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Onze Missie

We zijn gedreven door verbazing dat deze grote ernstige ziekte zo onbekend
IS. Maar ook door het optimisme van recente medische doorbraken.

Die ontwikkelingen maken het mogelijk om de komende jaren een levensgroot
verschil te maken voor echt heel veel mensen.

[ Onze missie is dan ook dat dit de laatste generatie met MD wordt

Hiervoor is nu nodig:
A Méér bekendheid voor MD

A Méér onderzoek

A Méér ondernemerschap  en samenwerking.




Rol van Stichting MD Europe ?

A

Stichting MD (NL) is in 2019 opgericht uit verbazing dat een zo veel voorkomende ernstige ziekte zo
onbekend is.

We zorgen voor zichtbaarheid door het vertellen van de persoonlijke impact van MD naar zowel het
brede publiek als professionals.

W e willen actief bijldragen _ aan het vinden aan een oplossing.

Omdat duidelijk is door welk gen MD wordt veroorzaakt, wordt er door veel bedrijven en
universiteiten gericht gewerkt aan het vinden van een eerste generatie medicatie. Stichting MD

speelt daar een initi€rende en ondersteunende  rol.

Stichting MD wil hoopgevende ontwikkelingen gebruiken om mensen met MD, hun familie en
vrienden te motiveren actief betrokken _te zijn bij deze positieve ontwikkelingen

Stichting MD is _aanvullend _aan patiéntenverenigingen in haar pro -activiteit en met haar focus op
MD.

Geinspireerd door onder meer  Myotonic Dystrophy Foundation in de Verenigde Staten zoeken we
daarbij naar gelijkgestemde partners in Europa omdat een dergelijke organisatie in vele landen
ontbreekt of onder de radar opereren.




Direct betrokken professionele bestuursleden

JORG VAN GENT JEROEN VIS DENNIS HEEGER

Bestuur - Bestuur - Bestuur -
Voorzitter Penningmeester Secretaris (Lead

(Investment (Cardioloog) Business
Banker ABN AMRO) Development

Het bestuur is onbezoldigd.
De stichting MD Europe draait op de tomeloze inzet van vrijwilligers.

De ambitie is dit in de toekomst te formaliseren in de vorm van een professionele
WEdYRdAAQT Nereac? AANGr AN NA BNNar

PATRICK MOLEMANS

Bestuur (CEO at
GCrandeco
Wallfashion
Group)
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MD!

Meer naamsbekendheid




Verdere
professiona -

lisering

Geografische Uitbreiding

A We geloven sterk in samenwerking
bi nnen Europa i.p.
land

A Naast de fusie met Belgié willen we
gaan samenwerken met o.a. Zweden,
Spanj e, Italizx. &

n Meer Naamsbekendheid

Werknemers aannemen

A Op dit moment draait de stichting op

A

een groep sterke professionals

Om verder te kunnen groeien en
professionaliseren willen we vaste

werknemers aannemen

Activiteiten

A De organisatie van events is belangrijk
voor fundraising én voor grotere
naamsbekendheid

A Bij een groter budget kunnen we
grotere events organiseren

Organisatie van events

> > > > >

Sociale Media

Film & getuigenissen
Billboard campagnes
De geschreven pers
Radio, TV aandacht

Media aandacht
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MD!

Meer geld voor onderzoek




Bronnen
VOOr

financiering

g

1. Langetermijn donateurs

2. Acties

3. Evenementen

4. Major donors

5. Sponsoring

a Meer geld voor onderzoek

- Verlenging bestaande donateurs (300-2000 per jaar)
-Ni euwe vorm: ALiIi dmaatschapo

[25-100 per jaar]

- Nalatenschappen (op termijn)

- Uitrol naar Belgié

- ledereen kan een actie starten!

- MD-SED Happening

- Midzomerloop

-l nf ormatiebijeenkomsten (fAAmM
- Participatie bestaande evenementen

- Gestructureerde benadering van vermogensfondsen
- Loterijen

- Pharma partners
- Andere belanghebbenen
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Budget meer In lijn met vergelijkbare ziektes

A Voor MD is er geen stichting met een relevant budget in Europa. Het is dus
veel lastiger om onderzoeksprojecten op te starten of om structureel aandacht
te vragen

A Stichtingen met een significante impact werken allemaal in een mix van
betrokken vrijwilligers en betaalde medewerkers

ALS Nederland is het grootste spierziektefonds in Nederland met 14 medewerkers (11.5 FTE).
De meerderheid van haar medewerkers is gericht op fondswerving en het initiéren van l S
evenementen gericht op bekendheid en fondswerving. Met het geld worden campagnes

georganiseerd, patiénten begeleid en een veel nieuwe onderzoeksprogramma's gestart. Sl Lol L
3.002

Duchenne Nederland heeft 3.4 FTE in dienst en is gericht op het ondersteunen van de

gezinnen van getroffen jongens en het stimuleren van wetenschappelijk onderzoek naar een
1.160 oplossing. Duchenne is een aan MD gerelateerde erfelijke ziekte die uitsluitend bij jongens

voorkomt (prevalentie 1 op 3.500 jongens).

ALS  Duchenne MDF (US) MD Europe Mytonic Dystrofy Foundation (MDF US) is de Amerikaanse MD stichting. Ze organiseren
Nederland Nederland (target) patientbijeenkomsten, een jaarlijks congres over MD en ondersteunen wetenschappelijk. MDF
heeft 11 medewerkers in dienst.

Myotonic

Dystrophy

FOUNDATION

Jaarlijks budgd
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MD!

Versnellen van
medicijnontwikkeling




Project ANIQ

Voorbeeld van impact die we vandaag al maken

HET PROBLEEM & ONZE IMPACT

Medicijnen voor kinderen kunnen niet worden goedgekeurd omdat
er onvoldoende data over kinderen is over het verloop van de ziekte

15









MD!

Wij willen ook een
gelijkaardige en
Impactvolle film maken
met Belgischdamilies

A Voor extern gebruik om MD onder de

aandacht te brengen:
V sociale media
V onze website
V (traditionele) perskanalen
V binnen de erkende instanties

A Deelname bevestigen:
V Via Patrick Molemans @arinneDM
V Via het emailadres van de uitnodiging
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Wat isMyotone Dystrofie en langs welke lijnen

kan de oplossing worden gezocht?

Kristl Claeys
Lennik, 1312-2025
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" | LEUVEN Wat isMyotone Dystrofie type 1 ? t)

A Myotone dystrofie type 1 (DM1) is eexeldzame erfelijke spierziekte waarbij de
spierenminder goed ontspannen en langzaam zwakker worden, en waarbij ook
andere organerzoals hart, longen, darmen minder goed gaan werken

A DM1 werd vroeger deiekte van Steinergenoemd (Dr. H. Steinert, 1909)

A Meest frequente erfelijke spierziekte bij volwassenen
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A Verschillende vormen van DM1:
Congenitale, Kinder, Volwassen en
Laatbeginnende vorm

| —

Wenninger et al.Front. Neurol. 2018
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Hoe ontstaat DM1 ? @)

A DM1 wordt veroorzaakt door edmerhaling (epeat) van de letters CT@

het DMPkgenvan het DNA

A Hoe meer CTG herhalingen iemand heeft, hoe ernstiger meestal de

klachten

50-100

Normal Premutation Mild/
late
onset

Classic
adult
onset

Childhood
onset

Congenital
onset

Ho et al., World J Clirediatr2015

A Door het foutje in het DNA werken

A

bepaalde eiwitten in de cellen niet
goed

Daardoor kunnen spieren slechter
ontspannen, worden zwakker en
raken ook andere organen verstoord,

M1 is dus eemultisysteemziekte
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DM1 is een multisysteemziekte
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DM1 main symptome

}Q) Cognitive
i impairment

Respiratory
difficulties

Q
\ Gastrointestinal
problems

Muscle
weakness,
atrophy,

myotony.
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J LE—UVEN Wat zijn symptomen van DM1 ?

Spierzwakte
A Begint vaak in gezicht, hals, onderarmen, handen en onderbe
A Hinderlijk omdat:

0 Lopen, traplopen en balans worden moeilijker

o Vallen komt vaker voor

o Verminderde handkracht en fijne motoriek

0 Moeite met kauwen, praten en slikken

Kaalhoofdigheid

S—

Spieratrofie

4 (A) DM1 {B) DM

e
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LEUVEN Spierzwakte gezicht bij DM1
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Een moeder met DM1 in het midden (230 CTG herhalingen ) met haar aangetaste dochter links
(630 CTG repeats) en aangetaste zoon (730 CTG repeats)

Chris Turner, and David Hilton-Jones J Neurol Neurosurg
Psychiatry 2010;81:358-367
©2010 by BMJ Publishing Group Ltd




i | CEUVEN Congenitale DM1

Chris Turner, and David Hilton -Jones J Neurol Neurosurg
Psychiatry 2010;81:358 -367

©2010 by BMJ Publishing Group Ltd
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e — Wat zijn symptomen van DM1 ? &)

Myotonie (moeite met ontspannen van spieren)
A Vooral in handen, kaak, benen

A.A2022NDbSStR SSy KIYR RAS S@USy a@glhaid of
A Warmup fenomeen !

A Hinderlijk omdat:
o Voorwerpen laten vallen
0 Moeite met schrijven, typen, knoopjes, omdraaien van sleutels

o Traagheid bij bewegen in koude of stress

o °

Video_e-2.wmv Video_e-1.wmv

Myotonie op EMG
r H'

S AP FERFPAA TR A FREERER & LU




;’7 LEUVEN Ademhaling en hartstoornissen bij DM1 ‘ \/

Ademhalingsproblemen
Vooral verminderde ademhalingskracht en
hypoventilatie tijdens slaap

Impact: muc . —
AExtreme vermoeidheid en hoofdpijn
. Rhythm Defects: Common

Alnfecties door slechte hoestkracht
ASoms behoefte aan nachtelijke beademing (NIV)

Hartritmestoornissen
Onregelmatig hartritme
wAaAO2Qak]lftl OKGSYY
ADuizeligheid, hartkloppingen, syncope
ASoms nood aan pacemaker
ARegelmatige controles noodzakelijk

EHUIEL

Arbustiniet al., 2018



;r7 LEUVEN Vermoeidheid en slaperigheid bij DM1 L)

Ernstige vermoeidheid en dagachtritmeproblemen
Veel patiénten ervaren een constante, ntaetrstellende
vermoeidheid die nauwelijks reageert op rust
Waarom hinderlijk?

A Beperkt werk, studie en sociale activiteiten

A Leidt vaak tot sociaal isolement

A Moeite met concentratie en geheugen

Overmatige slaperigheid overdag en slaapstoornissel
Veelvoorkomend door slaapapneu, hypoventilatie,
slecht doorslapen of regulatiestoornissen in de hersel
Gevolgen:

A Onbedoeld in slaap vallen

A Niet kunnen autorijden of machines bedienen

A Verminderde kwaliteit van leven

A Behandeling: nieinvasieve ventilatie (NIV), CPRRyvigil
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7 | LEUVEN Maagdarmproblemen bij DM1
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Maagdarmproblemen

Zeer frequent en vaak onderschat

Veelvoorkomende hinder:

A Chronische obstipatie of diarree

A Buikpijn, opgeblazen gevoel

A Problemen met maaglediging
(misselijkheid, vol gevoel)

A Slikproblemen en verslikken

A Symptoom behandeling

Vroegtijdige staar (cataract)

Troebel zicht dat vaak al op jonge leeftijd ontstaat

A Operatief te behandelen

Esophagus

L Dysphagia; Aspiration J

Gallbladder

Cholecystitis; Gallstones

Stomach

Vomiting; Gastroparesis
. J

Small Intestine

L Pseudo-obstruction; Pain

Large Intestine

Diarrhea; Constipation

Anal Sphincter
Fecal Incontinence




I CEuven  Meest hinderlijke klachten bij DM1

De top5 klachten bij patiénten met DM1.:

1) Ernstige vermoeidheid

2) Overmatige slaperigheid overdag / slecht slapen
3) Spierzwakte

4) Myotonie in handen

5) Maagdarm en slikproblemen
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e — Hoe stelt men de diagnose van DM1?

De diagnose DM1 wordt gesteld door:

1) Herkennen van symptomen + lichamelijk onderzoek

2) ElectromyografidEMG) om myotonie aan te tonen
3) GenetischbloedonderzoekMPKI Sy 0 Bgvestigénd




;’7’ EEZUVEN Hoe gebeurt de opvolging bij DM1? @)

X

Consensus-based care recommendations for
adults with myotonic dystrophy type 1

Neurology: Clinical Practice October 2018 vol. 8 no. 5 1-14

A Elektrocardiogram (EKG) (1x/j), 2Mlter (1x/j), Echocardiografie (1x/5j)

A Spirometrie (longfunctietest) (1x/j)
A Slaaponderzoek (zo nodig)

A Bloedonderzoek (1x/))

A Oogonderzoek (1x/j)

AXdd yIINBStEFYy3I aeéyLd

A Jaarlijkse opvolging door neuroloog evil. andere specialisten

A Genetisch adviewm zwangerschap (PGD) en voor familieleden



v UZ . )
;r7 LEUVEN Ziekteverloop bij DM17? )

wDML1 is een langzaam voortschrijdende ziekte, maar het tempo verschilt
sterk per persoon

wGoede followup bij neuroloog, cardioloog, longarts en eventuele
andere disciplines is belangrijk om complicaties te vermijden

wNatuurlijke verloop studie bij volwassenen met DM1
A Louise Iterbeke, PhD studente KU Leuven



W Céuven Erfelijkheid bij DM1

Hoe groot is de kans dat mijn kinderen de ziekte krijgen?
A DM1 is eererfelijke ziekteA foutje in DNA dat wordt overgedragen

A Autosomaadominante overervinghA 50%, zowel jongens en meisjes

AUTOSOMAAL DOMINANTE OVERERVING

—_

D Gezond

Aangedane vader Gezonde moeder
|
[\ l
\ |
h AL
. Aangedaan

T B

M r
w| t l| l
’HJ

Aangedaan Gezond Gezond Aangedaan
kind kind kind kind




¥ | LEUvEN Klinische verschillen bij DM1

@ A £

Waarom heeft de ene persoon meer en andere klachten dan de andere?

1) Grootte van de CTGerhaling(genetische expansie):

A Hoe groter de CT@peat, hoe eerder en vaak ook ernstiger de
klachten

A Mensen met een kleinereepeatkunnen milde symptomen hebben of
pas op latere leeftijd last krijgen

A Derepeatkan tussen cellen verschillem¢zaicismp waardoor bij
dezelfde persoon sommige orgaansystemen meer aangetast zijn dan
andere



¥ | LEUvEN Klinische verschillen bij DM1

Waarom heeft de ene persoon meer en andere klachten dan de andere?
HO al S GFry aFyIiAOALI GASEY
Bij overdracht van ouder op kind kan de @€&€@eatgroter worden

(anticipatie), waardoor:
A kinderen vaak eerder klachten ontwikkelen

A soms ernstiger problemen hebben dan de ouder

Dit verklaart verschillen binnen families

Harris et al. HumaMolecularGenetics 1996

Grootmoederheeft
cataract op 64j (130
repeats.

Haardochter
spierzwakte en myotonie
sedert de geboorte van
haar zoon en heeft
cataract op 34j (430
repeats.

Dezoonheeft
congenitale DM1 (2500
repeats.



;’7’ H;ZUVEN Beweging, sporten en DM1

Mag een persoon met DM1 sporten? En welke sporten?

Matige, gecontroleerde lichaamsbewegikan helpen bij:
A verbeterde conditie en uithoudingsvermogen
A verbeterde spierfunctie (vooral in nigrnstig aangedane spieren)
A betere balans en minder valneiging
A minder vermoeidheid, positieve effecten op stemming en slaap

Vermijd intensieve krachttraining met maximale belasting !
Bij hart en ademhalingsproblemen: overleg eerst met je arts !

In het algemeen zijtage tot matige intensiteien regelmaathet beste:
Aanbevolen sporten:

A wandelen,nordicwalking

fietsen (evt. elektrisch als hulpmiddel)
zwemmen

zachte fitness / lichte weerstandstraining
yoga, taichi, pilates

v I I > D >

rustige cardio (crosstrainer, roeitrainer op lage stand)



Ftsoven Behandeling bij DM1

Is er behandeling of genezing mogelijk?

Behandelingen:
A Kinesitherapie, logopedie, ergotherapie |
Al dzft LYARRSE SY 002SUOKSTFFSILY
A Symptoombehandeling:
o Myotonie A bijv.Mexitl= CSy e ia20yS=<
o Overmatige slaperigheid overd@g Provigil
0 Pijnmedicatie
A Hartmedicatie, pacemaker
A Ademhalingsoefeningen en hoestondersteuning
A Nietinvasieve ventilatie (N1V), CPAP
A Middelen tegen obstipatie (vezelsiacrogo), diarree of maag
darmkrampen, tegen reflux (t ),e@docrinologisch X
A Psychosociale ondersteuning




i | LELVEN Nieuwe therapieen bij DM1 W

Is genezing mogelijk?
Er isnog geen genezingnaar er zijrveelbelovende ontwikkelingen

Nieuwe therapieén proberen dat probleem bij de bron aan te pakken, in
plaats van alleen de klachten te behandelen

DMPK and its SIX541 DMPK ¢1 DMWD RSPH6 q-l . . . . . ]
(@ neighboring genes mmomkoww Nieuwe therapieén richten zich op:

e e . Het uitschakelen van het

Expanded CTG tract in 3'UTR

[ schadelijke RNAGtisensetherapie)
@ accumuIatigi:z;“r‘:llnet:;::c;;lﬂPK mRNA ] M ed I C IJ n e n d I e h et R NA
aggregates in DM1 cell nuclei

stabiliseren (kleine moleculen)
@ Pathophysiological mechanisms k(gtned:‘eyclat sms - Het Corrlgeren Van het DNA
LNy (CRISPR/gentherapie)

Major pathway : dysregulation of .
alternative splicing regulators including . .
o . Het ondersteunen van spierfunctie
stabilizing hyperphosphorylation of  MBNL1 sequestration in aggregates|
CELF1 by Protein kinase C (PKC)

!

Mis-spliced downstream target RNA
(e.g. CLCN1, INSR, BIN1)

De Pontual et al., Int J Mol Sci 2022




| LELVEN Nieuwe therapieén bij DM1

Bharmacovigilance ]

M YODA@
.Metformin
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Cannabinoids
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Small molecule therapy Nucleic-acid therapy Genomic/transcriptome engineering Biologics
SIRNA ASO ASO
‘ .Repurposed . NCE D Medical food .(mRNA) ‘( RNA) ‘( iRNA) Aedmng A therapy ‘
|:\/L‘,j‘ _""‘ ' I Z‘_//\_Q Trial ended [i‘/o\‘?,‘ Prog liscontinued E‘\i&(g‘" extension for same individuals

PascualGilabertM, ArteroR, LépexastelA. Themyotonicdystrophytype 1 drug development pipeline: 2028ition. Drug
Discovloday 2023 Mar;28(3):103489.
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NeuroMusculaiReferentieCentrumDienst Neurologie, UZ Leuven
Clinical Trial Centrum Neuromusculaire ziekten

Joyce Cremers https://www.uzleuven.be/nl/neurologie/neuromusculair
Floor Proost referentiecentrumnmrc/klinischestudies/spierziekten

i neuropathieeren-myastheniagravis
Britt Van Lancker A Inclusief meerdere klinische trials bij DM1

Laboratorium voor Spierziekten en Neuropathie®epartement
Neurowetenschappen, KU Leuven
Louise Iterbeke
Matthias Opsomer
Lauren Miguet

Patiénten en families

Patiéntenorganisatie

Contact: Kristl.Claeys@uzleuven.be *
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https://www.uzleuven.be/nl/neurologie/neuromusculair-referentiecentrum-nmrc/klinische-studies/spierziekten-neuropathieen-en-myasthenia-gravis
https://www.uzleuven.be/nl/neurologie/neuromusculair-referentiecentrum-nmrc/klinische-studies/spierziekten-neuropathieen-en-myasthenia-gravis
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STUDIE VAN HET NATUURLIJKE VERLOOP
BIJ VOLWASSEN PATIENTEN MET DM1

Louise Iterbeke, Lotte Huysmans, Kobe Bamps, Ronald Peeters, Veerle Goosens, Frederik Maes, Patrick Dupont, Kristl G. Claeys

Laboratorium voor Spierziekten en Neuropathieén, KU Leuven,

Dienst Neurologie, UZ Leuven




§ Myotone dystrofie type 1 (DM1) 1 Een introductie
Erfelijke spierziekte waarbij de klachten langzaam erger worden

Genetisch probleem: de CTG-herhaling
A De lengte bepaalt wanneer de ziekte tot uiting komt

Verschillende vormen van DM1.:
A Congenitale-, Kinder-, Volwassen - en Laat-beginnende vorm

Meest voorkomende klachten:
A Spieren worden langzaam zwakker
A Myotonie (moeilijk ontspannen van spieren)
A Het kan ook hart, ademhaling, en andere organen beinvioeden

www.mda.org/disease/myotonic-dystrophy

| KU LEUVEN




Q Waarom is onderzoek nodig?

Nieuwe behandelingen zijn in ontwikkeling, om te weten of ze werken

A Moeten we precies weten hoe de ziekte verloopt

A Moeten we goede testen vinden die:
A Patiéntvriendelijk zijn (niet-invasief)
A Kleine veranderingen kunnen zien

Start behandeling

Gezondheids-/functiescore

(G)’) Doel van deze studie Tijd (jaren)

1. De evolutie (het verloop) van volwassen DM1 patiénten in kaart brengen
2. Geschikte testen vinden om de werking van medicatie te kunnen vastleggen

| KU LEUVEN




M Deelnemers

_ DM1 patiénten Gezonde controles

Aantal (N) 30 deelnemers 30 deelnemers

Geslacht 18 vrouwen (60%) 18 vrouwen (60%)

Gem. Leetftijd 38 jaar [24 - 57] 38 jaar [24 - 58]
Ziekteduur 12 jaar [1 - 28]

Lopen / Ambulantie  80% wandelt zelfstandig (24 patiénten) 100% wandelt zelfstandig

Waarom vergelijking tussen patiénten en controles belangrijk is:

A Door deze vergelijking weten we zeker dat de verschillen die we meten, het gevolg
zijn van de DM1 en niet van leeftijd of geslacht

| KU LEUVEN



'}_. Verloop van de studie

Start

A MRI spieren
A Kracht testen
A Functie testen
A Vragenlijsten

12 maanden

A MRI spieren
A Kracht testen
A Functie testen
A Vragenlijsten

18 maanden 24 maanden

A MRI spieren A MRI spieren

A Kracht testen A Kracht testen
A Functie testen A Functie testen
A Vragenlijsten A Vragenlijsten

| KU LEUVEN



r@ Testen T MRI Spieren

1. Watis MRI?
A Veilige en pijnloze techniek
A Maakt beelden van de binnenkant van uw lichaam
A Bestuderen van spieren in boven - en onderbenen

2. Wat gaan we precies meten?
A Meten van vervetting in benen (vet fractie %)
A Meten van ziekte activiteit in de beenspieren (water T2)

Control

HE&E

Ripolone et al., Acta neuropathol commun. 2022
| KU LEUVEN




o
]‘\ Testen - Kracht en functie

Testen - vragenlijsten

1. Beperkingen in het dagelijkse leven 3. Vermoeidheid

2. Kwaliteit van leven 4. Pijn

| KU LEUVEN




I|\'. Resultaten: patiénten met DM1 vs gezonde controles
A DM1-patiénten scoren minder goed op kracht en functie testen dan controles
A DM1-patiénten hebben meer vet in de spieren dan controles
A Water T2 is verhoogd in DM1-patiénten, wat wijst op actieve spier beschadiging

p<0.001 p<0.001 p<0.001 p<0.05
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0%

\m Resultaten: aangetaste spieren in functie van ziekteduur 20%

40%
60%

Onderbenen Bovenbenen -
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\m Resultaten: Vervetting in de spieren over de tijd - DM1
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\m Resultaten: Klinische testen & vragenlijsten over de tijd

Klinische testen Vragenlijsten
A Spierkracht (Manuele kracht test): A Activiteit beperkingen:
Verminderd na 6 maanden (-2.7 punten) Verergeren na 12 maanden (+ 4.8%)

A Motorische functie (MFM-32): Verminderd A Pijn:

na 6 maanden (-3.5 punten) Neemt toe na 18 maanden (+10.7%)
A Wandelen (10 meter wandel test): A Levenskwaliteit:
Trager na 18 maanden (+0.7 sec) Verminderd na 12 maanden (-4.5%)

A Handvaardigheid (9-hole peg test):
Trager na 18 maanden (+1.4 sec)

| KU LEUVEN



\m Resultaten: Hoe hangen MRI-metingen samen met functie?
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V Besluit

1. Het verloop van de ziekte is duidelijk in kaart gebracht d.m.v. MRI spieren:

We weten nu welke spieren het eerst veranderen en hoe die veranderingen verder
evolueren doorheen de tijd

2. Vervetting van de spieren en motorische klachten hangen duidelijk samen:

We zien een sterke relatie tussen de vervetting van de spieren op MRI en het verlies
aan kracht en motorische functies.

3. Betrouwbare manier om te meten:

De achteruitgang in kracht en functie kunnen we nu objectief meten, zelfs over relatief
korte periodes (6 maanden)

| KU LEUVEN



\/ Besluit T Wat dit voor u betekent

Natuurlijke verloop en meest gevoelige testen in kaart gebracht

Toekomstige therapieén kunnen sneller, betrouwbaarder en efficiénter worden getest

Kan de ontwikkeling en goedkeuring van nieuwe behandelingen hopelijk versnellen

KU LEUVEN
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Bedankt voor uw aandacht!

Laboratorium voor Spierziekten en Neuropathieén, KU Leuven & Dienst Neurologie, UZ Leuven

Prof. Dr. K. Claeys J. Cremers
M. Opsomer F. Proost

L. Miguet B. Van Lancker
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Over ons

A Spierziekten Vlaanderen is de Vlaamse
patiéntenvereniging voor iedereen die leeft met een
neuromusculaire aandoeningin de volksmond
0SGSNI 3STSYR Ffa aaLJASNI

A We brengen lotgenoten en hun naasten samen. Z0
zorgen wij er voor dat niemand met een spierziekte

er alleen hoeft voor te staan.




A Als onafhankelijke vzw biedt Spierziekten
Vlaanderen informatie, ondersteuning en een
warm netwerk.

A We organiseren het hele jaar door
ontmoetingsmomenten zoals provinciale
activiteiten, familiedagen, themabijeenkomsten
en lezingen.

A We zetten sterk in op lotgenotencontact, waar
leden herkenning vinden en ervaringen en
praktische tips met elkaar kunnen delen.

A En, niet te vergeten: ons driemaandelijks
tijdschrift: Spierkracht. Daar wordt steeds naar
uitgekeken.




A De vereniging werkt nauw samen met medische
experten , deb a w/, ddécorrecte, begrijpbare en
actuele informatie rond diagnose, behandeling, zorg
en onderzoek te delen.

A Via nieuwsbrievenyebinars infobrochures en
studiedagen blijven leden op de hoogte van wat er
leeft In de neuromusculaire wereld.

A Ook via sociale media proberen wij mensen te
bereiken om zo de vele verschillende diagnoses

onder de aandacht te brengen.




A Wat ooit begon als een kleine groep ouders en
patiénten die elkaar wilden ondersteunen, is
vandaag uitgegroeid tot een professionele en
warme organisatie.

A Met dezelfde gedrevenheid als toen blijven wij bij
Spierziekten Vlaanderen bouwen aan solidariteit,
kennisdeling en hoop stap voor stap, samen sterk.

A Wij werken uitsluitend met vrijwilligers en zijn nog
steeds een kleine groep maar werken hard om onze
bekendheid te vergroten.




Campagne zichtbaarheid

A Op 26 november ging onze nieuwe campagne
G2Yy1T AOKUOIFFNITASTZ Yl
start.

A Kijk op onze website
www.spierziektenvlaanderen.be om meer te

weten.
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Who Am |?

' EURO-DYMA
Ttyosonte Dystnphics

A BasHaasakker

A 64years(LateonsetofDM1)

A 3 daugthers ofwhich2hasDM1 (Adultonset)

A ChairofDutchDiagnosisgroupfrom Spierziekten Nederland
A Vice-presidentEuro -DyMa

A OperationsManageratStrykerMedical EEMEA
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.

E

IPEopIE Gtentdomot knom\“ig It entmbecause patientsioften do
not evéh”ﬁ(%w thEmseIVes)
“\ /.1

I'myselihavethe mm f&‘m Routhaveiwo! Galgniersivitiiting adult
form, ‘E’EGEM AIfECISIEVETIING)
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Our members (2025)

' EURO-DYMA ™~
Myotonie Dystrophiiee

U.K.
CureDM

BELGIUM
A.B.M.M.

FRANCE
AFMTéléthon

SPAIN
Bene, ADMES

PORTUGAL
A.P.N

ITALY
F.M.M

EgRODYHIA
Myotonic Dystrophies

DENMARK
Muskelsvindfonden

NETHERLAND
Spierziekten

GERMANY
DGM

SWITZERLAND
ASRIMM

SERBIA
NORBS

GREECE
MDA-Hellas

CYPRUS
MDA-Cyprus




Missions and commitments

Ourmission

P4

EURO-DYMA
Wyotonic Dystrophies

A Bringthe voiceof DM patientseverywhereit is neededin Europe
A Improveandharmonizeawarenessn the community(patients,researchjndustry)
A Highlightunmet medicalneeds

A Stimulateand aggregatecollaborationbetweenEuropearpatient organizations

OQurcommitments

A Transparency

A Volunteerengagement

70



EURO-DYMA
Myotonic Dystrophices

EurcDyMA and MD Europe scientific board

&

1A &b

@

\ 4
Pr. Benedikt Pr. Baziel Van Pr. Darren Dr. AnnBerit Pr. Giovanni Dr George Dr Guillaume Dr Denis Dr Stojan Dr. Hilde
Schoser Engelen Monckton Ekstrom Meola Papadimas Bassez Furling Peric Braakman
Neurologist Neurologist Professor of Child Neurologist Consultant Neurologist Research Neurologist Child
Human Neurologist Neurologist Director Neurologist
Genetics
F. Bauinstitut Radboud University of Pediatric University of University Institute of Institute of University Radboud
University Glasgow Rehabilitation Milan Hospital Myology Myology of Belgrade University
Center
Munchen Nijmegen Glasgow Gothenburg Milano Athens Paris Paris Belgrad Nijmegen
(Germany) (Netherlands) (U.K)) (Sweeden) (Italy) (Greece) (France) (France) (Serbia) (Netherlands)

Chair:Pr. Benedikt Schoser
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E URO-DYMA

What we do &4.0)

Repurposingd SIMPATHIC (European Commission)
Biomarkers brain/gut®y, SPANDM (Spain)

ENMC workshops dedicated to DM

A

A

A

A Global Alliance Membership.
A Annual Pharma day ( Together with MDF )
A Informal meetings with pharma

A Pharma Dialogue Group (dedicated syroup
A European Medical Agency (dedicated surbup

AXo
AXo
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Steinert Everybody Different
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Waarom?

A Geboorte kleinzoon augustus 2022
-- diagnosecongenitale MD

A Ziektein familie (minimum 3
gekendegeneraties)

A MD wasonbekend, ook bij dokters
en zorgverleners

A Voor MD isgeenmedicijn

A Vzwwerd opgericht begin 2023
met als doel:

A fondsenverzamelenom te
schenkenaan
wetenschappelijk onderzoek

A de ziekte meer bekendheidte
geven




- Activiteiten —

N Reeds 3succesvolle edities
van:

n KOMEN ETENnaart
n HAPPENINGseptember

n 2025: joggingDwars door
Lennik

n Stands opjaarmarkt en
kerstcorrida

nVerkoopgadgets en Tshirts




Komen eten

n 1300 hoofdgerechten
n 700 take away

n 1000tombolaprijzen
n 80 vrijwilligers







