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Ü B E R B L I C K

Dieser Leitfaden wurde entwickelt, um Ärzten, Ethikkommissionen und 
Untersuchungsausschüssen dabei zu helfen, stammzellbasierte klinische Studien 
in der Frühphase zu beurteilen. Er soll bei der Entscheidung helfen, ob eine 
solche Studie durchgeführt bzw. genehmigt werden soll .  Die grundlegenden 
Fragen, die in diesem Leitfaden enthalten sind, können dazu verwendet werden, 
das Zellprodukt, präklinische Daten und die klinische Studie, unabhängig von 
Erkrankung oder verwendetem Zelltyp, zu bewerten. In ihrer Gesamtheit 
dienen diese Fragen als Mittel, um die Entwicklung eines strengen Rahmenplans 
zur Beurteilung stammzellbasierter Studien zu unterstützen.

 
Stammzel ltherapien besitzen das Potentia l  zur Reparatur bzw. zur Wiederher stel lung 
ver sagender Organe oder Zel lnetzwerke und somit zur Verbesserung der menschl ichen 
Gesundheit und zur Ver längerung des menschl ichen Lebens. Die Anzahl stammzel lbasier ter 
k l in ischer Studien nimmt weltweit zu, da translat ionale For schungsprojekte an Reife gewinnen. 
In diesem aufstrebenden therapeutischen Bereich, in dem nat ionale und internat ionale 
Richt l in ien und Standards entwickelt werden, trägt jeder Betei l igte die Verantwor tung, die 
Studien sorgfä lt ig zu prüfen. Es muss s ichergestel l t  werden, dass ihr Design gut durchdacht 
ist , dass ihnen st ichhalt ige und rat ionale präkl in ische Er kenntnisse zugrunde l iegen und 
dass die mögl iche Therapie s icher und wir ksam ist und den Bedürfnissen der Pat ienten 
entspr icht . Das Ris iko schlecht konzipier ter oder nicht ef fiz ienter k l in ischer Studien oder 
– schl immer noch – die Erprobung unsicherer Eingr i f fe , bergen die Gefahr ernsthafter 
Gesundheitsschäden für Pat ienten und untergraben den For tschr itt im gesamten 
For schungsfeld.

Während kl in ische Studien für gewöhnl ich von nat ionalen Aufs ichtsbehörden und/oder 
lokalen Ethikkommiss ionen/inst i tut ionel len Prüfungsgremien überprüft werden, zählen zu 
den Stakeholdern auch Ärzte , die ein ureigenes beruf l iches Interesse an der Durchführung 
und den Ergebnissen der Studie haben. Jene Ärzte , welche die kl in ische Studie durchführen, 
wol len bei der Entwicklung von Therapien für diver se Er krankungen hel fen und s ind um die 
Gesundheit und Sicherheit ihrer Pat ienten besorgt . Gemeinsam können und sol len diese 
drei Gruppen, jede aus ihrer spezi fischen Sichtweise , ein 360-Grad-Feedback zur Studie 
geben. Angesichts der Komplexität der Produkte und der Therapieansätze wird ein solches 
Feedback dr ingend benötigt . Auch wenn Aufs ichtsbehörden häufig eigene Richt l in ien haben, 
g i l t  dies gewöhnl ich nicht für Kl in ikärzte oder kl in ische Ethikkommiss ionen.

Um dem Umstand Rechnung zu tragen, dass die pr imären Stakeholder aus unter schiedl ichen 
Hintergründen kommen, hat der Ausschuss für k l in ische Translat ion der Internat ionalen 
Gesel lschaft für Stammzel l for schung ( ISSCR), welcher s ich aus in diesem Ber ich 
tät igen Ärzten zusammensetzt , e ine Reihe von prakt ischen Fragen ausgearbeitet , um 
stammzel lbasier te kl in ische Studien in der frühen Phase unabhängig von Er krankung oder 
methodischem Ansatz zu bewer ten. Diese grundlegenden Fragen s ind genau die , die auch 
wir [die Autoren] uns stel len würden, und s ie s ind wicht ig für Ärzte und al le betei l igten 
Per sonen, um die Pat ientensicherheit , das Berufsr is iko sowie die Erfolgschancen einer 
kl in ischen Studie zu beur tei len.

Die vol lständige Auf l istung der Fragen und der Anzeichen für problematische Studien  
entnehmen Sie bitte den beigefügten Tabel len. Zudem können Sie detai l l ier te Informationen 
über die Er stel lung dieses Dokuments dem Abschnitt „Hintergrund“ entnehmen, der nach 
den Fragen er scheint .
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P R A K T I S C H E  F R AG E N  Z U R  B E U RT E I LU N G 
STA M M Z E L L B A S I E RT E R  K L I N I S C H E R  ST U D I E N 

Sol lte eine der folgenden Fragen auf Grundlage der bereitgestel l ten Informationen durch den Sponsor oder anhand 
der einschlägigen Fachl i teratur nicht zufr iedenstel lend beantwor tet werden können, sol l te diese mit dem Sponsor vor 
Genehmigung oder Tei lnahme an der Studie abgeklär t werden.

F R AG E N  I N  B E Z U G  AU F  DA S  Z E L L P RO D U K T 

1Bitte beachten Sie, dass dies nicht das Gleiche wie eine „eingetragene“ Studie ist. Die Eintragung in eine staatliche Datenbank, wie clinicaltrials.gov, ist keine Garantie dafür, dass die Studie genehmigt wurde.

Wurde die Studie1 durch eine zuständige Aufsichtsbehörde überprüft und genehmigt1 und/oder wurde sie von einer klinischen 
Ethikkommission geprüft? Falls ja, von welcher Einrichtung?

Welche stammzellbasierte Intervention wird im Rahmen der Studie untersucht? Ist der Therapieansatz für die fragliche Erkrankung/
Verletzung geeignet und wie wird die Anwendung des Zellprodukts bei dieser Krankheit begründet? Was ist der mutmaßliche 
Wirkmechanismus? Ist es aus wissenschaftlicher und medizinischer Sicht gesehen sinnvoll?

Ist die zu testende Zellintervention mit großer Wahrscheinlichkeit konkurrenzfähig zu anderen bestehenden Therapien/der 
standardversorgung für diese Erkrankung und ist die weitere Forschung in diesem Zusammenhang und zu diesem Zeitpunkt 
sinnvoll?

Sind die Herkunft und die Gewinnung der Stammzellen sowie die Differenzierung der daraus entstehenden Zellen geklärt?

Wurde das Stammzellprodukt im Einklang mit einschlägigen Richtlinien gewonnen und hergestellt? Wurde die Zusammensetzung 
des Endprodukts eindeutig festgelegt? Durch wen?

Wurden die Stammzellen gentechnisch verändert? Falls ja, sind damit Sicherheitsrisiken verbunden?

Handelt es sich um ein Kombinationsprodukt, wie beispielsweise Zellen gemeinsam mit einer anderen Wirkkomponente (z. B. 
Zytokine, Scaffolds oder eine Vorrichtung)? Falls ja, wurde diese andere nicht zelluläre Komponente am Menschen getestet? Was 
waren die Ergebnisse dieser Studie?

Wurden die Stammzellen aus allogenen Quellen gewonnen? Besteht das Risiko einer Immunabwehr? Falls ja, sind immunsuppressive 
verfahren erforderlich? Was sind damit verbundene, mögliche Komplikationen?

F R AG E N  I N  B E Z U G  AU F  D I E  P R Ä K L I N I S C H E N  DAT E N

Zeigen die in Kultur gehaltenen Zellen förderliche Eigenschaften und exprimieren sie die zu erwartenden Marker (z. B. 
Aktionspotentiale in Neuronen, Kontraktion bei Kardiomyozyten, Insulinproduktion bei Betazellen)? Oder werden sie als 
Vorläuferzellen transplantiert und reifen im Körper heran? Welche Beweise/Befunde liegen dem zugrunde?

Überleben die Zellen nach einer Transplantation in Tiermodellen dieser Erkrankung? Falls ja, für wie lange und in welcher Zahl? 
Wie sieht ihre Biodistribution nach der Transplantation aus? Bleiben sie an der Stelle, wo sie injiziert wurden, oder migrieren sie 
in andere Gewebe und Organsysteme? Falls ja, wohin und in welcher Zahl? Verursachen sie Probleme an diesen anderen Orten?

Wurden einschlägige toxikologische Studien an den Zellen durchgeführt? Haben sich die Zellen in den Tiermodellen als nachweislich 
sicher erwiesen? Wurden sie auf ihre Tumorigenität untersucht?

Verbessern die transplantierten Zellen Defizite in den validierten Tiermodellen der Erkrankung? Was ist der bekannte oder 
mutmaßliche Mechanismus der therapeutischen Wirkung?

Wurden die Ergebnisse in mehreren unabhängigen Labors repliziert? Sind Versuche, die Ergebnisse zu wiederholen, gescheitert?

Wurden die Daten aus dieser Forschung in namhaften, einschlägigen und durch Fachleute geprüften Publikationen veröffentlicht 
und/oder im Rahmen internationaler Tagungen vorgestellt? Falls ja, wo?

Können mittelfristige/langfristige präklinische Sicherheitsdaten zur Überprüfung vorgelegt werden?

Wurde das entsprechende Zellprodukt bereits zuvor an Patienten getestet? Falls ja, für welche Erkrankung(en) und wie fielen die 
ergebnisse aus? Was waren die vorläufigen Nachweise für die Sicherheit, Wirksamkeit und Toxizität?

A L L G E M E I N E  F R AG E N
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ANZEICHEN FÜR PROBLEMATISCHE STAMMZELLBASIERTE KLINISCHE STUDIEN  

 Die Studie wird nicht von einer Aufsichtsbehörde überwacht.

Klinische Studien sollten einer sorgfältigen behördlichen und ethischen/institutionellen Überwachung unterliegen, um 
sicherzustellen, dass die mögliche Behandlung höchsten wissenschaftlichen Standards und Sicherheitsstandards entspricht.

Die wissenschaftliche Grundlage der Krankheit entspricht nicht dem wissenschaftlichen Behandlungsansatz.

Es muss sichergestellt sein, dass die wissenschaftlichen Daten den verwendeten Ansatz und den Zelltyp angemessen rechtfertigen.

Die präklinischen Daten, welche die Wirksamkeit und/oder die Sicherheit des Behandlungsansatzes belegen, sind 
mangelhaft oder nicht aussagekräftig.

Alle präklinischen Daten sollen auf eine Weise generiert werden, die präzise, genaue und unverfälschte Messungen des klinischen 
Versprechens (clinical promise) gewährleistet.

Im Rahmen der Studie muss der Proband für den Erhalt der experimentellen Behandlung eine Zahlung leisten. 

Studien nach dem Prinzip „zahlen, um teilzunehmen“ (pay to participate) erschweren es, die Integrität der Studie sicherzustellen. 
Für gewöhnlich werden die Kosten für die Erprobung einer neuen Therapie und Überwachung der Studie vom entwickelnden 

Unternehmen, von einer Stiftung, mithilfe staatlicher Gelder oder durch eine Kombination dieser getragen.

Die Qualifikationen der Wissenschaftler und Mediziner, des Studienleiters und/oder der Ärzte entsprechen nicht dem 
wissenschaftlichen Bereich, dem die untersuchte Erkrankung zuzuordnen ist.

Die Führungskräfte der Unternehmen und die Ärzte müssen hochqualifiziert sein, um die Behandlungsergebnisse beurteilen bzw. 
mit möglichen Komplikationen umgehen zu können.

F R AG E N  I N  B E Z U G  AU F  D I E  S T U D I E

Wer entwarf die Studie? Wer ist der Sponsor der Studie? Wer finanziert sie? Warum wird die Studie auf diese Weise finanziert?

Kennen Sie das Unternehmen? Wer ist Mitglied des wissenschaftlichen Beirats? Besitzen sie die erforderliche Fachkenntnis, z. B. 
medizinische Erfahrung hinsichtlich der Erkrankung? Verfügen sie über Kenntnisse der zugrundeliegenden Biologie und/oder über 
die Technik, welche zur Behandlung eingesetzt wird?

Wie werden die Zellen verabreicht? Beispielsweise intravenös oder über einen Katheter oder durch einen chirurgischen Eingriff? 
Wurde diese Form der Verabreichung bereits zuvor eingesetzt? Kam es zu Komplikationen?

Warum wurden Sie als Arzt gefragt, als Studienleiter (PI) an dieser Studie teilzunehmen?

Wurde die Studie von der klinischen Ethikkommission/dem institutionellen Prüfungsgremium eines akademischen medizinischen 
Zentrums oder einer entsprechenden nationalen Stelle genehmigt? Die Genehmigung von Seiten des institutionellen 
Prüfungsgremiums/der klinischen Ethikkommission wird für die Durchführung einer Studie benötigt.

Gibt es finanzielle oder andere Interessenskonflikte in Verbindung mit der Durchführung dieser Studie? Könnte der Arzt oder ein 
Patient/Angehöriger auf ungebührliche Weise finanziell von der Studie profitieren?

Ist es eindeutig, um welche Art von Studie es sich handelt (z. B. Erstanwendung beim Menschen (First-in-Human), Sicherheitsstudie 
mit Dosissteigerung etc.)?

Sind die Auswahlkriterien für die Aufnahme von Probanden in die Studie geeignet?

Sind die Endpunkte der Studie für die Erkrankung wohl definiert? Gibt es klinische Ergebnisse oder werden Ersatzendpunkte, wie 
Biomarker oder bildgebende Verfahren, verwendet?

Falls eine Nachuntersuchung vorgesehen ist, ist die langfristige Nachuntersuchung ausreichend? Z. B. für gewöhnlich >1 Jahr bei 
den meisten stammzellbasierten Studien. Sind die Endpunkte relevant für die Behandlung?

Wurden alle möglichen Sicherheitsbedenken zu Ihrer Zufriedenheit erörtert und geklärt?

Welche Notfallpläne gibt es im Falle von unerwünschten Reaktionen und Komplikationen?

Wären Sie bereit, in Kenntnis der vorstehenden Informationen die vorgeschlagene Therapie Ihren Patienten zu verabreichen? Falls 
nein, welche Bedenken haben Sie? Wurden diese angesprochen bzw. abgeklärt?
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H I N T E RG RU N D

EINLEITUNG

Die Stammzel l for schung hat große For tschr itte gemacht und viele derzeit nicht 
hei lbare Er krankungen könnten mithi l fe von Stammzel ltherapien behandelt werden. 
Entsprechend nimmt die Anzahl stammzel lbasier ter k l in ischer Studien zu, da translat ionale 
For schungsprojekte an Reife gewinnen und Einzug in die kl in ische Praxis halten. Solche 
kl in ischen Studien s ind wesentl ich für die sorgfä lt ige Bewer tung der Wir ksamkeit und 
Sicherheit von mögl ichen Behandlungen. Al lerdings s ind nicht a l le therapeutischen Ansätze 
erfolgreich, die im Rahmen kl in ischer Studien getestet werden. Dafür g ibt es v iele Gründe , 
von denen einige auf Grundlage der präkl in ischen Daten und/oder anhand des Aufbaus der 
Studie vorher sehbar gewesen wären (Per r in , S . , 2014). Die Folgen von schlecht konzipier ten 
Eingr i f fen oder – schl immer noch – der Einsatz unsicherer Therapien gefährden die im 
Bereich der Stammzel l for schung erzielten For tschr itte . Probanden könnten dem Ris iko 
schwerwiegender Gesundheitsschäden ausgesetzt werden. Es ist daher essentiel l , dass 
a l le neuen kl in ischen Studien gründl ich geprüft werden, bevor Probanden mögl icherweise 
unwir ksamen oder sogar schädl ichen Therapien ausgesetzt werden, insbesondere solche , 
bei denen es zu einer Er stanwendung einer Stammzel ltherapie beim Menschen kommt.

Wer sol l te gewähr leisten, dass stammzel lbezogene kl in ische Studien angemessen überprüft 
werden? Al len Betei l igten, den lokalen und/oder nat ionalen Regul ierungsbehörden, den 
lokalen kl in ischen Ethikkommiss ionen/inst i tut ionel len Prüfungsgremien und dem (den) 
prüfenden Arzt (prüfenden Ärzten) kommt eine wicht ige und uner läss l iche Aufgabe bei 
der Beur tei lung der kl in ischen Studie zu. Diese Gruppen – jede aus ihrer spezi fischen 
Per spekt ive – müssen s icher stel len, dass den exper imentel len Therapieansätzen belastbare 
wissenschaft l iche und mediz inische Belege zugrunde l iegen und dass s ie auf die Bedürfnisse 
der Probanden abgest immt s ind. Diese Wachsamkeit ist überal l  da von größter Wichtigkeit , 
wo Regul ierung weniger str ingent ist , wo neue Technologien zu neuen Herausforderungen 
und Problematiken führen und wo Fachkompetenz sowie Standards er st noch erworben 
bzw. entwickelt werden müssen.

Den stammzel lbasier ten kl in ischen Studien l iegen besondere Über legungen zugrunde , 
die von denen bei pharmakologischen Wir kstoffen abweichen. Al lerdings s ind nicht a l le 
an der Bewer tung betei l igten Per sonen in der Beur tei lung des Nutzens zel lbas ier ter 
k l in ischer Studien ver s ier t . Dies gi l t  insbesondere für Kl in ikärzte und lokale kl in ische 
Ethikkommiss ionen. Dies kann dazu führen, dass die zentralen Per sonen oder 
Kommiss ionen s ich vor rangig auf Informationen ver lassen, die ihnen vom Sponsor der 
Studie bereitgestel l t  werden. Wenngleich diese Informationen sehr hi l freich sein können, 
ist es von entscheidender Bedeutung, dass die an der Durchführung oder Überprüfung 
der kl in ischen Studie betei l igten Per sonen fähig s ind, eigenständig die Therapie und die 
erhaltenen Informationen zu beur tei len und zu eigenen Schlussfolgerungen über den 
Nutzen der Durchführung der Studie an Pat ienten zu gelangen.

Als Hi l fsmittel für diesen Prozess hat die ISSCR eine Reihe prakt ischer Fragen zur 
Beur tei lung einer Stammzel ltherapie ausgearbeitet . Dieses Dokument, das von kl in isch 
tät igen Ärzten, Wissenschaft lern und Fachkräften er stel l t  wurde , die über Erfahrung 
in diesem neuen therapeutischen Bereich verfügen, basier t auf den Grundsätzen und 
Empfehlungen, die in den von der ISSCR 2016 herausgegebenen Guidel ines for Stem Cel l 
Research and Cl inical  Translat ion zusammengefasst s ind (auf Deutsch in etwa: Richt l in ien 

http://www.isscr.org/membership/policy/2016-guidelines
http://www.isscr.org/membership/policy/2016-guidelines
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für die Stammzel l for schung und die kl in ische Translat ion; ISSCR, 2016, s iehe auch die zugehör igen 
Er läuterungen, Daley et a l . , 2016). Ziel des Leit fadens ist es , die am Prozess betei l igten Per sonen 
zu unter stützen. Sie sol len die Angaben darüber, was s ie genehmigen und ihren Probanden 
verabreichen sol len, besser einschätzen können. Er erhebt weder Anspruch auf Vol lständigkeit , 
noch kann er für die Überwachung kl in ischer Studien verwendet werden.

WOZU DIENT DIESER LEITFADEN?

Kl inische Studien s ind ein wicht iger Schr itt bei der Entwicklung neuer Zel l therapien und s ie s ind 
der Schlüssel für die Entwicklung wir ksamer und zuver läss iger Behandlungen. Als solche s ind s ie 
das Gegenstück zu ungeregelten und mitunter schädl ichen „Therapien“, die mitt lerwei le weltweit 
vermarktet werden (Turner und Knoepf ler, 2016; Kur iyan et a l . , 2017). Die Beur tei lung der 
Qual i tät einer Studie kann schwier ig sein, insbesondere im noch jungen Gebiet stammzel lbasier ter 
Inter ventionen. Während Fragen der Pat ientensicherheit absolut vor rangig s ind, muss auch der 
wissenschaft l ichen Begründung für die Anwendung des jewei l igen Ansatzes große Beachtung 
zukommen (London et a l . , 2010; Kimmelman und Feder ico, 2017). Dies gi l t  genauso für den 
mögl ichen Nutzen der Behandlung im Vergleich zur gegenwär t igen Standardver sorgung. Obwohl 
den prüfenden Ärzten eine Prüfarztbroschüre ausgehändigt wird, machen es diese umfassenden 
Dokumente schwer, die relevanten Informationen herauszufi l tern. Ferner thematis ieren diese 
mitunter nicht a l le Fragen.

Diese Leit l in ie hebt die wesentl ichen Fragen unabhängig von der unter suchten Er krankung 
oder dem unter suchten Ansatz her vor, welche bei der Genehmigung oder Durchführung von 
stammzel lbasier ten kl in ischen Studien in der frühen Phase zu beachten s ind. Der Schwerpunkt 
der Fragen l iegt auf den präkl in ischen Daten und der kl in ischen Studie , wobei wir [die 
Autoren] aner kennen, dass er krankungsbezogene oder behandlungsspezi fische Fragen über den 
Umfang dieses Leit fadens hinausgehen können. Dieses Dokument sol l  den Per sonen und/oder 
Kommiss ionen und Stel len eine Reihe unabhängiger Fragen bereitstel len, mit denen s ie s ich 
s icherer fühlen, a l le entscheidenden Aspekte vor Genehmigung oder Durchführung der Studie 
erör ter t und abgeklär t zu haben.

FRAGEN IN BEZUG AUF DAS STAMMZELLPRODUKT UND  
DIEPRÄKLINISCHEN DATEN

Es ist wicht ig , zu ver stehen, welche Ar t von Stammzel len oder Stammzel lder ivate im Rahmen 
der Studie unter sucht werden, ebenso ihre Quel le und die Ar t ihrer Gewinnung. Dadurch wird 
nicht nur s ichergestel l t , dass die Herkunft der Zel le bekannt ist , sondern auch, dass das Ris iko, 
das damit einhergehen kann, quanti fiz ierbar ist (z . B . stammt s ie aus einer Stammzel lquel le , in 
der die Zel len star k wuchern; welche Modifikat ionen, die ihre ur sprüngl ichen Eigenschaften 
beeinf lussen könnten, gab es ; ist die Zel le immunogen etc .) . Außerdem wird ermögl icht , die 
mutmaßl iche Funkt ionsweise des Zel lprodukts zu ver stehen. Er setzt es beispielsweise die im Zuge 
der Er krankung ver lorenen Zel len (z . B . Inselzel len im Fal l  von Diabetes oder Kardiomyozyten 
im Fal l  von Herzver sagen) oder wird es verwendet, um Faktoren freizusetzen, die lokal wir ken 
(z . B . mesenchymale Stromazel len/Stammzel len)? Al le Betei l igten sol l ten kl in ische Studien mit 
Zel len, deren Wir kmechanismen nicht defin ier t s ind oder ledig l ich als „parakr in“ angegeben 
s ind, sorgfä lt ig überprüfen. Das Ver ständnis des zu unter suchenden Behandlungsansatzes ist 
entscheidend für die Beur tei lung der präkl in ischen Arbeit , die der kl in ischen Translat ion zugrunde 
l iegt . Wenn beispielsweise ein Zel ler satz beabsicht igt wird, konnte in den entsprechenden 
Tiermodel len nachgewiesen werden, dass die Zel len langfr ist ig in ausreichender Zahl und in einem 
Zustand über leben, der es ihnen er laubt , ihren funkt ionel len Nutzen zu erbr ingen? Sind diese 
Behandlungsnutzen vergleichbar oder höher als jene , die bei Wir kstoffen bekannt s ind, welche 
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bereits für die kl in ische Anwendung zugelassen s ind? Dies s ind grundlegende Standards, die für 
jede potenziel le Zel l therapie nachgewiesen werden müssen, damit s ie im kl in ischen Bereich als  
wettbewerbsfähig g i l t .

Präkl in ische Vorarbeiten s ind entscheidend für die Beur tei lung der Sicherheit , welche natür l ich 
das vor rangige Anl iegen der Probanden und der Aufs ichtsbehörden ist . Ander s a ls Arzneimittel 
oder biologische Wir kstoffe besitzen Zel len das Potentia l , während der gesamten Lebenszeit 
des Probanden for tzubestehen. Es ist entscheidend, dass präkl in ische Studien die Biodistr ibut ion 
der Zel len dokumentieren, um beur tei len zu können, ob eine Besiedlung entfernt vom Zielorgan 
statt findet . Langfr ist ige Studien sol l ten durchgeführ t werden, um die Tumor igenität oder lokale 
Komplikat ionen zu bewer ten, z . B . Herzrhythmusstörungen, Krampfanfäl le oder Bewegungsstörungen 
im ZNS usw. Neben der Sicherheit muss eine wissenschaft l ich ver tretbare Erfolgserwar tung 
anhand der bekannten biologischen Merkmale der Zel le gegeben sein. Und zwar : Wie robust s ind 
die präkl in ischen Wir ksamkeitsdaten (Per r in , 2014)? Größere Sicherheit kann bei der Translat ion 
einer mögl ichen Therapie in die Kl in ik er reicht werden, wenn die Arbeit , welche die kl in ische 
Umsetzung rechtfer t igt , in von Fachleuten geprüften Zeitschr i f ten veröffent l icht wurde und 
wenn von unabhängigen Gruppen nachgewiesen werden konnte , dass der Ansatz funkt ionier t . 
Sol l te die Reproduzierbar keit des Ansatzes in der Vergangenheit ein Problem dargestel l t  haben, 
wurden die dafür verantwor t l ichen wesentl ichen Var iablen identi fiz ier t? Fal ls v ie le Gruppen mit 
den Zel len arbeiten, g ibt es einen al lgemeinen Konsens bezügl ich ihrer Wir ksamkeit oder ist 
dieser Punkt str i tt ig? Auch wenn wir zugeben müssen, dass der Standard einer unabhängigen 
Reproduzierbar keit nicht immer für jeden neuen Ansatz er reicht werden kann, so erhöht s ich bei 
seinem Vor l iegen doch die kl in ische Erfolgswahr scheinl ichkeit .

FRAGEN MIT BEZUG AUF DIE STUDIE

Der nächste Schr itt im Beur tei lungsverfahren ist die Studie selbst . Ihre Beur tei lung kann s ich 
als schwier ig gestalten, da Verfahren dieser Ar t häufig noch nie zuvor durchgeführ t wurden. Am 
wicht igsten ist hier, in welcher Weise die Studie überprüft und genehmigt wurde . Haben die 
zuständigen staat l ichen Stel len und kl in ischen Ethikkommiss ionen die kl in ische Studie überprüft? 
Zudem ist es von entscheidender Bedeutung, das Design der kl in ischen Studie zu ver stehen. Zu 
wissen, wer an der Studie und ihrem Design betei l igt ist , kann für mehr Ver trauen sorgen, wenn diese 
Per son Kenntnisse in diesem Therapiebereich und in Bezug auf den Ansatz nachweisen kann. Dies 
gi l t  auch für den Or t , wo die Studie durchgeführ t wird (wer ist beispielsweise der Studienleiter) , 
für die Finanzierung der Studie und für die Zusammensetzung des Datenüberwachungs- und 
Studienlenkungsausschusses. Stel len Sie s ich die Frage , ob der Studienleiter (PI) ein finanziel les 
Interesse an der Studie hat , z . B . wei l  ihm Antei le am Unternehmen des Sponsor s gehören oder 
er diesen berät . Auch wenn s ich an solchen Aspekten al le in nicht festmachen lässt , ob eine Studie 
durchgeführ t werden sol l te , erzeugen s ie dennoch Sicherheit , was die Fachkenntnisse und die 
Erfahrung betr i f f t , die der Durchführung zugrunde l iegen. Sie s ind somit ein Hinweis auf den 
mögl ichen Nutzen der Studie .

Obwohl s ich die Designs von kl in ischen Studien star k voneinander unter scheiden können, ist 
es dennoch wicht ig , zu wissen, ob es s ich um ein Verfahren zur Er stanwendung beim Menschen 
oder eine Studie in einer späteren Phase handelt . Sol l te es eine Studie der Phase I I  oder einer 
späteren Phase sein: Welche Resultate aus den Arbeiten früherer Phasen im Hinbl ick auf Sicherheit 
und Wir ksamkeit l iegen vor? Gibt es Notfal lp läne bei mögl ichen unerwünschten Ereignissen 
oder Nebenwir kungen? Sind Standardelemente von Studien, wie etwa die Randomisierung, 
Placebo-Kontrol len, die doppelte Verbl indung oder Optionen für das Cross-over der mit dem 
Placebo behandelten Pat ienten vorgesehen und ist die stat ist ische Teststär ke angemessen? 
Wie werden die Zel len verabreicht? Durch intravenöse Injekt ion? Über einen Katheter? Durch 
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eine direkte Injekt ion unter Bi ldführung oder anhand chir urgischer Visual is ierung? Sol l ten 
Verabreichungssysteme verwendet werden, müssen diese zuvor am Menschen getestet worden 
sein und von den zuständigen Aufs ichtsbehörden zugelassen sein?

Auch die Pläne für die langfr ist ige Nachkontrol le , sofern vorhanden, sol l ten beur tei l t  werden. 
Dies ist entscheidend für die Beur tei lung der Sicherheit sowie der Anzeichen auf Wir ksamkeit 
und den Behandlungsnutzen (oder auf Kompl ikat ionen) stammzel lbasier ter k l in ischer Studien 
unabhängig von der Phase . Die transplant ier ten Zel len können im Körper für unbest immte Zeit 
for tbestehen und somit können Wir kungen auch nach Ende der vorgesehenen Dauer der Studie 
auftreten. Sol l te zunächst keine langfr ist ige Nachkontrol le im Rahmen der Studie vorgesehen 
sein, muss gefragt werden, warum dies so ist .

Wir hoffen, dass dieser kurze Leit faden al l  jenen hi l f t , die an den schwier igen Entscheidungen 
betei l igt s ind, stammzel lbasier te Ansätze in den kl in ischen Rahmen umzusetzen. Er ist nicht a ls 
absolute und vol lständige Liste zur Entscheidung darüber gedacht , ob diese Ansätze in der Kl in ik 
umgesetzt werden sol len oder nicht , sondern dient v ielmehr als Hi l festel lung für jene , die mehr 
Anleitung in diesem Bereich benötigen und wünschen. 
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