I | 2 E P/ \ | 2 CELOSTATNI REGISTR PACIENTU LECENYCH RUSTOVYM HORMONEM

NABER PACIENTU DLE DIAGNOZY PREHLED ZAPOJENYCH CENTER

Soucasny stav registru REPAR
N = 5374 N = 5374
Vlastnik registru — Endokrinologicka spoleénost CLS JEP.

Pracovni skupina pro lécbu rustovym hormonem,

FN Motol - Pediatricka klinika - GE (N = 2053)

o

pocet pacientl

FN Ostrava - Klinika détského lékafstvi (N = 767)

Kumulativni

v

FN Brno - Il. détskd klinika (N = 581)

2017 2018

MUDr. Stanislava Kolouskova,
Pediatricka klinika 2. LF UK.

UnL - Détska klinika (N = 571)

garant

Pacienti zaloZeni
v registru Repar (N = 2785)

FN Olomouc - Klinika détského lékarstvi (N = 431)

Pacienti prevedeni

Endokrinologicky ustav Praha - détsti pacienti (N = 324) o o
z jinych registr (N = 2589)

FN Plzen - Détska klinika (N = 290)

Provoz registru iniciovan roku 2014.
Byli doplnéni pacienti z dalSich mezinarodnich registr
(historicti i aktivni pacienti).

FNHK - Détska klinika (N = 178)

!\’-

Ceské Budéjovice - Détské oddéleni (N = 96)

A

Kumulativni pocet paci-

CRI (chro-
nicka renalni
insuficience)

GHD (deficit Jina diagndza
rdstového

hormonu)

SGA (postna-
talni selhdni
rastu)

SHOX (deficit NS (Syndrom
SHOX) Noonanové)

FNKV - Klinika déti a dorostu (N = 83)
drom Prade-

ra-Williho)

(TurnerGv
syndrom)

M |

o P

Prezentovan stav registru k zacatku roku 2023.

Procento pacient(

AKTUALNE LECENI PACIENTI — PREHLED DLE CENTER POHLAVI A VEK PRI DIAGNOZE TYP DIAGNOZY

N=2234

GHD (deficit rlstového hormonu) (N = 1200)

N =2234 Aktivni pacienti = pacienti léceni v roce 2022 N=2234

Vék pti diagndze

FN Motol - Pediatricka klinika - GE (N = 959)

FN Ostrava - Klinika détského Iékafstvi (N = 336) 3GA (postnataini selhani ristu) (N = 770)

FN Brno - Il. détska klinika (N = 265) TS (Turner(v syndrom) (N = 108)

UnL - Détska klinika (N = 192) PWS (syndrom Pradera-Williho) (N = 60)
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Procento pacientl

FN Olomouc - Klinika détského lékafstvi (N = 129) 60,8 %

SHOX (deficit SHOX) (N = 40)

FN Plzen - Détska klinika (N = 124) NS (Synd N 3) (N = 59)
yndrom Noonanové) (N =

B Muszi (N = 1359)

Endokrinologicky Ustav Praha - détsti pacienti (N = 71) .
Zeny (N = 875)

w
N
X

Neuvedeno CRI (chronicka renalni insuficience) (N = 21)

(N=9)

15-18 let
(N =23)

10-14 let
(N =392)

5-9 let
(N = 868)

0—4 roky
(N = 942)

I
o
Yo
X

Ceské Budéjovice - Détské oddéleni (N = 65)

N
©
X

Jind diagndza (N = 82)

FNKV - Klinika déti a dorostu (N = 49) N 2225
Median (5.; 95. percentil) 5,7 (0,4;13,3)
Pramér (95% IS) 6,3 (6,1;6,4)

Min—max 0,0; 17,6

0-

P ®
Procento pacient(

FNHK - Détska klinika (N = 44)

;|

> X
Procento pacient(

U 9 pacientd neni fadné uvedeno datum diagndzy.

Jeden pacient mize mit vice zaznamenanych diagnoz.

VEK PRI ZAHAJENI LECBY DAVKA GH NA KG HMOTNOSTI DUVOD UKONCENI LECBY

N=2234

N = 1359 (Muzi Ukonceni pacienti v obdobi roku 2022
GHD (deficit ristového hormonu) (N = 846)
SGA (postnatalni selhani ristu) (N = 433)
TS (Turnerdv syndrom) (N = 1)
PWS (syndrom Pradera-Williho) (N = 32)
SHOX (deficit SHOX) (N = 20)
NS (Syndrom Noonanové) (N = 36) I 2,6%
CRI (chronicka renalni insuficience) (N = 14) I 1,0%
Jina diagndza (N = 49) I 3,6 %
o > w© S EY
Procento pacient(

< 5. percentil <) 95. percentil

Median (5.; 95. perc.)
6,8 (2,5; 14,1)

5,6 (2,7; 12,6)
3,1(3,1;3,1)

0,7 (0,2; 3,2)
5,4(2,9; 10,8)

7,2 (1,4; 14,4)

10,9 (3,0; 15,4)

8,5 (1,6; 15,4)

Primér (95% IS)
7,6 (7,3;7,8)

6,3 (6,0; 6,6)
31(--)
1,1(0,7;1,4)
6,3(5,1;7,5)
7,5 (6,2; 8,8)
9,4(7,2;11,7)
8,5(7,2; 9,8)

o4

o0
*

|0,1%
|2,4%
|1,5%

GHD (deficit ristového hormonu) (N = 1200)

0,014 0,039

Uzavreni rastovych Stérbin (N = 41)

SGA (postnatalni selhani rlistu) (N = 770)

0,044

0,028

Nizka rdstova rychlost (N = 15)

TS (Turnertv syndrom) (N = 108) 0,054

0,033

Dosazeni pozadované vysky (N = 10)

PWS (syndrom Pradera-Williho) (N = 60)

0,01 0,039

Preddani pacienta (N = 5)

SHOX (deficit SHOX) (N = 40) 0,025 0,052

N = 875 (Zeny)

GHD (deficit ristového hormonu) (N = 354)

Rozhodnuti pacienta nebo rodic¢e (N = 5)

NS (Syndrom Noonanové) (N = 59) 0,031 0,057

Median (5.; 95. perc.) Primér (95% IS)

SGA (postnatdlni selhani rastu) (N = 337)
TS (Turnerdv syndrom) (N = 107)
PWS (syndrom Pradera-Williho) (N = 28)
SHOX (deficit SHOX) (N = 20)
NS (Syndrom Noonanové) (N = 23)
CRI (chronicka rendlni insuficience) (N = 7)

Jina diagndza (N = 33)

L 1]
]
- 12,2 %

l 3,2%

| 2,3%

l 2,6%

| 0,8%

6,6 (1,8; 13,4)

7,2 (6,8; 7,6)

5,4 (2,4; 11,8)

6,1(5,8; 6,4)

4,8 (1,1; 13,1)

6,1 (5,4; 6,9)

0,7 (0,3; 10,9)

1,9 (0,7; 3,0)

8,5(3,3;12,2)

8,1(7,0;9,3)

7,6 (2,7;12,7)

8,0(6,5;9,5)

2,9 (2,0; 10,6)

4,6(2,1,7,2)

7,4 (2,0; 14,9)

7,5(6,1;9,0)

CRI (chronicka renalni insuficience) (N = 21)

Jind diagndza (N=82)

Celkem (N =2234)

0,029

0,052

0,016

0,05

0,019

0,046

NeZzadouci ucinky 1écby (N = 2)

Ztracen ze sledovani (N = 1)

Neuvedeno (N = 7)
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Procento pacientl

l 3,8%
Q D S S S

Procento pacientu Jeden pacient miZe mit vice zaznamenanych diagnéz.

DIAGNOZA SGA DIAGNOZA SGA DIAGNOZA SGA

N =273 N =273 SD - skdre u pacientt s ukoncenou lécbou N =273 SD — skodre u pacientt s ukoncenou lécbou

p < 0,001

SD - skdére u pacientd s ukoncenou Iécbou

p < 0,001

Zahajeni |écby Ukonceni lécby

Ukonceni
Iécby

Kontrola
v 1roce

Zahdjeni
lécby

» &
» €

Ukonceni
IéCby

Kontrola
v 1roce

Zahajeni
lécby

Dlvod ukonéeni p <0,001 p < 0,001 Vyska rodice

p < 0,001 p < 0,001

Celkem -2,98 -2,35 -1,66 Celkem -2,98 -2,35 -1,66

Oba rodice s vyskou
pod -2 SD-skore

Uzavreni rlstovych

.o . -2,81 -2, -1,
Stérbin 8 4 89

Median
-1,66 SDS

-2,94 -2,31 -1,46 Median

-1,66 SDS

U
N

Median
-2,35 SDS

Jeden z rodic¢l s vys-
kou pod -2 SD-skére

Nizka rdstova rych-
lost

Median
-2,35SDS

-3,08 -3,04 -1,79 -3,06 -2,08

Median
-1,66 SDS

Median
-2,98 SDS

Median
-2,98 SDS

Oba rodice s vyskou
nad -2 SD-skore

Dosazeni pozadova-
né vysky

-1,25 -2,94 -1,52

SD-skore pacienta

-2,83 -1,99 L 3

SD-skére pacienta

Rozhodnuti pacienta
nebo rodice

Median
-2,98 SDS

-2,85 -2,37 -2,13 Neuvedeno -3,1 -1,72

SD-skére pacienta
SD-skére pacienta

@

%

-2,17 Q

Ztracen ze sledovani -3,02 -2,25 -2,08

Non-compliance -3,23 -2,64

Zahdjeni 1é¢by Kontrola v 1 roce Ukonceni [éCby

Zahdjeni 1é¢by Kontrola v 1 roce Ukonceni lécby

-3,02 -1,43

Pfedani pacienta Median -1,00 SDS

@ Oba rodice s vyskou nad -2 SD-skére | |

-4 2

@ Uzavfeni ristovych Stérbin @ Rozhodnuti pacienta nebo rodice @ Predani pacienta

© Jiny

@ Nizka rdstova rychlost @© Ztracen ze sledovani @ Oba rodige s vyskou pod -2 SD-skére

© Dosazeni pozadované vysky @ Non-compliance - Jeden z rodicl s vySkou pod -2 SD-skére Neuvedeno
Jiny 5 -3,27 - -2,49 © ©

SD-skdre midparentalni vysky SD-skére midparentalni vysky

Pro statistické porovnani
pouzity neparametrické parové testy s Bonferroniho korekci.

Pro statistické porovnani
pouzity neparametrické parové testy s Bonferroniho korekci.

Kontrola v 1 roce je sumarizovana na 93 pacientech.

ZASTOUPENI DIAGNOZ DLE ZAHAJENI LECBY

|
N =5374

DIAGNOZA TS DIAGNOZA TS

N =97 SD - skére u pacientd s ukoncenou lécbou N =97 SD - skére u pacientd s ukonc¢enou Iécbou

t

Zahdjeni lé¢by

<2007 (N = 1378)

N 53,5 %
B 12,4%
N 23,6 %
B35%
1 0,2%
0,1%
1 22%
B 4%

0 25 50
Procento pacientl

2013-2017 (N =1423)

GHD (N=823) I 55,1 %
SGA (N=418) I 28,0 %
Ts(N=100) [l 6,7%
PWS(N=31) | 2,1%
SHox (N=56) W 3,7%
NS(N=8) | 0,5%
CRI(N=6) | 0,4% | 1,3%
Jind diagnoéza (N=52) | 3,5% B39%
0 25 50 0 25 50
Procento pacientl Procento pacient(

2008-2012 (N = 1073)

N 51,3%
N 34,1 %

B 72%

l26%

| 0,5%

| 0,6%

l16%

1 21%

0 25 50

GHD (N =562)

SGA (N =373)

TS (N = 79)

PWS (N = 28)

SHOX (N = 6)
CRI(N=7)

NS (N = 17)

Jind diagndza (N = 23)

Kontrola Ukonceni lécby

v 1roce

Zahajeni
lécby

GHD (N = 741)

SGA (N =172)

TS (N =327)

PWS (N = 49)

SHOX (N = 3)

NS (N = 2)

CRI(N =31)

Jina diagndza (N = 61)

Zahajeni |écby

p < 0,001 p<0,001 @ Diavod ukonceni

Celkem -2,76 -2,28

Uzavreni rGstovych

Stérbin -2,9 2,41

Nizka rastova rych-
lost

-2,08

Median
-1,67 SDS

Dosazeni pozadova- Procento pacient(

né vysky Median

-1,67 SDS

-2,16

SD-skére pacienta

-2,28 SDS

2018-2022 (N =1500)

N 48,8 %
B 34,5%

B 46%

| 1,2%

I 20%

B37%

Rozhodnuti pacienta
nebo rodice

@ Median

—-2,76 SDS

-2,05

GHD (N = 763)

SGA (N =539)

TS (N =72)

PWS (N = 19)

SHOX (N = 32)

NS (N = 58)

CRI(N =20)

Jina diagndza (N = 61)

SD-skére pacienta
SD-skére pacienta

Ztracen ze sledovani (@)

”
.
. @ @
liny . ®
.
.

Kontrola v 1 roce

Ukongeni 1éby < |

@ Uzavfeni ristovych $térbin @ Rozhodnuti pacienta nebo rodice

Median -0,44SDS Median -0,44 SDS

Dosazeni pozadované vysky Jiny T
© © -4 -2 0 2 -4 -2 0

@ Nizkd rlstova rychlost © Ztracen ze sledovani

SD-skére midparentalni vysky

Pro statistické porovnani

pouzity neparametrické parové testy s Bonferroniho korekci. SD-skére mldpare ntalni Vys ky

Kontrola v 1 roce je sumarizovana na 42 pacientech.

ZASTOUPENI POHLAVI V CASE PODLE DIAGNOZ

B Zeny

VEK PRI ZAHAJENI LECBY V CASE PODLE DIAGNOZ

N =5374 N = 5374 B Muzi

GHD PWS
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Procento pacientt

I 2,2(2,95)
I 1,9(3,03)
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327)
=79)
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= 49)
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(N =72)
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(N
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2013-2017
(N = 212/206)
2018-2022
(N
(N
2008-2012
(N
2013-2017
(N
2018-2022
(N =5/14)

Vék pfi zahajeni 1é¢by: Primér (SD)

2008-2012
2013-2017
(N = 418)
2018-2022
2008-2012
(N
2013-2017
2018-2022
(N
2008-2012
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2013-2017
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- 8,8 (4,40)
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. 7,6 (3,97)
- 9,7 (4,16)
- 8,6 (4,63)
- 9,4 (4,14)
- 9,0 (3,82)
- 8,6 (3,95)

s
- 8,5 (3,46)
- 8,7 (4,99)
o

Procento pacientu

61)
4/3)
4/4)
5/1)

6)

20132017
(N
2018-2022
13/4)

56)
32)
<2007
(N=2)
(N=8)
58)
2007
31)
17)
2007
61)
23)
52)
(N=5/1)
24/32)
17/15)
33/25)
<2007
20/11)
=13/7)
<2007
34/27)
13/10)
32/20)

<
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2008-2012
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2013-2017
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(N = 20)

(N
(N
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(N
2008-2012
2013-2017
(N
2018-2022
(N
2008-2012
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2018-2022
(N
(N
2008-2012

(N
2013-2017
2018-2022

(N
(N
2008-2012
(N
2013-2017
2018-2022
(N = 36/25)

Vék pti zahajeni lécby: Primér (SD)
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2008-2012
(N
2013-2017
2018-2022
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2013-2017
2018-2022

(N
2008-2012

(N
2018-2022




