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CARTA A LA COMUNIDAD

Querida comunidad de FundAME,

Estamos aqui para compartir los logros alcanzados en 2022 y, lo mas importante aun, para
reafirmar nuestro compromiso total y constante con las personas con atrofia muscular espinal
(AME) y sus familias. Este ano hemos trabajado para estar presentes en los aspectos
fundamentales que rodean esta enfermedad y mejorar asi las vidas de toda la Comunidad AME.

Comenzamos el ano con la reciente comercializacion de un segundo tratamiento para la AME
en Espana y estamos al borde de otro avance significativo. Sin embargo, estos progresos no se
estaban reflejando en la realidad, causando un sufrimiento innecesario a quienes viven con
AME.

Estos hechos nos llevaron a trazar un Plan Estratégico, cuyo nucleo radicaba en salvaguardar el
derecho de todas las personas con AME a recibir tratamiento. Logramos un respaldo
abrumador de mas de 73.000 personas, las principales sociedades médicas, especialistas y
médicos tratantes y profesionales de la salud. Este apoyo culmind en junio con la aprobacion
por mayoria en el Congreso de los Diputados de una Propuesta de Resolucion que garantiza el
acceso a los tratamientos para las personas con AME y el posterior compromiso de la ministra
de Sanidad de garantizar el acceso al tercer tratamiento y modificar el protocolo farmacoclinico.
Estamos muy agradecidos por todo el apoyo recibido, sin el cual este gran avance no hubiese
sido posible.

Otro gran hito fue la celebracion en Barcelona del Congreso Cientifico Internacional sobre
Atrofia Muscular Espinal, organizado por SMA Europe, con FUndAME como anfitriona, que contd
con Su Majestad la Reina Letizia como presidenta de honor.

El impacto de FUndAME se evidencid en estudios pioneros sobre la fatiga y el dolor en la AME.
Ademas, financiamos proyectos esenciales de investigacion. Estos esfuerzos no pasaron
desapercibidos, siendo galardonados con el premio Weber por "Formacion y apoyo en la
elaboracion de propuestas de investigacion para la mejora de la calidad de vida de los pacientes
y el desarrollo de sus asociaciones".

Gracias por estar aqui, con FundAME, juntos lograremos marcar una diferencia en la vida de las
personas con AME.

Con gratitud,

Antonio Hitos

Presidente

de la Fundacion
Atrofia Muscular Espinal
(FUNndAME)
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LA ATROFIA MUSCULAR ESPINAL

Una enfermedad rara, de origen genético, sin
cura, neurodegenerativay MUY GRAVE.

Se estima que cada ano nacen unos 30 ninos
con la patologia.

Se estima que hay entre 900 y 1000 personas
con AME en Espana.

9 Ha sido la 1° causa de mortalidad infantil en
/AN menores de dos anos por enfermedad de origen

" genético.

La AME causa una debilidad muscular grave y progresiva.

Puede provocar desde dificultades para sostener la cabeza,
mantenerse sentado, gatear, ponerse en pie 0 caminar e
impacta en funciones vitales como tragar o respirar.

Una enfermedad neurodegenerativa como la AME te hace
perder algo cada dia: movilidad, voz, fuerza, independencia...
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EL CAMINO HACIA LA CURA DE LA AME

FundAME trabaja para que la Atrofia Muscular Espinal sea una
enfermedad curable y las personas que viven con AME y sus familias
tengan acceso a los mejores tratamientos, cuidados y recursos para Vivir
una vida plena.

Gracias a vuestro apoyo y nuestro impulso, hemos logrado grandes hitos
qgue han contribuido a mejorar las vidas de las personas con AME y que
Nnos acerca a lograr la meta, la cura de la AME.
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DETRAS DE UNA GRAN FUNDACION
HAY GRANDES PERSONAS

El patronato, como 6rgano de gobierno, vela por el buen funcionamiento
de FundAME y toma decisiones consensuadas sobre las prioridades
estratégicas y los recursos necesarios para llevarlas a cabo.

Se apoya en un reducido equipo de profesionales comprometidos e
involucrados, que trabajan estrechamente con voluntarios y servicios
externos en el desarrollo de las lineas estratégicas de la entidad.

PRESIDENTE
Antonio Hitos
PATRONATO SECRETARIO
Manel Marti Rodrigo Gomez

Mencia de Lemus
Antonio Hilario
Joan Rus
Tamara Esquiliche

Jose Luis Gonzalez
Monica Breitman

DIRECTORA GENERAL DIRECTORA MEDICA
Maria Dumont Maria Grazia Cattinari

DIR. COMUNICACION b
Inés Drake Carolina Pachecoy
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LINEAS ESTRATEGICAS Y PROYECTOS

olnvestigacién, generacion y difusion del
conocimiento a nivel nacional

Registro de pacientes
PROFuture

Red Especialistas
Cribado neonatal

glnvestigacién, generacion y difusion del
conocimiento a nivel internacional
e Financiacion de la investigacion internacional
e Congreso Cientifico Internacional sobre AME. SMA Europe
Calendar Project
Incidencia internacional

QServicios a la comunidad AME

e Formacion a las familias: Jornadas de familias, webinar
INformAME, atencion individualizada y asesoramiento

e Campanas sensibilizacion

e Comunicacion interna y externa

e Accesoy permanencia en tratamientos

e Tarjeta de emergencia sanitaria

e Protocolo farmacoclinico

e Incidencia politica

Q Corporacion

e Cestion
e Captacion de fondos
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INVESTJGACION, GENERACION Y
DIFUSION DEL CONOCIMIENTO A
NIVEL NACIONAL

RegistrAME

El registro Nacional de Pacientes AME permite generar y compartir
conocimiento sobre la enfermedad, mostrar |la realidad del dia a dia de las
personas con AME y ofrecer la perspectiva del paciente sobre aquellos
avances que puede marcar la diferencia. Ademas, apoya con datos reales,
acciones de incidencia sanitaria y politica en beneficio de la poblacion
afectada. Ya hay mas de 320 pacientes registrados.

Red de especialistas en AME

Proyecto innovador y de gran alcance entre los especialistas involucrados
en el equipo multidisciplinar que trata a los pacientes con AME. Sus
objetivos son difundir informacion clinica, cientifica y del contexto de la
AME igualando el nivel de conocimiento a nivel nacional, generar sinergias,
crear un espacio de consulta, difundir oportunidades de financiacion,
mantener al dia a los especialistas sobre jornadas formativas y congresos.
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INVESTJGACION, GENERACION Y
DIFUSION DEL CONOCIMIENTO A
NIVEL INTERNACIONAL

Financiacién de investigacion internacional
En SMA Europe, 24 asociaciones de pacientes europeas aunan sus
esfuerzos para financiar los mejores proyectos de investigacion de la AME a

nivel mundial. En 2022 FundAME colaboré en la financiacion de 6

proyectos de investigacion, entre ellos:

e "Descubrir el mecanismo de accion y el potencial sinérgico de una
terapia reposicionada de la AME". Neuroscience Institute Cavalieri
Ottolenghi.

* “Nuevas funciones del complejo SMN en la homeostasis de las RNP".
Institute of Genetics, Rheinische Friedrich-Wilhelms Universitat Bonn.

e “Investigacion de la microvasculopatia en pacientes con AME y su
respuesta a nusinersen, onasemnogene abeparvovec y risdiplam”.
University College London.

e “La importancia de los defectos vasculares en la AME". University
College London.

Calendar Project

Europa y EEUU se han unido para lanzar la iniciativa SMArt HORIZON con
el objetivo de identificar y apoyar nuevas terapias para la AME,
principalmente en el campo de la medicina regenerativa. FUNdAME es el
impulsor principal de esta iniciativa, tanto con los fondos del Calendar
Fund como con la busqueda de nuevas terapias que se estén desarrollando
en centros de investigacion, universidades u otras entidades y que puedan
aplicarse para la AME.
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SERVICIOS A LA COMUNIDAD DE
ATROFIA MUSCULAR ESPINAL

Formacion a las familias

Ante una enfermedad rara como la AME es fundamental que cuidadores y
afectados estén formados e informados de novedades en su abordaje,
avances cientificos y acceso a oportunidades terapéuticas. FUndAME
canaliza esta formacion e informacion a través del Registro Nacional de
Pacientes AME, webinar formativos y la jornada anual de familias.

Comunicacion interna y externa

Dar una respuesta agil a las necesidades de la Comunidad AME implica
una comunicacion interna eficaz. En 2022 creamos un nuevo Chat y
dinamizamos la comunicacion interna. A nivel de comunicacion externa,
lanzamos una nueva web mas clara y util y hemos redoblado los esfuerzos
de comunicacion en las redes sociales y medios de comunicacion.
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SERVICIOS A LA COMUNIDAD DE
ATROFIA MUSCULAR ESPINAL

Tarjeta de emergencia sanitaria

Las personas con AME registradas en el Registro Nacional de Pacientes
AME (www.registroame.org) tienen acceso a una tarjeta de emergencia
sanitaria con las caracteristicas del paciente e informacion sobre los
cuidados estandarizados que deben recibir en caso de urgencia. La Tarjeta
de emergencia sanitaria cuenta con el aval de |la Sociedad Espanola de
Neurologia Pediatrica (SENEP), la Sociedad Espanola de Neurologia (SEN),
la Sociedad Espanola de Rehabilitacion Infantil (SERI) y Asociacion
Espanola de Pediatria (AEP).

Incidencia politica

Los avances de la investigacidon no se estaban trasladando al dia a dia de
los pacientes, por lo que en FUNdAME pusimos en marcha una estrategia
de incidencia politica. Mantuvimos contacto con todos los partidos, les
invitamos a participar en las Jornadas de sensibilizacion “Las Caras de la
AME" en el Congreso de los Diputados y en la Mesa Redonda
“Tratamientos para las personas con AME: un horizonte nuevo” para que
conociesen de primera mano esta problematica. Asi logramos la
aprobacion por mayoria en el Congreso de los Diputados de una Propuesta
de Resolucidon que garantiza el acceso a los tratamientos para las personas
con AME.
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CORPORACION

Gestion

Detras de los proyectos y lineas de acciéon que os hemos presentado, hay
un intenso dia a dia de trabajo de gestion, que es indispensable para que
FundAME siga alcanzando la excelencia en la mejora del presente y futuro
de las personas afectadas por AME en Espana.

FundAME, como representante nacional de las personas con AME,
representa un papel clave como interlocutora. Trabajamos para aportar la
perspectiva del paciente y ejercer influencia en todos los grupos de interés
en el ambito de la AME. Este compromiso se extiende a grupos
parlamentarios en el Congreso y el Senado, instituciones gubernamentales
a nivel nacional como el Ministerio de Sanidad, la Direccion Nacional de
Farmacia y el Ministerio de Ciencia e Innovacion y a nivel autondmico a
través de las Consejerias de Salud. Ademas, trabajamos en estrecha
colaboracion con sociedades médicas como la Sociedad Espanola de
Neurologia (SEN), la Sociedad Espanola de Neurologia Pediatrica (SENEP) y
la Sociedad Espanola de Rehabilitacion Infantil (SERI), asi como con
organizaciones de pacientes a nivel nacional e internacional como SMA
Europe, FEDER y Federacion ASEM. También mantenemos relaciones con
la industria farmacéutica, los médicos tratantes y los especialistas en AME.
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TRANSPARENCIA

Ingresos 2022: 355.143,16€ Gastos 2022: 312.037,69€

Socios y
donaciones
24%

Investigacion
nacional
27%

Investigacion
internacional
32%

Empresas y
fundaciones
16%

Industria
farmacéutica
23%

Otros
6% Administraciony
captacion de
fondos
18%

Eventos
y merchandising

31% Servicios

comunidad AME
23%

Origen de los Fondos de FundAME

La financiacion de FUNdAME es 100% privada, el 24% proviene de los socios
y las donaciones, el 31% se recauda a través de carreras y desafios
deportivos, numerosos eventos benéficos y la venta de merchandising
como el Calendario de FUNdAME o las pulseras, el 23% son aportaciones de
la industria farmacéutica y 16% proviene de alianzas corporativas y
convocatorias de financiacion a proyectos solidarios de fundaciones y
asociaciones. Este hecho contribuye a fortalecer nuestra independencia en
las actividades que desarrollamos.

Destino de los fondos de FundAME

En cuanto al destino de los fondos en 2022, el 27% fue destinado a la
investigacion nacional con proyectos como el Registro Nacional de
Pacientes AME, PROFuture y la red de especialistas, el 32% a la
investigacion internacional canalizada a través del Calendar Project, la
Convocatoria Global de Proyectos de Investigacion de SMA Europe y el
Congreso Cientifico Internacional de SMA Europe, el 23% a los servicios a la
comunidad como la formacidon, las Jornadas de Familias, la incidencia
politica y las campanas de sensibilizacion y el 18% final en gastos de
administracion y captacion de fondos.



#ContigoSomosMasFuertes
Hazte socio/a de FundAME

+34 634 238 004

@ Calle Nuria, N° 93 - Piso 1° C. Madrid 28034

@ www.fundame.net

organizacion@fundame.net




