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Lipanj, 2025.

Duvyzat uvjetno odobren od strane Europske komisije za
lijecenje Duchenneove miSiéne distrofije
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Nedavna prezentacija pokazuje da terapija produljuje vrijeme do gubitka sposobnosti hodanja

Europska komisija je uvjetno odobrila Duvyzat (givinostat) za uzimanje zajedno s
kortikosteroidima za lijeCenje osoba starijih od 6 godina koje imaju Duchenne miSi¢nu distrofiju
(DMD).

,»Ova prekretnica znac¢i da Sirok raspon pacijenata s DMD-om ima pristup novom lijeCenju®,
rekao je Francesco De Santis, predsjednik Italfarmaco Holdinga i predsjednik Italfarmaco Grupe,

terapija koje mogu imati stvaran utjecaj na Zivote ljudi.*

U Europi je ,,bilo vrlo malo odobrenih tretmana koji ciljaju temeljnu patologiju [proces bolesti]
DMD-a u Sirokoj populaciji pacijenata®, rekla je Paola Bettica, dr. med., doktorica znanosti,
glavna medicinska direktorica u Italfarmaco Grupi. ,,To se mijenja odobrenjem Duvyzata, koji
usporava napredovanje bolesti i o€uva miSiénu funkciju — bez obzira na gensku mutaciju —
ciljaju¢i mehanizme bolesti.*

Italfarmaco suraduje s nacionalnim tijelima i partnerima za distribuciju kako bi olakSao pristup
terapiji u 27 drZzava Clanica Europske unije, zajedno s Islandom, LihtenStajnom i NorveSkom.
Uvjetno odobrenje omogucit ¢e pacijentima pristup lijeku dok se provode daljnja klinicka
ispitivanja radi potvrde koristi Duvyzata.

,,Osobe koje Zive s DMD-om u Europi dugo su ¢ekale nove terapijske opcije koje mogu
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promijeniti tijek ove razarajue bolesti*, rekla je Bettica. ,,Predani smo bliskoj suradnji sa
zdravstvenim vlastima i DMD zajednicom kako bismo osigurali pravovremeni pristup ovom
vaznom novom lijecenju diljem Europe.*

Duvyzat je prosle godine odobren u SAD-u, a Ujedinjeno Kraljevstvo je ubrzo slijedilo.

Sto je Duvyzat?

DMD je oblik miSi¢ne distrofije kod kojeg mutacije u DMD genu c¢ine miSi¢e podloZnima

oSteCenju. To dovodi do progresivne slabosti i propadanja miSica, Sto moZe rezultirati
poteSkocama s hodanjem i disanjem, kao i drugim simptomima.

Duvyzat, mala molekula koja se uzima oralno, namijenjen je usporavanju gubitka miSica,
smanjenju upale i usporavanju napredovanja bolesti kod osoba s DMD-om. Djeluje tako Sto
blokira enzime iz obitelji histon deacetilaza (HDAC), koji su ukljuceni u stani¢ne procese koji
reguliraju gensku aktivnost. Konkretno, blokiranje HDAC enzima povecdava proizvodnju
folistatina, proteina koji pomaZe u izgradnji miSi¢ne mase. Smanjenje enzima moZe povecati
razinu folistatina, suprotstavljajuci se u¢incima miostatina, proteina koji sprjecava rast i obnovu
misica.

Podaci pokazuju da je terapija smanjila upalu, oZiljkasto tkivo i prodiranje masti u misice.

Odobrenja za Duvyzat temeljena su na ispitivanju Faze 3 EPIDYS (NCT02851797), koje je
ukljucivalo 179 djecaka u dobi od 6 godina i starijih koji su mogli hodati. Djecaci su primali

Duvyzat ili placebo dvaput dnevno tijekom 18 mjeseci, zajedno s kortikosteroidima. Glavna
mjera ishoda bila je vrijeme potrebno za penjanje uz Cetiri stepenice, Sto je standardna procjena
kod koje niZi rezultati ukazuju na bolju funkciju.

Nakon lijecenja, skupina koja je primala Duvyzat mogla se popeti uz stepenice u prosjeku 1,78
sekundi brZe od placebo skupine, §to je bila znacajna i klinic¢ki vaZna razlika, prema Italfarmacu.
Na North Star Ambulatory Assessment (NSAA), standardnom testu motoricke funkcije,
sudionici koji su primali Duvyzat zabiljeZili su 40% manji pad ukupnog rezultata tijekom
razdoblja ispitivanja, $to ukazuje na sporije napredovanje bolesti.

Produzeno ispitivanje (NCT03373968) za sudionike EPIDYS-a nastavlja pratiti sigurnost i

ucinkovitost. Rezultati predstavljeni u oZujku pokazali su da su djecaci koji su primali Duvyzat
u produZenom ispitivanju izgubili sposobnost hodanja u prosjecnoj dobi od 18,1 godinu, u
usporedbi s 15,2 godine u kontrolnoj skupini iz prirodne povijesti bolesti. Nuspojave Duvyzata
ukljucivale su proljev, bolove u trbuhu, poviSene masnoce u krvi i niske razine trombocita.
Tvrtka provodi i druga klinicka ispitivanja u Siroj skupini sudionika.
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Ispitivanje Faze 3 (NCT05933057), koje ukljucuje lokacije u Europi i Kanadi, testira lijek u
usporedbi s placebom kod djeCaka s DMD-om u dobi od 9 do 17 godina koji ne mogu hodati.
Ispitivanje Faze 2 (NCT06769633), takoder u Europi, testira lijek kod djecaka u dobi od 2 do 5
godina. [1]

[1] Muscular Dystrophy News Today (2025). Duvyzat conditionally approved by EC to treat Duchenne MD.
Dostupno na: https://musculardystrophynews.com/news/duvyzat-conditionally-approved-ec-treat-duchenne-md/
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Salbutamol moZe poboljSati snagu gornjih
ekstremiteta kod djece sa SMA: studija

Lijecenje nudi jeftinu opciju za osobe u nerazvijenim regijama

Upotreba salbutamola mogla bi sigurno poboljsati snagu gornjih ekstremiteta, kao i pruziti druge
koristi, kod osoba sa spinalnom miSi¢nom atrofijom (SMA), osobito medu malom djecom, prema
podacima nove metaanalize — iako su istraziva¢i napomenuli da su potrebna kontrolirana
ispitivanja kako bi se ove spoznaje potvrdile.

Dvoje djece sa SMA koja su primala ovaj oralni lijek postigla su nove razvojne prekretnice,
ustanovio je tim, pri ¢emu su istraZivaci napomenuli da je ,,pokazano kako salbutamol poboljSava
respiratornu funkciju i pridonosi povecanju tjelesne mase kod odredene mlade djece*.

Ovi nalazi analize sugeriraju da upotreba salbutamola predstavlja ,isplativu i odrZivu opciju‘ za
osobe u sredinama gdje noviji i skuplji oblici lijeCenja nisu dostupni, napisali su istrazivaci u
dijelu saZetka studije nazvanom ,,Sto je novo*.

,Salbutamol predstavlja sigurnu terapijsku opciju koja ima znatan potencijal u lijeCenju SMA*,
napisali su istrazivaci, isticu¢i vaznost ovog lijeka za ,,0sobe u nerazvijenim regijama koje nemaju
pristup ili si ne mogu priustiti oblike lijecCenja koji mijenjaju tijek bolesti*.

Rezultirajuca studija, ,,Salbutamol kod 5q spinalne miSi¢ne atrofije: sustavni pregled i metaanaliza
ucinkovitosti i sigurnosti, objavljena je u ¢asopisu European Journal of Pediatrics od strane

istrazivaca iz Kine.
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SMA je uglavnom uzrokovana mutacijama u genu SMNI, koji kodira protein zvan SMN. Bez
dovoljno tog proteina, motori¢ki neuroni — specijalizirane Ziv€ane stanice koje kontroliraju

.....

.....

Vjeruje se da salbutamol povecava proizvodnju SMN proteina iz gena SMN2. Inace, SMN2
proizvodi samo oko 10 % funkcionalnog SMN proteina u usporedbi s SMN1 zbog male razlike u
genetskoj sekvenci. Osobe s viSe kopija SMN2 obi¢no imaju blaZe simptome bolesti.

Analiza proucila sigurnost i ucinkovitost salbutamola kod djece i odraslih sa SMA

U ovoj studiji, istrazivaci s tri kineske ustanove nastojali su bolje razumjeti koliko je salbutamol
siguran i u¢inkovit za djecu i odrasle sa SMA. Tim je kombinirao podatke iz osam studija koje su
ukljucivale 154 osobe. Jedna osoba imala je dijagnozu SMA tip 1, 106 osoba SMA tip 2, a 47
osoba SMA tip 3. Sve su primale oralni salbutamol u dnevnoj dozi od 6 do 12 mg.

Mnoge od ovih osoba izjavile su da su se osjecale bolje tijekom koriStenja salbutamola, a koristi
su ukljuc¢ivale manji umor, povecanu izdrZljivost i poboljSano gutanje. Takoder je zabiljeZeno
manje respiratornih infekcija. Nadalje, dvije studije su uocile povecanje tjelesne mase kod mlade
djece.

Dvoje djece je dozivjelo poboljSanja u motorickim prekretnicama nakon godinu dana lijeCenja
salbutamolom. Jedno je moglo samostalno sjediti, a drugo hodati bez pomodi. Prije lijeCenja, to su
mogla samo uz pomoc.

Detaljnija analiza dviju studija pokazala je da su djeca mlada od 6 godina pokazala jasna
poboljSanja u snazi gornjih ekstremiteta. To je mjerila standardna klini¢ka ljestvica nazvana
Revidirani modul gornjih ekstremiteta (RULM). Prosje¢no poboljSanje bilo je 3,89 bodova, Sto je
bilo znacajno prema ocjeni istrazivaca.

Porast RULM rezultata odrZan je i nakon 12 mjeseci i nakon 18 mjeseci pradenja, Sto je bilo
osobito izraZzeno kod mlade djece. Jedna studija takoder je zabiljeZila izraZeniji porast rezultata na

ProSirenoj ljestvici funkcionalne motorike po Hammersmithu (HFMSE) kod djece mlade od 6
godina.

Poboljsanja motoricke funkcije kod osoba koje su primale salbutamol

U Ccetiri studije, terapija salbutamolom nije poboljsala plué¢nu funkciju tijekom razdoblja od Sest
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do 12 mjeseci. Medutim, u jednoj drugoj studiji, lijeCenje u trajanju od najmanje godinu dana
Salbutamol je takoder povecao razine SMN2 transkripata pune duljine, genetskih uputa za
proizvodnju SMN proteina, naveli su istrazivaci. Porast je bio statisticki znacajan nakon Sest
mjeseci i ostao je visok i nakon 12 mjeseci lijeCenja, pokazali su podaci.

Sveukupno, ,,metaanaliza ... pokazala je da se motoric¢ka funkcija osoba sa SMA poboljSala nakon
lijeCenja salbutamolom®, napisali su istrazivaci, napominjudi ,,statisticki znacajna poboljSanja‘ na
nekim procjenama.

Tri osobe prekinule su lijeCenje salbutamolom zbog nuspojava, a to su bili: tremor ruku,
vrtoglavica i crvenilo koZe. Opcenito, nuspojave tijekom lijeCenja bile su blage i spontano su
nestajale.

S obzirom na ,,doZivotnu potrebu* za lijeCenjem, ,,lijekovi koji poboljSavaju misi¢nu snagu imaju
znatan istrazivacki potencijal®, napisao je tim.

Istrazivaci su takoder napomenuli da u mnogim regijama novi — i skuplji — oblici lijeenja koji
mijenjaju tijek bolesti moZda nisu dostupni svima.

»dalbutamol, s obzirom na svoju dostupnost, pristupacnost i povoljan sigurnosni profil, nudi
znatnu vrijednost za osobe sa SMA*, napisali su.

Ipak, ,.daljnje studije su kljucne za rigoroznu potvrdu ucinkovitosti i sigurnosti [salbutamola],
pojasnjenje njegovih bioloSkih ucinaka te odredivanje personaliziranih strategija primjene za
razlic¢ite podskupine SMA®, zakljucili su istrazivaci. [2]

[2] SMA News Today (2025). Salbutamol may improve upper limb strength in SMA children: Study.
Dostupno na: https://smanewstoday.com/news/salbutamol-use-aid-upper-limb-strength-sma-children-study/
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9 od 10 osoba s ALS-om lijecenih NurOwn terapijom
Zivjelo je dulje pet godina

T

Srednje preZiviljenje — gotovo sedam godina nakon pojave simptoma

Devet od deset osoba s amiotroficnom lateralnom sklerozom (ALS) koje su primale
eksperimentalnu stanicnu terapiju NurOwn (debamestrocel) u sklopu programa proSirenog
pristupa (EAP) nakon randomiziranog klini¢kog ispitivanja faze 3, preZivjelo je najmanje pet
godina nakon pojave prvih simptoma.

Te podatke objavila je tvrtka Brainstorm Cell Therapeutics, proizvoda¢ NurOwna, isticuci da bi

terapija mogla povecati Sanse za preZivljenje, bududi da prosje¢no samo oko 10 % osoba s ALS-
om preZivi pet godina od pojave simptoma.

,.Cinjenica da je 9 od 10 osoba u EAP programu preZivijelo vise od pet godina od pojave prvih
simptoma — u kontrastu s vrlo skromnim ocekivanim obrascem preZivljenja kod ALS-a —
predstavlja klinicki znacajnu spoznaju, rekao je dr. Bob Dagher, glavni medicinski direktor

Srednje vrijeme preZivljenja za ovih 10 osoba bilo je neSto manje od sedam godina nakon pojave
simptoma, a ,,6 od 10 osoba i dalje je Zivo, ¢ak i nakon viSe od sedam godina od pojave bolesti*,
dodao je Dagher.

Raniji podaci iz EAP programa pokazali su da je srednje vrijeme preZivljenja kod tih 10 osoba
ve¢ bilo znacajno dulje nego kod kontrolne skupine osoba koje su sudjelovale u prijasnjim

kasnofaznim ispitivanjima. U vrijeme te analize, osobe u EAP programu Zivjele su gotovo dvije

Nova Ves 44, Zagreb
Tel/Fax: 01 46 66 849
www.sddh.hr, e-mail: sddh@zg.t-com.hr

SAVEZ DRUSTAVA DISTROFICARA HRVATSKE

CROATIAN MUSCULAR DYSTROPHY ASSOCIATION


https://alsnewstoday.com/what-is-als/
https://alsnewstoday.com/nurown/
https://brainstorm-cell.com/
https://www.prnewswire.com/news-releases/brainstorm-announces-new-survival-data-from-expanded-access-program-cohort-remarkably-90-of-als-patients-survived-over-5-years-with-nurown-302482187.html
https://alsnewstoday.com/news/long-term-nurown-use-shows-survival-benefit-als-analysis/

SODDH @-BILTEN

godine — otprilike pet mjeseci dulje od podudarnih kontrola.

Terapija NurOwn ukljucuje uzimanje mezenhimalnih mati¢nih stanica osobe — to su
specijalizirane stanice koje se mogu neograniceno dijeliti i razviti u druge vrste stanica — te
njihovo genetsko programiranje kako bi proizvodile signalne molekule koje poti¢u preZivljenje
ZivCanih stanica. Tako izmijenjene stanice zatim se ubrizgavaju u likvor (tekuéinu oko
kraljeZni¢ne moZdine) kako bi izravno djelovale u blizini Zivaca oSteenih ALS-om, s ciljem
usporavanja progresije bolesti.

Primijecene koristi u preZivljenju kod osoba ukljucenih u program prosirenog pristupa

Deset osoba uklju¢enih u EAP prethodno je zavrSilo sedmomjese¢no klinicko ispitivanje Faze 3
(NCT03280056), koje nije uspjelo dokazati da je NurOwn ucinkovitiji od placeba u usporavanju

napredovanja ALS-a.

Nakon zavrSetka tog ispitivanja, Sest osoba koje su primale NurOwn i Cetiri koje su dobile
placebo odlucile su se ukljuciti u program proSirenog pristupa, u kojem su svi dobivali
eksperimentalnu terapiju izvan okvira klini¢kog ispitivanja. Novi rezultati iz EAP programa
snazno ukazuju na potencijalne koristi u prezivljenju — 90 % osoba preZivjelo je viSe od pet
godina, a 60 % joS je uvijek Zivo nakon viSe od sedam godina.

Jedina smrt unutar EAP skupine ,nastupila je nakon dobrovoljne eutanazije*, navodi se u
priopcenju.

,,Ovi podaci o prezivljenju pruZaju ohrabrujuci uvid u dugoro¢na iskustva osoba s ALS-om koje
su lijeCene terapijom NurOwn u okviru proSirenog pristupa®, izjavio je Chaim Lebovits,
predsjednik i izvr$ni direktor Brainstorma.

Iako klinicko ispitivanje faze 3 nije ispunilo svoj primarni cilj, Brainstorm je unato¢ tome
podnio zahtjev americkoj Agenciji za hranu i lijekove (FDA) za odobrenje NurOwna, temeljeci
se na dostupnim podacima. Tvrtka je tvrdila da skala koriStena za mjerenje funkcionalnog
opadanja nije mogla precizno mjeriti promjene kod osoba s uznapredovalom bole$¢u. Medutim,
FDA nije prona$la dokaze koji bi podrzali tu tvrdnju, a nakon §to je savjetodavni odbor glasao
da nema dovoljno podataka za dokazivanje ucinkovitosti terapije, Brainstorm je povukao svoju
prijavu.

Nakon dodatnih konzultacija s FDA-om, tvrtka je odlucila pokrenuti novo ispitivanje faze 3b
pod nazivom ENDURANCE (NCT06973629), koje ¢e ukljuciti oko 200 osoba s blagim do
umjerenim oblikom ALS-a. Nakon zavrSetka placebo-kontroliranog dijela studije, sudionici ée

modi uéi u otvoreni nastavak ispitivanja, u kojem ¢e svi primati NurOwn tijekom duljeg
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razdoblja. Prema navodima Brainstorma, novi podaci iz EAP programa podrZavaju nastavak
istrazivanja kroz studiju ENDURANCE.

»Vjerujemo da ovi nalazi dodatno potvrduju potrebu za nadolazedim ispitivanjem faze 3b za
NurOwn*®, rekao je Lebovits. ,,Na§ je cilj prikupiti kvalitetne i kona¢ne podatke kako bismo
dokazali koristi terapije NurOwn za osobe koje Zive s ALS-om.* [3]

[3] ALS News Today (2025). 9 of 10 NurOwn-treated ALS patients surpass five-year survival.
Dostupno na: https://alsnewstoday.com/news/9-10-nurown-treated-als-patients-surpass-five-years-survival/
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Polozaj mutacija gena GJB1 povezan s tezinom
CMTX1: Studija

Vise vrijednosti za regije proteina koneksina-32 koje prolaze kroz stanicnu membranu

Mutacije u genu GJB1 koje utjeCu na transmembranske, odnosno dijelove proteina koneksina-32
koji prolaze kroz stani¢nu membranu, povezane su s teZim oblikom bolesti kod osoba s X-
vezanom Charcot-Marie-Tooth boleS¢u tip 1 (CMTX1).

Prema studiji provednoj u Francuskoj, osobe s mutacijama koje zahvacdaju druge dijelove
proteina uglavnom imaju blaZe simptome. Medutim, specifi¢ni tip mutacije ne odreduje nuzno
tezinu simptoma.

,,Genotip [genetski sastav] stoga moZe imati prognosticku ulogu uz dijagnosticku,” napisali su
istrazivaci. ,,Klju¢no je da buduca klinicka ispitivanja uzmu u obzir specifi¢nu mutiranu domenu
proteina, uz tradicionalne ¢imbenike poput dobi i spola, pri izradi usporednih skupina.*

Studija francuske kohorte” objavljena je u ¢asopisu European Journal of Neurology.

IstraZivaci se fokusirali na missense varijante

Charcot-Marie-Tooth bolest obuhvaca skupinu bolesti koje zahvacaju periferni Ziv€ani sustav,
mreZu Zivaca koja kontrolira pokrete i osjete u udovima. Simptomi ukljucuju slabost miSica,
poteskoce pri hodanju i gubitak sluha.
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Iako je dokumentirano viSe od 400 varijanti gena GJB1, ,.trenutni podaci o korelaciji genotipa i
fenotipa kod CMTX1 su ograniceni®, naveli su istraZivaci. Fenotip se odnosi na vidljive osobine
pojedinca.

Kako bi saznali viSe, istraZzivaci su proveli retrospektivnu analizu osoba s CMTXI1 iz 13
referentnih centara u Francuskoj. U analizu je ukljuceno ukupno 275 osoba iz 162 obitelji, s 87
razlicitih genetskih varijanti.

Vedina ispitanih osoba, njih 230 iz 134 obitelji, imala je 73 missense mutacije, koje nastaju kada
zamjena jedne nukleotidne baze u DNK rezultira zamjenom aminokiseline u konacnom
proteinu. Ostali tipovi mutacija ukljucivali su ,,frameshift* varijante, koje remete nacin na koji
se gen Cita za proizvodnju proteina, i ,,nonsense* varijante koje dovode do prijevremenog
prekida proizvodnje proteina, Sto rezultira djelomi¢nom ili potpunom inaktivacijom proteina.

Kako bi dodatno istrazili povezanost mutacija s karakteristikama bolesti, istraZzivaci su se
fokusirali na missense varijante. Te su varijante pronadene u transmembranskoj domeni (35 %),
u dijelovima proteina izvan stanice — izvanstani¢no (34 %), te u dijelovima unutar stanice —
unutarstani¢no (31 %).

Rezultati su pokazali da su osobe Cije su mutacije zahvatile transmembranske domene
koneksina-32 imale znatno izraZenije simptome od onih s mutacijama u unutarstani¢nim ili
izvanstani¢nim domenama.

To se ocitovalo u rezultatima mjerenja teZine bolesti, uklju¢ujuc¢i Charcot-Marie-Tooth ispitni
rezultat (CMTE), koji je iznosio 10,5 kod osoba s mutacijama u transmembranskim regijama,
naspram 8,7 kod onih s mutacijama u izvanstani¢cnim regijama i 7,3 kod onih s mutacijama
unutar stanica. Vi§i CMTE rezultat ukazuje na teZi oblik bolesti. Slican rezultat zabiljeZen je i
kod ukupnog rezultata ogranic¢enja neuropatije.

Osoba u studiji imala je potpuni gubitak GJBI gena

Dodatno, brzina provodenja Ziv€anih signala, odnosno koliko brzo se signali prenose, bila je
znacajno niZa u ruci osoba s transmembranskim mutacijama. Te osobe ceSce su trebale ortoze —
vanjske potpore za udove — i imale su raniji pocetak bolesti (prosje¢na dob 13 godina naspram
20 do 22 godine u ostale dvije skupine).

Medutim, nisu pronadene znacajne razlike u klinickim parametrima izmedu osoba s missense
mutacijama i onih s ,,nonsense* ili ,,frameshift* varijantama, kao ni kod osoba s mutacijama u
nekodirajuc¢im regijama.
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Istrazivacdi su zatim opisali slucaj 27-godiSnjeg muskarca koji je imao potpuni gubitak gena
GJBI. Imao je gréeve u miSi¢ima koji su se pojavili s 20 godina, a iako je koristio ortoze, mogao
je hodati bez pomoci. Ukupni klinicki profil bio mu je sli¢an onome kod mladih odraslih osoba s
CMT-om koje imaju missense mutacije.

,,Ovi nalazi upuéuju na nedostatak znacajne povezanosti izmedu tipa mutacije i klinicke slike,
Sto dodatno komplicira naSe razumijevanje odnosa izmedu genotipa i fenotipa kod
neuromuskularnih bolesti koje uklju¢uju mutacije koneksina 32, naveli su istrazivaci.

Klasificiranje mutacija prema tome uzrokuju li bolest — patogene (uzrokuju bolest), vjerojatno
patogene, varijante neizvjesnog znacaja i varijante koje se smatraju benignima — nije pokazalo
znacajne klinicke razlike medu tim skupinama.

,Usvajanjem nijansiranijeg pristupa pri odabiru sudionika, temeljenog na ovim korelacijama
genotipa i fenotipa, moZemo osmisliti ucinkovitija i znanstveno utemeljenija klinicka
ispitivanja,” napisali su istrazivaci. ,,To ¢e zauzvrat ubrzati naS napredak u pronalaZenju novih
terapijskih intervencija za ovo onesposobljavajuce stanje.” [4]

[4] Charcot-Marie-Tooth News (2025). Location of GJB1 gene mutations tied to CMTX1 severity: Study.
Dostupno na: https://charcot-marie-toothnews.com/news/location-gjb1-gene-mutations-linked-cmtx 1-severity-
study/

Nova Ves 44, Zagreb
Tel/Fax: 01 46 66 849
: sddh@zg.t-com.hr

SAVEZ DRUSTAVA DISTROFICARA HRVATSKE

CROATIAN MUSCULAR DYSTROPHY ASSOCIATION




