Sonuc Olciimleri
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Acagurma Dermedt

| B Duchenne « Tarih: 15 Ekim 2020 Tuarkiye Klinikleri Dijital Akademi
Muskdler Distrofi « Katilimci sayisi: 75 13 Mart 2021

Prof. Dr. A. Ayse Karaduman
Lokman Hekim Universitesi Kas ve Sinir Hastaliklan Uygulama Ve
Arastirma Merkezi MOdora

Ars. Gor. Numan Bulut
Hacettepe Universitesi Fizik Tedavi ve Rehabilitasyon Fakdultesi

15 Exim 2020 Noromuskuler Hastaliklar Kursu
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UNIVERSITEMiZ AKADEMIK OGRENCI iSLERI ULUSLARARASI KUTUPHANE KALITE LHUSTEK ILETISIM
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DUCHENNE MUSKOLER DISTROFI'DE FIZYOTERAPI DEGERLENDIRMELERI KURSU HK.

Eklenme Tarihi: 15 Ekim 202(

Degerli Akademisyenlerimiz ve Sevgili Ogrencilerimiz

15 Ekim 2020 (Bugin) saat 14.00’ da LHU Kas ve Sinir Hastaliklari Uygulama ve Arastirma Merkezi Mudura Prof. Dr. Ayse Karaduman tarafindan verilecek olan “Duchenne
Muskdler Distrofi'de Fizyoterapi Degerlendirmeleri Kursu” cevrimici olarak gerceklestirilecek olup kurs katilmak isteyenler icin aciktir. Néromuskuler hastaliklar Arastirma
Derneginin https://www.noromuskuler.org.tr/ ana sayfasindan kursu tiklayarak canli yayin sekmesinden kursa katilim saglayabilirsiniz

OUCHENNE MUSKULER DISTROFIDE
Lokman Hekim Universitesi 'm‘ 'M“

Saygilarimizla




Toplumsal Katki : Aile Egitimleri (Aralik2020-Temmuz 2021)

0 Benim de COCUGUM!

DMD ILE
YASAM
SEMINERI

PROF. DR. FZT AYSE KARADUMAN

LOKMAN HEKiM UNIVERSITESI KAS VE
R SINIR HASTALIKLARI UYGULAMA VE
zo0mus/y ARASTIRMA MERKEZI

83058665928

Prof. Dr. A. Ayse Karaduman

15 Aralik 2020

Nadir Hastaliklarin

Asil Sebebi
AKRABA
EVLILIGI

kaynaklanan sagihk sorunlanm
hep beraber engelleyelim.

COCUK ISTISMARI VE IHMALI ILE MOCADELE DERNEGI AYLIK DERGIS!

Prof. Dr. A. Ayse KARADUMAN
Lokman Hekim Universitesi

Kas ve Sinir Hastahklar Uygulama
Arastirma Merkezi Miidiirii

KAS HASTALIKLARINDA
AILELER iCIN ONERILER

KAS HASTALIKLARI NASIL OLUSUR?

Videoyu izlemek igin tiklayiniz

adet kromozom bulunur. Bu kromozomlann yansi babadan, yars anneden gelir ve bu
kromozomlarin 2 tanesi cinsiyeti belirler.

ERKEK XY (X kromozomu anneden, Y kromozomu babadan gelir)
KADIN XX (X kromozomu anneden, X kromozomu babadan gelir)

Prof. Dr. Haluk Topaloglu
Cocuk Narologiu, Yeditepe Universitesi

Prof. Dr. AYSE KARADUMAN
DMD'LILERE YONELIK FIZYOTERAPI
UYGULAMALARI
16 Aralik Carsamba
Saat:16.00

(Teamlink)
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— @dmd_aileleri

Vicudumuz milyonlarca hiicreden olusur. Sadece mikroskopla gorebilecegimiz kiliklikte olan
bu hilcreler bir araya gelerek dokulan, dokular organtan, organlar sistemleri, sistemler de viicudu
meydana getirirler. Her hiicrenin iginde ekirdek ad: verilen, hilcreyi kontrol eden ve ySneten bir
yapi bulunur. Bu yapinin icerisinde sag renginden boy uzunlugiuna, kan grubundan cinsiyete
kadar pek gok bilgiyi barindiran kromozomlar vardir. Her insanda 23 cift yani toplam 44+XX/XY
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HASTALIKLAR \X\ J
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’ -— <
24-26 EYLUL 2021, SAMSUN . ‘

.« 24-26 Eylll tarihlerinde diizenlenen
Noromuskiiler Hastaliklar
Kongresi’'ne, duzenleyici ve 2 sozel
bildiri ile de konusmaci olarak katilim

saglandi.

-  Merkez Binyesinde arastirmalar ve

egitimler icin “Kas Konseyi’’ olusturuldu.

14.00-19.00
14.00-14.20
14.20-14.50
14.50-15.20

15.20-15.40

10.00-11.30

10.00-10.30

10.30-11.00

11.00-11.30

BiLIMSEL PROGRAM

24 Eyliil 2021, Cuma
Néromuskiiler Hastaliklarda Degerlendirme ve Fizyoterapi Kursu
Eitmenler: Ayse Karaduman, Numan Bulut, ipek Giirbiiz, Ankara
Farkl Noromuskiler Hastaliklarda Degerlendirme Yontemleri
SMA'da Degerlendirme: Hammersmith Functional Motor Scale (Genisletilmis)
SMA'da Degerlendirme: CHOP-Intend
Kahve Arasi & Poster Zamani
DMD'de Degerlendirme: 6 Dakika YlrGme Testi ve Morth Star Ambulasyon Degerlendirmesi
DMD'de Degerlendirme: Brooke Alt ve Ust Ekstremite Fonksiyonel Siniflandirmasi, Motor Function Measure (MFM)
Kahve Arasi & Poster Zamani

- AT AL VA & LR

V. OTURUM |[izlemek icin Tiklayniz)
Oturum Baskanlar1: Sema Saltik, Istanbul ve Ozlem Hergiiner, Adana

Rabdomyoliz,
Giil Aktan, Izmir

Kas hastaliklar1 ve Tele-rehabilitasyon
Ayse Karaduman, Ankara

Kas hastaliklarinda yutma disfonksiyonu ve rehabilitasyonu
Numan Demir, Ankara



Eylal 2021

* V. Noromus
* V. Noromus
* V. Noromus

Egitmenligi

KU
KU

KU

er Hasta
er Hasta
er Hasta

klar Diizenleme Kurulu Uyeligi
Iklar Bilim Kurulu Uyeligi

Iklar Fizyoterapi Degerlendirmeleri Kursu

BILIMSEL PROGRAM

14.00-19.00

14.00-14.20

14.20-14.50

14.50-15.20

24 Eyliil 2021, Cuma

Néromuskiiler Hastahklarda Degerlendirme ve Fizyoterapi Kursu

[Kurs 1 - izlemek icin Tiklayimz] [Kurs 2 - Izlemek icin Tiklayimz] [Kurs 3 - izlemek icin Tiklaymniz]

Egitmenler: Ayse Karaduman, Numan Bulut, ipek Giirbiiz, Ankara
Farkli Noromuskiiler Hastaliklarda Degerlendirme Yontemleri
SMA'da Degerlendirme: Hammersmith Functional Motor Scale (Genisletilmis)

SMA'da Degerlendirme: CHOP-Intend



DUzenIeﬂme ve Bilim
Kurulu Uyelikleri

V.NOROMUSKULER <
HASTALIKLAR \;\ 5
KONGRES !ﬂ bl

24-26 EYLUL 2021, SAMSUN

Bilimsel Danisma Kurulumuzdaki pek ¢ok degerli bilim insaninin destedi sayesinde guncel tedaviler, ilag calismalari ve bakim kosullar hakkindaki bilgileri siz
degerli ailelerimiz ile paylagabiliyoruz. Bu sayede DMD hastasi gocuklarimizin ve genglerimizin yagam standartlarini yukseltmek ve ¢ikmasi beklenen tedavilere

zaman kaybetmeden ulagmalarini saglamak icin bilingleniyoruz.

Diinyada DMD hakkinda yir(tulen guncel calismalar tarayip derledigimiz bilgiler icin Giincel Galismalarin Ozetleri sayfamizi ziyaret edebilirsiniz.

Diizenleme Kurulu Duchenne Muskuler Distrofi hakkinda saglik uzmanlarinin paylagimlarini dernegimizin Youtube sayfasindan takip edebilirsiniz.

Bagkan
Ayse Aksoy

Sekraterler Prof. Dr. Haluk Topaloglu Prof. Dr. Ayse Karaduman
Elif Acar Arslan
Gokcen Oz Tuncer

Cocuk Sagligi ve Hastaliklari / Cocuk Noroloji Fizik Tedavi ve Rehabilitasyon

Yeditepe Universitesi Hastanesi Lokman Hekim Universitesi

Noromuskiiler Hastaliklar Aragtirma Dernegi Yonetim Kurulu
Gillsev KALE

Haluk Aydin TOPALOGLU

Aynur Ayse KARADUMAN

Omur YILMAZ

ipek ALEMDAROGLU

Beril TALIM

Fatma Mijgan SONMEZ

Prof. Dr. Vildan Goknur Haliloglu
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Projeler- Ulusal

e Merkezimiz tarafindan DMD'li cocuklarin uzaktan fizyoterapist denetiminde oyun
tarzinda tasarlanmis egitimlerle hareketliliklerini saglamak igin proje gelistirildi.

e «Pandemi Doneminde Duchenne Muskuler Distrofili (DMD) Cocuklarin Fiziksel

Sagliklarinin Korunmasi icin Uzaktan Fizyoterapi Uygulanmasi:Telerehabilitasyon «
Agustos 2021- -/-)

e 3 merkezli bir calismadir. (LHU, KTU ve Izmir Tepecik Hastanesi Kas hastaliklari
Merkezi)

' :
.
: : DMD ) |
AILELERI DERNEG j
Méramuskuler Hastahiklar

Aragtirma Demed







TUSEB Proje Basvurusu

SSPE (Subakut Sklerozan Panensefalit) ve DMD (Duchenne Muskiiler Distrofi)
Hastaliklarina Yonelik Bilimsel Arastirma Projeleri On Basvuru Formu

MATERYAL ve METOD:
(En fazla 300 karakter)

ARASTIRMA ONERISi BASLIGI:

Duchenne Muskiiler Distrofi Hastasi Cocuklarda Beslenme ve Motor Fonksiyon Durumlari
Arasindaki iliski

OZET:

Cocukluk caginin en sik gorilen noromauskuler hastaliklarindan biri olan DMD icin hentiz
kanitlanmis bir tedavi yontemi bulunmamaktadir. Mevcut yaklasimlar, olasi komplikasyonlan
onlemeye ve hastalarin yasam kalitesini korumaya yoneliktir. Bu ¢ocuklarda hareketsizlik ile
birlikte, bliyime, viicut yag oraninda artisla seyreden ergenlik donemi, dizenli kullanmakta
olduklan kortikosteroidler obeziteye kadar varan vicut agirhginda artisa yol acabilmektedir.
Bu nedenle fizyoterapi ile birlikte uygun beslenme programimin birlikte uygulanmasi 6nem
tasimaktadir. Bu arastirma. heslenme ve fizvaterani danismanliklaninin hirlikte viiriitillecesi

3.1. Arastirmanin yeri: Calisma, Biruni Universitesi Beslenme ve Diyetetik bdlimii Saghk
Uygulama ve Arastirma Merkezi Antropometri Laboratuvari’nda ve Lokman Hekim Universitesi
Kas ve Sinir Hastaliklan Arastirma Merkezi'nde gerceklestirilecektir.

3.2. Arastirmanin zamani: Arastirma 15.12.2021 tarihinde baslayip 15.12.2023 tarihinde
bitecektir.

3.3. Aragtirmanin evreni, drneklemi, aragtirma grubu:

Nadir gorilen bir hastalik olmasi nedeniyle aragtirmanin hacmi parametrik istatistik ydntem
kullamilmasi igin merkezi limit teorimine gore subgrupta en az 30 kisi olacak sekilde
planlanmistir

3.4. Arastirmanin tipi: Aragtirma prospektif kesitsel tirdedir.
3.5. Arastirma icin gerekli insan giicii:

Arastirmanin Planlanmasi: Prof. Dr. Aynur Ayse KARADUMAN, Prof. Dr. Fatma CELIK, Prof. Dr.
Yusuf CELIK, Ogr, Gér. ibrahim Halil BAGIS, Ars. Gor. Ezgi ERTAL, Fzt, Sena KARADUMAN

Arastirmada Vakalara Ulasilmasi ve Vakalanin Degerlendirilmesi: Prof. Dr. Aynur Ayse
KARADUMAN, Prof. Dr. Fatma CELIK, Prof. Dr. Memet Yusuf CELIK, Doc. Dr. Ayhan DAG, Dr.
Fzt, Halil ibrahim CELIK, Ogr, Gor. Azize Reda TUNC, Ogr, Gor. ibrahim Halil BAGIS, Ars. Gor.
Ezgi ERTAL, Fzt. Sena KARADUMAN, Ars. Gor. Mustafa SARI, Ars. Gor. Demet OZTURK, Ars. Gor.
Muhammed Enes KARTAL, Ars. Gor. Aybiike COSKUN

istatistiksel Analizin Yapilmasi: Prof.Dr.Memet Yusuf CELIK , Dr.Fzt. Halil ibrahim CELIK




Merkezimizde surdurilen ilk tez calismasi;

“Duchenne Muskiiler Distrofili Cocuklarda Alt Uriner Sistem
Semptomlarinin ve iliskili faktérlerin Incelenmesi”

(Yuksek Lisans Tezi) Demet Oztiirk
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Investigation of surface electromyography amplitude values
during stair climbing task in children with Duchenne muscular
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Abstract

Objective The aims of this study were (a) to examine the surface electromyography (sSEMG) amplitude values of the lower
limb muscles during stair climbing both between different functional levels of Duchenne muscular dystrophy (DMD), in com-
parison with healthy children, and (b) to investigate the relationships between sEMG amplitudes and physical performance.
Methods sEMG amplitudes of the lower limbs of twenty-one children with DMD between levels I and III according to the

Brooke Lower Extremity Functional Classification Scale and eleven healthy peers were evaluated by using SEMG during
ctair nlimhina tacl Dhucinal narfarmanca wac ava Tnatad hu A min

Mintaze KEREM GUNEL, PhD, PT’
Cemil OZAL, PhD, PT'
Kiibra SEYHAN BIYIK, PhD, PT'
Selen SEREL ARSLAN, PhD, PT?
Numan DEMIR, PhD, PT

PhD, PT:

all- tact and acran Aina A ctan timad narfarmanna tact

Duchenne Muskiiler

|A MULTIDISCTPLINARY APPROACH TO PATIENTS WITH SPINAL MUSCULAR
ATROPHY:
THE PERSPECTIVE IN TURKEY

Ayse Karaduman, Numan Bulut, Haluk Topaloglu, Giillii Aydin, Fatma Ugur, Ozlem

Koken, Nesibe Gevher Eroglu Ertugrul, Bilge Nur Yardimec Lokmanoglu, Mehmetcan

Babaoglu, Miijgan Sénmez, Goknur Haliloglu, Nagehan Emiralioglu, Ugur Qzcelik,

Muharrem Yazici, Oznur Yilmaz, Hasan Ozen, Ipek Giirbiiz

THE TURKISH VER!
DRINKING ABILITY CLA
RATER RELIABILITY A}
THE OTHER FUNCTION
IN CHILDREN W ABSTRACT

Background: In recent years, the care standards have been updated as a result of the
ORIGINAL ARTICLE

promising developments in the treatment of Spinal Muscular Atrophy (SMA). However, the
ABSTRACT

Purpose: Oral motor problems, feeding and sv

children with cerebral palsy. The Eating and Drinking Ability Classiticafion System (EDALS)is used to classity
eating and drinking performance in children with cerebral palsy. The aims of this study were to translate the
EDACS into the Turkish and to investigate its intra-rater reliability and the relationship with other functional
classification systems.

Methods: The EDACS was translated from English into Turkish. The Turkish version of the EDACS was applied
to 125 children with cerebral palsy. For intra-rater reliability, the Turkish EDACS was re-scored after two weeks.
Gross Motor Function Classification System, Manual Ability Classification System, and Communication Function
Classification System were also recorded to determine the functional status of children.

Results: Fifty-four females and 71 males with a mean age of 7.4423.95 years were included. The intra-rater
reliability of the Turkish EDACS was almost perfect (ICC=0972, Confidence Interval=0.959-0.980, p<0.001).
Significant comrelations === ©=rm = b oo mm s Tokiioh FRMAE cod Fon e Mt s e o iR e
Manual Ability Classific

F=N A4 raznactivahs n

situation is not fully known about the healthcare standards such as treatment options, facilities

Noromuskiiler Hastahklarda Kamita Dayah Egzersiz Uygulamalar

Distrofi ve Spinal Muskiiler
Atrofi‘de Skolyoz Gelisimi
ve Tedavisi

Oz

Duchenne Muskiller Distrofili Bireylerde COVID-19 Korku Diizeyi ve Azt Olma

Durumunun Inc,

pandeminin seyri hakkindaki belirsizlik ve sosyal medyada hastahk hakkindaki asisiz ve

Amag:Yiiksck enfeksiyon ve bulasma orani,

nmesi

speten yiiksek morbidite ve mortalite oram,

iPEK GURBUZ » GZNUR YILMAZ ¢ AYSE KARADUMAN

Pediatrik Noromuskiiler Hastaliklar

Noromuskiiler hastaliklar primer anormalligin veya lezyonun 6n boynuz motor
noron, periferik sinir, n6romuskiiler bileske ve kasi iceren periferik sinir sisteminde
oldugu bir grup herediter bozuklugu kapsar. N6romuskiiler hastaliklarin en genel
ortak ozelligi anormal kas fonksiyonu ve bunun yol actig: sekellerdir. Bu hastalik
grubunun en vavgn klinik isaretleri, daha cok tipik sekilde ilerlevici kas zavifhgin-

Ogr.Gor. Azize Reda Tung
Lokman Hekim Universitesi
reda.tunc@lokmanhekim.edu.tr
05063510772

Noromuskiiler hastaliklar (NMH), motor néron hastaliklari, motor sinir kokleri veya
periferal sinir bozukluklari, néromiiskiiler iletim bozukluklar: ve kas hastaliklar1 dahil olmak
iizere heterojen bir grup bozukluklan temsil eder. Cogu genetik gecis paterni gosterir. Klinik
seyirde vaygin kas zayifligi, alt ekstremitelerde fleksor kontraktiirler, omurgada skolyoz ve

enlimim fanleivanlarinda vatarcizlilr cilblil-la aArilbirlban hiimim van cira daha nadiren duem



Uluslararasi Projeler

- DMD Expanded Data base
- SMA Expanded Data Base

| am pleased to confirm that the LUKAM Registry is participating in the
project to implement v1.2 of the DMD dataset. In our meeting this
morning we discussed that you expect to complete the implementation
by the middle of October 2021 and we look forward to working with you
on this. By implementing the dataset LUKAM will be one of the first
registries in the world to start collecting the new data. LUKAM will join
such organisations as the Australian Neuromuscular Disease Registry
(ANMDR) based at the Murdoch Children’s Research Institute in
Melbourne, Australia and the German DMD Registry at the Friedrich-
Baur Institute Dept. of Neurology, Ludwig-Maximilians University
Munich at the forefront of DMD data gathering.

2122021 18:49 T.C. Lokman Hekim Universitesi Posta - TREAT-NMD Core Dataset Expansion Project for Duchene Muscular Dystrophy

% Aynur Ayse KARADUMAN <ayse.karaduman@lokmanhekim.edu.tr>

LOKMAN HEKIM
ONIVERSITESI

TREAT-NMD Core Dataset Expansion Project for Duchene Muscular Dystrophy

1 mesaj
John McKenna <john.McKenna@treat-nmd.com>

Alici; Aynur Ayse KARADUMAN <ayse.karaduman@lokmanhekim.edu.tr>
Cc: Janet Wilkins <janet.wilkins@treat-nmd.com>

Good Morning Aynur-Ayse,

| write further to the above mentioned project and LUKAM Registry, Lokem Hekim University Neuromuscular

Diseases Application and Research Center, Ankara, Turkey.

23 Eylal 2021 13:32




Uluslararasi toplantilar

TREAT-NMD ﬁ GD&C

Neuromuscular Network

TREAT-NMD Global Registry Network

TGDOC ANNUAL CURATORS” MEETING

MON 22 NOV—-WED 24 NOV 2021

Monday 22"¢ November — Day One

| Start | End | Duration [ Title Speaker/Chair

Anna Ambrosini, TGDOC Chair
Jim Dowling, TREAT-NMD Executive Committee Chair
David Allison, TREAT-NMD Services CEO

Welcome and Introductions,

12:00 | 12:30 30 min TREAT-NMD Updates

12:30 | 13:30 Ak TGDOC Updates and feedback | Anna Ambrosini, TGDOC Chair

from last Curators’ Meeting Helen Walker, Global Registry Enquiries Manager
=+ 13:30 | 14:00 30 min TGD.OC Memb.e.rshlp and' Helen Walker, TREAT-NMD Global Registry Enquiries
’ Registry Enquiries Overview Manager
O aa.An 1a.2n 2A matn Bennal
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Celebrating the most active members of the community at
TGDOC Annual Curators' Meeting 2021
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2 Uluslararasi projeler

« Sarepta’nin sponsor oldugu ve 7 Ulkenin dahil oldugu dogal seyir ¢calismasina katilim saglandi.
«Limb Girdle Muskdiler Distrofi (LGMD) Tip 2E (LGMD2E/R4), Tip 2D (LGMD2D/R3) ve Tip 2C (LGMD2C/R5) olan
Goéndlilliilerin Dogal Seyri Hakkinda Global, CokMerkezli, Boylamsal Calisma

(Protokol numarasi ve Siiriim: SRP-LGMD-501-NHS — Degisiklik 1, 07-Ocak-2021)

e Calismanin etik kurul onayi Universitemizden alindi.
 Turkiye adina tek merkez olarak LHU yer ald..
« (Calismada Prof. Dr. Haluk Topaloglu, Dr. Necmettin Din, A. Ayse Karaduman, Azize Reda Tung

ve Halil Ibrahim Celik yer alacaktir.

444 8 548

www.lokmanhekim.edu.tr ——
LHY



LGMD Proje Egitimi Calistay1 29-30 Kasim — 01 Aralik 2021

ATOM INTERNATIONAL LTD

Clinical expertise  ¢ummmmmmmmm) Research experience A

" .
! 7
I Ayse,Karaduman sl

. STUDY RATIONALE
training

Purpose of this natural history study is to characterize the clinical phenotype
and natural disease course of LGMD2E, LGMD2D, and LGMD2C. Collect
standardized data on:

. A Skeletal functions
Qua I Ity Contr0| " 4 * Cardiac and pulmonary function
- 1 4 * Subject and caregiver's perception of subject’s overall health and quality of life
/ * Laboratory assessments H
* Retrospective information through a medical chart review

[Ayse Karaduman < -

¥ Information gained may inform future decisions about potential future
A @, - 24 A [ &D O] [ investigational treatment studies including, but not limited to:
Stop Video Participants Chat Share Screen Record React * Identification and selection of clinical outcome assessments
« Data collection intervals for implementation in potential clinical studies
« Assist in the determination of clinically important change in clinical outcomes

Lena RuB

¥ Reda Tung

N

444 8 548

www.lokmanhekim.edu.tr LAY



s&F% Hasta hizmeti (LUKAM sistemi kaydi)
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TOPLAM HASTA SAYISI TOPLAM MUAYENE SAYISI
YENI HASTALAR YENI MUAYENELER
[ Hastalar I Muayeneler
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« DMD, SMA, HSMN; LGMD, CMD, FSHMD hasta gruplari

4448548

www.lokmanhekim.edu.tr
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2022 yilinda tamamlanacak olan calismalar
ve planlar

1- 2022 Eylul 6. Noromuskiuler Hastaliklar Kongresi duzenlenecektir.
Ana konu: «Noromuskuler Hastaliklarda Ergenlik ve Gecis Donemi»

2- Halen devam etmekte olan calismalarin takvimine uygun
surdurilmesi saglanacaktir. (3 uluslararasi, iki ulusal )

3- 7 Ulkenin katihmci oldugu LGMD calismasinda Tiirkiye’den tek
merkez olarak secilmis olmanin sorumlulugu ile projenin eksiksiz ve
hatasiz tamamlanmasi yeni calismalara kapi acacaktir. Projenin
tamamlanmasi hedeftir.

4- Aile ve profesyonel egitimleri strdurulecektir.
5- En az iki makale yayinlanmis olacaktir.



Ihtiyaclarimiz/ Zayifhiklarimiz

Hasta degerlendirme ve kabullerinin yapilabilecegi fiziksel mekan
sikintilarinin olmasi

Projelerden elde ettigimiz ekipmanlar icin alan(halen depolarda ve
odalarimizda muhafaza edilmektedir)

Universite ile hastanelerinin arasindaki mesafe hasta akisi ve
isbirlikleri acisindan zaman ve mesafe sikintilarina yol acmaktadir

Eleman eksikligi
- Zaman problemleri
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