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Vastuuvapauslauseke

Taman raportin sisalté edustaa vain laatijan mielipidettd ja on hanen yksinomaisella
vastuullaan. ei voida katsoa heijastavan Euroopan komission, HaDEAn tai minkdaan muun
Euroopan unionin elimen nakemyksia. Euroopan komissio ei vastaa niiden sisaltamien tietojen
mahdollisesta kaytosta.
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Eurooppalaisen osaamisverkoston asiakirjan tyyppi: protokolla
Taksonominenviite: Eurooppalaisten osaamisverkostojen toiminnastaraportointi
Eurooppalaiset osaamisverkostot: ElinsiirtoLapsen

Katso lisatietoja tastd luokituksesta kohdasta SOP00 Standard Operating Procedure (SOP)
TransplantChild-dokumentaation hallintaa varten.

INFORMACION DEL DOCUMENTO

1. Antecedentes vy justificacion
Trasplante pediatrico

2. Objetivo

3. Alcance

4. Concepto y objetivos del registro de Peter

5. Caracteristicas del registro

5.1. Criterios de inclusion del paciente.

5.2. Criterios de exclusion del paciente.

5.3. Hospitales incluidos en el registro

5.4. Recoleccién de datos

5.5. Datos que deben recopilarse

5.6. AlImacenamiento de datos

5.7. Andlisis de datos

5.8. Gestion y calidad de los datos

5.9. Integracion e interoperabilidad del registro

6. Requisitos para la integracion de los datos del paciente en el registro

6.1. Aprobacion previa por los Comités de Etica locales de los Hospitales

6.2. Consentimiento informado
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7. Proteccion de datos 1
8. Gobernanza 1
9. Financiacién 11
10. Entrada en vigor, revisién y modificaciones 11
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Euroopan komission vuonna 2017 perustamat eurooppalaiset osaamisverkostot harvinaisia
sairauksia tai monimutkaisia sairauksia varten, jotka edellyttavat pitkalle erikoistunutta hoitoa,
asiantuntemusta ja resursseja, olivat tarkea virstanpylvas ndiden potilaiden saatavuuden ja
erikoishoidon varmistamisessa. Aloite mahdollisti parhaiden monialaisten ryhmien
mobilisoinnin ja asiantuntemuksen vaihdon kaikkialla Euroopassa. ERN-TransplantChild on yksi
24 verkostosta, jotka kaynnistettiin vuonna 2017 potilaiden oikeuksista rajatylittdvassa
terveydenhuollossa annetun direktiivin 12 artiklan mukaisesti harvinaisten, monimutkaisten tai
harvinaisten sairauksien tai sairauksien alalla.

ERN TransplantChild on ainoa verkosto, joka keskittyy monimutkaiseen menettelyyn, kuten
lasten elinsiirtoon, joka on monimutkainen ja alhainen esiintyvyystila, joka vaatii erittdin
erikoistunutta tietdmysta ja resursseja. Nykyiset lahestymistavat ovat riittamattdomia pitkan
aikavalin siirteen ja potilaan eloonjaamisen kasittelemiseksi ja parhaan mahdollisen
elamanlaadun tarjoamiseksi.

Talla hetkellda ERN TransplantChild -verkostossa on 40 eurooppalaista sairaalaa 21:sta EU:n
jasenvaltiosta. Niihin osallistuu 33 varsinaista jasentd ja 7 sidoskumppania. ERN
TransplantChild -verkoston tavoitteena on voimaannuttaa ja parantaa elinsiirtoa EU:ssa
tarvitsevien lapsipotilaiden ja heidan perheidensa toivoa ja elamanlaatua (1) Varmistetaan,
ettd lapsilla on verkoston kautta kdytettdvissdan parhaat mahdolliset hoitokaytanndt ja
tukimenettelyt, jotka liittyvat lasten elinsiirtoja koskevaan monialaiseen ja monialaiseen
ldhestymistapaan. 2) kehittéd ja yhdistaa verkostossa toimia parempien, osallistavien ja
innovatiivisten menettelyjen, tiedotuksen, koulutuksen, tietamyksen ja kokemuksen
kehittamiseksi; (3) ottamaan sidosryhmdat mukaan elinsiirtoprosessiin  ja asettamaan
tietdmyksen ja tiedon niiden saataville. Tama nakemys on erityisen tarpeellinen lasten
elinsiirroissa verrattuna aikuisten elinsiirtoihin, joissa potilaiden maara siirrettya elinta kohti on
suurempi.

Potilasrekisterit ja -tietokannat ovat keskeisia valineita kehitettdessa harvinaisten sairauksien
alan kliinista tutkimusta, parannettaessa potilaiden hoitoa ja terveydenhuollon suunnittelua.
Ne ovat paras tapa yhdistaa tiedot riittdvan otoskoon saavuttamiseksi epidemiologista tai
Kliinista tutkimusta varten. Rekisterit toimivat rekrytointitydkaluna taudin etiologiaan,
patogeneesiin, diagnoosiin tai hoitoon keskittyvien tutkimusten kdynnistdmisessa. Euroopan
unionin neuvosto suositti 8 pdivana kesakuuta 2009, ettd harvinaisten sairauksien tai
monitekijaisten sairauksien alalla jasenvaltiot harkitsisivat kaikkien asianmukaisten tasojen,
my6s EU:n, tukemista epidemiologisissa tarkoituksissa, rekistereissa ja tietokannoissa
tietoisina rilppumattomasta hallinnosta. Taman prosessin ja erityisesti harvinaisten sairauksien
rekistereissa olevien tietojen yhteentoimivuuden tukemiseksi komissio pdatti perustaa
harvinaisten sairauksien rekistereitd koskevan eurooppalaisen foorumin ja kehittda erityisia
standardeja harvinaisten sairauksien rekistereiden yhteentoimivuutta varten, jaljempana
'komission Yhteisen tutkimuskeskuksen laatimatIRC:n standardit’.

SRS Co-funded by the European Union, Sivu: 4 11
by the project GA 947629 Asiakirjan koodi: PETER_PT/01_V2.1




.
e.:%, European
[ LTI

L]

3
o
o2V Reference
L) ' PA| At
0598’ Network R Sttt
o oeter
co ases ; :
ion

ral
in Cl
(ERN TRANSPLANT-CHILD)

Lasten elinsiirrot, seka kiinteiden elinten (TOS) ettd hematopoieettisten kantasolujen (HTP)
siirrot, ovat muuttaneet dramaattisesti monien lasten elinajanodotetta tarjoamalla hoitoa
monimutkaisiin  sairauksiin  tai sairauksiin, jotka eivat muuten olisi selvinneet.
Maailmanlaajuisesti noin 150 000 TOS ja 80 000 TPH suoritetaan vuosittain. Lasten elinsiirrot
muodostavat noin 10% kaikista TOS: std ja 20% kaikista TPH: sta. Vuosina 2012-2016
Euroopan unionissa tehtiin noin 7 741 lasten TOS-tutkimusta ja 14 717 lasten TPH-tutkimusta.
Tiedot lisdavat edelleen lasten ikaa.

Seka TOS ettd TPH tarjoavat mahdollisuuden parantaa, mutta lisddvat samalla hoitoon liittyvan
kuolleisuuden ja pitkdaikaisten sivuvaikutusten riskida. Toisin sanoen elinsiirrolla korvattaisiin
loppuvaiheen sairaus kestavammalla kroonisen sairauden tilalla ja siten syvallisilla kliinisilla ja
psykososiaalisilla seurauksilla. Elinsiirtojen hoito on kuitenkin laaketieteellinen haaste, koska
tehokas elinsiirto  edellyttda tieteidenvalista  tiimildhestymistapaa, joka tukee
elinsiirtomenettelya TOS: n ja TPH: n yhteisissa prosesseissa, kuten: immunosuppressiivinen
hoito, immuunirekonstruktio, hylkimisreaktio, sietokyky, infektioriski, siirtyminen aikuisten
hoitoon ja psykososiaalinen hyvinvointi.

Taman asiakirjan tarkoituksena on kasitelld kattavasti PETER-rekisteria ja sen toimintaa
maarittdvia keskeisia nakokohtia. Ymmartdaa sen ominaisuudet, oikeudelliset nakdkohdat,
potilaiden oikeudet, tietosuoja, sen toimintaan liittyva hallinto ja rahoitusnakékohdat.

Tatd asiakirjaa sovelletaan jokaiseen PETER-rekisteriin kuuluvaan sairaalaan (HCP).
Vastuussa olevien tutkijoiden on varmistettava, etta PETER-rekisteri toteutetaan
taman poytakirjan mukaisesti tdassa asiakirjassa kuvattuja ohjeita ja menettelyja
noudattaen.

Euroopan lasten elinsiirtorekisteri ~ (PETER)  perustuu  tarpeeseen integroida
poikkileikkauslahestymistapa lasten elinsiirtoihin ja potilaiden raportoimia hoitotuloksia
koskeviin elamanlaaturaportteihin (PROM) (kuva 1). PETER mahdollistaa rationaalisen,
tehokkaan ja yhteentoimivan tiedonsaannin kaikentyyppisista lasten elinsiirroista. PETER
perustuu monialaiseen lahestymistapaan elinsiirron tyypista riippumatta, ja siihen on
sisallytetty muuttujia elinsiirtoprosessin eri vaiheista. Lisdksi se lisaa tietamystd lasten
elinsiirtomenettelystd, jotta voidaan havaita elinsiirron tehokkuuteen vaikuttavat tekijat, mika
mahdollistaa tutkimuslinjojen kehittamisen lapsipotilaiden ja heidan perheidensa
eloonjaamisen ja eldmanlaadun parantamiseksi.

BCEN Co-funded by the European Union, Sivu: 5 11
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Kuva 1: Peterin lahestymistapa rekisterdintiin

Yleisend tavoitteena on kuvata lasten elinsiirtopotilaiden terveydentilaa jonotuslistalta ja
elinsiirron jdlkeisen seurannan aikana seka kliinisesta ndkokulmasta ettd omasta
nakdkulmastaan (elamanlaatu). Noudatetaan FAIR-periaatteiden eurooppalaisia standardeja
parantamalla niiden hakukelpoisuutta, saatavuutta, yhteentoimivuutta ja uudelleenkdyttda ja
noudattaen taysimaaraisesti nykyisia tietosuojaperiaatteita.

Erityistavoitteet ovat seuraavat:

= Arvioi elinsiirron pitkaaikaista tehoa ja turvallisuutta.

= Arvioi kliiniset tulokset, mukaan lukien siirteen eloonjaaminen, komplikaatiot ja potilaan
eloonjaaminen.

= Arvioida lasten elinsiirtopotilaiden eldmanlaatua.

= Korreloidaan elinsiirtoprosessin aikana tapahtuneet muutokset potilaiden eldamanlaatuun.
= Tunnista alueet laadun parantamiseksi ja kliinisen kaytannén yhdenmukaistamiseksi.

= Tuetaan lasten elinsiirtoprosessia koskevan tiedon tuottamista ja tutkimuksen edistamista.

Ndiden tavoitteiden saavuttamiseksi PETER pyrkii parantamaan lasten elinsiirtopotilaiden
hoitoa ja tuloksia.

PETER on suunniteltu kerédmadan prospektiivisesti kliinista tietoa lasten elinsiirtoprosessista
osana potilaan hoitoa.

PETER-tutkimusta koskevien tietojen keraaminen ei edellyta ylimaaraisia sairaalatutkimuksia,
vastaanottoja tai kdynteja tavanomaisen hoidon lisdksi. Toimenpiteiden tarkoituksena on
kerata tietoja potilaan/vanhempien terveydentilasta, joka on jo kliinisessa tutkimusaineistossa,
ja elamanlaadusta, josta potilas/vanhemmat ovat ilmoittaneet.

Co-funded by the European Union, Sivu: 6 11
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Alle 18-vuotiaat potilaat, jotka ovat saaneet tai saavat kiintean elimen tai hematopoieettisen
kantasolusiirron, voidaan merkita PETER-rekisteriin siita lahtien, kun heidat on otettu
elinsiirtojonoon.

= Elinsiirtojen vastaanottajat 18 ikavuoden jalkeen.
= Elinsiirtojen saannollinen seuranta EU:n ulkopuolella.
= Tietoisen suostumuksen hyvaksymatta jattaminen.

PETER-rekisterin tarkoituksena on kerata tietoja potilailta, jotka tdyttavat maaritellyt
sisallyttamiskriteerit.

Nama tiedot keratdadan ERN-TransplantChild-verkostoon kuuluvilta sairaaloilta seka
TransplantChild-verkostoon kuulumattomilta asiantuntijasairaaloilta ja kansallisten ja/tai
alueellisten kliinisten verkostojen kautta Euroopan maissa.

Elokuuhun 2023 mennessa 21:ssa EU:n jasenvaltiossa oli 40 ERN-TransplantChild-sairaalaa.

Keratyt tiedot eivat saa sisaltda demografisia tietoja tai potilastunnisteita.

Jokainen potilas saa Xolomon-alustajarjestelman mukaisen pseudonymisoidun sisdisen koodin.
PETER kehittdd parhaillaan EY:n suosittelemaa ERDRI.spider (SecurePrivacy-preserving
Identity management in Distributed Environments for Research)-pseudonymisointityokalua.

Kliinisten tietojen keradamiseen on kaytettdva verkkoalustaa (Xolomon), jonka protokollat
varmistavat tietojen tallentamisen turvallisuuden. Vain paatutkijan tutkimukseen osallistujiksi
rekisterdimat ja valtuuttamat kayttajat voivat syottaa tietoja alustalle.

Eldmanlaatutiedot kerataan Xolomonin suunnitteleman mobiilisovelluksen avulla. Potilaat
saavat mobiilisovellukseen kayttdjatunnuksen ja salasanan, jotka heiddan on vaihdettava
ensimmadisen kirjautumisen yhteydessa. Potilaan tiedot (QR, kayttdjatunnus ja salasana)
luodaan verkkosovelluksesta potilaan rekisteréineen tutkijan toimesta.

Keskeisiin tietoelementteihin on sisdllyttava harvinaisten sairauksien rekisterdintia koskevat
yhteiset tietoelementit, jotka JRC on kehittanyt (https://eu-rd-platform.jrc.ec.europa.eu/set-
of-common-data-elements) harvinaisiin sairauksiin verrattuna monimutkaisen lasten elinsiirron
erityispiirteiden kasittelemiseksi.

PETER-rekisterin  tavoitteiden mukaisesti kerdtddan ennakoivaa tietoa potilaiden
ominaisuuksista, elinsiirroista ja tuloksista. Elinsiirron jalkeiset tiedot kirjataan 3 kuukauden
kuluttua elinsiirrosta ja vuosittain, kunnes siirtyminen aikuisten terveydenhoitoon on saatu
paatokseen (kuva 2).

SRS Co-funded by the European Union, Sivu: 7 11
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Kuva 2: Tiedot, joita tarvitaan kaikissa elinsiirtojen vaiheissa

PETER on keskitetty rekisteri. Kaikki tiedot siirretddn PETER-keskustietokantaan Xolomon-
ohjelmiston avulla. Ohjelmisto, jonka on kehittéanyt Xolomon Tree S.L (info@xolomon.com),
on elektroninen tiedonkeruu- (EDC) ja siirto-ohjelmisto, joka on valittu PETERin kehittdmiseen.
Xolomon on SaaS (Softwareas a Service)EDC (ElectronicData Capture)-ohjelmisto, ja se
onmonen vuokralaisen verkkosovellus. Ohjelmistoinfrastruktuuria yllapidetdaan Microsoft
Azuressa. Tutkimustiedot tallennetaan suojatulle Microsoft Azure -palvelimelle, jossa on
asianmukainen salaustaso ja joka perustuu Azuren Lansi-Euroopan alueeseen. Vaikka
Microsoft ei paljasta palvelimiensa julkista sijaintia, Lansi-Euroopan aluetta tukevat ja
isannoivat palvelinkeskukset sijaitsevat Irlannissa (Dublinin alueella).

Tilastolliset analyysit tehdaan tutkimussuunnitelman pohjalta. Yhteistydssa kliinisten
asiantuntijoiden kanssa jarjestetddn kuulemisia PETER-tietokannan kadyttdmiseksi, jotta
voidaan tuottaa kuvailevia tilastoja ja asiaankuuluvia tietoja, joita tarvitaan
tutkimussuunnitelmassa  maarattyjen  tilastollisten  analyysien  suunnittelemiseksi.
Rekisteritietojen on tuettava saatavilla olevien tietojen toissijaiseen kayttddn perustuvia
havainnointitutkimuksia sovellettavan EU:n ja kansallisen lainsddadanndn mukaisesti seka
eurooppalaisen terveysdata-avaruuden ja JRC:n/EU:n maaseudun kehittamista koskevien
suuntaviivojen ja ohjeiden yhteydessa.

Co-funded by the European Union, Sivu: 8 11
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PETER-rekisterilld on/aadunvarmistussuunnitelma (Quality Data Assurance Plan, QDAP), joka
sisaltda hallintorakenteet, toimintaperiaatteet, menettelyt ja protokollat tietojen laadun
hallintaa varten seka eettiset, oikeudelliset, turvallisuus- ja yksityisyysnakdkohdat.

QDAP sisdltéaa itse alustalla kayttédon otetut kontrollit, joilla taataan tietojen laatu, seka
auditointi- ja laadunvarmistussuunnitelman, jolla arvioidaan ja seurataan QDAP:ssa
vahvistettuja toimenpiteita.

PETER-rekisteri on rekisterdity harvinaisia sairauksia kasittelevalle EU:n foorumille (EU RD),
ERDRI.dor - European Registry Directory (https://eu-rd-
platform.jrc.ec.europa.eu/erdridor/register/list/place/ES). Synergiaa muiden eurooppalaisten
osaamisverkostojen rekisterien kanssa edistetdan eurooppalaisten osaamisverkostojen
rekisterityéryhman ja ERICA-hankkeen avulla.

PETER-rekisterin on oltava yhteentoimiva eurooppalaisten kauppapaikkojen kanssa.

Rekisterdintipdytakirja toimitetaan asianomaisten sairaaloiden eettisille toimikunnille. Lisaksi
komissio antaa ennakkohyvaksynnan PETER-tietojen perusteella tehdyille tutkimuksille.

Rekisterin oikeusperustana on potilaan/huoltajan tietoon perustuvan suostumuksen saaminen
ennen hanen kirjaamistaan rekisteriin.

Tutkijoiden olisi selitettava kullekin potilaalle (tai lailliselle edustajalle) PETER-tietueen luonne,
tarkoitus, kerdttyjen tietojen tyyppi, odotettu kesto seka siihen liittyvat mahdolliset riskit ja
hyodyt. Kullekin potilaalle on ilmoitettava, ettd suostumus tietojensa tallentamiseen PETER-
rekisteriin on vapaaehtoinen, ettd se voidaan poistaa rekisteristd milloin tahansa ja ettd
suostumuksen peruuttaminen ei vaikuta potilaan mydhempadn ladketieteelliseen hoitoon tai
suhteeseen hoitavaan ladkariin. Tietoinen suostumus on annettava vakiomuotoisella
kirjallisella ilmoituksella, jossa kaytetaan yleiskielta.

Potilaan/huoltajan on luettava ja harkittava lausuntoa ennen sen allekirjoittamista ja
paivamaadrad, ja hanen on saatava jaljennds allekirjoitetusta asiakirjasta sen sailyttémiseksi.
Jos tutkittava ei pysty lukemaan tai allekirjoittamaan asiakirjaa, se voidaan esittda suullisesti
tai tutkittavan laillisesti nimetty edustaja voi allekirjoittaa sen, jos todistajana on henkild, joka
ei ole osallisena poytékirjassa, mika osoittaa, etta potilas ei ole pystynyt lukemaan tai
allekirjoittamaan asiakirjoja. Potilasta koskevia tietoja ei voida kirjata PETER-rekisteriin ennen
tietoisen suostumuksen saamista. Tietoon perustuva suostumus on osa tutkimussuunnitelmaa,
ja tutkijan on toimitettava se paikalliselle Euroopan komissiolle.

BCEN Co-funded by the European Union, Sivu: 9 11
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Koska henkildtiedot tallennetaan ja tallennetaan pseudonymisoidussa muodossa PETER-
keskustietokantaan Xolomon-ohjelmistoa kayttden, kaikki rekisterin kehittdmiseen osallistuvat
osapuolet sdilyttavat ehdottoman luottamuksellisuuden sen varmistamiseksi, etta rekistereihin
osallistuvien potilaiden perheiden yksityisyytta ja yksityisyytta ei loukata.

Tietoja kasittelee yksinomaan PETER-rekisterin kehittdmiseen osallistuva valtuutettu
henkilostd. Paasya tietokonejarjestelmiin ja tiloihin, joissa niita sailytetddan, valvotaan
asianmukaisin turvatoimin, jotka ovat tietosuoja-asetuksen vaatimusten mukaisia.

PETER-rekisteriin  osallistuvien potilaiden henkilétietojen kasittelyssd ja erityisesti
suostumukseen liittyvien tietojen kasittelyssa noudatetaan paikallista tietosuojalainsaadantda
ja Euroopan unionin yleista tietosuoja-asetusta 2016/679 (GDPR).

QDAP:n mukaan hallintoelimet kuvataan PETERin toimeksiannossa (ToR), jossa PETERIn
hallitus maaritelldan korkeimmaksi hallintoelimeksi (sisdltyy ERN TransplantChild -verkoston
ylimpaan hallintoelimeen), jota johtaa PETER-rekisterikoordinaattori (Dr. Francisco
Hernandez. Universitario La Pazin sairaala). Lisaksi on perustettu muita hallintoelimia,
kuten toimeenpaneva komitea ja tietoihin padsya kasitteleva komitea, valvomaan rekisterin ja
tietoihin padsya koskevien pyyntojen kehittdmistd. PETERin hallintorakenteet esitetadn
seuraavassa kuvassa (kuva 3).

PETER-lautakuntaa tukee TransplantChildin tekninen sihteeristd, joka sijaitsee osoitteessa
Paseo de la Castellana 261, 28046, Madrid, Espanja (yhteystiedot: Puhelinnumero: +34
917.27.75.76; sahkoposti; coordination@transplantchild.eu).

(o o o o 5 )
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Technical Secretariat

Kuva 3: PETER-rekisterin hallintorakenteet ERN TransplantChild -verkoston puitteissa.
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Perustettua rekisteria yhteisrahoitettiin Euroopan unionin terveysalan toimintaohjelmasta
(2014-2020). Kuluttaja-, terveys-, maatalous- ja elintarvikeasioiden toimeenpanovirasto
(CHAFEA). Avustussopimuksen numero: 947629 — PETER — HP-PJ-2019. 199 981,42 euron
avustus.

Poytakirja tulee voimaan, kun PETER-lautakunta on hyvaksynyt sen.
Tata poytakirjaa tarkistetaan ja paivitetdan tarvittaessa vuosittain.

PETER-lautakunnan jasenet voivat kuitenkin perustelluista syistd ehdottaa muutoksia tédhan
poytakirjaan.

Tata varten kaikkiin ehdotuksiin on liitettdva selitysmuistio ehdotetun muutoksen syista ja
soveltamisalasta. PETER-rekisterikoordinaattori toimittaa ehdotukset PETERin hallituksen
saanndllisissa kokouksissa, ja paatokset ja sopimukset kirjataan kokouksen pdytakirjaan.

Kaikista yhteyskdytantdon tehtdvistd muutoksista on ilmoitettava verkoston jasenille, ja
koordinointikeskuksen on ladattava ne verkkoon ja levitettava niita.

Verkoston jokaisen jasenen on noudatettava tdssa poytakirjassa vahvistettuja saantéja ja
periaatteita.
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