united for
GMd o n I metabolic
(N diseases

Contactpersonen UMD bestuur: Hanka Dekker (VKS), Hans Waterham (Amsterdam UMC)

Pijler Voeding & Geneesmiddelen

1. Probleem/unmet (medical) need

Hoe kunnen therapievormen worden ontwikkeld voor de grote groep erfelijke metabole ziekten
waarvoor nog geen therapie beschikbaar is? (Kennisagenda Erfelijke Metabole Ziekten, vraag 7).

Drug repurposing, waarbij reeds bestaande en goedgekeurde geneesmiddelen gericht en relatief snel
ingezet kunnen worden voor nieuwe indicaties, vormt een interessant alternatief voor het versneld
ontwikkelen van ‘nieuwe’ interventies voor metabole ziekten. Hierbij kan gedacht worden aan:
e testen van geneesmiddelen waarvan bekend is dat ze gericht zijn op specifieke
ziektemechanismen (zogenaamd mechanism based drug repurposing)
e identificatie van werkzame geneesmiddelen waarvan het precieze werkingsmechanisme niet
bekend is
e gebruik bij kinderen van geneesmiddelen die alleen geregistreerd zijn voor volwassenen.

Hoe kunnen leefstijl en voeding het natuurlijk beloop van erfelijke metabole ziekten beinvlioeden en de
kwaliteit van leven verbeteren? (Kennisagenda Erfelijke Metabole Ziekten, vraag 9).

Bij een aantal klassieke metabole ziekten is enige invloed op het optreden van metabole complicaties
te bereiken door het aanpassen van de voeding of het innemen van specifieke supplementen. Een op
een metabole defect aangepast medisch dieet of het suppleren van specifieke bouwstenen of
vitamines kunnen de symptomen die het defect veroorzaakt verzachten of (zoals bij PKU is gebleken)
vermijden. Echte innovaties op het gebied van deze interventies zijn er in de afgelopen jaren echter
niet, hoewel er waarschijnlijk nog veel gezondheidswinst te halen is met dit soort laagdrempelige
interventies.

2. Oplossing

De werkgroep kan de hieronder genoemde onderwerpen als leidraad gebruiken om deze pijler uit te
werken:
e Voeding
o Verbeteringen en innovaties mbt bekende dieetbehandelingen en —preparaten
o Ontwikkeling van dieetbehandelingen en —preparaten voor additionele metabole
ziekten
e Repurposing
o Begrip van moleculaire ziektemechanismen die bij een metabole ziekte tot
symptomen leiden (i.s.m. pijler Modelsystemen)
o Inventarisatie van optreden van generieke ziektemechanismen bij metabole ziekten
o Testen van bekende geneesmiddelen gericht tegen specifieke/generieke
ziektemechanismen
o Inventarisatie van (werkingsmechanismen van) geneesmiddelen die gebruikt worden
bij metabole ziekten, vanwege toevallige biochemische eigenschappen.
o Screening op werkzaamheid van bestaande geneesmiddelen (small compound
libraries) m.b.v. modelsystemen
o Opzetten van repurposing trials met patiénten



3.

Doelstellingen

Doelstellingen zullen door de werkgroep zelf nog nader worden geformuleerd. Voorbeelden van
doelstellingen waaraan wordt gewerkt en die verder uitgewerkt kunnen worden binnen deze pijler

zijn:

Ontwikkeling van verbeteringen en nieuwe interventies voor metabole ziekten
Stimuleren pre- en klinisch onderzoek

4. Methodes/activiteiten

De werkgroep zal haar doelstellingen uitwerken in concrete activiteiten. Men kan denken aan:

Samenbrengen van UMD-onderzoekers op dit onderwerp om projecten en aanvragen te
bespreken (ongeacht bron financiering).

Samenwerken met producenten om patiéntvriendelijkere oplossingen te vinden voor de
inname van dieetpreparaten (bijvoorbeeld smaak, portionering, oplossing in drank,
generieke (merkonafhankelijke?) productie.

Opzetten van methodes om de verkrijgbaarheid van specifieke supplementen, vitaminen co-
factoren te verbeteren.

Initiatieven en toegepast onderzoek om de effectiviteit van behandeling en therapietrouw
bevorderen.

Catalyst grant-aanvragen stimuleren.

Communicatie / zichtbaarheid van het UMD en de pijler vergroten.

Deliverables en tijdspad

Werkgroep samenstellen: Q2 2024

Overlegstructuur vaststellen: Q3 2024

Projectplan schrijven inclusief begroting voor Metakids multiplier en innovation funding
projecten indien calls beschikbaar: Q3 2024

Inventarisatie mogelijkheden grote projecten binnen UMD: Q3-4 2024

Overleg tussen werkgroep en kartrekkers grote projecten om te kijken hoe UMD dit kan
ondersteunen: 1-2 x per jaar

Verder valt te denken aan: ondersteuning Metakids bij calls therapie, updates van de
nieuwsbrief op het gebied van voeding en geneesmiddelen, presentatie van activiteiten op
ESN meeting.

Beoogde output en impact

Samenwerking UMD onderzoekers.

Jaarlijkse bijdrage aan UMD/ESN symposia/webinars.

Goedgekeurde “innovation funding” UMD voor 1 project.

Metakids research grant en/of Catalyst grant goedgekeurd op gebied voeding en
geneesmiddelen.

Ondersteuning minimaal 1 groot project.

Presentatie op nationaal en internationaal congres: minimaal 1 elk per jaar.



7. Team en partners

e Werkgroep binnen pijler
e Researchgroepen

e Expertisecentra

e Patiéntenverenigingen

e ERNs

e Industrie

8. Categorie(n) volgens Metakids subsidiematrix: alle categorieén.
Ondersteuning: alle grant types in Research funding.

Eigen projecten: Catalyst grants, Multiplier funding en Innovation projects.

Category Grant type! Purpose

Supporting excellent, individual researchers in different stages of

Excellent research . . o . .
their career. Often not limited to a specific thematic call topic.

Research
, fupdmg . Supporting excellent research groups to research a specific
yielding novel Thematic research . T )
. thematic topic, in line with the Knowledge agenda.
insights
Provide limited budget to work out first ideas, to collect data or to
Catalyst grants .
work out a concept for a new research project.
e Grant development Provide funds for hiring consultants to develop a successful large
Multl?ller support grant application (e.g. large NWO or EU grants).
funding
yielding
addltl?nal In cash matchin Provide in-cash funding for large funding programmes that require
funding g in-kind or in-cash contributions from academy and/or industry.
Provide funds for developmental work that is close to
implementation in daily practise (research, patient, or clinical daily
Innovation practise). This could include improvements in healthcare provision,
funding . . collaboration and data-sharing for all UMD-members. This grant
o Innovation projects . L . . . .
yielding type is firstly accessible for UMD-wide applications only. In case this
‘ready-to-use'’ does not yield a timely, competitive UMD-wide application,
services, Metakids may open the call for other collaborative grant
products and applications.
networks

UMD core funding  Overarching, supporting activities



