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LHeilmittel fallen
nicht eimfach vom
Himmel. Wiy miissen
hinaufklettern und sie
uns holen.
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Cin Brief vom
Patientenbeirat der
Michael J. Fox Stiftung

Mit der Diagnose Parkinson geht jeder anders um. Manche konnen
den Wunsch haben, etwas zu unternehmen. Doch herauszufinden,
an wen man sich wenden und was man tun kann, ist oft schwer.

Fiir andere kann diese Diagnose Unsicherheit oder Angst
auslosen. Es gibt keine falsche Reaktion auf solch eine
lebensverdndernde Nachricht — nur Thre persnliche
Antwort darauf. Als interessierte Patienten und Freunde des
Patientenbeirats der Michael J. Fox Stiftung (MJFF) eint
uns die Uberzeugung, dass die Teilnahme an der klinischen
Forschung eine Bereicherung ist. Sie motiviert, inspiriert
und stdrkt uns, wahrend wir jeden Tag mit der Krankheit

konfrontiert werden.

Wir haben alle einen anderen Weg zur Mitarbeit
eingeschlagen. Wahrend einige von uns von Anfang an
etwas unternehmen wollten, brauchten die meisten mehr
Zeit, um an diesen Punkt zu kommen. (Das ist auch

vollig normal. Wir méchten auch anmerken, dass einige
der wichtigsten Studien nur fiir diejenigen geeignet sind,
die sich in einem sehr frithen Stadium der Krankheit
befinden.) Zahlreiche Faktoren, wie das Alter bei Diagnose
und Versorgungsmoglichkeiten vor Ort beeinflussten
unsere Entscheidungen. Studien sind wiederum auf uns
angewiesen und das aus den unterschiedlichsten Griinden.
Finige Studien sind fiir Patienten geeignet, die gerade erst
erkrankt sind, andere Studien fiir diejenigen, die seit Jahren
mit der Krankheit leben. Manchmal kénnen Patienten
aufgrund ihres genetischen Status oder einer tiefen
Himstimulation nicht teilnehmen. Ein andermal sind

genau diese Kriterien fiir eine Studie erwiinscht.

Wir hoffen, dass unsere Erfahrungen Thnen helfen, Thren
eigenen Weg mit Parkinson zu finden und, noch wichtiger,

Sie daran zu erinnern, dass Sie nicht allein sind.

Der richtige Arzt ist wichtig

Ich habe mehrere Monate gebraucht, um mich damit
auseinander zu setzen, was die Diagnose filir meine Zukunft
bedeutete. Selbst dann war ich mir nicht ganz sicher, was
mich erwartete. Ich erkannte, dass ich tun musste, was

ich konnte, um mir selbst zu helfen und letztendlich auch
anderen zu helfen, solange das noch mdglich war. Aber

ich wusste nicht, wo ich anfangen sollte. Mein drtlicher
Neurologe empfahl einen Bewegungsstérungsspezialisten.
Spezialisten flir Bewegungsstérungen bilden eine Briicke
zwischen Forschung und Patientenversorgung und haben

oft guten Einblick in die aktuelle Forschung. Ich registrierte
mich fiir meine erste Studie, nachdem ich mit dem Arzt
meines Vertrauens gesprochen hatte. Diese Erfahrung hat
mir Vertrauen, Hoffnung und Motivation gegeben. Jetzt nutze
ich soziale Medien, um andere Parkinson-Patienten dazu zu
ermutigen, sich mit Spezialisten fiir Bewegungsstérungen in
Verbindung zu setzen und nach aktuellen Studien zu fragen.
Einfach gesagt, gibt es nichts, was mehr ermutigt, als meinen

Teil zur Forschung beizutragen.

Israel Robledo, Texas

Forschung kennt viele Formen

Als Arzt wusste ich, wie wichtig Forschung ist, um
Krankheiten besser zu verstehen und therapeutische
Erfolge zu erlangen. Ich habe meine Patienten oft dazu
ermutigt, an klinischen Studien teilzunehmen, aber ich
habe nie selbst daran teilgenommen. Ich war tiberzeugt,

dass ich zu beschiftigt war, und ruhte mich jahrelang auf

Der Patientenbeirat der Michael J. Fox Stiftung bevdit die Stiftung in Bezug auf programmspezifische Strategien, um der

Forschungsgemeinschaft und ihven Geldgebern die vorrangigen Bediivfnisse der Patienten am besten zu vermitteln: Inhalte und

Schwerpunkte fiir die Aufkliivung der Patienten sowie Reichweite im Hinblick auf unsere Mission, eine Heilung zu finden, dazu die

Rolle der Patienten bei der Entwicklung neuer Forschungsmethoden und Mechanismen fiir die Folgenabschitzung.

Orientierung in klinischen Studien: Ein Leitfaden

fur Parkinsor

1-Patienten und ihre Familien



dieser Entschuldigung aus. Nach und nach musste ich

mir eingestehen: Ein bedeutsamer Beitrag erfordert nicht
unbedingt anspruchsvolle, zeitaufwindige Studien. Es

gibt viele Arten von Studien, manche sind zeitaufwandig,
andere nicht. Mir wurde Klar, dass sich mein Engagement
im Laufe der Zeit #indern kénnte, schliefllich &ndern sich
auch mein Leben und Verpflichtungen. Seitdem habe ich
an Online-Studien teilgenommen sowie an Studien, die
nur einen einzigen Besuch in einer Klinik erfordern, und
auch an einigen langfristigen Forschungsprojekten. Eines
der wichtigsten Dinge, die Patienten jetzt tun kénnen, ist
seinen oder ihren Beitrag zu leisten. In einigen Studien
muss z. B. nur eine Speichelprobe eingesendet werden.
Wie auch immer, die Teilnahme an klinischen Studien ist
von entscheidender Bedeutung. Forschung ist nur méglich,
wenn Menschen bereit sind, ihren Teil beizutragen. Nur wir

selber kénnen unseren Lebensweg beeinflussen.

Soania Mathur, MD, Ontario

Mit Hilfe der Forschung der Krankheit
den Kampf ansagen

Meine erste Reaktion auf meine Parkinson-Diagnose

war, etwas dagegen zu tun. Ich stimmte noch am Tag der
Diagnose zu, an einer klinischen Studie teilzunehmen.

Ich wusste, dass nur die Entwicklung neuer Therapien das
Fortschreiten der Krankheit verlangsamen oder stoppen
konnte. Ich nehme weiterhin an so vielen Studien wie
moglich teil und habe nicht vor aufzuhdren. Es reizt mich,
ganz dicht an der Forschung dran zu sein und mit den
Wissenschaftlern zusammen zu arbeiten. Das gibt mir
Energie. Es stimmt mich optimistisch, Fortschritte zu sehen
und zu wissen, dass ich meinen Beitrag dazu geleistet habe.
Ich kann den Einfluss meiner Teilnahme an etwas sptiren,
das fiir mich selbst und fiir jeden, der mit Parkinson lebt,

so wichtig ist.

Lynn Hagerbrant, Connecticut

Veranderung personlicher Perspektiven

Eine der grofiten Schwierigkeiten hinsichtlich der Krankheit
hatte ich damit, dass Parkinson mit der Zeit immer
schlimmer wird. Ich machte mir Sorgen um meine Zukunft,
die Veranderung meiner Persénlichkeit und den mdglichen
Verlust meiner Unabhéngigkeit. Ich als Forscher verstand die
Bedeutung von klinischen Studien in der Behandlung von
Krankheiten, aber ich war mir nicht sicher, ob ich auf dieser
Seite der Studien sein wollte. Ich habe mich dann doch dazu
entschlossen, und die Zusammenarbeit mit den Kollegen
bestitigte mich in dieser Entscheidung schnell. Viele
Studienleiter, die ich traf, hatten persénliche Griinde, auf
diesem Gebiet zu forschen. Diese bringen sie dazu, Stunden

im Labor zu verbringen oder Patienten zu versorgen. Dieser

Gedanke treibt meine Leidenschatft fiir die Forschung heute
weiter an. Die Bekdmpfung von Parkinson kann sich wie

ein einsamer Kampf anfiihlen, aber die Forschung verbindet
uns. Die Verbindung zu den anderen Patienten der
Parkinson-Gemeinschaft hat meinen Blick auf meine

eigene Krankheit verdndert.

Bryan Roberts, New York

Bewadltigung logistischer
Herausforderungen

Als mein Arzt mir sagte, dass meine zunehmenden Spasmen
und Zitteranfdlle durch Parkinson verursacht wiirden, sagte
ich: ,,Okay. Und was heifit das jetzt?“ Ich habe in Google
recherchiert und sehr informative, professionelle Websites
entdeckt. Meine Recherchen haben aber auch Informationen
iiber Chatrooms, Websites, Workshops, Konferenzen und
Selbsthilfegruppen ergeben. Ich traute mich, mit anderen
Patienten in Kontakt zu treten und traf viele Menschen

mit Parkinson in verschiedenen Stadien ihrer Krankheit.

Mit ihnen teilte ich den Wunsch, etwas zu bewegen, und
stellte fest, dass die Teilnahme an einer klinischen Studie

ein wichtiger Beitrag sein konnte. Als wir von der diisteren
Statistik erfuhren, dass weniger als ein Patient pro Monat
sich in einem klinischen Zentrum anmeldet, haben wir das
Transportprogramm fiir klinische Studien ins Leben gerufen,
um die Reise zu verschiedenen klinischen Studienzentren in
der Region zu organisieren. Wir engagieren uns daftir, dass
freiwillige Teilnehmer ihre Transport- oder Zugangsprobleme
tiberwinden kénnen. So hoffen wir, dass mehr Studien
effizienter durchgefiihrt werden kénnen und sich schliellich

mehr Parkinson-Behandlungen durchfiithren lassen.

Steve DeWitte, Connecticut

Unser Einsatz fiir die Heilung der Parkinson-Krankheit
verbindet uns, und das Wissen, dass wir gemeinsam etwas
dagegen tun, gibt uns Kraft. Unsere Wege zur Beteiligung

an klinischen Studien waren so individuell wie unsere
Erfahrungen mit der Krankheit selbst, aber der rote Faden
war der Wunsch, den Verlauf der Parkinson-Krankheit zu
verdndern und Leben zu verbessern — auch unser eigenes.
Auch Sie sind ein wichtiger Teil dieser Gemeinschaft. Auch
Sie sind in der Lage, Ihre eigene Zukunft und die Zukunft von
Millionen Parkinson-Patienten direkt zu beeinflussen. Auch

Sie kénnen das enorme Potenzial der Forschung nutzen.
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Sechs Fakten Uber die
Teilnahme an klinischen

Studien

N7 1

Patienten sind die wichtigsten Partner
der Forschung

Sie sind der Experte fiir die Parkinson-Krankheit (Morbus Parkinson, MP).
Wissenschaftler sind auf Ihre Beteiligung an Forschungspriifungen und
-studien angewiesen, um diese Krankheit zu verstehen, zu analysieren,
vorherzusagen, zu verhindern, zu verlangsamen und schlief3lich zu stoppen.
Jede Behandlungsmethode, die heute existiert, wurde durch die freiwillige
Beteiligung von Einzelpersonen an der Forschung ermdglicht.

N7 2

Es gibt eine/mehrere fur Sie geeignete Studie/n

Ungeachtet dessen, ob Sie erst kiirzlich die Diagnose erhalten haben

oder schon seit Jahrzehnten mit Parkinson leben, ob Sie sich einer tiefen
Hirnstimulation unterzogen hatten oder ob Sie mehrere Stunden von
einer Klinik entfernt wohnen: Sie kénnen jederzeit dazu beitragen, dass wir
Parkinson besser verstehen und neue Behandlungsmethoden entwickeln
konnen. Aber auch wenn Sie nicht an Parkinson leiden, kénnen Sie sich an
der Parkinson-Forschung beteiligen.

Nr. 3

Nicht bei jeder Studie wird ein
Medikament getestet

Viele Studien haben zum Ziel, Daten und Proben zu sammeln, die es
ermoglichen, die biologischen Vorgédnge bei der Parkinson-Krankheit besser
zu verstehen. In einigen Priifungen und Studien werden kdrperliche Aktivitat,
Physiotherapie oder andere nichtinvasive Behandlungen anstelle von
Medikamenten getestet.



Nr. 4

Die Teilnahme birgt Risiken und Vorteile

Zwar gibt es einige Risiken, wie mdgliche Nebenwirkungen eines neuen
Medikaments, die zur Forschung dazu gehdren. Die Teilnahme kann jedoch
auch Vorteile bieten. Manche Patienten berichten, dass sie das Gefiihl haben,
ihre Krankheit besser kontrollieren zu kdnnen. Die Forschung kénnte auch
mehr Zeit mit Parkinson-Experten und den rechtzeitigen Zugang zu neuen
Behandlungsmethoden bieten.

Nr.§
Ihre Sicherheit hat hochste Prioritat

Es gibt Sicherheitsvorkehrungen, um Risiken in Forschungspriifungen

und -studien so gering wie moglich zu halten. Die Forscher missen alle
Studienplane und -materialien von einem externen Expertenausschuss
genehmigen lassen und alle unerwiinschten Veranderungen des
Gesundheitszustandes einer Person - ob sie nun das Ergebnis der Studie sind
oder durch etwas anderes hervorgerufen wurden - wahrend des gesamten
Forschungsverlaufs tiberwachen und melden.

Nr. 6

Es gibt viele Mdglichkeiten, Prifungen und
Studien zu finden

Fragen Sie zundchst Ihren Arzt nach Moglichkeiten zur Teilnahme an
Studien. Aber auch Ihre Selbsthilfegruppe oder Ihre Parkinson-Gemeinschaft
koénnen thnen Tipps dazu geben. Einige Gesundheitszentren und
Patientenorganisationen fiihren persénliche Forschungsveranstaltungen
durch. Zudem gibt es Mdglichkeiten, sich tiber Studien im Internet zu
informieren. Sie k&nnen sich online beim Fox Trial Finder der Stiftung
anmelden (foxtrialfinder.org), um geeignete Studien zu finden, fir die
freiwillige Teilnehmer gesucht werden.


http://foxtrialfinder.michaeljfox.org/de/

SVenn ein Heilmittel fiir Parkinson
gefunden wird —und das wird es— dann
weil wir alle dazu beigetragen haben.”

Michael J. Fox \



Grundlagen der klinischen Forschung

Bis nur ein neues Medikament vom ersten Geistesblitz im Labor bis in
die Hande von Parkinson-Patienten gelangt, sind manchmal mehrere
Jahrzehnte, Milliarden von Dollar und Tausende von Freiwilligen,
Forschern und Arzten erforderlich. Noch ehe eine Therapie bei
Menschen erprobt werden kann, muss ihre Wirksamkeit und Sicherheit
durch langjahrige Grundlagenforschung und vorklinische Forschung
nachgewiesen werden. Und die Wahrscheinlichkeit, dass eine Therapie
all diese Uberpriifungen besteht, ist sehr gering.

Wenn es ein Medikament doch in die Phase schafft, wo
es am Menschen getestet wird, ist das ein Grund zur
vorsichtigen Freude. Klinische Priifungen und Studien
sind ein letzter und entscheidender Schritt auf dem Weg
zur Entwicklung besserer Behandlungsmethoden fiir
Parkinson. Sie sind auch eine Gelegenheit fiir Freiwillige,
einen Beitrag zu leisten. Neue Therapien kénnen nur
zugelassen werden, wenn sich ausreichend Parkinson-

Patienten an der Priifung beteiligen.

Die Michael J. Fox Stiftung (MJFF) unterstiitzt das Testen
neuer Therapien bereits im frithen Entwicklungsstadium
und befasst sich mit systemischen Herausforderungen im
Zulassungsverfahren, damit mehr Parkinson-Medikamente
schneller zugelassen werden kénnen.

Zwar sind finanzielle Investitionen wichtig, um die
Forschung zu beschleunigen. Die Teilnahme von
freiwilligen Forschungsteilnehmern trégt jedoch in

hohem Maf3e dazu bei, die Krankheit zu verstehen

und Heilmethoden zu finden. In den 200 Jahren,

seitdem die Parkinson-Krankheit (MP) zum ersten Mal
beschrieben wurde, konnten Forscher sehr viel iiber sie
herausfinden, indem sie beispielsweise nicht-motorische
Begleitsymptome der Krankheit wie Stimmungs- und
Gedéchtnisprobleme untersucht und festgestellt haben,

dass die Krankheit eine genetische Komponente hat. Diese

Erkenntnisse haben die Pflege und die Forschung verdndert.

Ohne klinische Studien und freiwillige Teilnehmer wire

keiner dieser Fortschritte moglich gewesen.

Durch Thre Teilnahme an klinischen Studien leisten

Sie einen wertvollen Beitrag. Finanzierung und andere
Ressourcen sind nichts wert, wenn es nicht gentigend
Studienteilnehmer gibt - ein Problem, mit dem sich viele
klinische Studien beschéftigen. 85 Prozent aller Studien
sind von Verzogerungen betroffen, und 30 Prozent
schaffen es gar nicht erst in die Startlocher. Dies

verlangsamt den Forschungsfortschritt enorm.

Sie konnen etwas verindern, indem Sie eine aktivere
Rolle in Threr eigenen Gesundheitsversorgung
iibernehmen und zur Parkinson-Forschung beitragen.
Es liegt in Threr Macht, der klinischen Forschung zu
bahnbrechenden Erkenntnissen zu verhelfen und
Parkinson-Patienten in ihrem Alltag zu helfen. Sie

konnten der Schliissel zur Heilung sein.

In diesem Kapitel lernen Sie die Grundlagen von
klinischen Priifungen und Studien kennen: wie sie
durchgefiihrt werden, wer sich freiwillig melden kann
und welche potenziellen Risiken und Vorteile sie haben.
Sie erfahren auch, wie Sie Priifungen und Studien finden
konnen. Sprechen Sie mit Threm Arzt dariiber, welche
Forschungsprojekte es gibt und was Sie beachten sollten,

wenn Sie sich fiir eine Teilnahme entscheiden.

Kapitel 1 - Grundlagen der klinischen Forschung
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Arten von klinischen Studien

Die vielen verschiedenen Arten von klinischen Studien

lassen sich grob in zwei Hauptkategorien einteilen:

+ Beobachtungsstudien untersuchen keine Medikamente
oder Behandlungen. Stattdessen untersuchen die
Forscher den Gesundheitszustand der Teilnehmer und
tiberwachen die Freiwilligen {iber einen bestimmten
Zeitraum hinweg. Mit Beobachtungsstudien sammeln
Forscher Daten, um zu verstehen, wie Parkinson
beobachtet und behandelt werden kann und um den
Krankheitsverlauf besser nachzuvollziehen. Zu der
Teilnahme an Beobachtungsstudien kann der Besuch
einer Klinik ftir Untersuchungen, Blutabnahmen oder
Gehirnscans gehoren. Andere Studien, wie zum Beispiel
Fox Insight (foxinsight.org) der Michael J. Fox Stiftung,
erfordern nur, dass Sie sich alle paar Monate auf Threm
Computer oder Smartphone anmelden, um einen
Fragebogen auszufiillen. (Siche: ,Eine technologische

Revolution in der Forschung, Seite 13.)

+

Interventionsstudien (auch , Interventionelle Studien®)
untersuchen, ob ein Medikament oder eine andere Art
von Therapie wirksam und sicher ist. Experimentelle
Therapien kénnen nicht nur Medikamente, sondern auch
korperliche Aktivitdt, chirurgische Verfahren, Vitamine,
Ergdnzungsmittel und sogar komplementidre Therapien
wie Akupunktur oder Meditation umfassen. Jede Studie
hat ein eigenes Ziel und einen bestimmten Plan, den
sogenannten Priifplan, sodass der Freiwilligenaufwand

von Studie zu Studie variiert.

Phasen interventioneller
klinischer Studien

Die klinische Untersuchung einer neuen Therapie
umfasst eine Abfolge von Phasen. Jede Phase beantwortet
verschiedene Fragen und erfordert eine durchdachte Studie

und eine neue Gruppe freiwilliger Teilnehmer:

+ Phase-I-Studien untersuchen maogliche Therapien,
Verfahren oder Medikamente zum ersten Mal bei
einer geringen Teilnehmerzahl (in der Regel etwa
10 bis 100). Oft gehoren diese Freiwilligen zur
,Kontrollgruppe* — Menschen ohne Parkinson. Bei
diesen Studien wird tiblicherweise die Sicherheit
einer neuen Therapie bewertet. Sie liefern auch héufig
Informationen iiber Nebenwirkungen, die Wirksamkeit
des Verabreichungsverfahrens (z. B. orale Einnahme,
Injektion usw.) und geeignete Dosierungen. Die meisten
Interventionsstudien dauern im Durchschnitt mehrere
Monate, bei bestimmten chirurgischen Therapien

konnen sie jedoch wesentlich linger dauern.

*Unterstrichene Wérter weisen auf einen héufig verwendeten Begriff hin. Die Definition dieser Begriffe finden Sie im Glossar ab Seite 46.

+ Phase-1I-Studien bewerten die Sicherheit einer
Behandlung umfassender und bestimmen die vorldufige
Wirksamkeit und Nebenwirkungen bei einer gréferen
Gruppe von Menschen mit Parkinson (in der Regel
einige Hundert). Sie kdnnen Monate bis zu einigen

Jahren dauern.

Diese Studien sind in der Regel randomisierte,
kontrollierte Studien. Dies bedeutet, dass eine Gruppe
von Teilnehmern die experimentelle Behandlung

erhilt, wihrend die andere (eine ,,Kontrollgruppe®)
entweder den Behandlungsstandard oder ein Placebo
(eine inaktive Substanz, die genau wie die Behandlung
aussieht) erhélt. Der Behandlungsstandard ist eine
Behandlung, die von medizinischen Fachkriften weithin
als die richtige Behandlung angesehen und eingesetzt
wird. Wenn es keinen Behandlungsstandard gibt,
verwenden die Forscher ein Placebo. Zum Beispiel gibt
es fiir Parkinson derzeit keine krankheitsmodifizierenden
Therapien (Medikamente, die das Fortschreiten der
Krankheit verlangsamen oder stoppen). In Studien,

in denen neue potenzielle krankheitsmodifizierende
Therapien getestet werden, verwenden Forscher

Placebos, um die Wirkung der Therapie zu vergleichen.

Die Teilnehmer werden den Gruppen nach einer
Strategie zugeordnet, die praktisch gleichbedeutend mit
dem Zufallsprinzip oder einem Miinzwurf ist. Oft sind
diese Studien auch ,,doppelblind*, was bedeutet, dass
weder die Patienten noch das Forschungsteam wissen,

wer die experimentelle Behandlung erhlt.

+

Phase-III-Studien bestétigen oder widerlegen die
Wirksambkeit, Sicherheit und Nebenwirkungen einer
Therapie bei einer noch grofieren Gruppe von Parkinson-
Patienten (zwischen 200 und 2.000 Patienten, wobei
Studien zur Priifung chirurgischer Therapien kleiner sein
kénnen). Phase-11I-Studien, die ebenfalls randomisiert
und kontrolliert sind, dauern mehrere Jahre. Statt an
einem Priifzentrum werden Phase-III-Studien meist an
mehreren Priifzentren durchgefiihrt, d. h. die Ergebnisse
von an vielen verschiedenen medizinischen Zentren

teilnehmenden Freiwilligen werden zusammengefasst.

Damit eine Therapie zu Phase I und II {ibergehen kann,
muss sie Sicherheits- und Wirksamkeitsstandards erfiillen.
‘Wenn Phase-III-Studien diese Ergebnisse bestdtigen, kann
ein Arzneimittelhersteller einen Zulassungsantrag bei der
Europdischen Arzneimittel-Agentur bzw. bei einer mit der
US-amerikanischen Lebens- und Arzneimittelbehtrde
vergleichbaren Stelle oder einer anderen Regierungsstelle
einreichen. Von dort aus kann der Uberpriifungsprozess
abhiéngig vom Protokoll der Beh¢rde sechs bis 12 Monate

oder ldnger dauern.

Orientierung in klinischen Studien: Ein Leitfaden flr Parkinson-Patienten und ihre Familien


http://foxinsight.michaeljfox.org

Wurde ein Medikament genehmigt, kann es hergestellt und

zu den Apotheken gesendet werden.

Sobald Therapien den Markt erreichen und von Arzten
sowie Patienten in der ,realen Welt“ angewendet werden,
fithren Unternehmen klinische Phase-1V-Studien durch.
Diese Studien bewerten in erster Linie langfristige
Nebenwirkungen bei Personen, von denen bekannt ist,
dass sie das Medikament einnehmen, sie kénnen jedoch
auch mogliche neue Verwendungen fiir die Therapie

aufdecken, um andere Erkrankungen zu behandeln.
Der Prozess der klinischen Prifung

+ Jede Studie unterliegt einem strengen Protokoll.
Jede Studie wird unter Einhaltung eines umfangreichen
und sorgfiltig tiberwachten Protokolls durchgefiihrt. Das
Protokoll ist ein Plan, in dem der gesamte Studienverlauf
niedergeschrieben ist. Unter anderem fiihrt es auf,
wie viele Freiwillige bentigt werden, wer geeignet
ist, welche Untersuchungen fiir die Beurteilung der
Gesundheit von Teilnehmern zu Beginn und wihrend
der Studie durchgefiihrt werden, wie lange die Studie
dauern wird und welche Informationen dokumentiert
werden. Ahnlich wie bei einem Team, das Sie
medizinisch versorgt, fithren Arzte, Forscher, Pflegekriifte
und Studienkoordinatoren klinische Priifungen durch.
Der Hauptpriifer, normalerweise ein Arzt, leitet das

gesamte Team und die Studie.

+

Bevor Sie an der Studie teilnehmen kénnen,

werden Sie detailliert informiert und miissen eine
Patienteneinwilligung unterzeichnen. Sie besprechen
mit dem Studienteam vor Threr Aufnahme alle relevanten
Aspekte des Protokolls, stellen Thre Fragen und gehen
gemeinsam ein Einwilligungsformular durch. Dieses
Dokument, die sogenannte Patienteneinwilligung,

fiihrt Thre Rechte als Freiwilliger auf, die moglichen
Risiken einer Teilnahme, und was Sie wihrend der
Studie erwartet. Wenn Sie alle Inhalte der Studie
verstanden haben, sich ausreichend informiert fithlen
und teilnehmen moéchten, unterzeichnen Sie diese
Patienteneinwilligung. Es handelt sich hierbei nicht um
einen verbindlichen Vertrag. Sie konnen jederzeit und
ohne Angabe von Griinden zuriicktreten. (Sie kénnen
auflerdem Studienuntersuchungen oder -behandlungen
ablehnen. Dies konnte allerdings dazu fiihren, dass Sie

nicht weiter an der Studie teilnehmen diirfen.)

+

Studien werden von unabhéngigen Komitees
gepriift und genehmigt. Eine Ethikkommission
(Institutional Review Board, IRB) - eine unabhiingige
Gruppe von Arzten, Forschern und anderen

(normalerweise mindestens eine Person, die nicht in

der Wissenschaft tétig ist und den Patienten vertritt) —
bewertet und genehmigt jedes Studienprotokoll und
alle Patienteneinwilligungen. Diese Kommission
tiberwacht zudem laufende Studienaktivitdten.
Aufgabe der Ethikkommission ist es, die Rechte der
Studienteilnehmer zu schiitzen und fiir ihre Sicherheit

ZU sorgen.

Was geschieht am Ende
einer Studie?

Ist eine klinische Studie abgeschlossen, analysiert das
Studienteam die Daten, filtert zentrale Erkenntnisse

heraus und verdffentlicht die Ergebnisse bzw. présentiert
sie anderen Forschern bei einer Konferenz. (Fragen Sie

Thr Studienteam und suchen Sie im Internet nach den
verdffentlichten Ergebnissen.) Beim Abschluss der Studie
legt das Team auflerdem die néchsten Schritte der Therapie
fest. Moglicherweise empfiehlt es eine Bewertung in der
néchsten Phase der klinischen Priifung oder, was ebenso
wichtig ist, es rit von einer weiteren Studienteilnahme ab,

da Sicherheits- und Wirksamkeitsdaten dagegen sprechen.

Personen, die in eine placebokontrollierte Studie
aufgenommen wurden, fragen sich oft, ob Sie ein Placebo
oder das Studienmedikament erhalten haben. Sofern das
Studienprotokoll es erlaubt, werden diese Informationen
zur Verfligung gestellt, wenn alle Teilnehmer die Studie
abgeschlossen haben. Einige Teilnehmer m&chten

zudem wissen, ob sie ein Studienmedikament auch

nach Abschluss einer Studie weiter einnehmen

kénnen. Oft ist dies nicht moglich. Studienprotokoll

und Patienteneinwilligung legen aber im Voraus fest,

wie gegebenenfalls vorgegangen werden soll. Falls die
Therapie in die ndchste Phase der klinischen Priifung
tibergeht, erhalten Teilnehmer der vorhergehenden
Phasen moglicherweise die Chance, das Praparat weiter
anzuwenden. Eine Aufnahme in die néchste Studienphase
ist jedoch aus verschiedenen Griinden kein Garant dafiir,
dass ein Patient das Studienmedikament weiter einnehmen
kann. (Eine neue Studie kann zum Beispiel eine erneute

Randomisierung erfordern.)

Kapitel 1 - Grundlagen der klinischen Forschung
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Forschung

Die Medikamentenentwicklung umfasst mehr

als nur klinische Studien und Freiwillige. Es ist
wichtig, tiber die &ffentliche Politik - staatliche
Gesetze und Verordnungen - auf dem
Laufenden zu bleiben, da diese sich direkt darauf
auswirken kann, wie Therapien vom Labor in die
Apotheke gelangen und wie sie bewertet und

zugelassen werden.

Einhaltung strenger
Zulassungsstandards

In klinischen Studien werden potenzielle
Therapien auf zwei wichtige Faktoren hin
untersucht: Ist die Anwendung fir die
Patienten sicher und wirkt die Therapie
tatsachlich? In die Erforschung dieser Fragen
investieren Wissenschaftler viel Zeit und Geld.
Am Ende einer klinischen Studie werden

die Medikamente von der US-Behdrde fiir
Arzneimittel- und Lebensmittelsicherheit
(Food and Drug Administration, FDA), von
der Europdischen Arzneimittel-Agentur und
von anderen Regierungsbehdrden gepriift, um
sicherzustellen, dass sie strenge Sicherheits-
und Wirksamkeitsstandards erfillen. Obwohl
diese Behorden letztendlich die Entscheidung
tber die Zulassung eines Medikaments treffen,
kann die offentliche Politik Einfluss auf ihre

Bewertungskriterien nehmen.

Arzneimittelhersteller darin
bestarken, sich an den
Bedurfnissen der Patienten zu
orientieren

Personen mit Parkinson (MP) sind sich der
fehlenden Moglichkeiten zur Behandlung
verschiedener Symptome, wie etwa kognitiver
Beeintrachtigungen, Gleichgewichtsstérungen
und Verstopfung, bewusst. In den USA

haben politische Entscheidungstrager Wege
geschaffen, wichtige Medikamente schnell

auf den Markt zu bringen und gleichzeitig die
strikten Sicherheits- und Wirksamkeitsvorgaben
der FDA zu erfiillen.

Der ,Iherapiedurchbruch-Status“ zum Beispiel
ermoglicht es der FDA, die Entwicklung und

Die Rolle der Offentlichen
Politik in der klinischen

Priifung einer Therapie zu beschleunigen, die
im Vergleich zu anderen bereits verfiigbaren
Therapien moglicherweise eine erhebliche
Verbesserung bietet. Nuplazid (Pimavanserin),
das erste Medikament, das zur Behandlung
von Halluzinationen und Wahnvorstellungen
im Zusammenhang mit Parkinson zugelassen
wurde, kam durch dieses Programm schneller
auf den Markt. Bei bis zu 50 Prozent der
Parkinson-Patienten treten diese Symptome zu
einem bestimmten Zeitpunkt auf (bei langerer
Krankheitsdauer, Demenz oder &lteren Patienten
treten sie haufiger auf), und zuvor waren
keine zugelassenen Therapien verfligbar. Auf
der Grundlage von vorlaufigen Erkenntnissen
verkiirzte die FDA unter Einhaltung strenger
Sicherheits- und Wirksamkeitsrichtlinien den
Zeitplan fiir die Entwicklung und Priifung der
klinischen Nuplazid-Studien.

Sich andernde
Forschungstendenzen und
-instrumente erkennen

Die Entwicklungspipeline fiir Parkinson-
Medikamente umfasst ein breites Spektrum
experimenteller Therapien. Dazu zdhlen
Optionen gegen motorische und nicht
motorische Symptome sowie verschiedene
krankheitsmodifizierende Therapien (die ein
Fortschreiten von Parkinson verlangsamen
oder aufhalten konnten). Die derzeit

gepriiften Therapien umfassen alles von
Antikérperinfusionen zur Klarung von Alpha-
Synuclein (dem klebrigen Protein, das runde
Einschlisse im Gehirn von Menschen mit
Parkinson bildet) tiber chirurgische Verfahren
bis hin zu Medikamenten fr Patienten mit
spezifischen Genmutationen. Die Forschung
entwickelt sich weiter, um besser auf die
Bediirfnisse der Patienten einzugehen und neue
Systeme und Technologien zu integrieren. Die
Mitarbeiter der Zulassungsbehdrden missen
die Bedurfnisse der Patienten kennen, genauso
wie die neuesten Methoden, um diesen gerecht
zu werden. Dazu zahlen auch individuelle
Studiendesigns und die richtigen Methoden, um
deren Erfolg zu bewerten.

Orientierung in klinischen Studien: Ein Leitfaden flr Parkinson-Patienten und ihre Familien

Ganz oben auf der Prioritdtenliste stehen
Therapien zur Minderung oder Vermeidung von
Dyskinesie (unkontrollierte Bewegungen, die als
Nebenwirkung bei der Langzeitanwendung von
Parkinson-Medikamenten auftreten). Um aber
die Wirksamkeit dieser Therapien gewahrleisten
zu kdnnen, muss diese im Rahmen von Studien
gepruft werden. Da kein standardisierter Ansatz
zur Bewertung von Dyskinesie vorhanden

war, veranlasste die Michael J. Fox Stiftung die
Entwicklung und Validierung einer Skala zur
einheitlichen Bewertung von Dyskinesie (Unified
Dyskinesia Rating Scale). Inzwischen ist dieses
Instrument unter Klinikarzten, Forschern und
Zulassungsverantwortlichen als Methode zur
Bewertung des potenziellen Nutzens neuer
Dyskinesie-Therapien weithin anerkannt.

Ein anderer Bereich, in dem wir alle
zusammenarbeiten, ist die Genforschung,
Klinische Studien zur Genetik von Parkinson
stehen erst am Anfang und stellen einen Weg
in Richtung Prazisionsmedizin dar. Da sich diese
Forschung stetig weiterentwickelt, miissen
Regierungsbehdrden und Wissenschaftler die
richtige Anzahl und Art der Teilnehmer (mit und
ohne Genmutationen) fiir die einzelnen Studien
bestimmen, um aussagekraftige Daten erheben
zu kénnen.

Politik und Forschung stiitzen sich ebenfalls auf
die Technologie. Die mithilfe von Online-Studien
und Smartphones erhobenen Daten kénnen
Wissenschaftlern helfen, sich ein umfassenderes
Bild von einem Leben mit Parkinson zu machen.
Tragbare Gerédte erfassen, wie sich die Bewegung
bei der Einnahme von Medikamenten in Echtzeit
verdndert. Regierungsbehdrden miissen
festlegen, inwiefern neue und bereits verfiigbare
Technologien in klinischen Studien eingesetzt
werden kénnen und welche Art von Daten damit
erfasst werden kdnnen, um aussagekraftige
Ergebnisse zu erhalten.



Wer kann an klinischen
Prifungen teilnehmen?

Da klinische Prifungen sich unterscheiden, werden auch unterschiedliche
Freiwillige bendtigt. Immer gleich ist jedoch der konstante Bedarf an Teilnehmern
mit und ohne Parkinson (MP). Einige dirfte es Uberraschen, dass Angehorige
von Parkinson-Patienten sowie Personen ohne jegliche Verbindung zu dieser
Erkrankung fur den Fortschritt der Forschung genauso wichtig sind wie die

Patienten selbst.

Personen mit Parkinson

Es gibt nicht nur eine Art von Parkinson.
Jeder Patient leidet an seiner ganz eigenen
Form der Erkrankung. Aus diesem Grund
bendtigen klinische Studien Probanden aus
dem gesamten Parkinson-Spektrum, mit
verschiedensten motorischen und nicht-
motorischen Symptomen. Jede einzelne
Person unterstiitzt dabei die Anstrengungen
der Forscher, ein umfassenderes Bild der
Erkrankung zu zeichnen und zielgerichtete

Therapien zu entwickeln.

Denken Sie an Fakt 1:
Patienten sind die wichtigsten Partner
der Forschung.

e

In Interventionsstudien suchen Forscher
Freiwillige, die représentativ sind fiir die
Menschen, die die Therapie letztendlich
auch aufierhalb von Studien einsetzen
werden: Frauen und Ménner verschiedenen
Alters und unterschiedlicher ethnischer
Abstammung. Klinische Studien erfordern
ein breites Teilnehmerspektrum, weil -
neben der Einzigartigkeit von Parkinson

- alle Betroffenen unterschiedlich auf

die Behandlungsmethoden reagieren
kénnen. Wenn die Priifer verschiedene
Bevolkerungsschichten analysieren, kénnen
sie sicher sein, dass ihre Intervention fiir
eine breitgeficherte Gruppe von Parkinson-

Patienten sicher und wirksam ist.

In einigen Fillen kann es vorkommen, dass
die Forscher spezifische Untergruppen von

Parkinson-Patienten suchen. So treten zum

Beispiel manche mit Parkinson assoziierte
Genmutationen bei Personen mit bestimmtem
ethnischen Hintergrund hiufiger auf, wie etwa
bei Personen aschkenasisch-jiidischer oder
nordafrikanisch-berberischer Abstammung.
Bei der Untersuchung dieser Mutationen

und Therapien ist es sinnvoll, zunichst die
Personen dieser Abstammungen sowie ihre

Familien niher zu untersuchen.

Personen ohne Parkinson

Studienteilnehmer, die nicht an Parkinson
erkrankt sind, liefern der klinischen Forschung
grundlegende Informationen. Sie werden
héufig als , Freiwillige der Kontrollgruppe*
bezeichnet und kénnen einen Beitrag

sowohl zu Interventions- als auch zu
Beobachtungsstudien leisten. In Studien

der Phase I testen sie neue Therapien auf
ihre Sicherheit. In Beobachtungsstudien
konnen sie dem Studienteam helfen,
“Nicht-Parkinson-Werte“ zu definieren,

oder als Messlatte dienen, an der natiirliche
Verdnderungen einer Parkinson-Erkrankung
abgeglichen werden. Wenn Forscher die
Freiwilligen der Kontrollgruppe und die
Patienten nach Alter, Geschlecht und anderen
Merkmalen abgleichen, kénnen sie bewerten,
ob Unterschiede bei Befragungen oder
Untersuchungen (z. B. Bluttests, Hirnscans
oder Gedichtnisskalen) auf Parkinson

zurlickzufiihren sind.

Ein anderes Gebiet, auf dem Freiwillige fiir
die Kontrollgruppe (insbesondere diejenigen,
bei denen ein Familienmitglied an Parkinson
erkrankt ist) einen Beitrag leisten kénnen, ist

die Genforschung. Studien vergleichen unter

Umsténden die Gene von Familienmitgliedern
mit und ohne Parkinson, um festzustellen,
welche mit der Erkrankung verkntipft sind.

Sie kénnen auch Verwandte ersten Grades

mit Parkinson-assoziierten Genmutationen
untersuchen, um Einblicke in die Ursachen
der Erkrankung, Risikofaktoren und
potenzielle Schutzfaktoren zu erhalten. (Siehe
»Kapitel 3: Genetik und die Erforschung von
Parkinson*, S. 29.)

Unterschiedliche Studien
bendtigen unterschiedliche
Freiwillige

Da Studien die verschiedenen Aspekte von
Parkinson untersuchen, werden fiir jede
einzelne bestimmte Arten von Teilnehmern
gesucht. Zu Beginn erstellen die Forscher
Richtlinien - bekannt als Einschluss- und
Ausschlusskriterien - fiir diejenigen, die
teilnehmen diirfen und nicht diirfen.
Geeignete Freiwillige miissen die aufgefiihrten
Voraussetzungen erfiillen (oder eben nicht).
Diese kénnen beispielsweise Alter, Geschlecht,
Symptome, Krankheitsstadium, Medikation,
andere Erkrankungen oder genetische
Faktoren umfassen. Diese Checkliste soll
niemanden generell von Studien fernhalten.
Sie dient vielmehr dem Zweck, die richtigen
Personen den richtigen Studien zuzuordnen
und dem Studienteam Antworten auf ihre
Fragen zu liefern. Auch soll sie Risiken
minimieren. Mit Medikamenten behandelte
Personen, bei denen Wechselwirkungen

mit dem Studienmedikament nicht
ausgeschlossen sind, diirfen zum Beispiel

héufig nicht teilnehmen.

Kapitel 1 - Grundlagen der klinischen Forschung



2

Angehdrige durch
Forschung untersttitzen

Als bei Karen Jaffe Parkinson (MP) diagnostiziert
wurde, suchte ihr Ehemann Marc nach einer
Moglichkeit, ihr zu helfen. Er erfuhr, dass fir Studien
Freiwillige fir die Kontrollgruppe gesucht wurden

und wollte teilnehmen. , Ich wollte Karen mehr als nur
emotionale Unterstitzung bieten und dies war eine
konkrete Moglichkeit”, so Marc.

Trotzdem nahm er diese Gelegenheit nicht sofort
wahr. Er gibt zu, dass er Zweifel an bestimmten
Studienverfahren hatte und sich Sorgen machte,
dass die Untersuchungen moglicherweise
gesundheitliche Probleme aufdecken wiirden.

Aber sechs Monate spater machte Marc Karen ein
unerwartetes Geschenk: seine Aufnahmedokumente
fur die Initiative zu Progressionsmarkern der
Parkinsonkrankheit (Parkinson’s Progression
Markers Initiative; PPMI) der Michael J. Fox

Stiftung (MJFF).

Im Scherz sagt Marc, dass er an der PPMI, einer
Beobachtungsstudie fiir die Entdeckung von
Biomarkern fiir Parkinson (objektive Messparameter
fur die Diagnose und Nachverfolgung der Erkrankung)
teilnimmt, weil er kein Geburtstagsgeschenk hatte.
LJAls ich erfuhr, wie wichtig die Biomarker-Forschung
ist, liefsen sich meine Bedenken einfacher zerstreuen®,
fligt er ernsthaft hinzu.

Orientierung in klinischen Studien: Ein Leitfaden flr Parkinson-Patienten und ihre Familien

Im Rahmen der PPMI wird Marc nun jedes Jahr
verschiedenen Untersuchungen unterzogen. Es
wurden Fotos von seinem Gehirn gemacht und Blut
und Riickenmarksflissigkeit entnommen. Aufterdem
flllte er Fragebogen zu seinem Schlafverhalten aus
und absolvierte einen Gedachtnistest. In all den
Jahren seiner Studienteilnahme hat Marc keinen
einzigen Termin versaumt. Die Verfahren wurden in
verschiedenen Zentren mit verschiedenen Arzten
durchgefiihrt, und er sagt, dass das Personal sich
immer viel Miihe gegeben hat, damit er sich wohl fihlt.

Marc nimmt noch an anderen Studien teil. Wenn

er und Karen beide fuir eine Studie qualifiziert sind,
nutzten sie die Gelegenheit, um gemeinsam zu den
Terminen zu fahren. ,Wir sehen so viele Fortschritte®,
berichtet Marc. ,Wenn man an einer Studie teilnimmt,
bemerkt man die Veranderungen und sieht einen
Hoffnungsschimmer. Es ist toll, Teil des Prozesses zu
sein, der uns Hoffnung gibt.“



Forschung

Eine technologische
Revolution in der

Im 21. Jahrhundert beschleunigen technologische Innovationen
die Parkinson-Forschung. Patienten mit Parkinson (MP) und

Forscher profitieren dabei gleichermafien von den neuen
Instrumenten. FUr Menschen mit Parkinson ist es jetzt einfacher,

klinische Studien zu finden, an ihnen teilzunehmen und ihre

Erfahrungen mit der Krankheit festzuhalten. Und mit den neuen
Methoden zur Datenanalyse sind die Forscher in der Lage,

ein umfassenderes Bild von Parkinson zu zeichnen als in der

Vergangenheit.

Klinische Studien online verfligbar

Die weitverbreitete Verwendung des

Internets erdffnet Parkinson-Patienten neue
Moglichkeiten, an einer klinischen Studie
teilzunehmen. Einige Studien werden heutzutage
zu einem grofden Teil oder vollstandig online
durchgefiihrt. Dies erleichtert vielen Menschen
die Teilnahme bzw. macht sie (iberhaupt erst
moglich: Personen, die weit von den haufig fiir
Forschungszwecke genutzten wissenschaftlichen
Zentren entfernt wohnen, die in ihrer Mobilitat
eingeschrankt sind, die bisher niemandem

von ihrer Parkinson-Diagnose erzahlt oder die

einfach nicht viel Zeit haben.

So zum Beispiel befragt die Online-Studie der
Michael J. Fox Stiftung (MJFF), Fox Insight
(foxinsight.org), Parkinson-Patienten direkt zu
ihrer Erfahrung mit der Krankheit. Alle 9o Tage
loggen die Teilnehmer sich zu einer ihnen
passenden Zeit ein und informieren die Forscher
Uber ihre Symptome, Medikamente und andere
Aspekte ihres Lebens mit Parkinson. Werden
diese Daten als Ganzes analysiert, kdnnen die
Wissenschaftler anhand dieser Informationen
Erkenntnisse gewinnen, die zu einem besseren
Verstandnis der Erkrankung und zu neuen

Therapien flihren.

Nicht nur die Erweiterung des Umfangs und der
Diversitdt der geeigneten Teilnehmer, sondern

auch der Zugang tiber den Computer haben die

Teilnahme erleichtert. Ressourcen wie der Fox
Trial Finder (foxtrialfinder.org) der MJFF, ein
Online-Tool zum Abgleich klinischer Studien,
erleichtern Freiwilligen die Suche nach den
Studien, in denen sie als Teilnehmer benétigt
werden. Dazu zahlen auch die Studien, an denen
sie von zu Hause aus teilnehmen kénnen. Auch
Facebook und andere soziale Medien sind
mittlerweile eine Informationsquelle ftir
klinische Studien.

Mobile Technologie Ubergibt
Forschung an die Patienten

Bei einem typischen Praxisbesuch verbringt ein
Arzt zwischen fiinf und zehn Minuten mit der
Untersuchung eines Parkinson-Patienten. Dies ist
zwar wichtig fir die Behandlung von Parkinson,
aber angesichts der Variabilitdt der Symptome,
die eine Person Tag firr Tag und sogar wahrend
desselben Tages erfahren kann, ist es nur eine
Momentaufnahme der Erkrankung.

Mit Smartphones, Apps und tragbaren Gerdten
(Wearables) wie Fitnessarmbandern kénnen
Parkinson-Patienten jetzt rund um die Uhr
aufzeichnen, wie sie mit der Krankheit leben -
ihre Symptome, Medikamente, Auswirkungen
und Aktivitdt. Forscher nutzen diese Technologie
in eigenstandigen Versuchen und im Rahmen
von klinischen Priifungen, um lhre Kenntnisse
Uber potenzielle Interventionen zu erganzen und
bessere Moglichkeiten zu finden, Medikamente

anzupassen und den Krankheitsverlauf zu
beobachten. Technologie bringt Forscher
auflerdem zu den Patienten. Telemedizin

- elektronische Methoden zur interaktiven
Kommunikation in Echtzeit, zum Beispiel
Zweiwege-Video - ermdglichen es Arzten,
mit Patienten zu sprechen und ihren Zustand
zu bewerten, wahrend sich diese zu

Hause befinden.

Daten ermoglichen neue
Erkenntnisse

Online-Studien und tragbare Gerdte
ermoglichen die Erfassung grofder
Datenmengen von Tausenden Personen mit

und ohne Parkinson Uber einen langen Zeitraum.
Diese umfangreichen Datensatze ermoglichen
die Erkennung von Mustern, die konkrete
Einblicke in Parkinson bieten - Informationen,
die Forscher bisher nicht hatten. Dies bietet ein
enormes Potenzial fir die Entwicklung

einer Heilmethode.

Weitere Informationen (ber die Ressourcen der
MUJFF zu Online-Studien finden Sie im Anhang.
S. 42.
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Weltweite Zusammenarbeit zur
Beschleunigung von Studien

Ich war mein Leben lang véllig gesund. Als ich 44 war
und bei mir Parkinson festgestellt wurde, war ich véllig
Uberrascht. Als ich meine Diagnose akzeptiert hatte - ich
glaube, Akzeptanz ist sehr wichtig, um weiterzumachen
- ging es nur noch darum, was ich dagegen tun konnte.
Ich fragte mich: ,Will ich Clyde sein, der Parkinson hat,
oder Clyde, der etwas gegen seine Parkinson-Krankheit
tut? Ich entschied, dass ich mir, meiner Familie und den
anderen zehntausenden Australiern mit Parkinson (MP)
helfen wollte. Ich wusste, dass ich dieses Ziel am besten
durch Forschung verwirklichen konnte, aber ich hatte
nicht die notwendigen Instrumente, um mich einbringen
zu kénnen.

Aus einem vor kurzem mit ,,Parkinson diagnostizierten
Patienten wurde ein Forschungsforderer, der eine
Organisation mit dem Namen ,Shake It Up Australia
Foundation“ griindete. Obwohl mir jeglicher
medizinischer Hintergrund fehlte, lernte ich schnell, wie
Forschung betrieben und finanziert wird. In Australien
gab es gute Forscher, aber eine unzureichende
Finanzierung. Aus diesem Grund bin ich eine
Kooperation mit der Michael J. Fox Stiftung (MJFF)
eingegangen, um ihre strategische Ausrichtung und

das patientenorientierte Finanzierungsmodell zu uns zu
bringen. Seit der Einflihrung der Shake It Up Australia
Foundation im Jahr 2011 haben wir mehr als 6 Millionen

Orientierung in klinischen Studien: Ein Leitfaden fiir Parkinson-Patienten und ihre Familien

Dollar im Bereich der Parkinson-Forschung kofinanziert,
was uns zum grofiten nichtstaatlichen Unterstiitzer des
LLandes macht.

Wir haben jedoch gemerkt, daass Finanzierung allein
nicht ausreicht und dass wir Freiwilligen die Studien
ndherbringen missen, in denen sie als Teilnehmer
bendtigt werden. Wieder haben wir mit der MJFF
zusammengearbeitet, um ihr Online-Tool zum
Abgleich klinischer Studien, den Fox Trial Finder, auch
in Australien verfligbar zu machen. Seit 2013 haben
mehr als 2.000 Australier diese Ressource genutzt,

um klinische Studien zu finden, die Teilnehmer suchen.

Wir machen Fortschritte bei unserer Suche nach
Moglichkeiten, Parkinson zu verlangsamen, zu andern
und zu heilen. Ich plane eine bessere Zukunft, obwohl
meine Zukunft mit Parkinson anders sein wird als meine
Gegenwart. Ich bin fest davon Uberzeugt, dass es fur
jeden einen Weg gibt, einen Beitrag zu leisten, und dass
die Ergebnisse unserer Beitrdge in ihrer Gesamtheit
schlussendlich zu einer Heilung fiihren werden.

Clyde Campbell ist Griinder der Shake It Up Australio
Foundation. Er lebt mit seiner Frau und seinen drei
Kindern in Sydney, Australien.



Wie kann ich mich an der
Parkinson-Forschung beteiligen?

Wenn Sie Uber eine Teilnahme an einer klinischen Studie nachdenken, missen
Sie die potenziellen Vorteile und Risiken abwagen - genauso als wirden Sie
aufgrund lhrer Parkinson-Symptome ein neues Medikament erhalten oder
eine Operation in Betracht ziehen. Bei jeder Entscheidung, die Sie im Leben
treffen, mussen Sie sicherstellen, dass die Vorteile die Nachteile Uberwiegen.

Die Teilnahme an einer Forschungsstudie kann
den Zugang zu Parkinson-Experten und den
neuesten Behandlungsmethoden ermdoglichen.
Sie kann fiir Sie aber auch Risiken,
Nebenwirkungen oder Unannehmlichkeiten
mit sich bringen. Besprechen Sie Thre
Gedanken im Hinblick auf die Forschung mit
Threr Familie und Threm Arzt. Sprechen Sie
auflerdem mit Threm Studienteam {iber die
Voraussetzungen fiir eine bestimmte Studie.
Thr Arzt hilft Thnen, zu entscheiden, welche
Art von Forschung fiir Thre individuelle

Situation am ehesten in Betracht kommt.

Wagen Sie potenzielle
Vorteile und Risiken ab

Moglicherweise hilft es Thnen, allgemeine
und studienspezifische Vor- und Nachteile
zu notieren. Personen mit Parkinson nennen
als Vorteile einer Studienteilnahme héufig
folgende Punkte:

+ Sie wirken aktiv an der eigenen Behandlung
mit.

+

Sie bringen die Wissenschaft fiir sich selbst,
andere in der Parkinson-Gemeinschaft und
zukiinftige Generationen voran.

+

Sie haben Zugang zu vielversprechenden
neuen Therapien, die auflerhalb der
klinischen Forschung nicht erhéltlich sind.

+

Sie arbeiten mit Parkinson-Experten
zusammen, hiufig in fiihrenden
medizinischen Einrichtungen.

+

Sie nehmen bei den neuesten Therapien
und Forschungen eine fithrende Rolle ein.

Generell umfassen Risiken einer Studie, bei
der neue Behandlungsformen untersucht
werden, mogliche Nebenwirkungen oder
unerwiinschte Ereignisse. Wahrend der
Patientenaufkldrung werden Sie tiber die
studienspezifischen Risiken informiert. Es
werden Sicherheitsvorkehrungen getroffen,
um schwere Nebenwirkungen zu minimieren;

diese sind jedoch in einigen Studien

moglich. Weitere potenzielle Nachteile einer

Studienteilnahme sind unter anderem:

+ kein Nutzen durch eine Priifbehandlung,

+ keine Moglichkeit, die Behandlungsgruppe
zu wihlen (Behandlung oder Placebo), der
Sie in einer randomisierten Studie zugeteilt
werden,

+ Kosten, die Thre Versicherung nicht trégt,
oder

+ hdufigere Besuche eines Priifzentrums oder
eines Krankenhauses.

Wenn Sie die mit bestimmten Studien

verbundene Zeit und Miihe abschreckt,

denken Sie daran, dass es viele verschiedene

Studien gibt, die ein unterschiedliches Maf§

an Engagement erfordern. Eine Online-Studie

oder eine Studie, die nur einen einzigen
personlichen Besuch erfordert, eignet sich
moglicherweise besser.

Informieren Sie sich Uber
Parkinson-Studien

Wenn Sie eine Teilnahme in Betracht
ziehen, sehen Sie sich die Studien an, fiir
die Freiwillige gesucht werden. Sie haben
zahlreiche Moglichkeiten, sich selbst {iber
verfiighare Studien zu informieren:

+ Sprechen Sie Thren Arzt auf klinische
Forschungsprojekte an, die er oder seine
Kollegen vielleicht leiten.

7
Denken Sie an Fakt 6:
Es gibt viele Moglichkeiten,
Priifungen und Studien zu finden.
d

+ Fragen Sie andere Parkinson-Patienten, die
bereits an Studien teilgenommen haben,
nach ihren Erfahrungen.

+ Melden Sie sich bei Fox Trial Finder
(foxtrialfinder.org) an, dem Online-Tool

+

der MIFF, bei dem geeignete Freiwillige
Kklinischen Studien zugeordnet werden,
die Teilnehmer suchen.

Besuchen Sie eine lokale Messe fiir
Kklinische Studien, auf der Sie mehr
tiber die verschiedenen in Threr Region
durchgefiihrten Studien erfahren.

Suchen Sie auf www.clinicaltrials.gov, einer
von der US-Behoérde National Institutes

of Health betriebenen Website, die
Informationen tiber klinische Priifungen und
Studien in allen 50 Staaten der USA und in
mehr als 200 Landern bereithilt.
Informieren Sie sich anhand der Websites
und Ressourcen der MJFF und anderer
Organisationen.

Sprechen Sie mit lhrem Arzt

Thr Arzt kennt Thre medizinische Situation

am besten. Daher ist es wichtig, sich seine

Meinung zur Forschung anzuhoren und sich

bei ihm zu erkundigen, wie Sie teilnehmen

konnen. Folgende Fragen mochten

Sie méglicherweise nicht nur mit dem

Studienteam, sondern auch mit Threm Arzt

besprechen:

+

Kann ich mich weiterhin von meinem
eigenen Arzt behandeln lassen?

Die kurze Antwort lautet: Ja. Auch wenn

Sie im Rahmen der Studie Termine beim
Kklinischen Forschungsteam wahrnehmen
werden, entsprechen diese nicht Threr
normalen medizinischen Versorgung. Die
Parkinson-Arzte, die Sie im Zusammenhang
mit einer klinischen Studie aufsuchen
werden, treffen keine Entscheidungen im
Hinblick auf Thre fortlaufende medizinische
Versorgung und Ihre Parkinson-Behandlung.
Sie kénnen und sollten Thre zustandigen
Arzte weiterhin aufsuchen. Diese sollten
sich, sofern moglich, mit dem Studienteam
absprechen, damit sie tiber Thre Teilnahme
immer auf dem Laufenden gehalten

Kapitel 1 - Grundlagen der klinischen Forschung 15
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werden. Besonders wichtig ist es ftir Ihren
Parkinson-Arzt zu wissen, ob und wie

Thre Parkinson-Medikamente withrend
Threr Studienteilnahme angepasst werden.
Sollten Sie sich aufferdem Untersuchungen
unterziehen und die Ergebnisse erhalten,
so sind diese moglicherweise auch fiir Thre
zustdndigen Arzte von Interesse.

Was ist mit Medikamenten, die ich
einnehme, oder anderen Erkrankungen,
die ich habe?

Studienprotokolle sowie Ein- und
Ausschlusskriterien beriicksichtigen
Medikamente und Krankheiten, sodass
die richtigen Personen fiir die richtigen
Studien ausgewdhlt werden. Eine
bestimmte Erkrankung, wie zum Beispiel
Gedichtnisschwund, kann bedeuten, dass
Sie fiir eine Studie ungeeignet sind. Fiir
eine andere konnten Sie dagegen genau
aus diesem Grund der richtige Teilnehmer
sein. Forscher betrachten sorgféltig alle
Erkrankungen, wie hohen Blutdruck oder
Herzkrankheit, sowie die Medikamente,
die dagegen angewendet werden. Sollte
eine Studie ein zu grofles Risiko fiir Sie
darstellen, wiirden Sie von der Teilnahme
daran ausgeschlossen. Auch passen die
Studienteams Medikamente, die nicht mit
Parkinson in Verbindung stehen, wihrend
einer Studie nicht an. Thre Parkinson-
Medikamente miissen im Rahmen der
Studie jedoch maoglicherweise angepasst
werden. Dariiber sollten Sie bereits im
Voraus mit Threm Parkinson-Arzt sprechen.

Wie sieht es mit Versicherungsschutz und
Kosten aus?

Mit einer klinischen Studie sind zwei

Arten von Kosten verkniipft: die
Standardversorgung des Patienten

und die Forschung. Kosten flir die
Standardversorgung des Patienten hidngen
mit der Behandlung Ihrer Parkinson-
Erkrankung zusammen - unabhéngig
davon, ob Sie Teilnehmer einer Studie

sind oder nicht. Dazu zihlen Arztbesuche,
Medikamente, Laboruntersuchungen

und Bildgebungsverfahren. Diese Kosten
werden oft von den Krankenkassen
tibernommen. Forschungskosten — das
Studienmedikament sowie Kosten fiir
ausschlieilich im Rahmen der Studie
durchgefiihrte Laboruntersuchungen

oder Bildgebungsverfahren - {ibernimmt
die Versicherung fiir gewShnlich nicht.
Diese werden jedoch vom Geldgeber der
Studie bezahlt. Kosten im Zusammenhang
mit Problemen, die wihrend einer
Forschungsstudie moglicherweise auftreten,
werden je nach Studie unterschiedlich
gehandhabt. Uber Versicherungsschutz und

+

+

+

Kosten sollten Sie ausfiihrlich mit Threm
Versicherer und dem Studienteam sprechen.

Was geschieht, wenn ich ein Placebo
erhalte?

Einige Personen melden sich freiwillig fiir
klinische Studien an, in der Hoffnung, ein
neues Medikament zu erhalten. Leider
kénnen Sie sich die Gruppe, der Sie per
Zufallsverfahren zugeordnet werden, nicht
aussuchen. (Eine Zuweisung der Patienten
durch Randomisierung stellt sicher, dass
die Behandlungs- und die Placebogruppen
vergleichbar sind. Das bedeutet, dass die
Wissenschaft und die Mathematik hinter
der Studie stérker sind.) Die méglichen
Vorteile und Risiken neuer Therapien
miissen gegen die Vorteile und Risiken
abgewogen werden, die bestehen, wenn
diese Therapie nicht angewandt wird

(d. h. ein Placebo verabreicht wird). Die
Personen, die in der Studie ein Placebo
erhalten, spielen eine sehr wichtige Rolle.
Sie helfen den Forschern, sicherzustellen,
dass alle Auswirkungen — ob positiv oder
negativ — durch die Behandlung und

keinen anderen Faktor verursacht werden.
Placebokontrollierte Studien bieten in der
klinischen Forschung den héchsten Grad an
wissenschaftlicher Evidenz fiir (oder gegen)
Therapien. Erkundigen Sie sich danach, wie
hoch die Wahrscheinlichkeit ist, dass Sie
ein Placebo erhalten. In vielen Studien liegt
sie nicht bei 50 Prozent, sondern es werden
mehr Personen mit der experimentellen
Therapie behandelt als mit Placebo.

Was geschieht, wenn ich die Studie
verlassen mochte?

Thre Teilnahme ist freiwillig. Das

bedeutet, dass Sie die Studie jederzeit
verlassen kénnen - auch wenn Sie
natiirlich idealerweise bis zum Ende dabei
bleiben sollten. Die Lebensumstinde,
Verdnderungen der Gesundheit oder
andere Faktoren kénnen dazu beitragen,
dass sich ein Teilnehmer fiir den Abbruch
entscheidet. Dies ist jederzeit zuldssig. Um
offiziell aus einer Studie auszuscheiden,
miissten Sie das Studienteam informieren
und ein spezielles Protokoll einhalten.
Manchmal kénnen Sie auch dann in einer
Studie bleiben, wenn Sie die Einnahme
des Studienmedikaments absetzen. Dies
kann den Forschern helfen, auch weiterhin
wertvolle Daten zu erfassen.

Wie soll ich entscheiden, ob ich an einer
Studie teilnehmen sollte?

Letztendlich liegt die Entscheidung
tiber eine Studienteilnahme bei
Thnen. Diese sollten Sie jedoch nicht
alleine treffen. Fragen Sie Personen
Thres Vertrauens, zum Beispiel Thren

Orientierung in klinischen Studien: Ein Leitfaden flr Parkinson-Patienten und ihre Familien

Pflegepartner, Angehdrige und Thren Arzt,
nach ihrer Meinung. Stellen Sie sicher, dass
das Studienteam alle Ihre Fragen beantwortet,
damit Sie eine fundierte Entscheidung
treffen kénnen. Berticksichtigen Sie bei
speziellen Studien die folgenden Fragen:
Was ist das Ziel dieser Studie?

+

+

Um welche Intervention geht es genau?
Wenn es zum Beispiel um ein Medikament
geht, wie oft am Tag muss ich Tabletten
einnehmen?

+

Welche potenziellen Vorteile und Risiken
gibt es? Wie lassen sich diese mit der
Behandlung vergleichen, die ich derzeit
erhalte?

+

Wie grof ist in einer interventionellen
Studie die Wahrscheinlichkeit, dass ich der
Placebogruppe zugeordnet werde?

+

Welche Arten von Nebenwirkungen konnten
auftreten?

+ Wie kénnte sich die Studie auf meinen
Alltag auswirken? Wie oft muss ich mich
mit dem Studienteam treffen und wie lange
dauern
diese Besuche?

+ Wo und wann erfolgen die Untersuchungen?

+

Welche Arten von Informationen werden
erfasst?

+

Muss mich ein Pflegepartner oder eine
andere Person zu den Besuchen vor Ort
begleiten?

+

Muss ich im Krankenhaus bleiben?

+ Werden meine Auslagen erstattet?

+

Wie lange dauert die Studie?

+

Muss ich meine Parkinson-Medikamente
absetzen oder meine Dosis dndern?

+

Kann ich die Behandlung nach Ende der
Studie fortsetzen, wenn sie bei mir wirkt?

+

Was geschieht, wenn ich nicht mehr
teilnehmen mochte?

Wahrscheinlich fallen Thnen noch viele weitere
Fragen ein, die sich speziell auf Thre Situation
oder die jeweilige Studie beziehen. Nehmen
Sie sich Zeit, die benétigten Informationen
einzuholen, damit Sie sich in Bezug auf Thre
Entscheidung fiir eine Teilnahme an der

Parkinson-Forschung sicher sind.



Ohne Forschung wird es
keine Heilung geben

Ich kénnte keine Medizin praktizieren, ohne zu
forschen. Ich sehe, dass Menschen, die seit 20 oder
30 Jahren an Parkinson leiden, mit den Einschrankungen
und Komplikationen derzeitiger Therapien leben
mussen. Ich mochte Teil des Prozesses sein, durch den
es die Patienten in Zukunft besser haben - mit dem
Ziel, dass irgendwann niemand mehr an Parkinson
leiden wird.

Genau das mdchten Parkinson-Patienten: Heilung. Und
dieses Ziel werden wir erreichen - so optimistisch bin
ich -, allerdings nicht ohne Forschung und Freiwillige.

Ich erkldre allen, dass es fir jeden die richtige

Option gibt - eine Beobachtungs- oder eine
Interventionsstudie, je nachdem, womit Freiwillige
sich wohlftihlen. M6chten Sie an einer Phase-II-Studie
mit Lumbalpunktion mitwirken? Vielleicht ja, vielleicht
nein. Mochten Sie ein Formular ausfillen, damit wir
uns einige okologische Wechselwirkungen genauer
anschauen kénnen? Warum nicht? Es gibt fir jeden
die passende Option.

Und jede Art von Teilnahme bringt Informationen. Die
klinischen Prifungen fiir neue Therapien sind natdrlich
wichtig, aber auch klinische Beobachtungen kénnen
einen hohen Stellenwert haben. Auch die kleinen
Dinge zéhlen.

Es gibt unterschiedliche Beweggriinde fiir die
Teilnahme an einer Forschungsstudie. Mit einem
meiner Patienten diskutiere ich immer wieder: Ist

die Teilnahme an der Forschung selbstlos oder
egoistisch? Es kann dem eigenen Zweck dienen, aber
genauso helfen Sie anderen. Es ist eine der wenigen
Gelegenheiten im Leben, bei denen Sie gleichzeitig
egoistisch und selbstlos sein kdnnen. Wie oft kénnen
Sie das schon behaupten?

Dr. Susan Bressman ist Vorsitzende der Mirken-

Abteilung und Professorin fiir Neurologie an der Icahn
School of Medicine at Mount Sinai in New York City.

Kapitel 1 - Grundlagen der klinischen Forschung
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WWair konnen es nur dann
nicht, wenn wir es nicht tun.“

Michael J. Fox \



Die Teilnahme an einer
linischen Studie auf Ihrem
| ebensweg mit Parkinson

Im Laufe Ihres Lebens mit Parkinson tun sich viele Mdglichkeiten auf, um an
Studien teilzunehmen. Egal, in welchem Stadium der Parkinson-Krankheit
Sie sich gerade befinden, Sie kdnnen immer einen Beitrag leisten. Wenn

Sie gerade erst die Diagnose erhalten haben und noch keine Medikamente
einnehmen, sind Sie moglicherweise fir Studien geeignet, in denen Therapien
zur Verlangsamung der Krankheitsprogression untersucht werden. Vielleicht
haben Sie in den letzten Jahren aber auch mehrere Medikamente gegen

die Parkinson-Krankheit (MP) ausprobiert. In diesem Fall konnten Sie fur
Prifarzte interessant sein, die untersuchen, wie sich vorhandene Therapien
verbessern lassen. Wenn Sie an Dyskinesie, Gleichgewichtsstérungen oder
Gedachtnisproblemen leiden, sind Sie moglicherweise in der Lage, neuen
Therapien zur Behandlung dieser Symptome zum Durchbruch zu verhelfen.

Hunderte von Parkinson-Studien werden derzeit Sie sich als Freiwilliger melden, die Teilnahme an der
durchgefiihrt, und alle bendtigen Freiwillige mit Forschung ist eine Moglichkeit, aktiv nach Antworten
Parkinson. Einige konzentrieren sich auf Methoden zur zu suchen. Fiir die meisten ist die Teilnahme eine
Diagnose von Parkinson, andere auf die Behandlung bereichernde und lohnende Erfahrung.

des unerfiillten Bedarfs — Probleme wie Stiirze und Die Forschung ist fiir jeden Aspekt von Parkinson

Demenz, fiir die es nur wenige zugelassene medizinische : ) : .
. gezug von Bedeutung. In diesem Kapitel wird beschrieben,

Konzepte gibt. Wiederum andere untersuchen welche Arten klinischer Priifungen und Studien fiir die

neuartige Arzneimittel, die das Potenzial haben, den S : : :
8 . . unterschiedlichen Stadien Ihrer Parkinson-Krankheit

Krankheitsverlauf zu modifizieren. Présenz- : : . : PP
SIS EHEE A ROR S = verfiigbar sind und warum jede einzelne wichtig ist.
und Online-Studien bieten Personen mit einem breiten

Symptomspektrum und verschiedensten Medikationen

die Moglichkeit, sich stdrker in die eigene Behandlung

und in die Parkinson-Gemeinschaft einzubringen.

Eine Teilnahme ist jederzeit moglich. Einige Parkinson-
Patienten nehmen im Laufe der Erkrankung an vielen

verschiedenen Studien teil. Egal, wann oder warum

Kapitel 2— Die Teilnahme an einer klinischen Studie auf Ihrem Lebensweg mit Parkinson
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Teilnahme an Studien

iNn den ersten Jahren

mit Parkinson

In den ersten Monaten und Jahren nach einer
Parkinson-Diagnose konnen Sie sich sehr
Uberfordert fuhlen. Bei der Verarbeitung von
Emotionen, der Frage, wohin Sie die Parkinson-
Krankheit (MP) fUhren kann, und der Erwagung von
Behandlungsmaglichkeiten, konnten Sie

(wie viele andere) beschliefen, lhre Erkrankung an
Parkinson geheim zu halten. Es Uberrascht kaum,
dass nur wenige Betroffene in dieser Zeit Uber eine
Teilnahme an klinischen Studien nachdenken. Bei
einer so starken Belastung scheint die freiwillige
Teilnahme an einer Studie nur eine untergeordnete
Prioritat zu haben.

Aber die Patienten kénnen in den ersten
Jahren nach ihrer Parkinson-Diagnose einen
einmaligen Beitrag zur Forschung leisten.
Aufierdem bieten Thnen klinische Studien
moglicherweise Zugang zu aufkommenden
neuen Therapien, Kontakt mit fiihrenden
Parkinson-Spezialisten und eine Gelegenheit,
Thre Gesundheit in die eigene Hand zu
nehmen. Zu Beginn der Parkinson-Krankheit
kann es sich anfiihlen, als wiire das Leben auf
den Kopf gestellt worden. Die Teilnahme an
einer Studie kann dabei als Orientierungshilfe,

als Kompass, dienen.

Orientierung in klinischen Studien: Ein Leitfaden flr Parkinson-Patienten und ihre Familien

Progression von Parkinson
aufhalten

Eine krankheitsmodifizierende Therapie - eine
Therapie, die das Fortschreiten von Parkinson
verlangsamen, aufhalten oder sogar umkehren
wiirde — wiére fiir Parkinson-Patienten eine
grofiartige Entdeckung. Mehrere Therapien
mit diesem Potenzial werden bereits in
klinischen Priifungen untersucht bzw. stehen
kurz davor. Fiir diese Arzneimittel wurde in
Labor- und Populationsstudien nachgewiesen,

dass sie die Progression verlangsamen oder



das Parkinson-Risiko senken kénnen. Jetzt
untersuchen Wissenschaftler ihre Sicherheit
und Wirksamkeit.

Viele Priifungen benétigen Teilnehmer,

die erst vor Kurzem die Diagnose erhalten
haben und héufig noch nicht mit Parkinson-
Medikamenten behandelt wurden. (Forscher
bezeichnen dies als De-novo-Parkinson.)
Einige Studien lassen Patienten zu, die

mit bestimmten Parkinson-Medikamenten
behandelt werden. Jede Studie hat ihre
eigenen Kriterien. Da viele Patienten sich in
den ersten Jahren der Parkinson-Krankheit
zuriickhalten oder sich der Studien, die
Freiwillige bendtigen, nicht bewusst sind,
haben diese Studien oft Schwierigkeiten,
gentigend Teilnehmer zu finden.

Dennoch sind Studien zu
krankheitsmodifizierenden Therapien nicht fiir
jeden geeignet. Aufgrund der Art oder Schwere
der Symptome mtissen einige Betroffene
umgehend medikamentts behandelt

werden. Andere fiirchten, moglicherweise

ein Placebo zu erhalten. (Viele Studien

sind placebokontrolliert. Das bedeutet, eine
Teilnehmergruppe nimmt ein Placebo ein,
zum Vergleich mit der Gruppe, die mit dem
Priifpréparat behandelt wird.) So oder so
kénnen neu diagnostizierte Personen viele
wertvolle Beitrdge zur Parkinson-Forschung

leisten.

Behandlung erster Symptome

Die Parkinson-Diagnose basiert auf den
motorischen Leitsymptomen: Tremor,
Steifheit und Langsamkeit der Bewegung.
Andere nicht-motorische Symptome wie
Depression und Verstopfung kénnen
sogar noch vor der Verdnderung der
Bewegungsablédufe auftreten. Es gibt viele
klinische Studien, in denen Therapien zur
Behandlung dieser Symptome — sowohl
motorische als auch nicht-motorische -
untersucht werden. In einigen klinischen
Priifungen werden keine neuen Arzneimittel

untersucht.

S
Denken Sie an Fakt 2:

Es gibt eine/mehrere fiir Sie geeignete
Studie/n.

So konnten Sie zum Beispiel an einer
Bewegungsstudie fiir Fatigue oder an einer
Studie zu kognitiver Verhaltenstherapie fiir
Stimmungsschwankungen teilnehmen. Und

nicht alle Studien fiir das Frithstadium von

Parkinson suchen Patienten, die noch nicht
medikamentds behandelt werden. Zum
Beispiel ist es fiir eine Studie von nicht-
motorischen Symptomen nicht erforderlich,
dass die Teilnehmer ihre Medikation gegen

die motorischen Symptome verdndern.

Erforschung von
Krankheitsbeginn und
Progression

Von Patienten im Parkinson-Frithstadium
konnen die Wissenschaftler viel tiber die
Erkrankung lernen. Wir miissen noch

viel dariiber lernen, warum und wie

Parkinson entsteht. Dabei kénnen kiirzlich
diagnostizierte Freiwillige helfen. Die
Teilnahme an einer Studie tiber einen langeren
Zeitraum ermdglicht den Forschern auflerdem
die Untersuchung der Parkinson-Progression.
Diese Informationen kénnen uns zeigen, wie
wir den individuellen Krankheitsverlauf eines
Patienten prognostizieren und neue Therapien
entwickeln und testen konnen, um die
Progression aufzuhalten.

Studien, die Informationen iiber den
Krankheitsbeginn und die Progression
hervorbringen und die keine neue Therapie
testen, werden Beobachtungsstudien genannt,
die es in verschiedenen Formen und in
unterschiedlichem Umfang gibt. Wenn Sie an
einer Beobachtungsstudie teilnehmen, wird
bei Thnen méglicherweise ein Gehirnscan
durchgefiihrt. Dadurch kénnen Anderungen
festgestellt werden, die eine Diagnose und
Nachverfolgung der Krankheitsprogression
(d. h. Biomarker) erméglichen. Fiillen Sie
Online-Fragebdgen zu Thren Symptomen
aus, um festzustellen, wie sich Thre Krankheit
mit der Zeit verdndert, oder nehmen Sie

an einmaligen Befragungen teil, um zu
erfahren, ob Sie bestimmten Risikofaktoren
ausgesetzt waren. Alternativ konnen Sie
Hautzellen abgeben, die Wissenschaftler in
Dopaminzellen umwandeln, um Parkinson
Hin einer Schale“ zu untersuchen - eine
andere Methode, um zu priifen, was bei
Parkinson nicht funktioniert (und um
potenzielle Angriffspunkte fiir Medikamente

zu identifizieren).

Bei einigen Beobachtungsstudien wird
Himgewebe entnommen, anhand dessen
die Forscher Parkinson genauer untersuchen
kénnen. Wihrend Thnen so etwas wie

eine Spende von Hirngewebe vielleicht

erst spiter im Leben oder wihrend Threr

Parkinson-Erkrankung in den Sinn kommt,

kénnen Menschen mit und ohne Parkinson
dies jederzeit in Betracht ziechen. Wenn
Hirngewebe mit Informationen tiber Thre
Symptome und Ihren Krankheitsverlauf

in Verbindung gebracht wird, ist es fiir die
Wissenschaftler hdufig sogar noch niitzlicher.
Es ist also sinnvoll, bereits im frithen Stadium
dartiber nachzudenken. (Siche ..Spende von

Hirngewebe an die Forschung®, S. 24.)

Optionen frihzeitig erkennen

Wenn bei Thnen kiirzlich Parkinson
diagnostiziert wurde, sind fiir Sie unter
Umstédnden Informationen tiber die Vorteile
und Risiken einer Studienteilnahme und
die Verfiigbarkeit von Studien interessant,
bevor Sie sich medikamentds behandeln
lassen — insbesondere bei nur leichten
Symptomen. Dann kénnen Sie gut vorbereitet
ein fundiertes Gespréach mit Threm Arzt fithren
und gemeinsam die fiir Sie beste Option
erarbeiten.
d
Denken Sie an Fakt 1:
Patienten sind die wichtigsten Partner
der Forschung.

Viele Arzte, besonders, wenn sich ihre Praxis
weit von den klinischen Studienzentren
befindet, bringen mdoglicherweise eine
Studienteilnahme nicht zur Sprache. In einer
2014 im Auftrag der Michael J. Fox Stiftung
(MJFF) und dem Pharmaunternehmen
AbbVie von Harris Poll durchgefiihrten
Umifrage gab nur einer von zehn Arzten

an, dass er mit seinen Patienten tiber das
Thema Forschung spricht. Diese Gespréche
werden vielleicht aus Zeitnot nicht gefiihrt,
insbesondere wenn die Arzte selbst sich in
erster Linie auf die Behandlung und nicht auf
die Forschung konzentrieren. Nichtsdestotrotz
erkldren Parkinson-Patienten, dass Sie sich an
ihre Arzte wenden, um Informationen tiber
Forschung und Beteiligungsmoglichkeiten zu
erhalten. Siehe ,Kapitel 1: Grundlagen der
Kklinischen Forschung®, S. 7, um Tipps fiir ein
Gesprach mit Threm Arzt und Informationen
{iber verftigbare Studien zu erhalten.

Nur wenn Sie Thre Moglichkeiten

frithzeitig kennen, kénnen Sie eine fundierte
Entscheidung treffen. Zu Beginn der
Erkrankung — einer Zeit, die sehr

anstrengend sein kann - bietet die Teilnahme
an Forschungsprojekten eine Moglichkeit fiir
Betroffene, die Oberhand {iber ihre Erkrankung
zu behalten und etwas zu bewegen.

Kapitel 2 - Die Teilnahme an einer klinischen Studie auf Threm Lebensweg mit Parkinson
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Der Parkinson-Diagnose ein
wenig Sinn geben

Dan Kinel fing nur drei Monate nach seiner Parkinson-

Diagnose an, sich an der Forschung zu beteiligen. Dies

war eine unvorhergesehene Entscheidung.

Forschung war das letzte, was ihm in den Sinn
gekommen ware. Wie so viele Patienten mit neuer
Diagnose tat Dan sich schwer, die potenziellen
Auswirkungen von Parkinson auf sein Leben zu
verstehen und zu akzeptieren. Er war Partner einer
Rechtsanwaltskanzlei, hatte eine junge Familie und ein
reges Sozialleben. ,Gerade noch fihlte ich mich vollig
gesund und plétzlich hatte ich Parkinson. Ich fiel in ein
tiefes schwarzes Loch.“

Als zwei Freunde Dan zu einem Kurzurlaub nach New
York City mitnahmen, um ihn aufzuheitern, fand er
sich zufdllig auf der von der MJFF veranstalteten
Eroffnungsmesse fir klinische Studien wieder. Bei
dieser Veranstaltung, bei der Parkinson-Patienten
Uber Studien informiert werden, fr die Teilnehmer
gesucht werden, horte er von der dringenden Suche
nach Freiwilligen - insbesondere den Personen, bei

denen erst kirzlich die Diagnose erfolgte und die noch

nicht medikamentos behandelt wurden. Durch diese
Informationen fand Dan den Sinn, den er seit dem
Tag seiner Diagnose gesucht hatte. Als er die Messe
verlief3, hatte er sich fir zwei Studien angemeldet.
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Seitdem hat Dan nicht aufgehort. In den letzten
vier Jahren hat er an mehr als einem Dutzend
Beobachtungs- und Interventionsstudien
teilgenommen, sowohl persénlich als auch online.
Jede Studie, an der ich teilnehme, verdndert meine
Sichtweise®, erklart er. ,Ich nutze jede Gelegenhelit,
Fragen zu stellen, von den Forschern zu lernen und
mir und anderen mit Parkinson zu helfen “

Mittlerweile ist er auflerdem ein Botschafter fir

die Forschung, der in seiner Gemeinde Uber die
Bedeutung einer Beteiligung an klinischen Studien,
den Bedarf an Freiwilligen und Moglichkeiten

der Teilnahme informiert. Dan sagt, dass ihm

sein Wirken an vorderster Front der Forschung
Energie und Motivation verleiht. ,Die Teilnahme an
Forschungsprojekten verdndert deine Sichtweise auf
die Diagnose, die medizinischen Versorger und die
Welt um dich herum. Du fuhlst dich, als wiirdest du
eine wichtige Rolle bei der Lésung eines Problems
spielen, das Millionen von Menschen betrifft.«



-orschungsbeteiligung
Im spateren Stadium der
Parkinson-Krankheit

Wahrend einige klinische Prifungen und

Studien Teilnehmer suchen, die am Anfang des
Krankheitsverlaufs stehen, bendtigen viele andere
Freiwillige, bei denen bereits vor einiger Zeit
Parkinson festgestellt wurde. Patienten, die sich im
mittelschweren oder fortgeschrittenen Stadium
der Krankheit befinden, insbesondere diejenigen,
bei denen chirurgische Eingriffe zur Behandlung
der Krankheit durchgefiihrt wurden, sind unter
Umstanden fUr zahlreiche verschiedene Interventions-
und Beobachtungsstudien geeignet.

e
Denken Sie an Fakt 2:
Es gibt eine/mehrere fiir Sie geeignete Studie/n.

e

Eine Teilnahme in einem spateren Krankheitsstadium
kann jedoch mehr Unterstitzung von Angehorigen
und Behandlungspartnern erfordern. Sprechen Sie
mit Ihrem Arzt und lhrem Unterstutzungsnetzwerk
Uber fur Sie geeignete Studien.

Kapitel 2 - Die Teilnahme an einer klinischen Studie auf Threm Lebensweg mit Parkinson



Untersuchung der
Symptome in einem spateren
Krankheitsstadium

Viele Aspekte der Parkinson-Krankheit

(MP) kénnen erst in einem spéteren
Stadium untersucht werden. Bestimmte
Symptome - z. B. Demenz, Geh- und
Gleichgewichtsprobleme sowie Dyskinesie
(unkontrollierte Bewegungen) —

treten hauptsichlich bei Personen mit
mittelschwerem oder fortschreitendem
Parkinson auf. Studien fiir ein besseres
Verstdndnis dieser Aspekte von Parkinson und
fiir die Untersuchung von Behandlungen, mit
denen die Auswirkungen reduziert werden
konnen (z. B. Medikamente, korperliche
Aktivitit, Physiotherapie) bendtigen
Freiwillige, die an den jeweiligen Symptomen
leiden.

Auch Beobachtungsstudien suchen
moglicherweise Patienten, die bereits seit
langerem an Parkinson leiden. Fox Insight,
die Online-Studie der MJFF, erfasst Daten
tiber Erfahrungen mit Parkinson in jeder
Phase der Erkrankung. Die Weitergabe

von Informationen tiber Ihr Leben mit
fortschreitendem Parkinson kann den
Forschern helfen, Ressourcen bereitzustellen,
Studien zu gestalten und sich fiir neue

Behandlungsmethoden einzusetzen.

Bestimmte Studien, in denen
krankheitsmodifizierende Therapien bewertet
werden, stehen auch Personen zur Verfligung,
die seit mehreren Jahren an Parkinson leiden
und mit Medikamenten behandelt werden.

Patienten nach einer THS
und anderen chirurgischen
Eingriffen

Eine hdufig aufkommende Frage ist: ,Kann
ich auch noch an einer Studie teilnehmen,
wenn bei mir eine tiefe Hirnstimulation
(THS) durchgefithrt wurde?“ Die kurze
Antwort lautet: Ja - fiir jeden gibt es eine
geeignete Studie. Einige Studien lassen
jedoch keine Patienten zu, bei denen eine
THS oder andere chirurgische Eingriffe am
Gehirn vorgenommen wurden oder die
bestimmte Medikamente einnehmen. Viele
Studien benétigen jedoch Teilnehmer, die
operiert wurden oder mehrere Behandlungen
anwenden. Sehen Sie sich die Ein- und
Ausschlusskriterien einer Studie an, um Thre
Eignung zu priifen. Sprechen Sie auflerdem

mit Threm Arzt iiber die Auswirkungen

einer Studienteilnahme auf Thre

laufende Behandlung.

Fragen Sie lhre Angehorigen
um Rat

Parkinson in einem spéteren Stadium kann
Einschrankungen mit sich bringen und mehr
Unterstiitzung von anderen erfordern. Dabei
hat die freiwillige Teilnahme an der klinischen
Forschung vielleicht nicht oberste Prioritit.
Auch sind sich Arzte moglicherweise nicht der
Moglichkeiten fiir eine Teilnahme bewusst.

In einer 2014 von Harris Poll durchgefiihrten
Befragung gaben nur 41 Prozent der Personen,
die jemanden mit fortgeschrittenem Parkinson
behandelten, an, dass sie diesen Patienten zur

Teilnahme an einer Studie raten wiirden.

Fiir einen pflegenden Angehérigen kann es viel
Zeit und Miihe bedeuten, die Teilnahme eines
Angehorigen an einer Studie zu unterstiitzen.
Es sollte dennoch berticksichtigt werden, dass
es Studien mit unterschiedlichem Ausmaf} an
Beteiligung und hilfreiche Ressourcen gibt.
Pflegende Angehdrige konnten helfen, einen
Online-Fragebogen auszufiillen. In den USA
testen einige Studienzentren momentan einen
Transferservice, z. B. Lyft, der Freiwillige zu

den Studienbesuchen bringt.

Wenn Sie sich fiir die Teilnahme an einer
Priifung oder Studie entscheiden, kann Thr
Pflegepartner bei der Bewertung von Kosten
und Vorteilen helfen. Fiir den Freiwilligen
konnte es zeit- und krifteraubend sein, an
einer Studie teilzunehmen. Andererseits ist es
eine Moglichkeit, neue Behandlungsmethoden
zu testen und informative Gesprache mit
Parkinson-Experten zu fithren. Denken

Sie daran, dass bei einigen Studien

auch die Bediirfnisse von pflegenden
Angehorigen berticksichtigt werden. Bei

einer Studienteilnahme wird daher auch auf
Aspekte aufierhalb der Parkinson-Behandlung

eingegangen.

Spende von Hirngewebe
an die Forschung

Die Untersuchung des Gehirns von Personen,
die mit der Parkinson-Krankheit leben, kann
Forschern wertvolle Erkenntnisse liefern. Sie
analysieren zum Beispiel das Hirngewebe,

um die Auswirkungen von Parkinson zu
verstehen und um zu ermitteln, wo Therapien
ansetzen konnten. Es kann mehrere
Hirnspenderprogramme in Threm Land geben.

Einige setzen eine vorherige Einwilligung
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und Besuche in einem Studienzentrum fiir

regelméfBige Beurteilungen voraus.

S
Denken Sie an Fakt 5:
Thre Sicherheit hat hichste Prioritit.

7

Besprechen Sie diese Entscheidung mit
Thren Angehorigen und stellen Sie sicher,
dass sie tiber Thre Absichten im Klaren sind.
Wenn Sie Threr Familie jetzt Thre Wiinsche
mitteilen, kdnnen Sie ihnen helfen, Thre
Spende zu planen und zu koordinieren. Auch
Thr Arzt kann Thnen bei der Beantwortung
von Fragen helfen und den Kontakt zu einem
Spenderprogramm herstellen.



Tanzen fir die Wissenschaft

Vor zehn Jahren wurde bei Manny Torrijos Parkinson
festgestellt. Seitdem beteiligt er sich regelmafiig an
Studien. Im Laufe der Jahre hat er an zahlreichen
verschiedenen Studien teilgenommen, von Online-
Befragungen zu seinen nicht-motorischen Symptomen
bis hin zur Untersuchung einer Therapie zur Linderung
motorischer Symptome. Manny war sich dessen
bewusst, dass jeder Parkinson-Fall einzigartig ist,

und suchte gezielt nach fiir ihn geeigneten Methoden.

,,Das Bewusstsein flr meinen sich verandernden
Korper hilft mir, meine eigene Strategie fir eine
fortdauernde Forschungsbeteiligung zu entwickeln®,
erklart Manny. Mit dem Fortschreiten der
Parkinson-Erkrankung bemerkte er zunehmende
Gleichgewichtsstorungen, eine gekrimmte
Korperhaltung und Steifheit. Gleichgewichts- und
Haltungsstérungen sind mit den derzeit verfiigbaren
Medikamenten nur schwer zu korrigieren. Aber
Mannys Medikamente wirken ohnehin vielleicht nicht
mehr so gut wie friiher. hr Nutzen kann unregelmafig
oder kurzfristig sein.

Manny sieht seine Situation als eine Moglichkeit,

der Forschung zu neuen und besseren Therapien

zu verhelfen. Als er von einer Tanzstudie horte, die

auf viele seiner Symptome abzielte, meldete er sich
umgehend an. Da er gerne tanzt und es mag, ,,sich so
zu bewegen, wie es seinem Kérper moglich ist*, ist dies

seine bevorzugte Art der Forschung. Er hat bereits

an mehreren Studien zu verschiedenen Formen von
Tanz sowohl flir motorische als auch nicht-motorische
Symptome teilgenommen.

Sich zu bewegen wird fir ihn mittlerweile schwerer,
aber das halt Manny nicht davon ab, Woche fiir Woche
seinen Forschungsverpflichtungen nachzukommen. Er
nimmt einfach ein paar Anpassungen vor, zum Beispiel
plant er ldngere Anreisezeiten ein. Fiir ihn machen die
positiven Geftihle, die er bei der Interaktion mit den
Patienten und Forschern hat, die zusatzliche Mihe wett.

Mannys Einstellung zur Forschung: ,Wenn wir uns
alle darauf konzentrieren, was uns wichtig ist und
nicht darauf, was mit uns nicht stimmt, merken wir,
dass wir alle zur Heilung beitragen kénnen. Es gibt
Forschungsmdglichkeiten, die uns allen helfen, unser
Leben zu bereichern.“ Parkinson-Patienten nehmen
moglicherweise Verdnderungen im Hinblick auf
Bewegung, Emotion und Geddchtnis wahr. Tanzen hilft
Manny, mit diesen Veranderungen umzugehen, und
fUr ihn ist es laut eigener Aussage ,,das Nachstbeste
nach einer Heilung®.

Kapitel 2 — Die Teilnahme an einer klinischen Studie auf Ihrem Lebensweg mit Parkinson
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Forschungspartner

Als Steven Spencer vor 13 Jahren seine Parkinson-
Diagnose erhielt, zbgerte er nicht, sich als Teilnehmer
einer klinischen Studie anzumelden. Und auch seine
Frau Kae begleitete ihn bedenkenlos als Freiwillige fiir
die Kontrollgruppe. Das Paar ist seit tiber 40 Jahren

verheiratet und es gewohnt, Dinge gemeinsam zu tun:

Gemeinsam lernten sie fur Klausuren, arbeiteten als
Sprachpathologen und erzogen ihre Kinder. Als die
Parkinson-Krankheit (MP) in ihr Leben trat, war es
fir sie ganz selbstverstandlich, auch gemeinsam einen
Beitrag zur Forschung zu leisten.

Steven und Kae haben an mehreren Studien
teilgenommen - an einigen gemeinsam, an

einigen allein. Sie haben zum Beispiel von ihrem
Wohnzimmer aus gemeinsam an der Online-Studie
der Michael J. Fox Stiftung (MJFF), Fox Insight,
teilgenommen. Steven fullt jedes Vierteljahr
Fragebdgen aus, um die Forscher Uber sein Leben
mit Parkinson zu informieren. Kae beantwortet

die gleichen Fragebogen als Freiwillige fir die
Kontrollgruppe. Andere Studien bendtigen Kaes
Unterstilitzung, so dass nur Steven teilnehmen kann -
sie fahrt ihn beispielsweise zu den Terminen und hilft
ihm, sich im wissenschaftlichen Zentrum zurecht zu
finden. Kae sieht das ebenfalls als ihren Beitrag: ,Wir
sind ein Team*, sagt sie Uberzeugt. ,Wir ziehen das
gemeinsam durch .

Orientierung in klinischen Studien: Ein Leitfaden flr Parkinson-Patienten und ihre Familien

Auch die tiefe Hirnstimulation (THS), der sich Steven
vor drei Jahren unterzog, konnte das Paar davon

nicht abbringen. Tatsdchlich spornte die Therapie
Steven moglicherweise noch mehr dazu an, die fir

ihn geeigneten Studien weiterzuverfolgen. Der Eingriff
linderte seine Mudigkeit und seine motorischen
Symptome. Aber wie bei allen Krankheiten oder
Medikamenten machte ihn die THS zum geeigneten
Kandidaten fir einige Studien, wahrend sie bei anderen
Studien zu einem Ausschlusskriterium wurde.

Steven und Kaes Engagement fir die Forschung

geht Uber klinische Studien hinaus. Im Februar 2017
nahmen sie am offentlichen Politikforum der MJFF in
Washington D.C. teil. Dort trafen Sie auf 200 andere
Pflegepartner und Parkinson-Patienten, um tber
Forschung, Arzneimittelentwicklung und medizinische
Versorgung im Zusammenhang mit Parkinson zu
informieren.

Kae schildert ihre Erfahrungen mit der Parkinson-
Forschung wie folgt: ,Es gibt Tausende, die an
einer Heilmdglichkeit arbeiten und Tausende von
Richtungen, die dabei eingeschlagen werden®.

,Es macht einen demiitig, so viele Menschen daran
arbeiten zu sehen und es gibt mir Kraft, zu wissen,
dass wir ein Teil davon sind®, fugt sie hinzu.



Wichtigste Erkenntnisse

Die Teilnahme an einer
klinischen Studie auf Ihrem
Lebensweg mit Parkinson

Die Wissenschaft bendtigt eine grofie Bandbreite an
Studienteilnehmern. Dazu zahlen nicht nur Frauen und Manner
unterschiedlicher ethnischer Abstammung, sondern auch Patienten
mit Parkinson in jedem Stadium. Egal, welche personlichen
Erfahrungen Sie mit Parkinson gemacht haben, es gibt immer eine
Mdglichkeit, zum besseren Verstandnis und zur Weiterentwicklung
von Behandlungsmaoglichkeiten beizutragen.

+ Es gibt Hunderte von Studien zu den + Erwigen Sie, IThren Partner

+

zahlreichen Aspekten der Parkinson-
Krankheit. Unabhéngig von Ihrer Situation
oder Einstellung zur Forschung gibt es
bestimmt eine fiir Sie geeignete Priifung
oder Studie. Sie kénnen an Interventions-
oder Beobachtungsstudien, persénlich oder
online, einmal oder tiber viele Jahre hinweg

teilnehmen.

Verschiedene Priifungen oder Studien
konnen fiir Sie in verschiedenen Phasen
Threr Parkinson-Krankheit geeignet

sein. Einige Arten von Studien sind

zu unterschiedlichen Zeitpunkten der
Erkrankung moglicherweise relevanter

oder einfacher: krankheitsmodifizierende
Therapien im Frithstadium von Parkinson,
symptomatische spdter im Krankheitsverlauf
oder Online-Studien, wenn Thre Mobilitét

eingeschrankt ist.

einzubeziehen. Besprechen Sie alle
Aspekte, bevor Sie an einer Priifung oder
Studie teilnehmen. Die freiwillige Teilnahme
an einem Forschungsprojekt kann viel

Zeit und Engagement von Angehorigen in
Anspruch nehmen und vielleicht miissen sie
auch selbst an einigen Studien teilnehmen.
Dies gilt insbesondere, wenn die Parkinson-
Krankheit vom mittelschweren ins

fortgeschrittene Stadium tibergeht.

Kapitel 2— Die Teilnahme an einer klinischen Studie auf Ihrem Lebensweg mit Parkinson
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»Die Antwort liegt in
Jedem von uns.”

Michael J. Fox



Genetik und die Erforschung

von Parkinson

Einige der wichtigsten Schritte bei der detaillierteren Erforschung von
Parkinson (MP) und der Entwicklung neuer Therapien resultieren aus
Fortschritten im Bereich der Genetik und werden von Personen maglich
gemacht, die sich fir klinische Studien zur Verfligung stellen.

Noch vor 20 Jahren waren die meisten Wissenschaftler
der Ansicht, dass Parkinson vollstindig von unbekannten
Umweltfaktoren verursacht wurde. Dann entnahmen und
analysierten Forscher DNA-Proben einer grofien Familie,
in der zahlreiche Mitglieder iiber mehrere Generationen
an Parkinson erkrankten. In diesen Proben fanden die
Forscher die ersten Gene (SNCA), die mit der Erkrankung

in Verbindung stehen.

Dies war eine bahnbrechende Entdeckung, durch die
eine genetische Verbindung zu Parkinson hergestellt
werden konnte und die zu einem ganz neuen Verstandnis
fithrte: Die in den Gehirnzellen aller Parkinson-Patienten
gefundenen runden Einschliisse (die sogenannten
Lewy-Korper) bestehen zu einem Grofiteil aus dem
Protein Alpha-Synuclein, das wiederum aus dem SNCA-
Gen besteht. Heute ist die Meinung weit verbreitet,

dass Alpha-Synuclein fiir die Parkinson-Krankheit
verantwortlich ist. In vielen Studien wird versucht,
dieses Protein als eine Moglichkeit fiir die Diagnose und
Nachverfolgung von Parkinson zu messen und Therapien
zu entwickeln, die eine Progression verlangsamen oder

aufhalten.

Diese Detektivarbeit eignet sich am besten, um
Wissensliicken bei Parkinson zu schliefen. Sie bringt
die Parkinson-Forschung in einer Weise voran, die
eine Verdnderung der Medizin verspricht. Sie hilft,
Ursachen zu entschliisseln und die Entwicklung von

Therapien zu steuern, die auf das Erbgut einer Person

abzielen. Auch hilft sie bei der Entwicklung von
krankheitsmodifizierenden Medikamenten, die allen

Menschen mit Parkinson zugute kommen kdnnten.

Heute konnten Dutzende von genetischen Mutationen
mit einem erhohten Risiko fiir Parkinson verkniipft
werden, und Wissenschaftler verfolgen die Art und Weise,
wie sie die Krankheit beeinflussen. Wir wissen, dass es
trotzdem noch viel zu erforschen gibt.

Ohne eine grofie Bandbreite an Freiwilligen — Parkinson-
Patienten, ihre Familienangehorigen und Personen

ohne Parkinson - werden wir das Ziel nicht erreichen.
Verglichen mit anderen Bereichen der klinischen
Forschung miissen bei genetischen Studien vor

einer Teilnahme eventuell einige weitere Aspekte
berticksichtigt werden. Moglicherweise haben Sie Fragen
zum Schutz Threr genetischen Informationen oder dazu,
wie Sie Ihre genetischen Testergebnisse sinnvoll nutzen
konnen. In diesem Kapitel erhalten Sie Informationen
dariiber, was die Teilnahme an der Genforschung fiir Sie
bedeuten kénnte.

Kapitel 3 — Genetik und die Erforschung von Parkinson
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Grundlagen der
Parkinson-Genetik

107

Gene sind die Grundlage der Vererbung. Sie werden

Uber Generationen hinweg von den Eltern an ihre

Kinder weitergegeben. Diese ererbten DNA-Abschnitte
bestimmen wer wir sind: sichtbare Merkmale wie etwa die
Augenfarbe, aber auch unsichtbare Eigenschaften wie das
Risiko, an einer Krankheit zu erkranken. Zwar haben wir
alle die gleichen Gentypen, bei einigen Menschen jedoch
sind Gensequenzen verandert. Dies wird als Genmutation

bezeichnet.

Jeder Mensch erhilt zwei Kopien des gleichen
Gens, eine von jedem Elternteil. In einigen
Fillen reicht eine Mutation in nur einer
dieser Kopien aus, um das Parkinson-Risiko
zu erhdhen. Diese werden als ,,dominante
Mutationen bezeichnet. In anderen Féllen
kommt es nur zu Parkinson, wenn beide
Kopien betroffen sind. Dies sind die
sogenannten ,rezessiven“ Mutationen. Einige
Mutationen verursachen Parkinson schon

in jingeren Jahren, andere jedoch rufen

die Erkrankung im typischen Alter hervor.
Und wiederum andere Mutationen kénnen
sich auf die Progression der Parkinson-
Krankheit auswirken oder darauf, wie die
Symptome auf Medikamente ansprechen.
Die Wissenschaft ist kompliziert, aber

Thr Arzt und ein genetischer Berater

(s. .\Was ist ein genetischer Berater*,

S. 37) kénnen Thnen helfen, sie besser

zu verstehen.

Lange Zeit waren Wissenschaftler tiberzeugt,
dass Parkinson nicht mit der Genetik in

Zusammenhang stand. Die meisten Parkinson-

Patienten haben keine familidre Vorgeschichte.
Aber in den letzten beiden Jahrzehnten
haben Forscher zahlreiche Genmutationen
identifiziert, die bei Parkinson eine Rolle
spielen. Diese Entdeckungen sind deshalb
wichtig, weil sie uns einen Ausgangspunkt
fiir die Untersuchung der Krankheitsbiologie
bieten sowie fiir die Entwicklung von
Behandlungsmethoden, mit denen die
Progression verhindert oder aufgehalten
werden kann.

Zwar fehlen uns immer noch etliche
Informationen {iber die Genetik von
Parkinson, aber einiges wissen

wir mittlerweile.

Orientierung in klinischen Studien: Ein Leitfaden flr Parkinson-Patienten und ihre Familien



Parkinson ist nicht
unumganglich

Die meisten mit der Parkinson-Krankheit
assoziierten Genmutationen erhchen das
Risiko der betroffenen Person leicht. Sogar
bei Personen mit stédrker risikobehafteten
Mutationen muss es nicht zu einer Parkinson-
Erkrankung kommen. Anders ausgedriickt:
Keine bekannte Mutation zieht mit
hundertprozentiger Wahrscheinlichkeit eine
Parkinson-Erkrankung nach sich. Die Forscher
untersuchen symptomfreie Personen mit
Mutationen, die mit Parkinson verkntipft sind.
So sollen Schutzfaktoren identifiziert werden
(genetische oder andere), die als Grundlage
flir Therapien zur Parkinson-Pravention

eingesetzt werden kénnten.

Bestimmte Parkinson-
Mutationen treten in einigen
Gruppen haufiger auf

Manche genetischen Mutationen sind in
bestimmten Familien und ethnischen Gruppen
héufiger vertreten. So sind zum Beispiel die
folgenden drei Mutationen

fiir die Forschung von grofiem Interesse:

+ SNCA: sehr seltene Mutation, die in
Familien mit vielen Parkinson-Diagnosen

entdeckt wurde.

+ LRRK2: hiufiger bei Menschen von
aschkenasisch-jiidischer, baskischer oder

nordafrikanisch-berberischer Abstammung

+ GBA: relativ hdufig bei Menschen von

aschkenasisch-jtidischer Abstammung

Auch Menschen anderer Abstammung konnen
diese Mutationen tragen; dennoch rekrutieren
Forscher Teilnehmer fiir genetische Studien
héufig aus diesen Populationen, da die
Wahrscheinlichkeit hoher ist, Tréger der

Mutation zu finden.

Die Art der Mutation kann
Einfluss auf den Krankheitstyp
haben

Eine Parkinson-Erkrankung verlduft fiir
jeden Patienten anders. Selbst Menschen
mit derselben genetischen Mutation erleben
ihre Erkrankung unterschiedlich, etwa weil
sie in einem unterschiedlichen Lebensalter

die Diagnose erhalten. Es gibt jedoch einige

Trends. So entwickeln beispielsweise
Menschen mit einem seltenen Typ der GBA-
Mutation mit htherer Wahrscheinlichkeit eine
kognitive Beeintrdchtigung. Wissenschaftler
untersuchen diese bekannten genetischen
Zusammenhidnge und suchen nach anderen
Faktoren, seien sie nun genetisch, biologisch
oder durch die Lebensweise bedingt, die
einen Einfluss darauf haben kénnten, wann
und wie Menschen die Parkinson-Krankheit

entwickeln.

Erbanlagen und Umwelt
im Zusammenspiel kdnnen
Parkinson verursachen

Wiahrend manche Félle von Parkinson
hauptséchlich auf genetische Mutationen
zurlickzufiithren sind (zum Beispiel SNCA),
gibt bei vielen Patienten ein Umweltfaktor
(oder eine Kombination aus Faktoren)

den Ausschlag. Ein bekannter Spruch
besagt: ,,Die Gene laden die Waffe und

die Umwelt driickt ab.“ So kann etwa ein
Kontakt mit Pestiziden das Risiko erhthen,
an Parkinson zu erkranken. Studien haben
herausgefunden, dass bei Menschen, bei
denen nach einem Kontakt mit Pestiziden
Parkinson auftritt, genetische Mutationen
vorliegen, die die Art und Weise beeinflussen,
wie der Korper diese Gifte verstoffwechselt.
Genau diese Kombination aus genetisch
bedingter Anfilligkeit und Umweltbelastung
hat Auswirkungen auf das Krankheitsrisiko.
Ebenso ist es moglich, dass Umweltfaktoren
wie etwa eine gesunde Erndhrung eine

schiitzende Rolle spielen.

Genetische Mutationen
erweitern unser Verstandnis
von Erkrankungen

In den Korperzellen regeln die Gene die
Produktion von Proteinen; diese Molekiile
entscheiden {iber viele Aspekte des Lebens,
zum Beispiel wie wir aussehen und wie
unsere Korper funktionieren. Genetische
Mutationen kénnen verdndern, welche
Mengen eines Proteins produziert werden
oder wie es funktioniert. Daraus konnen
letzten Endes Krankheiten wie zum Beispiel
Parkinson entstehen. Wenn Forscher sich
damit befassen, wie Verdnderungen an Genen

und Proteinen Erkrankungen auslésen,

gewinnen sie ein besseres Verstdndnis fiir die
Entstehung von Parkinson und wie wir die
Krankheit hoffentlich aufhalten oder sogar
verhindern kénnen. So wird beispielsweise
davon ausgegangen, dass Mutationen in
einem Gen namens LRRK2 die Aktivitdt des
LRRK2-Proteins erhdhen, was unserem Gehirn
oder anderen Zellen schadet und Parkinson
verursachen kann. Wissenschaftler entwickeln
nun Medikamente, so genannte LRRK2-
Inhibitoren, um diese LRRK2-Proteine zu

blockieren und die Zellen gesund zu halten.

Das Erbgut kdnnte eines
Tages uber Ihre Behandlung
entscheiden

Die Wissenschaft nimmt immer mehr
Abstand davon, Krankheiten mit einem
,Einheitsansatz“ zu bekdmpfen. Vielleicht
schon bald werden Thre Gene dem Arzt
verraten, welche Behandlung fiir Sie am besten
ist. In aktuellen klinischen Studien wird bereits
untersucht, ob Patienten mit genetischen
Mutationen, die im Zusammenhang mit
Parkinson stehen, von neuen Therapien
profitieren kénnten. Letzten Endes steigt

die Erfolgswahrscheinlichkeit, wenn es
gelingt, den Behandlungsplan auf die jeweils
individuellen biologischen Gegebenheiten
zuzuschneiden - in der so genannten
Prézisionsmedizin.

Dabei kann es jedoch nur gelingen, Therapien
aus dem Labor in die Apotheken zu bringen,
wenn Tausende von Freiwilligen an klinischen
Studien mitwirken. Bedenken Sie, wie weit wir
in der Erforschung der genetischen Ursachen
von Parkinson in so kurzer Zeit gekommen
sind, und stellen Sie sich vor, wo wir mit Threr

Hilfe in 20 Jahren sein kénnten.

Kapitel 3— Genetik und die Erforschung von Parkinson
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»Dass ich an vorderster
Forschungsfront
stehe, beruhigt meine
Zukunftsingste und gibt
mir viel Hoffnung fiir mein
Leben mit Parkinson.”

Eine Investition
in die Forschung

Als Ofer die Diagnose Parkinson-Krankheit (MP)
erhielt, wusste er bereits, dass er Trager einer
genetischen Mutation war. Was er nicht wusste, war,
dass diese Mutation seinen Parkinson erkldaren konnte.

Ofer hatte sich einem Gentest unterzogen, als er

und seine Frau mit der Familiengriindung begannen.
(Manche genetischen Mutationen sind in bestimmten
ethnischen Gruppen haufiger vertreten, und

viele Menschen unterziehen sich vorgeburtlichen
Untersuchungen, um herauszufinden, ob sie eine
genetische Erkrankung an ihre Kinder weitergeben
kénnten.) Damals erfuhr Ofer, dass er Trager einer
Mutation im Gen GBA war.

Zwanzig Jahre spéter bemerkte Ofer, dass sich seine
Gangart verdnderte: sein erstes Parkinson-Symptom.
Zu diesem Zeitpunkt hatte die Forschung erkannt,
dass manche genetischen Mutationen, darunter im
Gen GBA, das Parkinson-Risiko des Tragers erhéhen.

Nach seiner Diagnose griff Ofer auf drei Jahrzehnte
Investmenterfahrung zurtick, um sein Wissen tiber
die Krankheit und die medizinische Forschung
systematisch zu erweitern. ,,Ich entwickelte eine neue
Geisteshaltung®, erzahlt er. , Ich beschloss, voll und
ganz in das Thema einzutauchen.

1son-Patienten und ihre Fam

Dazu gehdrte, dass er auch nach Mdéglichkeiten
suchte, sich an der klinischen Forschung zu beteiligen,
zundchst in Studien, die eine Spende von Blut- und
Hautzellen bendtigten. Dariiber ergab sich seine
Teilnahme an einem klinischen Versuch, mit dem
erstmals ein Parkinson-Medikament getestet wurde,
das auf GBA-Mutationen abzielt. , Dass ich an
vorderster Forschungsfront stehe, beruhigt meine
Zukunftsangste und gibt mir viel Hoffnung fir mein
Leben mit Parkinson®, sagt Ofer.

,Wenn man mit einer genetischen Mutation und einer
Erkrankung lebt, denkt man viel tiber seine Kinder
nach®, erganzt er. ,Unsere Kinder sind 17 bis 20 Jahre
alt. Vielleicht bin ich naiv, aber ich denke gerne, dass es
vielleicht gar keine grofie Sache mehr sein wird, wenn
sie sich einmal auf GBA-Mutationen testen lassen und
das Ergebnis positiv ist—und dass ich zu einem ganz
kleinen Teil dazu beigetragen haben werde, weil ich
mich heute an der Forschung beteilige.

en



An genetischer
Forschung teilnehmen

Was Sie erwarten kOnnen

Menschen mit der Parkinson-Krankheit (MP) wie auch
ihre Angehorigen konnen eine entscheidende Rolle in
der Suche nach einer Heilmethode spielen, wenn sie
sich an der genetischen Forschung beteiligen. Und alle
an Parkinson Erkrankten, nicht nur diejenigen mit einer
genetischen Mutation, kdnnen von den Erkenntnissen
der genetischen Forschung profitieren. Daher ist es
wichtig zu verstehen, was mit genetischer Forschung
verbunden ist, ob und wie sie einen Gentest beinhaltet
und welche Vorteile und Risiken bestehen.

Alle konnen die genetische
Forschung voranbringen

Ganz egal, ob Sie selbst an Parkinson erkrankt,
Angehdriger eines Parkinson-Patienten oder
Trager einer mit Parkinson assoziierten
genetischen Mutation sind - Sie kénnen uns
helfen, auf den Durchbruch hinzuarbeiten.
Wenn Forscher die Gene von Parkinson-
Patienten, ihren Verwandten und von
Freiwilligen der Kontrollgruppe untersuchen,
kénnen sie sich ein Bild machen, welche Gene
eine Verbindung zu Parkinson haben, wie sie
im Zusammenspiel mit anderen Genen und
Umweltfaktoren die Krankheit auslésen (oder
davor schiitzen), in welchem Zusammenhang
sie mit bestimmten Symptomen und Verldufen
stehen und wie sie modifiziert oder gezielt
angesprochen werden kénnten, um die
Krankheit zu behandeln. Wenn Forscher grofie
Populationen von Menschen mit und ohne
Parkinson untersuchen, kénnen sie auf3erdem
bislang nicht entdeckte Mutationen aufsptiren,
die mit der Krankheit in Zusammenhang

stehen.

Genetische Forschung versus
Gentests

Eine Beteiligung an der genetischen Forschung
ist nicht gleichbedeutend mit einem einfachen
Gentest. In der Forschung werden DNA-
Proben von Studienteilnehmern gesammelt
und analysiert, um die Beantwortung einer
wissenschaftlichen Frage zu ermoglichen.
Wenn im Rahmen einer Forschungsstudie
Gentests durchgefithrt werden, dienen sie nicht
notwendigerweise dem Ziel, Thnen personliche
medizinische Informationen zu verschaffen; in
manchen Studien erfahren Sie vielleicht nicht

einmal Thre Ergebnisse.

Jeder Studie liegt ein Protokoll zugrunde, in
dem festgelegt ist, ob und wie die Teilnehmer
die Ergebnisse ihres Gentests erhalten werden.
Weshalb Studien die Daten von Einzelpersonen
nicht weitergeben, kann unterschiedliche
Griinde haben; oft liegt es daran, dass diese
Informationen keinen direkten Einfluss auf

die medizinische Versorgung oder andere

Entscheidungen haben.

Kapitel 3— Genetik und die Erforschung von Parkinson
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Die Art der Mutation kann
Einfluss auf den Krankheitstyp
haben

Eine Parkinson-Erkrankung verlduft fiir

jeden Patienten anders. Selbst Menschen

mit derselben genetischen Mutation erleben
ihre Erkrankung unterschiedlich, etwa weil
unterschiedliche Symptome auftreten. Es

gibt jedoch einige Trends. Eine Mutation im
Gen PRKN steht beispielsweise in Verbindung
mit einer Frithform von Parkinson, also bei
Menschen unter 50 Jahren. Wissenschaftler
untersuchen diese bekannten genetischen
Zusammenhgnge und suchen nach anderen
Faktoren, seien sie nun genetisch, biologisch
oder durch die Lebensweise bedingt, die einen
Einfluss darauf haben kénnten, wann und wie

Menschen die Parkinson-Krankheit entwickeln.

Gentests dienen hauptsachlich
der Forschung, nicht der
Behandlung

Derzeit werden Gentests flir die Parkinson-
Krankheit (MP) am h3ufigsten im Rahmen
einer Forschungsstudie durchgefiihrt, da die
Ergebnisse keinen Einfluss auf die medizinische
Versorgung haben. Wenn Sie unter Parkinson
leiden und erfahren, dass Sie Tréger einer
Mutation sind, sagt dies nicht unbedingt mehr
tiber Thre zukiinftigen Symptome oder den
Krankheitsverlauf, und dieses Wissen wirkt sich
auch nicht auf Thre Behandlung aus. Dies kénnte
sich in dem Maf} éndern, wie Therapien, die
auf bestimmte Mutationen ausgerichtet sind,
den Parcours klinischer Studien durchlaufen.
Und wenn Sie Thren Status kennen, kénnen

Sie dadurch tiberhaupt erst in Kontakt mit

genetischen Studien kommen.

Fiir diejenigen, die nicht an Parkinson erkrankt
sind, ist die Interpretation eines Gentests
vielleicht nicht ganz einfach. Ein positiver Test
auf eine bestimmte Genmutation bedeutet
nicht mit Sicherheit, dass Sie an Parkinson
erkranken werden, und unterschiedliche
Mutationen bergen ein jeweils unterschiedlich
hohes Krankheitsrisiko. Andererseits sagt ein
negativer Test nichts dariiber aus, dass Sie
Parkinson nicht bekommen werden. Es ist
wahrscheinlich, dass viele Mutationen, die mit

Parkinson in Zusammenhang stehen, noch gar

nicht entdeckt wurden. Und wir miissen noch
viel dariiber erfahren, wie Umweltfaktoren mit
genetischen Gegebenheiten zusammenwirken,
um das Parkinson-Risiko zu steigern oder zu
senken. (Siehe ,,Grundlagen der Parkinson-
Genetik“ auf S. 30.) Solange es keine Heilung
fiir oder Vorbeugung gegen Parkinson gibt,
mochten manche Menschen lieber nichts
tiber ihr Erbgut erfahren. Andere, mit oder
ohne Parkinson, nutzen dieses Wissen als
Grundlage, um einen gesunden Lebensstil
darauf abzustimmen und an bestimmten

Kklinischen Versuchen teilzunehmen.

Die Menschen lassen aus den verschiedensten
Griinden Gentests auch auf3erhalb

von Forschungsstudien durchfiihren,
entweder tiber ihren Arzt oder tiber einen
Onlinedienst. Parkinson-Patienten mochten
vielleicht herausbekommen, wie grof die
‘Wahrscheinlichkeit ist, dass sie eine Mutation
an ihre Kinder weitergeben; Angehorige eines
Betroffenen konnten wissen wollen, wie hoch
ihr eigenes Risiko ist. Manchmal gibt es auch
gar keine Verbindung zu Parkinson und die
Menschen mochten einfach nur aus Neugier

mehr tiber ihr Erbgut erfahren.

Die genetische Forschung hat
Vorteile und Risiken

Manche genetischen Studien befassen sich
mit einem ganz bestimmten Gen, in anderen
werden alle Thre Gene sequenziert, also Thr
gesamtes Erbgut (das Genom). Fiir eine
Teilnahme reicht es oft, eine Blut- oder
Speichelprobe abzugeben, was manchmal sogar
zu Hause erfolgen kann. Falls das Studienteam
zur Ergdnzung weitere Informationen
bendtigt, werden Sie eventuell telefonisch
befragt, von einem Arzt untersucht oder es
werden andere Labortests oder bildgebende
Verfahren durchgefiihrt. In Vorbereitung

auf Thre Patienteneinwilligung wird genau
besprochen, was geplant ist, etwa wie Thre
Erbinformationen gesammelt und gespeichert
werden und ob Thre Proben genetischen
Materials fiir weitere Forschungszwecke
genutzt werden diirfen. Auflerdem werden
die moglichen Risiken und Vorteile einer
Teilnahme durchgesprochen. Sie erfahren, ob
Thnen die Ergebnisse des Gentests mitgeteilt

werden und Sie Zugang zu einer genetischen

Orientierung in klinischen Studien: Ein Leitfaden flr Parkinson-Patienten und ihre Familien

Beratung erhalten, um diese Fragen zu
erdrtern. (Siehe “Was ist ein genetischer

Berater?” auf S. 37.)

Potenzielle Risiken haben hauptséchlich

mit Thren Erbinformationen zu tun. Die
Testergebnisse kénnen belastend sein

oder Sorgen bereiten, besonders wenn sie
etwas Unerwartetes ergeben. Und auch

wenn Vertraulichkeit und Datensicherheit

auf héchstem Niveau gewahrt werden,
kénnen dennoch Bedenken wegen einer
versehentlichen Weitergabe von Daten
bestehen. Besprechen Sie mit Threm
personlichen Gesundheitsdienstleister, wie das
Wissen tiber Thre Erbinformationen geschtitzt

wird.

Die Entscheidung tiber eine Teilnahme an
einer Forschungsstudie liegt ganz bei Thnen;
im Falle von genetischer Forschung mogen
jedoch noch weitergehende Erwdgungen im
Raum stehen, die Sie und Thre Angehérigen
/s
Denken Sie an Fakt 4:
Eine Forschungsbeteiligung bringt
Risiken und Vorteile mit sich
7

betreffen. In einem Gespréach mit Threm Arzt
oder einem genetischen Berater konnen Sie
mogliche Bedenken ansprechen und dann erst
entscheiden, ob Sie einen Gentest durchfithren
lassen oder an genetischer Forschung

teilnehmen mdochten.



Eine Familie untersttitzt
ocemeinsam die genetische

Forschung

2008 hatte Patti Meese viel Spaf3, eine grofiartige
Familie und liebte das Leben. Sie war erfolgreich in
ihrem Beruf und hatte viele Freunde. , Als ich Parkinson
bekam, bin ich in eine tiefe Depression gerutscht,
erzahlt sie.  Ich redete nicht mehr mit meinen Freunden,
ging nicht mehr aus und machte keinen Sport mehr.
Mein Gang wurde schlurfend, ich musste mich auf einen
Stock stiitzen und zog mein linkes Bein nach.

Die Dinge anderten sich fir Patti, als sie mit
Physiotherapie begann. Nach und nach wurde sie
starker und ausdauernder, und sie beschloss, sich

tber die Parkinson-Krankheit (MP) und den aktuellen
Stand der Forschung zu informieren. ,,lch wollte mir
selbst helfen, mich besser fiihlen und mich auch besser
bewegen kénnen®, erklart sie.

Als Teilnehmerin an einer Studie erhielt Patti
Uberraschende Informationen: sie ist Tragerin einer
Mutation im Gen LRRK2, das in Zusammenhang mit
Parkinson steht.

Kein weiteres Mitglied ihrer Familie zeigt bislang
Anzeichen von Parkinson; dennoch fragte sich Patti,
ob andere vielleicht auch die Mutation trugen. ,lch lud
die gesamte Familie ein, um gemeinsam zu grillen®,

erinnert sie sich. ,,Ich fragte sie, ob sie bereit wéren, sich
auf diese Mutation testen zu lassen, um die Parkinson-
Forschung voranzubringen

Patti erkldrte ihnen, dass sie Zugang zu einer
genetischen Beratung haben wiirden, bei der ihre
Fragen beantwortet und die Ergebnisse besprochen
wirden. lhre Tochter und vier Schwestern waren
sofort einverstanden. Letztendlich stellte sich heraus,
dass Pattis Tochter und eine ihrer Schwestern
Tragerinnen von LRRK2-Mutationen sind. Keine von
ihnen hat Parkinson, aber beide nehmen nun an
Parkinson-Studien teil.

Seitdem Patti sich selbst an der Forschung beteiligt und
bei anderen daflr wirbt, blickt sie mit mehr Zuversicht
in ihr Leben mit Parkinson und weif3, dass sie etwas
Sinnvolles tut. Inzwischen sieht sie ihren Weg mit
Parkinson als Chance oder sogar als Geschenk, da sie
so die Moglichkeit bekommt, anderen Erkrankten zu
helfen. ,,|ch hoffe, dass ich dazu beitragen kann, dass
andere besser leben, und gleichzeitig die Forschung
voranbringe - und vielleicht sogar den Weg ebene,
damit die Krankheit einmal geheilt werden kann.“

Kapitel 3— Genetik und die Erforschung von Parkinson



Uberlegungen vor einem
Gentest

Die Ergebnisse eines Gentests konnen
Auswirkungen auf verschiedene Bereiche
lhres Lebens und des Lebens Ihrer Familie
haben. Daher sollte die Entscheidung, einen
Gentest in Eigenregie oder im Rahmen

einer entsprechenden Forschungsstudie
durchfihren zu lassen, erst nach reiflicher
Uberlegung getroffen werden. Bedenken Sie,
dass Sie nicht in allen Studien Ihre Ergebnisse
erfahren; in manchen Fallen kdnnen Sie
wahlen, auf diese Informationen zu verzichten.
Mit Ihrem Arzt und Ihrem genetischen Berater
(falls in threr Region vorhanden) kénnen Sie
durchsprechen, was die Durchfiihrung eines
Gentests bedeutet und welche spezifischen
Erwagungen rund um Arbeit, Versicherung,
Familie und Kosten bestehen.
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Was ist ein

genetischer

Beratere

Genetische Berater sind Experten, die
Uber Fachkenntnisse in den Bereichen
Humangenetik und Beratung verfiigen.

Sie kénnen Menschen informieren und
emotional unterstitzen, wenn diese aus
den unterschiedlichsten Griinden einen
Gentest erwagen oder bereits haben
durchftihren lassen: manche leiden an der
Parkinson-Krankheit (MP) oder gehdren
zu einer Risikogruppe (aufgrund einer
genetischen Mutation oder einer familidren
Haufung von Parkinson), andere mochten
einfach nur mehr tber ihr Erbgut erfahren.

Jennifer Verbrugge, MS, CGC, LGC

ist eine zertifizierte genetische

Beraterin an der Indiana University.

Sie arbeitet mit Teilnehmern der

Initiative zu Progressionsmarkern

der Parkinsonkrankheit (Parkinson’s
Progression Markers Initiative; PPMI)

der Michael J. Fox Stiftung (MJFF) zur
Identifizierung von Biomarkern. Sie sagt:
,Der Begriff Beratung kann negativ
besetzt sein. Tatsachlich werden bei einer
genetischen Beratung in erster Linie

die erblichen Aspekte einer Krankheit
besprochen; sie ist der richtige Ort, an
dem Sie vor oder nach einem Gentest lhre
Fragen stellen kénnen.“

Dann fahrt sie fort:  Alle, die einen Gentest
erwagen - ob nur flr sich selbst oder im
Rahmen einer Forschungsstudie im Bereich

der Genetik - konnen von einem Gesprach
mit einem genetischen Berater profitieren.”

Genetische Berater kénnen Ihnen die Vor-
und Nachteile eines Gentests erkldaren und
erlautern, was ein Gentest lhnen und lhren
Angehdrigen verraten kann und was nicht.
Hier erhalten Sie praktische Ratschldge
und Unterstiitzung, etwa wie Sie mit lhren
Angehorigen Uber Parkinson sprechen
konnten. (Siehe ,Uberlegungen vor einem
Gentest“ auf der vorherigen Seite.)

Bei einer genetischen Beratung werden
Sie nicht nur tber die Ergebnisse Ihres
Gentests und deren mogliche Bedeutung
fur Sie und Ihre Familie sprechen. Sie
werden auch:

+ Grundlegende Informationen zu
Parkinson erhalten;

+ Naheres zu den genetischen Grundlagen
von Parkinson erfahren, etwa was
bereits bekannt ist und was nicht und
wie verschiedene Mutationen vererbt
werden;

+ lhre Familiengeschichte im Hinblick
auf Parkinson besprechen, ob
Familienmitglieder bereits einen Gentest
haben durchftihren lassen und wer, falls
Uberhaupt, Mutationen tragt; und

+ lhre eigenen Fragen stellen kénnen.
Ein hdufiges Thema sind oft das
genaue Risiko einer Person oder eines

Angehorigen, an Parkinson zu erkranken,

und Mdglichkeiten der Vorbeugung.
Dieser Bereich wird derzeit erforscht,
die Arzte haben jedoch noch keine
endgtiltigen Antworten.

Zur Vorbereitung auf Ihren Termin
kénnen Sie alle Informationen tber das
Erbgut Ihrer Familie zusammentragen, die
Sie vielleicht haben. Bei einer genetischen
Beratung liegt das Hauptinteresse auf
dlteren Verwandten (z.B. Grofeltern,
Eltern, Tanten, Onkel oder altere
Geschwister), Informationen tber jlingere
Geschwister und Kinder kénnen jedoch
auch wichtig sein. Aufderdem sollten Sie
sich Ihre eigenen Fragen notieren, die Sie
gerne besprechen wiirden.

Wenn genetische Berater in Ihrer Gegend
tatig sind, kann Ihr Arzt Sie Uberweisen,
oder Sie stellen den Kontakt tiber eine
Suche im Internet her. Achten Sie
darauf, dass der Berater auf Genetik bei
Erwachsenen oder auf Neurogenetik
spezialisiert ist. Falls Sie den Test selbst
haben durchfiihren lassen, etwa mithilfe
eines Onlinedienstes, ist vielleicht ein
Berater mit Fachwissen Uber zu Hause
durchgefiihrte Gentests flr Sie geeignet.

Kapitel 3— Genetik und die Erforschung von Parkinson

37



Arbeit

Moglicherweise ergeben sich Fragen,

welche Auswirkungen die Ergebnisse eines
Gentests auf Thren Arbeitsplatz haben

und ob Thr aktueller oder ein zuktinftiger
Arbeitgeber dartiber informiert werden sollte.
Wahrscheinlich miissen Sie Thren genetischen
Status (und den Threr Angehdrigen) nicht
offenlegen, und es ist Arbeitgebern gesetzlich
untersagt, arbeitsbezogene Entscheidungen
auf Grundlage von Wissen tiber Thr Erbgut zu
treffen (z. B. Einstellung, Beférderung oder
Kiindigung). Thr Arzt oder ein genetischer
Berater konnen Thnen erldutern, wie dies in
Threm Land gesetzlich geregelt ist und wie
diese Regelung auf Thre

Situation zutrifft.

Versicherung

Uberlegen Sie sich vor dem Testen, wie sich
die Ergebnisse auf Ihre Krankenversicherung
und andere Arten von Versicherungen
auswirken kénnten. Krankenversicherungen
sind moglicherweise nicht in der Lage,
Beitrdge und Versicherungsschutz aufgrund
Thres genetischen Status oder des genetischen
Status Threr Familienmitglieder entsprechend

anzupassen. Der Schutz erstreckt sich

moglicherweise nicht auf Pflege-, Lebens- oder

Berufs-/Erwerbsunfahigkeitsversicherungen.
Thr Arzt oder ein genetischer Berater kann
diese Uberlegungen vor dem Gentest mit

Thnen besprechen.

Familie

Mit einem Gentest erfahren Sie unter
Umstinden nicht nur mehr {iber sich selbst,
sondern auch {iber IThre Familienangehorigen.
Wenn Sie beispielsweise herausfinden, dass
Sie Tréger einer genetischen Mutation sind,
die das Parkinson-Risiko erhéht, konnte sich
die Frage nach dem Risiko stellen, das fiir

Thre Kinder oder Geschwister besteht. Im
Rahmen einer genetischen Beratung kénnen
Sie verschiedene Szenarien besprechen und
gemeinsam erarbeiten, wie Sie Threr Familie die
Testergebnisse vermitteln, falls Sie sich hierfiir
entscheiden.

Kosten

Die Kosten fiir einen Gentest kénnen abhéngig
von der Art der Durchfithrung, der Detailtiefe
und der Art Threr Krankenversicherung

variieren.

Gentests kénnen im Rahmen von
Forschungsstudien, iiber Online-Dienste

oder von Threm Arzt durchgefiihrt werden.
Wenn der Test zu Forschungszwecken

erfolgt, entstehen Ihnen in der Regel keine
Kosten. Genetische Basistests, die tiber
Online-Dienste durchgefiihrt werden, miissen
Sie wahrscheinlich aus eigener Tasche
bezahlen. Falls Sie sich auf eine drztliche
Empfehlung hin testen lassen, miissen Sie
eventuell einen Teil der Kosten {ibernehmen.
Kldren Sie dies bitte rechtzeitig mit Threr
Krankenkasse. Moglicherweise deckt Thre
Krankenversicherung auch die zugehdrige
genetische Beratung ab, doch auch hier kénnte
eine Selbstbeteiligung an den Kosten anfallen.
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Wichtigste Erkenntnisse

(Genetik und die klinische
Erforschung von
Parkinson

Auf der Suche nach einer Heilungsmoglichkeit fur Parkinson spielt
die genetische Forschung eine unglaublich wichtige Rolle. Diese
Studien bendtigen Teilnehmer, die Trager oder nicht Trager der mit
Parkinson in Zusammenhang stehenden genetischen Mutationen
sind, um herausfinden zu kdnnen, was die Krankheit verursacht und
wie wir sie aufhalten kdnnen. Wagen Sie dennoch die Vorteile und
Risiken grindlich ab, bevor Sie an genetischer Forschung teilnehmen,
und besprechen Sie Ihre Fragen mit einem genetischen Berater (falls
verfligbar) oder dem Studienteam.

+ Freiwillige Teilnehmer an genetischer
Forschung konnen dazu beitragen, unser
Wissen iiber die Parkinson-Krankheit
(MP) entscheidend zu erweitern. Unsere
wichtigsten Erkenntnisse tiber die zugrunde
liegenden biologischen Gegebenheiten
stammen aus Studien im Bereich Genetik.
Wenn Sie sich an genetischer Forschung
beteiligen, helfen Sie der Wissenschaft, die
Ursachen von Parkinson zu erkennen und
Therapien zu entwickeln, die die Krankheit
verlangsamen oder stoppen. Dabei kénnen
Menschen der verschiedensten Gruppen
einen Beitrag leisten — Freiwillige mit und
ohne Parkinson ebenso wie Freiwillige mit
und ohne die betreffenden genetischen

Mutationen.

+

Die Zukunft einer Behandlung von
Parkinson liegt moglicherweise in

der Prizisionsmedizin - und den Weg
dorthin weist die Genetik. Vielleicht
werden die Arzte zukiinftig eine Behandlung

aufgrund der genetischen Gegebenheiten

+

eines Patienten auswéhlen und weniger

aufgrund seiner Symptome (wie dies heute

schon bei manchen Krebsarten der Fall ist).

Derzeit befinden sich Arzneimittel in der
Testphase, die den Verlauf der Erkrankung
bei Parkinson-Patienten mit bestimmten
genetischen Mutationen verlangsamen

konnten.

Ob Sie Ihren genetischen Status kennen
mochten oder nicht, ist eine personliche

Entscheidung; eine genetische Beratung

kann Thnen helfen, sie zu treffen. Manche

Menschen haben kein Interesse, ihren
genetischen Status in Bezug auf Parkinson
zu erfahren, da es noch keine Therapien
gibt, um den Krankheitsverlauf zu
verlangsamen oder zu stoppen, und dieses
Wissen keinen Einfluss auf die Behandlung
hat. Andere mochten vielleicht Bescheid
wissen, um gezielt an Forschungsstudien
teilnehmen zu kénnen. Sprechen Sie auf
jeden Fall mit Thren Angehorigen und

vielleicht auch einem genetischen Berater,

bevor Sie sich einem Gentest unterziehen.
Berater konnen Thnen helfen, das Pro
und Kontra abzuwégen, und geben Thnen

praktische Ratschldge und Unterstiitzung.

Kapitel 3 - Genetik und die Erforschung von Parkinson
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Nachwort: Wie geht

es weiter?

Gedanken eines

Studienteilnehmers

Von Gary Rafaloff

2012 wurde bei mir die Parkinson-Krankheit (MP) diagnostiziert. Wie
bei den meisten Menschen stiefs mich die Diagnose vollig vor den Kopf,
ich war verunsichert und verwirrt. Anders jedoch als wahrscheinlich

die meisten Betroffenen meldeten meine Frau und ich uns noch am
selben Tag zu unserer ersten klinischen Studie an. (Zugegeben, ich habe
beruflich mit Forschung und Statistik zu tun, daher bin ich vielleicht
vertrauter mit den Besonderheiten einer Studienteilnahme als die

meisten anderen Menschen.)

Wie sich herausstellte, war diese erste Studie nur der erste
Schritt hin zu einer neuen Rolle in meinem Leben: der eines
Studienteilnehmers. Inzwischen habe ich mich an tiber 20
Projekten beteiligt. Ich habe eine Smartwatch getragen, um
meine Aktivitdten zu {iberwachen, mich einem Gentest
unterzogen und sogar drei Mal wtchentlich Infusionen eines
potenziell neuroprotektiven Arzneimittels erhalten (wie sich

spiter herausstellte, war ich in der Placebo-Gruppe gewesen).

Man konnte meinen, dass ein unermtidlicher Freiwilliger
wie ich alles weif3, was es tiber Forschungsbeteiligung zu
wissen gibt. Dennoch enthilt der Leitfaden, den Sie gerade
in Hianden halten, so viele neue Informationen fiir mich,
dass ich ihn immer wieder lesen méchte. Wann immer

ich ihn zur Hand nehme, stelle ich fest, dass ich mich mit
unterschiedlichen Aspekten beschiftige und neue Gefiihle
erlebe. Die Hunderten von Studien, die heute durchgefiihrt
werden, geben mir Kraft und Energie. (Glauben Sie mir,
die Zunahme ist wirklich bedeutend, auch wenn man

in der Parkinson-Forschung nur fiinf Jahre zuriickgeht.)
Den wissenschaftlichen Fortschritt im Verstdandnis der
Krankheitsursachen und ihrer Beziehung zu genetischen
und zelluldren Vorgéngen finde ich einfach faszinierend.
Die Geschichten des Patientenbeirats der Stiftung und der
engagierten Firsprecher der Forschung motivieren mich,
weiterhin meinen Beitrag zu leisten, so gut ich kann und so
lange ich kann.

Und es wird mich immer beeindrucken, wie unglaublich
lange es dauert — buchstablich Jahrzehnte -, bis Forscher
und Regulierungsbehtrden neue Behandlungen fiir
Hirnerkrankungen entdecken, testen und genehmigen.
Die Wissenschaft hat schon immer einen langen Atem
gebraucht, aber es ist mir (und auch allen anderen
Patienten, die ich kenne) vollkommen klar, dass mehr
Parkinson-Betroffene an Versuchen teilnehmen miissen.
(Ich kann es nur schwer fassen, dass 85 Prozent aller
klinischen Versuche verzdgert oder gar nicht erst
durchgefiihrt werden, einfach weil niemand an ihnen

teilnimmt).

Merkwiirdigerweise gibt mir das aber auch Hoffnung.
Schliefilich leben wir gerade in Zeiten groer Moglichkeiten.
Die Parkinson-Krankheit ist eine Diagnose, die man
niemandem wiinscht. Aber wenn ich sie schon haben
muss, bin ich dankbar, sie in einer Zeit zu haben, in der

ich personlich dazu beitragen kann, bahnbrechende neue
Therapien auf den Markt zu bringen.

Heute werden Arzneimittel in Interventionsstudien
getestet, die einige der belastendsten Parkinson-Symptome
lindern kénnten. Es werden Behandlungsméglichkeiten
ausgewertet, die vielleicht den Krankheitsverlauf
verlangsamen oder stoppen, wozu keine der aktuellen

Therapien in der Lage ist. Es werden Beobachtungsstudien

Orientierung in klinischen Studien: Ein Leitfaden flr Parkinson-Patienten und ihre Familien



LZiehen Sie niemals in Zweifel, dass
gewohnliche Menschen wie Sie und ich der
wichtigste Teil auf dem komplexen und teuren
Weg hin zu einem neuen Arvzneimittel sind.

durchgefiihrt, um neue Erkenntnisse tiber die Ursachen
der Krankheit, ihre Verdnderung im Laufe der Zeit und
ihren Zusammenhang mit genetischen Faktoren zu
gewinnen. Und es gibt Studien, die die Mitwirkung von
Familienangehoren Betroffener und selbst von Personen
ohne familidre Verbindung zu Parkinson benétigen.

Jede dieser Studien bietet eine andere Moglichkeit,

sich einzubringen.

Zweifeln Sie niemals daran, dass gewShnliche Menschen
wie Sie und ich der wichtigste Teil auf dem komplexen
und teuren Weg hin zu einem neuen Arzneimittel sind. Sie
glauben mir nicht? Fragen Sie einen Wissenschaftler. Er
wird Thnen sagen: Alle Forschungsfinanzierung der Welt

ist umsonst ohne die einzigen Menschen, die die Frage
beantworten kénnen, ob diese Forschung irgendjemandem
hilft - diejenigen, die mit der Krankheit leben.

Wie also geht es weiter? Nach der Lektiire dieses Buchs
stehen uns viele Optionen offen. Wir verstehen nun
besser, wie klinische Studien funktionieren. Wir wurden
daran erinnert, wie wichtig Forschung ist. Und uns wurde
ins Bewusstsein gertickt, wie entscheidend es ist, mehr
Studienteilnehmer zu gewinnen. Setzen wir dieses Wissen
also in die Tat um! Beginnen Sie mit einfachen Schritten:
Sprechen Sie Thren Arzt auf klinische Studien in Threr
Gegend an, fragen Sie von Parkinson Betroffene, was

ihre Aufmerksambkeit erregt, und registrieren Sie sich im
Fox Trial Finder (foxtrialfinder.org). Und ehe sie sich’s
versehen, werden Sie an einer Studie teilnehmen.

Die Menschen melden sich aus unterschiedlichen
Griinden fiir eine Studie: um ihrer Krankheit nicht hilflos

ausgeliefert zu sein, um frithzeitig Zugang zu neuen
Arzneimitteln zu erhalten oder um von Arzten an fithrenden
Forschungszentren untersucht zu werden. Letztendlich sind
die Griinde jedoch nicht wichtig, es z&hlt allein, dass mehr

VOI uns es tun.

Ich hatte ein Ziel, als ich an meiner ersten Studie teilnahm:
ein neues Medikament zu testen, das moglicherweise den
Verlauf verlangsamen kann. Spéter machte ich aus weniger
eigenntitzigen Griinden weiter — ich moéchte nicht, dass
meine Kinder und Enkelkinder einmal mit Parkinson zu

kampfen haben.

In Wirklichkeit aber profitiere auch ich von jeder Studie,
selbst wenn ich denke, nur anderen zuliebe mitzumachen.
Ich erfahre mehr iiber die Krankheit, iiber mich selbst oder
iiber beides. Und ich nehme aus jedem Termin erneut

das Gefiihl mit, dass ich selbst es in der Hand habe, die
Geschichte der Parkinson-Krankheit zu verdndern.

Nach wie vor gibt es viel zu viele offene Fragen rund um
Parkinson. Doch wie Michael J. Fox sagt, wir kénnen
Teil der Antwort sein. Tatsdchlich sind wir die einzigen.
Schlieen auch Sie sich an.

Gary Rafaloff

Gary Rafaloff, 65, erhielt die Parkinson-Diagnose im Alter von 60 Jahren. Mit seiner Frau Bobbi lebt er in Marlboro,

New Jersey, USA. Wenn Gary Rafaloff nicht gevade ,,die Community aufmischt®, um die Pavkinson-Forschung

voranzubringen, verbvingt ev gevne Zeit mit seinen drei Kindern und zwei Enkelkindern, macht Tai Chi und liebt

einen Mitternachtssnack mit zwei Kugeln Rocky Road-Eiscreme.

Nachwort: Wie geht es weiter?
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http://foxtrialfinder.michaeljfox.org/de/
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Anhang

Weitere Ressourcen

fur eine Teilnahme an

klinischen Versuchen

FOX < TRIAL FINDER

THE MICHAEL J. FOX FOUNDATION FOR PARKINSON’S RESEARCH

Fox Trial Finder

Fox Trial Finder ist ein von der Michael J. Fox Stiftung entwickeltes Programm zur Vernetzung
der klinischen Forschung, um freiwillige Teilnehmer — Parkinson-Patienten wie auch eine
Kontrollgruppe von nicht Betroffenen — zahlreicher an die klinischen Studien zu vermitteln,

die sie bendtigen. Im Fox Trial Finder sind klinische Studien zu Parkinson und atypischem
Parkinson-Syndrom in den Vereinigten Staaten und anderen Landern aufgefiihrt. Freiwillige, die
sich flir den Fox Trial Finder registrieren, erhalten eine Liste aller Studien, die aktuell Teilnehmer
suchen und deren Teilnahmekriterien sie erfiillen. Uber das sichere und anonyme Messaging-

System der Website kénnen Sie ganz nach Wunsch auf passende Angebote reagieren.

Fox Trial Finder bringt Patienten und ihre Angehdrigen in Kontakt zu Parkinson-Studien und
beschleunigt so den Fortschritt hin zu therapeutischen Durchbriichen, wodurch Patienten

rascher eine bessere Behandlung erhalten.

Weitere Informationen iiber Fox Trial Finder finden Sie auf foxtrialfinder.michaelifox.org/de.

Orientierung in klinischen Studien: Ein Leitfaden fiir Parkinson-Patienten und ihre Familien
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\ FOX
INSIGHT

YOUR EXPERIENCE FUELING RESEARCH

Fox Insight

Fox Insight ist eine online durchgefiihrte klinische Studie, die kontinuierlich Informationen {iber die Erfahrungen von
Patienten mit Parkinson erfasst. Betroffene und Menschen, die nicht an der Krankheit leiden, kénnen sich an Fox Insight
beteiligen und in vierteljahrlichen Fragebdgen Einblicke aus dem echten Leben in Symptome, Medikamente und andere
Faktoren geben. Diese Informationen kénnten unsere Kenntnisse tiber Parkinson erweitern, die Forschung beeinflussen

und die Entwicklung von Arzneimitteln leiten.

Fox Insight ercffnet aulerdem die Mdglichkeit, tiber ergénzende Umfragen und Unterstudien weitere Daten beizutragen,
etwa mit der Fox Insight Genetic Substudy. Dank der Kooperation zwischen der Michael J. Fox Stiftung und 23andMe,
einem Unternehmen fiir Individualgenetik, konnen Parkinson-Patienten die von ihnen gemachten Angaben noch
aussagekraftiger machen, indem sie ihre Fox Insight-Daten mit ihrem genetischen Profil koppeln. Die Teilnehmer kénnen
eine genetische Beratung zu den Risikogenen fiir Parkinson kostenlos in Anspruch nehmen. Der kombinierte Datensatz
gewidhrt Wissenschaftlern einen ganzheitlicheren Einblick in die Parkinson-Krankheit, damit bessere Therapien und

letztendlich Heilungsmdglichkeiten rascher gefunden werden.

Alle durch Fox Insight und in den zugehdrigen Unterstudien erhobenen Daten werden anonymisiert und qualifizierten

Forschern zugénglich gemacht, um das Verstandnis der Parkinson-Krankheit zu verbessern.

Registrieren Sie sich noch heute fiir Fox Insight auf foxinsight.org (auf Englisch).

PARKINSON’S
PROGRESSION
MARKERS
INITIATIVE

Play a Part in Parkinson’s Research

Initiative zu Progressionsmarkern der Parkinsonkrankheit

Die Initiative zu Progressionsmarkern der Parkinsonkrankheit (Parkinson’s Progression Markers Initiative; PPMI) ist eine
bahnbrechende klinische Beobachtungsstudie der Michael J. Fox Stiftung. Sie wurde 2010 gestartet, um Biomarker fiir die
Parkinson-Krankheit zu finden — Krankheitsindikatoren, die ein wesentliches fehlendes Bindeglied auf der Suche nach
besseren Behandlungsmoglichkeiten fiir Parkinson darstellen. An PPMI sind 33 klinische Einrichtungen in 11 Lindern
beteiligt; hier bringen die mehr als 1.500 Teilnehmer — Menschen mit und ohne Parkinson, mit Parkinson-Risiko oder
mit genetischen Verbindungen zu Parkinson - unschétzbar wertvolle Daten und Bioproben (z. B. Blut, Liquor) in die

umfassendste Daten- und Probenbank zur Parkinson-Krankheit ein, die jemals erstellt wurde.

Da es sich um eine Beobachtungsstudie handelt, wird im Rahmen von PPMI keine Intervention getestet, etwa ein
Arzneimittel oder eine Behandlung. Stattdessen begleitet PPMI die Teilnehmer iiber einen Zeitraum von mindestens
fiinf Jahren, um die biologischen Verdnderungen besser zu verstehen, die im Laufe der Zeit auftreten. Dies hilft der
Wissenschaft, mehr {iber das Fortschreiten der Parkinson-Krankheit zu erfahren und méglicherweise einen oder mehrere
Biomarker fiir Parkinson zu identifizieren. PPMI wird von MJFF geleitet und in Partnerschaft mit 21 biotechnischen und

pharmazeutischen Unternehmen finanziert.

Weitere Informationen zu PPMI finden Sie unter michaeljfox.org/ppmi.

\nhang
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Anhang

Weitere Quellen fur
genetische Beratung und
Hirnspenderprogramme

Australien
Australasian Society of Genetic Counsellors
Verzeichnis genetischer Beratungsstellen in Australien und Neuseeland

www.hgsa.org.au/asgc

Australian Brain Bank Network

Netzwerk von Hirnspenderprogrammen in ganz Australien

www.austbrainbank.org.au

Kanada
Canadian Association of Genetic Counsellors

Verzeichnis von Kliniken fiir Genetik in Kanada

WWW.Cagc-accg.ca

Hirnspenderprogramme
In ganz Kanada gibt es lokale Zentren fiir Hirnspenden. Informieren Sie sich bei Threm
Arzt tiber Zentren in Threr Nahe.

Frankreich
Neuro-CEB
Hirnspenderprogramm zur Erforschung neurodegenerativer Erkrankungen

www.neuroceb.org

Association Francgaise des Conseillers en Génétique
Verzeichnis genetischer Beratungsstellen in Frankreich

www.af-cg.fr/cg-par-region-2

Deutschland
NeuroBiobank Miinchen
Hirnspenderprogramm zur Erforschung neurologischer und/oder psychischer

Erkrankungen

www.neuropathologie.med.uni-muenchen.de

Deutsche Gesellschaft fiir Neurogenetik

Verzeichnis fithrender Forscher auf dem Gebiet der Parkinson-Genetik

www.dgng.de

Deutsche Gesellschaft fiir Humangenetik e.V.

Verzeichnis genetischer Beratungsstellen in Deutschland

www.gthev.de

Orientierung in klinischen Studien: Ein Leitfaden flr Parkinson-Patienten und ihre Familien
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Italien

Il Nodo Nazionale della Infrastruttura di Ricerca Europea delle Biobanche e delle

Risorse BioMolecolari

Netzwerk von Hirmspenderprogrammen zur Forschung in Italien

www.bbmri.it

Genetische Beratung

Informieren Sie sich bei Threm Arzt {iber Gentests und Beratungsstellen in Threr Nahe.

Spanien
Red Nacional de Biobancos

Kooperatives Netzwerk von Repositorien, die Spenden von biologischen Proben fiir

die Forschung annehmen

www.redbiobancos.es

La Sociedad Espafiola de Asesoramiento Genetico
Nationales Netzwerk genetischer Beratungsstellen

WWW.Seagen.org

Grofibritannien
Parkinson’s UK Brain Bank
Hirnspenderprogramm fiir die Parkinson-Forschung

www.parkinsons.org.uk/brainbank

Association for Clinical
Genomic Science
Regionale Genetikzentren in Grobritannien und Irland

www.acgs.uk.com/geneticscentres

Anhang
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(zlossar

Orientierung in klinischen Studien: Eir

Alpha-Synuclein

Ein Protein, das normalerweise in Gehirnzellen

zu finden ist; es ist Hauptbestandteil von
runden Einschliissen, die als Lewy-Korper
bezeichnet werden, im Gehirn von Parkinson-
Kranken. Die Forschung geht davon aus, dass
das Alpha-Synuclein in den Lewy-Koérpern

mit dem Absterben oder der Schidigung von
Gehirnzellen zu tun hat. Eine Mutation im Gen
SNCA, das die Produktion des Proteins Alpha-
Synuclein steuert, ist die Grundlage einer
seltenen erblichen Form der

Parkinson-Krankheit.
Siehe auch: SNCA

Ausgangsdaten

Demografische Informationen (z. B. Alter
und Geschlecht) und andere Angaben wie
Symptome, Medikation oder Ergebnisse von
bestimmten Tests, die von den Teilnehmern
zu Beginn einer klinischen Studie erhoben

werden.

Ausschlusskriterien
Faktoren, die die Teilnahme einer Person an
einer bestimmten klinischen Studie verhindern.

Beobachtungsstudie

Eine Kklinische Studie, in der der
Gesundheitszustand und andere Daten der
Teilnehmer erhoben werden, bei der die
Freiwilligen aber keine Intervention und kein

Arzneimittel erhalten.

Siehe auch: Intervention

Biomarker

Ein messbares, biologisches Merkmal,

das genutzt werden kann, um das Risiko,

das Vorliegen oder das Fortschreiten

einer Erkrankung zu bestimmen. So ist
Bluthochdruck etwa ein Biomarker fiir eine
mogliche Herzerkrankung. Bislang konnte kein
Biomarker fiir Parkinson bestitigt werden, dies

ist jedoch aktuell Gegenstand der Forschung.

1 Leitfaden fir Parkinson-Patienten und ihre Familien

Computertomographie (CT)

Die Computertomographie, kurz CT, ist ein
Rontgenverfahren, mit dem Bereiche des
menschlichen Korpers in zweidimensionalen

Querschnittbildern dargestellt werden.

DaTSCAN™

DaTSCAN ist eine spezialisierte bildgebende
Technik, die kleine Mengen eines

radioaktiven Arzneimittels einsetzt, um

die Dopamin-produzierenden Zellen im
Gehirn zu beurteilen. Dieses Verfahren kann
Parkinson fiir sich allein genommen nicht
diagnostizieren, kann aber dazu beitragen, eine
drztliche Diagnose zu bestétigen. DaTscan wird
derzeit als moglicher Biomarker fiir Parkinson

untersucht.

Siehe auch: Biomarker

De-novo-Parkinson

Dieser Ausdruck beschreibt eine Parkinson-
Erkrankung, die erst vor Kurzem diagnostiziert
wurde und oft noch nicht medikamentds
behandelt wird. (Manche Studien nehmen nur
Teilnehmer auf, die ein bestimmtes Parkinson-
Medikament nehmen, und fiir jede Studie
werden spezifische Kriterien festgelegt.)

Digitale Gesundheit

Ein breites Spektrum gesundheitsbezogener
Initiativen, darunter mobile Gesundheit
(Gerite zum Verfolgen von Messgrofien

wie der kérperlichen Aktivitét),
Gesundheitsinformationstechnologie,
Wearables (Sensoren am Kérper zur Messung
von Bewegung, Schlaf usw.), Telemedizin oder
Online-Studien.

Siehe auch: Telemedizin; virtuelle Studie;

Wearable

Einschlusskriterien

Faktoren, die gegeben sein miissen, damit eine
Person an einer bestimmten klinischen Studie
teilnehmen kann.



Endpunkt

Ein Test oder eine Untersuchung, um die
Wirkung einer Intervention auf bestimmte
Symptome oder andere Krankheitsmerkmale
zu messen. Das Studienteam entscheidet
vor Studienbeginn, welche Messgréfen
ausgewertet werden sollen. Jede
Interventionsstudie hat einen primaren
Endpunkt, der die wichtigste Messgrofie
darstellt, um die Wirkung der Intervention
zu beurteilen. Daneben kénnen Studien auch
sekundére Endpunkte beinhalten, die nicht
so wichtig, aber dennoch interessant fiir eine
Beurteilung sind.

Ergebnisse aus Patientenbefragungen
Daten, die direkt von den Teilnehmern
berichtet werden. Ergebnisse aus
Patientenbefragungen erginzen die
herkémmlichen Messgréfien, die wihrend
eines klinischen Versuchs stationdr oder
ambulant erhoben werden, und vermitteln
dem Forschungsteam ein umfassenderes Bild
der Krankheit.

Ethikkommission

Eine unabhéngige Gruppe von Forschern,
Arzten und anderen (in der Regel

mindestens ein ,,Nicht-Wissenschaftler* als
Patientenvertreter), die das Protokoll und die
Patienteneinwilligungserklarungen von Studien
bewertet und genehmigt und die Aktivitdten
laufender Studien {iberwacht. Aufgabe der
Ethikkommission ist es, die Rechte und das
Wohlbefinden der Studienteilnehmer zu

schiitzen.

Europdische Arzneimittel-Agentur
(EMA)

Eine dezentrale Agentur der Européischen
Union (EU), die fiir die wissenschaftliche
Beurteilung und Uberwachung der Sicherheit

von Arzneimitteln in der EU zusténdig ist.

Familidre Parkinson-Krankheit

Ein Typ der Parkinson-Krankheit, der familidr
gehduft auftritt und mutmaflich in erster Linie
genetisch verursacht ist. Familidre Parkinson-
Erkrankungen machen weniger als 10 Prozent

aller Fille weltweit aus.

Siehe auch: idiopathische Parkinson-Krankheit

Food and Drug Administration
(US-Behorde fir Arzneimittel- und
Lebensmittelsicherheit, FDA)

Die FDA ist eine Behorde des US-Ministeriums
fiir Gesundheitspflege und soziale Dienste. Sie
stellt sicher, dass Arzneimittel fiir Menschen,
biologische Produkte, Medizingerite,
Lebensmittel, Kosmetika und andere Produkte
fiir die Verbraucher sicher und wirksam sind.

Freiwilliger fr die Kontrollgruppe

Eine Person ohne bekannte erhebliche
Gesundheitsprobleme, die an einer Studie
teilnimmt, in der ein Arzneimittel, ein
Medizinprodukt oder eine andere Intervention
getestet werden. Diese Personengruppe kann
auch an Beobachtungsstudien teilnehmen.
Freiwillige Teilnehmer der Kontrollgruppe
werden zum Vergleich mit Patientengruppen
herangezogen, wenn sie hinsichtlich
bestimmter Merkmale iibereinstimmen, etwa
Alter oder Geschlecht. In der Parkinson-
Forschung kénnen sie neue Therapien auf
ihre Sicherheit testen, dem Studienteam
helfen, ,,Nicht-Parkinson-Werte“ zu definieren,
oder als Messlatte dienen, an der natiirliche
Verdnderungen bei einer Parkinson-
Erkrankung abgeglichen werden.

Gaucher-Krankheit

Eine seltene Krankheit, bei der sich fetthaltige
Substanzen ablagern und Organe anschwellen.
Diese Krankheit tritt bei Menschen auf, die
zwei Kopien des mutierten GBA-Gens tragen.
Menschen mit dieser Mutation produzieren
nicht gentigend Glukozerebrosidase, ein
Enzym, das Glucocerebroside (bestimmte
zuckerhaltige Fettstoffe) aufspaltet.

Siehe auch: GBA

GBA

Das Gen GBA steuert die Produktion des
Proteins Glukozerebrosidase, das Glycolipide
(zuckerhaltige Fettstoffe) aufspaltet.
Mutationen des GBA-Gens sind der hdufigste
genetische Risikofaktor fiir eine Parkinson-
Erkrankung; GBA-Mutationen kénnen die
Bildung von Einschliissen aus dem Protein

Alpha-Synuclein zur Folge haben.

Siehe auch: Alpha-Synuclein

Geldgeber

Der Geldgeber (meist auch Sponsor) einer
Studie stellt die finanziellen Mittel fiir die
Forschung bereit. Die Finanzierung kann von
unterschiedlichsten Einzelpersonen oder
Organisationen stammen, etwa von Stiftungen,
Pharmaunternehmen oder staatlichen
Agenturen wie der US-Behorde National
Institutes of Health.

Gen

Die Grundlage der Vererbung. Gene werden
{iber die Generationen hinweg von den

Eltern an ihre Kinder weitergegeben. Diese
ererbten DNA-Abschnitte bestimmen viele
der Eigenschaften eines Korpers: sichtbare
Merkmale wie etwa die Augenfarbe, aber auch
unsichtbare Eigenschaften wie das Risiko, an
einer bestimmten Krankheit zu erkranken.

Genetische Mutation

Eine dauerhafte Verdnderung in der Sequenz
eines Gens, die Auswirkungen auf die
Gesundheit oder ein Krankheitsrisiko haben

kann.

Genetischer Berater

Eine Gesundheitsfachkraft mit Fachkenntnissen
in medizinischer Genetik und Beratung, die
Personen, die einen Gentest erwagen oder
durchfiihren lassen, informiert und emotional

unterstiitzt.

Glossar
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Gentest

Ein medizinischer Test, bei dem Verdnderungen
am Erbgut identifiziert werden. Gentests kénnen
das Vorliegen einer vermuteten genetischen
Verdnderung ermitteln, um Riickschliisse auf
die Wahrscheinlichkeit zu ziehen, mit der die
untersuchte Person eine genetische Erkrankung
entwickeln oder weitergeben wird.

Hoehn & Yahr Skala

Die Hoehn & Yahr Skala unterteilt die
Parkinson-Krankheit nach dem Schweregrad
der motorischen Symptome in Stadien. In
Klinischen Studien sind Stadien nach Hoehn
und Yahr oft Bestandteil der Teilnahmekriterien,
um sicherzustellen, dass die untersuchte
Intervention an Patienten mit den richtigen

Symptomen getestet wird.

Idiopathische Parkinson-Krankheit

Die hiufigste Form der Parkinson-Krankheit
und verantwortlich fiir tiber 90 Prozent aller
Fille. Eine idiopathische, oder sporadische,
Parkinson-Erkrankung ist in der Regel nicht
familidr bedingt und wird wahrscheinlich
durch ein Zusammenspiel von genetischen

und Umweltfaktoren verursacht.

Siehe auch: familidre Parkinson-Krankheit

Intervention

Eine potenzielle Therapie oder Behandlung,
die in einem klinischen Versuch getestet wird.
Dazu gehdren Arzneimittel, medizinische
Geridte oder Verfahren; es kann sich um
experimentelle Produkte oder bereits
verfligbare Therapien handeln. (Siehe:
Umwidmung.) Interventionen kénnen auch
nicht-invasive Ansétze sein, etwa korperliche
Betdtigung oder Physiotherapie.

Interventionsstudie (Interventionelle
Studie)

Ein Studientyp, bei dem die Teilnehmer eine
Intervention (z. B. ein Arzneimittel oder ein
chirurgisches Verfahren) erhalten, damit
das Studienteam den Effekt der Intervention
auf bestimmte Symptome oder andere
Krankheitsmerkmale beurteilen kann.

Siehe auch: Intervention

Klinische Prifungen
Forschungsstudien, die mit menschlichen
Freiwilligen durchgefiihrt werden, um

die Wirkung einer Intervention (z.B.
Arzneimittel, chirurgisches Verfahren,
Bewegung) auf Symptome oder andere
Merkmale dieser Krankheit zu beurteilen.

Siehe auch: Interventionsstudie

Klinische Studien

Forschungsstudien, die mit menschlichen
Freiwilligen durchgefithrt werden, um eine
Krankheit besser zu verstehen oder die
Wirkung einer Intervention (z. B. Arzneimittel,
chirurgisches Verfahren, Bewegung) auf

diese Krankheit zu beurteilen. Es gibt zwei
Haupttypen klinischer Studien: klinische
Priifungen und Beobachtungsstudien.

Kohorte

Eine Gruppe von Einzelpersonen, die an einer
Kklinischen Forschungsstudie teilnehmen. In
Kohortenstudien wird eine grofie Anzahl von
Personen iiber einen lédngeren Zeitraum hinweg
beobachtet, beispielsweise um zu sehen,

wer an Parkinson erkrankt und wer nicht,

um mehr iiber die méglichen Ursachen und
Risikofaktoren zu erfahren.

Komorbiditat

Das Auftreten von zwei oder mehr
Erkrankungen, etwa einer Angststorung und
Parkinson, bei einer Person zum gleichen

Zeitpunkt.

Kontrollierte Studie

Ein Studientyp, bei dem ein neues Arzneimittel
oder Verfahren mit einem Standard, der so
genannten ,,Kontrolle“, verglichen wird. Diese
Kontrolle kann ein Placebo (ohne wirksame
Substanzen) oder der Behandlungsstandard
sein, also die Behandlung, die von medizinischen
Fachkriften weithin als die richtige Behandlung
angesehen und eingesetzt wird.

Siehe auch: placebokontrolliert

Orientierung in klinischen Studien: Ein Leitfaden flr Parkinson-Patienten und ihre Familien

Krankheitsmodifizierende Therapien
Behandlungen, die das Fortschreiten einer
Erkrankung verhindern, verlangsamen,
stoppen oder umkehren kénnen. Bislang gibt
es noch keine Therapie, die nachweislich den
Verlauf von Parkinson #ndert, es befinden sich
aber mehrere Arzneimittel in verschiedenen
Kklinischen Teststadien, die dieses Potenzial

besitzen.

LRRKZ2

Das Gen LRRK2 steuert die Produktion der
LRRK2-Proteinkinase, eines Enzyms, das die
Funktion anderer Proteine modifiziert. Das
Gen LRRK2 spielt in ein bis zwei Prozent aller
Parkinson-Erkrankungen eine Rolle.

Lumbalpunktion

Bei einer Lumbalpunktion, auch Spinalpunktion
genannt, wird im Bereich der Lendenwirbelsdule
eine diinne Nadel in den das Riickenmark
umschlieflenden Duralsack eingefiihrt, um zu
Diagnosezwecken eine kleine Menge Liquor
(Gehirn- und Riickenmarksfliissigkeit) zu

entnehmen.

Langsschnittstudie

Eine Studie, deren Teilnehmer {iber einen
langeren Zeitraum - oft Jahre oder Jahrzehnte —
hinweg untersucht werden und die allgemein
beobachtenden Charakter hat. Dieser
Studientyp ist besonders gut geeignet, um
Risikofaktoren oder das Fortschreiten einer
Erkrankung zu bewerten.

Siehe auch: Beobachtungsstudie

Magnetresonanztomographie (MRT)
Eine Magnetresonanztomographie (MRT)
nutzt starke magnetische Wellen, um detaillierte
Bilder von Geweben und Organen im Inneren
des menschlichen Korpers zu erzeugen. MRTs
sind besonders gut geeignet, um das Gehirm
abzubilden, und geben Informationen iiber

die Struktur, nicht aber {iber die Funktion.
Manche Formen von MRT werden als mégliche

Biomarker in Betracht gezogen.

Siehe auch: Biomarker



Multizentrische Studie

Ein klinischer Versuch, der an mehr als einer
medizinischen oder Forschungseinrichtung
durchgefiihrt wird.

Neuroprotektive Behandlung

Eine Therapie zum Schutz vor einem Absterben
oder einer Schidigung der Dopamin-
produzierenden Zellen im Gehirn, die durch

die Parkinson-Krankheit (MP) gefihrdet

sind. Aktuell gibt es keine genehmigte
neuroprotektive Behandlung fiir Parkinson,
mogliche Ansitze sind aber Gegenstand
laufender Forschung. Diese Art Therapie kénnte
theoretisch fiir Menschen mit frithen Parkinson-
Symptomen oder sogar fiir Angehorige einer
Risikogruppe genutzt werden.

Neuroregenerative Behandlung

Eine Therapie, die das Nachwachsen Dopamin-
produzierender Zellen im Gehirn anregt. Aktuell
gibt es keine genehmigte neuroregenerative
Behandlung fiir Parkinson, mogliche Ansitze
sind aber Gegenstand laufender Forschung.

New Drug Application (NDA,
Zulassungsantrag)

Ein Zulassungsantrag (NDA) ist das formelle
Ansuchen eines Arzneimittelherstellers an die
US-Arzneimittelbehdrde FDA auf Zulassung
eines neuen Arzneimittels. Im Rahmen eines
Zulassungsantrags werden Daten aus der
praklinischen Forschung und aus allen Phasen
klinischer Studien am Menschen eingereicht.
Siehe auch: Food and Drug Administration
(US-Behorde fiir Arzneimittel- und

Lebensmittelsicherheit)

Offene Studie (Open-label-Studie)
Eine klinische Studie, bei der das Studienteam
und die Teilnehmer wissen, welche
Teilnehmer die Intervention bzw. das Placebo
erhalten.

Siehe auch: Verblindung

Patienteneinwilligung

Ein Verfahren, um potenzielle Teilnehmer iiber
den méglichen Nutzen und die méglichen
Risiken einer bestimmten klinischen

Studie zu informieren. Vor der Aufnahme

in eine Studie miissen alle Teilnehmer

eine Patienteneinwilligungserklarung
unterzeichnen; in diesem Dokument werden
alle Einzelheiten zur Studie und die Rechte und

Verantwortlichkeiten des Teilnehmers erldutert.

Placebo

Substanzen oder Gerite, die

keine aktiven Wirkstoffe enthalten, sich aber
in Aussehen, Haptik und Geschmack nicht
vom experimentellen Arzneimittel oder der
experimentellen Therapie unterscheiden. Auf
diese Weise wissen die Teilnehmer nicht, zu

welchem Studienarm sie gehdren.

Siehe auch: placebokontrolliert

Placeboeffekt

Eine positive kdrperliche oder emotionale
Verdnderung, die nach Einnahme eines
Placebos (einer inaktiven Substanz)

auftritt. Man geht davon aus, dass dieses
Phénomen wenigstens teilweise auf einer
positiven Erwartungshaltung beruht. (In
anderen Worten, je mehr eine Person davon
iiberzeugt ist, von etwas zu profitieren, desto
wahrscheinlicher ist es, dass diese positive
Wirkung auch eintritt.) Um zwischen
diesem Effekt und dem echten Nutzen
eines Arzneimittels oder einer Therapie
unterscheiden zu kdnnen, sind klinische
Studien in der Regel placebokontrolliert
angelegt.

Siehe auch: Placebo; placebokontrolliert

Placebokontrolliert

Ein Typ klinischer Studien, bei dem eine
Teilnehmergruppe nach dem Zufallsprinzip
ausgewihlt wird, ein Placebo (ohne aktiven
Wirkstoff) zu erhalten. Dies ermdglicht einen
Vergleich mit dem Behandlungsstandard
(Kontrolle) oder der Intervention.

Siehe auch: Placebo

Positronen-Emissions-Tomographie
(PET)

Eine Positronen-Emissions-Tomographie (PET)
ist ein spezialisiertes bildgebendes Verfahren,
bei dem mithilfe einer geringen Menge eines
radioaktiven Medikaments die Gehirnfunktion
untersucht wird. So arbeiten Forscher

aktuell daran, auf diese Weise das Protein
Alpha-Synuclein im Gehirn zu visualisieren;

dies kénnte als Biomarker dienen und eine
Moglichkeit sein, die Wirkung von Arzneimitteln
in Studien zu messen.

Siehe auch: Alpha-Synuclein; Biomarker

Protokoll

Die schriftliche Beschreibung einer klinischen
Studie, in der ihre Ziele, das Studiendesign
und die Methoden sowie die Einschluss- und
Ausschlusskriterien festgehalten sind.

Siehe auch: Ausschlusskriterien;

Einschlusskriterien

Praklinisch

Forschung, die nicht am Menschen
durchgefiihrt wird. Bevor ein Arzneimittel in

das Stadium der klinischen Versuche gelangen
kann, miissen die Machbarkeit und Sicherheit in
préklinischen Modellen bewertet werden.

Randomisiert

Eine Strategie, bei der die Teilnehmer einer
Klinischen Studie mithilfe eines methodischen
Verfahrens, das den Zufall imitiert, in Gruppen
aufgeteilt werden. In placebokontrollierten
Interventionsstudien wird eine
Teilnehmergruppe nach dem Zufallsprinzip
ausgewdhlt, die Intervention zu erhalten, die
andere bekommt ein Placebo.

Siehe auch: Placebo

Rekrutierung
Dieser Begriff gibt an, dass eine Studie zur
Teilnahme offensteht und Freiwillige sucht.

Glossar
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SNCA

Ein Gen, das die Produktion des Proteins
Alpha-Synuclein steuert. Eine Mutation im
Gen SNCA ist die Grundlage einer seltenen
erblichen Form der Parkinson-Krankheit.

Siehe auch: Alpha-Synuclein

Statistische Signifikanz

Ein Wert, der angibt, ob die Ergebnisse einer
Studie mit hoher Wahrscheinlichkeit richtig
sind oder auch reinem Zufall geschuldet
sein kénnten. Dabei ist wichtig zu beachten,
dass statistische Signifikanz nichts iiber die
Wichtigkeit aussagt.

Studienarm

Eine bestimmte Teilnehmergruppe in einer
klinischen Studie. In einer Interventionsstudie
beispielsweise

wiirde ein Studienarm die experimentelle
Behandlung erhalten und ein anderer
Studienarm ein Scheinmedikament (Placebo).

Siehe auch: Interventionsstudie

Studienleiter

Der Forscher, oftmals ein Arzt, der die gesamte
Kklinische Studie tiberwacht

und leitet.

Studiensponsor

Der Studiensponsor ist die Person oder
Organisation, die eine Studie tiberwacht. Der
Sponsor initiiert die Studie, fithrt sie durch
und trégt die Verantwortung fiir die Forschung.

Symptomatische Therapie

Eine Behandlung, die die Symptome einer
Krankheit lindert, nicht aber auf den
zugrundeliegenden Krankheitsprozess
einwirkt. Alle aktuell verfiigbaren Parkinson-
Therapien sind symptomatisch; sie
verlangsamen nicht das Fortschreiten der
Krankheit.

Teilnahmekriterien

Richtlinien, wer an einer bestimmten klinischen
Priifung teilnehmen kann und wer nicht.

Diese Kriterien setzen sich aus bestimmten
Merkmalen zusammen, etwa Alter, Geschlecht,
zeitlicher Abstand der Diagnose, Stadium der
Parkinson-Erkrankung und andere Krankheiten.
Die Teilnahmekriterien bestehen aus
Einschluss- und Ausschlusskriterien.

Siehe auch: Ausschlusskriterien;

Einschlusskriterien

Telemedizin

Ein Teilbereich im Gesundheitswesen, in
dem Patienten und ihr Arzt oder sonstige
medizinische Fachkrifte auf elektronischem
Wege interaktiv

(in beide Richtungen) und in

Echtzeit kommunizieren.

Therapiedurchbruch-Status

Ein Sonderstatus, den die US-
Arzneimittelbehtrde FDA vergibt, um die
Entwicklung und Priifung neuer Therapien

zu beschleunigen, die zur Behandlung
schwerwiegender Erkrankungen eingesetzt
werden sollen. Dies geschieht, wenn die ersten
Ergebnisse klinischer Studien darauf hinweisen,
dass das Arzneimittel wirksamer sein konnte als
bislang verfiigbare Therapien.

Siehe auch: Wirksamkeit; Food and Drug
Administration (US-Behorde fiir Arzneimittel-

und Lebensmittelsicherheit)

Umwidmung

Die Verwendung eines vorhandenen (und in
der Regel durch eine staatliche Organisation
zugelassenen) Arzneimittels, das fiir eine
bestimmte Krankheit entwickelt wurde, zur
Behandlung einer anderen Krankheit. Zur
Umwidmung einer Therapie sind klinische
Versuche erforderlich, um sicherzustellen,
dass sie flir Parkinson-Patienten sicher und
wirksam ist.
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Unerwinschtes Ereignis

Eine ungiinstige Anderung des
Gesundheitszustandes, die im Rahmen

einer klinischen Studie oder innerhalb eines
bestimmten Zeitraums nach ihrem Abschluss
auftritt. Der Schweregrad kann von leicht

(z. B. Ubelkeit) bis schwerwiegend oder
lebensbedrohlich (z. B. Schlaganfall) reichen.
Diese Anderung kann mit der untersuchten
Intervention in Verbindung stehen,

muss aber nicht.

Siehe auch: Intervention

UPDRS-Skala (Unified Parkinson’s
Disease Rating Scale)

Die UPDRS-Skala ist eine Bewertungsskala, die
eine klinische Untersuchung der motorischen
Symptome ebenso berticksichtigt wie einen
Fragebogen {iber tigliche Aktivitdten, nicht-
motorische Symptome und Nebenwirkungen
von Medikamenten. Diese Skala wird in ihrer
Ginze oder in Teilen oft herangezogen, um in
klinischen Parkinson-Studien die Reaktion auf

Interventionen zu bewerten.

Verblindung

Eine Strategie fiir klinische Studien, bei der
Studienmitarbeiter und Teilnehmer nicht
wissen, welche Teilnehmer ein Placebo
(ohne wirksame Substanzen) und welche
die Intervention, also die experimentelle
Behandlung, erhalten.

In einer einfach verblindeten Studie weif§
nur eine Gruppe (Studienmitarbeiter oder
Teilnehmer), welche Teilnehmer ein Placebo
und welche die Intervention bekommen. Ist
die Studie doppelblind, weifl es keine der
beiden Gruppen.

Siehe auch: Intervention; Placebo

Vertraglichkeit

Das Ausmaf, in dem die Wirkung eines
Arzneimittels oder einer Therapie vom
Patienten vertragen wird oder in dem sie den
Lebensstil oder die taglichen Aktivitdten des
Patienten beeinflusst.



Virtuelle Studie

Studien, die online oder iiber andere digitale
Kanile (z. B. Smartphones, Telefon usw.)
durchgefiihrt werden. Virtuelle Studien

sind eine Ergdnzung der herkémmlichen
Forschung; sie geben Teilnehmern, die

an herkdmmlichen klinischen Versuchen
nicht teilnehmen kénnten (etwa aufgrund
von Transportschwierigkeiten oder
Mobilitdtsproblemen), die Moglichkeit,
einen Beitrag zur Forschung zu leisten. Diese
Studien sind auflerdem wertvoll, weil sie
Daten jenseits der ,Momentaufnahmen* im
personlichen Gespréch eines Studientermins
liefern.

Wearable

Ein Gerdt, das getragen werden kann

(z. B. Smartwatch, Fitnesstracker), um
gesundheitsbezogene Informationen wie
Bewegung, Schlaf oder Herzfrequenz zu
erfassen. Daten aus Wearables ergdnzen die
herkémmliche Forschung, da sie objektive und
dauerhafte Einblicke in das tégliche Leben mit
Parkinson geben.

Siehe auch: digitale Gesundheit

Wirksamkeit

Eine Messgrofie fiir die Fahigkeit eines
Arzneimittels, eine bestimmte Erkrankung

zu behandeln. Die Wirksambkeit sagt

nichts tiber die Vertraglichkeit oder die
Anwendungsfreundlichkeit aus. So kann ein
Arzneimittel sehr wirksam, gleichzeitig aber

so unangenehm einzunehmen sein, dass es de
facto nur sehr eingeschrénkten Wert besitzt. Die
Wirksamkeit (wie auch die Vertriglichkeit und
Sicherheit) werden in klinischen Priifungen

ermittelt.

Siehe auch: Vertraglichkeit

Glossar

S



52

Danksagungen

GRUNDER
Michael J. Fox

CHIEF EXECUTIVE OFFICER
Todd Sherer, PhD

MITGRUNDER & EXECUTIVE VICE CHAIRMAN
Deborah W. Brooks

DEPUTY CHIEF EXECUTIVE OFFICER
Sohini Chowdhury

SENIOR VICE PRESIDENT, COMMUNICATIONS
& CONTENT STRATEGIES

Holly Teichholtz

VICE PRESIDENT, MEDICAL

BESONDERER DANK

COMMUNICATIONS
Rachel Dolhun, MD

MEDIZINISCHE PRUFUNG
Claire Henchcliffe, MD, PhD

FOTOGRAFIE
Chris Sanders

LAYOUT

Simplissimus

Unser Dank gilt allen Mitgliedern der Parkinson-Community, die ihre Schwierigkeiten,

Hoffnungen, Vorstellungen und Erfahrungen mit der klinischen Parkinson-Forschung in

dieses Projekt einflieffen lieen: Susan Bressman, MD, Clyde Campbell, dem Mitglied des

Patientenbeirats Karen Jaffe und ihrem Mann Marc, Dan Kinel, Patti Meese, Ofer Nemirovsky,

Gary Rafaloff, Kae und Steven Spencer, Manny Torrijos und Jennifer Verbrugge, MS, CGC, LGC.

Orientierung in klinischen Studien: Ein Leitfaden flr Parkinson-Patienten und ihre Familien



Aufsichts- und Beirite

VORSTAND

Jeff Keefer, Vorsitzender
Skip Irving, Stellvertretender Vorsitzender
Holly S. Andersen, MD
Glenn Batchelder
Mark Booth

Jon Brooks

Barry J. Cohen
Andrew Creighton
John S. Daly

Donny Deutsch

David Einhorn

Karen Finerman

Lee Fixel

Nelle Fortenberry
Michael J. Fox

Akbar Gbajabiamila
Willie Geist

David Glickman

David Golub

Mark L. Hart IIT
Edward Kalikow

Amar Kuchinad

Marc S. Lipschultz
Ofer Nemirovsky
Andy O’Brien

Douglas I. Ostrover
Tracy Pollan

Ryan Reynolds
Frederick E. Rowe

Lily Safra

Carolyn Schenker
Curtis Schenker
Richard J. Schnall
Woody Shackleton
Anne-Cecilie Engell Speyer
George Stephanopoulos
Bonnie Strauss

Rick Tigner

Fred G. Weiss

Sonny Whelen

Peter Zaffino

STIFTUNGSRAT
Lonnie und Muhammad Ali
Steven A. Cohen
Albert B. Glickman
John Griffin

Andrew S. Grove
Katie Hood

Jeffrey Katzenberg
Morton M. Kondracke
Edwin A. Levy

Nora McAniff

Donna Shalala, PhD

FUHRUNGSRAT

Richard Fitzgerald, Vorsitzender
Daisy Prince, Stellvertretende Vorsitzende
Omar Abdel-Hafez

Shakeeb Alam

Loren Berger

Felix Bhandari

Susan Bilotta

Zachary Brez

Dev Chodry

Taryn Fixel

Michael Kaplan

Julia Kelly

Justin Lepone

Pamela Mirels

Rafi Rosman

Scott Schefrin

Bill Shepherd

Ryan Squillante

PATIENTENBEIRAT

David Iverson, Mitvorsitzender
Soania Mathur, MD, Mitvorsitzende
Carl Bolch, Jr.

Eugenia Brin

Ken Cater

Christopher Chadbourne
Carey Christensen

Rich Clifford

Quentin Dastugue

Steve DeWitte

Anne Cohn Donnelly, D.P.H.
David Eger, PhD

Bill Geist

Cindy Gray

Lynn Hagerbrant
Karen Jaffe, MD
Nicole Jarvis, MD
Tony Mendez
Hilton Mirels, MD
Bret Parker

Eric Pitcher

Bryan Roberts
Israel Robledo
Richie Rothenberg
Margaret Sheehan
Dan Suwyn

W. N. (Bill) Wilkins

WISSENSCHAFTLICHER BEIRAT
Bastiaan Bloem, MD PhD

Alice Chen-Plotkin, MD

Ted Dawson, MD PhD

John Dunlop, PhD

Steve Finkbeiner, MD PhD
Tatiana Foroud, PhD

Warren Hirst, PhD

Karl Kieburtz, MD

Ken Marek, MD

Connie Marras, MD PhD
Kalpana Merchant, PhD
Michael Schwarzschild, MD PhD

BEIRAT FUR OFFENTLICHKEITSARBEIT
Melissa Blechman

Phil Cox

Quentin Dastugue

Tom Davidson

Douglas L. DuMond

Col. Karl E. Friedl, PhD, Ret.
David Higgins, PhD

Julius W. Hobson Jr.

Matt Keswick

Rod Larson

Jessica Lawrence-Vaca
Daniel Lewis, JD

Monnie Lindsay, JD

Jim McNasby, JD

Jeff Strunk

Anne J. Udell, PhD

Danksagungen|Aufsichts- und Beirite

“

S0



Index

Alpha-Synuclein
10, 29, 46, 47, 50

Ausgangsdaten
46

Ausschlusskriterien
11, 16, 24, 46, 50

Beobachtungsstudie
8,11, 12, 21, 23, 24, 27, 40, 43, 46,
47,48, 49

Biomarker
12. 21, 37, 43, 46, 49, 50

Computertomographie (CT)
46

DaTscan
46

De-novo-Parkinson
21,46

Demenz

10,19, 24

Digitale Gesundheit (siehe auch
Telemedizin, virtuelle Studie,
Wearable)

46, 51

Dyskinesie
10,19, 24

Einschlusskriterien
47,50

Endpunkt
47

Ergebnisse aus
Patientenbefragungen
47

Ethikkommission
9,47

Europdische Arzneimittel-Agentur
(EMA)
47

Familidre Parkinson-Krankheit
47,48

Food and Drug Administration
(US-Behorde fiir Arzneimittel- und
Lebensmittelsicherheit, FDA)

10, 47, 49, 51

Fox Insight
8, 13, 24, 26, 43

Fox Trial Finder
5,13, 14, 15,41, 42

Freiwilliger fiir die Kontrollgruppe
47

Gaucher-Krankheit
47

GBA
31, 32,47

Geldgeber
2,16, 47

Gen
11,29, 30, 31, 32, 33, 34, 35, 48

Genetische Mutation

31, 48

Genetischer Berater
30, 34, 37, 38, 48

Gentest
32, 33, 34, 36, 37, 38, 40, 45, 48

Hoehn & Yahr Skala
48

Idiopathische Parkinson-Krankheit
47,48

Initiative zu Progressionsmarkern
der Parkinsonkrankheit (Parkinson’s
Progression Markers Initiative;
PPMI)

12,37,43

Intervention

11,13, 16, 43, 46, 47, 48, 49, 50, 51

Interventionsstudie
8, 11,17, 22, 40, 47, 48, 50,

Klinischer Versuch
49

Klinische Studie
3,7,9.10, 11, 13, 14, 15, 16, 20
21, 22, 26,29, 41, 42, 43, 46, 48
49, 50, 51

Kohorte
48

Kontrollierte Studie
8-9,48

Krankheitsmodifizierende Therapien
8, 10, 24, 27,48

LRRK2
31,35, 49

Lumbalpunktion
17, 49

Léngsschnittstudie
49

Magnetresonanztomographie
(MRT)
49

Motorische Symptome
10,21, 25, 51

Multizentrische Studie
49

Neuroprotektive Behandlung
49

Neuroregenerative Behandlung
49

New Drug Application
(NDA, Zulassungsantrag)
49

Nicht-motorische Symptome
21,25, 51

Offene Studie (Open-label-Studie)
49

Patienteneinwilligung

9, 34, 47, 49

Placebo

8,9, 15, 16, 21, 40, 48, 49, 50, 51
Placeboeffekt

49

Placebokontrolliert

9, 16, 21, 48, 49, 50

Positronen-Emissions-Tomographie
(PET)
50

Protokoll
8,9, 16, 33, 47, 50
Préklinisch

49, 50

Prizisionsmedizin

10,31, 39

Orientierung in klinischen Studien: Ein Leitfaden flr Parkinson-Patienten und ihre Familien

Randomisiert
8, 15,50

Rekrutierung
50

SNCA
29, 31, 46, 50

Statistische Signifikanz
50

Studienarm

49,50

Studienleiter
3,50

Studiensponsor
50

Symptomatische Therapie
50

Teilnahmekriterien
42,48, 50

Telemedizin

13,47, 50

Therapiedurchbruch-Status
10, 50

Umwidmung
48 51
Unerwiinschtes Ereignis

51

UPDRS-Skala (Unified Parkinson’s
Disease Rating Scale)
51

Verblindung/Blind oder
»doppelblind”

8,49, 51
Vertréglichkeit

51

Virtuelle Studie
47,51

Wearable
13, 47,51

Wirksamkeit
7,8,9,10,21, 51



Orientierung in klinischen Studien: Ein Leitfaden
ttr Parkinson-Patienten und ihre Familien wurde im
April 2018 von der Michael J. Fox Stiftung fiir Parkinson-
Forschung verdiffentlicht.

Aktuelles zur Forschung sowie eine kostenlose digitale
Version dieser Publikation und erginzendes Online-

Infomaterial finden Sie unter michaceljfox.org/
ParticipantPack.

Die Michael J. Fox Stiftung fiir Parkinson-Forschung (Michael J. Fox Foundation
for Parkinson’s Research, MJFF) dankt den Mitgliedern des Lenkungsausschusses
des 2017 Parkinson’s Disease Education Consortiums (Bildungsgemeinschaft

fiir Parkinson), einer Allianz von Biotechnologie- und Pharmaunternehmen, die
unser Engagement fiir die Bereitstellung qualitativ hochwertiger weiterbildender
Informationsmaterialien fiir die Parkinson-Gemeinschaft unterstiitzen. Durch
Corporate Sponsoring sind wir in der Lage, Materialien wie die Parkinson-Studie
»Companion-Suite“ zusammenzustellen und zu verteilen. Gleichzeitig setzen wir
unsere Erfolgsbilanz bei der effizienten Koordinierung von Spendenbeitrégen fort,
um den grofStmaglichen Einfluss auf die Entwicklung von Parkinson-Medikamenten
zu nehmen. Wir sind stolz darauf, dass seit der Griindung 88 Cents von jedem fiir
die MJFF gespendeten Dollar direkt in programmspezifische Aktivitdten investiert
wurden, um bahnbrechende Behandlungsmoglichkeiten und ein Heilmittel fiir
Parkinson zu finden.

Erfahren Sie mehr tiber das Parkinson’s Disease Education Consortium unter
michaeljfox.org/sponsors

Wihrend das Bildungsangebot der MJFF durch die grof3ziigige Unterstiitzung des
Konsortiums ermdglicht wird, sind alleine wir fiir den Inhalt verantwortlich.
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