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Inhalt meiner Prasentation @EsC

* Bedeutung der Einbeziehung der Patientenperspektive in die Arzneimittelentwicklung.

* Zusatzlicher Nutzen durch friihzeitige Einbeziehung (EMA-Umfrage).

Fallstudie: Einbeziehung von Patienten in eine Phase-4-Studie Lenkungsausschuss.
* Erfassung der Patientenperspektive in klinischen Studien durch PROMs.

* Herausforderungen bei der Einbeziehung von Patienten in klinische Studien und der
Verwendung von PROMs.

* Klnftig: einige Vorschlage.
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Warum die Einbeziehung der Patientenperspektive (PP) in @ESC

die Forschung wichtig ist .

* Die Patienten verfiigen tiber das Wissen, das sich aus der unmittelbaren
Erfahrung mit der Krankheit ableitet, und sind die letztendlichen Nutzer der
medizinischen Therapien.

* |hr Beitrag sollte sich nicht auf die Teilnahme an klinischen Prifungen beschranken (CTs).

* Die Einbeziehung der Patienten erleichtert die Erkennung von unerfillten
Patientenbeddrfnissen.

* Sie hilft dabei, die Prioritaten der Produktentwicklung mit denen
abzustimmen, die fir die Patienten am wichtigsten sind.

L
Der Mehrwert einer frithzeitigen Einbeziehung des PP in @Esc
den Prozess der Arzneimittelentwicklung .
* EMA/FDA beziehen Patienten in ihre wissenschaftliche Beratung mit ein.
* Die EMA-Umfrage zeigt, dass
* 20 % der wissenschaftlichen Empfehlungen, die die EMA den Unternehmen
2017-2020 gegeben hat, wurden aufgrund von Patientenbeitragen geandert.
* In mehr als 50 % der Félle fiihrten die Eingaben der Patienten zu
zusiatzlichen Uberlegungen der EMA-Verfahrenskoordinatoren.
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Do the right trial
= Describa what mafiars most fo patients
+ Idantify unmet needs
+ Identify research pricrities

Fretrial
planning
Keep track of the drug
in clinical use Post
+ Communicale benefitrisk approvall
I patient inil
= Participate fID:Dl!IllfDﬂ of RWE cl::lsl:al
» Idenlify patiant subgroups
& new studies
Patient
partners
Get the drug
approved & paid for
., () u (G
B n-u.ideps:pems ma:g:eﬁtrisk approvals

* Provida patient preferenca
& PRO perspoctives
= Participale in costefectieness
studies & valug a5sessments

Get the results out
= Emsure paricipants get feedback
* Inferpret results for patients
+ Disseminats results in lay languags

Faiez Zannad, Cynthia Chauhan, Patrick O Gee, Nick Hartshorne-Evans, Adrian F Hernandez, Marilyn K Mann, Robin Martinez, Roxana Mehran, Patient partnership

in cardiovascular clinical trials, European Heart Journal, Volume 43, Issue 14, 7 April 2022, Pages 1432-
1437, https://doi.org/10.1093/eurheartj/ehab835

« Identify relevant patient culcomes

+ |dertify patients & resaarch silas

fomned consent prooesses
= Join DSMB, recommend changes
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Do the trial right
= Design study protocol
b minimize: patient burden

= Include PRO measurements
= Define realistc patient
eligibdity criteria
* Dasign usar fiendly
informed consent process

Ensure trial continually

meets patient needs
+ Develop & test
enrciment messages

* Assistin navigating enrcliment
&

Beispiel fiir die Einbeziehung von PP in einen KV: Hall Skaara

* Einladung zur Mitgliedschaft im
Lenkungsausschuss der Phase IV-Studie

* Er beteiligte sich an Diskussionen Uber Endpunkte, die
Haufigkeit, mit der die Patienten die Studienzentren
aufsuchen miussen, Beitrage zur Endfassung usw.

* Er hielt einen Vortrag liber seine Erfahrungen mit der
PH wahrend des ersten Treffens mit den
Studienzentren (US&EU)

* Prasentation eines Posters mit den Studienergebnissen
auf einer internationalen PH-Konferenz in den USA
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Hall Skaara, PH-Patient, Mitbegriinder und ehemaliger Prasident von PHA Norwegen




11/09/2024

Erfassung der PP in CTs iiber PROMs

* PROMs sind nitzliche Instrumente, um direkt von den
Patienten Informationen lber ihren
Gesundheitszustand, ihre Lebensqualitat und die
Behandlungsergebnisse zu erhalten.

* EMA/FDA férdern den Einsatz von PROMs zur
Unterstiitzung von Zulassungsantragen.

* Die PH-Leitlinien von ESC/ERS heben die Bedeutung
von PROMs hervor und verweisen auf ihre mogliche
Verwendung in klinischen Standarduntersuchungen.
Praxis. Foto von Alex Green/Pexcls

* WSPH empfehlen die Verwendung von PROMs
als sekundare Endpunkte zur Messung der
HRQoL bei KVen.
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World Symposium recommendations related to
PROMs in clinical trials 2008-2018

* PROs be included as a secondary end-point in clinical drug
studies!2

* Including patients in the clinical trial design process may increase
the importance of “overall wellbeing” as a central objective of
medical care3

* Potentially place PROs as a clinical trial outcome on an equal
footing with more traditional end-points. HRQoL could be included
as an end-point by itself or as part of a multiparameter score,
rather than simply a surrogate for other end-points such as
survival or clinical deterioration3

1. McLaughlin VV, Badesch DB, Delcroix M, et al. End points and clinical trial design in pulmonary arterial hypertension. ] Am Coll Cardiol 2009; 54: §97-5107.
2. Gomberg-Maitland M, Bull TM, Saggar R, et al. New trial designs and potential therapies for pulmonary artery hypertension. ] Am Coll Cardiol 2013; 62: D82-D91.
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3. McGoon MD, Ferrari P, Armstrong |, et al. The importance of patient perspectives in pulmonary hypertension. Eur Respir | 2019; 53: 1801919.
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Herausforderungen fiir die Patientenbeteiligung an CTs CJ
* Mangelndes Wissen tber KVs, Misstrauen
* Berufliche/familiare Zwange
e Zusatzliche Belastung fir die bereits komplexe Arzneimiiiielthefapie
* Gesundheitszustand, Alter, Vorhandensein von Behinde en @
* Reisen, geografische Einschrankungen, Kosten, Zeit
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Herausforderungen fiir Patienten bei der Verwendung von PROMs

* Patienten erkennen moglicherweise nicht den
Wert des Ausfillens von PROMs, vor allem wenn
sie die Auswirkungen nicht verstehen/keine
Rickmeldung erhalten

* Zuganglichkeit: Gesundheit/Digitalkompetenz

* Emotionale/kognitive Schwierigkeiten

* PROMs nicht kultursensibel/nicht in der
bevorzugten Sprache des Patienten.

Foto: Victoria Vald/Pexels

* Umfragemudigkeit: falls wiederholt/haufig
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Klinftig @ESC
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* Bessere Patientenaufklarung

* Veranderung der Einstellung zum Wert von PROMs
* Zusammenarbeit mit Patientenverbanden
* Dezentralisierung der klinischen Priifungen

* Einsatz von digitalen Gesundheitstechnologien ot von Ketut Subyanto/pescs

11

Schlussfolgerungen @Esc

* Der Beitrag der Patienten bereichert und erganzt die medizinischen und
wissenschaftlichen Diskussionen.

* Die Einbeziehung von PP in die PH-Forschung ist noch sehr begrenzt

* Fortschritte erfordern die vollstandige Integration von PP in jeden Aspekt der
Arzneimittelentwicklung.

* Bessere Patientenaufklarung, Zusammenarbeit mit PAs, Dezentralisierung
von Studien und Nutzung neuer Technologien konnen dazu beitragen, die
Einbeziehung von Patienten und die Nutzung von PROMs in neuen PH CTs
zu verbessern
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Want to know

; e

Visit us at ‘Patient Central’ in the
ESC Exchange Area (near ESC TV!)

ESC Congress 2024
London & Online

more?

Check out the ‘Patient
perspective’ track in the

scientific program. X/

ESC

Patient Forum

@EsSC

Patient Forum

14


http://www.researchgate.net/publication/357991795_The_Added_Value_of_Patient_Engagement_in_Early_Dialogue_at_EMA_Scientific_Advice_as_a_Case_Study
http://www.ncbi.nlm.nih.gov/pmc/articles/PMC11153762/#ref9
http://www.ncbi.nlm.nih.gov/pmc/articles/PMC10720846/#%3A~%3Atext%3DAdopting%20AI%20solutions%20in%20the%2Cin%20the%20drug%20development%20process

11/09/2024

@EsC

Patient Forum

Vielen Dank fiir lhre freundliche Aufmerksamkeit
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