Warum
klinische Studien
mit Kindern?

Eine Informationsbroschure
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NEIST &
\—Q/
zwerk Kinder- u. Jugendarzte

for klinische Studien in der
Ambulanten Padiatrie e V.

Guten Tag,
zuerst mochten wir uns kurz vorstellen:

NETSTAP e.V. ist ein gemeinnutziger Zusammenschluss
von engagierten Kinderarzten aus Klinik und Praxis in ganz
Deutschland. Wir mochten die medizinische Versorgung und die
medikamentose Therapie von Kindern und Jugendlichen besser
und sicherer machen.

Durch NETSTAP (das heif3t ausgeschrieben: Netzwerk Kinder- u.
Jugendarzte fur klinische Studien in der Ambulanten Padiatrie)
werden Arzte und Medizinische Fachangestellte (Study Nurses)
besonders gut fur den Umgang mit Kindern und Jugendlichen in
klinischen Studien vorbereitet. Wir von NETSTAP machen
uns viele Gedanken Uuber sichere und zukunftsweisende
Therapieverfahren.

Die meisten Erkrankungen im Kindesalter werden heute
ambulant behandelt, Klinikaufenthalte werden bei Kindern
immer kurzer und seltener. Um die Wirksamkeit und
Sicherheit bereits bewahrter oder neuer Behandlungs-
verfahren und Medikamente Uberprifen oder vergleichen zu
konnen, muss klinische Forschung auch in unseren Praxen
und Ambulanzen stattfinden. Darum sind wir im Interesse von
Ihren Kindern und Jugendlichen bemuht und bitten um Ihre
Mithilfe. Weitere Informationen gibt es auch auf unserer
Homepage unter: www.netstap.de.



Liebe Studieninteressierte,

als erster Vorsitzender des gemeinnutzigen
Vereins NETSTAP freue ich mich,
Ihnen und euch unsere aktualisierte
Info-Broschiire  vorstellen zu kdnnen.
Wir mochten |hnen/euch mit diesem
kleinen Heftchen einen Uberblick
geben, was klinische Studien darstellen
und wozu sie eigentlich da sind.

Wir — das sind fast 100 Kinder- und Jugendarzte in ganz
Deutschland, die diesem Verein angehdéren und sich fur
qualifizierte Studien einsetzen - beantworten |hnen/
euch hier, warum wir klinische Studien brauchen und
stellen gleichzeitig sicher, dass Kinder bzw. Jugendliche,
die an Studien teilnehmen, nicht unnotigen
Untersuchungen ausgesetzt werden.

Ich hoffe, Ihr/euer Interesse und Verstandnis fur Studien zu
wecken und winsche viel Spal beim Lesen,

Prof. Dr. med. Albrecht Bufe
Bochum



Was ist eine klinische Studie?

In einer klinischen Studie priifen Arzte und Patienten gemeinsam
eine Methode, um eine Krankheit zu erkennen oder zu behandeln.
Es kann dabei z. B. um eine neue Operationstechnik, neue
Impfstoffe oder die Behandlung mit Medikamenten gehen.

Der Begriff ,klinische Studie® bedeutet nicht, dass die Unter-
suchung in der Klinik durchgefuhrt werden muss, sondern
dass die Methode am Menschen angewendet wird. Klinische
Studien mit z.B. eventuell neuen Medikamenten durfen erst im



Anschluss an umfangreiche Voruntersuchungen im Labor oder
Tierversuch erfolgen, um die groRtmoéglichste Sicherheit fur den
Studienteilnehmer zu gewabhrleisten.

Immer muss zum Schutz des Teilnehmers die Studie durch eine
unabhangige Ethikkommission genehmigt werden, bei Kindern
gelten hier besonders strenge Vorschriften. Alle klinischen
Studien werden nach international gultigen Richtlinien
durchgefuhrt, behordlich geprift und Gberwacht. Dabei werden
anhand von geeigneten Unterlagen noch einmal Wirksamkeit,
Unbedenklichkeit und Qualitat des Arzneimittels ermittelt.
Ebenso interessiert die Qualifikation und Erfahrung der
Prifarzte sowie die Eignung der Klinik oder Arztpraxis (strenge
Qualitatskriterien). - Sie sehen: bevor |hr Arzt Sie Uberhaupt zu
einer klinischen Studie einladen kann, ist diese bereits von
mehreren Institutionen kritisch gepriuft und genehmigt worden.

Wie ist der Ablauf einer klinischen Studie?

Ein neues Medikament muss 3 Testphasen durchlaufen haben,
bevor es in der Apotheke allgemein zur Verfligung stehen kann.
Nach der Zulassung werden oft in einer 4. Testphase noch
weitere Daten Uber Wechselwirkungen und Vertraglichkeit
gesammelt. In diesen insgesamt 4 Testphasen werden also die
Wirksamkeit, Dosierung, Sicherheit und Vertraglichkeit
schrittweise an einer steigenden Anzahl von
Studienteilnehmern (Probanden) untersucht. Dabei hat die
Sicherheit der Kinder hochste Prioritat.



Wie werden klinische
Studien durchgefihrt?

Studien sollen konkrete Fragen beantworten. Je nach Fragestel-
lung kann der Aufbau einer Studie sehr unterschiedlich sein. Die
Schwierigkeit besteht meist darin, die Wirkung eines Medikamentes
von anderen Einflissen abzugrenzen. Die Uberzeugungskraft
des Arztes, der feste Glaube an das neue Medikament seitens
des Teilnehmers, die Schwere der zu behandelnden Krankheit,
das Alter, das Geschlecht, die Lebensbedingungen oder einfach
Selbstheilungskrafte des Korpers kdnnen alle an der Genesung
mitwirken.



Um eine Studie also von den genannten Einflissen so unabhan -
gig wie mdglich zu machen, missen mehrere Schritte bei der
Gestaltung einer Studie eingehalten werden:

Zunachst werden mindestens zwei Behandlungsgruppen
gebildet. Die eine Gruppe erhalt die neue Behandlung (z.B. das
neue Arzneimittel), wahrend die andere Gruppe zum Vergleich
(Kontrollgruppe) eine bereits erprobte Behandlung bekommt.

Um die Studienteilnehmer jetzt gleich und frei von den oben
genannten Einflissen auf beide Gruppen verteilen zu kdnnen,
werden die Probanden zunachst alle nach gleichen Kriterien
ausgesucht (sogenannte Ein- und Ausschlusskriterien) und dann
durch Losverfahren (Randomisierung) zufallig den Gruppen
zugeordnet. Damit werden die Studiengruppen unabhangig und
in etwa gleichmafig durchmischt.

Ein weiterer Weg, Storfaktoren auszuschlieen, kann durch
VERBLINDUNG erreicht werden. Verblindung bedeutet, dass
es fur den Patienten nicht ersichtlich ist, welche der beiden
Behandlungen ihm verabreicht wird.

In einer ,einfach verblindeten® Studie wird nur dem Patienten
nicht mitgeteilt, welcher Behandlungsgruppe er angehort. In
einer ,doppelt verblindeten” Studie kennt auch der NETSTAP-
Prifarzt die Zuordnung nicht. Damit kann auch er personlich
weder bewusst noch unbewusst die Studie beeinflussen. Wenn
keine bewahrte Behandlungsmethode zur Verfigung steht oder
man wissen mochte, ob die neue Behandlung Uberhaupt
wirkt, kann man der Kontrollgruppe ein Scheinmedikament, das



sogenannte PLACEBO verabreichen. Placebos enthalten alle
Zusatzstoffe eines Medikaments aulRer dem Wirkstoff und sind
damit nach den Regeln der Naturwissenschaft nicht wirksam.

Zusammengenommen spricht man jetzt von einer randomisierten,
doppelblind-placebo-kontrollierten klinischen Studie. Jetzt wird Klar,
warum nicht alle Patienten einer Studie die gleiche Behandlung
erhalten. Nicht jeder Patient wird das neue Medikament bekommen
kénnen, von dem er sich vielleicht die bestmdgliche Behandlung
erhofft.

Durch all diese Verfahren wird die Aussagekraft einer Studie deutlich
erhoht. Erst nach der Studienauswertung werden die Arzte und
Patienten informiert, welche Behandlung durchgefuhrt wurde.

Warum sind Studien mit Kindern notwendig?

Oft bekommen Kinder Arzneimittel, die nur fur Erwachsene gepruft
und zugelassen sind. Dies ist eine unbefriedigende Notldésung,
denn Kinder sind keine kleinen Erwachsenen, bei denen man
einfach die Dosis vermindern kann. Je jinger ein Kind ist, um
so mehr unterscheiden sich die Reaktionen auf das Arzneimittel
von denen des Erwachsenen. Zusatzlich kommen bestimmte
Erkrankungen nur im Kindesalter vor bzw. haben einen anderen
Verlauf. AuRerdem mussen die Arzneimittel kindgerecht zubereitet
werden (Safte, Geschmack, Zapfchen usw.). Aus diesen Griinden
ist es unbedingt erforderlich, dass alle Arzneimittel fur Kinder auch
speziell bei Kindern der entsprechenden Altersgruppe
ausfuhrlich geprift werden. Dies ist sogar gemall dem
aktuellen deutschen Arzneimittelrecht vorgeschrieben.



Wie wird das Kind bei
klinischen Studien geschutzi?

Der Schutz der Studienpatienten wird durch zahlreiche
Gesetze und Vorschriften, die von allen Beteiligten jederzeit
strengstens befolgt werden mussen, sichergestellt.

Bei Kindern und Jugendlichen unter 18 Jahren gelten fur
Studien zusatzliche Schutzbestimmungen. So mussen die
Belastungen von kranken Minderjahrigen so gering wie moglich
sein. Wenn ein Kind alt genug ist, um zu verstehen, was eine
klinische Studie ist, muss es altersgerecht aufgeklart werden.
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Ihr NETSTAP-Arzt wird auch wahrend der Studie immer die
Sicherheit lhres Kindes im Auge behalten und kann jederzeit
in Erfahrung bringen, welcher Behandlungsgruppe |hr Kind
zugeordnetist, wenn dies fur die Gesundheit Ihres Kindes wichtig
ist. Durch diese vorzeitige Entblindung sind die im Rahmen der
Studie bei Ihrem Kind erhobenen Daten nur eingeschrankt fur
die Studie verwertbar.

Wer darf an einer Studie teilnehmen?

Im Studienprotokoll ist jeweils festgelegt, welche personlichen
Merkmale (z.B. Alter, Geschlecht) ein Kind bei der Aufnahme
in eine Studie mitbringen muss. Nur wenn diese zuvor
festgelegten Einschlusskriterien erflillt sind, kann ein Kind an
der Studie teilnehmen. Es gibt aber auch
Ausschlusskriterien (z.B. Vorerkrankungen, auffallige
Laborwerte, Medikamenteneinnahme), die eine Studien-
teilnahme nicht erlauben.

Worauf sollten Sie achten?

Wenn Sie und Ihr Kind Interesse an einer klinischen Studie haben,
bekommen Sie von dem Prifarzt eine Patienteninformationsschrift,
die Uber die einzelne Studie genau informiert. Zusatzlich wird der
Prufarzt ausfihrlich mit Ihnen Uber die Studie sprechen. Wenn
Sie etwas nicht verstanden haben, scheuen Sie sich nicht, bei
Ihrem NETSTAP-Arzt nachzufragen, so lange bis alles klar ist.



Denn wenn Sie sich entschlielRen, an einer klinischen Studie
teilzunehmen, sollten Sie:

» z.B. die Einnahmevorschriften kennen

» alle Fragen nach dem Befinden offen und wahrheitsgemaf
beantworten

* Veranderungen, die Sie an ihrem Kind bemerken, sofort dem
Arzt mitteilen, auch wenn dieser nicht direkt danach fragt

* Fragebodgen und Kalender, die Ihnen mitgegeben wurden,
vollstandig und genau fuhren

+ alles so machen, wie der Arzt es Ihnen gesagt hat, dies ist fur
die Sicherheit Ihres Kindes und die Auswertung der Ergebnisse
sehr wichtig.

Wichtig: Studienteilnehmer haben jederzeit und ohne Angabe von
Grunden die Moglichkeit, eine klinische Studie abzubrechen. Durch
die erforderliche Unterschrift zu Beginn der Studie bestatigen Sie
lediglich, dass Sie sich Uber die Studie ausreichend informiert
sehen und geben |hr grundsatzliches Einverstandnis. Kommen
Ihnen im Verlauf der Studie Zweifel an der Teilnahme, sollten Sie
diese zunachst offen mit Inrem NETSTAP-Prifarzt besprechen.
Mochten Sie nicht weiter an der Studie teilnehmen, wird er Ihnen
mitteilen, ob Sie einfach z.B. mit der Medikamentengabe aufhéren
kénnen oder welches Ersatzmedikament zu empfehlen ist.
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Wie ist das Kind versichert?

Im Rahmen einer klinischen Studie wird extra eine Teilnehmer-
Versicherung von dem Initiator (meist Arzneimittelhersteller) der
Studie abgeschlossen. Dazu besteht eine gesetzliche Verpflichtung.
Damit soll eine Entschadigung gewahrleistet sein, falls ein Teilnehmer
im Verlauf einer Studie oder in der Nachbeobachtungszeit wider
Erwarten trotz aller VorsichtsmalRnahmen eine durch die Studie
bedingte gesundheitliche Schadigung erleidet.



Welche Vorteile haben Sie durch die klinische
Studie?

Die Patienten erfahren wahrend der Studie eine ausgezeichnete
medizinische Betreuung:

* in bestimmten Zeitabstanden erfolgen zusatzliche arztliche
Untersuchungen,

* moglicherweise auch mit zusatzlichen kostenlosen Labor-
untersuchungen

e der Arzt kann sich mehr Zeit fir das Kind nehmen als im
Routinealltag

* |hr Kind wird evtl. schon friher als andere mit einem Medikament
behandelt, das den neuesten medizinischen Erkenntnissen
entspricht.

Es ist uns wichtig, dass Sie verstehen, warum wir im Interesse
von Kindern und Jugendlichen immer wieder Studien in dieser
Altersklasse durchfihren missen. Diese Untersuchungen werden
mit hohem Aufwand und besonderer Vorsicht durchgefuhrt.
Wir wollen damit fur lhre Kinder und Jugendlichen gesicherte
und zukunftsweisende Behandlungen ermdoglichen und treten
dafur ein, nur solche Untersuchungen zu begleiten, die fur
konkrete medizinische Anwendungen notwendig sind. Es ist
uns auch wichtig zu verdeutlichen, dass wir bei diesen
Studien auf das Verstandnis und die Mitarbeit von Eltern
und Kindern angewiesen sind.
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Wir hoffen, Ihnen mit diesem Info-Heft einige Antworten gegeben
zu haben. Bei weiteren Fragen kdnnen Sie sich jederzeit an Ihren
NETSTAP-Kinderarzt oder an unsere Zentrale wenden:

NETSTAP e.V.
z. Hd. Eike Stockmann

Nedderste Kamp 7
21256 Handeloh

Tel: 04188 - 444 34 58
Fax: 04188 - 444 34 65

Email: estoeckmann-netstap@uminfo.de

www.netstap.de
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Warum
klinische Studien
mit Kindern?

Was ist eine klinische Studie?

Wie werden sie durchgefiihrt?
Warum sind Studien fiir Kinder notwendig?
Wie wird das Kind geschiitzt?

Auf diese und weitere Fragen mdchten wir, das Netzwerk
Kinder- u. Jugendarzte fur klinische Studien in der

Ambulanten P&adiatrie, Ihnen Antworten geben.

In dieser Broschire wird erlautert, was die
Teilnahme an einer klinischen Studie flr Kinder
und Eltern bedeutet.





