
Trialbureau 030-lab

Sabine Michel



Kinderen > zeldzame ziekten

1. Definitie WHO: < 1 : 2000

2. Meer dan 7000 verschillende aandoeningen

3. Ca 80% genetisch bepaald

4. Ca 95% geen behandeling beschikbaar

5. Ca 30% overlijdt voor 5e levensjaar

6. Wereldwijd ca 300 miljoen mensen
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Studies bij Kinderen met zeldzame ziekten

1. Kleine patiënt-aantallen (n < 20)

2. Alternatieve study-designs (basket, platform, cross-overs)

3. Herhaalde metingen

4. In silico trials met gebruikmaking van celmodellen
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Studies bij Kinderen met zeldzame ziekten

Studies vaak onvergelijkbaar door verschillen in eindpunten
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Cystic Fibrosis
159 studies >
364 verschillende eindpunten

Bierlaagh et al, in press



Trialbureau 030-lab: Samenwerking
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Studies bij Kinderen met zeldzame ziekten: Het 030-lab
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030-lab• Het WKZ

• Ondersteuning PI

• Ervaren team

• Centrale rol

• Fase 1 tot Fase 4

• Studies met lage N



Het 030-lab
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• Verpleegafdeling

• Dagbehandeling

• Poli

• OK
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Hoe werken wij
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Studie X: Gentherapie

Studie Y: mRNA therapie

Studie Z: Bacteriophagen

030 
Lab

Studie laboratorium

Apotheek + CTF

Ondersteuning
(fysio, diëtiek, PA’s, etc.)

Metingen
(hart-, longfunctie, Fast- IGF, PK, EEG, etc.) 
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