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Tehtava: I0ytaa Hutchinsonin-Gilfordin syndrooman/progerian ja sen ikaantymiseen liittyvien
hairididen aiheuttavat tekijat, hoito ja parannuskeino.

PRF LUKUINA: Dollareina keratty yhteensa

Tiedetysti progerian kanssa eldvien lasten maara: 78 Vuosien 1999 ja 2010 valisena aikana:
lasta 31 maassa $9.738.084

PRF:n diagnostisen ohjelman kautta testattujen lasten
maaré: 88

PRF:n perustamisen jalkeen myonnettyja apurahoja: ) ) ) )
o Saamamme tuki on mahdollistanut progeriageenin

o ) ) I6ytdmisen, progerian kliiniset tutkimukset ja kaiken
Solulinjoja PRF:n solu- ja kudospankissa: 151 poikkeuksellisen hyvén edistymisemme.

PRF:n laaketieteelliseen tutkimustietokantaan Tukijoidemme jatkuvalla tuella tulemme voittamaan
osallistuvien lasten maara: 97 tdmén kilpajuoksun aikaa vastaan ja Ioytamaan hoitoja
ja parannuskeinon néille erityislapsille — ja ehkd myods
auttamaan miljoonia sydéansairauksista ja muista
ikaantymiseen liittyvista sairauksista karsivia.

Tasaiset 85-90% PRF:n vuosittaisista menoista
osoitetaan sen ohjelmiin ja palveluihin.

Miké& progeria on?

Progeria, joka tunnetaan myds Hutchinsonin-Gilfordin syndroomana (HGPS), on harvinainen, kuolemaan johtava geneettinen
sairaus, jonka tunnuspiirteend on kiihtyvén ikdantymisen ilmaantuminen lapsilla. Kaikki progeriaa sairastavat lapset kuolevat
samaan sydansairauteen (arterioskleroosiin) jota on miljoonilla normaalisti ik&&ntyvilla aikuisilla 60-70 vuoden idssd. Nailla
lapsilla voi kuitenkin olla aivoinfarkteja ja sydankohtauksia jopa ennen 10 ikavuotta. YlIattavaa kylla, progeria ei vaikuta sita
sairastavien lasten alytasoon, ja vaikka heidén nuorissa kehoissaan tapahtuu hatk&hdyttdvia muutoksia, ndmé poikkeukselliset
lapset ovat alykkaitd, rohkeita ja tdynné elamaa.

Mika PRF on?

Progeria Research Foundationin (PRF) perustivat vuonna 1999 progeriaa sairastavan lapsen vanhemmat, tohtorit Leslie Gordon
ja Scott Berns, sekd monet asiaan vihkiytyneet ystavat ja sukulaiset, jotka havaitsivat tarpeen ladketieteelliselle tuki- ja
tietolahteelle, joka on suunnattu laakareille, potilaille ja progeriaa sairastavien lasten perheille, sekd tarpeen
progeriatutkimuksen rahoittamiseen. Noilta ajoilta asti PRF oli ajava voima progeriageenin loytdmisen takana ja se on
kehittanyt ohjelmia ja palveluita, jotka auttavat sekd HGPS:aa sairastavia ettd progeriatutkimusta tekevia tutkijoita. PRF on
tdnd paivana ainoa hyvantekevaisyysjarjesto, joka on omistautunut taysin progerian hoitojen ja parannuskeinon Idytamiselle.
PRF:ia on Kiitetty mallikelpoiseksi tautia tutkivaksi jarjestoksi ja erinomaiseksi esimerkiksi —onnistuneesta
translaatiotutkimuksesta, joka on edennyt alkuvaiheesta geenin Idytdmiseen ja hoitotutkimuksiin vain 10 vuoden sisélla.

PRE:N OHJELMAT JA PALVELUT

« Ensimmadiset laatuaan olevat progerian kliiniset l&akehoitotutkimukset: PRF rahoitti ja koordinoi 2 miljoonan
dollarin ensimmadista laatuaan olevaa progerian Kliinisté ladkehoitotutkimusta. Tutkimus toteutettiin Bostonissa ja sen
kumppaneina olivat Children’s Hospital Boston (CHB) -sairaala, Dana-Farber Cancer Institute -tutkimusyksikkoé ja
Brigham and Women’s Hospital -sairaala. Tutkimusladke on nimeltdén farnesyylitransferaasi-inhibiittori (FTI1). Tama
ladkeaine on ollut hyvin lupaava laboratoriossa ja eldinmalleissa. Tutkimukseen otettiin 28 lasta 16 maasta, joiden iét
olivat 3-15 vuotta. Jos ladkeaine osoittautuu tehokkaaksi, siitd tulee merkittdvd askel eteenpdin parannuskeinon
etsinnéssé.

Ensimmaisen tutkimuksen alkamisen jalkeen tutkijat 10ysivat kaksi muuta la&keainetta, jotka voivat testattavan FTI-
la&keaineen kanssa yhdessd kaytettyind toimia vieldkin tehokkaampana hoitona progeriaa sairastaville lapsille kuin
yksittdinen ladkeaine. PRF siirtyi nopeasti tutkimaan nditd uusia hoitovaihtoehtoja. PRF ja CHB aloittivat toisen
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kliinisen progeriatutkimuksen elokuussa 2009. "Kolmilddketutkimus" on paljon ensimmadista tutkimusta suurempi:
siihen osallistuu 45 lasta 24 maasta, jotka puhuvat 17 eri kielta.

PRF:n kansainvalinen progeriarekisteri yllapita keskitetysti tietoja progeriaa sairastavista lapsista ja heidan
perheistddn. Tama varmistaa sellaisen uuden tiedon nopean jakelun, joka voi hyddyttaa lapsia.

Solu- ja kudospankki: PRF:n solu- ja kudospankki tarjoaa laaketieteen alan tutkijoille progeriapotilailta ja heidén
perheiltddn ja sukulaisiltaan saatua geneettistd ja biologista materiaalia, jotta progerian ja muiden ikaintymiseen
liittyvien sairauksien tutkimusta voidaan tehdd. N&in padsemme l&hemméksi parannuskeinon Ioytdmistd. PRF on
kerédnnyt vaikuttavat 90 solulinjaa sairaudesta karsiviltd lapsilta ympéri maailman (ikdhaarukka 2 kuukautta-17
vuotta), ja 61 linjaa heidén lahisukulaisiltaan.

Laaketieteellinen tutkimustietokanta: Tietokanta on keskitetty kokoelma laédketieteellista tietoa progeriapotilaista
ympéri maailman. Tiedot on analysoitu perusteellisesti, jotta ne auttavat meitd ymmartdmaan laajemmin progeriaa ja
laatimaan hoitosuosituksia. Vuonna 2010 td&méan analyysin my6td PRF laati kattavat terveydenhuollon suositukset
progeriaan liittyen késikirjana, joka on tarkoitettu optimoimaan eldménlaatu.

Diagnostinen testaus: PRF kehitti progerian diagnostisen testausohjelman vuoden 2003 geenildyddksen myo6ta, jotta
lapset, heidan perheensa ja heitd hoitavat terveydenhuollon ammattilaiset saavat tietoonsa lopullisen ja tieteellisen
diagnoosin.  Tam& voi nakya varhaisempina diagnooseina, véhdisempina vaérind diagnooseina ja varhaisina
laéketieteellising interventioina, jotka takaavat paremman eldmanlaadun lapsille.

Progeriaa kasittelevat tieteelliset tyopajat: PRF on jérjestanyt 6 tieteellistd konferenssia, jotka ovat koonneet yhteen
tutkijoita ja Kkliinikoita ympari maailmaa jakamaan asiantuntemuksensa ja teravinta kérkeé olevat tutkimustuloksensa
ja vaalimaan yhteisty6té taistelussa tatd tuhoisaa sairautta vastaan.

Tutkimusapurahat: PRF on myontdnyt 33 apurahaa, joiden yhteissumma on yli 2,5 miljoonaa dollaria,
vapaaehtoisen ladketieteellisen tutkimuksen komiteamme vertaisarvioimille hankkeille. Jopa 100.000 dollarin
apurahat, jotka on myonnetty maksimissaan kahden vuoden ajaksi, ovat mahdollistaneet uuden, innovatiivisen
progeriatutkimuksen menestymisen.

Julkaisut ja tutkimukset: Seka kliiniset ettd perustutkimusta tekevat tutkijat ovat hyédyntdneet PRF:n apurahoja,
soluja ja kudoksia seka tietokantaa. Heidan 10yddksensé on julkaistu ensiluokkaisissa tiedelehdisséd. Vuodesta 2002
keskimé&ardinen vuosittainen progeriaa kasittelevien tieteellisten julkaisujen maard on yli 12-kertainen verrattuna
julkaisujen maaraan sita edeltavien 50 vuoden ajalta.

PRF:n k&anndsohjelma: Yhteydessd maailmaan. Tavoittamalla ihmiset erinomaisen globaalisti, PRF poistaa
kommunikaatioesteet ympdri maailmaa olevilta potilailta ja heiddn perheiltddn. T&m& hanke on onnistunut
kaantddmén PRF:n ohjelman ja hoitomateriaalit yli 20 eri kielelle.

Verkkosivustot/yleison tietoisuus: ProgeriaResearch.org tarjoaa perheille ja hoitaville henkil6ille paasyn
viimeisimpiin tutkimus-, tuki- ja koulutustietoihin. PRF:n uutiskirjeet tavoittavat yli 13.000 ihmistd 60 maassa. PRF:n
tarina on ollut esilla CNN:ss&, The Dr. Oz Show:ssa, Primetime Live:ssa, Dateline:ssa, ja The Today Show:ssa, seka
Time- ja People-lehdissa, The New York Times:issa, The Wall Street Journal:issa (etusivulla!) ja lukuisissa muissa
laajalti luetuissa mediajulkaisuissa.

Lokakuussa 2009 PRF ja sen kumppani GlobalHealthPR kéynnistivat maailmanlaajuisen tietoisuuden lisdédmiseen
tahtdadvan kampanjan, joka on nimeltddn Find the Other 150, edistadkseen maailmanlaajuisesti niiden progeriaa
sairastavien lasten l6ytamista, joilla ei ole todettu sairautta. Kampanja on auttanut PRF:ia I6ytdmaéan uusia progeriaa
sairastavia lapsia ja heidan perheitdén, jotka tarvitsevat apuamme.
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KUKA KUKIN ON PRF:SSA?

Audrey Gordon, Esq., puheenjohtaja ja toimitusjohtaja, perustajajéasen
Audrey Gordon, Esg. valvoo kaikkia Progeria Research Foundationin hallintotehtdvid, mukaan lukien johtokunnan
tehtévat, varainhankinta, apurahahakemukset, ladketieteellisten tutkimusprojektien hallinto ja vapaaehtoisohjelmat.

Leslie B. Gordon, MD, PhD, laéketieteellinen johtaja, perustajajasen

Tri Gordon perusti Progeria Research Foundationin yhdessa ystavien ja sukulaisten kanssa sen jélkeen, kun hénen
pojallaan Samilla diagnosoitiin progeria. Tri Gordon valvoo diagnostista testausohjelmaa, solu- ja kudospankkia ja
laéketieteellistd tutkimustietokantaa. H&n on johtajana progerian kliinisissa l&dkehoitotutkimuksissa. Tri Gordon on
pediatrisen tutkimuksen apulaisprofessori Brownin yliopiston Warren Alpert Medical Schoolissa ja Hasbro Children’s
Hospital -sairaalassa Providencessa, Rhode Islandilla, ja tutkija Children’s Hospital Boston -sairaalassa ja Harvardin
yliopiston Medical Schoolissa.

Scott D. Berns, MD, MPH, FAAP, PRF:n johtokunnan puheenjohtaja, perustajajasen

Tri Berns, Samin isd, on Progeria Research Foundationin perustajajésen ja toimii johtokunnan puheenjohtajana. Hén on
pediatrian erikoislaakari ja pediatrian kliininen professori Brownin yliopiston Alpert Medical Schoolissa. Han on myds
alajaoksien ohjelmien vanhempi varajohtaja March of Dimes -jarjestdssa.

Tina, Brandon, Brittany ja Zach Pickard, PRF:n l&hettilasperhe

Tammikuussa 2010 3-vuotiaan Zach Pickardin perhe nimettiin PRF:n lahettilasperheeksi. Pickardit asuvat Lexingtonissa,
Kentuckyssa ja ovat olennainen osa PRF:n pyrkimyksia lisata yleistd tietoisuutta, osallistaa muita perheitd ohjelmiimme
ja kerétd rahaa tutkimukselle. Arvostamme sitd aikaa ja vaivaa, jonka he kéyttivat ndihin tarkeisiin toimiin.
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