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Eiropas Komisijas 2017. gada izveidotais Eiropas references tikls retam slimibam vai
sarezgitiem stavokliem, kam nepiecieSama loti specializéta arstéSana, zinasanas un resursi,
bija svarigs atskaites punkts, lai Siem pacientiem nodrosinatu piekluvi un specializétu apripi.
Siiniciativa lava mobilizét labakas daudzdisciplinu komandas un apmainities ar zinasanam visa
Eiropa. ERT-Transplant Child ir viens no 24 tikliem, kas tika uzsakti 2017. gada saskana ar
2011. gada 12. pantu Direktiva par pacientu tiesibam parrobezu veselibas apripé retu,
sarezgitu vai mazizplatitu slimibu vai slimibu joma.

ERT transplantacijas bérni ir vienigais ERT, kas koncentrjas uz sarezgitu procediru,
pieméram, bérnu transplantaciju, kas ir sarezgits un maz izplatits nosacijums, kam
nepiecieSamas loti specializ€tas zindSanas un resursi. Pasreiz€jas pieejas nav pietiekamas, lai
pilntba risinatu ilgtermina transplantata un pacientu izdzivoSanas problému, vienlaikus
nodrosinot vislabako iesp&jamo dzives kvalitati.

Paslaik ERT transplantacijas bérnu vidi ir 40 Eiropas veselibas apripes pakalpojumu sniedzé&ji
no 21 ES dalibvalsts (DV), iesaistot 33 veselibas aprupes specialistus, kas ir pilntiesigi locekli,
un 7 saistitos partnerus (AP). ERT transplantacijas bérnu meérkis ir dot iesp&jas un uzlabot
paredzamo dzives ilgumu un dzives kvalitati pediatriskiem pacientiem, kuriem nepiecieSama
transplantacija ES, ka ari vinu gimeném: 1) ar tikla starpniecibu nodrosSinat viniem piekluvi
labakajai iesp&jamajai aprupes praksei un atbalsta procediram, kas saistitas ar transversalu
un daudzdisciplinu pieeju bérnu transplantacijai; (2) attistit un apvienot centienus tikla
attieclba uz ieklaujosam, inovativam un labakam proceddram, informaciju, apmacibu,
zinaSanam un pieredzi; (3) iesaistit ieinteresétas personas transplantacijas procesa un darit
pieejamas zinasanas un informaciju. ST redze ir ipasi nepieciesama bérnu transplantacijai, nevis
pieauguso transplantacijai, kur pacientu skaits uz vienu transplantéto organu ir lielaks.

Pacientu redistri un datubazes ir galvenie instrumenti klinisko pétijumu izstradei reto slimibu
joma, lai uzlabotu pacientu apriipi un veselibas apriipes planosanu. Tie ir labakais veids, ka
apkopot datus, lai iegitu pietiekamu paraugu skaitu epidemiologiskiem un/vai kliniskiem
petijumiem. Registri kalpo ka darba pienemsanas riks, lai uzsaktu pétijumus par slimibu
etiolodiju, patodenézi, diagnostiku vai terapiju. Eiropas Savienibas Padome 2009. gada 8.
jinija ieteica dalibvalstim reto slimibu vai sarezgitu slimibu joma apsvért iespgju
epidemiologiskos noltkos atbalstit redistrus un datubazes visos attiecigajos limenos, tostarp
ES limeni, vienlaikus apzinoties neatkarigu parvaldibu. Lai atbalstitu So procesu un jo ipasi reto
slimibu registru datu sadarbspéju, Komisija noléma izveidot Eiropas Reto slimibu registracijas
platformu (ES pétniecibas un attistibas platformu) un izstradat ipaSus standartus Sadu reto
slimibu registru sadarbspéjai (“JRC standarti”, ko izstradajis Komisijas Kopigais pétniecibas
centrs).

Gan cieto organu transplantacija (SOT), gan hematopoétisko cilmes Sinu transplantacija
(HSCT) ir bitiski maintjusas daudzu bérnu paredzamo dzives ilgumu, nodrosinot arstésanu,
kas citadi nebutu izdzivojusi. Visa pasaulé ik gadu tiek veikti aptuveni 150,000 SOT un 80,000
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HSCT. Pediatriska transplantacija veido aptuveni 10 % no visa SOT un 20 % no visa HSCT. No
2012. lidz 2016. gadam Eiropas Savieniba tika veikts aptuveni 7471 pediatriskais SOT un
14,717 bérnu HSCT, un pediatriska vecuma transplantatu skaits turpina pieaugt.

Gan SOT, gan HSCT piedava iesp&ju izarstét, bet taja pasa laika palielina ar arstéSanu saistitas
mirstibas un ilgtermina blakusparadibu risku. Transplantacija aizstaj slimibas beigu stadija ar
ilgtsp&jigaku hroniskas slimibas stavokli, un tadé&jadi tai ir dzilas kliniskas un psihosocialas
sekas. Transplantacijas aprupe Vel ir mediciniska probléma, jo efektivai transplantacijai ir
vajadziga starpdisciplinara komandas pieeja, atbalstot transplantacijas procediru kopigos SOT
un HSCT procesos, pieméram: iminsupresiva arstéSana, iminsistémas atjaunosana,
atgrdsana, tolerance, infekcijas risks, pareja uz pieauguso apripi un psihosociala labklajiba.

Sa dokumenta meérkis ir visaptverosi aptvert galvenos aspektus, kas nosaka PETER registru un
ta darbibu. Tie ietver ta ipasibas, juridiskos aspektus, pacientu tiesibas, datu aizsardzibu,
parvaldibu, kas attiecas uz tas darbibu, un finanséjuma apsveérumus.

Sis dokuments attiecas uz katru veselibas apriipes sniedzéju, kas iesaistits PETER
registra. Atbildigie izmeklétaji nodrosinas, ka PETER registrs tiek ieviests saskana
ar So protokolu, ievérojot Seit aprakstitos noradijumus un procediiras.

4. PITERA REGISTRA KONCEPCIJA UN MERKI

Bérnu transplantacijas Eiropas registrs — PETER — izriet no nepiecieSamibas integrét
pediatrijas transplantacijas Skérsgriezuma pieeju un zinojumus par dzives kvalitati, izmantojot
pacientu zinotos iznakuma pasakumus (PROM) (1. attéls).

Common topics to all types of transplants

Amnunosuppressive: » Opportunistic Vieal L Tramition Quality of Harmonisation
treatment - infections. infections C & transfer life (Qot) CPG/CDST
J\/
1 ks
1 Standardised Interoperable Platform
h Care Provider's website

PETER- TransplantChild app for patients

Patient Reported Outcome
Measures (PROMS)

|
Improvement of healthcare services, health, and Qol for paediatric transplant recipients

based variables ‘outcomes for patients/families the process of care patients’ outcomes
Attéls: Pétera registra pieeja
Peter nodroSina racionalu, efektivu un sadarbspéjigu piekluvi informacijai par visiem bérnu
transplantacijas veidiem.
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Petera pamata ir Skérsgriezuma pieeja neatkarigi no transplantacijas veida, integréjot dazadu
transplantacijas procesa posmu mainigos lielumus.

Tas paplasinas zinasanas par transplantacijas proceddru bérniem ar mérki noteikt
transplantacijas efektivitates noteicosos faktorus, kas laus izstradat pétniecibas virzienus, lai
uzlabotu bérnu un vinu gimenu izdzivosanu un dzives kvalitati.

Visparigais meérkis ir aprakstit parstadito pediatriska vecuma pacientu veselibas stavokli, sakot
no vinu ieklausanas gaidiSanas saraksta un péc transplantacijas novérosanas laika, no kliniska
viedokla, ka ari no pacienta (dzives kvalitates) viedokla. Atbilstiba Eiropas standartiem attieciba
uz FAIR principiem, uzlabojot to atrodamibu, piekltstamibu, sadarbspé&ju un atkalizmantoSanu
un pilniba ievérojot pasreiz€jo datu aizsardzibas politiku.

Konkréetie mérki ir Sadi:

= Noveértét transplantacijas ilgtermina efektivitati un droSumu.

= Novertet kliniskos rezultatus, tostarp transplantata dzivildzi, komplikacijas un pacientu
dzivildzi.

= Novertét bérnu transplantacijas sanéméju dzives kvalitati.

= Saskanot izmainas transplantacijas procesa ar pacientu dzives kvalitati.

= Noteikt jomas, kuras jauzlabo un jasaskano kliniska prakse.

= Atbalstit zinaSanu radiSanu par bérnu transplantacijas procesu un pétniecibas veicinasanu.

Istenojot Sos mérkus, PETER mérkis ir uzlabot pediatrijas transplantacijas sanémé&ju aprapi un
rezultatus.

Peter ir izstradats, lai prospektivi apkopotu kliniskos datus par pediatrijas transplantacijas
procesa dalu pacientu vadiba.

Lai vaktu datus PETER vajadzibam, nebis javeic papildu slimnicas parbaudes, uznemsana
un/vai apmekl€jumi arpus standarta aprupes. Pasakumi tiks veikti, lai apkopotu datus par
veselibas stavokli, kas jau ir ieklauti kliniskaja dokumentacija, un par dzives kvalitati, par ko
zinojis pacients/vecaki.

Pacienti, kas jaunaki par 18 gadiem un kam veikta cieta organa un/vai hematopoétisko cilmes
stinu transplantacija kops vinu ieklausanas transplantacijas gaidiSanas saraksta, tiks ieklauti
vai uzraudzti.

= Transplantacijas sanémeji péc 18 gadu vecuma.
= Regulara transplantacijas uzraudziba arpus ES.
= Informétas piekriSanas nepienemsana.
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PETER registra mérkis ir apkopot datus no pacientiem, kuri atbilst noteiktajiem ieklausanas
kritérijiem.

Sie dati tiek vakti no veselibas apriipes specialistiem ERT-TransplantChild tikla, k3 ari no
veselibas apripes specialistiem, kas nav transplantati, un no valstu un/vai redionalajiem
kliniskajiem tikliem Eiropas valstis, ERT-TransplantChild veselibas apripes specialistiem,
netransplantacijas bérnu ekspertiem vai valstu un/vai regionalajiem kliniskajiem tikliem Eiropas
valstis.

Lidz 2023. gada augustam 21 ES dalibvalsti atrodas 40 ERT transplantacijas bérnu veselibas
aprupes centri.

Savaktie dati neietvers pacientu demografiskos datus vai pacientu identifikatorus.

Katrs pacients sanems pseidonimizétu iekS€jo kodu saskana ar Xolomon platformas sistému.
Peter strada pie Eiropas Komisijas ieteikta ERDRI.spider (DroSa privatuma saglabasanas
identitates parvaldiba izkliedétas vidés pétniecibai) pseidonimizacijas rika istenosanas.

Klinisko datu vaksanai tiks izmantota tieSsaistes platforma (Xolomon) ar protokoliem, kas
garanté datu ievades drosSibu. Datus platforma varés ievadit tikai tie lietotaji, kurus ka pétijuma
dalibniekus registréjis un apstiprinajis galvenais pétnieks.

Dzives kvalitates dati tiks apkopoti, izmantojot Xolomon izstradatu mobilo lietotni. Pacientiem
tiks nodrosSinats lietotajvards un parole mobilaja lietotng, kas jamaina pirmaja pieteikSanas
reiz€. BroSiras informaciju no timekla lietojumprogrammas generés pétnieks, kurs ir registréjis
pacientu.

Pamatdatu elementi ietvers Kopiga pétniecibas centra izstradato “Kopigo datu elementu
kopumu reto slimibu registracijai” (https://eu-rd-platform.jrc.ec.europa.eu/set-of-common-
data-elements), lai pievérstos bérnu transplantacijas specifikai, kas ir sarezgits stavoklis
salidzinajuma ar retam slimibam.

Saskana ar PETER redistra mérkiem prospektivi tiks vakti dati par pacientu raksturojumu,
transplantacijas datiem un rezultatiem. Datus péc transplantacijas redistrés 3 ménesSus péc
transplantacijas un péc tam katru gadu, lidz bis pabeigta pareja uz pieauguso veselibas apripi
(2. attéls).
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e | * Demographics: date of birth, gender
- = Diagnosis: ORPHA code (recommended), 1C0-10

|+ Research: contact/biological sample

+ Waiting list: date and type of transplantation
* Retransplantation?

* Functional status at the moment of inclusion in the waiting list: mator
and cognitive development, academic level

Vaccination Schedule before g

* Forms by type of transplantation: SOT and HSCT
» Induction treatment / Conditioning regimen
» Early evolution after transplant
= Patient status
Follow-up date, patient status

o | * Functional status at the moment of the follow-up: motor and cognitive
- development, academic level
» Graft status: forms by type of transplantation TO3 y TEH.
L | « Treatment: 15 and ather medications.
. . o

> - Ma and PTLD
. ons by systemn: renal, haematologie, nutritional status, metabolic,

o
alergies and immune-mediated, neuropsychiatric

* Lab and functional tests for transplant follow-up

* Date
* Basic lab tests

" » 15 trough levels

Attéls: NepiecieSamie dati visas transplantacijas fazés

Peter ir centralizéts redistrs. Visi dati tiek parsatiti uz PETER centralo datubazi, izmantojot
Xolomon programmatiru. Programmatura, ko izstradajis Xolomon Tree S.L
(info@xolomon.com), ir elektroniska datu uztverSana (EDC) un parsutiSanas programmatiira,
kas izvéleta PETER izstradei. Xolomon ir SaaS (Programmattra ka pakalpojums) EDC
(Electronic Data Capture) programmatura, un ta ir vairaku irnieku timekla lietojumprogramma.
Programmatiras infrastruktira tiek mitinata Microsoft Azure. P&étijuma dati tiks glabati drosa
Microsoft Azure serveri ar atbilstoSu SifréSanas limeni Azure regiona “Rietumeiropa”. Lai gan
Microsoft neizpauZ savu serveru publisko atrasanas vietu, datu centri, kas atbalsta un mitina
Rietumeiropas regionu, atrodas Irija (Dublinas apgabala).

Statistiska analize tiks veikta, pamatojoties uz pétijuma protokolu. Sadarbiba ar kliniskajiem
ekspertiem tiks izstradati jautajumi, lai nopratinatu PETER DB, lai iegiitu aprakstosu statistiku
un attiecigu informaciju, kas vajadziga pétijuma protokola paredzétas statistiskas analizes
planoSanai. Redistra dati atbalstis novéroSanas pétijumus, kuru pamata ir pieejamo datu
sekundara izmantosana, saskana ar piemérojamiem ES un valstu tiesibu aktiem un saistiba ar
Eiropas veselibas datu telpu un JRC/ES pétniecibas un attistibas platformas pamatnostadném
un noradijumiem.
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Peter registram ir kvalitates datu nodrosinasanas plans (QDAP), kas ietver parvaldibas
struktiras, politikas, procediras un protokolus datu un informacijas kvalitates parvaldibai, ka
ari étiskus, juridiskus, drosibas un privatuma apsvérumus.

QDAP ietver kontroles, kas izveidotas pasa platform3, lai nodroSinatu datu kvalitati, ka ari
revizijas un kvalitates nodrosSinasanas planu, lai novértétu un uzraudzitu QDAP noteiktos
pasakumus.

Peter redistrs ir registréts ES Lauku attistibas platforma, ERDRI.dor — Eiropas registru
direktorija (https://eu-rd-platform.jrc.ec.europa.eu/erdridor/register/list/place/ES). Sinergijas
ar citiem ERT registriem tiks veicinatas ar ERT redistru darba grupas un ERICA starpniecibu.

Peter redistrs bis savietojams ar Eiropas platformam.

Registra protokolu iesniegs iesaistito veselibas apripes specialistu étikas komitejam (EK).
Turklat iesaistito veselibas apripes specialistu EK ieprieks atlaus jebkadus pétijumus, kas
veikti, izmantojot PETER redistra datus.

Pacienta/skolotaja informétas piekriSanas iepriekS€ja iegtiSana pirms to ieklausanas registra ir
registra juridiskais pamats.

Petniekiem japaskaidro katram pacientam (vai juridiskajam parstavim) PETER registra veids,
ta merkis, savakto datu veids, paredzamais ilgums un iesp€jamie saistitie riski un ieguvumi.
Katrs pacients jainform&, ka piekriSana vina/vinas datu ieklausanai PETER redistra ir
brivpratiga, ka vin$ var jebkura laika izstaties no registra un ka piekriSanas atsaukSana
neietekmés vina turpmako arstéSanu vai attiecibas ar arsté€josSo arstu. Informéta piekriSana
tiks sniegta, izmantojot standarta rakstisku pazinojumu, izmantojot netehnisku valodu.

Pacientam/skolotajam pirms ta parakstiSanas un iepaziSanas ar to ir jaizlasa un janem véra
pazinojums, ka ar1 jasanem parakstita dokumenta kopija, kas glabajas. Ja petama persona
nevar nolasit vai parakstit dokumentu, to var mutiski uzradit un/vai parakstit pétamas personas
likumigi iecelts parstavis, ja to apliecina persona, kas nav iesaistita redistra, noradot, ka
pacients nav spgjis nolasit vai parakstit dokumentus. Informaciju par pacientu nevar ievadit
PETER registra, pirms nav sanemta vina/vina informéta piekriSana. Informéta piekrisana ir daja
no protokola, un pétniekam ta jaiesniedz viet€jai EK.
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Ta ka personas dati tiks redistréti un glabati pseidonimizéta formata PETER centralaja
datubazg, izmantojot Xolomon programmatiiru, visas redistra izstrade iesaistitas puses ievéros
stingru konfidencialitati, lai nodrosinatu, ka netiek parkapts ne to pacientu gimenes privatums,
kas piedalas registros, ne vinu gimenes privatums.

Datus apstradas tikai pilnvarots personals, kas piedalas PETER registra izstradé. Piekluvi
datorsistemam un telpam, kuras tas tiek glabatas, kontrolés ar atbilstigiem droSibas
pasakumiem, kas atbilst privatuma regul€juma prasibam.

To pacientu personas datu apstrade, kuri piedalas PETER registra, un jo TpaSi saistiba ar
datiem, kas saistiti ar piekriSanu, atbildis viet&jiem tiesibu aktiem privatuma joma un Eiropas
Savienibas Visparigajai datu aizsardzibas regulai 2016/679 (VDAR).

Saskana ar QDAP parvaldibas strukturas ir izklastitas PETER darba uzdevuma, kura PETER
padome ir defin€ta ka augstaka parvaldibas struktura (ieklauta ERT TransplantChild augstakaja
parvaldibas struktiira), kuru vada PETER registra koordinators (Dra. Paloma Jara. La
Paz Universitates slimnica). Turklat ir izveidotas papildu parvaldes strukturas, pieméram,
Izpildkomiteja un Datu piekluves komiteja, lai parraudzitu registra attistibu un datu piekluves
pieprasijumus. PETER parvaldibas strukttras ir paraditas attéla (3. attéls).

Board of the Network

PETER Board
Coordinator [ Affiliated Committee J

Committee

Executive Operating Committee
(EOC) [ Patients Committee ]

"E Hospital Universitario
oz L@ PAZ  wirmemm

[ Ethics and Transparency ]

,/'

‘ WP/WG Leaders ’

Operational Area Committee
(OAC)

Attéls. PETER redistra parvaldibas struktiiras saistiba ar ERT TransplantChild.

PETER padomi tas darbiba atbalsta 1pass TransplantChild Tehniskais sekretariats Paseo de la
Castellana 261, 28046, Madridé, Spanija (kontaktpersona: Talruna numurs:
+ 34 917.27.75.76; e-pasts; coordination@transplantchild.eu).
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Registra izveide tika lidzfinans€ja no Eiropas Savienibas Veselibas programmas (2014.-2020.
gadam). Patérétaju, veselibas, lauksaimniecibas un partikas izpildadentira (CHAFEA).
Dotacijas noliguma numurs: 947629 — PETER — HP-PJ-2019. Dotacija EUR 199 981.42
apmeéra.

Sis protokols stasies speka péc tam, kad to bis apstiprinajusi PETER padome.
So protokolu vajadzibas gadijuma parskata un atjaunina katru gadu.

Tomér jebkurS PETER padomes loceklis var ierosinat grozijumus $aja protokola pamatotu
iemeslu dé).

Saja zina jebkuram priekslikumam pievieno paskaidrojuma zinojumu par ierosinata grozijuma
iemesliem un apjomu. PETER koordinators ar priekslikumiem iepazistinas PETER padomes
kart€jas sanaksmés, un IEmumi un vienosanas tiks ierakstiti sanaksmes protokola.

Visus protokola grozijumus pazino tikla veselibas aprupes specialistiem, un koordinacijas centrs
tos augsupieladé un izplata.

Katrs tikla dalibnieks ievéro Saja protokola izklastitos noteikumus un principus.
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