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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 AR e
* Kontrolliert

 Randomisiert

* Einfach blind oder Doppelblind

* Ein-/Ausschlusskriterien
* Sponsor

e Ethikkommission

* multizentrisch
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Arten von Studien ANHNIE L PNH eV

* Investigator-initiierte Studie (IIT)
Planung durch Klinik (oft universitar)

* Industrie-gesponsort
Zulassungsstudie
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APLASTISCHE

Medikament-Entwicklung bis zur Zulassung ™"

PRAKLINISCHE STUDIEN

physikalische und chemische Eigenschaften, Einfluss auf den Soffwechsel, k H
Wirkmechanismus e N e
Untersuchung im Labor, Tierversuche
Dauer: ca. 10 Jahre

PHASE-I-STUDIEN 20_80 Personen
Vertriglichkeit und Sicherheit, Wirkstoffaufnahme, Pharmakokinethik, Pharmakodynamik
Dauer: wenige Wochen

PHASE-II-STUDIEN _2 P r nen
Wirksamkeit im Indikationsbereich, Dosisfindung 50 OO e So e
Dauer: Wochen bis Monate

PHASE-III-STUDIEN 200-10.000 Personen

Eindeutiger Nachweis der Wirksamkeit, Vergleich mit Standardtherapie, Zulassungsstudie
Dauer: Monate bis Jahre

PHASE-IV-5TUDIEN
nach Zulassung, Nachweis sehr seltener Nebenwirkungen,
Langzeitvertraglichkeit, Therapieoptimierungsstudien
Dauer: Jahre

alle
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Rechte von Studienteilnehmern

* Freiwilligkeit der Teilnahme

* Ausfuhrliche Aufklarung tber Krankheit und
Studienablauf

e Schriftliche Patienteninformation

e Datenschutz

e Versicherungsschutz

* Rucktritt vom Einverstandnis jederzeit
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Pflichten von Studienteilnehmern ARy
 Arztlichen Anweisungen folgen
* Medikamente regelmaldig einnehmen
* Behandlungs- und Untersuchungstermine wahrnehmen
* Informationen an Studienarzt
— Nebenwirkungen und Wechselwirkungen

— Andere eingenommene Medikamente
(manche sind genehmigungspflichtig)
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Vorteile

e Partizipation an neuesten Kenntnissen in der Medizin
 Hoffnung auf bessere Therapieoptionen

* Intensivere Betreuung durch Arzt und
Studienschwester/-pfleger

* Ausfuhrlichere Untersuchungen
* Kostenlos (meistens)
* Fahrtkostenerstattung
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RiSi ke n ANAMIE&PNHel.
* Unbekannte Neben- und Wechselwirkungen
* Ausfuhrlichere Untersuchungen

* Schlechtere Therapieoption durch Randomisierung
(keine Einflussmoglichkeit)
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Ablauf

* Aufklarung Gber die Krankheit und Studie durch
Prifarzt

* Prifung der Ein- und Ausschlusskriterien
* Patienteninformation
* Einverstandniserklarung
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Patienteninformation

06.03.2021

PATIENTEN
INFORMATION

INFORMATICNSELATT UKD ENWILLGUNGSERKLARUNG ZUR TELHAHME AN EINER ELINISCHEN PROFUNG.

TIGER: Thengviapiminng b nev diqgmsssizion Philidiplia Chrosmasise] BOR. ABL posissen Pisientes s
roffiis. o wep phen dendgh Phcrr it Nibetadh A o Niltadh- s

hda I A

ORGANSATION UND VERANTWWORTLICHKET

ANDERE THERAPIEN AUSSERHALE CER STUDE

HINTERGRUND f BEDEUTUNG DER STUCIE

WER DARF AN DER STUDIE TELNE-MEN?

ZELSETUNG DER STUDEE

KCSTEN

ENTELUNG DER PATIENTE I GRUPPEN

WERSICHERUNGSSCHUTE

ABLALUF DER KLIMSCHEN STUDIE

MATTEILUNG NEVER ERKENHTNISE

WETERE WICHTIGE INFORMATIONEN 5.13 | AUSSCHEDEN ALS DER STUDE
WASEUCHE VORTELE DURCH BNE TELMAHME 15,14 | DATENSCHUTE / PROBEN AUFBENAHRUNG
NEBEMWRELNGEN DER PRUFMEDIEAMENTE 5.17 | DATESCHUTIERKLA RUNG

WETERE RISIKEN | MOGUGHE BESGHWERDEN

Priifstelle (Stemped:

EMWILLGUNGSERELARUNG
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Aktuelle Studien (AA) NAiE aPH el

« EMAA (IIT: UK Ulm) NCT02773225
Ph. lI+1ll: Patienten mit moderater AA, wo CsA notwendig ist

INN: Eltrombopag
Ulm

e REGN7257 (Regeneron) NCT04409080
IL2- Antikorper
Ph. I+1l: Patienten mit schwerer AA bei Versagen der immunsuppressiven
Therapie
Frankreich
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Aktuelle Studien (PNH 1) ANKRTE PNl

 APL2-307 (Apellis) NCT03531255
C3-Antikorper, sc, 2 x wochentlich
Ph. lll: Langzeitevaluation
INN: Pegcetacoplan
auf Einladung: Aachen, Essen, Hamburg, Ulm

e CLNP023X2201+CLNP023C12302 (Novartis) NCT03439839+NCT04558918
Faktor B, oral, 2 x taglich

Ph. lll: Patienten mit aktiver Hamolyse bzw. Anamie trotz Behandlung
INN: Iptacopan
Essen
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Aktuelle Studien (PNH 2) ANKRTE PNl

e B042161 (Roche) NCT04432584
C5-Komplementinhibitor, 1 x iv dann sc, alle 4 Wochen
Ph. lll: vorbehandelte Patienten, Vergleich mit Eculizumab
INN: Crovalimab
Aachen, Essen, Riesa, Ulm

e B042162 (Roche) NCT04434092
C5-Komplementinhibitor, 1 x iv dann sc, alle 4 Wochen
Ph. lll: 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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< Q, Suchen

National Competent Authority:

EudraCT database:

Trial results

[fummary
EudraCT Number: 2015-004998-33
Sponsor's Protocol Code Number: CAMN107ADE22T

Germany - BfArm

Clinical Trial Type: EEA CTA
Trial Status: Ongoing
Date on which this record was first entered in the 2016-03-07

index
A. PROTOCOL INFORMATION
B. N

'C. APPLICANT IDENTIFICATION
D. IMP IDENTIFICATION
D.8 INFORMATION ON PLACEBO
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E. GENERAL INFORMATION ON THE TRIAL
F. POPULATION OF TRIAL SUBIECTS
G. INVESTIGATOR NETWORKS TO BE INVOLVED IN THE TRIAL

N. REVIEW BY THE COMPETENT AUTHORITY OR ETHICS COMMITTEE IN THE COUNTRY CONCERNED

P. END OF TRIAL

Expand All Collapse All

[A. Protocol Information

=

ALl Member State Concerned Germany - BfArM
A2 EudraCT number 2015-004998-33
a3 Full title of the trial

A3.1 Title of the trial for lay people, in easily
understood, i.e. non-technical, language

rhranic muslaid lankemia

Multicenter prospective trial after first unsuccesful treatment discontinuation in chronic myeloid leukemia
estimating the efficacy of nilotinib i
tyrosine kinase inhibitors a second time

Stopping tyrosine kinase inhibitors a second time after first unsuccesful treatment discontinuation in

inducing the persistance of molecular remission after stopping
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Broschiire zu Therapiestudien

06.03.2021
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Leukdmien

Therapiestudien
in der Himato-Onkologie

»Soll ich an einer
klinischen Studie
teilnehmen? «

Ein Ratgeber fiir
Patienten mit Leukdmien
oder Lymphomen

AA und PNH - 6. Patienten- und Angehdrigenseminar, Ulm
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Vorgehensweise

* Fragen im Vorfeld Uberlegen und notieren

e Aufklarung auf mehrere Gesprache verteilen
* Nachfragen

* Angehorigen mitnehmen

e Zweite Meinung einholen

* Ausreichend Zeit nehmen

06.03.2021 AA und PNH - 6. Patienten- und Angehdérigenseminar, Ulm 24



Eyy

L
&

*

ANAMIE&PNHeJV.

Fragenkatalog

 Wie ware meine bestmaogliche Therapie, wenn ich nicht an der Studie
teilnehme?

* Welche Verbesserung gegentber dem Standard ist
moglich/wahrscheinlich?

 Was wird in der Studie gemacht?

* Welche Vorteile habe ich?

 Welche Risiken gibt es?

 Wie st die zeitliche Abfolge?

* Welche Untersuchungen werden durchgefihrt?
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Patientenbeteiligung

e 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 benotigt
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Zusammenfassung ANAMIE&PNHelV.

* Die Teilnahme an Studien bietet Vorteile fir
Patienten, kann aber auch Risiken beinhalten

* Jeder Teilnehmer sollte sich grindlich informieren,

alle Fragen mit dem Arzt besprechen und sich dann
entscheiden

e Die Studienteilnahme kann jederzeit ohne Angaben
von Grinden abgebrochen werden
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ANAMIE&PNHeV.

Vielen Dank fiir lhre Aufmerksamkeit.

Wir freuen uns auf lhre Fragen!

r.goebel@aa-pnh.de
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