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Offentliche Anhorung am 25. Oktober 2004 in Berlin
Erfahrungen von Probanden und Patienten als Teilnehmer an klinischen Studien

Sehr geehrte Damen und Herren,

Herr Dr. Frank Wissing, Referent der Deutschen Forschungsgemeinschaft, hat mir den Fragenkatalog
Zu 0. g. Anhdrung der Enquete-Kommission des Bundestages ,Ethik und Recht der modernen Medizin"
zukommen lassen und mich gebeten, als grundlagenwissenschaftlich und klinisch tatige
Wissenschaftlerin eine Stellungnahme hierzu abzugeben, damit die Ausgewogenheit der Interessen bei
einer solchen Anhorung gewahrt bleiben.

Ich selbst bin Kinderarztin und leite seit Dezember 2002 die Abteilung Padiatrie 1I, Kinderheilkunde mit
Schwerpunkt Neuropadiatrie, des Universitatsklinikums Gottingen. Von 1988 bis 1993 war ich als
wissenschaftliche Mitarbeiterin in der Abteilung fiir Padiatrie un d Menschliche Genetik am Johns
Hopkins Krankenhaus in Baltimore, (USA) tatig. Von 1993 bis 2002 habe ich als wissenschaftliche
Mitarbeiterin und seit 1999 als Hochschullehrerin im Zentrum Kinderheilkunde und Jugendmedizin der
Universitatsklinikums Dusseldorf gearbeitet. Mein wissenschaftlicher Schwerpunkt liegt in der
Erforschung der primaren Ursache von neurometabolischen Krankheiten mit Manifestation im Kin -
desalter. Ich habe hierzu in der Vergangenheit Krankheitsgene identifiziert, diese Gene und ihre
Genprodukte molekular und zellbiologisch néher charakterisiert und mogliche Therapieansétze e-tabliert.
Fur meine Forschungsarbeiten habe ich personliche und klinische Daten von betroffenen Patienten und
deren Angehdrige rekrutiert und auch das flr die Experimente notwendige Patientenmaterial (Blut,
Liquor, Biopsie- und Autopsiematerial). Klinische Studien, in denen die Wirksam keit und
Nebenwirkungen von Medikamenten geprift werden, habe ich bislang nicht durchgefiihrt und verflige
hierzu tber keinerlei Erfahrungen.

Im Folgenden finden Sie meine Stellungnahmen zu den von der Enquete-Kommission flr die o. g.
Anhorung ausgearbeiteten Fragen. Diese Stellungnahmen beziehen sich auf unsere Studien ,Mole-
kulare und klinische Charakterisierung von Patienten mit peroxisomalen Erkrankungen”, ,Klinische und
laborchemische Charakterisierung sowie Erstellung einer Datenbank fur Patienten mit Multipler Sklerose
vor dem 16. Geburtstag" und ,Klinische und molekulare Charakterisierung von Patienten mit ungeklérten
Leukodystrophien (BMBF-Netzwerk)".

Vorstand:

Prof. Dr. Manfred Droese - Ressort Forschung und Lehre, Sprecher des Vorstandes
Prof. Dr. Jekabs U. Leititis - Ressort Krankenversorgung

Dipl.-Kfm. Klaus Fischer - Ressort Wirtschaftsfiihrung und Administration
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Zu 1. Wie sind die Patienten/Probanden oder deren Angehdrige auf Studien aufmerksam geworden?
Die Mehrzahl der betroffenen Eltern, und im Bereich der Kinderheilkunde weniger die Patiente n selbst,
wurden durch den das Kind betreuenden Kinderarzt auf unsere Forschungsschwerpunkte zu

Stoffwechselkrankheiten, Leukodystrophien und Multiple Sklerose aufmerksam gemacht. Ein Teil der

Eltern nahm direkt Kontakt zu uns auf, nachdem sie im Internet zu unseren Studien gelesen hatten oder
aber Uber Selbsthilfegruppen von unseren Aktivitaten erfahren hatten.

Zu 2. Wie wurden Patienter/Probanden fur die Teilnahme an medizinischen Forschungsvorhaben gewonnen?
Die Mitarbeiter meiner Forschungsprojekte und auch ich haben Fachkollegen, d. h. Kinderarzte in
eigener Praxis, an Krankenh&usern und Universitatskliniken ber geplante Studien durch die direkte
Zusendung von Informationsmaterial oder aber durch Mitteilungen in Organen der Fachgesellschaften
informiert. Im Verlauf der Studien erfolgten bzw. erfolgen regelméRige Vortrage zum Stand der
Forschung und den Ergebnissen auf entsprechenden Fachkongressen und auch auf Patientenforen, die
in der Regel von Selbsthilfegruppen organisiert wurden. Die Teilnahme und das Einschleusen von
Material konnten zu jeder Zeit erfolgen, da es sich um fortlaufende Forschungsprojekte handelt.

Zu 3. Aus welchen Beweggriinden wurde einer Teilnahme zugestimmt?

Der wichtigste Beweggrund war in der Regel, die bei einem Kind mit Ent wicklungsauffélligkeiten
vorliegende Krankheit zu diagnostizieren und damit Informationen zum Krankheitsverlauf und zu
Behandlungsmaoglichkeiten zu erhalten. Nach Diagnosestellung und Vorliegen einer Krankheit mit nur
sehr geringer Lebenserwartung waren die Beweggrinde, das Forschungsvorhaben weiterhin zu
unterstiitzen haufig der bei den Eltern bestehende Wunsch nach weiteren Kindern und/oder zukinftig
anderen betroffenen Kindern und Familien mit vergleichbaren Krankheiten helfen zu wollen.

Zu 4. Welche Risken sind die Patienten/Probanden bereit zu tragen?

Patienten, die an den in unseren Forschungsschwerpunkten behandelten Krankheiten leiden, weisen in
der Regel eine schwere korperliche und haufig auch geistige Behinderung auf. Die mit der Teilnahme an
Forschungsvorhaben fir den Patienten verbundenen Risiken und der dagegen ste hende mdgliche
Nutzen wurden daher in der Regel von den Eltern beurteilt. Fir unsere Studien war es notwendig,

Patientenmaterial zu erhalten. Das Risiko fur die Patienten war daher abhangig von der Art des
bendtigten Materials. Da die Gewinnung von Blut- und Liquorproben relativ risikoarm ist, war die
Mehrzahl der Eltern bereit, dieses zu tragen. Im Gegensatz hierzu erfolgte die Gewinnung von

Gewebeproben, wie Haut, Muskel und Nerv, in der Regel im Rahmen von Operationen, die aufgrund der
Grunderkrankung oder aber durch andere Erkrankungen des Kindes ohnehin notwendig geworden
waren. In Einzelféllen waren die Eltern auch bereit, ein Narkoserisiko fur die Gewin nung von
Gewebeproben zu tragen, wenn eine Diagnose nur durch eine Gewebeuntersuchung im Rahmen der
Studie und nicht durch die Bestimmung von Markern in anderen Korperflissigkeiten wie Blut und Liquor
gestellt werden konnte.

Zu 5. Wie fuhlen sich Patienten/Probanden Uber den Ablauf, die Bedeutung, etwaige Belastungen,
den Nutzen sowie die Risken und die Tragweite der geplanten Untersuchungen informiert?
Dieser Punkt ist nur sehr schwer von den die Forschungsvorhaben durchfiihrenden Wissenschaft-tem zu
beantworten und musste sich in unserem Fall am ehesten an die betroffenen Eltern wenden. Aus meiner
Erfahrung heraus mochte ich jedoch anmerken, dass sich Eltern in der Regel sehr gut zu diesen Punkten
informieren, teilweise auch mehrmals iber Hausérzte, Angehdrige oder andere Vertrauenspersonen zu
noch fir sie ungekléarten Details nachfragen lassen und erst dann der Teilnahme ihres Kindes an der
Studie zustimmen.

Zu 6. Inwieweit wurden Patienten/Probanden Uber ihre rechtliiche Situation aufgeklart?

Wir haben fiir unsere Forschungsvorhaben, in denen menschliches Material fir die experimentellen
Arbeiten und die Dokumentation von Patientendaten notwendig sind, entsprechende Aufklarungs-bégen
erarbeitet. Aus diesen geht auch die rechtliche Situation hervor, wie beispielsweise, dass die Teilnahme
jederzeit unterbrochen und die entsprechenden Daten vernichtet werden kénnen. Wir
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beziehen das entsprechende Material und die Daten erst dann in unsere Studien ein, wenn eine
Zustimmung der Eltern erfolgt ist und die entsprechenden Einwilligungsbégen unterschrieben sind.

Zu 7. Wurde wahrend der Aufklarung Wert darauf gelegt, dass die Patienten/Probanden den Inhalt der Studie
verstehen? Hat die Aufkdarung die individuelle Entscheidung hinsichtich der Studienteinahme beeinflusst?
Die Eltern haben in der Regel der Teilnahme ihres Kindes an einer Studie erst dann zugestimmt,
wenn sie den Inhalt der Studie im Rahmen ihrer Mdglichkeiten auch verstanden hatten. Es erfolgt im
Rahmen unserer Studien immer eine individuelle Aufkldrung, entweder durch arztliche Mitarbeiter
der eigenen Abteilung oder aber Uber wohnortnahe Kinderarzte, die zur Studie umfassend informiert
sind. Die individuelle Aufklarung hat in der Vergangenheit haufig dazu gefiihrt, dass Eltern, die zu
nachst einer Teilnahme eher kritisch und ablehnend gegeniiber standen, nach Diskussion ihrer Kri
tikpunkte einer Teilnahme zugestimmt haben.

Zu 8. Inwieweit wurden Patienten/Probanden Uber das Ziel der Studie, beispielsweise iiber den Sinn von
Pla-cebo-Gaben oder einen mdglichen Nutzen fiir die eigene Gesundheit informiert?

Placebo-Gaben sind nicht Teil unserer Studien. Uber den moglichen Nutzen fiir die eigene Gesundheit
und fur die Gesundheit des betroffenen Kindes oder auch von Geschwisterkindern haben wir stets
informiert. In unseren Studien stand haufig die Identifizierung von mdglichen Krankheitsgenen im

Vordergrund. Die Eltern wurden informiert, dass, wenn ein Krankheitsgen bei ihrem betroffenen Kind

identifiziert wird, sie mdglicherweise Trager dieses Gens sind und dass auch ihre anderen, gesund

erscheinenden Kinder mdglicherweise Gentrager sein kénnen. Derartige Informationsgesprache fiihren
wir gemeinsam mit Kollegen der Humangenetik durch.

Zu 9. Inwieweit wurde der Wille von Minderjahrigen berticksichtigt?

Wir versuchen, die betroffenen Kinder, wenn sie aufgrund ihrer geistigen Fahigkeiten und ihres Alters
dazu in der Lage sind, in die Aufklarung fur die Studien einzubeziehen und ihren Willen zu be -
ricksichtigen. Neben dem Aufklarungsbogen fir Eltern enthdlt unser Studienmaterial auch einen
Aufklarungsbogen fiir Kinder.

Zu. 10. Winschen sich Patienten/Probanden eine weitergehende Beratung, maoglicherweise durch
Personen, die nicht direkt an der Studie mitwirken?

Wir haben die betroffenen Familien stets darauf hingewiesen, dass sie sich beziiglich der Studie auch
mit anderen ihr Kind betreuenden Arzten, einer Psychologin oder mit anderen Eltern, deren Kinder an der
gleichen oder einer vergleichbaren Krankheit leiden und nicht an der Studie mitwirken, beraten kdnnen.
Das Angebot der weitergehenden Beratung wurde nur sehr selten wahrgenommen. In der Regel
wiinschen die Eltern eine Beratung und Betreuung durch diejenigen Arzte, die unmittelbar in die Studien
involviert sind.

Zu 11. Wo sind nach Einschatzung der Patienten/Probanden das Recht auf korperliche/psychische
Integritét bertihrt, wo Selbstbestimmungs- und Personlichkeitsrechte?

Auch dieser Punkt kann nicht von den die Forschungsarbeiten durchfiihrenden Wissenschatftl em
beantwortet werden. Ich denke jedoch, dass wenn Patientenmaterial fir Forschungsprojekte nach
entsprechender Aufklarung und Einwilligung durch Eltern bzw. Patienten zur Verfugung gestellt wurde,
das Recht auf koérperliche/psychische Integritdit und auch die Selbstbestimmungs- und Persén-
lichkeitsrechte in einem der Studie angemessenen Mal} beriicksichtigt wurden.

Ich hoffe, dass ich Ihnen mit meinen Stellungnahmen weitergeholfen habe und stehe Ihnen flr weitere
Rickfragen zur Verfligung.

Mit freundlichen GrifRen

SN

Prof( . J. Gartner



