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Verslag online themabijeenkomst – Informatie over medicijnstudies 
Datum: 20 april 
Gastspreker: Willy Kool, onderzoekscoördinator ALS Centrum 
Gespreksleiding: Martine Verweij 

Op 20 april vond de online themabijeenkomst plaats met als thema Informatie over 
medicijnstudies. De bijeenkomst werd ingeleid door Martine Verweij, lid van de 
patiëntenadviesraad van de ALS patiëntenvereniging. Zij nam deze keer de rol van 
gespreksleider op zich. Gastspreker was Willy Kool, onderzoekscoördinator bij het ALS 
Centrum in Utrecht. 

Willy startte met een uitleg over wat medicijnonderzoek inhoudt. Binnen het ALS Centrum 
wordt onderscheid gemaakt tussen observationeel onderzoek (gericht op het begrijpen van 
het ziekteverloop) en medicijnonderzoek (gericht op het testen van nieuwe behandelingen). 
Zij is betrokken bij het medicijnonderzoek. 

Vervolgens lichtte zij toe hoe medicijnonderzoek is opgebouwd. Nieuwe medicijnen 
doorlopen verschillende fases. In fase 1 wordt vooral gekeken naar veiligheid, in fase 2 naar 
veiligheid en eerste effecten en in fase 3 naar effectiviteit in grotere groepen. Daarna volgt 
eventueel nog fase 4, waarbij gekeken wordt naar lange termijn effecten. In elke fase kan 
een middel alsnog afvallen, ook als eerdere resultaten hoopgevend waren. 

Een studie bestaat meestal uit meerdere onderdelen: een screeningsfase waarin wordt 
gekeken of iemand geschikt is om deel te nemen, een dubbelblinde fase waarin deelnemers 
óf het medicijn óf een placebo krijgen (zonder dat zij of de onderzoekers weten wat iemand 
krijgt), en vaak een open label fase waarin alle deelnemers het echte middel ontvangen. 

Willy gaf aan dat er op dit moment nog geen nieuwe studies lopen waarbij deelnemers 
kunnen instromen. Er worden wel meerdere nieuwe studies verwacht, maar deze hebben 
vertraging opgelopen, onder andere door het goedkeuringsproces via ethische commissies 
en contractuele afspraken. Zodra een studie start, wordt dit gepubliceerd op de website van 
het ALS Centrum. 

Aanmelden voor onderzoek 
Mensen kunnen zich op twee manieren aanmelden: via hun behandelend arts of door zelf 
contact op te nemen met het ALS Centrum. Daarbij wordt onder andere gekeken naar 
medische gegevens, medicatiegebruik en longfunctie. 

Vraag: Waarom is de longfunctie belangrijk bij deelname aan onderzoek? 
Antwoord: De longfunctie is een belangrijke uitkomstmaat bij ALS. Onderzoeken willen vaak 
deelnemers met een bepaalde minimale longfunctie, zodat veranderingen goed gemeten 
kunnen worden gedurende de studie. 
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Willy benadrukte dat deelname altijd vrijwillig is en dat mensen goed geïnformeerd worden 
voordat zij besluiten mee te doen. Deelnemers ontvangen een uitgebreide informatiebrief 
en krijgen de tijd om deze door te nemen en vragen te stellen. 

Ervaring en praktische kant van deelname 
Deelname aan een studie kan intensief zijn. Bezoeken vinden plaats in het UMC Utrecht en 
kunnen enkele uren tot een hele dag duren, soms met een overnachting. Er worden 
verschillende metingen gedaan, zoals bloedonderzoek, vragenlijsten en longfunctietesten. 
Afhankelijk van de studie wordt het medicijn toegediend via bijvoorbeeld een infuus, 
ruggenprik of in pilvorm. 

Tegelijkertijd ervaren veel deelnemers ook voordelen, zoals extra medische controles, 
begeleiding en een extra aanspreekpunt bij vragen. 

Vraag: Zijn er risico’s verbonden aan deelname? 
Antwoord: Ja, elk medicijn kan bijwerkingen hebben. Daarom worden deelnemers tijdens 
het onderzoek intensief gemonitord. 

Vraag: Kun je deelnemen naast bestaande medicatie, zoals riluzol? 
Antwoord: Ja, bestaande medicatie wordt meestal voortgezet. Wel is het belangrijk dat dit 
stabiel blijft, zodat effecten goed gemeten kunnen worden. 

Vraag: Hoe actief moet je zelf zijn om mee te kunnen doen? 
Antwoord: Het is belangrijk om je aan te melden bij het ALS Centrum. Zij houden een lijst bij 
van geïnteresseerden en nemen contact op zodra een passende studie start. 

Stoppen met deelname 
Deelname aan een studie is altijd vrijwillig en deelnemers kunnen op elk moment stoppen. 
Daarnaast kan een studie ook stoppen wanneer alle onderzoeksbezoeken zijn afgerond of 
wanneer tussentijdse resultaten laten zien dat het middel niet effectief is. 

Willy gaf aan dat het stoppen van studies vanwege tegenvallende resultaten regelmatig 
voorkomt en dat dit voor zowel deelnemers als onderzoekers teleurstellend kan zijn. 
Tegelijkertijd blijft onderzoek noodzakelijk om uiteindelijk tot een behandeling te komen. 

Ontwikkelingen en vragen over nieuwe middelen 
Tijdens de bijeenkomst werd ook gevraagd naar nieuwe ontwikkelingen, waaronder 
gentherapie en middelen die aangrijpen op eiwitophoping in zenuwcellen (zoals TDP-43). Dit 
zijn veelbelovende richtingen, maar bevinden zich nog in een vroeg stadium en vragen vaak 
om strikte selectie van deelnemers. 

Er werd ook een vraag gesteld over een mogelijke studie gericht op TRIM72. Hierop gaf Willy 
aan dat zij hier tijdens de bijeenkomst geen concrete informatie over kon geven en dit zou 
uitzoeken. Later is hierover het volgende teruggekoppeld: 
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Er is informatie beschikbaar over een studie met een TRIM72-gerichte gentherapie 
(SNUG01). In Nederland zal in ieder geval het komende jaar geen trial met dit middel 
plaatsvinden. Daarnaast is er geen direct contact met het bedrijf dat deze studie uitvoert, 
waardoor er geen aanvullende informatie beschikbaar is buiten wat het bedrijf zelf 
publiceert. 

Afronding 
De bijeenkomst werd afgesloten met ruimte voor vragen en een korte terugblik. Deelnemers 
gaven aan dat de uitleg duidelijk was en waardeerden de openheid over zowel de 
mogelijkheden als de beperkingen van medicijnonderzoek. 

 


