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Az ERN dokumentum tipusa: Protokoll
Taxonomiai hivatkozas: Az ERH tevékenységeinek jelentése
ERN: TransplantChild

Az osztalyozassal kapcsolatos tovabbi informaciokért lasd a TransplantChild dokumentacio
kezelésére vonatkozé SOP00 szabvanymdveleti eljarast (SOP)
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Az, hogy az Eurdpai Bizottsag 2017-ben létrehozta a ritka betegségek vagy a rendkiviil specialis
kezelést, szakértelmet és erOforrasokat igényl6 Osszetett betegségek eurdpai
referenciahaldzatait, fontos mérfoldko volt e betegek hozzaférésének és specidlis ellatasanak
biztositdsa szempontjabdl. Ez a kezdeményezés lehetdvé tette a legjobb multidiszciplinaris
csapatok mozgodsitasat és a szakértelem cseréjét Eurdpa-szerte. Az ERN-TransplantChild
egyike annak a 24 halézatnak, amelyet 2017-ben inditottak el a ritka, dsszetett vagy alacsony
prevalenciaju betegségek vagy allapotok terén a hataron atnyuld betegjogokrdl szolé iranyelv
2011. évi 12. cikkével 6sszhangban.

Az ERN TransplantChild az egyetlen olyan ERN, amely egy Osszetett eljarasra 6sszpontosit,
mint példaul a gyermekatiiltetés, amely egy Osszetett és alacsony prevalencia allapot, amely
rendkivil specidlis szakértelmet és erdforrasokat igényel. A jelenlegi megkozelitések nem
elegendbek a hosszu tavu graft és a betegek tulélésének teljes kor(i kezeléséhez, mikézben a
lehetd legjobb életmindséget biztositjak.

Az ERN TransplantChild jelenleg 21 unids tagallam 40 eurdpai egészségiigyi szolgaltatdjat
(HCP) foglalja magaban, amelyekben 33 HCP teljes jogu tag (FM) és 7 tarsult partner (AP)
vesz részt. Az ERN TransplantChild célja, hogy megerGsitse és javitsa a transzplantacidra
szoruld gyermekek és csaladjaik varhatd élettartamat és életmindségét az alabbiak révén: (1)
A halézaton keresztiil torténé hozzaférés biztositdsa a gyermekatiiltetés atfogd és
multidiszciplinaris megkdzelitésével kapcsolatos lehetd legjobb gondozasi gyakorlatokhoz és
tamogatasi eljarasokhoz; (2) az inkluziv, innovativ és jobb eljarasokra, tajékoztatasra,
képzésre, tudasra és tapasztalatra iranyuld eréfeszitések kidolgozasa és Osszekapcsolasa a
halézaton beliil; (3) az érdekelt felek bevonasa a transzplantacids folyamatba, valamint az
ismeretek és informacidk rendelkezésre bocsatdsa. Erre a latdsra  kiilondsen
gyermektranszplantacio esetén van sziikség, szemben a felnétt transzplantacioval, ahol az egy
transzplantalt szervre jutd betegek szdma magasabb.

A betegnyilvantartasok és -adatbazisok kulcsfontossagu eszkozt jelentenek a ritka betegségek
terliletén végzett klinikai kutatas fejlesztéséhez, valamint a betegellatas és az egészségligyi
ellatas tervezésének javitasahoz. Ezek a legjobb mddja az adatok dsszegy(ijtésének, hogy
elegend6 mintaméretet érjenek el az epidemioldgiai és/vagy klinikai kutatasokhoz. A
nyilvantartasok toborzasi eszkdzként szolgalnak a betegségetioldgidra, patogenezisre,
diagndzisra vagy terapiara 6sszpontositd tanulmanyok elinditasahoz. Az Eurdpai Unid Tanacsa
2009. junius 8-an azt ajanlotta, hogy a ritka betegségek és az 0sszetett betegségek teriiletén
a tagdllamok fontoljak meg a jarvanyligyi célok, nyilvantartasok és adatbazisok minden
megfeleld — tobbek kdzott unids — szinten torténd tamogatasat, mikozben tudataban vannak
a fuggetlen kormanyzasnak. E folyamat és kiilondsen a ritka betegségek nyilvantartasaiban
szerepld adatok interoperabilitdsanak tAmogatasa érdekében a Bizottsag Ugy hatarozott, hogy
létrehozza a ritka betegségek regisztralasaval foglalkozé eurdpai platformot (EU RD Platform),
és kidolgozza az ilyen ritka betegségek nyilvantartasainak interoperabilitdsara vonatkozd
egyedi szabvanyokat (,JRC-szabvanyok”, amelyeket a Bizottsag Kozos Kutatdkézpontja
dolgozott ki).
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Mind a szilard szervatiiltetés (SOT), mind a vérképzd Gssejt-transzplantacié (HSCT) dramaian
megvaltoztatta sok gyermek varhatd élettartamat azaltal, hogy olyan kezelést biztositott,
amely egyébként nem maradt volna életben. Vilagszerte évente mintegy 150,000 SOT és
80,000 HSCT keriil végrehajtasra. A gyermekatiiltetés az 6sszes SOT koriilbellil 10%-at és az
0sszes HSCT 20%-at teszi ki. 2012 és 2016 kdzott mintegy 7741 gyermekgydgyaszati SOT-ot
és 14,717 gyermekgydgyaszati HSCT-t végeztek az Eurdpai Unidban, és a gyermekkord
transzplantaciok szama tovabbra is névekszik.

Mind az SOT, mind a HSCT lehetdséget kinal a gydgyulasra, ugyanakkor noveli a kezeléssel
0sszefliggd haldlozas és a hosszu tavd mellékhatasok kockazatat. A transzplantacio a végso
stadiuml betegséget egy fenntarthatobb krdnikus betegséggel helyettesiti, és mint ilyen,
mélyrehatd klinikai és pszichoszocialis kovetkezményekkel jar. A transzplantacids ellatas mégis
orvosi kihivast jelent, mivel a hatékony transzplantacidéhoz interdiszciplinaris csapatszemlélet
sziikséges, amely tamogatja a transzplantacios eljarast az SOT és a HSCT kozos folyamataiban,
mint példaul: immunszuppressziv kezelés, immunrekonstrukciod, kilokddés, tolerancia, fertdzés
kockazata, feln6ttgondozasra vald attérés és pszichoszocialis jolét.

Ez a dokumentum atfogdan foglalkozik a PETER-nyilvantartast és annak miikddését
meghatarozd kulcsfontossagu szempontokkal. Ezek magukban foglaljak az attribGtumokat, a
jogi szempontokat, a betegjogokat, az adatvédelmet, a mlikodésével kapcsolatos iranyitast és
a finanszirozasi megfontolasokat.

Ez a dokumentum a PETER-nyilvantartasban részt vev0 valamennyi egészségiigyi
szolgaltatora (HCP) vonatkozik. A felelos vizsgalok gondoskodnak arrdl, hogy a
PETER-nyilvantartast e protokolinak megfeleloen hajtsak végre, az itt leirt
utasitasoknak és eljarasoknak megfeleloen.

A gyermekatiiltetés eurdpai nyilvantartdsa — PETER — abbdl ered, hogy integralni kell a
gyermekatiiltetés keresztmetszeti megkdzelitését és az életminéségrél szolo jelentéseket a
betegek bejelentett eredményeir6l (PROM) (1. abra). Péter raciondlis, hatékony és
interoperabilis hozzaférést tesz lehetové a gyermekatiiltetés valamennyi tipusara vonatkozd
informacidkhoz.

Péter keresztmetszeti megkéozelitésen alapul, fliggetleniil a transzplantacio tipusatdl, integralva
a transzplantacids folyamat kiilonbdz6 fazisaibol szarmazé valtozokat.

BCEN Co-funded by the European Union, Oldal: 512
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Abra: Péter nyilvantartasi megkozelitése
Novelni fogja a gyermekek transzplantacids eljarasaval kapcsolatos ismereteket a
transzplantaciés hatékonysag meghatarozd tényezlinek kimutatasa céljabdl, ami lehetdvé
teszi a gyermekek és csaladjaik tulélésének és életmindségének javitasat célzd kutatasi vonalak
fejlesztését.

Az altalanos cél a gyermekkorl transzplantalt betegek egészségi allapotanak leirdasa a
varolistara vald felvételiktol és a transzplantacid utani nyomon kovetésiiktdl kezdve, klinikai
szempontbol és a beteg sajat (életmindsége) szempontjabdl egyarant. A FAIR-elvek eurdpai
szabvanyainak vald6 megfelelés a fellelhetdségiik, hozzaférhetdségiik, interoperabilitasuk és
Ujrafelhasznalhatdésaguk javitdsa, valamint a jelenlegi adatvédelmi politikdk teljes kori
tiszteletben tartasa révén.

A konkrét célkit(izések a kovetkezok:

= A transzplantacié hosszu tavu hatasossaganak és biztonsagossaganak értékelése.

= A klinikai eredmények értékelése, beleértve a graft tulélést, a szovodményeket és a
betegek tulélését.

= A gyermekatiltetett betegek életmindségének felmérése.

= A transzplantacids folyamat soran bekdvetkezd valtozasok és a betegek életmindsége
kozotti 6sszefliggés.

= A klinikai gyakorlat mindségének javitasara €és harmonizalasara szolgalo teriiletek
meghatarozasa.

= A gyermekatiiltetési folyamattal kapcsolatos tudasteremtés tamogatdasa és a kutatas
elémozditasa.

E célkit(izések teljesitésével a PETER célja, hogy javitsa a gyermekatiiltetett betegek ellatasat
és eredményeit.

Petert Ggy tervezték, hogy a betegkezelés részét képezé gyermekatiltetési folyamatra
vonatkozd klinikai adatokat prospektiv médon gydijtse.

Co-funded by the European Union, Oldal: 6 12
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A PETER-re vonatkozd adatgy(ijtés nem igényel tovabbi kérhazi vizsgalatokat, felvételeket
és/vagy a szokasos ellatason tuli latogatasokat. A beavatkozasok soran a klinikai
dokumentacidoban mar szerepld egészségligyi allapotadatokat és a beteg/sziil6k altal jelentett
életmindséget kell 6sszegy(ijteni.

Azokat a 18 év alatti betegeket, akik a transzplantacios vardlistara vald felvételiik 6ta szilard
szerven és/vagy vérképz6 Ossejt-transzplantacion estek at, fel kell venni vagy nyomon kell
kdvetni.

= A transzplantalt betegek 18 éves koruk utan.
= Az EU-n kiviili transzplantacié rendszeres nyomon kovetése.
= A tajékoztatason alapuld beleegyezés elutasitasa.

Co-funded by the European Union, Oldal: 7 12
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A PETER nyilvantartas célja, hogy adatokat gy(ijtsbn a meghatarozott befogadasi
kritériumoknak megfeleld betegektdl.

Ezeket az adatokat az ERN TransplantChild halézaton belil m{ikodé egészségiigyi
kapcsolattartd pontoktdl, valamint a nem transzplantaciosChild-szakértéktol, valamint az
eurdpai orszagok nemzeti és/vagy regiondlis klinikai halozatain keresztil gy(iijtik.Az ERN
TransplantChild HCP-iben, a nem transzplantaciés gyermekszakértoknél vagy az eurdpai
orszagok nemzeti és/vagy regionalis klinikai haldzataiban.

2023 augusztusatdl 40 ERN TransplantChild HCP talalhatd 21 unids tagallamban.

Az Osszegy(ijtott adatok nem tartalmazzak a betegek demografiai adatait vagy a betegek
azonositoit.

Minden beteg alnevesitett belsé kodot kap a Xolomon platformrendszer szerint. Peter az
Eurdpai Bizottsag altal ajanlott ERDRI.spider (Biztonsagos adatvédelem-meg06rzd Identity
management in Distributed Environments for Research) alnevesitési eszkdz megvaldsitasan
dolgozik.

A klinikai adatok gy(jtéséhez egy online platformot (Xolomon) hasznalnak olyan protokollokkal,
amelyek garantaljdk az adatbevitel biztonsagat. Csak a fonyomozd altal a tanulmany
résztvevojeként regisztralt és engedélyezett felhasznaldk tudnak adatokat bevinni a
platformra.

Az életminGségre vonatkozd adatokat a Xolomon altal tervezett mobil alkalmazason keresztil
gy(ijtjiik 6ssze. A betegek a mobilalkalmazashoz felhasznaldnevet és jelszot kapnak, amelyet
az els6 bejelentkezéskor meg kell valtoztatni. A betegtajékoztatora vonatkozo informaciokat a
beteget beiratkozd vizsgald hozza létre a webes alkalmazasbdl.

Az alapvetd adatelemek kozé tartozik a ritka betegségek regisztralasara vonatkozo kozos
adatelemek készlete, amelyet a JRC (https://eu-rd-platform.jrc.ec.europa.eu/set-of-common-
data-elements) dolgozott ki a gyermekatiiltetés — egy Osszetett betegség — sajatossagainak
kezelésére a ritka betegségekhez képest.

A PETER nyilvantartas célkitlizéseit kovetden a betegek jellemzdire, a transzplantacids
adatokra és az eredményekre vonatkozd adatokat prospektiv mdédon gydjtik. A transzplantacio
utani adatokat a transzplantacié utan 3 honappal, majd azt kbvetben évente rogzitik, amig a
felnGtt egészségligyi ellatasra vald attérés befejezodik (2. abra).

BCEN Co-funded by the European Union, Oldal: 8 12
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Abra: Sziikséges adatok az 6sszes transzplantacios fazisban

Péter egy kozpontositott nyilvantartds. Minden adatot a Xolomon Software segitségével
tovabbitunk a PETER kozponti adatbazisaba. A Xolomon Tree S.L (info@xolomon.com) altal
kifejlesztett szoftver a PETER kifejlesztéséhez kivalasztott elektronikus adatrogzitd (EDC) és
atviteli szoftver. A Xolomon egy SaaS (Software as a Service) EDC (Electronic Data Capture)
szoftver, és egy tobb bérlés webes alkalmazas. A szoftverinfrastruktira a Microsoft Azure-ban
talalhaté. A Tanulmanyadatokat biztonsagos Microsoft Azure-kiszolgalon taroljuk, megfeleld
szint{ titkositassal az Azure ,Nyugat-Eurdpa” régidjaban. Bar a Microsoft nem teszi kozzé
szervereinek nyilvanos helyét, a nyugat-eurdpai régiot tamogatd és fogadd adatkdzpontok
frorszagban (dublini teriileten) talalhatok.

A statisztikai elemzéseket vizsgalati protokoll alapjan végezziik. A klinikai szakértékkel
egyuttmlkodésben lekérdezésekre kerlil sor a PETER KT-nek a vizsgalati protokollban
elGiranyzott statisztikai elemzések megtervezéséhez sziikséges leird statisztikak és relevans
informacidk elGallitdasa érdekében. A nyilvantartasi adatok a rendelkezésre all6 adatok
masodlagos felhasznalasan alapuld, az alkalmazandd unids és nemzeti jogszabalyokkal
0sszhangban, valamint az eurdpai egészségigyi adattérrel és a JRC/EU RD platform
irdnymutatasaival és iranymutatasaival 0sszefliggésben végzett megfigyelési tanulmanyokat
tamogatjak.

Co-funded by the European Union, Oldal: 912
by the project GA 947629 A dokumentum kodja: PETER_PT/01_V01
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A Peter Registry rendelkezik egy mindségbiztositasi tervvel (QDAP), amely az adatok és az
informaciéd minGségének kezelésére szolgald iranyitasi struktirakat, politikakat, eljarasokat és
protokollokat, valamint etikai, jogi, biztonsagi és adatvédelmi megfontolasokat tartalmaz.

A QDAP magaban foglalja a platformon az adatmindség biztositdsa érdekében létrehozott
ellenbrzéseket, valamint a QDAP-ban meghatarozott intézkedések értékelésére és nyomon
kovetésére vonatkozd ellendrzési és minéségbiztositasi tervet.

A Peter-nyilvantartas be van jegyezve az EU RD Platformjaba (ERDRI.dor — European Directory
of Registries) (https://eu-rd-platform.jrc.ec.europa.eu/erdridor/register/list/place/ES). A tébbi
europai referenciahaldzat-nyilvantartassal vald szinergidkat az ERN-nyilvantartasokkal
foglalkoz6 munkacsoport és az ERICA fogja eldmozditani.

A PETER-nyilvantartas interoperabilis lesz az eurdpai platformokkal.

A nyilvantartasi protokollt benyuijtjak az érintett egészségiigyi kapcsolattartd pontok etikai
bizottsagainak (EC). Ezen tulmenden az érintett egészségligyi kapcsolattartd pont EC-i
el6zetesen engedélyezik a PETER-nyilvantartasi adatok felhasznalasaval végzett kutatasokat.

A nyilvantartds jogi alapja a beteg/tanar elozetes beleegyezésének megszerzése a
nyilvantartasba valo felvételiik el6tt.

A vizsgaloknak el kell magyarazniuk minden betegnek (vagy jogi képviselének) a PETER-
nyilvantartas jellegét, céljat, az 6sszegylijtott adatok tipusat, varhatd idotartamat, valamint a
lehetséges kockazatokat és el6nydket. Minden beteget tajékoztatni kell arrél, hogy az
adatainak a PETER nyilvantartasban valé rogzitéséhez vald hozzajarulas onkéntes, hogy
barmikor visszavonhatja a nyilvantartasbdl, és hogy a hozzajarulas visszavonasa nem
befolyasolja késObbi orvosi kezelését vagy a kezelborvossal vald kapcsolatat. A tajékoztatason
alapuld hozzajarulast szabvanyos irasbeli nyilatkozat Gtjan, nem szakmai nyelven kell megadni.

A betegnek/tanarnak el kell olvasnia és meg kell fontolnia a nyilatkozatot az aldiras és a datum
el6tt, és meg kell adnia az alairt dokumentum masolatat. Ha a vizsgalati alany nem tudja
elolvasni vagy aldirni a dokumentumot, azt széban be lehet mutatni neki, és/vagy a vizsgalati
alany torvényes képviselGje alairhatja, ha a nyilvantartasban részt nem vevd személy tandja,
jelezve, hogy a beteg nem tudta elolvasni vagy alairni a dokumentumokat. A betegre
vonatkozd informacidk nem viheték be a PETER-nyilvantartasba, miel6tt megkaptak a
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tajékoztatason alapuld beleegyezését. A tajékoztatason alapuld beleegyezés a vizsgalati terv
részét képezi, és azt a vizsgaldnak be kell nydjtania a helyi EK-hoz.

Mivel a személyes adatokat a Xolomon Software haszndlataval a PETER kdzponti
adatbazisaban alnevesitett formatumban régzitik és taroljak, a nyilvantartasok fejlesztésében
részt vevo valamennyi fél szigordan bizalmasan kezeli annak érdekében, hogy ne sériiljon sem
a nyilvantartasokban részt vevé betegek személyes adatainak, sem csaladjanak maganélete.

Az adatokat kizarélag a PETER-nyilvantartas fejlesztésében részt vevd, felhatalmazott
személyzet dolgozza fel. A szamitdgépes rendszerekhez és azok tarolasara szolgald
helyiségekhez vald hozzaférést megfeleld biztonsagi intézkedésekkel fogjak ellendrizni,
amelyek megfelelnek az adatvédelmi szabalyozas kdvetelményeinek.

A PETER nyilvantartasban részt vevé betegek személyes adatainak kezelése, kilénds
tekintettel a hozzdjaruldssal kapcsolatos adatokra, megfelel a helyi adatvédelmi
jogszabalyoknak és az Eurdpai Unié altalanos adatvédelmi rendeletének (GDPR).

A QDAP-nak megfelelden az iranyitd szerveket a PETER feladatmeghatarozasa hatarozza meg,
amely a PETER-testiiletet a legmagasabb iranyitd testiiletként hatarozza meg (amely az ERN
TransplantChild legmagasabb iranyitd testiiletébe tartozik), amelyet a PETER nyilvantartas
koordinatora (Dra. Paloma Jara vagyok. La Paz Egyetemi Korhaz). Ezenkiviil tovabbi
iranyito szerveket, példaul a Végrehajtd Bizottsagot és az adathozzaférési bizottsagot hoztak
létre a kibocsatasiegység-forgalmi jegyzék és az adatokhoz valé hozzaférés iranti kérelmek
kidolgozasanak felligyeletére. A PETER iranyitasi struktdrait a kovetkez6 abra mutatja (3.
abra):

(Gl

Board of the Network

5

PETER Board
Coordinator [ Affiliated Committee J

Ethics and Transparency
Committee

(EOC)
‘J—‘E Ensp\lm Unwersnﬂn(l) @ \ -/-

a Paz .

Executive Operating Committee
[ Patients Committee ]

‘ WP/WG Leaders ’

Operational Area Committee
(0AC)

Technical Secretariat

Abra: A PETER nyilvantartés iranyitasi struktarai az ERN TransplantChild keretében.
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A PETER Tanacs munkadjat a TransplantChild technikai titkarsdga tamogatja, amelynek
székhelye Paseo de la Castellana 261, 28046, Madrid, Spanyolorszag (kapcsolat: Telefonszam:
+ 34 91727.75.76; e-mail; coordination@transplantchild.eu).

A nyilvantartast az Eurdpai Unid egeszsegugy| programja (2014-2020) tarsfinanszirozta.
Fogyasztoi, Egészségligyi, Mez6gazdasagi és EIeImlszerugyl Végrehajté Ugyndkség (CHAFEA).
Tamogatasi megallapodds szama: 947629 — PETER — HP-PJ-2019. 199 981,42 EUR 0sszeg(i
tamogatas.

Ez a jegyzOkonyv a PETER igazgatdtanacs altali jovahagyasat kdvetben lép hatalyba.

Ezt a jegyzOkonyvet sziikség esetén évente fellll kell vizsgalni és frissiteni kell.

A PETER bizottsag barmely tagja azonban indokolt indokokkal javasolhatja a jegyzokonyv
modositasat.

Ebben az értelemben minden javaslatot a javasolt mddositas okairdl és terjedelmérdl szold
magyarazo jelentésnek kell kisérnie. A javaslatokat a PETER bizottsadg koordinatora terjeszti
el6 a PETER bizottsag rendes (ilésein, és a hatarozatokat és megallapodasokat az (lés
jegyzokonyvében rogzitik.

A jegyzokonyv barmely moddositasat kozolni kell a haldzat egészségligyi kapcsolattartd
pontjaival, és a koordinacids kdzpont feltolti és terjeszti.

A hal6zat minden tagjanak meg kell felelnie az e jegyz6kdnyvben meghatarozott szabalyoknak
és elveknek.
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