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Was Sie wissen sollten
wenn Sie an einer klinischen Studie
teilnehmen mochten.

Ein Zusammenfassung fiir Menschen mit einer
Riickenmarksverletzung, ihre Familien, Freunde und Betreuer.
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Was Sie wissen sollten

Experimentelle Therapien fiir Riickenmarksverletzungen:
Was Sie wissen sollten, wenn Sie an einer klinischen Studie

teilnehmen mochten.

Nach einer Riickenmarksverletzung héren Patienten
haufig, dass es keine Behandlungsmethode

derzeit gibt, um den Schaden am Riickenmark zu
heilen. Dies ist nach wie vor richtig, und haufig

zielt eine solche Aussage auch darauf ab, den
betroffenen Personen klar zu machen, dass ihre
ganze Konzentration der Rehabilitation gelten muss,
anstatt auf eine wundersame Heilung zu warten.
Obwohl eine umfassende Heilung in der Tat noch
nicht moglich ist, sind der Riickenmarksforschung
grof3e Fortschritte gelungen, und es zeichnen sich
neue Behandlungsmethoden zur Verbesserung

von funktionellen Mechanismen bei Menschen

mit Riickenmarksverletzungen ab (eine Liste

mit potenziellen Therapieansdtzen, die derzeit
untersucht werden, finden Sie im Haupttext dieser
Broschiire).

Damit diese neuen Behandlungsmethoden vom
Labor in den klinischen Alltag gelangen, miissen sie
sogenannte klinische Studien durchlaufen. Diese
Broschiire bietet Ihnen Hilfestellung, wenn Sie die
Teilnahme an einer solchen klinischen Studie in
Erwdgung ziehen.

Warum sind klinische Studien notwendig?

Es kann {iberraschend schwierig sein herauszufinden,
ob eine Behandlungsmethode sicher und wirksam

ist. Patienten glauben haufig, dass die Besserung
ihres Zustands auf eine neue Behandlungsmethode
zuriickzufiihren ist, doch oftmals ist die Ursache fiir die
Verbesserung nicht in der neuen Therapie zu finden. Es
gibt zwei wesentliche Probleme:

Die spontane Erholung. Unmittelbar nach einer
Riickenmarksverletzung sind die Patienten haufig
vollstandig gelahmt. Ein Grofteil der betroffenen
Personen erholt sich in einem gewissen Maf3e
wahrend der Standard Behandlung im Krankenhaus
(operative und medizinische Behandlung), und

mit etwas Gliick erleben einige wenige Patienten
sogar eine dramatische, spontane Verbesserung bis
eventuell hin zu einem fast normalen Zustand. Die
Erholungschancen sind in den ersten drei Monaten

am grofiten, jedoch kann die Erholungsphase ein Jahr
oder auch langer dauern. Es ldsst sich nur sehr schwer
feststellen, ob die Zustandsverbesserung der Patienten
auf diese spontane Erholung zuriickzufiihren oder

das Ergebnis einer experimentellen Behandlung ist,

insbesondere wenn die Behandlung sehr bald nach der
Schadigung erfolgte. Der Placebo-Effekt. Menschen

mit einer Riickenmarksverletzung klammern sich an
jeden Strohhalm. Nach einer Behandlung neigen sie

— getrieben von Glaube und Hoffnung — dazu, eine
scheinbare Verbesserung ihres Zustandes anzuzeigen.
In klinischen Studien berichten Patienten, die eine
Schein- oder Placebo-Behandlung bekommen haben,
haufig eine Verbesserung ihres Zustandes und diese
Verbesserung kann fast so gross sein wie bei Patienten,
die eine experimentelle (manchmal auch aktiv
genannte) Therapie erhalten haben.

Ohne Durchfiihrung einer
ordnungsgemdfien klinischen
Studie besteht die Gefahr,
dass nicht wirksame oder

gar schédliche Therapien

in den normalen klinischen
Versorgungsprozess
aufgenommen werden.
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Warum sollten Sie lhre Entscheidung, an einer klinischen Studie
teilzunehmen, kritisch bedenken?

Menschen mit einer Riickenmarksverletzung klammern
sich verstandlicherweise an jeden Strohhalm.
Wissenschaftler arbeiten mit ihrer ganzen Kraft dran,
neue Behandlungsmethoden zu entwickeln und es ist ihr
groftes Ziel, dass die von ihnen entwickelten Therapien
den von einer Riickenmarksverletzung betroffenen
Menschen so schnell wie moglich zuteil werden. Die
Versuchung, den kiirzesten Weg zu gehen, ist fiir
beide Gruppen sehr grof. Die absolute Mehrheit
der klinischen Studien ist gut geplant und wird
sorgfaltig durchgefiihrt. Es gibt jedoch auch
Studien, die man besser meiden sollte. Diese
Broschiire und das umfassendere ICCP-
Begleitdokument sollen Ihnen dabei helfen
herauszufinden, ob eine klinische Studie
vertrauenswiirdig ist.

Eine vertrauenswiirdige klinische Studie priift

eine Behandlungsmethode erst nach Abschluss einer
tierexperimentellen Phase, bei der eine liberzeugende
und wiederholbare Wirkung erzielt wurde. Auf Basis einer
sorgfdltigen Studienplanung erhilt eine Patientengruppe
zum Vergleich zusatzlich die experimentelle Behandlung
wahrend eine zweite Gruppe keine bzw. nur eine
Scheinbehandlung (Placebo-Behandlung) bekommt.

Experimentelle Therapien, die angeboten werden,
ohne eine Studie komplett durchlaufen zu haben.

Es kann vorkommen, dass Patienten potenzielle
Behandlungsmethoden angeboten werden von Arzten,
die fest an den Erfolg der jeweiligen Therapie glauben.
Ohne eine klinische Studie, in der die Wirksamkeit
einer Behandlungsmethode mit einer Kontrollgruppe

é
e

verglichen wird, die eine Schein(Placebo) behandlung
erhdlt, ist es jedoch nahezu unmoglich festzustellen, ob
eine Therapie wirklich wirksam ist.

Therapien, die aus Griinden der materiellen
Bereicherung angeboten werden. Da wo Patienten
verzweifelt auf eine Heilung warten und zu allem
bereit sind sich auch teuren, von Krankenkassen nicht
versicherten Behandlungen zu unterziehen, werden
von dubidsen Organisationen all zu oft nicht
zugelassene Therapien angeboten.
Sie sollten fiir eine explizit im Rahmen
einer klinischen Studie durchgefiihrten
Behandlung nichts bezahlen miissen.
Ihre Krankenversicherung sollte
die Leistungen fiir die medizinische
Standardbehandlung tragen.

Die Entwicklung von neuen

Therapieformen fiir Patienten mit einer
Riickenmarksverletzung zahlt zu den schwierigsten
Vorhaben in der Medizin. Die Chancen, dass eine
vorzeitig angebotene Therapie, die keine sorgfiltig
geplante klinische Studie komplett durchlaufen hat,
Heilung bietet, sind sehr gering. Weitaus grof3er ist
die Wahrscheinlichkeit, dass eine solche Therapie
wirkungslos bleibt oder gar schadlich ist. Wir empfehlen
daher dringend, dass Sie nur an ordnungsgemaf
geplanten und durchgefiihrten klinischen Studien zu
Behandlungsmethoden teilnehmen, deren Wirksamkeit
in tierexperimentellen Untersuchungen {iberzeugend
nachgewiesen wurde.

Wie ist der Ablauf einer klinischen Studie?

Damit sich eine Therapie fiir die Anwendung bei
menschlichen Patienten qualifiziert, muss sie drei
Stufen, sogenannte klinische Studienphasen,
durchlaufen. [siehe Kapitel 4]

Phase 1: Hier wird die Vertraglichkeit bzw. Sicherheit der
Therapie festgestellt. Es wird nur eine relative kleine Zahl
von Patienten behandelt, normalerweise zwischen 20
und 8o Personen, und iiblicherweise auch zunachst nur
mit einer niedrigen Dosierung, um festzustellen, ob es
Nebenwirkungen gibt.

Phase 2: Hier sollten beim Vergleich von behandelten
Patienten mit einer Kontrollgruppe positive Effekte der
Therapie zu beobachten sein.

Wurde Phase 2 erfolgreich abgeschlossen, dann erfolgt
die Genehmigung fiir Phase 3. In dieser Phase erhalt

eine grof3e Zahl von Patienten, normalerweise in
verschiedenen Kliniken, die experimentelle Therapie
bzw. eine Kontrolltherapie. Wenn die Therapie —
normalerweise in zwei separaten Phase-3-Studien — eine
eindeutige Wirksamkeit ohne ernste Nebenwirkungen
zeigt, erhdlt sie von der zustdandigen Aufsichtsbehdrde
die klinische Zulassung.

Studiendesign: Der Kernpunkt der meisten klinischen
Studien ist der Vergleich einer Patientengruppe, die

die aktive (experimentelle) Therapie erhalt, mit einer
Kontrollgruppe, die entweder nicht behandelt wird oder
eine inaktive Placebo-Behandlung bekommt. Lediglich
bei einer Art von Studie ist dies nicht der Fall und zwar
wenn Patienten, deren Zustand sehr stabil ist (d. h. 1
Jahr oder langer nach der Riickenmarksschadigung),
als ihre eigene Kontrollgruppe fungieren. Es wird also
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gepriift, ob sich ihr Zustand nach Anwendung der
Behandlung im Vergleich zu ihren friiheren Fahigkeiten
verbessert. Beim Vergleich der Auswirkungen einer
Therapie auf die Behandlungsgruppe mit dem Ergebnis
der Kontrollgruppe sollte sichergestellt sein, dass die
auswertenden Personen nicht wissen, ob es sich bei
der angewandten Therapie um eine aktive Behandlung
oder eine Scheinbehandlung gehandelt hat (auch
,»Verblindung“ genannt). In einigen Studien werden auch
die Patienten verblindet was ihr Zugehorigkeit zu der
einen oder anderen Gruppe anbelangt, wobei diese Art
der Verblindung bei Riickenmarkstherapien, die einen
chirurgischen Eingriff erfordern, oftmals nur schwer zu
realisieren ist.

Welche Auswirkung hat die Teilnahme an einer
klinischen Studie fiir Sie? Vor Aufnahme in eine
klinische Studie muss jeder Teilnehmer eine
Einwilligungserkldrung unterzeichnen. Wenn die
Behandlung sehr schnell nach der Schadigung des
Riickenmarks erfolgen soll, kann es
unter Umstanden sein, dass der Patient
bewusstseinsgetriibt oder bewusstlos
ist, sodass die Familie des Patienten
ihre Einwilligung an seiner statt geben
muss. Nicht alle Patienten qualifizieren
sich fiir eine klinische Studie, da ein
Grof3teil der Studien nur bestimmte
Patientengruppen mit einer bestimmten
Art der Verletzung aufnimmt. Die Teilnahme an einer
Studie unterliegt zudem immer bestimmten Kriterien,
denn wenn die Patienten zu unterschiedlich sind, ist es
nahezu unmoglich herauszufinden, ob eine Therapie
wirksam ist. Nach Aufnahme in eine klinische Studie
werden die Patienten im Zufallsprinzip entweder
der Behandlungs- oder der Kontrollgruppe zugeteilt.
Nach oder wahrend der Therapie wird es haufige
Nachuntersuchungen geben, fiir die eine Anwesenheit in
der Klinik erforderlich ist. Diese Untersuchungen kénnen
eine vollstandige korperliche Untersuchung, Bluttests
und Test zur Ausiibung von Aktivitdaten des taglichen

Lebens umfassen, wodurch eine Beurteilung der
Funktionsfahigkeit des Riickenmarks moglich ist. Diese
Besuche in der Klinik sollten fiir Sie kostenfrei sein.

Was passiert, wenn Sie der Kontrollgruppe zugeteilt
werden?

Die meisten Patienten wiirden es selbstverstandlich
bevorzugen, die aktive Behandlung zu erhalten.

Wie bereits oben erwdhnt, ist es jedoch unmoglich
festzustellen, ob eine Behandlung wirklich greift, ohne
dass Vergleiche mit Patienten einer Kontrollgruppe
(Vergleich Standardbehandlung zur experimentellen
Behandlung) angestellt werden. Sollte die Therapie
durch einen ungliicklichen Umstand unerwiinschte
Nebenwirkungen haben, kann es auch ein Vorteil sein,
der Kontrollgruppe anzugehoren. Alle Patienten, die
an einer klinischen Studie teilnehmen, sollten von

der Teilnahme profitieren, indem sie in jedem Fall

die bestmdogliche Standardversorgung erhalten. Die
zustindigen Arzte sollten Ihnen erklaeren koennen,
was fuer Moglichkeiten fuer die Teilnehmern der
Kontrollgruppe nach Abschluss der Studie bestehen..
Die schnelle Aufnahme in eine zweite Studie kann
manchmal eine Moglichkeit sein oder der Teilnehmer
erhdlt eine bestimmte zugelassene Behandlung. Sollte
diesbeziiglich Unklarheit bestehen, dann sollten Sie
nachfragen.

Was sollten Sie nach Abschluss der klinischen Studie
erwarten? Es ist sehr unwahrscheinlich, dass Sie am
Ende einer klinischen Studie vollstdandig geheilt sind.
Konnten Sie dann an einer weiteren Studie teilnehmen?
Bei einigen klinischen Studien kann es sein, dass nach
den Einschlusskriterien Patienten ausgeschlossen sind,
die bereits mit bestimmten experimentellen Therapien
behandelt worden sind. Weitere Informationen zu
diesem Thema finden Sie im Haupttext dieser Broschiire.
Ebenso konnen Sie Ihre diesbeziiglichen Fragen mit
den Personen besprechen, die fiir die Durchfiihrung der
klinischen Studie verantwortlich sind.

Es wird lhnen angeboten an einer klinischen Studie
teilzunehmen. Woran kénnen Sie lhre Entscheidung ausrichten?

Vor Teilnahme an einer Studie miissen Sie oder Ihre Familie
eine Einwilligungserkldarung abgeben. [siehe Kapitel 5]. Im
Folgenden sind einige Punkte aufgelistet, von denen Sie
sich vorab {iberzeugen sollten.

Experimentelle Nachweise, dass die Behandlung wirksam
ist. Jede Behandlung, die klinisch gepriift wird, sollte zuvor
an Tieren mit Riickenmarksverletzungen getestet worden
sein und dabei eine deutliche Zustandsverbesserung

ohne toxische Nebenwirkungen erzielt haben. Dabei ist
wichtig, dass diese positiven Ergebnisse verdffentlicht und
von anderen Wissenschaftlern bewertet wurden. Zudem

sollten sie von unabhdngigen Labors erfolgreich wiederholt
worden sein und den Verletzungsarten beim Menschen
entsprechen. Auf Nachfrage sollten Sie einen detaillierten
Bericht diesbeziiglich bekommen. [siehe Kapitel 4]

Nachweise, dass die Behandlung sicher und vertrdglich
ist. Vor Anwendung bei menschlichen Patienten sollte
jede Behandlung eine Reihe von Vertraglichkeitstests
durchlaufen haben. Dies kann bereits in Phase 1 oder 2
getestet worden sein.

Studiendesign. Sie sollten genau wissen, ob Sie an einer
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Studie in Phase 1, 2 oder 3 teilnehmen. Die Studie sollte
zudem bei der zustandigen Aufsichtsbehorde registriert
sein. In einer sorgfiltig durchgefiihrten Phase-2- oder
Phase-3-Studie gibt es eine Behandlungs- (Standard plus
experimentelle Behandlung) und eine Kontrollgruppe
(Standard plus Placebo Behandlung) und die Patienten
werden im Zufallsprinzip der einen oder der anderen
Gruppe zugeteilt. Es sollte sichergestellt sein, dass

die auswertenden Personen ,,blind“ sind was lhre

Wo konnen Sie sich informieren?

Sie haben eine Reihe von Méglichkeiten:

e Es gibt gute Internetseiten von verschiedenen
Organisationen, die sich mit
Riickenmarksverletzungen beschéftigen und
Mitglied der ICCP sind (siehe Seite 39). Sie kénnen
diese Stiftungen direkt kontaktieren und sich
dort informieren. Oftmals werden Sie es dabei
mit Menschen zu tun haben, die selbst eine
Riickenmarksverletzung erlitten haben. Auch einige
staatliche Forschungseinrichtungen stellen auf ihren
Internetseiten niitzliche Informationen zur Verfiigung
(z. B. die National Institutes for Health in den USA).

¢ Riickenmarkforscher stehen im Allgemeinen gern
mit ihrem professionellen Rat zur Seite, wenn man
sie darum bittet. Am besten nehmen Sie per E-
Mail Kontakt auf. Die Namen von entsprechenden
Forschern erhalten Sie von den Stiftungen.

¢ Die meisten Patienten haben einen Hausarzt, der
entweder selbst beratend tatig werden kann oder
aber wei3, an wen man sich wenden sollte.

e Lesen Sie weiter: Im Haupttext der Broschiire finden
Sie viele detaillierte Informationen zu den Themen,
die in dieser Kurzdarstellung angeschnitten

Internetseiten der ICCP Mitgliedsorganisationen:
Christopher Reeve Foundation: www.christopherreeve.org

Zugehorigkeit zur Behandlungs- oder Kontrollgruppe
anbelangt. Nach der Behandlung ist fiir einen Zeitraum
von oftmals bis zu einem Jahr nach der Therapie eine
Reihe von Nachuntersuchungen in der zustandigen
Klinik notig. Diese Nachuntersuchungen sollten fiir Sie
kostenfrei sein. Am Ende der Studie sollte es eine klare
Regelung geben, was Patienten aus der Behandlungs-
und auch der Kontrollgruppe an Méglichkeiten
angeboten wird.

wurden. Wir beginnen mit einem Uberblick {iber

die ASIA-Skala und die spontane Erholung und
analysieren im Weiteren die Risiken einer nicht
zugelassenen Therapie. Wir untersuchen detailliert
den Aufbau einer klinischen Studie, von Phase 1 bis
Phase 4, sowie alles Wesentliche zu den Themen
Studiendesign und praklinische Studien. Ethische
Grundsétze bei der Durchfiihrung klinischer Studien,
Befangenheit, Kontrollen bzw. Kontrollgruppen und
die Bedeutung der Einwilligungserklarung werden
ebenfalls besprochen. Wir diskutieren einige der
Skalen, mithilfe deren der funktionelle Nutzen einer
Therapie gemessen werden kann und zeigen einige
der moglichen Bedenken im Hinblick auf die erneute
Teilnahme an einer klinischen Studie auf. Dariiber
hinaus stellen wir Ihnen einige experimentelle
Therapieansatze fiir Riickenmarksverletzungen vor,
die derzeit erforscht werden. Und schlie3lich finden
Sie in dieser Broschiire einen Katalog von Fragen,
die Sie im Falle einer Einladung zur Teilnahme an
einer klinischen Studie dem zustandigen Arzt stellen
sollten. Diese Checkliste soll Ihnen helfen, die
richtige Entscheidung zu treffen.

Institut pour la Recherche sur la Moélle épiniére et ’Encéphale: www.irme.org

International Spinal Research Trust: www.spinal-research.org

Fondation internationale pour la recherche en paraplégie: www.irp.ch

Japan Spinal Cord Foundation: www.jscf.org

Miami Project to Cure Paralysis: www.themiamiproject.org
Neil Sachse Foundation: www.nsf.org.au

Paralyzed Veterans of America: www.pva.org

Rick Hansen Foundation: www.rickhansen.com

Spinal Cure Australia: www.spinalcure.org.au

Wings for Life: www.wingsforlife.com




Was Sie wissen sollten

Teilnahme an einer klinischen Studie entschlief3en? (nre
Teilnahme-Checkliste)

Folgende Fragen sollten Sie im Falle einer Einladung zur Teilnahme an einer klinischen Studie am Menschen dem
zustandigen Arzt stellen. Mit dieser Checkliste méchten wir Ihnen helfen, die richtige Entscheidung zu treffen.

1. Sicherheit Yes | No Additional in-depth information

a. Birgt die Teilnahme an dieser experimentelle
Therapie Risiken hinsichtlich der
Sicherheit/Vertraglichkeit?

b. Kdnnte sich mein Zustand oder meine
Gesundheit nach der experimentellen Therapie
verschlechtern?

c. Falls ja, kdnnen Sie die moglichen Risiken dieser
experimentellen Therapie beschreiben?

2. Mégliche Vorteile

a. Kdnnen Sie die moglichen Vorteile dieser
experimentellen Therapie fiir mich beschreiben?

b. Kénnen Sie den maximal moglichen
Erholungsgrad nach der experimentellen Therapie
beschreiben?

c. Konnen Sie beschreiben, wie ein moglicher
Nutzen der Therapie gemessen wird?

d. Ist diese Ergebnismessung ein prdzises und
messempfindliches Instrument zur Bewertung der
Therapie?

3. Préklinische Untersuchungen

a. Kdnnen Sie die praklinischen Untersuchungen
beschreiben, die belegen, dass diese
experimentelle Therapie nutzbringend ist (d. h. bei
Tieren mit Riickenmarksverletzungen)?

b. Wurden diese Erkenntnisse von
einer unabhangigen Instanz mit einem
Wiederholungsexperiment bestatigt?

c. Falls ja, sind sich die Wissenschaftler einig, dass
diese Therapie der Erreichung eines anerkannten
therapeutischen Ziels fiir die Verbesserung meiner
funktionellen Fahigkeiten dient?

d. Gibt es diesbeziiglich abweichende Meinungen
und rechtfertigen diese Argumente ggf. eine
Nichtweiterfiihrung der Therapie?
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4. Studienprotokoll Yes | No Additional in-depth information

a. Ist diese Studie am Menschen als offizielle
klinische Priifung bei der entsprechenden
Aufsichtsbehdrde angemeldet?

b. Konnen Sie beschreiben, in welche klinische
Studienphase diese spezielle Studie am Menschen fallt?

c. Wird diese Studie mit einer Kontrollgruppe
durchgefiihrt?

d. Konnte ich ggf. im Zufallsprinzip dieser
Kontrollgruppe zugeordnet werden?

e. Konnen Sie mir sagen, iiber welchen Zeitraum
hinweg ich auf eine Ergebnisverdnderung hin
untersucht werde?

f. Werde ich verblindet hinsichtlich der Behandlung,
die ich erhalte (experimentelle Behandlung oder
Kontrollbehandlung)?

g. Werden die priifenden Arzte verblindet hinsichtlich
der Behandlung, die ich erhalten habe?

5. Teilnahme an anderen Studien

a. Wird durch die Teilnahme an dieser klinischen
Studie meine Teilnahme an anderen klinischen
Studien zu Riickenmarksverletzungen ggf.
eingeschrankt?

b. Sollte ich der Kontrollgruppe zugeordnet werden
und sollte die experimentelle Therapie im Rahmen
der klinischen Studie als wirksam fiir meine Art der
Riickenmarksverletzung bestatigt werden, habe ich
dann spater Anspruch auf diese Behandlung?

6. Bezahlung und Kosten

a. Muss ich fiir die Therapie bezahlen?

b. Fallen im Rahmen meiner Teilnahme an dieser
Studie irgendwelche anderen Kosten an?

c. Werde ich fiir die Auslagen, die ich aufgrund
der Teilnahme an dieser Studie habe, entschadigt
(z. B. Reisekosten zum Priifzentrum fiir
Nachfolgeuntersuchungen)?

7. Unabhdngige Beurteilung der Therapie und der Priifer|

a. Kénnen Sie mir die Namen von mehreren (nicht
an dieser Studie beteiligten) Wissenschaftlern und
Arzten geben, die mir unabhingig Informationen zu
dieser Therapie und zu lhrem Ruf geben bzw. mich
beraten kénnen?




Was Sie wissen sollten

Welche Antworten sollten Sie erhalten?

Wie sollten die Antworten unserer Meinung nach auf diese
Fragen ausfallen? Im Folgenden finden Sie die Empfehlungen
der Autoren, doch ungeachtet dessen unterliegt die
Entscheidung Ihrem ganz personlichen Ermessen. Jeder
Patient mit einer Riickenmarksverletzung muss selbst die
moglichen Vorteile gegen die moglichen Risiken abwadgen
und sich auf Basis dessen fiir eine Vorgehensweise
entscheiden.

1. Sicherheit

a.

N

w

Birgt die Teilnahme an dieser experimentelle Therapie
Risiken hinsichtlich der Sicherheit/Vertrdglichkeit?
Antwort: sollte JA sein; niemand kann die absolute
Sicherheit einer Therapie garantieren, jedoch

sollten aus den prdklinischen Untersuchungen

oder vorausgehenden klinischen Studienphasen
Informationen zu den moglichen Risiken vorliegen.
Kdnnte sich mein Zustand oder meine Gesundheit nach
der experimentellen Therapie verschlechtern?

Antwort: sollte JA sein; wenn Ihnen gesagt wird, dass
es keine oder kaum Risiken gibt, dann sollten Sie
misstrauisch werden.

Falls ja, kdonnen Sie die moglichen Risiken dieser
experimentellen Therapie beschreiben?

Antwort: Der Priifer sollte in der Lage sein, lhnen die
moglichen Risiken dieser Studie am Menschen detailliert
zu beschreiben und zu erkldren.

. Mogliche Vorteile

Kdnnen Sie die mdglichen Vorteile dieser
experimentellen Therapie fiir mich beschreiben?
Antwort: Der Priifer sollte eine Reihe moglicher

Vorteile, von sehr kleinen bis maBigen funktionellen
Verbesserungen, beschreiben.

Kdnnen Sie den maximal méglichen Erholungsgrad nach
der experimentellen Therapie beschreiben?

Antwort: Wird behauptet, dass Sie eine dramatische
Verbesserung erzielen und nahezu die volle
Funktionsfahigkeit wiedererlangen werden, dann sollten
Sie diese Studie meiden, denn es gibt fiir keine Therapie
Hinweise auf ein derart umwerfendes Ergebnis, nicht
einmalim Tierversuch.

Kdnnen Sie beschreiben, wie ein méglicher Nutzen der
Therapie gemessen wird?

Antwort: Der Priifer sollte in der Lage sein, eine Reihe
unterschiedlicher Ergebnismessungen zu beschreiben,
die eingesetzt werden, um lhre Fortschritte nach der
Behandlung zu bewerten.

Ist diese Ergebnismessung ein prdzises und
messempfindliches Instrument zur Bewertung der
Therapie?

Antwort: Der Priifer sollte in der Lage sein, die Starken
und Grenzen des Bewertungsverfahrens zu beschreiben.
Bitte bedenken Sie, dass kein Verfahren perfekt ist.

. Praklinische Untersuchungen

Kdnnen Sie die préiklinischen Untersuchungen

beschreiben, die belegen, dass diese experimentelle
Therapie nutzbringend ist (d. h. bei Tieren mit
Riickenmarksverletzungen)?

Antwort: Der Priifer sollte in der Lage sein, die
Ergebnisse der praklinischen Untersuchungen
zusammengefasst zu erldutern, einschliefilich der
Starken und Grenzen des Therapieansatzes.

Wurden diese Erkenntnisse von einer unabhdngigen
Instanz mit einem Wiederholungsexperiment bestitigt?
Antwort: Diese Frage kann bejaht oder verneint

werden, jedoch sollte nachgewiesen sein, dass

andere Wissenschaftler bei der Untersuchung dieses
Therapieziels oder -ansatzes dahnliche Ergebnisse erzielt
haben.

Falls ja, sind sich die Wissenschaftler einig, dass

diese Therapie der Erreichung eines anerkannten
therapeutischen Ziels fiir die Verbesserung meiner
funktionellen Fihigkeiten dient?

Antwort: Diese Frage kann bejaht oder verneint werden,
jedoch sollten verdffentlichte Diskussionen (z. B. ein
wissenschaftlicher Review) nahe legen, dass die zur
Frage stehende experimentelle Therapie ein anerkanntes
Ziel fiir die Verbesserung der funktionellen Fahigkeiten
nach einer Riickenmarksverletzung verandert oder
herbeifiihrt.

Gibt es diesbeziiglich abweichende Meinungen

und rechtfertigen diese Argumente ggf. eine
Nichtweiterfiihrung der Therapie?

Antwort: Der Priifer sollte in der Lage sein, Ihnen die
Vor- und Nachteile einer Behandlung zusammengefasst
darzulegen. Falls das nicht der Fall ist, sollten Sie bei
jeder Behandlung, die angeblich keine Einschrankungen
hat, misstrauisch werden. Wissenschaftler sind im
Normalfall untereinander sehr kritisch. Suchen Sie im
Internet nach den jiingsten Veroffentlichungen zu der
zur Diskussion stehenden Behandlung (z. B. unter www.
pubmed.gov). Sollten Sie bei lhrer Recherche iiber
biologische oder medizinische Fachbegriffe stolpern,
die Sie nicht verstehen, bitten Sie Ihre medizinischen
Leistungserbringer um Hilfe.

4. Studienprotokoll

a.

Ist diese Studie am Menschen als offizielle klinische
Priifung bei der entsprechenden Aufsichtsbehdrde
angemeldet?

Antwort: sollte JA sein und der Priifer sollte in der Lage
sein, lhnen hierzu sofort weitere Details zu nennen. Falls
die Antwort zu diesem Punkt sehr vage ausfallt, dann
sollten Sie misstrauisch werden.

Konnen Sie beschreiben, in welche klinische
Studienphase diese spezielle Studie am Menschen fillt
(Phase 1, 2 oder 3)?

Antwort: sollte sofort kommen und so detailliert wie Sie
es wiinschen ausfallen.

Wird diese Studie mit einer Kontrollgruppe durchgefiihrt?
Antwort: sollte JA sein. Falls nicht, dann sollte es eine
Open-Label-Studie der Phase 1 sein (nur Priifung




Experimentelle Therapien fiir Rlickenmarksverletzungen

der Sicherheit/Vertraglichkeit). Ist das nicht der Fall,
dann handelt es sich bei dieser Studie am Menschen
hochstwahrscheinlich nicht um eine klinische Priifung.
Vorsicht ist also geboten.

d. Kénnte ich ggf. im Zufallsprinzip dieser Kontrollgruppe
zugeordnet werden?

Antwort: sollte JA sein bei Phase-3-Studien. Falls nein,
dann handelt es sich hochstwahrscheinlich nicht um
eine genehmigte klinische Priifung.

e. Kdnnen Sie mir sagen, iiber welchen Zeitraum hinweg ich
auf eine Ergebnisverdnderung hin untersucht werde?
Antwort: sollte sich im Zeitrahmen von mindestens 6
Monten bis einem Jahr nach der Behandlung bewegen.
Es besteht die Moglichkeit, dass Sie zu Beginn einige
Wochen zur Verfiigung stehen miissen und dass
das ggf. einen stationdren Aufenthalt beinhaltet.
AnschlieBend werden Sie eventuell gebeten, fiir weitere
Untersuchungen zu bestimmten Zeitpunkten innerhalb
der folgenden Monate nochmal zu erscheinen. Wenn Sie
sich einmal fiir die Teilnahme entschieden haben, dann
sollten Sie bereit sein, das komplette Studienprogramm
zu absolvieren, auch wenn Sie das Gefiihl haben, dass
die Therapie lhnen keinen Nutzen bringt. Teilnehmer,
die aus einer Studie ausscheiden, behindern einen
zeitnahen Abschluss der Studie.

f.  Werde ich verblindet hinsichtlich der Behandlung,
die ich erhalte (experimentelle Behandlung oder
Kontrollbehandlung)?

Antwort: Falls physisch mdglich, dann sollte die Antwort
JA sein. Falls nicht, dann sollte es sich um eine Phase-
1-Studie handeln. Falls es keine Phase-1-Studie ist,
dann sollten Sie misstrauisch sein, ob es sich hier
wirklich um eine genehmigte klinische Priifung handelt.
Manchmal kann es unumganglich sein, dass Sie wissen,
welcher Gruppe Sie zugeordnet sind. In diesem Fall
sollten Sie darauf hingewiesen werden, dass Sie den
untersuchenden Personen keinesfalls sagen, ob Sie der
Behandlungs- oder der Kontrollgruppe zugeteilt sind, bis
samtliche Priifdaten analysiert sind.

g. Werden die priifenden Arzte verblindet hinsichtlich der
Behandlung, die ich erhalten habe?

Antwort: sollte ganz klar JA sein, au3er es handelt sich
um eine Phase-1-Studie. Falls nicht, dann handelt es sich
nicht um eine genehmigte klinische Priifung. Vorsicht ist
also geboten.

5. Teilnahme an anderen Studien
a. Wird durch die Teilnahme an dieser klinischen Studie

Danksagung:

meine Teilnahme an anderen klinischen Studien zu
Riickenmarksverletzungen ggf. eingeschrinkt?

Antwort: sollte JA sein, das ist mdglich. Der Priifer sollte
in der Lage sein zu umreifien, von welcher Art von
Studien Sie kiinftig ggf. ausgeschlossen werden.

Sollte ich der Kontrollgruppe zugeordnet werden

und sollte die experimentelle Therapie im Rahmen

der klinischen Studie als wirksam fiir meine Art der
Riickenmarksverletzung bestitigt werden, habe ich dann
spdter Anspruch auf diese Behandlung?

Antwort: sollte JA sein, auBBer der Zustand lhrer
Riickenmarksverletzung hat sich gedandert oder die
Behandlung konnte nur innerhalb eines bestimmten
Zeitraums nach der Riickenmarksverletzung
durchgefiihrt werden und dieser Zeitraum ist

bereits iiberschritten. Im Allgemeinen gilt: Wenn

eine experimentelle Therapie von der zustdndigen
Aufsichtsbehorde fiir den klinischen Einsatz zugelassen
wurde, dann haben Sie Anspruch auf diese Behandlung.

6. Bezahlung und Kosten

da.

Muss ich fiir die Therapie bezahlen?

Antwort: sollte NEIN sein. Falls die Antwort JA lautet,
dann handelt es sich nicht um eine genehmigte klinische
Priifung. Vorsicht ist also geboten.

Fallen im Rahmen meiner Teilnahme an dieser Studie
irgendwelche anderen Kosten an?

Antwort: Sie sollten nichts bezahlen miissen fiir

eine explizit im Rahmen einer klinischen Studie
durchgefiihrten Behandlung, jedoch miissen Sie
oder Ihre Krankenversicherung gegebenenfalls

die Kosten fiir die derzeit verfiigbare medizinische
Standardbehandlung tragen.

Werde ich fiir die Auslagen, die ich aufgrund der
Teilnahme an dieser Studie habe, entschddigt

(z. B. Reisekosten zum Priifzentrum fiir
Nachfolgeuntersuchungen)?

Antwort: sollte JA sein.

7. Unabhidngige Beurteilung der Therapie und der Priifer

a.

Koénnen Sie mir die Namen von mehreren (nicht an dieser
Studie beteiligten) Wissenschaftlern und Arzten geben,
die mir unabhdngig Informationen zu dieser Therapie
und zu lhrem Ruf geben bzw. mich beraten kénnen?
Antwort: sollte JA sein. Zudem sollte es moglich sein,

die Glaubwiirdigkeit der Studie und die Referenzen

der Priifer leicht und jederzeit iber das Internet
nachzupriifen.
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