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Therapiestudie

• Erprobung eines neuen Behandlungskonzepts bzw. 
Medikaments

• Vergleich neu vs. Standard bzw. Placebo
• Ersttherapie, Alternativtherapie, 

Therapieoptimierung
• Je schlechter der eigene Zustand, desto niedriger 

kann die Studienphase sein
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Begriffe

• Kontrolliert
• Randomisiert
• Einfach blind oder Doppelblind
• Ein-/Ausschlusskriterien
• Sponsor
• Ethikkommission
• multizentrisch
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Arten von Studien

• Investigator-initiierte Studie (IIT)
Planung durch Klinik (oft universitär)

• Industrie-gesponsort
Zulassungsstudie
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Medikament-Entwicklung bis zur Zulassung
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keine

20-80 Personen

50-200 Personen

200-10.000 Personen

alle
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Rechte von Studienteilnehmern

• Freiwilligkeit der Teilnahme
• Ausführliche Aufklärung über Krankheit und 

Studienablauf
• Schriftliche Patienteninformation
• Datenschutz
• Versicherungsschutz
• Rücktritt vom Einverständnis jederzeit
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Pflichten von Studienteilnehmern

• Ärztlichen Anweisungen folgen
• Medikamente regelmäßig einnehmen
• Behandlungs- und Untersuchungstermine wahrnehmen
• Informationen an Studienarzt

– Nebenwirkungen und Wechselwirkungen
– Andere eingenommene Medikamente

(manche sind genehmigungspflichtig)
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Vorteile

• Partizipation an neuesten Kenntnissen in der Medizin
• Hoffnung auf bessere Therapieoptionen
• Intensivere Betreuung durch Arzt und 

Studienschwester/-pfleger
• Ausführlichere Untersuchungen
• Kostenlos (meistens)
• Fahrtkostenerstattung
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Risiken

• Unbekannte Neben- und Wechselwirkungen
• Ausführlichere Untersuchungen
• Schlechtere Therapieoption durch Randomisierung 

(keine Einflussmöglichkeit)

11



AA und PNH - 6. Patienten- und Angehörigenseminar, Ulm06.03.2021

Ablauf

• Aufklärung über die Krankheit und Studie durch 
Prüfarzt

• Prüfung der Ein- und Ausschlusskriterien
• Patienteninformation
• Einverständniserklärung
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Patienteninformation
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Aktuelle Studien (AA)

• EMAA (IIT: UK Ulm) NCT02773225
Ph. II+III: Patienten mit moderater AA, wo CsA notwendig ist
INN: Eltrombopag
Ulm

• REGN7257 (Regeneron) NCT04409080
IL2- Antikörper
Ph. I+II: Patienten mit schwerer AA bei Versagen der immunsuppressiven 
Therapie
Frankreich
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Aktuelle Studien (PNH 1)

• APL2-307 (Apellis) NCT03531255
C3-Antikörper, sc, 2 x wöchentlich
Ph. III: Langzeitevaluation
INN: Pegcetacoplan
auf Einladung: Aachen, Essen, Hamburg, Ulm

• CLNP023X2201+CLNP023C12302 (Novartis) NCT03439839+NCT04558918
Faktor B, oral, 2 x täglich
Ph. III: Patienten mit aktiver Hämolyse bzw. Anämie trotz Behandlung
INN: Iptacopan
Essen
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Aktuelle Studien (PNH 2)

• BO42161 (Roche) NCT04432584
C5-Komplementinhibitor, 1 x iv dann sc, alle 4 Wochen
Ph. III: vorbehandelte Patienten, Vergleich mit Eculizumab
INN: Crovalimab
Aachen, Essen, Riesa, Ulm

• BO42162 (Roche) NCT04434092
C5-Komplementinhibitor, 1 x iv dann sc, alle 4 Wochen
Ph. III: nicht-vorbehandelte Patienten, Vergleich mit Eculizumab
INN: Crovalimab
Essen, Riesa, Ulm
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Register

• Was ist ein Register
• Beispiele:

– PNH-Register
– Telomeropathie und aplastische Syndrome
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Europäische Zulassungsbehörde
(www.clinicaltrialsregister.eu)
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National Institutes of Health
(https://clinicaltrials.gov)
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Broschüre zu Therapiestudien
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Vorgehensweise

• Fragen im Vorfeld überlegen und notieren
• Aufklärung auf mehrere Gespräche verteilen
• Nachfragen
• Angehörigen mitnehmen
• Zweite Meinung einholen
• Ausreichend Zeit nehmen
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Fragenkatalog

• Wie wäre meine bestmögliche Therapie, wenn ich nicht an der Studie 
teilnehme?

• Welche Verbesserung gegenüber dem Standard ist 
möglich/wahrscheinlich?

• Was wird in der Studie gemacht?
• Welche Vorteile habe ich?
• Welche Risiken gibt es?
• Wie ist die zeitliche Abfolge?
• Welche Untersuchungen werden durchgeführt?
• …
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Patientenbeteiligung

• von Patientenvertretung in allen Phasen gefordert, also 
schon bei der Planung

• zunehmend bei Erstellung der Patienteninformation und 
in Ethikkommission

• Gemeinsamer Bundesausschuss (G-BA) Bewertung des 
Zusatznutzens

• Vertreter werden benötigt
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Zusammenfassung

• Die Teilnahme an Studien bietet Vorteile für 
Patienten, kann aber auch Risiken beinhalten

• Jeder Teilnehmer sollte sich gründlich informieren, 
alle Fragen mit dem Arzt besprechen und sich dann 
entscheiden

• Die Studienteilnahme kann jederzeit ohne Angaben 
von Gründen abgebrochen werden
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Vielen Dank für Ihre Aufmerksamkeit.

Wir freuen uns auf Ihre Fragen!

r.goebel@aa-pnh.de


