Besteding donatiegelden Tour du ALS editie 2017

Stichting Tour du ALS genereert financiéle bijdragen voor het benodigde wetenschappelijk
onderzoek naar de oorzaak en bestrijding van de ziekte ALS alsook het creéren van een
betere levenskwaliteit en zorg voor de huidige ALS patiénten en hun omgeving.

Dit door het organiseren van een sportief evenement op de flanken van de Mont Ventoux in
verschillende disciplines: wandelen, hardlopen en fietsen. ledere deelnemer zet zich
persoonlijk in en werft minimaal € 1500 aan donaties.

In 2017 heeft de Tour du ALS € 660.000 opgebracht.

In overeenstemming met Stichting ALS Nederland zullen de volgende projecten financieel
ondersteund worden:

Projecten gericht op wetenschappelijk onderzoek naar oorzaak en oplossing
van ALS

1. Project Totals - Op weg naar een therapie voor ALS.

In 2014 gedoneerd: € 75.000,-
In 2015 gedoneerd: € 31.240,-
In 2016 gedoneerd: € 256.250,-

Er zijn verschillende ALS-genen bekend. Een verandering (mutatie) in deze genen veroorzaakt de
familiaire vorm van ALS. Een aantal van deze gen veranderingen zijn ook gevonden bij patiénten bij
wie ALS niet in de familie voorkomt. Het is grotendeels onbekend wat de ALS-genen doen in de
motorische zenuwcellen en waarom motorische zenuwcellen afsterven als er een mutatie in zo’n
gen is. Onderzoekers van het ALS Centrum in het UMC Utrecht kweken stamcellen uit de huidcellen
van ALS-patiénten. Deze stamcellen laten zij in het laboratorium uitgroeien tot motorische
zenuwcellen. Dit stelt de onderzoekers in staat na te gaan wat er mis gaat in de motorische
zenuwcel. En op die zenuwcellen proberen de onderzoekers vervolgens nieuwe behandelingen uit.
De zenuwcellen die uit stamcellen zijn ontwikkeld bieden dus een model om mogelijke nieuwe
therapieén te testen.

Besteding TDA 2017 is € 75.000,-



ALS investment fund (internationaal)

In 2016 gedoneerd: € 250.000,-

Het ALS Investment Fund is een social impact fonds dat zich op bedrijven richt

die therapieén tegen ALS ontwikkelen. Het idee van dit VC fonds is gestart door drie ALS
patiénten en wordt ondersteund door Life Science Partners, een van de top-5 Europese VC
fondsen in deze sector. Het doel is om in de komende 5 jaar rond 30 miljoen in 7-

10 biotech-bedrijven te investeren. ALS is helaas een ingewikkelde en nog een ongeneeslijke
ziekte, waarbij patiénten gemiddeld binnen 3-5 jaar overlijden. Ook al wordt deze ziekte als
een zeldzame ziekte gedefinieerd, is de kans op ALS helaas bijna net zo groot dan voor MS.

Naast een noodzaak voor een oplossing is er ook een kans om waardevolle bedrijven te
ontwikkelen. Door het succesvol werk van universiteiten en stichtingen is de output van
research verviervoudigd de afgelopen 10 jaar. Het fonds biedt investeerders een spreiding
over meerdere portfolio-bedrijven aan, met de verwachting dat een

nieuwe generatie medicijnen er aan komt en de bedrijven daarachter zullen worden
overgenomen door multinationals. De potentiéle waarde van zulke bedrijven is groot, zoals
bijvoorbeeld de recente exit van Prosensa BV aan Biomarin heeft aangetoond (€ 640 miljoen
/ medicijn tegen Duchenne Disease). Zoals dit voorbeeld aantoont bestaat voor zeldzame
ziektes dus ook een interessant verdienmodel. Dit komt mede doordat de ontwikkeling van
deze medicijnen steun krijgt van overheden, bijvoorbeeld via marktexclusiviteit voor een
aantal jaar, snellere studies, prijsafspraken en subsidies. ALS heeft ook een

extra “upside” doordat deze indicatie voor farmaceutische bedrijven in veel gevallen een
startpunt is voor andere grote neuro-degeneratieve ziektes zoals Alzheimer en Parkinson’s.

Ons fonds hanteert een deal-by-deal structuur dat via een aparte BV per investering
investeert (zogenaamde Special Purpose Vehikels / SPV’s). Investeerders kunnen kiezen om
met één of meerdere opeenvolgende investeringen mee te doen. We maken dan individuele
afspraken hierover, zoals over het aantal investeringen, maximale hoogte van investering
per bedrijf en de investeringsperiode. We zoeken investeerders die minimaal € 100.000 per
investering kunnen doen.

Hierbij een link naar onze website: http://www.alsinvestmentfund.com

In de Raad van Toezicht vergadering van 18 april 2016 is besloten om 5 miljoen voor 5 jaar
toe te kennen aan het fonds. Hiervan is 1 miljoen onvoorwaardelijk voor de periode 1-7-
2016 tot 30-6-2017.

Besteding TDA 2017 is € 200.000,-



3. Project Nederlandse ALS weefselbank

Waarom het project Nederlandse ALS weefselbank?

De ALS-bank/collectie van het AMCis een faciliteit opgericht in 1986 vanuit de afdeling
Neuropathologie. Het doel was en is tweeledig.

Allereerst op bevestiging van de diagnose ALS te verkrijgen en weefsel te onderzoeken. In de
beginjaren van de bank bleek dat er in ongeveer 15% van de autopsies op vermoedelijke ALS-
pati€nten, er geen sprake bleek van ALS maar van een andere ziekte. Tegenwoordig is dit terug naar
ongeveer 7%.

Ten tweede is het doel om onderzoekers op het gebied van de neurowetenschappen te voorzien van
goed klinisch en pathologisch gekarakteriseerd weefsel van ALS-patiénten voor onderzoek en
experimenten. Dit alles natuurlijk zonder winstoogmerk. Hiertoe worden jaarlijks 10-15 autopsies
verricht op ALS-patiénten die zich via het bestaande codicil melden. Deze patiénten zijn

meestal door middel van een trial of anderszins al onder behandeling van een van de ALS-centra. Het
onderzoek voorafgaand aan het pathologisch onderzoek is nog steeds de gouden standaard voor de
diagnose. De meldingen kunnen zonder vertraging worden doorgegeven aan het AMC en de afdeling
pathologie van het AMC.

Het project Nederlandse ALS weefselbank

Om de collectie toegankelijk te maken moeten we eerst de autopsies classificeren met de huidige
neuropathologische markers met herwaardering van de hele historische Nederlandse ALS-cohort
aan de hand van een (internationaal) protocol. Als start van de genetische classificatie worden ook
de bekende ALS-genen op rangnummer geschikt om een selectie van monsters te geven op basis van
de huidige genetische variatie.

Neuropathologie

Het eerste doel is de gehele collectie te classificeren volgens de huidige standaarden.

Dit deel van het project is genetische materialen te genereren die door de bredere
onderzoeksgemeenschap kunnen worden gebruikt. Een richtlijn voor de opbouw van
neuropathologie en weefsel biobanking van ALS-monsters is vastgesteld. Dit omvat het ALS-protocol
voor autopsie en het ALS-protocol voor hersenontleding

, evenals een protocol voor optimalisatie en harmonisatie van ALS post-mortem weefselevaluatie.

Een ander belangrijk doel is kennis in ALS-neuropathologie in Nederland te handhaven, te beginnen
met de training van een mede-neuropatholoog, om continuiteit in de kennis van ALS-
neuropathologie voor het toekomstige beheer van de ALS-weefselbank in Nederland tot stand te
brengen.

Genetische classificatie

Genetische analyse van alle gevallen voor de bekende ALS-genen. Dit zal worden gedaan door
middel van gerichte NGS-analyse. Deze NGS-panels zijn al beschikbaar in het neurogenetische lab.

Samengevat zal dit project opleveren:

een unieke en goed geclassificeerde (genetische en pathologische) verzameling ALS-post-mortem
monsters (> 280 gevallen) die door de onderzoeksgemeenschap worden gebruikt

het zal gedetailleerde informatie opleveren over een cohort van ALS-patiénten die waren
opgenomen in een prospectieve studie, waaronder MRI, neurologische, neuropsychologische en
cognitieve analyse

het zal de infrastructuur voor snelle ALS-autopsies in Nederland ondersteunen en naar verwachting
de huidige collectie (AMC/UMC) uitbreiden

het zal de training van een collega in ALS-neuropathologie (waardoor continuiteit in de toekomst
mogelijk is) ondersteunen



Perspectief

Na dit project zullen we de unieke collectie van snelle ALS-autopsies hebben geclassificeerd volgens
de huidige normen voor neuropathologie. We zullen gedetailleerde genetische, neuropathologische
en alle relevante genetische informatie voor de gehele AMC/UMC ALS-biobank hebben. Aanvullende
transcriptomische gegevens zullen worden verkregen uit een ALS-all cohort. Bovendien zal dit
project de ontwikkeling van ALS-neuropathologie in Nederland ondersteunen, te beginnen met de
training van een mede-neuropatholoog om continuiteit in de kennis van ALS-neuropathologie voor
het toekomstige beheer van de ALS-weefselbank in Nederland tot stand te brengen.

Besteding Tour du ALS € 75.000

4. Project ALS Genomics modifieRs In 3D (ALS GRID)

Grootschalige studies naar de ziekte ALS suggereren dat genetische factoren betrokken zijn bij het
ziekteverloop, met name bij dragers van C9orf72 repeat expansie mutaties, de meest voorkomende
ALS mutatie (8-10% van alle ALS-patiénten). Het ziekteverloop betreft de snelheid van de progressie
van de ziekte, de leeftijd waarop de ziekte ontstaat, en 6f de ziekte Giberhaupt zich wel zal
openbaren. Het identificeren en karakteriseren van deze genetische factoren is van groot belang
voor genetische counseling, het opzetten van klinische trials en de ontwikkeling van patiént-
specifieke geneesmiddelen. Genetische counseling betreft het goed voorlichten van familieleden
van patiénten met ALS die deze genetische afwijking hebben omtrent hun risico op het krijgen van
de ziekte. In dit project worden celsystemen opgezet om systematisch te zoeken naar genetische
factoren die de aanmaak van mutant C9orf72 beinvioeden. Factoren zuilen experimenteel en met
whole genome sequencing data, verzameld in Project MinE, worden gevalideerd en kunnen dienen
als targets voor de ontwikkeling van “precisie therapie” (op maat gerichte therapie voor die
patiénten die deze mutatie hebben). Daarnaast zullen de geidentificeerde genetische factoren direct
toegepast worden ter verbetering van de genetische counseling.

Doel

Het doel van dit project is het identificeren van specifieke plekken in het DNA die de mate van
expressie van het afwijkende C9orf72 gen bij ALS kunnen verminderen. Dit kan concrete nieuwe
aanknopingspunten bieden voor de behandeling van patiénten met deze genetische afwijkingen, die
bij ongeveer 10% van alle patiénten met ALS voorkomt

Besteding Tour du ALS: € 100.000




Projecten gericht op de kwaliteit van zorg en leven van de huidige patiént
5. Project Kennisplatform
In 2016 gedoneerd: € 100.000,-

Het doel van dit project is om de kwaliteit van zorg voor alle mensen met ALS, PSMA en PLS te
verbeteren door optimaal kennis te delen met alle mensen betrokken bij ALS, zoals zorgverleners,
patiénten, familieleden en WMO-ambtenaren. Het ALS Centrum werkt daarbij optimaal samen met
Stichting ALS Nederland, ALS Patients Connected en Spierziekten Nederland.

Kennis delen is een voorwaarde voor het verbeteren van de kwaliteit van zorg en kwaliteit van leven.
Alle betrokkenen, zoals zorgverleners, ambtenaren en verzekeraars, moeten immers de juiste
informatie over ALS beschikbaar hebben. En mensen met ALS, hun naasten (en hun behandelaars)
hebben betrouwbare informatie nodig over ALS, zorg en hulpmiddelen, om hun eigen keuzes en
afwegingen te kunnen maken.

Het ALS Centrum werkt al geruime tijd met steun van Stichting ALS Nederland (ALS Kennisplatform
fase 2) aan betere informatievoorziening en het delen van kennis over ALS. Het ALS Centrum heeft
haar website verbeterd en uitgebreid. Met meer dan 15.000 bezoeken per maand is deze website
een belangrijke bron van informatie geworden voor mensen met ALS, PSMA, PLS en hun naasten,
zorgverleners, verzekeraars, ambtenaren en alle andere betrokkenen.

Voor de consultatiefunctie beantwoordt het ALS Centrum per e-mail, via de website en per telefoon
veel vragen van mensen met ALS, hun naasten, hun zorgverleners of van andere betrokkenen. In
totaal beantwoordt het multidisciplinaire team van het ALS Centrum meer dan 250 e-mails per
maand en meerdere telefoontjes per dag. Dit zijn allerhande vragen over ALS, zorg of behandeling.
De informatievoorziening via www.als-centrum.nl, de digitale nieuwsbrief en de

consultatiefunctie die is opgezet in het ALS Kennisplatform fase 2 worden gecontinueerd. Daarnaast
ontwikkelt het ALS Centrum binnen het huidige project meer nascholing over ALS in de vorm van
trainingen en e-cursussen en organiseren we een jaarlijkse ALS congres en diverse symposia voor
alle zorgverleners.

Tenslotte wordt het ALS Zorgnetwerk, het netwerk van ALS behandelteams bij revalidatieafdelingen
en voor thuiszorgteams, uitgebouwd en aan lidmaatschap van dit netwerk kwaliteitseisen gesteld.
Een voorwaarde voor deelname aan dit zorgnetwerk is intensief overleg tussen het ALS
behandelteam en het thuiszorgteam van de patiént. Binnen het ALS Zorgnetwerk wisselen de ALS
behandelteams best practices uit op het beveiligde online forum voor professionals en tijdens
congressen en symposia.

Het ALS Zorgnetwerk bestaat uit meer dan 40 ALS behandelteams en een groeiend aantal in ALS
geschoolde thuiszorgteams. Deze ALS behandelteams maken deel uit van een revalidatieafdeling van
een UMC (Universitair Medisch Centrum) of een revalidatiecentrum. Binnen het ALS Zorgnetwerk
werkt het ALS Centrum in toenemende mate met deze ALS behandelteams en thuiszorgteams
samen en wordt kennis gedeeld. Het is onze overtuiging dat intensieve samenwerking tussen
zorgverleners de enige manier is om de kwaliteit van zorg te verhogen voor alle mensen met ALS,
PSMA en PLS.

Hoofddoelen

Het delen van kennis over ALS, PSMA en PLS met patiénten en naasten, mantelzorgers,
indicatiestellers, leveranciers en alle zorgverleners betrokken bij zorg, waaronder de ALS
behandelteams, thuiszorgteams en huisarts.

LY



— Website, nieuwsbrief & social media: Via www.als-centrum.nl, de digitale nieuwsbrief en social
media berichten over de resultaten van wetenschappelijk onderzoek, hulpmiddelen, zorg,
behandeling en kwaliteit van leven.

— Consultatiefunctie: Bereikbaar zijn voor alle patiénten, familieleden, zorgverleners en anderen om
vragen te beantwoorden.

— Nascholing: Door middel van scholingen, e-cursussen, congressen en symposia voor alle
zorgverleners van ALS-, PSMA- en PLS-patiénten, zoals thuiszorgmedewerkers en behandelaars
worden zorgverleners op de hoogte gehouden van de laatste ontwikkelingen.

— ALS Zorgnetwerk: Door dit netwerk van alle zorgverleners betrokken bij de zorg voor mensen met
ALS, PSMA en PLS te versterken kunnen zorgverleners kennis, ervaring en best practices uitwisselen.

Besteding Tour du ALS: € 100.000

6. Project Brain Computer Interface

Hoewel veelbelovend als hulp voor amyotrofische laterale sclerose (ALS) patiénten zijn Brain
Computer Interfaces (BCl) nog traag, onbetrouwbaar en vereisen ze lange kalibratie procedures.
Recent is er door het Donders Instituut een doorbraak gerealiseerd: Noise-Tags. Daarmee zijn goede
en snelle piug-and-play besturingen realiseerbaar zowel voor spellers, browsers, als ook voor
besturing van huishoudelijke apparaten (domotica, internet der dingen). Deze nieuwe technologie
werkt zonder kalibratie en met simpele EEG headsets. Om een snelle implementatie van de
technologie mogelijk te maken wordt een software platform ontwikkeld dat met de meeste EEG
headsets kan werken. Tezamen met open stimulatie software kunnen alle ontwikkelaars van
ondersteunende technologie, zonder specifieke kennis van BCl, toch handsfree besturing van hun
applicaties ontwikkelen.

Aanleiding voor het project

Noise-Tagging is een radicaal nieuw soort Brain Computer Interface (BCl) op basis van een
breedband techniek. In tegenstelling tot traditionele P300 spellers beschikt elk gepresenteerd item
(b.v. elke letter, cijfer, emoticon op het scherm of fysiek object) over een eigen trilling patroon. Deze
trilling wordt gemaakt met behulp van pseudo-willekeurige bit-reeksen: de Noise-Tag. De trilling is
zo snel dat deze merkbaar maar niet storend is, een beetje als het kijken naar een oude film. Terwijl
de gebruiker kijkt naar een letter of een object, “bedient” zijn brein zich van het unieke patroon van
de Noise-Tag. De hersenrespons wordt door EEG gemeten en ons algoritme detecteert van welke
Noise-Tag de gebruiker zich bedient. Afhankelijk van het gebruikte systeem wordt het gedetecteerde
signaal gebruikt om een actie te initiéren. Dit kan zowel spelling van de bedoelde letter als het
besturen van huishoudelijke apparaten, zoals een lichtschakelaar, thermostaat of een alarmknop,
zijn. De methode is een technologische doorbraak, gebaseerd op een productief model van de

EEG antwoorden op snelle visuele stimulatie. De techniek heeft vele voordelen, waaronder groot
gebruikers gemak.

Algemene doelstelling

Het doel van het project Brain Computer Interface is om deze revolutionaire, snelle en betrouwbare
oplossing te brengen voor diegenen die het het meest nodig hebben: de amyotrofische laterale
sclerose (ALS) patiénten. Om dit mogelijk te maken moeten we dit toegankelijk maken voor



softwareontwikkelaars en bedrijven voor opname in hun producten en projecten. Wij zijn van
mening (of: zijn ervan overtuigd) dat onze sterke punten liggen in de ontwikkeling van de beste BCl
algoritmen en we willen deze kracht benutten met de omvangrijke hulpmiddelen van het
ecosysteem, die werken op ondersteunende applicaties, apparaten, domotica en het internet der
dingen.

Hoofddoelen

Betrouwbaar en eenvoudig selecteren om headsets voor Noise-Tagging applicaties voor ALS-
patiénten te gebruiken.

Samenwerken met fabrikanten om de signaalverwerking met de headset en de directe uitkomst van
een protocol voor een eenvoudige opdracht voor de serverbewerking vast te leggen, om andere
controlemiddelen (toetsenbord, muis, schakelaar) te vervangen.

De Noise-Tagging stimulatie software-bibliotheek op meerdere platforms (Eenheid) ontwikkelen en
publiceren.

De prototypes met ALS-patiénten testen en hun feedback voor een verbetering van de cyclus
gebruiken.

De ALS-gemeenschap op de hoogte houden van deze nieuwe methoden en de voortgang van het
project.

Besteding Tour du ALS € 50.000

Project ALSopdeweg
In 2016 gedoneerd: € 20.000,-

ALSopdeweg is een organisatie die zich inzet voor de mensen die recentelijk het meest dramatische
nieuws gehoord hebben dat ze de ziekte ALS hebben. Op dat moment stort je wereld in en aan de
andere kant moet je jezelf weer heel snel bij elkaar rapen want zoveel tijd heb je niet meer.

De steun die dan zo noodzakelijk is kost tijd. Er zijn wachttijden voor elementaire hulpmiddelen die
de kwaliteit van het leven van een ALS substantieel kunnen verhogen en sommige hulpmiddelen
worden niet vergoed door de zorgverzekering of gemeente.

Dit zorgt voor vertraging en dat is tijd die een ALS patiént helaas niet heeft. Met onze stichting
zetten we ons in om die wachttijd te overbruggen of die middelen te financieren die niet vergoed
worden. We zijn een no-nonsense en slagvaardige stichting die zich wil onderscheiden in het snel en
zonder teveel rompslomp helpen van ALS patiénten. Omdat elke minuut die je met je dierbaren kan
meemaken telt en je daar het maximale uit moet halen. De positieve feedback en dankbaarheid van
de ALS patiénten en hun omgeving die wij kunnen helpen bevestigen dat we op de juiste manier
bezig zijn.

Besteding Tour du ALS: € 50.000.




Totaal ondersteunde projecten € 650.000

In totaal verworven donaties € 660.000

In 2018 wordt nader bekeken waar de overige € 10.000 aan donatiegelden voor ondersteuning
gebruikt gaat worden.
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