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Das Freiburg Zentrum fur Seltene Erkrankungen (FZSE) wurde im Jahr 2009 als Zentrum des Universitatsklinikums Freiburg und der Medizinischen
Fakultat gegrundet. Die Aufgaben, Ziele, Funktionsweise, Mitgliedschaft und Ressourcen sind in der Satzung festgehalten. Das FZSE erfullt die
Anforderungen fur ein NAMSE A Zentrum genauso wie die 11 integrierten B Zentren, die innovative Spezialdiagnostik, Patientenversorgung und
patientennahe und therapierelevante Forschung durchfiihren. Seit 2018 sind das A Zentrum und die B Zentren im Landeskrankenhausplan Baden-
Wirttemberg ausgewiesen.
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Leitung: Prof. Dr. A. Schulze-Bonhage
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Beispiele klinischer Therapiestudien

REFLECT. Die Studie testet die anti-fribiotische Behandlung der AZA-JMML-001 Studie: Die Studie im B Zentrum fiir Angeborene &
dystrophen Epidermolysis bullosa (EB) bei Kindern. Das Medikament erworbene Blutkrankheiten ist eine durch die Pharmafirma Celgene
ISt bereits fur andere Erkrankungen zugelassen. Die Studie basiert auf gesponserte internationale, multizentrische Phase 1| AMG Studie zur
eigenen praklinischen Forschungsdaten im B Zentrum flr Fragile Haut Beurteilung der Wirksamkeit von Azacitidine bei Kindern und
& Epidermolysis bullosa, die zeigten, dass das Medikament die Jugendlichen mit Myelodysplastischem Syndrom (MDS) / Juveniler
Hautfiorose deutlich verlangsamte und die Entziundung der Haut myelomonozytarer  Leukamie (JMML) vor  hamatopoetischer
minderte. Zusatzlich erwarten wir positive Effekte auf Juckreiz und Stammzelltransplantation. Als sekundédre Studienziele werden die
Schmerzempfinden. Die von der Patientenorganisation DEBRA Sicherheit, die Pharmakokinetik (PK) und die Pharmakodynamik (PD)
International finanzierte Studie zielt nicht auf Heillung sondern auf von Azacitidine untersucht.

Linderung der Symptome und Erhohung der Lebensqualitat der
Betroffenen.
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