Geneesmiddelenonderzoek:
Wat loopt er en waar staan we?

Dr. Karlien Mul, neuroloog Radboudumc
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Onderwerpen

* Wat zijn medicijnonderzoeken (klinische trials?)

* De huidige status van medicijnonderzoeken
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Ontwikkelpad medicijnen
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Fases van onderzoek

* Fase 1: Gezonde proefpersonen/ kleine groep patiénten. " s
Doel: korte termijn veiligheid @ w
o

* Fase 2: kleine groep patienten.
Doel: lange termijn veiligheid + testen verschillende doseringen

* Fase 3: grote groep patienten. Vaak 50% medicijn, 50% placebo.
Doel: Werkzaamheid
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Nationaal MD Trial Netwerk
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Gericht op

één
symptoom

Lopende trials wereldwijd
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Genetische therapieen

0 Gezonde situatie 9 DM?1: printer kapot 9 Therapie: knipt G Printer blijft kapot:
schadelijk RNA weg nieuw RNA ontstaat
Printer (DNA) ophieuw

Eiwitten komen
weer vrij

Belangrijke
eiwitten raken

Daarom behandeling
gevangen

herhalen
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Wat te verwachten?

* Geen genezing

* Herhaalde behandeling nodig via infuus
* Effect kan per patient verschillen

* Effect kan per orgaan verschillen

* Lange termijn effect en veiligheid onzeker
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Nederland

* NL doet mee aan internationele geneesmiddelonderzoeken

Maastricht UMC en Radboudumc Nijmegen

Per onderzoek beperkt aantal deelnemers

ledere studie heeft eigen criteria voor deelname

Niet in aanmerking voor studie A betekent niet automatisch dat studie B

ook niet mogelijk is
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Criteria voor onderzoek

* Inclusie criteria: Hier MOET de deelnemer aan voldoen

e Exclusie criteria: Hier MAG de deelnemer NIET aan voldoen
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Wanneer weten we meer?

* Eind 2026 eerste ‘topline’ resultaten van fase 3 trial verwacht
* Daarna volgt beoordelingproces

* Komende jaren resultaten van meerdere studies verwacht
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Take home

* Wereldwijd meer onderzoek gaande naar DM1 dan ooit tevoren

* Huidige therapieen geen genezing, met name gericht op

schadelijke RNA
* Elk onderzoek, wat er ook uitkomt, brengt ons een stap dichterbij

* Er komen nog veel medicijnonderzoeken aan, we hebben jullie
nodig!
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Thank you for your attention!

Want to know more
about our expertise
center?
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