
Studie ActiLiège Next
"Chytré hodinky" jako digitální biomarker motorických funkcí u pacientů 
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Duchennova svalová dystrofie

• nejčastější sval. dystrofie dětí

• XR dědičnost (chlapci) - out-frame mutace 
v genu DMD/BMD pro dystrofin - absence 
dystrofinu - ztráta sval. vláken

• progresivní sval. slabost (max. pletencově) 
- ztráta motor. fcí, KMP

• věk dožití cca 35 let 

• th: chron. KS, ACEi

• další možní účastníci studie: FSHD, DM1, 
NM, CNM, CMT, zdravé kontroly



• protizánětlivá terapie: Calcort (deflazacort), Vamorolone, Pamrevlumab, Duvyzat 

(givinostat)

• modulace na úrovni RNA: Translarna (ataluren), Exondys 51 (eteplirsen), Vyondis 53 

(golodirsen), Amondys 45 (casimersen)

• genová léčba: Elevidys (delandistrogen moxeparvovec)

• celosvětově až stovky klin. studií s dg. DMD

• prokázat efekt terapie je často komplikované

• podstatou je analýza pohybu

Léky nové generace 



Tradiční hodnocení motor. funkcí

• fyzioškály (NSAA, 6MWT, 10mWT, 4SC, TRF..) 

• aktuální výkon během návštěvy v kontrolovaném prostředí 

• nevýhody:

• subjektivní hodnocení

• mnoho faktorů: únava, spolupráce, motivace, nálada, soustředění, nechuť.. 



Syde® zařízení
 (nositelné senzory, 
„chytré hodinky“)

• zdravotnický prostředek (digitální zdravot. 
technologie, označení CE) - holter pohybu

• monitorace denní aktivity pacienta s NMD mimo 
zdravot. zařízení - zesílení statistické 
významnosti měření

• přiroz. průběh NMD, hodnocení účinnosti th. 

• žádný individuální benefit a NÚ



Snímání kvalit pohybu

• magneto-inerciální technologie (Synsav, franc. deeptech spol.) - gyroskopy, 
akcelerometry a magnetometry

• vysoká přesnost (chyba menší než 1 cm/s) a frekvence měření (125/s)  snímání 
aktivity končetin 

• rekonstrukce trajektorie pohybu (např. chůze)
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Trajektorie pohybu kotníku při chůzi



Konfigurace - 3 typy

• 1) vozík + dominantní zápěstí - apedální pacienti

• 2) dominantní zápěstí + stejnostranný kotník

• 3) kotník + kotník 



Schéma užívání
Každý 

den

Každý 

večer

Každou 

noc

Každé 

ráno
Sběr dat, nahrávání

Nabíjení baterie 

& transfer dat 

na cloud úložiště

Dokovací stanice

prostřední LED 

světlo bliká zeleně

Dokovací 

stanice

3 LED světla

svítí zeleně

=> Lze 

senzory 

odebrat ze 

stanice a 

zahájit nošení

Vložení senzorů do 

dokovací stanice

Senzor

LED světlo

bliká bíle při 

nahrávání



Parametr SV95C (stride velocity 95th 
centile)

• = rychlost 5 % nejrychlejších kroků pacienta během 
záznam. období 180 hod (objektivní ukazatel max. 
výkonu)

• vyšší citlivost než jiné parametry odvozené z nositelných 
zařízení (např. medián délky kroku nebo rychlosti)

• 1. digitální prim. endpoint schválený EMA pro klin. 
studie u pac. s dg. DMD ≥ 4roky

• technologie užita ve studiích ActiLiege Next a 
EMBARK 



ActiLiège-Next studie
• longitudinální (3letá) multicentrická observační studie 

• 7 zemí: Belgie, Rumunsko, Maďarsko, Polsko, Slovinsko, ČR, Egypt

• 9/2020 1. pacient; 7/2024: 111 chodících pacientů s dg. DMD a 67 zdravých 
kontrol

• cíle studie: 

• bližší porozumění ukazateli SV95C

• kvalifikace FDA (validace SV95C u chodících pacientů DMD ve věku 2–15 
let)

• prozkoumat parametry u dětí s DMD mladších 4 let (proveditelnost, 
robustnost a citlivost SV95C)



ActiLiège-Next study

• nošení senzorů v daných čas. periodách: 3-12m nepřetržitě, poté 1m každé 3m (ko á 
6m)

• korelace SV95C s fyziotesty: NSAA, 6MWT, 10mWT, 4SC, TRF



ActiLiège-Next study – výsledky 1

• SV95C vykázal dobrou compliance a vynikající spolehlivost (ICC2K >0.9) u pacientů 
s dg. DMD

• mladší pacienti (1-4 roky) vykázali srovnatelnou spolehlivost s staršími (≥5 let) - více 
než 95 % pacientů ve věku ≤4 roky poskytlo ≥50 hodin záznamů

Compliance with DHT wear
SV95C 

reliability

Population Subgroup <50h >50h ICC2K

Patient [1-4] 1 (4%) 27 (96%) 0.99

Patient [5-14] 5 (6%) 78 (94%) 0.97

Control [1-4] 0 (0%) 35 (100%) 0.98

Control [5-14] 1 (3%) 31 (97%) 0.90



ActiLiège-Next study – výsledky 2
• dobrá korelace SV95C s jinými testy založenými na výkonu
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ActiLiège-Next study – výsledky 3

• SV95C se významně liší mezi pacienty a kontrolami ve všech věkových kategoriích

Patients [1-4] y/o | Patients [5-14] y/o | Controls

• tzn. SV95C dokáže rozlišit 
pacienty s DMD od kontrol

Patients [1-4] y/o | Patients [5-14] y/o | Controls



Studie EMBARK 
• použití parametru SV95C k měření efektu th.

• fáze 3, mezinárodní, randomizovaná, dvojitě zaslepená, placebem kontrol. studie - 
bezpečnost a účinnost delandistrogen moxeparvovec (= Elevidys, genová th., 
mikrodystrofin, AAVrh74) u chodících pacientů s dg.DMD ve věku ≥4 až <8 let. – 
příznivý efekt na motor. fce

• prim. endpoint: změna celkového skóre NSAA od výchozí hodnoty do 52. tý

• sek. endpoint: změna SV95C od výchozí hodnoty do 52. tý
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Závěr

• Parametr SV95C je vysoce spolehlivý a citlivý digitální endpoint, který může 

sloužit jako objektivní nástroj pro hodnocení motor. funkcí u pacientů s dg. DMD. 

• Díky možnosti kontinuálního měření motor. funkcí v běžném životě, bez vlivu 

aktuálních faktorů jako únava nebo motivace, se ukázal jako vynikající alternativa 

k tradičním klinickým testům. 

• Data ze studií ActiLiège-Next a EMBARK potvrzují jeho schopnost monitorovat 

průběh onemocnění a účinnost léčby. 
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