Vorstellung

Berufliche Laufbahn:

* Aufbau einer Patientenorganisation in den USA (2005-2011)

* Master in Nonprofit Management (USA)

* Projektmanagerin Global Task Force —> Project Mercury

* Geschaftsfihrende Gesellschafterin der Fundraising Agentur Zielgenau
GmbH, Mitgrinderin und Gesellschafterin der Stiftung Leaders of
Tomorrow und Hilfe-ich-bin-im-Vorstand.de

Schwerpunkte:

* Fundraising Strategie

* Nonprofit-Management
* Interims-Fundraising

* Leadership

Auflerdem:
* Ehrenamtlich engagiert u.a. fiir Deutscher Fundraising Verband (DFRV)
* Mitgrinderin und Leitung der Fachgruppe Leadership im DFRV

« Initiatorin des Fundraising Freitag auf Clubhouse >PRO]ECTMERCUR Y
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https://www.agentur-zielgenau.de/
https://de.leaders.ngo/
https://hilfe-ich-bin-im-vorstand.de/

Dringlichkeit, Hoffnung und Momentum

Investigational New
Drug (IND) Application
to the FDA

New Drug
Application (NDA)
to the FDA

'

IND-Enabling Studies Phase 1-3 Trials DRUG APPROVAL

Small molecule therapies to block DUX4

Fulcrum Therapeutics / Sanofi (repurposed drug)

Anonymous biotechs/pharma

Myocea (repurposed drug)

T T T T T T
Indicates the program
was halted

-
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Dringlichkeit, Hoffnung und Momentum

Investigational New New Drug

Drug (IND) Application Application (NDA)
to the FDA to the FDA

Research IND-Enabling Studies Phase 1-3 Trials DRUG APPROVAL

Biologics and genefi medicine targeting DUX4

Avidity Biosciences

Arrowhead Pharmaceuticals
Dyne Therapeutics
Epic Bio

Armatus Bio

miRecule / Sanofi

RENOGENYX

Kate Therapeutics
Histone Therapeutics
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Dringlichkeit, Hoffnung und Momentum

Investigational New New Drug
Drug (IND) Application Application (NDA)
to the FDA to the FDA

IND-Enabling Studies Phase 1-3 Trials DRUG APPROVAL

Hoffman-La Roche (muscle-growth drug)

Sacconi lab / Hoffman-La Roche (IL-6 blocking antibody)
Vita Therapeutics (iPSC)

Myogenica (iPSC)

ECM (tissue engineering)

Satellos (muscle-growth)

Celularity (tissue repair)

Chen Lab, Children’s National Hospital
Dumonceaux Lab, University College London
Emerson Lab, UMass Medical

Gabellini Lab, San Raffaele Scientific Institute

Lek Lab, Yale University
Popplewell Lab, Royal Holloway University

Saad Lab, Nationwide Children’s Hospital §
Zammit L'ab, King's College . - PRO]ECTMERCURY
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Herangehensweise

Herausforderungen Ideen Losung
(friihzeitig) erkennen entwickeln aktiv forcieren

%PRO]EC TMERCURY
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Herausforderungen (frithzeitig) erkennen

Der rechtzeitige Zugang zu zugelassenen und

wirksamen FSHD-Medikamenten fir Patienten uberall

auf der Welt wird gefahrdet durch

* hohe Misserfolgsquoten bei klinischen Studien,

* behordliche Genehmigungen, die keine
Kosteniibernahme fir die Patienten garantieren,

 mangelndes Engagement und fehlende effektive
Zusammenarbeit zwischen FSHD-Patienten und

anderen wichtigen Interessengruppen.

Land Pravalenz* FSHD
(12/100,000) Register |

Niederlande  2.100 481

Italien 7.000 0

Spanien 5.600 0

UK 8.000 981
(~4.000)

Frankreich 3.250 1.264
(1/20,000 and France**)

Deutschland  9.900 939

EPROIEC TMERCURY
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Gemeinsam Losungen entwickeln



Gemeinsam Ideen entwickeln
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Gemeinsam Ideen entwickeln

F3" FSHD
ﬁ Glubdlﬁmud H D
Canada
Foundation
World . W
FSHD AulanC FSHD i e L

ABRAFEU
aaaaaaaaaaaaaaaaaaaa
Fm D aaaaaaaaaaa lo-Umeral

SOCIETY



Gemeinsam Ideen entwickeln

F g FSHD
FSHD PROJECTMERCURY
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Strategischer Ausbau regionaler Netzwerke
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Deutschland

Registrer | Fritz-Bauer-

2021-23 JInstitut:

NEURO- TREAT-NMD
MUSKULARES Neuromiscudar Howork

ZENTRUM

zertifiziert durch die
DGM | Deutsche Gesellschaft
fiir Muskelkranke e.V.

27 Zentren

Deutsche Gesglischaft
fiir Muskelkranke e.V.
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Frankreich

Registry: Filnemus

Deutsche Gesellschaft
fiir Muskelkranke e.V.
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Niederlande
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UK

FSH-MD e
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Losungen aktiv forcieren

Project Mercury— Gemeinsame Ziele

1. Organisation einer globalen Kohorte von 8.000-10.000 fr
klinische Studien; ,well characterized” Patienten bis 2025.

2. Ausbau und Optimierung der globalen Infrastruktur fiir

klinische Studien bis 2025.

3. Beseitigung von Hindernissen, die den Zugang von
Patienten zu zugelassenen Therapien
verlangsamen/verzogern.

Q

Das Fundament bildet die Einfihrung eines operativen Rahmens

far Nachhaltigkeit und Erfolg bei den Zielen 1-3.

>PRO]ECTMERCURY
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Losungen aktiv forcieren

Aufbau von Kapazitaten mit Organisationen im
Land und in der Region, die sich auf Folgendes
konzentrieren

PROJECT
MERCURY

die Patientengemeinschaft zu aktivieren,
die Prasenz zu erweitern,

die Aufnahme von Patienten (in Registern),
und Lobbyarbeit.

Patient Clinical Trial
Access Readiness

AwWoN R

Sustainability

=)PROJECTMERCURY
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\" PROJECT MERCURY
The Global Initiative to Speed the Delivery of Therapies for FSHD

lhre Einladung zum
Mitgestalten



Wpem

Deutsche Gesellschaft
fiir Muskelkranke e.V.

Diagnosegruppe FSHD in der DGM e. V. -
Newsletter

Um den Newsletter zu erhalten, bitte unten den Namen und die E-Mail-Adresse eingeben
und auf "Abonnieren” klicken!

* erforderlich

Name

E-Mail-Adresse *

Abonnieren

=
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Wpem

Deutsche Gesellschaft
fiir Muskelkranke e.V.

Diagnosegruppe FSHD in der DGM e. V. -
Newsletter

Um den Newsletter zu erhalten, bitte unten den Namen und die E-Mail-Adresse eingeben
und auf "Abonnieren” klicken!

* erforderlich

Name

E-Mail-Adresse *

Abonnieren

dgm.org/diagnosegruppe/fshd

TREAT-NMD

Meuromuscular Network

‘ FSHD-PATIENTENREGISTER | PAM/MFM IBM CMT DMD/SMA DM FKRP NETZWERK

FUR PATIENTEN

FUR ARZTE

KONTAKT

REGISTRIERUNG

ANMELDUNG

FSHD-Patientenregister

Dieses Register richtet sich an alle Patienten in Deutschland mit einer
Fazioskapulohumeralen Muskeldystrophie (FSHD).

Betroffene konnen sich Uber diese Webseite registrieren und lhre Daten eintragen. Die
gesammelten Informationen helfen der Forschung und ermdglichen es, Teilnehmer fir
klinische Studien zu finden.

= Informationen fiir Patienten
= Informationen fiir Arzte

=  Kontakt aufnehmen

Registrieren Anmelden

FUr neue Patienten FUr registrierte Patienten

Derzeit sind im FSHD-Reqgister 959 Patienten eingetragen.

Mit Unterstiitzung der Deutschen Gesellschaft fir Muskelkranke e V.

mpressum Kontakt aufnehmen

fshd-registry.org

PROJECT MERCURY
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Deutsche Gesellschaft
fiir Muskelkranke e.V.

Diagnosegruppe FSHD in der DGM e. V. -
Newsletter

Um den Newsletter zu erhalten, bitte unten den Namen und die E-Mail-Adresse eingeben
und auf "Abonnieren” klicken!

* erforderlich

Name

E-Mail-Adresse *

Abonnieren

dgm.org/diagnosegruppe/fshd

TREAT-NMD

Meuromuscular Network
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2021-23
NEURO-

‘ FSHD-PATIENTENREGISTER | PAM/MFM IBM CMT DMD/SMA DM FKRP NETZWERK

FUR PATIENTEN

FUR ARZTE

KONTAKT

REGISTRIERUNG

ANMELDUNG

MUSKULARES
ZENTRUM

FSHD-Patientenregister

Dieses Register richtet sich an alle Patienten in Deutschland mit einer

i h di
Fazioskapulohumeralen Muskeldystrophie (FSHD). zertifiziert durch die

DGM | Deutsche Gesellschaft
fiir Muskelkranke e.V.
Betroffene konnen sich Uber diese Webseite registrieren und lhre Daten eintragen. Die

gesammelten Informationen helfen der Forschung und ermdglichen es, Teilnehmer fir
klinische Studien zu finden.

= Informationen fiir Patienten
= Informationen fiir Arzte

=  Kontakt aufnehmen

Registrieren Anmelden

FUr neue Patienten FUr registrierte Patienten

Derzeit sind im FSHD-Reqgister 959 Patienten eingetragen.

Mit Unterstiitzung der Deutschen Gesellschaft fir Muskelkranke e V.

facebook

Impressum Kontakt aufnehmen

DGM-Mitglied werden

fshd-registry.org
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