Priorytety badawcze pacjentéw dotyczgce pierwotnej dyskinezy rzesek

Powiedz nam, na czym Twoim zdaniem powinny skupic sie badania nad pierwotng dyskineza
rzesek (PCD)!

Czego dotyczy to badanie?

Zapraszamy wszystkie osoby z PCD oraz rodzicow/opiekundw dzieci z PCD na catym Swiecie
do udziatu w tym badaniu w celu okreslenia, ktore obszary badan nad PCD sg dla nich wazne
i powinny by¢ traktowane priorytetowo.

Wciaz istnieje wiele pytan zwigzanych z PCD, na ktére badacze starajg sie znalez¢
odpowiedzi. Zazwyczaj priorytety badan i decyzje dotyczace zarzgdzania chorobg sg
okreslane przez ekspertdw w danej dziedzinie. Niniejsze badanie pomoze zrozumie¢
oczekiwania dotyczgce przysztych badan nad PCD z perspektywy osob cierpigcych na PCD.
Twoja opinia moze odegraé wazng role w opracowywaniu przysztych projektéw badawczych i
informowaniu o decyzjach dotyczacych zarzgdzania PCD. Ostatecznie badanie ma na celu
poprawe zdrowia i jakosci zycia osob z PCD.

Pytania:
In which country do you live?
W ktérym kraju mieszkasz?

Are you
Jestes
e someone who has PCD
osobg cierpigcg na PCD
e a parent/carer of a child with PCD
rodzicem/opiekunem dziecka z PCD

How old are you?
lle masz lat?

Are you
Jestes
e Ffemale
Kobietg
e Male
Mezczyzna
e | prefer not to say
Wole nie moéwié

Is there a patient organisation or a group for PCD patients in your country and are you
involved in it?

Czy w Twoim kraju istnieje organizacja lub grupa pacjentéw z PCD i czy jestes w nig
zaangazowany?



e No, there is no patient group
Nie, nie ma grupy pacjentéw

e Yes, there is a patient group. | do not participate in it
Tak, istnieje grupa pacjentdéw. Nie biore w niej udziatu

e Yes, there is a patient group. | attend meetings and participate in activities
Tak, istnieje grupa pacjentédw. Uczestnicze w spotkaniach i organizowanych
wydarzeniach

e VYes, there is a patient group. | am a representative/ committee member
Tak, istnieje grupa pacjentow. Jestem przedstawicielem/cztonkiem grupy/organizacji

e | don't know if there is a patient group
Nie wiem, czy istnieje grupa pacjentow

Do you stay up to date about research in PCD such as reading updates from PCD
researchers?
Czy jestes na biezgco z badaniami dotyczgcymi PCD i informacjami od naukowcéw
zajmujacych sie PCD?

o Tak

e Nie

Would you like to have the option (tick all that apply)
Czy chciatbys mie¢ mozliwos$¢ (zaznacz wszystkie ktérymi jestes$ zainteresowany)
o to ask questions about the study results
zadawania pytan dotyczacych wynikéw tego badania
o to give feedback during the study
przekazywania informacji zwrotnych autorom podczas tego badania

Please rank the following topics on research priorities related to PCD treatments, in order from 1 (most

important to you) to 7 (least important to you):

(One selection aliowed per column) 1

3
What is the best way to treat PCD O O O O O O O
(Including lungs, ears, and nose) using
existing medication and other
management approaches?

reset

Prosimy o uszeregowanie ponizszych tematow dotyczgcych priorytetdw badawczych
zwigzanych z leczeniem PCD w kolejnosci od 1 (najwazniejsze dla Ciebie) do 7 (najmniej
wazne dla Ciebie):

What is the best way to treat PCD (including lungs, ears, and nose) using existing medication
and other management approaches?



Jaki jest najlepszy sposdb leczenia PCD (w tym ptuc, uszu i nosa) przy uzyciu istniejgcych
lekéw i innych metod leczenia?

How should PCD be managed correctly in different age groups (also in people without
symptoms)?

Jak nalezy prawidtowo leczyé PCD w réznych grupach wiekowych (réwniez u oséb bez
objawoéw)?

Can we find new medication that will ‘cure’ PCD or reduce the need for treatment by
restoring the function of cilia in the body (like the medication available in cystic fibrosis)?
Czy mozemy znalezé nowy lek, ktory "wyleczy" PCD lub zmniejszy potrzebe leczenia poprzez
przywroécenie funkcji rzesek w organizmie (podobnie jak leki dostepne w leczeniu
mukowiscydozy)?

Are there treatments that will improve lung function, reduce infections, and reduce the
amount of mucus | produce?

Czy istniejg metody leczenia, ktére poprawig funkcjonowanie ptuc, zmniejszg liczbe infekc;ji i
ilos¢ wytwarzanego Sluzu?

What is the best medication plan for each patient with PCD, including specific dosages and
route (orally or intravenous)?

Jaki jest najlepszy plan leczenia dla kazdego pacjenta z PCD, w tym okreslone dawki i droga
(doustna lub dozylna)?

How can the treatment duration and treatment efforts be reduced without compromising
effectiveness?

W jaki sposdb mozna skrdci¢ czas trwania leczenia i zmniejszy¢ wysitek zwigzany z leczeniem
bez uszczerbku dla jego skutecznosci?

Can we find new antibiotics or other medication to tackle antibiotic resistance, and what are
the effects of long-term antibiotic use?

Czy mozemy znalez¢ nowe antybiotyki lub leki zwalczajgce antybiotykoopornosc i jakie sg
skutki dtugotrwatego stosowania antybiotykow?

Please rank the following topics on research priorities related to PCD presentation, prognosis, and follow-up, in

order from 1 (most important to you) to 5 (least important to you):

(One selection allowed per column) 1 2 3 A 5

How does PCD affect the ears, balance O O O O O
issues, nose, and sinuses, and how are

these problems linked with problems in

the lungs?

reset
Prosimy o uszeregowanie ponizszych tematdéw dotyczgcych priorytetow badawczych

zwigzanych z prezentacjg PCD, rokowaniem i obserwacjg, w kolejnosci od 1 (najwazniejsze
dla Ciebie) do 5 (najmniej wazne dla Ciebie):



How does PCD affect the ears, balance issues, nose, and sinuses, and how are these
problems linked with problems in the lungs?

W jaki sposdb PCD wptywa na uszy, rwnowage, nos i zatoki oraz w jaki sposéb problemy te
sg powigzane z problemami w ptucach?

How does PCD affect the gastrointestinal system, such as stomach and intestines (e.qg. reflux,
indigestion, bloating)?

Jak PCD wptywa na uktad pokarmowy, w tym zotadek i jelita (np. refluks, niestrawnosc,
wzdecia)?

Are specific genes associated with specific symptoms or more severe disease (genotype-
phenotype correlation)?

Czy okreslone geny sg powigzane z okreslonymi objawami lub ciezszym przebiegiem choroby
(korelacja genotyp-fenotyp)?

What health-related behaviours can | do, and what everyday things should | avoid to control
the improvement or worsening of my symptoms and quality of life?

Jakie zachowania zwigzane ze stanem zdrowia moge podjac i jakich codziennych czynnosci
powinienem unika¢, aby kontrolowa¢ poprawe lub pogorszenie moich objawéw i jakosci
zycia?

What is the life expectancy in PCD and what are the long-term impacts of this disease and its
treatments?

Jaka jest oczekiwana dtugos¢ zycia w PCD i jakie sg dtugoterminowe skutki tej choroby i
wptyw jej leczenia?

Please rank the following topics on other research priorities for PCD in order from 1 (most important to you) to
3 (least important to you):

(One selection aliowed per column) 1 2 B

How is fertility affected in patients with O O O
PCD and what are the best fertility
management approaches?

reset

Prosimy o uszeregowanie ponizszych tematdéw dotyczgcych innych priorytetdéw badawczych
dla PCD w kolejnosci od 1 (najwazniejsze dla Ciebie) do 3 (najmniej wazne dla Ciebie):

How is fertility affected in patients with PCD and what are the best fertility management
approaches?

W jaki sposdb ptodno$é wptywa na pacjentédw z PCD i jakie sg najlepsze metody zarzgdzania
ptodnoscig?

How is mental health affected in people with PCD and their families (psychological aspects of
PCD e.g. treatment burden and coping in daily life).

Jak PCD wptywa na zdrowie psychiczne oséb chorych i ich rodzin (psychologiczne aspekty
PCD, np. obcigzenie leczeniem i radzenie sobie w zyciu codziennym)?



How can we get more doctors and people with PCD involved in research and make them
aware of this condition?

W jaki sposdb mozemy zaangazowac wiecej lekarzy i oséb z PCD w badania i zwiekszy¢ ich
Swiadomosc¢ na temat choroby?

Please rank 3 of the following topics as the top 3 overall research priorities for PCD that are most important to
you:

(One selection aflowed per column) your first priority your second priority your third priority

What is the best way to treat PCD O @) O
(including lungs, ears, and nose) using '

existing medication and other

management approaches?

reset
Prosimy o uszeregowanie 3 z ponizszych tematéw jako 3 najwazniejszych ogdélnych

priorytetow badawczych dla PCD, ktdre sg dla Ciebie najwazniejsze:
(Dozwolony jeden wybdr w kazdej kolumnie)
Twoj pierwszy priorytet Twoj drugi priorytet Twdj trzeci priorytet

What is the best way to treat PCD (including lungs, ears, and nose) using existing medication
and other management approaches?

Jaki jest najlepszy sposdb leczenia PCD (w tym ptuc, uszu i nosa) przy uzyciu istniejacych
lekéw i innych metod leczenia?

How should PCD be managed correctly in different age groups (also in people without
symptoms)?

Jak nalezy prawidtowo leczy¢ PCD w réznych grupach wiekowych (réwniez u oséb bez
objawoéw)?

Can we find new medication that will ‘cure' PCD or reduce the need for treatment by
restoring the function of cilia in the body (like the medication available in cystic fibrosis)?
Czy mozemy znalezé nowe leki, ktére "wyleczg" PCD lub zmniejszg potrzebe leczenia poprzez
przywrdécenie funkcji rzesek w organizmie (podobnie jak leki dostepne w mukowiscydozie)?

Are there treatments that will improve lung function, reduce infections, and reduce the
amount of mucus | produce?

Czy istniejg metody leczenia, ktére poprawig czynnosc¢ ptuc, zmniejszg liczbe infekgji i ilosé
wytwarzanego $luzu?

What is the best medication plan for each patient with PCD, including specific dosages and
route (orally or intravenous)?

Jaki jest najlepszy plan leczenia dla kazdego pacjenta z PCD, w tym okreslone dawki i droga
(doustna lub dozylna)?

How can the treatment duration and treatment efforts be reduced without compromising
effectiveness?



W jaki sposéb mozna skrécic czas trwania leczenia i zmniejszy¢ wysitki zwigzane z leczeniem
bez utraty skutecznosci?

Can we find new antibiotics or other medication to tackle antibiotic resistance, and what are
the effects of long-term antibiotic use?

Czy mozemy znalezé nowe antybiotyki lub inne leki zmiejszajgce skutki antybiotykoopornosci
i jakie sg skutki dtugotrwatego stosowania antybiotykéw?

How does PCD affect the ears, balance issues, nose, and sinuses and how are these problems
linked with problems in the lungs?

W jaki sposdb PCD wptywa na uszy, rownowage, nos i zatoki oraz w jaki sposéb problemy te
sg powigzane z problemami w ptucach?

How does PCD affect the gastrointestinal system, such as stomach and intestines (e.g. reflux,
indigestion, bloating)?

W jaki sposdb PCD wptywa na uktad pokarmowy, taki jak zotgdek i jelita (np. refluks,
niestrawnos¢, wzdecia)?

Are specific genes associated with specific symptoms or more severe disease (genotype-
phenotype correlation)?

Czy okreslone geny sg powigzane z okreslonymi objawami lub ciezszym przebiegiem choroby
(korelacja genotyp-fenotyp)?

What health-related behaviours can | do, and what everyday things should | avoid to control
the improvement or worsening of my symptoms and quality of life?

Jakie zachowania zwigzane ze zdrowiem moge podjac i jakich codziennych czynnosci
powinienem unika¢, aby kontrolowac¢ poprawe lub pogorszenie moich objawdéw i jakosci
zycia?

What is the life expectancy in PCD and what are the long-term impacts of this disease and its
treatments?

Jaka jest oczekiwana dtugos¢ zycia w PCD i jakie sg dtugoterminowe skutki tej choroby i jej
leczenia?

How is fertility affected in patients with PCD and what are the best fertility management
approaches?

Jak wptywa na ptodnosé u pacjentdw z PCD i jakie sg najlepsze metody zarzgdzania
ptodnoscig?

How is mental health affected in people with PCD and their families (psychological aspects of
PCD e.g. treatment burden and coping in daily life)

Jak wptywa na zdrowie psychiczne oséb z PCD i ich rodzin (psychologiczne aspekty PCD, np.
obcigzenie leczeniem i radzenie sobie w zyciu codziennym)?

How can we get more doctors and people with PCD involved in research and make them
aware of this condition?



W jaki sposdb mozemy zaangazowac wiecej lekarzy i oséb z PCD w badania i uswiadomic im
te chorobe?

What other issues in PCD are important to you? What would you like research in PCD to look
at?

Jakie inne kwestie zwigzane z PCD sg dla Ciebie wazne? Na co chciatbys/chciatabys zwrécic
uwage w badaniach nad PCD?



