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“La cura no nos caera
desde el cielo. Debemos
recorver un arduo
camino cuesta arriba
para alcanzarila’.

~Michael J. Fox
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Carta del Consejo de
pacientes de la Fundacion

Michael J. Fox

El diagndstico de la enfermedad de Parkinson afecta a todos de distinta
manera. Para algunos, a noticia puede inspirar el deseo de actuar,
aunque a menudo es dificil saber a quién recurrir o qué hacer.

Para otros, el diagnéstico puede acarrear incertidumbre,
temor o negacién. No hay una respuesta incorrecta a

un acontecimiento tan importante, solo importa tu
respuesta. Como miembros activos de la comunidad

de la enfermedad de Parkinson, y colegas del Consejo
de pacientes de la Fundacién Michael J. Fox (MJFF)
coincidimos en la creencia de que la participacién en la
investigacién clinica es una parte fundamental de nuestras
experiencias. Nos motiva, inspira, fortalece y nos da un
propésito mientras convivimos dia a dfa con

la enfermedad.

Cada uno de nosotros tomé un camino diferente hacia
el voluntariado. Si bien a algunos de nosotros nos
consumié literalmente la impaciencia desde el dia del
diagndstico, la mayoria tardamos bastante en llegar
hasta aqui. (Eso es natural, aunque también queremos
que sepa que algunos de los estudios més importantes se
encuentran abiertos solamente en los primeros estadios
de la enfermedad) . Muchos factores, como la edad en
el momento del diagndstico, la ubicacién geogréfica, el
acceso a atencién médica y el conocimiento sobre las
oportunidades de investigacién, influyeron en nuestra
decisién a lo largo del camino. A su vez, los ensayos
nos necesitan (y también a personas que no padecen la
enfermedad de Parkinson) en diferentes momentos y
por diferentes motivos. Mientras que algunos ensayos
necesitan personas a las que se les acaba de diagnosticar
la enfermedad de Parkinson, otros necesitan personas
que hayan convivido con la enfermedad durante afios.
En ocasiones, se excluye a ciertas personas debido a su
estado genético o por haberse sometido a una cirugia
de estimulacién cerebral profunda; otras veces eso es
exactamente lo que el estudio requiere.

Esperamos que nuestras experiencias te ayuden a
encontrar tu propio camino a lo largo de la enfermedad
de Parkinson y, lo que es més importante, te recordamos

que no lo recorres solo.

Ver el médico correcto importa

Tardé varios meses en aceptar lo que el diagnéstico
significaba para mi futuro. Incluso entonces, no estaba
bastante seguro de lo que me esperaba. Me di cuenta

de que debfa hacer algo que me ayudara y, en dltima
instancia, ayudar mientras pudiera a otras personas. Pero
no sabfa por dénde comenzar. Mi neurdlogo general me
recomendd un especialista en movimientos anormales,
un neurdlogo especialista en Parkinson. Los especialistas
en movimientos anormales llenan el vacio que hay entre
la investigacién y la asistencia sanitaria, por lo tanto
estdn excepcionalmente calificados para sugerir ensayos
en curso que puedan adecuarse a individuos especificos.
Me registré en mi primer estudio poco después de

que el médico me lo recomendara. La experiencia me
ha dado confianza, esperanza y motivacién. Ahora,

uso las redes sociales para incentivar a otras personas
con enfermedad de Parkinson a ponerse en contacto
con otros especialistas en movimientos anormales y

a preguntar acerca de los ensayos. En pocas palabras,

no hay nada més estimulante que formar parte de una
investigacién centrada en la curacién.

Israel Robledo, Texas

La investigacion adopta muchas
formas

Como médico de cabecera, conocia la importancia

de la investigacién para avanzar en la comprensién de
la enfermedad y en avances terapéuticos. A menudo
alentaba a mis pacientes a sumarse a ensayos clinicos,
pero nunca lo hacfa yo mismo. Estaba convencido

de que estaba demasiado ocupado y me escudé en

El Consejo de pacientes de la Fundacion Michael J. Fox asesora a la fundacién acerca de estrategias de programacion pava

transmitir mejor cudles son las prioridades del paciente a la comunidad investigadora y a sus financiadores, del contenido y

del énfasis que se necesitan para la educacion del paciente y el alcance relevante para nuestra mision de encontrar una cura,

de la funcién del paciente a la hora de desarvollar nuevas maneras de llevar a cabo la investigacion y de mecanismos para

evaluar el impacto.
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ese pretexto durante afios. Sin embargo, poco a poco
me permit ver lo que ya sabfa que era cierto: una
contribucién importante no requiere necesariamente
ensayos exigentes y que requieren mucho tiempo.
Existen muchos tipos de estudios; algunos més
compatibles que otros con mis restricciones de tiempo.
Al analizar las opciones, me di cuenta de que mi nivel
de participacién podfa cambiar con el tiempo para
adaptarse a la evolucion de mi estilo de vida y a mis
metas. Desde entonces, he participado en estudios

en linea, ensayos que requieren una sola visita a una
clinica y en algunas investigaciones a largo plazo. Una
de las cosas mds importantes que los pacientes pueden
hacer ahora es contribuir con la investigacién genética,
que puede, en algunos estudios, implicar solamente

el envio de una muestra de saliva. La participacién

en estudios clinicos es fundamental, en la medida en
que uno pueda. La investigacién solo es posible con
voluntarios. De esta manera, jugamos un papel critico
en cambiar nuestras propias vidas.

Dra. Soania Mathur, Ontario

Contraatacar a través de la
investigacion

Mi primera reaccién ante el diagnéstico de enfermedad
de Parkinson fue combatirlo. Acepté participar

en un estudio clinico el mismo dfa que recibf el
diagnéstico. Sabfa que la mejor manera de luchar
contra la enfermedad era promover tratamientos que
pudieran retardarla o detener su evolucién. Continio
inscribiéndome en todos los estudios que puedo y no
tengo intencién de dejar de hacerlo. Me entusiasma
trabajar directamente con investigadores que estdn a la
vanguardia de la ciencia y que pueden llegar a encontrar
una cura. Esa interaccién es la que me da energfa. Me
siento optimista al ver el progreso y saber que estoy
participando activamente en ¢él. Siento que formo

parte de algo grande e intenso, que es muy importante
para mi y para todas las personas que padecen la
enfermedad de Parkinson.

Lynn Hagerbrant, Connecticut

Cambiar las perspectivas personales

Una de las batallas més grandes que tuve que lidiar
con la enfermedad fue saber que la enfermedad de
Parkinson empeora progresivamente con el paso del
tiempo. Me preocupaba mi futuro, mi sentido de
identidad y la posible pérdida de mi independencia.
Como investigador (aunque no de las ciencias
biolégicas), comprendi la importancia de los ensayos
clinicos para avanzar en el conocimiento sobre la
enfermedad y los tratamientos, pero no estaba seguro
de querer formar parte de ellos. Sin embargo, decidi
salir del banquillo y la experiencia vivida con los
propios cientificos reafirmé rdpidamente mi decisién.
Muchos de los investigadores que conoci tenfan

motivos personales para formar parte de todo ello. Estas
conexiones les incitan a pasar horas en los laboratorios
y preocuparse por los pacientes. Este concepto contintia
impulsando mi pasién por participar en la investigacién
hoy en dfa. Luchar contra la enfermedad de Parkinson
puede parecer una batalla solitaria, pero la investigacién
nos une. La conexién con una comunidad mas

grande de la enfermedad de Parkinson ha cambiado la
perspectiva con la que veo mi propia enfermedad.

Bryan Roberts, Nueva York

Enfrentarse a desaffos logisticos

Cuando mi médico me dijo que mis espasmos y
temblores cada vez mayores se debfan a la enfermedad
de Parkinson, dije “De acuerdo. éQué significa eso
entonces?” Busqué en todos los sitios de Google y
descubrfi sitios web profesionales con abundante
informacién. Pero en mis bisquedas también descubri
foros virtuales, sitios web, talleres, conferencias y
grupos de apoyo. Me introduje en la comunidad

y conoci a muchas personas con enfermedad de
Parkinson en diferentes estadios de la enfermedad.
Con ellos, comparti el deseo de marcar una diferencia
y descubri la necesidad imperiosa de contar con
participantes para las investigaciones. Cuando me enteré
de las deprimentes estadisticas (se incorpora menos
de un paciente por centro clinico por mes) creamos

el Clinical Trial Transportation Program (Programa de
transporte de ensayos clinicos) para ayudar a organizar
traslados a diferentes ensayos clinicos de la regién.

Al canalizar nuestra motivacién para ayudar a que
participantes dispuestos superen las dificultades de
transporte o acceso, esperamos que puedan llevarse a
cabo mds ensayos de forma eficiente y asi, obtener més
tratamientos para la enfermedad de Parkinson.

Steve DeWitte, Connecticut

Nos une la pasién que sentimos por formar parte del
avance hacia la cura de la enfermedad de Parkinson y
saber que estamos juntos en esto nos motiva. La forma
en que cada uno de nosotros llegé a participar en la
investigacién era tan personal como nuestras propias
experiencias con la enfermedad, pero el nexo comun fue
nuestro deseo por cambiar el curso de la enfermedad de
Parkinson y cambiar vidas, incluidas las nuestras. Usted
también es una parte importante de esta comunidad.
Usted también tiene la capacidad de influir directamente
en el futuro de millones de personas con enfermedad

de Parkinson. Usted también puede experimentar el
inmenso poder de participar en una investigacion.

Jownic Metbay  Jr o
\CBUL_AO_W
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Seis datos acerca de
a participacion en la
investigacion clinica

N.O1
| os Pacientes Son Socios Clave Para La
Investigacion

Usted es el experto en enfermedad de Parkinson (EP). Los cientificos
necesitan que colabore en ensayos y estudios de investigacion para
comprender, medir, predecir, prevenir, retardar y detener esta
enfermedad. Cada tratamiento que existe en la actualidad es el
resultado directo de individuos que alzan sus manos para ofrecerse
como voluntarios para la investigacion.

N.92
Hay Un Estudio (o Varios) para Usted

Ya sea que acabe de recibir el diagndstico o que lleve décadas
conviviendo con la enfermedad de Parkinson, que se haya sometido a
una estimulacién cerebral profunda, o viva lejos de una clinica, puede
contribuir con sus conocimientos sobre la enfermedad de Parkinson
y con el desarrollo de nuevos tratamientos. Incluso si no padece la
enfermedad, puede participar en |a investigacion de la EP.

N.93
No En Todos Los Estudios Se Prueban
Farmacos

Muchos estudios recopilan datos y muestras para comprender
mejor la biologfa de la enfermedad de Parkinson. En algunos ensayos
y estudios se realizan pruebas con ejercicios, fisioterapia u otros
tratamientos no invasivos en lugar de hacerlo con medicamentos.

Gufa para pacientes con enferme le Parkinson y familia



N.%4
La Participacion Conlleva Riesgos y
Beneficios

Si bien algunos riesgos, como los posibles efectos secundarios de

un fdrmaco nuevo, son inherentes a la investigacién, la participacién
también conlleva beneficios. Algunas personas dicen que adquieren
un sentido de control sobre la enfermedad. La investigacién también
podrfa ofrecerle més tiempo con los expertos en la enfermedad de
Parkinson y acceso temprano a tratamientos urgentes.

N.?g
Su Seguridad Es La Principal Prioridad

Se emplean medidas preventivas para minimizar el riesgo en los
ensayos y estudios de investigacion. Todos los investigadores deben
contar con planes de estudio y materiales aprobados por un comité
externo de expertos y deben supervisar e informar de cualquier cambio
no deseado en la salud del paciente, ya sea resultado del estudio o no,
durante el curso de la investigacion.

N.26
Existen Muchas Maneras de Buscar
Ensayos y Estudios

Comience por preguntarle a su médico acerca de oportunidades para
participar en investigaciones, pero también recurra a su grupo de
apoyo o comunidad de la EP para obtener recomendaciones. Algunos
centros de salud y organizaciones de pacientes realizan eventos de
investigacion presenciales. La informacién sobre ensayos también
puede encontrarse en Internet. También puede registrarse en linea en
Fox Trial Finder (foxtrialfinder.org) de MJFF para que se le informe de
ensayos que estén incorporando voluntarios.

OELS Aalos acerca ae la participacion en la investigacion ¢


http://foxtrialfinder.michaeljfox.org

“Cuando se descubra la cura para la
enfermedad de Parkinson, lo cual sucedera,
serd gracias a todo/as nosotro/as’.

Michael J. Fox \



Aspectos basicos de la
investigacion clinica

Para obtener tan solo un nuevo farmaco, desde el momento inicial en

que surge la idea en el l[aboratorio hasta que llega a las manos de las
personas con enfermedad de Parkinson pueden ser necesarias varias
décadas, miles de millones de euros y miles de voluntarios, investigadores
y médicos. Incluso antes de poder probar un tratamiento en personas,
varios afios de investigacion basica y con animales deben demostrar que
tiene posibilidades de funcionar y ser seguro. Las probabilidades juegan en
contra de que los tratamientos lleguen a pasar este riguroso escrutinio.

Por lo tanto, se debe celebrar con cautela cuando
los farmacos “superan” las fases para probarse en
personas. Los ensayos y estudios clinicos son un
paso final y decisivo en el camino hacia desarrollar
mejores tratamientos para la enfermedad de
Parkinson. También representan una oportunidad
para que los voluntarios tomen la delantera. Los
nuevos tratamientos pueden lograr un uso aprobado
solamente con la participacién de personas que
padecen la enfermedad de Parkinson.

La Fundacién Michael J. Fox (MJFF) apoya los
ensayos de nuevos tratamientos en estadios
tempranos de la enfermedad y aborda los retos en

el proceso de aprobacién de farmacos con el fin de
que mas farmacos para la enfermedad de Parkinson
puedan llegar a buen puerto. Si bien la inversién
financiera es importante para acelerar la investigacion,
los voluntarios de la investigacién son quienes nos
ofrecen las mayores probabilidades de comprender
esta enfermedad y encontrar una cura. En los 200
afios transcurridos desde la primera descripcién de

la enfermedad de Parkinson (EP), los investigadores
han avanzado mucho en cuanto al conocimiento de la
enfermedad, al reconocer los sintomas no motores,
como problemas de humor y memoria que pueden
acompafiar a la EP y advertir, por ejemplo, conexiones
genéticas. Estos conocimientos han modificado la
atencion y la investigacién, y ninguno de estos avances
hubiese sido posible sin ensayos clinicos

ni voluntarios.

Al participar en una investigacion clinica, estd
ofreciendo algo que el dinero no puede comprar. E1
financiamiento y otros recursos no pueden compensar
la falta de voluntarios, un problema con el que deben
lidiar muchos estudios clinicos. En el émbito de la
investigacion, el 85 % de los ensayos se enfrentan a
retrasos y el 30 % de ellos ni siquiera despega. Esto
ralentiza notablemente el progreso de la investigacién.

Usted puede promover el cambio al adoptar un papel
mas activo en su propia atencién sanitaria y contribuir
a la investigacion sobre la enfermedad de Parkinson.
Tiene el poder de impulsar la investigacion clinica
hacia descubrimientos que ayuden a las personas con
enfermedad de Parkinson en su vida cotidiana. Usted
podria ser una pieza clave para el descubrimiento de
una cura.

En este capitulo, aprendera los conceptos basicos
de los ensayos y estudios clinicos: cémo los llevan
a cabo los investigadores, quién puede ofrecerse
como voluntario y cudles son los posibles riesgos y
beneficios. También encontrara informacién sobre
cémo encontrar ensayos y estudios, y hablar con
su médico acerca de la investigacién, y también los
aspectos que se deben tener en cuenta a la hora de
decidir si va a participar y cémo hacerlo.

Capittulo 1: Aspectos basicos de la investigacion clinica
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Tipos de ensayos clinicos

Los distintos tipos de ensayos clinicos pueden

dividirse ampliamente en dos categorias principales:

+ Los estudios de observacién no prueban fdrmacos
ni tratamientos. En cambio, los investigadores
examinan la salud de los participantes y pueden
supervisar a los voluntarios durante cierto periodo
de tiempo. En los estudios de observacién, los
investigadores recopilan datos para comprender
mejor como se debe realizar un seguimiento de la
enfermedad de Parkinson, cémo se debe tratar y de
qué manera cambia la enfermedad de modo natural
con el paso del tiempo. Participar en algunos estudios
de observacién podria incluir visitas a una clinica
para someterse a exploraciones médicas, a analiticas
o a gammagrafias cerebrales. Otros estudios, como
Fox Insight de The Michael J. Fox Foundation
(foxinsight.org), solo requieren registrarse desde
su ordenador o teléfono inteligente para completar
un cuestionario cada pocos meses. (Véase: “Una
revolucion tecnoldgica en la investigacién”, pag. 13).

+ Los ensayos intervencionistas prueban si un
farmaco u otro tipo de tratamiento funciona y es
seguro. Los tratamientos experimentales podrian
incluir no solo medicamentos, sino ejercicios,
procedimientos quirtrgicos, vitaminas, suplementos
e incluso terapias complementarias como acupuntura
y meditacién. Cada ensayo tiene un objetivo diferente
y un plan tnico llamado protocolo, por lo tanto el
nivel de compromiso de los voluntarios varfa en cada
uno de ellos.

Etapas de los ensayos clinicos
intervencionistas

Las pruebas de ensayos clinicos de un nuevo

tratamiento siguen una secuencia de etapas. Cada

etapa responde diferentes preguntas y requiere un
ensayo cuidadosamente diseflado y un nuevo grupo de
voluntarios predispuestos:

+ Los ensayos de fase I prueban un posible
tratamiento, procedimiento o farmaco por primera
vez en un grupo reducido de personas (generalmente
entre 10y 100). A menudo estos son voluntarios de
“control” (personas sin enfermedad de Parkinson).
En estos ensayos generalmente se evalda la
seguridad de un tratamiento nuevo. También ofrecen
informacién sobre efectos secundarios, efectividad
del método de administracién (p. ej. por boca,
inyeccién, etc.) y los niveles de dosis adecuados. En
el caso de la mayorfa de las intervenciones, duran una
media de varios meses, pero pueden durar mds en
ciertos tratamientos quirdrgicos.

+ Los ensayos de fase II evalian con mayor
exhaustividad la seguridad de un tratamiento y
determinan la eficacia preliminar y los efectos
secundarios en un grupo mas grande de personas
(generalmente cientos de personas) con enfermedad

de Parkinson. Pueden durar desde unos meses hasta
varios afios.

Por lo general, estos ensayos son estudios
aleatorizados y controlados. Esto significa que

un grupo de participantes recibe el tratamiento
experimental, mientras que el otro (un grupo de
“control”) recibe el tratamiento de referencia

o un placebo (una sustancia inactiva que

tiene exactamente la misma apariencia que el
tratamiento). El tratamiento de referencia es

el que aceptan los médicos como apropiado y

de uso generalizado. Cuando este no existe, los
investigadores usan un placebo. Por ejemplo,
actualmente no contamos con tratamientos

que modifican la enfermedad de Parkinson
(medicamentos que retardan o detienen la evolucién
de la enfermedad). Por lo tanto, en ensayos que
prueban posibles nuevos tratamientos que modifican
la enfermedad, los investigadores usan placebos para
comparar y evaluar los efectos del tratamiento.

Los participantes se asignan a los grupos al azar, de
modo similar a si se lanzase una moneda. A menudo,
estos estudios son también de “enmascaramiento
doble”, lo que significa que ni los pacientes ni el
equipo de investigacién saben quién esta recibiendo
el tratamiento experimental.

+ Los ensayos de fase III confirman o desaprueban la
eficacia, seguridad o los efectos secundarios de un
tratamiento en un grupo ain mayor de personas con
enfermedad de Parkinson (entre 200 y 2000, aunque
los ensayos que prueban tratamientos quirtrgicos
pueden ser més pequefios). Los ensayos de fase I11,
que también son aleatorizados y controlados, duran
varios aflos. En lugar de llevarse a cabo en un solo
lugar, la fase III a menudo corresponde a ensayos
multicéntricos, lo que significa que combinan los
resultados de los voluntarios que participan en
muchos centros médicos diferentes.

Para que un tratamiento avance a fase Iy fase II, debe
cumplir con estdndares de seguridad y eficacia. Cuando
los estudios de fase III confirman estos resultados,

un laboratorio farmacéutico puede enviar una New
Drug Application (Solicitud de autorizacién de una
especialidad farmacéutica, NDA) a la Administracién
de Alimentos y Medicamentos de EE. UU. (FDA)

o una solicitud equivalente a la Agencia Europea de
Medicamentos u otro organismo gubernamental.

A partir de este momento, el proceso de revisién

puede tardar entre seis y doce meses, 0 mas, seguin

el protocolo de la agencia. Si recibe la aprobacién, se
puede fabricar el firmaco y enviarlo a las farmacias para
su comercializacién.

Una vez que los tratamientos lleguen al mercado y
los médicos y los pacientes los usen en el “mundo
real,” las compafifas realizan los ensayos clinicos
de fase IV. Estos estudios evaluan principalmente
efectos secundarios a largo plazo en personas que

*Las palabras subrayadas indican un término de uso habitual. Busque las definiciones en el glosario que comienza en la pagina 46.
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toman el farmaco, pero también podrian desvelar
posibles usos nuevos del tratamiento aplicables a otras
enfermedades.

El proceso del ensayo clinico

+ Cada estudio se rige por estrictos protocolos.
Cada ensayo sigue un protocolo extenso y
cuidadosamente supervisado, el cual es un plan
que explica todo el proceso del estudio. En €l se
especifica cudntos voluntarios se necesitan, quién
redne los requisitos, qué pruebas se emplearan para
evaluar la salud de los participantes al comienzo y
durante el estudio, cuanto durara el estudio, qué
informacién se registrard y otros aspectos que se
deben tener en cuenta. De la misma manera que un
equipo le presta asistencia sanitaria, una plantilla
de médicos, investigadores, personal de enfermerfa
y coordinadores del estudio se encarga de llevar
a cabo ensayos clinicos. El investigador principal,
generalmente un médico, dirige todo el equipo y
el ensayo.

+

El consentimiento informado se obtiene antes

de su inscripcion. Antes de unirse a un estudio,

se reunird con el equipo del ensayo para que le
comenten los aspectos relevantes del protocolo,
respondan a sus preguntas y expliquen el formulario
de consentimiento. Este documento, que se
denomina consentimiento informado, menciona
sus derechos como voluntario, los posibles riesgos
que implica la participacién y qué puede esperar
durante el estudio. Una vez que comprenda qué
derechos le confiere el ensayo, se sienta comodo

y desee inscribirse, firmard el consentimiento
informado. Este no es un contrato vinculante; puede
retirarse del estudio en cualquier momento y por
cualquier motivo. (También puede rechazar pruebas
o tratamientos del estudio, pero hacerlo puede
excluirle de continuar en el ensayo).

+ Los estudios son aprobados y revisados por
comités independientes. Comité de ética (CE):
grupo independiente de médicos, investigadores y
otros miembros (por lo general, al menos uno “no
es cientifico” y representa la voz del paciente) que
evaltia y aprueba el protocolo de cada estudio y el
documento de consentimiento informado. Este
comité también supervisa actividades del estudio
en curso. La funciéon del CE es proteger los derechos
y el bienestar de las personas que participan en
un estudio.

¢Qué sucede cuando finaliza el
estudio?

Una vez que finaliza el ensayo clinico, el equipo

del ensayo analiza los datos, extrae hallazgos clave

y publica los resultados o los presenta a otros
investigadores en una conferencia. (Puede preguntarle
al equipo del ensayo los resultados publicados o
buscarlos en Internet). Al finalizar el ensayo, los
equipos también determinan los préximos pasos del

tratamiento. El equipo puede recomendar la evaluacién
en la siguiente fase de pruebas del ensayo clinico,

o lo que es igualmente importante, es posible que

no sugiera ningdn otro estudio porque los datos de
seguridad y eficacia no son convincentes.

Las personas que se inscribieron en un ensayo
controlado por placebo suelen preguntarse si recibieron
el placebo o el farmaco del estudio. Si el protocolo

lo permite, esta informacién queda a su disposicién
cuando todos los participantes finalizan el ensayo.
Algunos participantes también desean saber si pueden
continuar recibiendo el farmaco del estudio una

vez que finalice el ensayo. Con frecuencia esto no

es posible, pero el protocolo y los documentos de
consentimiento informado del ensayo explican por
adelantado qué sucederd en caso de que surja esta
pregunta. Si el tratamiento continda hasta la préxima
fase de pruebas clinicas, es posible que a las personas
que han participado en investigaciones anteriores se les
de la opcién de continuar con él. Sin embargo, debido
a varios factores, la inscripcién en la préxima fase del
estudio no puede garantizar que una persona continuie
con el farmaco. (Por ejemplo, un estudio nuevo puede
requerir una segunda aleatorizacién).

Capitulo 1: Aspectos bdsicos de la investigacion clinica
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[ politica publica es
importante parala
investigacion clinica

El trabajo del desarrollo del farmaco

es mucho mas que ensayos clinicos y
voluntarios. Es importante mantenerse
informado sobre la politica pblica, leyes
y normativas del gobierno, porque puede
afectar directamente a la manera en que
los tratamientos pasan de la mesa de
laboratorio a los estantes de la farmacia,
y a cémo pueden evaluarse y aprobarse.

Mantener rigurosos estandares
de aprobacion

Los ensayos clinicos prueban terapias
potenciales para dos factores importantes:
¢Es seguro que los pacientes los usen y
funcionan realmente? Los investigadores
dedican mucho tiempo y dinero a investigar
estas preguntas. Al final del proceso

del ensayo clinico, la Administracién de
Alimentos y Medicamentos de EE.UU,

la Agencia Europea de Medicamentos y

las organizaciones gubernamentales en
otros paises revisan los medicamentos
para asegurarse de que cumplan con los
estrictos estandares de seguridad y eficacia.
Si bien estas agencias regulatorias toman

la decisién de aprobacién final, la politica
publica puede influir en los criterios de
evaluacion.

Incentivar a las compafifas
farmacéuticas a satisfacer las
necesidades de los pacientes

Las personas que padecen la enfermedad
de Parkinson (EP) son muy conscientes
del vacio que existe en las opciones de
tratamiento para muchos sfntomas, como
el deterioro cognitivo, los problemas

de equilibrio y el estrefiimiento. En los
Estados Unidos, los legisladores crearon
diferentes vias para poder comercializar los
farmacos rapidamente y al mismo tiempo
mantener firmes medidas de seguridad y
eficacia de la FDA.

La designacion de un “tratamiento
innovador”, por ejemplo, permite a la

Exploracién de

FDA acelerar el desarrollo y la revisién del
tratamiento que puede ofrecer mejoras
sustanciales sobre los tratamientos
existentes. Nuplazid (pimavanserina),

el primer farmaco aprobado para tratar
alucinaciones y delirios asociados con la
EP, llegd al mercado mas rapido gracias

a este programa. Hasta el 50% de las
personas con EP puede experimentar estos
sintomas en alglin momento (son mas
frecuentes en aquellas personas que llevan
mds tiempo con la enfermedad, presentan
demencia o edad mds avanzada) y no
habia tratamientos aprobados disponibles.
Basadndose en evidencias preliminares,

la FDA acortd el plazo de desarrollo y
revision del ensayo clinico de Nuplazid,

y al mismo tiempo preservo las estrictas
directrices de seguridad y eficacia.

Reconocer las cambiantes
tendencias y herramientas de
investigacion

La linea de desarrollo de formacos para

la enfermedad de Parkinson comprende
una amplia variedad de tratamientos
experimentales, incluidas las opciones
sintomdticas motoras y no motoras, y
diversos tratamientos que modifican la
enfermedad de Parkinson (algunos que
podrian retardar o detener la evolucién

de la EP). Los tratamientos sometidos

a pruebas incluyen de todo, desde las
infusiones de anticuerpos que eliminan la
alfa-sinuclefna (la protefna pegajosa que se
aglomera en el cerebro de las personas con
EP) y los procedimientos quirdrgicos, hasta
los farmacos para personas con mutaciones
genéticas especificas. La investigacion estd
evolucionando para abordar las prioridades
del paciente e incorporar nuevos
dispositivos y tecnologfas. Los reguladores
deben ajustarse a las necesidades de los
pacientes y a las maneras mas recientes

de satisfacerlas, incluidos los disefios de
ensayo Unicos y las medidas correctas para
determinar si tienen éxito.

nsayos clinicos: Gufa para pacientes con enfermedad de Parkinson y sus familias

Cuando se trata de prioridades, los
tratamientos para reducir o evitar la
discinesia (movimientos involuntarios
que pueden producirse como una
complicacién de la EP a largo plazo)
encabezan Ia lista. Pero para asegurarnos
de que los tratamientos funcionen,
necesitamos una manera de evaluar su
impacto en los ensayos. Cuando no existia
un enfoque estandarizado para calificar la
discinesia, The Michael J. Fox Foundation
financio el desarrollo y la validacién de la
Escala unificada para la evaluacién de la
discinesia. Esta herramienta cuenta ahora
con la amplia aceptacién de médicos,
investigadores y reguladores como un
método para evaluar los posibles beneficios
de nuevos tratamientos para la discinesia.

La investigacion genética es otra area en la
cual estamos trabajando juntos. Apenas se
estd comenzando con los ensayos clinicos
genéticos de la enfermedad de Parkinson,
pero ya marcan una via rapida hacia la
medicina de precisién. A medida que
avanza la investigacion, las organizaciones
gubernamentales y los investigadores
deben determinar las cantidades y los
tipos correctos de participantes (cony sin
mutaciones genéticas) que desean incluir
en cada ensayo para que puedan recopilar
los mejores datos.

La politica y la investigacién también se
mezclan con la tecnologfa. Los datos
recopilados a través de estudios en

linea y smartphone o teléfono mévil
pueden ayudar a los cientificos a crear un
panorama mas completo sobre cémo es
vivir con la enfermedad de Parkinson. Los
dispositivos portatiles pueden capturar los
cambios de movimiento en tiempo real al
tomar la medicacion. Las organizaciones
gubernamentales deben determinar de
qué manera los ensayos pueden usar
tecnologfas nuevas y existentes y qué tipos
de datos pueden recopilar para obtener los
resultados mds contundentes.



¢Quién puede participar
en ensayos clinicos?

Dado que los ensayos clinicos varfan, se necesitan muchos tipos de voluntarios
diferentes. Sin embargo, hay algo que permanece inalterable, la necesidad constante
de participantes con o sin enfermedad de Parkinson (EP). Algunas personas se
sorprenden al descubrir que los familiares de personas con EP, ademas de las personas
que no guardan relacién con la enfermedad, son tan importantes como los pacientes a
la hora de avanzar con la investigacion.

Personas que padecen la
enfermedad de Parkinson

No hay un solo tipo de Parkinson. Cada
persona experimenta su propia versién de
la enfermedad. Es por ello que los ensayos
clinicos necesitan personas que abarquen
todo el espectro de EP, con sintomas
motores y no motores variados. Cada
persona colabora con los esfuerzos de los
investigadores por captar un panorama més
completo de la enfermedad y desarrollar
tratamientos especificos.

e
Recuerdeel dato 1:
Los Pacientes Son Socios Clave Para
La Investigacion.

7

En los ensayos intervencionistas, los
investigadores buscan voluntarios que
representen a personas que en tltima
instancia recurren a un tratamiento

fuera de los ensayos: mujeres y hombres
de distintas edades, razas y etnias. Los
estudios clinicos requieren una amplia
variedad de participantes ya que, ademas
de la singularidad de la enfermedad de
Parkinson, todos somos individuos que
pueden responder de forma diferente a los
tratamientos. Si los investigadores incluyen
poblaciones heterogéneas, pueden estar
seguros de que la intervencién serd segura
y efectiva en un grupo extenso de personas
con EP.

En algunos casos, los investigadores
pueden buscar subconjuntos especificos
de personas con EP. Por ejemplo, algunas
mutaciones genéticas asociadas con

la enfermedad de Parkinson son muy

frecuentes en personas de ciertos origenes,
como los de origen judio asquenazi y
bereberes del norte de Africa. Al estudiar
estas mutaciones y tratamientos, tiene
sentido comenzar a examinar personas de
estas poblaciones y sus familiares.

Personas que no padecen
la enfermedad de Parkinson

Los participantes del estudio que no
padecen EP proporcionan informacién
esencial en la investigacién clinica. A
menudo llamados voluntarios de “control”,
estos individuos pueden colaborar tanto en
ensayos intervencionistas como estudios
de observacién. En los ensayos de fase I,

se somete a prueba la seguridad de nuevos
tratamientos. En estudios de observacién,
pueden ayudar a los investigadores a
definir medidas “no relacionadas con la
enfermedad de Parkinson” y pueden ser un
parametro con el cual se comparen cambios
naturales en la enfermedad de Parkinson.
Cuando los investigadores relacionan los
voluntarios de control y los pacientes segin
la edad, el sexo y otras caracteristicas,
pueden evaluar si las diferencias en la
investigacién o los exdmenes (p. €j. andlisis
de sangre, gammagrafia cerebral o escalas
en la memoria) se deben a la enfermedad
de Parkinson.

Los voluntarios de control de otra area,
especialmente aquellos que tienen un
familiar con EP, pueden colaborar a

través de la investigacién genética. Lo
estudios podrian comparar los genes de los
miembros de la familia con y sin EP para
identificar cudles pueden asociarse con la
enfermedad. O bien, pueden confiar en
parientes de primer grado que presentan

mutaciones genéticas asociadas con la EP
para sacar conclusiones sobre las causas de la
enfermedad, los factores de riesgo y posibles
factores de proteccién. (Véase el “Capitulo

3: Investigacién sobre genética v Parkinson”,
pég. 29.)

Diferentes ensayos necesitan
diferentes voluntarios

Dado que los ensayos examinan diferentes
aspectos de la enfermedad de Parkinson,
cada uno de ellos requiere tipos de
voluntarios especificos. Al comienzo, los
investigadores establecen directrices,
conocidas como criterios de inclusién y
exclusion, acerca de quién puede o no
participar. Los voluntarios calificados deben
(o no deben) poseer las caracteristicas
descritas que pueden incluir edad, sexo,
sintomas, estadio de la enfermedad,
medicacién, otras enfermedades o factores
genéticos. Esta lista de comprobacién no
tiene por objeto alejar a las personas de

los ensayos, sino hacer que las personas
indicadas participen en los ensayos correctos
y mantener a los investigadores sobre la
pista correcta para obtener las respuestas
que necesitan. También estd destinada a
minimizar riesgos. Las personas que toman
medicamentos que podrian interactuar con la
medicacién del estudio, por ejemplo, quedan
amenudo excluidas.

Capittulo 1: Aspectos bdsicos de la investigacion clinica
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Apoyo a seres queridos a
través de la investigacion

Cuando a Karen Jaffe le diagnosticaron la enfermedad
de Parkinson (EP), su marido, Marc, buscd

maneras de ayudarle. Se enterd de que los estudios
necesitaban voluntarios de control y tenfa muchas
ganas de participar. “Deseaba darle mas que apoyo
emocional a Karen y esta era una manera tangible de
hacerlo”, dice Marc.

AUn asi, no se lanzé de inmediato a ello. Marc admite
que tenfa dudas sobre ciertos procedimientos del
estudio y le preocupaba que las pruebas pudieran
detectar una anomalfa en su supuesta buena salud.

Sin embargo, seis meses mas tarde Marc le hizo

a Karen un regalo inesperado: sus papeles de
inscripcion en la Iniciativa sobre marcadores

de evolucién de la enfermedad de Parkinson
(Parkinson’s Progression Markers Initiative, PPMI) de
la Fundacién Michael J. Fox (MJFF).

Marc bromea al decir que se sumd a la PPMI, un
estudio de observacién que busca marcadores
bioldgicos de la EP (medidas objetivas para
diagnosticar y realizar un seguimiento de la
enfermedad) porque no tenfa un regalo de
aniversario. Luego afiade seriamente, “Cuando
supe lo importante que es la investigacién sobre
marcadores bioldgicos, fue mas facil dejar mis
inquietudes de lado”.

Como parte de la PPMI, Marc ahora se somete a
pruebas anuales. Le han realizado imagenes del
cerebro y ha donado sangre vy liquido cefalorraguideo.
También ha completado cuestionarios sobre el suefio
y le han realizado pruebas de memoria. Desde que

se unié hace varios afios, Marc no ha faltado a ninguna
cita. Se ha sometido a procedimientos en varios
centros con diferentes médicos y dice que cada uno de
ellos hace que la experiencia sea lo mas cémoda posible.

Marc también participa en otros ensayos. Cuando
él'y Karen retinen los requisitos para un estudio,
aprovechan la oportunidad de llevar adelante la
investigacion juntos. “Vemos que se ha avanzado
bastante,” dice Marc. “Cuando participas en una
investigacion, sientes que las cosas se mueven y ves la
Iinea de llegada en la distancia. Es genial formar parte
del proceso que nos acerca cada vez mas a la meta”.

de Parkinson y sus familias



Unarevolucion
tecnologicaen la
investigacion

En el siglo XX, las innovaciones en tecnologfa aceleran cada vez mas el ritmo
de la investigacion sobre la enfermedad de Parkinson. Las personas con
enfermedad de Parkinson (EP) y los investigadores por igual aprovechan
estas herramientas nuevas. Para las personas con enfermedad de Parkinson,
ahora es mas facil buscar ensayos clinicos y participar en ellos y llevar un
registro de sus experiencias con la enfermedad. Y gracias a los nuevos
medios para analizar datos, los investigadores estan trabajando para crear un
panorama mas completo de la EP en comparacion con en el pasado.

Estudios clinicos ahora en linea

El uso masivo de Internet ha permitido que
las personas con enfermedad de Parkinson
puedan participar de diferentes maneras.
Algunos estudios ahora se llevan a cabo
parcial o totalmente en Iinea. Esto facilita
la participacién para muchas personas
que, de otra manera, no podrian hacerlo:
aquellos que viven lejos de los centros
médicos académicos en los que se realiza
gran parte de la investigacion, quienes tienen
dificultades para desplazarse, aquellos que
no han compartido su diagndstico de EP
con otras personas o que simplemente no
tengan mucho tiempo libre.

Por ejemplo, el estudio en linea de La
Fundacién Michael J. Fox (MJFF), Fox
Insight (foxinsight.org) recopila datos
directamente de personas con EP acerca
de su experiencia con la enfermedad. Cada
90 dfas, los participantes se conectan
desde donde les resulte conveniente

para hablar con los investigadores acerca
de sus sintomas, medicamentos y otros
aspectos de la vida con la EP. Al analizarla
como un conjunto de datos colectivos,
esta informacién puede proporcionar a los
cientfficos ideas que podrfan conducir a una
mejor comprension de la enfermedad y a
nuevos tratamientos.

Ademés de ampliar el alcance y la diversidad
de las personas que pueden participar, para
comenzar tan solo hace falta un ordenador.

Recursos como Fox Trial Finder de MJFF
(foxtrialfinder.org), una herramienta de
vinculacién con ensayos clinicos en linea,
permiten a los voluntarios conectar con
mayor facilidad con los estudios que los
necesitan, incluidos aquellos en los que
pueden participar desde sus casas. Facebook
y otras plataformas de redes sociales
también se han convertido en una fuente de
informacién sobre ensayos clinicos.

La tecnologfa movil pone la
investigacion al alcance de la
mano de los pacientes

Durante una visita tipica al consultorio, un
médico dedica entre cinco y diez minutos
a examinar el paciente con enfermedad

de Parkinson. Esto es fundamental para

la atencion de la EP, no obstante, dada la
variabilidad de sintomas que un individuo
puede presentar dfa a dfa e incluso durante
un mismo dfa, tan solo ofrece una imagen
limitada de una persona con EP.

Gracias a los teléfonos inteligentes, las
aplicaciones y los dispositivos tecnoldgicos,
como monitores de actividad fisica, las
personas con EP ahora pueden registrar
cémo viven con la enfermedad las 24 horas
del dfa, toda la semana, sus sintomas, efectos
de la medicacién y niveles de actividad.

Los investigadores estan empleando esta
tecnologfa en ensayos independientes

y en ensayos clinicos tradicionales para

complementar sus conocimientos sobre
posibles intervenciones y para buscar
mejores formas de ajustar medicamentos

vy supervisar la evolucién de la enfermedad.
La tecnologfa también estd acercando

alos investigadores a los pacientes.
Telemedicina: métodos electrénicos de
comunicacion interactiva en tiempo real,
como video bidireccional, que permite a los
investigadores hablar con los participantes y
evaluarlos en sus propios hogares.

Los datos impulsan el
descubrimiento

Los estudios en linea y los dispositivos
tecnoldgicos han permitido recopilar
grandes cantidades de datos de miles de
personas, tanto con o sin EP, durante
periodos prolongados. Estos conjuntos
de datos sustanciales pueden demostrar
patrones que revelan conocimientos
especfficos sobre la enfermedad de
Parkinson, informacién que nunca

antes habfa estado a disposicion de los
investigadores. Esto supone un avance
prometedor en la bisqueda de una cura.

Obtenga mds informacidn sobre los
recursos de ensayos en linea de MJFF en el
Apéndice. pag. 42.
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Colaboracion entodoelmundo
para awgilizar los ensayos

He tenido una salud a prueba de balas toda mi

vida. Por eso, que a los 44 empezase a padecer

la enfermedad de Parkinson fue algo totalmente
inesperado. Una vez que acepté mi diagndstico,
creo que la aceptacion es una parte importante para
ser feliz y avanzar, solo importaba qué iba a hacer

al respecto. Dije, “¢Quiero ser el Clyde que tiene
enfermedad de Parkinson o el Clyde que hace algo al
respecto?” Decidi que querfa ayudarme, ayudar a mi
familia y a otros miles de australianos que padecen la
enfermedad de Parkinson (EP). Sabfa que la mejor
manera de lograrlo era a través de la investigacion,
pero no contaba con las herramientas necesarias
para participar.

Répidamente pasé de ser un paciente con un
diagndstico reciente a financiador de la investigacion,
al fundar una organizacién llamada Shake It Up
Australia Foundation. Al no contar con formacién
médica, comprender como se realiza y se financia
una investigacién fue una ardua tarea de aprendizaje.
En Australia, encontré buenos investigadores pero
financiacion insuficiente, entonces me asocié

con la Fundacién Michael J. Fox (MJFF) para
incorporar aquf su modelo de direccién estratégica
y financiamiento centrado en los pacientes. Desde
su lanzamiento en 2011, en Shake It Up Australia
Foundation hemos financiado conjuntamente mas
de 6 millones de ddlares en investigacion sobre la
enfermedad de Parkinson, lo que nos convierte en el

benefactor no gubernamental mas importante
del pafs.

Nos dimos cuenta de que no bastaba con recaudar
fondos y que necesitdbamos conectar a los
voluntarios con los ensayos que los necesitaban.
Una vez mds, trabajamos con MJFF para crear esta
herramienta de vinculacién con ensayos clinicos

en linea, Fox Trial Finder, disponible en Australia.
Desde 2013, mas de 2000 australianos han utilizado
este recurso para buscar ensayos clinicos que
incorporen voluntarios.

Estamos progresando en nuestra cruzada por
encontrar formas de retardar, modificar y curar la
EP y los medios para hacerlo. Tengo planes para

un futuro mejor, aunque con la EP mi futuro serd
muy diferente de mi presente. Creo fervientemente
que de alguna manera todos marcamos una
diferencia y que el resultado combinado de nuestras
contribuciones finalmente conducird a una cura.

Clyde Campbell es fundador de Shake It Up Australia
Foundation. Clyde vive con su esposa y sus tves hijos en
Stdney, Australia.

Exploracién de ensayos clinicos: Gufa para pacientes con enfermedad de Parkinson y sus familias



cCOmMo involucrarse en

la investigacion sobre la
enfermedad de Parkinson?

Pensar en ser voluntario de un estudio clinico significa analizar los posibles
riesgos y beneficios, de la misma manera que lo harfa al comenzar con una
medicacion nueva, o considerar un procedimiento quirdrgico para tratar los
sintomas de la enfermedad de Parkinson. En cada decision que toma en la vida,
desea asegurarse de que los pros superen los contras.

Participar en una investigacién puede

ser estimulante y puede ofrecer acceso a
expertos en enfermedad de Parkinson y
alos ultimos tratamientos. Pero también
puede exponerle a riesgos, efectos
secundarios o incomodidad. Comente su
punto de vista acerca de la investigacion
con su familia o cuidador y hable con el
equipo del ensayo acerca de los requisitos
de un estudio especifico. Su médico puede
ayudarle a decidir qué investigacién es la
adecuada para su situacién en particular.

Analice los posibles riesgos
y beneficios

Puede resultarle util tomar nota de los

pros y contras en general y de aquellos

especificos del estudio. Las personas

con enfermedad de Parkinson a menudo

aseguran que los pros y los contras de

participar en investigacién incluyen:

+ Tener un papel activo en su atencién
sanitaria.

+ Contribuir al avance de la ciencia
para usted, para otras personas de la
comunidad con enfermedad de Parkinson
y para las generaciones futuras.

+ Acceder a estudios nuevos prometedores
que no estan disponibles fuera de la
investigacion clinica

+ Asociarse con expertos en Parkinson, a
menudo en centros lideres en asistencia
sanitaria.

+ Estar a la vanguardia de lo dltimo en
tratamientos e investigacién.

En general, los riesgos de la investigacion
suelen incluir posibles efectos secundarios

o adversos relacionados con ensayos que
prueban nuevos tratamientos. Durante el
proceso del consentimiento informado,
obtendra informacién acerca de los riesgos
de ensayos particulares. Se emplean
medidas preventivas para minimizar los
efectos secundarios graves; sin embargo,
estos efectos pueden ser posibles en ciertos
estudios. Otros posibles contras para
participar en la investigacién pueden incluir:
+ Falta de beneficio de un tratamiento de
investigacion.
+ No poder elegir el grupo que se le asigna
en un estudio aleatorizado (tratamiento
o placebo).
+ Los costes que no cubre su compafiia
aseguradora.
+ Aumento del nimero de visitas a una
clinica u hospital.
Siel tiempo y el esfuerzo asociados con ciertos
ensayos son un factor de disuasién, recuerde
que hay muchos ensayos que requieren
distintos niveles de compromiso. Un ensayo
en linea o uno que requiere una sola visita en
persona puede ser mas adecuado.

Obtenga mas informacion
sobre los ensayo de la
enfermedad de Parkinson

Cuando se plantee la participacién,
examine los ensayos que necesitan
voluntarios. Tiene muchas maneras
de informarse acerca de los ensayos
disponibles:
7
Recuerde el dato 6:

Existen Muchas Maneras de
Buscar Ensayos.y Estudios.
7

+ Hable con sumédico acerca de la
investigacién clinica que estd llevando a
cabo ¢l o algin colega.

+ Consulte con otras comunidades de
enfermedad de Parkinson que hayan
participado en ensayos sobre sus
experiencias,

+ Regfstrese en Fox Trial Finder
(foxtrialfinder.org), la herramienta en
linea de MJFF que vincula a voluntarios
aptos con ensayos clinicos que
incorporan participantes.

+ Contacte con algun centro médico/
hospital de su zona donde se realicen
ensayos clinicos para informarse de los
diferentes ensayos que se llevan a cabo.

+

Busque en www.clinicaltrials.gov
(disponible solo en inglés), un sitio

de los Institutos Nacionales de Salud
de Estados Unidos, que contiene
informacién sobre ensayos y estudios
clinicos en los 50 estados y mas de 200
paises y

+

Consulte los sitios web y los recursos
de MJFF y de otras organizaciones
relacionadas con la enfermedad de
Parkinson.

Hablar con el médico

Su médico conoce su situacién médica
mejor que nadie, por lo tanto es importante
que participe en la investigacién y en cémo
puede ofrecerse como voluntario. Algunas
preguntas que puede compartir con su
meédico y también con el equipo del ensayo:
+ ¢Puedo conservar mi propio médico?
La respuesta breve es: si. Aunque tendrd
citas con el equipo de investigacién
clinica en el contexto del ensayo,
no son iguales a las que asiste en su

Capittulo 1: Aspectos bdsicos de la investigacion clinica

15


http://foxtrialfinder.michaeljfox.org
http://www.clinicaltrials.gov

atencion sanitaria habitual. Los médicos
especialistas en Parkinson que puede
visitar como parte de un ensayo clinico
no tomaran decisiones de tratamiento
acerca de su atencién médica actual para
la enfermedad de Parkinson. Usted puede
y debe continuar viendo a su médico
habitual y, si es posible, el médico debe
coordinarse con el equipo del ensayo
para ponerse al tanto de su participacién
en el estudio. Es sumamente importante
que su médico especialista en

Parkinson sepa si se estdn ajustando

sus medicamentos para la EP y como lo
estan haciendo mientras permanece en
el ensayo. Si se somete a pruebas y recibe
los resultados, es posible que su médico
habitual desee verlos también.

+

¢Qué sucede con los medicamentos
que tomo o con otras afecciones que
padezco?

Los protocolos del ensayo y los criterios
de inclusién y exclusién tienen en cuenta
los medicamentos y las enfermedades
para poder seleccionar a las personas
correctas para los ensayos correctos. Una
determinada afeccién médica, como la
pérdida de memoria, podria hacer que no
sea apto para un ensayo pero convertirle
en el tipo exacto de participante que se
busca en otro ensayo. Los investigadores
consideran cuidadosamente todas las
enfermedades, como hipertensién o
cardiopatia y los medicamentos que

se toman para ellas. Le excluirdn de

un ensayo si su participacién pudiera
crear un riesgo importante para usted.
Los equipos del ensayo no ajustaran
medicamentos que no sean para la
enfermedad de Parkinson durante

un estudio. Sin embargo, podria ser
necesario cambiar sus medicamentos
para la EP como parte del ensayo. Vale la
pena analizar esto de antemano con su
médico especialista en EP.

+ ¢Qué sucede con la cobertura del
seguro y los costes?
Existen dos tipos de costes asociados
con un ensayo clinico: atencién estdndar
del paciente e investigacién. Los costes
de atencién estandar del paciente son
aquellos relacionados con el tratamiento
de la enfermedad de Parkinson, ya
sea que participe o no en el ensayo.
Estos incluyen visitas al médico,
medicamentos, andlisis y pruebas de
diagnéstico por obtencién de imégenes.
Las compafifas de seguro médico a
menudo los cubren, pero deberfa
consultarlo con su aseguradora para
determinar el alcance de su cobertura.
Costes de la investigacion: el farmaco

+

+

del estudio, los andlisis y las pruebas

de diagndstico por adquisicién de
imégenes u otras pruebas que se realicen
exclusivamente para el ensayo, por lo
general no estan cubiertas por el seguro,
pero si por el financiador del estudio. Los
costes relacionados con problemas que
podrian presentarse durante un estudio
de investigacion se gestionan de diferente
manera, segin el estudio. Los temas

de cobertura y costes deben abordarse
en profundidad con la compafifa
aseguradora y el equipo del ensayo.

¢Qué sucede si recibo placebo?

Algunas personas se ofrecen como
voluntarias en ensayos clinicos con la
esperanza de recibir un nuevo farmaco.
Lamentablemente, no hay forma de elegir
el grupo al que se le asignard de manera
aleatoria. (Al asignar los pacientes
mediante aleatorizacién se garantiza que
lo grupos de tratamiento y de placebo
sean similares, lo que significa que la
ciencia y la matematica subyacentes

al estudio son mas poderosas). Deben
evaluarse los posibles riesgos y beneficios
de los tratamientos nuevos frente a los
riesgos y beneficios de no recibirlos (es
decir, recibir un placebo). Las personas
que reciben el placebo en los ensayos
cumplen un papel extremadamente
importante. Ayudan a los investigadores a
estar seguros de que los efectos (buenos
omalos) se deben al tratamiento y no

a otro factor. Los ensayos controlados
por placebo aportan el nivel mas alto

de evidencia cientifica a favor (o en
contra) de los tratamientos en la
investigacién clinica. Pregunte cudles

son las probabilidades de recibir placebo.
En muchos ensayos no es 50:50 y mas
personas pueden recibir el tratamiento de
la investigacién que el placebo.

¢Qué sucede si deseo abandonar?
Usted es voluntario, lo que significa

que, aunque lo ideal es que permanezca
hasta finalizar el estudio, puede
abandonarlo en cualquier momento. Las
circunstancias de la vida, cambios en la
salud u otros factores pueden influir en
la decisién de un participante de dejar un
ensayo. Esto estd permitido en cualquier
momento. Para retirarse oficialmente de
un estudio, debe informar al equipo del
ensayo y seguir un protocolo especifico.
En ocasiones, puede permanecer en

un estudio aunque haya dejado de
tomar el farmaco, lo que ayuda a los
investigadores a continuar recopilando
datos valiosos.

Exploracién de ensayos clinicos: Gufa para pacientes con enfermedad de Parkinson y sus familias

+ ¢Como debo decidir si ofrecerme como
voluntario?

En dltima instancia, la decisién de
participar en la investigacién es suya.
Pero no debe tomarla usted solo. Pida la
opinién de personas en las que confia,
incluido su cuidador, los miembros de su
familia y a su médico. Asegurese de que
el equipo del ensayo responda a todas
sus preguntas para que pueda tomar una
decision informada. Tenga en cuenta
estas preguntas para determinados
ensayos:

¢Cudl es el objetivo de este estudio?

+

+ ¢En qué consiste la intervencién
exactamente? Por ejemplo, si se trata de
un medicamento, écuantas veces al dia
debo tomar los comprimidos?

+

¢Cudles son los posibles beneficios
y riesgos? ¢En qué se parecen al
tratamiento que estoy siguiendo
actualmente?

+

En un ensayo intervencionista; {cudles
son las probabilidades de que se me
asigne al grupo del placebo?

+

¢Qué tipos de efectos secundarios podria
experimentar?

+

¢Coémo podria afectar el estudio a mi vida
cotidiana? ¢Con qué frecuencia deberé
reunirme con el equipo del estudio y
cuanto tiempo durarén las visitas?

+

¢Dénde y cuando se realizardn las
pruebas?

+

¢Qué tipo de informacioén se recopilard?

+

¢Deberd acompafiarme durante las visitas
al centro un cuidador u otra persona?

+ ¢Deberé permanecer en el hospital?

+

¢Cubrirén mis gastos?

+ ¢Cuanto durard el estudio?

+

{Deberé dejar de tomar la medicacién de
la enfermedad de Parkinson o cambiar
de dosis?

+

Si el tratamiento funciona para mi,
¢puedo continuar con €l después del
ensayo?

+ ¢Qué sucede si ya no deseo participar?

Probablemente, tenga muchas mas
preguntas que son particulares de su
situacién o del ensayo. Témese el tiempo
necesario para obtener la informacion
que necesita, de modo que pueda sentirse
seguro de su decisién de participar en
una investigacién sobre la enfermedad de
Parkinson.



No es posible encontrar la
cura sin investigar

No podrfa ejercer la medicina sin dedicarme a la
investigacién. Atiendo a personas que padecen

la enfermedad desde hace 20 o 30 afios mientras
lidian con las limitaciones y complicaciones de los
tratamientos actuales. Deseo formar parte del
proceso de mejorar el futuro de los pacientes y de
ese camino hacia un lugar en el que las personas no
vuelvan a padecer la enfermedad de Parkinson.

Eso es lo que quieren quienes padecen la enfermedad
de Parkinson: una cura. Y estamos cerca, soy
optimista, pero no va a suceder sin investigacién ni
voluntarios.

Siempre digo que todos tenemos un nivel de
comodidad, un estudio de observacién o un ensayo
intervencionista; lo importante es sentirse cémodo.
¢Desea participar en un ensayo de fase Il con una
puncion lumbar? Quizas sf, quizas no. éDesea rellenar
un formulario para que podamos examinar algunas
interacciones ambientales? ¢Por qué no? Todos
tenemos un nivel de comodidad.

Y cada nivel de participacién es informativo.
Naturalmente los ensayos clinicos de nuevos
tratamientos son importantes, pero las observaciones

clinicas pueden ser fundamentales. Las pequefias cosas

también cuentan.

Las personas tienen diferentes motivaciones para
inscribirse en una investigacion. Uno de mis pacientes
me pregunta: ¢La participacion en la investigacion

es altruista o egoista? Puede estar orientada a un
beneficio propio, pero también sirve para ayudar a
otras personas. Es una de las pocas oportunidades
en lavida en las que puede ser egofsta y altruista al
mismo tiempo. ¢Con qué frecuencia puede decir eso?

La Dra. Susan Bressman es presidenta del
Departamento de Neuvologia de Mirken y catedrdtica
de neurologia de la Icahn School of Medicine (Facultad
Icahn de medicina) en Mount Sinai, Nueva York.
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“Solamente no podemos si
1o lo hacemos.”

Michael . Fox \



Participacion en la
investigacion durante el
curso de la enfermedad de

Parkinson

A medida que se desarrolla la vida con la enfermedad de
Parkinson, también evoluciona la participacion en investigaciones.
Independientemente del estadio de la enfermedad en el que se

encuentre, usted puede aportar su granito de arena. Si acaba de recibir
el diagndstico y ain no ha comenzado con la medicacion, puede

cumplir los requisitos para participar en ensayos en los que se prueben
tratamientos para retardar la evolucion de la enfermedad. O bien, siya
ha probado varios farmacos para la enfermedad de Parkinson (EP) alo

largo de los afios, los investigadores pueden estar buscando personas
como usted para estudiar como mejorar los tratamientos existentes.
Si sufre de discinesia, desequilibrio o problemas de memoria, puede
contribuir con el avance de nuevos tratamientos para estos sintomas.

En la actualidad, se estdn llevando a cabo cientos de
estudios sobre la enfermedad de Parkinson y en todos
ellos se necesitan voluntarios con EP. Algunos se
centran en las formas de diagnosticar la EP, otros en
los tratamientos para necesidades insatisfechas; por
ejemplo, dificultades como caidas y demencia, para las
cuales existen pocas estrategias médicas aprobadas.
No obstante, otros prueban fairmacos novedosos con
la posibilidad de modificar el curso de la enfermedad.
Los estudios presenciales y en linea ofrecen a
personas con una amplia variedad de sintomas y
pautas posolégicas la oportunidad de involucrarse mas
en su propia atencién médica y en la comunidad de la
enfermedad de Parkinson.

Puede unirse en cualquier momento. Algunas
personas participan en diversos estudios a lo largo

de la enfermedad. Independientemente de cudndo lo
haga o por qué, la participacién en la investigacién es
una forma de buscar respuestas de manera activa. La
mayoria de las personas descubren que se trata de una
experiencia estimulante y gratificante.

La investigacién en cada paso de la EP es importante.
En este capitulo se describen qué tipos de ensayos

y estudios clinicos se encuentran disponibles en las
diferentes etapas de la enfermedad de Parkinson y por
qué cada uno de ellos es fundamental.

Capittulo 2: Participacion en investigaciones a lo largo del curso de la enfermedad de Parkinson



Participacion en

nvestigaciones durante
0S primeros afios de la

enfermedad de Parkinson

Los primeros meses y afios tras el diagnostico de la
enfermedad de Parkinson pueden ser abrumadores.
Mientras procesa emociones, se pregunta de donde
proviene la enfermedad de Parkinson (EP) y considera
las opciones de tratamiento, es posible que usted
(aligual que muchos otros) decida mantener la
enfermedad en secreto. Por tanto, no es ninguna
sorpresa que pocas personas piensen en participar en
ensayos clinicos durante este periodo. Al tener que
afrontar tantas cosas, ofrecerse como voluntario para
una investigacion puede parecer una prioridad menor.

Sin embargo, las personas que se
encuentran en los primeros afios tras el
diagnéstico de EP estdn en una posicién
Unica para colaborar con la investigacién.
Ademds, los estudios clinicos pueden
ofrecer acceso a nuevos tratamientos,
exposicién a los mejores especialistas

en la enfermedad de Parkinson y una
oportunidad de controlar la salud. Cuando
descubra que tiene la enfermedad de
Parkinson, es posible que sienta que su
vida estd patas a arriba. La participacién
en investigaciones puede actuar como una
brtjula y marcarle el camino.

Exploracién de ensayos clinicos: Gufa para pacientes con enfermedad de Parkinson y sus familias

Detener la evolucion de la
enfermedad de Parkinson

Un tratamiento que modifica la enfermedad
(uno que retardara, detuviera o incluso
revirtiera el avance de la EP) serfa un

gran descubrimiento para personas

con enfermedad de Parkinson. Varios
tratamientos con este potencial estan
inmersos ya en ensayos clinicos o

pronto lo estaran. Estos medicamentos

han demostrado, tanto en estudios de
laboratorio como de poblacién, que pueden
retardar la evolucién o disminuir los riesgos
que presentan la enfermedad de Parkinson,
y ahora los cientfficos estdn probando su
seguridad y eficacia.



Muchos estudios requieren participantes
alos que se les acabe de diagnosticar

la enfermedad y atin no hayan tomado
ninguna medicacién para la EP. (Los
investigadores lo denominan enfermedad
de Parkinson de novo). Algunos estudios
admiten personas que toman ciertos
farmacos para la EP y cada ensayo establece
criterios especificos. Dado que durante los
primeros afios de la EP muchas personas
mantienen un bajo perfil o ignoran los
estudios que requieren voluntarios, estos
ensayos suelen tener dificultades para
inscribir la cantidad de pacientes suficiente.

Aun asi, los ensayos de tratamientos

que modifican la enfermedad no son
adecuados para todas las personas.
Debido a la naturaleza o gravedad de los
sintomas, algunas personas deben iniciar
la medicacién de inmediato. A otros no
les agrada la idea de recibir un placebo.
(Muchos ensayos estdn controlados por
placebo, lo que significa que un grupo de
participantes toma placebo para establecer
una comparacion con el tratamiento en
investigacién). De cualquier manera,

las personas que acaban de recibir el
diagnéstico atin pueden contribuir de
forma valiosa a la investigacién de la EP.

Tratamiento de los
primeros sintomas

Alas personas se les diagnostica
enfermedad de Parkinson en funcién de
sintomas motores cardinales: temblor,
rigidez y lentitud en los movimientos.
Pueden surgir otros sintomas no motores,
como depresién y estrefiimiento, incluso
antes de que se produzcan cambios en

el movimiento. Existen muchos estudios
clinicos en los que se prueban tratamientos
para estos sintomas, tanto motores como
no motores. En algunos ensayos clinicos no
se prueban farmacos nuevos.

Por ejemplo, podria participar en un ensayo

de ejercicios para evaluar el cansancio o

e
Recuerde el dato 2:
Hay Un Estudio (o Varios) para Usted.

7

un estudio de terapia conductual cognitiva
para evaluar cambios en el estado de
animo. Y no todos los ensayos en los
primeros estadios de la enfermedad de
Parkinson requieren personas que ain no

hayan comenzado con la medicacién. Por
ejemplo, es posible que en un estudio de
sintomas no motores no se solicite a los
participantes cambiar la medicacién para
sintomas motores.

Conocimientos sobre el
inicio y la evolucion de la
enfermedad

Las personas que empiezan a vivir con

la enfermedad de Parkinson también
pueden ensefiarle a los cientificos mucho
sobre la enfermedad. Nos queda mucho
por aprender acerca de por qué y cémo
comienza la enfermedad de Parkinson, y
los voluntarios que acaban de recibir el
diagnoéstico pueden ayudar. Participar en un
estudio durante un cierto tiempo también
permite a los investigadores estudiar cémo
evoluciona la enfermedad de Parkinson. Esta
informacién puede ayudarnos a aprender
cémo predecir el curso de la enfermedad de
un individuo y desarrollar y probar nuevos
tratamientos para detener su evolucion.

Los estudios que nos ayudan a aprender
sobre el inicio y la evolucién de la
enfermedad, y que no prueban un
tratamiento nuevo, se denominan estudios
de observacién y se presentan en diferentes
formas y tamafios. Como parte de un
estudio de observacién, podria someterse
auna gammagrafia cerebral con el objetivo
de buscar cambios que podrian permitir
diagnosticar y realizar un seguimiento

de la enfermedad (es decir, marcadores
biolégicos), completar cuestionarios en
linea sobre sus sintomas para ver cémo
cambia la enfermedad con el paso del
tiempo o responder encuestas Unicas para
ver si ha estado expuesto a ciertos factores
de riesgo. O bien, puede donar células
cutdneas que los cientificos transformardn
en cé¢lulas de dopamina para estudiar

la enfermedad de Parkinson “en una
placa”, otra manera de examinar cudl es el
problema en la EP (e identificar posibles
farmacos objetivo).

Algunos estudios de observacion
necesitan tejido cerebral para ayudar a los
investigadores a comprender el cémo y el
por qué de la EP. Aunque posiblemente
no tenga en mente la donacién de cerebro
hasta més adelante, tanto las personas
que padecen la enfermedad como las

que no pueden considerar esta opcién en
cualquier momento. Cuando se asocia el

tejido cerebral con informacién sobre sus
sintomas y la experiencia con la enfermedad,
generalmente resulta incluso més beneficioso
para los investigadores, por lo tanto es
importante pensar en esta posibilidad cuanto
antes. (Véase “Donacioén de tejido cerebral
para la investigacién,” pag. 24.)

Conocer sus opciones
desde el principio

Si acaban de diagnosticarle EP, es posible
que quiera valorar los riesgos y beneficios
de participar en una investigacion,
ademas de descubrir qué estudios tiene

a su disposicién antes de comenzar

con la medicacién, especialmente si los
sintomas son leves. Luego, puede tener una
conversacion razonada y meditada con su
médico para que le ayude a decidir qué es
lo mejor para usted.

Recuerde el dato 1:

Los Pacientes Son Socios Clave Para
La Investigacion.
e

Es posible que muchos médicos,
especialmente si su consultorio esta
geograficamente lejos de los ensayos
clinicos, no puedan plantearle la
participacién en una investigacién. En un
estudio realizado en 2014 por Harris Poll
en nombre de la Fundacién Michael J. Fox
(MIFF) y de la compaiifa farmacéutica
AbbVie, solamente uno de cada 10
médicos afirmé que habia hablado con
frecuencia acerca de la investigacién con
sus pacientes. Las restricciones de tiempo
pueden impedir estas conversaciones,
especialmente cuando los profesionales
sanitarios se centran principalmente en la
atencién médica y no en la investigacién. A
pesar de ello, las personas con enfermedad
de Parkinson dicen que recurren a los
médicos para obtener informacién

sobre investigaciones y oportunidades

de participar en ellas. Véase el “Capitulo

1: Aspectos bésicos de la investigacién
clinica,“ pag. 7, para obtener sugerencias
sobre como hablar con su médico e
informarse de los ensayos disponibles.

La clave es conocer sus opciones
temprano para que pueda tomar una
decisién informada. Al comienzo de la
enfermedad, un momento que puede
resultar abrumador, la participaciéon en la
investigacién es una de las tantas formas
de poder sacarle ventaja a la enfermedad y
marcar una diferencia.

Capitulo 2: Participacion en investigaciones durante el curso de la enfermedad de Parkinson
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Darle sentido al diagnostico
de enfermedad de Parkinson

Dan Kinel comenzd a participar en la investigacion
solo tres meses después de conocer el diagndstico
de enfermedad de Parkinson (EP). Fue una decisién
inesperada.

La investigacién fue lo (ltimo que tenfa en mente. Al
igual que muchos que acaban de recibir el diagndstico,
Dan se esforzé por comprender y aceptar las posibles
consecuencias de la EP en su estilo de vida. Era socio
en un bufete de abogados, habfa formado una familia
y tenfa una vida social muy activa. “Pasé de sentirme
completamente sano a tener la enfermedad de
Parkinson. Eso me hundié en una gran depresion”.

Cuando dos de sus amigos llevaron a Dan a una
escapada de fin de semana a la ciudad de Nueva
York para levantarle el &nimo, se encontrd de
casualidad con la feria inaugural de ensayos clinicos
de la fundacidn. En esta exposicién, que pone

en contacto a personas con EP con ensayos que
incorporen participantes, supo de la necesidad
critica de voluntarios, particularmente aguellos que
acababan de recibir el diagndstico y aln no toman
ninguna medicacién. Esa informacién le dio a Dan la
motivacion que estaba buscando desde el dfa en que
recibid el diagndstico. Se inscribid en dos ensayos
antes de abandonar el evento.

Desde entonces, Dan no ha parado. A lo largo

de los ultimos cuatro afios, ha participado en

mds de una docena de estudios de observacion e
intervencionistas, tanto presenciales como en Iinea.
“Obtengo una perspectiva distinta de cada ensayo en
el que participo,” explica. “Aprovecho cada uno como
una oportunidad para formular preguntas, aprender
de los investigadores y hacer algo importante para
ayudarme a mi mismo y ayudar a otras personas que
padecen enfermedad de Parkinson”.

También se ha convertido en embajador de las
investigaciones, haciendo correr la voz dentro de su
comunidad acerca de la importancia de participar

en ensayos clinicos, la necesidad de contar con
voluntarios y las formas de involucrarse. Dan dice que
estar a la vanguardia de la investigacién en busca de
una cura le llena de energfa y le estimula. “Participar
en investigaciones te cambia la manera de ver el
diagndstico, a las personas que prestan asistencia
sanitaria y el mundo que te rodea. Te hace sentir que
tienes un papel importante a la hora de resolver un
problema que afecta a millones de personas”.



Participacion en
investigaciones mas

adelante durante el curso de
a enfermedad de Parkinson

Si bien algunos ensayos y estudios clinicos necesitan

a personas que atraviesen la primera etapa de la
enfermedad, muchos necesitan a personas a las que

se les haya diagnosticado la enfermedad de Parkinson
hace alguin tiempo. Los individuos con enfermedad de
Parkinson moderada o avanzada, incluidos aquellos que
se han sometido a procedimientos quirdrgicos para
tratar la enfermedad, pueden reunir las condiciones
necesarias para diversos ensayos intervencionistas o

de observacion.

S
Recuerde el dato 2:

Hay Un Estudio (o Varios) para Usted.
e

Sin embargo, es posible que la participacion en un
estadio posterior de la enfermedad requiera mas
asistencia de sus seres queridos y cuidadores. Hable
con su médico y con aquellas personas que le prestan
apoyo acerca de qué estudios pueden ser los correctos
y adecuados para usted.

Capittulo 2: Participacion en investigaciones durante el curso de la enfermedad de Parkinson
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Estudio de los sintomas en
estadios mas tardios

Muchos aspectos de la enfermedad de
Parkinson (EP) no pueden estudiarse
hasta encontrarse en fases mas avanzadas
de la enfermedad. Ciertos sintomas

(por ejemplo, demencia, problemas

en la marcha y el equilibrio y discinesia
[movimientos no controlados] ),
aparecen principalmente en personas con
enfermedad de Parkinson moderada o
avanzada. Los estudios para comprender
mejor estas caracteristicas de la EP y probar
tratamientos que amortigiien el impacto
(p. €j., fArmacos, ejercicios o fisioterapia)
necesitan voluntarios que las experimenten.
Los estudios de observacién, también,
pueden requerir personas que lleven

afios con la enfermedad. Fox Insight, el
estudio en linea de MJFF, estd recopilando
datos sobre la experiencia vivida en la
enfermedad de Parkinson en cada estadio.
Compartir con los investigadores cémo

es lavida conla EP en evolucién puede
ayudar a asignar recursos, disefiar estudios
y abogar por nuevos tratamientos.

Las personas que llevan afios con la
enfermedad de Parkinson y toman
medicamentos para ella también tienen a
su disposicién ciertos ensayos que evaltan
tratamientos que modifican la enfermedad.

La participacion después
de la estimulacion cerebral
profunda (ECP) y otros
procedimientos quirdrgicos

Una pregunta frecuente es “.Puedo
participar en investigaciones si me he
sometido a estimulacién cerebral profunda
(ECP)?” La respuesta breve es si: hay un
estudio para todos. Sin embargo, es posible
que algunos ensayos no incluyan a personas
que se hayan sometido a ECP o a otros
procedimientos quirurgicos en el cerebro,
o que tomen ciertos medicamentos. No
obstante, muchos si aceptan a personas
que se hayan sometido a ECP o que sigan
ciertos tratamientos. Revise los criterios de
inclusién y exclusién de un estudio para
ver si es apto y hable con su médico acerca
de los efectos derivados de participar en
investigaciones con su pauta posoldgica.

Llamamiento a sus seres
queridos

Un estadio posterior de la enfermedad de
Parkinson puede conllevar limitaciones y
una necesidad mayor de apoyo y asistencia
por parte de otras personas. Es posible
que presentarse como voluntario para una
investigacién clinica no sea una prioridad.
También es posible que los cuidadores
tampoco estén al tanto de la diversidad

de oportunidades de participar. En una
encuesta de Harris Poll en 2014, solo

el 41 % de esas personas que cuidan a
pacientes con EP avanzada aseguré que les
gustaria incentivar al paciente a participar
en una investigacién.

Aun cuidador puede llevarle mucho
tiempo y esfuerzo ayudar a su ser querido
voluntario. Sin embargo, tenga en cuenta
que en los estudios surgen diferentes
niveles de compromiso y recursos de gran
utilidad. Los cuidadores podrian ayudar a
completar una encuesta en linea. Algunos
centros de estudios estan probando el
uso de servicios de transporte compartido
como Lyft para transportar a los voluntarios
a las visitas a los centros.

Al decidir participar en un ensayo o estudio,
su cuidador puede ayudarle a evaluar los
costes y los beneficios. Ofrecerse como
voluntario para un ensayo puede suponerle
tiempo y energfa, pero ese estudio podria
ayudar a probar un nuevo tratamiento y
ofrecerle mas tiempo personalizado con
los expertos en enfermedad de Parkinson.
Tenga en cuenta que ciertas investigaciones
se centran también en las necesidades del
cuidador, de modo que la participacién en
investigaciones puede ir mucho mas alla de
tratar la EP en sf misma.

/
Recuerde el dato 5:

Su Seguridad s La Principal
Prioridad.

Donacion de tejido cerebral
para la investigacion

Los cientificos pueden aprender mucho
estudiando los cerebros de personas que
padecen la enfermedad de Parkinson.
Por ejemplo, analizan el tejido cerebral
para comprender los efectos de la

Exploracién de ensayos clinicos: Gufa para pacientes con enfermedad de Parkinson y sus familias

enfermedad de Parkinson y hacia dénde
deben centrar los tratamientos. Puede
haber muchos programas de donacién de
cerebro en todo el pafs. Algunos requieren
un consentimiento anticipado y visitas
aun centro de estudios para realizar
evaluaciones periddicas.

Debe analizar esta decisién con sus seres
queridos y asegurarse de que conozcan

sus intenciones. Expresar sus deseos a su
familia ahora puede ayudarles a planificar y
coordinar su donacién. Su médico también
puede ayudarle a responder preguntas y a
ponerse en contacto con el programa de
donacioén.



Bailar por la ciencia

Ha transcurrido una década desde que Manny Torrijos
descubrié que tenfa enfermedad de Parkinson y desde
entonces siempre ha colaborado con la investigacion.
A lo largo de los afios, ha participado en varios
ensayos (desde completar encuestas en linea sobre
sus sintomas no motores hasta probar un tratamiento
para aliviar los sintomas motores). Al saber que cada
caso de Parkinson es Unico, Manny experimenta para
buscar oportunidades que le sirvan.

“Ser consciente de que mi cuerpo cambia me ayuda
a desarrollar mi propia estrategia para continuar
participando en investigacién,” explica Manny. A
medida que va evolucionando la enfermedad de
Parkinson, Manny nota un desequilibrio, una postura
encorvada y una rigidez mayores. Los problemas de
equilibrio y postura son dificiles de corregir con los
medicamentos actualmente disponibles, pero adn asf,
es posible que los medicamentos de Manny no estén
funcionando tan bien como antes. El beneficio que
proporcionan puede ser irregular o de corta duracién.

Manny considera esta situacion como una manera

de hacer avanzar la investigacidn hacia nuevos y
mejores tratamientos. Cuando encontrd un estudio
sobre danza que abordaba muchos de sus sintomas,
se inscribié rapidamente. Como le gusta bailar y

siente que “le permite moverse como el cuerpo se lo
permite,” este es su tipo de investigacién preferido. Ha
participado en varios estudios de diferentes formas de
baile, tanto para sintomas motores como no motores.

Estos dfas le esta costando desplazarse, pero eso no
le ha impedido a Manny cumplir con sus compromisos
semanales de investigacién. Simplemente, realiza
ajustes, como afiadir tiempo de viaje adicional. Para €I,
el esfuerzo adicional vale la pena por las sensaciones
positivas que experimenta al interactuar con otros
pacientes e investigadores.

Participacién de Manny en la investigacién: “Si todos
nos concentramos en lo que nos importay no en
qué nos sucede, descubriremos que todos podemos
ser parte de la cura. Existen oportunidades de
investigacién que todos podemos aprovechar para
enriquecer nuestras vidas”. Las personas que sufren
la enfermedad de Parkinson pueden experimentar
cambios en el movimiento, las emociones y la
memoria. El baile ayuda a Manny a lidiar con estos
cambios y para él, seglin sus propias palabras, “es lo
mas parecido a una cura”.



Companeros de investigacion

Cuando Steven Spencer recibi¢ su diagndstico de
enfermedad de Parkinson hace 13 afios, no dudd en
registrarse como participante de ensayos clinicos.
Tampoco lo dudd su esposa, Kae, que también se sumd
como voluntaria de control. La pareja, que llevaba mas
de 40 afios de casados, estd acostumbrada a hacer
cosas juntos (estudiar para exdmenes de la facultad,
trabajar como logopedas y criar a sus hijos). Cuando

la enfermedad de Parkinson (EP) llegd a sus vidas, fue
natural colaborar con la investigacion.

Steven y Kae han participado en varios estudios, en
algunos juntos y en otros por separado. Por ejemplo,
pueden participar en Fox Insight, el estudio en Iinea de
la Fundacion Michael J. Fox (MJFF), al mismo tiempo
desde la sala de estar de su casa. Steven completa
cuestionarios trimestralmente para contarle a los
investigadores cémo es su vida con EP; Kae completa
los mismos cuestionarios como voluntaria de control.
Otros ensayos requieren la ayuda de Kae para que
Steven pueda participar; por ejemplo, ella lo lleva en
coche a las citas y le ayuda a desplazarse por el centro
médico. Kae considera que esto también es parte de su
colaboracién: “Somos un equipo”, dice con naturalidad.
“Estamos juntos en esto”.

La cirugfa de estimulacion cerebral profunda (ECP) ala
que se sometid Steven hace tres afios tampoco detuvo
a la pareja. De hecho, es posible que le haya dado a
Steven mds energfa para proseguir con los estudios que
lo necesitan, el procedimiento disminuyd su cansancio

Gufa para pacientes con enfermedad

y alivié sus sintomas motores. Pero como sucede con
todas las enfermedades o medicamentos, la ECP lo
hace apto para algunos estudios y lo excluye de otros.

La participacion de Steven y Kae en la investigacion va
mas alld de los ensayos clinicos. En febrero de 2017,
asistieron al Public Policy Forum (Foro de politicas
publicas) de MJFF en Washington, D.C. Allf, se

unieron a 200 cuidadores y pacientes con enfermedad
de Parkinson para abogar por la investigacién de la
enfermedad de Parkinson, el desarrollo de farmacos y la
atencidn sanitaria.

De sus experiencias en la investigacion sobre la
enfermedad de Parkinson, Kae comenta “Hay miles de
personas trabajando en una cura y estan recorriendo
miles de caminos diferentes”. Kae contintia, “Resulta
gratificante ver a tantas personas trabajando y es
estimulante saber que formamos parte de ello”.



Conclusiones clave

Participacion enla
investigacion durante el curso
de laenfermedad de Parkinson

La ciencia necesita contar con una amplia variedad de
participantes en las investigaciones, no solo hombres y
mujeres de razas y etnias diversas, sino también personas en
cada estadio de la enfermedad de Parkinson. Sin importar
cudl sea su experiencia personal con la enfermedad, puede
contribuir a ampliar los conocimientos y a mejorar el
tratamiento de esta enfermedad.

+ Existen cientos de estudios que + Considere la contribucién de su
abordan los diversos aspectos cuidador/a. Hablen de ello antes de
de la enfermedad de Parkinson. unirse al ensayo o estudio. Ofrecerse
Independientemente de su situacién o como voluntario para una investigacién
nivel de comodidad con la investigacién, puede requerir el tiempo y el esfuerzo de
probablemente haya un ensayo o sus seres queridos y es posible que deban
estudio para usted. Puede participar en involucrarse en algunos estudios. Esto es
ensayos intervencionistas o estudios de especialmente cierto si la enfermedad de
observacién, ofrecerse como voluntario Parkinson avanza a estadios moderados
en persona o en linea, colaborar una vez o avanzados.

o durante muchos afios.

+

Distintos tipos de ensayos o estudios
pueden ser adecuados para usted en
diferentes momento de la enfermedad
de Parkinson. Es posible que ciertos
tipos de estudios sean més relevantes o
mas faciles en diferentes momentos de
la enfermedad: estudios que modifican
la enfermedad en la primera etapa de

la enfermedad de Parkinson, estudios
sintomaticos en una fase més avanzada
de la enfermedad o bien estudios en linea
sile resulta dificil desplazarse.

Capitulo 2: Participacion en investigaciones durante el curso de la enfermedad de Parkinson



“La respucesta esta en
fodos as nosotros/as.”

Michael J. Fox



Investigacion sobre genética y
enfermedad de Parkinson

Algunos de los adelantos mas importantes para comprender la
enfermedad de Parkinson (EP) y desarrollar nuevos tratamientos
provienen de avances en el campo de la genética que fueron posibles
gracias a personas que se ofrecieron como voluntarios para participar

en estudios clinicos

Tan solo 20 afios antes, la mayoria de los cientificos
crefan que factores ambientales desconocidos eran
completamente responsables de causar la enfermedad
de Parkinson. Luego, los investigadores recogieron y
analizaron muestras de ADN de una familia numerosa
en la cual muchos miembros de varias generaciones
desarrollaron enfermedad de Parkinson. En estas
muestras, los cientificos encontraron el primer gen
(SNCA) relacionado con la EP.

Fue un descubrimiento revelador que establecié

una conexién genética con la enfermedad de
Parkinson y que condujo a nuevos conocimientos: las
aglomeraciones que se encuentran en las neuronas de
todas las personas que padecen EP (llamadas cuerpos
de Lewy) estan compuestas principalmente por la
proteina alfa-sinucleina, que produce el gen SNCA.
Hoy, la alfa-sinucleina es la principal sospechosa en la
enfermedad de Parkinson. Muchos estudios intentan
medir esta proteina como una forma de diagnosticar
y realizar un seguimiento de la enfermedad de
Parkinson y de desarrollar tratamientos para retardar

o detener su evolucion.

Este trabajo de detectives es el motivo por el cual la
investigacién genética es uno de los mejores caminos
para superar las lagunas de conocimiento en la EP.
Permite que la investigacién sobre EP avance de
manera que promete un cambio en la medicina.
Ayuda a descubrir causas y a guiar el desarrollo de

tratamientos que apuntan a la conformacién genética
de un individuo y también a formacos que modifiquen
la enfermedad y que podrian beneficiar a todos
aquellos que padezcan EP.

En la actualidad, se han asociado decenas de
mutaciones genéticas con un riesgo mayor de
contraer enfermedad de Parkinson y los cientificos
estdn realizando un seguimiento de las formas en
que pueden influir en la enfermedad. Sin embargo,
sabemos que nos queda mucho por aprender.

No podemos lograrlo sin una amplia variedad

de voluntarios: personas con EP, sus familiares

y personas sin EP. En comparacién con otras
investigaciones clinicas, en los estudios genéticos
pueden surgir cuestiones adicionales que deben
tenerse en cuenta antes de participar. Es posible que
tenga preguntas sobre la privacidad de su informacién
genética o sobre cdmo interpretar los resultados

de sus andlisis genéticos. Este capitulo le ayudara a
comprender qué podria significar para usted participar
en una investigacién genética.

Capitulo 3: Investigacion sobre genctica y Parkinson
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Genética de la
enfermedad de
Parkinson 101

Los genes son material hereditario, que se transmite
de generacion en generacion, de padres a hijos. Estos
fragmentos heredados de ADN nos hace ser quienes
SOmos: rasgos visibles como el color de ojos y otros
que no se pueden ver, incluido el riesgo de contraer
enfermedades. Aunque todos tenemos los mismos
tipos de genes, algunas personas presentan cambios
en su secuencia genética, estos cambios se denominan
mutaciones genéticas.

Todos tenemos dos copias de cada gen, La mayorfa de las personas con EP no

uno de cada progenitor. En algunos casos, tienen antecedentes de la enfermedad.

una mutacién en solo una de esas copias Sin embargo, en las Ultimas dos décadas,
basta para aumentar el riesgo de contraer los investigadores han identificado varias
la enfermedad de Parkinson (EP). Estas mutaciones genéticas que juegan un papel
mutaciones se denominan “dominantes”. importante en la enfermedad de Parkinson.
En otros casos, la EP solo se desarrolla Estos descubrimientos son importantes ya
si ambas copias estén afectadas, estas que nos ofrecen un punto de partida desde
se denominan mutaciones “recesivas”. el cual estudiar la biologia de la enfermedad
Algunas mutaciones causan EP en y disefiar tratamientos que impidan o
pacientes mas jévenes, pero otras lo hacen detengan su evolucién.

ala edad tipica. Por otra parte, algunas Si bien atin nos queda mucho por aprender

mutacion n afectar a la maner -
utaciones pueden afectar a la manera sobre la genética de la enfermedad de

en que evoluciona la EP de una persona .
Parkinson, ya sabemos algo al respecto.

0 a cémo responden los sintomas a los

medicamentos. La ciencia es complicada,

pero sumédico y un asesor genético (véase

“¢Qué es un asesor genético?”, pag. 37)

pueden ayudarle a interpretarla.

Los cientificos pensaron durante mucho
tiempo que la enfermedad de Parkinson

no estaba relacionada con la genética.

Exploracién de ensayos clinicos: Gufa para pacientes con enfermedad de Parkinson y sus familias



La enfermedad de
Parkinson no es inevitable

La mayorfa de las mutaciones genéticas
asociadas con la enfermedad de Parkinson
aumentan el riesgo en pequefia medida.
Cabe destacar que no es definitivo que

las personas que presentan mutaciones

de mayor riesgo contraigan EP. En otras
palabras, ninguna mutacién conocida
implica un 100 % de probabilidades de
causar enfermedad de Parkinson. Los
investigadores estan estudiando a personas
con mutaciones relacionadas con la EP
pero que no presentan sintomas para
descubrir factores de proteccién (genéticos
o de otro tipo), que podrian dar lugar a
tratamientos para prevenir la enfermedad
de Parkinson.

Ciertas mutaciones de la
EP son mas frecuentes en
algunos grupos

Algunas mutaciones genéticas son mas

frecuentes en ciertos grupos familiares

y étnicos. Por ejemplo, estas tres

mutaciones despiertan gran interés para la

investigacién:

+ SNCA: mutaciones muy infrecuentes que
se encuentran en familias con muchos
diagnoésticos de EP

+ LRRK2: més frecuentes en descendientes
de judios askenazi y bereberes del norte
de Africa

+ GBA: bastante frecuentes en
descendientes de judios askenazi

Si bien pueden presentar estas mutaciones
personas de otros descendientes, los
investigadores a menudo incorporan
personas de estas poblaciones para estudios
genéticos, ya que existe mayor probabilidad

de encontrar portadores de mutaciones.

Las mutaciones pueden
afectar al tipo de
enfermedad de una
persona

No todas las experiencias con la
enfermedad de Parkinson son iguales.
Incluso personas con la misma mutacién
genética viven la EP de diferentes maneras,
por ejemplo, reciben el diagndstico a
diferentes edades. Sin embargo, hay algunas

tendencias. Las personas con un tipo
extrafio de mutacién de GBA, por ejemplo,
tienen mas probabilidades de desarrollar
deterioro cognitivo. Los cientificos estdn
estudiando estas conexiones genéticas y
buscando otros genes o factores biolégicos
o de estilo de vida que pueden influir en
cuando y cémo se contrae la enfermedad
de Parkinson.

La genética y el entorno
pueden interactuar para
causar la enfermedad de
Parkinson

Mientras que algunos casos de EP pueden
atribuirse mas a mutaciones genéticas
(por ejemplo, SNCA), en muchos casos,
un factor ambiental (o una combinacién
de factores) desequilibra la balanza.

Hay un viejo dicho que dice “la genética
carga el arma, pero el entorno aprieta

el gatillo”. Por ejemplo, la exposicion

a pesticidas puede contribuir al riesgo

de desarrollar EP. En algunos estudios

se ha descubierto que las personas que
desarrollan EP tras el contacto con
pesticidas presentan mutaciones genéticas
que afectan a la forma en que el cuerpo
metaboliza estas toxinas. Esa combinacién
de susceptibilidad genética y exposicion
ambiental es la que influye en el riesgo

de desarrollar la enfermedad. También es
posible que los factores ambientales, como
llevar una dieta saludable, tengan un
papel protector.

Las mutaciones genéticas
dicen mucho sobre la
enfermedad

Dentro de las células del cuerpo, el papel
de los genes es dirigir la produccién

de proteinas (moléculas trabajadoras
responsables de muchos aspectos de

la vida, incluida nuestra apariencia y
nuestras funciones corporales). Las
mutaciones genéticas pueden cambiar
cudnta proteina se forma o cémo funciona.
Esto en ultima instancia puede conducir
a una enfermedad, como la enfermedad
de Parkinson. Al estudiar de qué manera
los cambios en los genes y las protefnas
dan lugar a enfermedades permite a los
investigadores comprender mejor como
se desarrolla la EP y como podemos, con

suerte, evitar que evolucione o incluso
que comience. Por ejemplo, se cree que
las mutaciones en un gen llamado LRRK2
aumentan la actividad de la protefna
LRRK2, lo que no es bueno para nuestro
cerebro u otras células, y pueden provocar
EP. Los cientfficos estdn desarrollando
medicamentos, llamados inhibidores de
LRRK2, para bloquear estas proteinas
LRRK2 y mantener las células sanas.

Algin dia la genética podria
dictar su tratamiento

La ciencia estd dejando atrds un enfoque
“uniforme” de las enfermedades. Su
genética pronto puede indicarle a los
médicos qué tratamiento es el mejor

para usted. Los ensayos clinicos ya estan
evaluando si los tratamientos nuevos
pueden beneficiar a personas con
mutaciones genéticas vinculadas a la EP.
En tltima instancia, adaptar una pauta
posoldgica centrada en la biologfa propia
de un individuo (medicina de precision)
ofrece més probabilidades de éxito.

Llevar los tratamientos desde el laboratorio
a la farmacia requiere la participacién

de miles de voluntarios en ensayos
clinicos. Mire qué lejos hemos llegado

en la investigacion de la genética de la
enfermedad de Parkinson e imagine dénde
estaremos dentro de 20 afios gracias a
uayuda.

Capitulo 3: Investigacion sobre genctica y Parkinson



“Lstar a la vanguardia de
la investigacion ayuda

a disipar los miedos

sobre mi futuro con la
enfermedad de Parkinson
ymellena de esperanza.”

Exploracién de ensay

Unainversion en

investigacion

Cuando a Ofer Nemirovsky le diagnosticaron
enfermedad de Parkinson (EP), él ya sabfa que
presentaba una mutacién genética. Lo que no sabfa
era que la mutacién podfa explicar la causa de la
enfermedad de Parkinson.

En ese momento, Ofer se estaba realizando andlisis
genéticos y ély su esposa estaban empezando una
familia. (Algunas mutaciones genéticas son mas
frecuentes en ciertos grupos étnicos y muchas
personas se someten a analisis prenatales para saber si
sus hijos podrfan heredar una enfermedad genética).
Fue entonces cuando Ofer descubrié que presentaba
una mutacién en el gen GBA.

Veinte afios mas tarde, Ofer advirtié un cambio en su
forma de caminar, el primer sintoma de la enfermedad
de Parkinson. En aquel entonces los investigadores
habfan descubierto que algunas mutaciones genéticas,
como GBA, aumentan el riesgo de desarrollar EP.

Después de que le diagnosticasen EP, Ofer sacé
provecho de tres décadas de experiencia profesional
en inversién para invertir en aprender sobre PD e
investigacion. “Desarrollé una nueva estructura de
pensamiento”, dice. “Decidf sumergirme en el tema”.

s clinicos: Gufa para

pacientes con enfermedad de Parkinson y

También buscd oportunidades para participar en
investigacion clinica, comenzando con estudios que
requerfan donacién de sangre y células cutdneas.

Eso le llevé a participar en el primer ensayo clinico en
el que se probd un fadrmaco para la enfermedad de
Parkinson que actua en las mutaciones de GBA. “Estar
a la vanguardia de la investigacién ayuda a disipar

los miedos sobre mi futuro con la enfermedad de
Parkinson y me llena de esperanza”, dice.

“Cuando convives con una mutacién genética y una
enfermedad, piensas mucho en tus hijos”, dice Ofer.
“Los nuestros tienen entre 17 y 20 afios. Quizas sea
ingenuo, pero me gustarfa pensar que cuando se
realicen pruebas con las mutaciones de GBA, si los
resultados son positivos, no sea tan importante, y que
una pequefia parte de ello se deba a mi participacion
en la investigacién”.

sus familias



Participacion en la
investigacion geneética

Quc¢ esperar

Tanto las personas que padecen la enfermedad de
Parkinson como sus seres queridos pueden desempefiar
un papel fundamental en la bisqueda de una cura para

la EP al participar en la investigacion genética. Todas las
personas con EP, no solo aquellas que presentan una
mutacion genética, pueden beneficiarse de los resultados
obtenidos con la investigacion genética. Por lo tanto, es
importante comprender qué conlleva la investigacion
genética, si conlleva andlisis genéticos y de qué tipo son,
y cudles son los beneficios y riesgos.

Todos pueden hacer
avanzar la investigacion
genética

No importa si es usted quien padece la
enfermedad de Parkinson, si es un miembro
de su familia el que padece la enfermedad
u otra mutacién genética asociada, su
ayuda contribuye a grandes adelantos. Al
estudiar los genes de personas con EP, sus
familiares y los voluntarios de control, los
investigadores obtienen informacién de
los genes relacionados con la enfermedad
de Parkinson, sobre cémo interactian con
otros genes y los factores ambientales que
causan (o protegen contra) la enfermedad,
cémo se relacionan con sintomas
especificos y la evolucién de la EP y cémo
podrfan modificarse o abordarse para tratar
la enfermedad. Al estudiar poblaciones
grandes de personas, tanto con EP como
sin ella, los investigadores también pueden
descubrir mutaciones asociadas con la
enfermedad de Parkinson.

Investigacion genetica
frente a analisis genéticos

La participacién en la investigacion
genética no se trata solamente de realizar
analisis genéticos. En la investigacion,

se recogen muestras de ADN de los
participantes del estudio y se las analiza
para poder responder una pregunta
cientifica. Los andlisis genéticos que se
realizan como parte de un estudio de
investigacién no necesariamente estan
destinados a proporcionarle informacién
médica personal y, en algunos estudios,
es posible que ni siquiera conozca los
resultados.

Cada estudio cuenta con un protocolo que
especifica si los participantes conoceran

los resultados de sus andlisis genéticos y
cémo lo haran. Los motivos por los cuales
los ensayos no comparten los datos de los
individuos son variados, pero a menudo

se debe a que esta informacion no afecta
directamente la atencién sanitaria o la toma
de otras decisiones.

Capitulo 3: Investigacion sobre genctica y Parkinson



Las mutaciones pueden
afectar al tipo de
enfermedad de una
persona

No todas las experiencias con la
enfermedad de Parkinson son iguales.
Incluso personas con la misma mutacién
genética viven la enfermedad de Parkinson
de diferentes maneras, por ejemplo,
presentan sintomas distintos. Sin embargo,
hay algunas tendencias. Una mutacién en
el gen PRKN, por ejemplo, estd asociada
con el inicio temprano de la enfermedad
de Parkinson (antes de los 50 afios).

Los cientificos estdn estudiando estas
conexiones genéticas y buscando otros
genes o factores bioldgicos o de estilo de
vida que pueden influir en cuando y cémo
se contrae la enfermedad de Parkinson.

Los analisis genéticos
tienen por objetivo
la investigacion, no el
tratamiento

En el momento de redactar este articulo,
los analisis genéticos para la enfermedad
de Parkinson (EP) se realizan con méas
frecuencia en el contexto de un estudio

de investigacién dado que los resultados
no alteran su atencién médica personal.

Si padece EP, descubrir que presenta una
mutacién no le dird mucho necesariamente
sobre sus sintomas futuros o el curso de

la enfermedad, tampoco lo hara sobre el
impacto que pueden tener los tratamientos
a los que se someta. Esto puede cambiar
amedida que avancen los tratamientos
que tratan mutaciones especificas de la EP
durante el curso de los ensayos clinicos.
En primer lugar, conocer su estado puede
conectarle con ensayos genéticos.

A aquellos que no tienen la enfermedad de
Parkinson, interpretar los analisis genéticos
puede resultarles complicado. Un resultado
positivo en un andlisis de mutacién
genética no garantiza que desarrollard EPy,
ademds, los diferentes tipos de mutaciones
aumentan el riesgo en distintos niveles. Por
otra parte, un andlisis negativo no significa
que no desarrollard la enfermedad de
Parkinson. Lo mas probable es que ain no
se hayan descubierto muchas mutaciones
vinculadas con la EP. Tenemos mucho

que aprender acerca de cémo interactiian
los factores ambientales con la genética

para aumentar o disminuir el riesgo de

EP. (Véase Genética de la enfermedad de
Parkinson 101” pdg. 30.) Al no haber una
cura para la EP o una manera de prevenirla,
algunas personas prefieren no conocer su
informacién genética. Otras personas, tanto
con enfermedad de Parkinson como sin
ella, han utilizado estos datos para informar
acerca de estilos de vida saludables y

participar en ciertos ensayos clinicos.

Las personas deciden realizarse analisis
genéticos fuera de la investigacion, ya sea
a través de su médico o de un servicio en
linea, por diversos motivos. Es posible que
quienes padecen EP deseen conocer la
probabilidad de transmitir una mutacién
genética a sus hijos y aquellos que tengan
un miembro de su familia afectado pueden
estar preocupados por su propio riesgo de
desarrollar enfermedad de Parkinson. En
ocasiones, las personas no tienen ninguna
conexién con la enfermedad y simplemente
sienten curiosidad por saber qué dicen s
us genes.

La investigacion clinica
tiene beneficios y riesgos

Algunos estudios genéticos analizan un
gen en particular, otros una secuencia de
genes (es decir, su genoma). Participar
puede implicar algo més que dar sangre

o proporcionar una muestra de saliva, lo
que en ocasiones puede hacer desde su
propia casa. Si los investigadores necesitan
mas informacién adicional que acompafie
los datos genéticos, pueden entrevistarlo
por teléfono, examinarlo en persona

o realizarle otros andlisis o pruebas de
diagnéstico por obtencién de imégenes.
Durante el proceso de consentimiento
informado de estos estudios, se discutiran
todos los procedimientos, incluso cémo se
recopilan y almacenan sus datos genéticos
y si sus muestras de informacién genética
pueden usarse para investigaciones futuras.
También se repasaran posibles riesgos y
beneficios de la participacién, ademas de si
tendra acceso a sus resultados genéticos y
aun asesor genético que pueda hablar con
usted acerca de los riesgos y beneficios de
los andlisis genéticos y de su participacién
en investigacion. (Véase “¢Qué es un asesor
genético?” pag. 37.)

Los posibles riesgos pueden centrarse
principalmente en su informacién

genética. Los resultados de los analisis,
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particularmente si son inesperados,
pueden generar estrés o angustia. Y si

bien se mantiene el méximo nivel de
confidencialidad y seguridad, la divulgacién
accidental de los datos puede ser motivo de
preocupacién. Hable con su médico acerca
de cémo proteger su informacién genética.

La decisién de participar en cualquier
investigacion es personal, pero la
investigacion genética puede conllevar
consideraciones adicionales para usted y
sus seres queridos. Una conversacién con
sumédico o asesor genético puede ayudar
a abordar las inquietudes que podria tener
antes de decidir participar en analisis
genéticos o investigacion.
7
Recuerde el dato 4:
La Participacion Conlleva
Riesgos y Beneficios.
e



Unafamilia se juntaparaapoyar

lainvestigacion genctica

En 2008, Patti Meese se divertia, disfrutaba de su
familia y de su vida amorosa. Tenfa una carrera
exitosa y muchos amigos. “Cuando la enfermedad

de Parkinson me golped, entré en una profunda
depresién”, asegura. “Dejé de hablar con mis amigos,
de salir y de hacer ejercicio. Comencé a caminar
arrastrando los pies con la ayuda de un bastén para

)

mantener el equilibrio y arrastraba la pierna izquierda”.

Todo cambid para Patti cuando comenzd con
fisioterapia. A medida que cobré fuerza y energfa,
decidié informarse acerca de la enfermedad de
Parkinson (EP) y sobre lo Ultimo en materia de
investigacion. “Querfa ayudarme a sentirme mejor y
amoverme mejor”, dice.

Mientras participaba en un estudio, Patti recibié una
noticia sorprendente: ella presenta una mutacién en el
gen LRRK2, que estd relacionado con la EP.

A pesar de que ninglin otro miembro de su familia
habfa mostrado signos de EP, Patti se preguntaba si
algunos de ellos también presentaban una mutacion.
“Reunf a toda la familia con motivo de una barbacoa”,
recuerda “y les pregunté si me ayudarfan a colaborar
en la investigacion sobre la enfermedad de Parkinson
realizindose el andlisis para comprobar la mutacién”.

Patti les explicd que un asesor genético les guiarfa
durante el proceso, responderfa a sus preguntas y les
ayudarfa a comprender los resultados. Su hijay sus
cuatro hermanas se ofrecieron rapidamente como
voluntarias. Finalmente, su hija y una de sus hermanas
descubrieron que presentan mutaciones en el gen
LRRK2. Ninguna de las dos tienen EP, pero ambas
estan inscritas en estudios de investigacion.

Participar en investigaciones ha hecho que Patti se
sienta mas segura al convivir con la EP y apoyar la
investigacién le marca un rumbo a seguir. Con el
tiempo, ha llegado a considerar el curso de su EP
como una oportunidad o incluso un regalo que la
invita a la accién y a ayudar a otras personas que
padecen la enfermedad. Ella dice, “Espero poder
ayudar a las personas a llevar una vida mejor y hacer
que la investigacién avance, quizas incluso ayudar a
allanar el camino para encontrar una cura”.

9%)
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Qué aspectos hay que
considerar antes de
realizar analisis genéticos

Los resultados de los andlisis genéticos pueden
afectar a diferentes aspectos de su vida y la de

su familia. Por lo tanto, la decision de recurrir a
analisis genéticos por su cuenta o de participar

en investigaciones que incluyan analisis genéticos
merece una atencion adicional. Recuerde que no
todos los estudios de investigacion dan a conocer
los resultados y en algunos casos puede optar
por no conocerlos. Sumédico v, si hay uno en

su zona, un asesor genético, pueden explicarle
qué significa participar en andlisis genéticos y las
consideraciones especificas en torno al empleo, el
seguro, la familia y los costes.
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cQuees
un asesor
gCNCticos

Los asesores genéticos son profesionales
con conocimientos médicos en genética y
asesoramiento. Pueden ofrecer educacion
y apoyo emocional a personas que estan
considerando realizarse andlisis genéticos
o que ya lo hayan hecho por cualquier
motivo: personas que padecen enfermedad
de Parkinson (EP) o que estan en riesgo
de desarrollar la enfermedad (debido a
una mutacion genética o a antecedentes
familiares de EP), o individuos que sienten
curiosidad por la genética.

Jennifer Verbrugge, MS, CGC, LGC, asesora
genética certificada en la Universidad

de Indiana que trabaja con participantes
del estudio de marcadores bioldgicos de
Parkinson’s Progression Markers Initiative
(Iniciativa de marcadores de evolucién

de la enfermedad de Parkinson) de

la Fundacién Michael J. Fox (MJFF)

dice “El término ‘asesoramiento’

puede tener connotaciones negativas,

pero el asesoramiento genético es
fundamentalmente una conversacién sobre
aspectos hereditarios de la enfermedad y
un espacio donde puede hacer preguntas
antes y después de realizarse andlisis
genéticos”.

Jennifer agrega, “A cualquier persona

que esté considerando realizarse un

andlisis genético, ya sea solo para obtener
informacidn o para participar en un estudio
de investigacion genética, podrfa resultarle
provechoso sentarse a conversar con un
asesor genético”.

Los asesores genéticos pueden ayudarle

a explorar los pros y contras de los
andlisis genéticos y a decidir qué andlisis
genéticos son adecuados para usted o sus
seres queridos. Pueden ofrecer consejos
précticos y asistencia, por ejemplo, sobre
cémo hablar con sus seres queridos acerca
de la enfermedad de Parkinson. (Véase
“Qué aspectos hay que considerar antes
de realizar andlisis genéticos”. en la pagina
anterior).

Al reunirse con un asesor genético,
puede esperar mucho mas que repasar
los resultados de su andlisis genético y las
posibles consecuencias para usted y su
familia. También repasara:

+ Informacién bésica sobre la enfermedad
de Parkinson

+ Detalles sobre la genética de la
enfermedad de Parkinson, incluido lo
que se sabe y no se sabe actualmente,
y cémo se heredan las distintas
mutaciones.

+ Antecedentes de la enfermedad de
Parkinson en su familia, si alguien se
ha realizado andlisis genéticos y qué
mutaciones, en caso de haberlas,
presenta.

+ Preguntas especfficas que pueda tener.
Las inquietudes habituales suelen
centrarse en el riesgo de la persona y de
los miembros de su familia de contraer
EP y qué se puede hacer para mitigarlo.
Se estén llevando a cabo investigaciones

en esta area; sin embargo, los médicos
aln no tienen una respuesta definitiva.

Puede prepararse para la consulta
reuniendo la informacién genética de

su familia que pueda tener. Los asesores
genéticos se interesan principalmente en
familiares mas mayores (p. €j., abuelos,
padres, tfas, tios y hermanos mayores)
pero la informacidn sobre hermanos
menores e hijos también puede ser
importante. También debe tomar nota de
las principales inquietudes que desearfa
abordar.

Si'en su regidn cuenta con asesores
genéticos, su médico puede remitirle a él o
usted puede buscar uno cercano mediante
una busqueda en Internet. Asegurese

de buscar asesores que se especialicen

en genética y neurogenética de adultos.

O bien, si se ha realizado andlisis por su
cuenta, por ejemplo a través de un servicio
en linea, es posible que desee un asesor
con experiencia en andlisis “a domicilio” o

3

“directos al consumidor”.
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Empleo

Pueden surgirle preguntas relacionadas
con el hecho de cémo los resultados
de los andlisis genéticos puedan afectar
a suempleo y si sus jefes actuales o
potenciales pueden o deben conocer
esta informacién. Probablemente no
tenga que dar a conocer su estado
genético (o el de su familia) ylas leyes
no permiten que un jefe use sus datos

genéticos para tomar decisiones laborales

(p. ¢j. contratacion, ascensos o despido).
Sumeédico o asesor genético puede
ayudarle a familiarizarse con las leyes de
su region y mostrarle cémo aplicarlas a

su situacién.

Seguro

Antes de someterse a pruebas, considere
cémo podrian afectar a su atencién
sanitaria y a otros tipos de seguros. Las
compaiifas de seguros de salud no pueden
subir las primas ni denegar cobertura en
funcién del estado genético de un miembro
de su familia o del suyo propio. No
obstante, es posible que la proteccién no se

extienda a los seguros de vida, discapacidad

o cuidados a largo plazo. Su médico o
asesor genético puede considerar con usted
estas posibilidades antes de someterse a las
pruebas genéticas.

Familia
Realizarse andlisis genéticos significa saber

mas, no solo sobre usted, sino también
sobre su familia. Si descubre que posee una

mutacion genética que aumenta el riesgo de

desarrollar EP, por ejemplo, es posible que
se pregunte si sus hijos o hermanos corren
el mismo riesgo. Un asesor genético puede
analizar estos escenarios y ayudarle a crear
un plan para comunicar los resultados con
su familia, si decide que desea hacerlo.

Coste

El coste de las pruebas genéticas puede
variar dependiendo de cémo se realicen,
de lo minuciosas que sean y del tipo de
cobertura de seguro que tenga contratada.

Las pruebas genéticas se pueden realizar

a través de estudios de investigacién, de
servicios en linea o en la consulta de su
meédico. Cuando las pruebas forman parte
de la investigacién, no suelen suponer
ningun coste para el paciente. En caso de
servicios en linea que ofrezcan pruebas
bésicas, es muy probable que deba pagarlas
usted mismo. Si son recomendadas

por su médico, es posible que asuma al
menos una parte del coste; de modo que,
consultelo con antelacién con su compaiiia
de seguros. Los seguros médicos pueden
cubrir el asesoramiento genético asociado,
pero es posible que también deba asumir
una parte de los costes.
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Conclusiones clave

[nvestigacion clinica sobre
genéticay enfermedad de

Parkinson

La investigacion genética es enormemente importante para nuestra
busqueda de la cura de la enfermedad de Parkinson. En los estudios
se necesitan personas con y sin mutaciones genéticas de Parkinson
que nos ayuden a saber qué puede causar esta enfermedad y cémo
podemos detenerla. Sin embargo, antes de participar en investigacion
genética, considere cuidadosamente los riesgos y beneficios y hable
con un asesor genético (si hay uno disponible) y con el equipo del
estudio para obtener respuestas a todas sus preguntas.

+ Los voluntarios de la investigacién
genética pueden ayudarnos a descubrir
la diversidad de aspectos desconocidos
acerca de la enfermedad de Parkinson.
Gran parte de nuestros conocimientos
biésicos sobre la biologfa subyacente de la
enfermedad de Parkinson (EP) proviene
del estudio de la genética. Participar en
investigacién genética puede ayudar a
los cientificos a arrojar mds luz sobre las
causas de la enfermedad y desarrollar
tratamientos para retardarla o detenerla.
Hay oportunidades para todo tipo de
voluntarios: personas con y sin EP y
también aquellos con y sin mutaciones
genéticas relacionadas con la EP.

+

El futuro del tratamiento para la
enfermedad de Parkinson puede ser

la medicina de precisidn, liderada por
la genética. En el futuro, los médicos
podrén prescribir tratamientos basados
en la propia genética y no en los sintomas
(como lo hacen ahora para personas

con ciertos tipos de cancer). Las
compafifas farmacéuticas actualmente
estdn probando tratamientos que pueden
retardar la evoluciéon de la EP en personas
con tipos genéticos de EP.

+ Conocer su estado genético es una
decisién personal, los asesores
genéticos pueden ayudarle a analizar
esta alternativa. Es posible que algunas
personas no deseen conocer el estado
genético de su enfermedad de Parkinson
porque aun no existen tratamientos
para retardar o detener la evolucién
de la enfermedad y este conocimiento
no influye en la atencién de la EP. Es
posible que otros deseen saber si pueden
participar en estudios especificos de
investigacion. Antes de someterse a
andlisis genéticos, hable con su familia y
quizds también con un asesor genético.
Los asesores pueden ayudarle a analizar
los pros y los contras y proporcionarle
consejos practicos y asistencia.

Capitulo 3: Investigacion sobre genctica y Parkinson



Epilogo: ¢Cual es el camino
a seguir a partir de aqui?

Reflexiones de un voluntario
recurrente de las investigaciones

Por Gary Rafaloff

Me diagnosticaron enfermedad de Parkinson (EP) en 2012. Como

le sucede a la mayorfa de las personas, quedé tambaleando por la
incertidumbre y la confusién. Probablemente, a diferencia del resto

de las personas, mi esposa y yo nos registramos en nuestro primer
ensayo clinico ese mismo dia. (Debo admitir que tengo una formacion
profesional en investigacion y estadistica, por lo tanto es posible que me
haya sentido mas cémodo que la mayorfa en cuanto a los pormenores
relacionados con unirse a un estudio).

Pero a su vez, ese primer ensayo fue como el
comienzo de un nuevo papel en mi vida: voluntario
de investigacién recurrente. Hasta el momento,

he participado en mds de 20 proyectos cientificos.

He llevado un reloj inteligente que registra mis
movimientos, me he sometido a analisis genéticos,
incluso recibi infusiones de tratamientos potencialmente
neuroprotectores tres veces a la semana (més tarde supe
que habfa estado en el grupo del placebo).

Usted debe pensar que un voluntario asiduo como

yo sabe todo lo que hay que saber sobre participar en
investigacién. Sin embargo, la guia que tiene en su poder
era tan informativa que quise leerla més de una vez.

Cada vez que la leo me encuentro concentrandome en
diferentes aspectos y experimentando nuevas emociones.
Los cientos de ensayos de investigacién que se llevan a
cabo en la actualidad me llenan de energfa. (Créanme,
ha habido un avance significativo en la investigacién
sobre la enfermedad de Parkinson incluso en los dltimos
cinco afios). Me interesan los avances cientificos en

la comprensién de las causas de la enfermedad y su
relacién con los caminos celulares y genéticos. Las
historias del Consejo de pacientes de la fundacién y de
los elocuentes defensores de la investigacién me motivan
y hacen que esté deseoso de hacer mas, tanto como

racién de ensayos clinicos

pueda, y durante el tiempo que pueda.

Nunca dejaré de sorprenderme la cantidad de tiempo
que lleva, literalmente décadas, a los investigadores

y reguladores descubrir, probar y aprobar nuevos
tratamientos para enfermedades cerebrales. La ciencia
siempre ha sido un camino largo, pero no se me escapa
ami ni a ninguno de los pacientes que he conocido,
que los ensayos simplemente necesitan la participacién
de mas personas que sufran la enfermedad de
Parkinson. (Me parece inconcebible que el 85 % de los
ensayos clinicos presenten atrasos o ni siquiera hayan
despegado, simplemente porque nadie se ofrece a
participar).

Pero, por extrafio que parezca, esto también me

hace sentir esperanzado. Después de todo, usted y
yo estamos atravesando un momento de inmensas
oportunidades. La enfermedad de Parkinson es un
diagndstico que no le deseo a nadie. Pero si me toca,
agradezco que sea en una época en la que puedo
desempefiar un papel personal a la hora de abrir paso

en el mercado a nuevos tratamientos innovadores.

Hoy existen ensayos intervencionistas en los que

se prueban tratamientos que alivian algunos de los

Gufa para pacientes con enfermedad de Parkinson y sus familias



“Nunca dude gue personas comunes
como usted v yo somos la parte mas
importante del complejo y costoso
proceso de desarrollo de farmacos”

sintomas mas problematicos de la EP y tratamientos Trial Finder (foxtrialfinder.org). Estard participando en
que retardan o detienen la evolucién de la enfermedad,  un ensayo antes de que se dé cuenta.

que ninglin tratamiento actual aun puede lograr. .
Las personas se ofrecen como voluntarias para la

Existen estudios de observacién que recopilan nuevos . Sy . .
investigaciéon por diferentes motivos: tomar el control,

conocimientos sobre las causas de la enfermedad, .
obtener acceso temprano a nuevos medicamentos o

cémo cambia a lo largo del tiempo y cémo estd . 449 .
ser examinadas por médicos de los principales centros

relacionada con la genética. Ademads, existen estudios . L .
de investigacién. Pero a fin de cuentas, no importa

en los que se requieren seres queridos de pacientes e . P
q q d P tanto el motivo como el hecho de que cada vez més

incluso personas sin vinculos hereditarios con la EP. -
personas participen.

Cada uno de ellos representa una manera distinta
de involucrarse. Comencé con un objetivo: entrar en un ensayo para un

farmaco nuevo que pueda retardar la evolucién. Con el

Nunca dude que personas comunes como usted y ) . ) , . .

o ) tiempo, continué por motivos m4s altruistas, no quiero

yo somos la parte mds importante del complejo y o o o

i . que mis hijos y mis nietos tengan que lidiar con la

costoso proceso del desarrollo de farmacos. {No me .

, L 5 i enfermedad de Parkinson.
cree? Pregintele a un cientifico. El se lo dird. Toda la

financiacién del mundo destinada a la investigacién Como resultado, aunque crea que hago esto por otras
no tiene sentido si no contamos con personas que personas, con cada estudio también me beneficio
puedan responder si la ciencia estd ayudando a quienes  YO- Aprendo algo nuevo sobre la enfermedad, sobre
conviven con la enfermedad. mi mismo o ambas cosas. Y salgo de la cita con una

o . . ) , sensacién renovada de poder cambiar el curso de la
Entonces, ¢cudl es el camino a seguir a partir de aqui? . )
, . historia de la enfermedad de Parkinson.
Después de leer este libro, usted y yo tenemos muchas

opciones. Hemos comprendido mejor cémo funcionan ~ Aun quedan demasiadas preguntas sobre la enfermedad

los ensayos clinicos. Se nos recordd la importancia de de Parkinson, pero tal como dijo Michael J. Fox,
la investigacién. Y nos han generado conciencia sobre podemos ser parte de la respuesta. De hecho, somos
la necesidad critica de contar con mas participantes. los tinicos que podemos hacerlo. Unase a mi.

Por lo tanto, hagamos algo con esa informacién. .
Comience con pasos pequefios: Hable con su médico
acerca de los estudios clinicos disponibles en su regién,

pregunte a personas que conozca y que padezcan EP
acerca de qué les llamé la atencién y registrese en Fox Gary Rafaloff

A Gary Rafaloff, 65 afios, le diagnosticaron enfermedad de Pavkinson a los 60 afios. Vive en Marlboro, New Jersey, con

su esposa, Bobbi. Cuando no estd “sacudiendo a la comunidad” para que avance en la investigacion de la enfermedad de
Parkinson, puede encontrar a Gary dedicdndole tiempo a sus tres hijos y sus dos nietos, practicando tai chi y agregando una
segunda cucharvada a su plato nocturno de helado Rocky Road.

i, e ] oc o] rnninn: o I S Sl P
Epilogo: <Cudl es el camino a seguir a partir de aquis
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http://foxtrialfinder.michaeljfox.org

Apéndice
Recursos adicionales

para la participacion en
ensayos clinicos

FOX < TRIAL FINDER

THE MICHAEL J. FOX FOUNDATION FOR PARKINSON’S RESEARCH

Fox Trial Finder

Fox Trial Finder es una herramienta de vinculacién con la investigacién clinica desarrollada
por la Fundacién Michael J. Fox para aumentar el flujo de personas dispuestas a participar
(tanto personas con enfermedad de Parkinson [EP] como participantes de control que

no padecen la enfermedad) en los ensayos y estudios clinicos que los necesitan. Fox Trial
Finder menciona los ensayos y estudios clinicos sobre EP y el parkinsonismo atipico en
Estados Unidos y otros paises. Los voluntarios que se registran en Fox Trial Finder reciben
una lista de ensayos y estudios que estén incorporando participantes y para los cuales son
aptos. Al utilizar el sistema de mensajerfa segura y anénima del sitio, pueden centrarse en
oportunidades adecuadas, segtiin deseen.

Al ayudar a los pacientes y a sus seres queridos a conectar con ensayos y estudios sobre
la enfermedad de Parkinson, Fox Trial Finder acelera el proceso hacia descubrimientos
terapéuticos, que aporten mejores tratamientos para los pacientes con mayor rapidez.

Obtenga mas informacién sobre Fox Trial Finder en foxtrialfinder.org.
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‘ FOX
INSIGHT

YOUR EXPERIENCE FUELING RESEARCH

Fox Insight

Fox Insight es un estudio clinico en linea que recopila informacién diaria acerca de la experiencia vivida de la
enfermedad de Parkinson directamente de los pacientes. Personas que padecen y no padecen la enfermedad
pueden contribuir con Fox Insight proporcionando informacién real sobre sintomas, medicamentos u otros
factores en los cuestionarios trimestrales en linea. Esta informacién podria mejorar la comprensién de la
enfermedad de Parkinson, influir en la investigacién y aportar informacién al desarrollo de farmacos.

Fox Insight también ofrece oportunidades para aportar datos adicionales a través de encuestas y subestudios
complementarios, como Fox Insight Genetic Sub-study (Subestudio genético de Fox Insight). Esta colaboracién
entre la Michael J. Fox Foundation y la compafifa genética 23andMe permite a las personas con Parkinson ampliar
el valor de la informacién que aportan al conectar los datos de Fox Insight con su perfil genético. Los participantes
tienen acceso a asesoramiento genético sobre genes en riesgo de contraer enfermedad de Parkinson sin coste
alguno. El conjunto de datos combinado puede oftrecer a los cientificos una visién més holistica de la enfermedad
de Parkinson para acelerar mejores tratamientos y lograr una cura.

Se despersonalizan todos los datos que se aporten a través de Fox Insight y sus subestudios y se ponen a
disposicién de investigadores cualificados para avanzar en los conocimientos sobre la enfermedad de Parkinson.

Registrese en Fox Insight desde foxinsight.org.

PARKINSON’S
PROGRESSION
MARKERS
INITIATIVE

Play a Part in Parkinson’s Research

La Iniciativa sobre marcadores de evolucidon de la enfermedad de Parkinson

La Iniciativa sobre marcadores de evolucién de la enfermedad de Parkinson (PPMI) es el hito de la Fundacién
Michael J. Fox, un estudio clinico de observacién que se lanzé en 2010 para buscar marcadores biolégicos de
la enfermedad de Parkinson: indicadores de la enfermedad que constituyen eslabones perdidos criticos en la
buisqueda de mejores tratamientos para la enfermedad de Parkinson (EP). En los 33 centros médicos donde
se desarrolla la PPMI en 11 paises, mas de 1500 participantes (personas con y sin EP, en riesgo de desarrollar
EP o con conexiones genéticas con la EP) aportan datos y muestras biolégicas valiosas (p. €j. sangre, liquido
cefalorraquideo) a la base de datos y al banco de muestras de la enfermedad de Parkinson mds sélidos creados
hasta el momento.

Como estudio de observacién, la PPMI no somete a prueba una intervencién, como un farmaco o tratamiento. En
cambio, la PPMI realiza un seguimiento de los participantes durante al menos cinco afios para comprender mejor
los cambios bioldgicos que se producen a lo largo del tiempo. Esto ayuda a los investigadores a comprender la
evolucién de la enfermedad de Parkinson y a identificar posiblemente uno o dos marcadores biolégicos de la EP.
MIFF patrocina la PPMI que se financié en colaboracién con 21 compafifas biotecnoldgicas y farmacéuticas.

Obtenga mas informacién sobre la PPMI en michaeljfox.org/ppmi.
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Recursos adicionales
para programas

de asesoramiento
genético y donacion
de cerebro

Exploracién de ensayos clihicos: Gufa para pacientes

Australia
Australasian Society of Genetic Counsellors

Directorio de asesores genéticos en Australia y Nueva Zelanda

www.hgsa.org.au/asgc

Australian Brain Bank Network
Red de programas de donacién de cerebro en toda Australia

www.austbrainbank.org.au

Canada
Canadian Association of Genetic Counsellors

Directorio de clinicas genetistas en Canada

WWW.cagc-accg.ca

Programas de donaci6n de cerebro

Hay centros locales de donacién de cerebros en todo Canadd. Hable con su médico para
obtener informacién sobre centros cercanos.

Francia
Neuro-CEB

Programa de donacién de cerebro para la investigacién sobre enfermedades
neurodegenerativas

www.heuroceb.org

Association Francaises des Conseillers en Génétique
Directorio de asesores genéticos en Francia

www.af-cg.fr/cg-par-region-2

Alemania

NeuroBiobank Miinchen

Programa de donacién de cerebro para la investigacién sobre enfermedades neurolégicas
y/o psiquidtricas

www.neuropathologie.med.uni-muenchen.de

Deutsche Gesellschaft fiir Neurogenetik

Directorio de los principales investigadores en genética de la enfermedad de Parkinson

www.dgng.de

Deutsche Gesellschaft fiir Humangenetik e.V.
Directorio de asesores genéticos en Alemania

www.gfhev.de

con enfermedad de Parkinson y sus familias


http://www.hgsa.org.au/asgc
http://austbrainbank.org.au
http://www.cagc-accg.ca
http://neuroceb.org
http://www.af-cg.fr/cg-par-region-2
http://www.neuropathologie.med.uni-muenchen.de
http://www.dgng.de
http://www.gfhev.de

Italia
I1 Nodo Nazionale della Infrastruttura di Ricerca Europea delle Biobanche e delle
Risorse BioMolecolari

Red de programas de donacién de cerebro para investigacién en Italia

www.bbmri.it

Asesoramiento genético
Hable con su médico para obtener informacién sobre recursos locales relacionados con los

analisis y el asesoramiento genético.

Espafia

Red Nacional de Biobancos

Red cooperativa de depésitos que aceptan donaciones de muestras biolégicas para
investigacién

www.redbiobancos.es

La Sociedad Espaifiola de Asesoramiento Genético

Red nacional de asesores genéticos

WWW.Seagen.org
(5) S

Reino Unido
Parkinson’s UK Brain Bank

Programa de donacién de cerebro dedicado a la investigacién sobre la enfermedad de
Parkinson

www.parkinsons.org.uk/brainbank

Association for Clinical

Genomic Science
Centros regionales de genética en el Reino Unido e Irlanda

www.acgs.uk.com/geneticscentres

\péndice
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Exploracion de ensc

s clinicos: Gufa para pacientes con enferm

Abierto
Ensayo clinico en el que tanto los

investigadores como los participantes saben
a qué participantes se les ha asignado la
intervencién o el placebo.

Véase también: enmascaramiento

Administracion de Alimentos y
Medicamentos de EE. UU. (FDA)
Agencia del Departamento de Salud

y Servicios Humanos de EE. UU. que
garantiza que los farmacos, productos
biolégicos, dispositivos médicos,
alimentos, cosméticos y otros productos de
uso humano sean seguros y efectivos para
los consumidores.

Agencia Europea de Medicamentos
(EMA)

Agencia descentralizada de la Unién
Europea (UE) responsable de la evaluacién
cientifica, supervision, seguridad y
monitorizacién de medicamentos en la UE.

Aleatorizado

Estrategia en la cual a los participantes se
les asigna un grupo en un ensayo o estudio
clinico a través de un proceso metodolégico
que imita una posibilidad. En los ensayos
intervencionistas controlados por placebo,
aun grupo de participantes se le asigna
aleatoriamente una intervencién y al otro
un placebo.

Véase también: placebo

de Parkinson y sus familias

Alfa-sinuclefna

Protefna que normalmente se encuentra en
las neuronas y es el principal componente
de aglomeraciones, llamadas cuerpos

de Lewy, en el cerebro de personas con
Parkinson. Los investigadores creen que
la alfa-sinucleina presente en los cuerpos
de Lewy estd asociada con la muerte o el
dafio de las neuronas. Una mutacién en
el gen SNCA que controla la produccién
de la proteina alfa-sinucleina es la base de
una forma hereditaria e infrecuente de la
enfermedad de Parkinson.

Véase también: SNCA

Andlisis genéticos

Tipo de andlisis médico que identifica
cambios en el material genético. Los
analisis genéticos pueden evaluar una
supuesta afeccién genética para determinar
las probabilidades de que una persona
desarrolle o transmita un trastorno
genético.

Asesor genético

Profesional de la salud con conocimientos
en genética médica y asesoramiento que
brinda educacién y apoyo emocional a
personas que estan considerando realizarse
analisis genéticos o se estdn sometiendo a
ellos.

Cohorte

Grupo de individuos que participan en
una investigacién clinica. Los estudios de
cohorte pueden realizar un seguimiento
de un grupo amplio de personas a lo largo
del tiempo, por ejemplo, para ver quién
desarrolla la enfermedad de Parkinson y
quién no, y obtener informacién sobre
posibles causas y factores de riesgo.



Comité de ética (CE)

Comité independiente de cientificos,
médicos y otras personas (por lo general, al
menos uno “no es cientifico” y representa
la voz del paciente) que evalta y aprueba el
protocolo de cada estudio y el documento
de consentimiento informado y supervisa
las actividades del estudio en curso. La
funcién del Comité de ética (CE) es
proteger los derechos y el bienestar de las
personas que participan en un estudio.

Comorbilidad

Dos o més enfermedades, como ansiedad y
enfermedad de Parkinson, que se presentan
en la misma persona al mismo tiempo.

Consentimiento informado

Proceso que se utiliza para informar a

los potenciales participantes acerca de

los posibles riesgos y beneficios de un
ensayo o estudio clinico especifico. Antes
de inscribirse, todos los participantes del
estudio deben firmar un documento de
consentimiento informado que explica en
detalle el ensayo o estudio y los derechos y
responsabilidades del participante.

Controlado por placebo

Tipo de ensayo clinico en el cual se
asigna aleatoriamente a un grupo de
participantes para que reciban un placebo
(sustancia inactiva) para compararlo con
el tratamiento referencia (control) o la
intervencioén.

Véase también: placebo

Criterio de valoracion

Prueba o examen que se utiliza para evaluar
los efectos de una intervencién sobre ciertos
sintomas u otras caracteristicas asociadas con
una enfermedad. Los investigadores deciden
acerca de los criterios que les interesa

evaluar antes de que comience el ensayo o el
estudio. Cada estudio intervencionista tiene
un criterio de valoracién principal, que es el
mas importante para evaluar el efecto de la
intervencion. Los estudios también pueden
incluir criterios de valoracién secundarios,
que no son tan importantes pero que de todas
maneras interesan para evaluar el efecto.

Criterios de exclusion

Factores que impiden que una persona
participe en un ensayo o estudio clinico
especifico.

Criterios de inclusién

Factores que deben cumplirse para que
una persona cumpla los requisitos para
participar en un ensayo o estudio clinico.

Criterios de seleccion

Directrices sobre quienes pueden y no
pueden participar en un ensayo clinico
especifico. Los criterios se componen
de ciertas caracteristicas, como la edad,
el sexo, el tiempo transcurrido desde el
diagnostico, el estadio de la enfermedad
de Parkinson y otras enfermedades. Los
criterios de seleccién incluyen criterios de
inclusién y exclusion.

Véase también: criterio de exclusién;

criterio de inclusién

Datos iniciales

Informacién demogréfica (p. ¢j. edad

y sexo) y otra informacién como
sintomas, medicamentos o mediciones en
analisis especificos que se realizan a los
participantes al principio de un ensayo o
estudio clinico.

DaTscan™

DaTscan es una técnica de obtencién de
imégenes especializada que usa pequefias
cantidades de fArmaco radioactivo

para evaluar las células productoras de
dopamina en el cerebro. Por s misma,

no puede diagnosticar la enfermedad de
Parkinson, pero puede ayudar a confirmar
el diagndstico de un médico. Se estd
estudiando DaTscan como un posible
marcador biolégico de la enfermedad de
Parkinson.

Véase también: marcador biolégico

Designacion de tratamiento
innovador

Proceso de la FDA de EE. UU. que acelera
el desarrollo y la revisién de nuevos
tratamientos que pueden tratar una
enfermedad grave si los primeros datos

del ensayo clinico indican que el fArmaco
puede ser mas efectivo que los tratamientos
disponibles.

Véase también: eficacia; Administracién de
Alimentos y Medicamentos de EE. UU

Dispositivo llevable

Dispositivo portatil que se puede poner
(p. €j., reloj o medidor de actividad) y
que recopila informacién relacionada con
la salud, como el movimiento, el suefio
o la frecuencia cardfaca. Los datos de
dispositivos llevables complementan la
investigacién tradicional al proporcionar
un marco objetivo y continuo sobre la
experiencia diaria con la enfermedad de
Parkinson.

Véase también: salud digital

Glosario
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Efecto del placebo

Cambio beneficioso a nivel fisico o
emocional que se produce después de
tomar un placebo (sustancia inactiva). Se
cree que este efecto se debe, en parte, a las
expectativas de los beneficios. (En otras
palabras, cuanto mas crea una persona

en que se beneficiard, mds probabilidades
tiene de experimentar el beneficio) . Para
separar este efecto de los beneficios reales
de un fdrmaco o tratamiento, en los ensayos
clinicos generalmente se emplean disefios
controlados por placebo.

Véase también: placebo; controlado por
placebo

Eficacia

Valoracién de la capacidad de un farmaco
para tratar cierta enfermedad. La eficacia
no refleja la tolerabilidad o la facilidad de
uso. Un farmaco puede ser efectivo pero
ingerirlo puede resultar tan desagradable
que su uso sea muy limitado. La eficacia
(al igual que la tolerabilidad y la seguridad)
se determina en los ensayos clinicos.

Véase también: tolerabilidad

Enfermedad de Gaucher

Rara afeccién que hace que se acumulen
sustancias grasas y que los 6rganos se
inflamen. Esta enfermedad se desarrolla
en personas que poseen dos copias del gen
GBA mutado. Las personas que presentan
esta mutacién no producen suficiente
glucocerebrosidasa, una enzima que
degrada una molécula lipidica compleja
llamada glucocerebrésido.

Véase también: GBA

Enfermedad de Parkinson de novo
Describe una enfermedad de Parkinson que
acaba de diagnosticarse y que a menudo
aun no se ha tratado con medicamentos.
(Algunos estudios admiten participantes
que toman ciertos medicamentos para la
enfermedad de Parkinson y cada estudio
establece criterios especificos).

Enfermedad de Parkinson
hereditaria

Tipo de Parkinson que viene de familia

y se considera que tiene una causa
principalmente genética. La enfermedad de
Parkinson hereditaria representa menos del
10 % de todos los casos de EP en el mundo
entero.

Véase también: enfermedad de Parkinson
idiopética

Enfermedad de Parkinson
idiopatica

La forma mds comun de enfermedad de
Parkinson, que representa mas del 90 %
de los casos. La enfermedad de Parkinson
idiopética o esporddica generalmente

no es hereditaria y suele deberse a la
combinacién de factores genéticos y
ambientales.

Véase también: enfermedad de Parkinson
hereditaria

Enmascaramiento

Estrategia del ensayo clinico en la cual
los investigadores y los participantes no
saben qué participantes estdan tomando
el placebo (sustancia inactiva) y cudles
estdn recibiendo la intervencién. En el
enmascaramiento nico, solo un grupo
(el de los investigadores o el de los
participantes) sabe qué participantes
estan tomando el placebo o recibiendo
la intervencién. En el modelo de
enmascaramiento doble, ninguno de los
dos grupos lo sabe.

Véase también: intervencion; placebo

Ensayo controlado

Tipo de estudio en el cual se compara un
medicamento o procedimiento nuevo con
un estandar, llamado el control. El control
puede ser un placebo (sustancia inactiva)
o el tratamiento de referencia, que consiste
en lo que los expertos médicos utilizan
ampliamente y aceptan como adecuado.

Véase también: controlado por placebo

Exploracién de ensayos clinicos: Gufa para pacientes con enfermedad de Parkinson y sus familias

Ensayo intervencionista

Tipo de ensayo en el cual los participantes
reciben una intervencién (p. ¢j. un farmaco
o procedimiento quirtirgico) para que los
investigadores puedan evaluar los efectos
de la intervencién en ciertos sintomas u
otras caracteristicas asociadas con una
enfermedad.

Véase también: intervencion

Ensayo multicéntrico
Ensayo clinico que se realiza en més de una
institucién médica o de investigacién.

Ensayos clinicos

Estudios de investigacién realizados en
voluntarios humanos en los que se evalia
el efecto de una intervencién (p. €j.,
medicacién, procedimiento quirirgico,
ejercicio) en los sintomas u otras
caracteristicas de una enfermedad.

Véase también: ensayo intervencionista

Escala de Hoehny Yahr (H&Y)

La escala de Hoehn y Yahr (H&Y) divide
la enfermedad de Parkinson en estadios
segin la gravedad de los sintomas motores.
A menudo, los ensayos clinicos incluyen
estadios de H&Y como parte de sus
criterios de seleccién para que se pueda
garantizar que la intervencién evaluada
incluya a personas con los sintomas
correctos.

Escala unificada de calificacion

de la enfermedad de Parkinson
(UPDRS)

La escala unificada de calificacién de la
enfermedad de Parkinson (UPDRS) es una
escala de calificacién que incluye exdmenes
clinicos de sintomas motores, ademaés de
cuestionarios sobre actividades diarias,
sintomas no motores y complicaciones con
la medicacién. A menudo, se usan partes de
la escala completa para evaluar la respuesta
a intervenciones en ensayos clinicos sobre
la enfermedad de Parkinson.



Estudio longitudinal

Estudio que realiza un seguimiento de

los participantes durante un periodo

de tiempo extendido, a menudo afios o
décadas, y que por lo general es de cardcter
de observacién. Este tipo de estudio es
especialmente Util para evaluar los factores
de riesgo o la evolucién de la enfermedad.

Véase también: estudio de observacién

Estudios clinicos

Estudios de investigacién realizados en
voluntarios humanos para comprender
mejor la naturaleza de una enfermedad o
para evaluar el efecto de una intervencién
(p. €j., medicamentos, procedimientos
quirtrgicos y ejercicios) sobre esa
enfermedad. Existen dos tipos principales
de estudios clinicos: ensayos clinicos y
estudios de observacion.

Estudios de observacion

Estudio clinico en el cual se evalta la salud
de los participantes y otros datos, pero

en el cual los voluntarios no reciben una
intervencion ni un farmaco.

Véase también: intervenciéon

Estudio virtual

Estudio que se realiza en linea a través de
modalidades digitales (p. ¢j., teléfono o
teléfono inteligente, etc.). Los estudios
virtuales complementan la investigacién
tradicional al brindar a los participantes

la oportunidad de participar en la
investigacién que, de no ser asi, no podrian
participar en ensayos clinicos tradicionales
(p. ¢j., aquellas personas con dificultades
para viajar o desplazarse). Estos estudios
también son valiosos ya que proporcionan
datos fuera del “resumen” de una visita en
persona del estudio.

Evento adverso

Cambio desfavorable en la salud que se
produce durante un ensayo o estudio
clinico o dentro de cierto periodo de
tiempo posterior a él. Los eventos adversos
pueden variar de leves (p. €j. nduseas) a
graves o potencialmente mortales (p. €j.,
accidente cerebrovascular). Este cambio
puede o no estar relacionado con la
intervencién que se estd estudiando.

Consulte también: intervencién

Experimentacion con animales
Investigacién que no se realiza con seres
humanos. Antes de realizar ensayos
clinicos, los modelos de experimentacién
con animales deben evaluar primero su
viabilidad y seguridad.

Financiador del estudio

El financiador del estudio ofrece apoyo
financiero para la investigacién. El
financiamiento puede provenir de diversos
individuos u organizaciones, entre ellas
fundaciones, compaiifas farmacéuticas

y agencias federales, como los Institutos
Nacionales de Salud de Estados Unidos.

GBA

El gen GBA controla la produccién

de la proteina glucocerebrosidasa,

que descompone sustancias llamadas
glucolipidos. Las mutaciones en el gen GBA
constituyen el factor de riesgo genético més
frecuente asociado con la enfermedad de
Parkinson y las mutaciones de GBA pueden
provocar la acumulacién de aglomeraciones
de proteina alfa-sinucleina.

Véase también: alfa-sinucleina

Gen

Material hereditario, que se transmite de
generacién en generacién, de padres a
hijos. Estos fragmentos heredados de ADN
determinan muchos de los rasgos fisicos
visibles como el color de ojos y otros que
no se pueden ver, incluido el riesgo de
contraer una enfermedad en particular.

Grupo

Grupo especifico de participantes de

un estudio en un ensayo clinico. Por
ejemplo, en un ensayo intervencionista,
“un grupo” puede recibir el tratamiento de
la investigacion y el otro “grupo” recibe el
placebo.

Véase también: ensayo intervencionista

Incorporacién

Término que se usa para indicar que estd
abierta la inscripcién a un estudio y que se
necesitan participantes.

Intervencion

Posible terapia o tratamiento que se
somete a prueba en ensayos clinicos. Estos
pueden incluir formacos, dispositivos o
procedimientos médicos y pueden ser
tratamientos o productos de investigacién
que ya se encuentren disponibles. (Véase:
readaptacion). Las intervenciones también
pueden incluir enfoques no invasivos,
como ejercicio o fisioterapia.

Investigador principal

El investigador, con frecuencia el médico,
que supervisa y conduce todo el ensayo o
estudio clinico.

LRRK2

El gen LRRK2 controla la produccién de
la protefna-cinasa LRRK2, una enzima que
modifica la funcién de las otras proteinas.
El gen LRRK2 esta involucrado en el 1-2 %
de los casos de enfermedad de Parkinson.

Marcador biolégico

Caracteristica biolégica y medible que
puede utilizarse para determinar el

riesgo, la presencia o la progresién de una
enfermedad. Por ejemplo, la hipertensién
es un marcador biolégico de posible
cardiopatia. Aun no se ha validado ningtin
marcador biolégico de la enfermedad de
Parkinson, pero los investigadores estan
trabajando en ello.

Glosario
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Mutacion genética

Cambio permanente en la secuencia de un
gen que puede afectar a la salud o el riesgo
de padecer una enfermedad.

New Drug Application (Solicitud

de autorizacion de una

especialidad farmacéutica o NDA)
Una “new drug application” (NDA) es

una peticién formal del patrocinador de

un farmaco ante la FDA de EE. UU. para
solicitar la aprobacién de un farmaco nuevo.
Los datos extrafdos de experimentacién con
animales y ensayos clinicos en humanos se
envian como parte de la NDA.

Véase también: Administracién de
Alimentos y Medicamentos de EE. UU

Patrocinador del estudio

El patrocinador del estudio es el individuo
o la organizacién que supervisa el estudio.
El patrocinador inicia, conduce y es
responsable de la investigacion.

Placebo

Sustancia o dispositivo que

no contiene principios activos, pero se

crea con la misma apariencia y sabor que

el fArmaco o tratamiento real que se esté
estudiando para que todos los participantes
tengan una experiencia similar en la
investigacion.

Véase también: controlado por placebo

Protocolo

Descripcién escrita de un ensayo o estudio
clinico que describe sus objetivos, disefio y
métodos, asi como también los criterios de
inclusién y exclusion.

Véase también: criterio de exclusién;
criterio de inclusién

Puncién lumbar (PL)

La puncién lumbar (PL) es un
procedimiento en el cual se inserta una
aguja pequefia debajo de la médula espinal
entre los huesos de la regién lumbar para
obtener una pequefia cantidad de liquido
cefalorraquideo para su andlisis.

Readaptacion

Tomar un farmaco existente ya desarrollado
(y generalmente aprobado por una
organizacién gubernamental) para una
enfermedad y utilizarlo para tratar otra. Se
necesitan ensayos clinicos para readaptar

o reposicionar un tratamiento a fin de
garantizar que sea seguro y eficaz en
pacientes con enfermedad de Parkinson.

Relevancia estadistica

Numero que hace referencia a si los
resultados del estudio tienen altas
probabilidades de ser verdaderos o si podrian
haberse producido por mera casualidad.
Tenga en cuenta que estadisticamente
relevante no necesariamente significa
sumamente importante.

Resonancia magnética (RM)

La resonancia magnética (RM) utiliza
ondas magnéticas para crear imagenes
detalladas de areas en el interior del
cuerpo. Las RM son especialmente tiles
para obtener imagenes del cerebro y dan
pistas sobre la estructura, pero no sobre
el funcionamiento. Algunos tipos de RM
se estan considerando como posibles
marcadores biolégicos.

Véase también: marcador biolégico

Resultados percibidos por el
paciente (RPP)

Datos que los participantes proporcionan
de manera directa. Los resultados
percibidos por el paciente (RPP)
complementan las medidas tradicionales
que se utilizan durante las visitas del
ensayo o estudio clinico para ofrecer a los
investigadores un panorama mds completo
de la enfermedad.

Exploracién de ensayos clinicos: Gufa para pacientes con enfermedad de Parkinson y sus familias

Salud digital

Amplio alcance de iniciativas sobre la salud
que incluyen salud mévil (dispositivos que
registran mediciones como la actividad
fisica), tecnologfa de informacién de la
salud, dispositivos llevables (sensores
corporales para medir el movimiento, el
suefio, etc.), telemedicina y estudios en
linea.

Véase también: telemedicina; estudio

virtual; dispositivo llevable

SNCA

Gen que controla la produccién de la
proteina alfa-sinucleina. Una mutacién en
el gen SNCA es la base de una forma rara y
hereditaria de enfermedad de Parkinson.

Véase también: alfa-sinucleina

Telemedicina

Campo de la medicina que ofrece asistencia
sanitaria a través de comunicacién
electrénica, bidireccional, en tiempo real e
interactiva entre individuos y sus médicos u
otros proveedores de servicios.

Terapia sintomatica

Tratamiento que alivia los sintomas de una
enfermedad pero no aborda el proceso

de la enfermedad subyacente. Todos los
tratamientos actualmente disponibles

para la enfermedad de Parkinson son
sintomaticos, no retardan la evolucién de la
enfermedad.

Tolerabilidad

Grado en el cual el paciente puede tolerar

los efectos de un farmaco o tratamiento, o
en qué magnitud estos efectos influyen en

el estilo de vida o en las actividades diarias
de una persona.

Tomograffa computada (TAC)
Una tomografia computada, a menudo
llamada TAC (tomografia axial
computarizada) usa rayos X para crear
imdgenes bidimensionales de diferentes
regiones del cuerpo.



Tomograffa de emisién de
positrones(PET)

La tomograffa de emision positrénica (PET)
es una prueba de diagnéstico por iméagenes
especializada en la que se utiliza una pequetia
cantidad de medicacién radioactiva para
estudiar la funcién del cerebro. Por ejemplo,
los investigadores intentan visualizar la
proteina alfa-sinucleina en el cerebro con
PET, esto podria servir como marcador
biolégico y como criterio de valoracién del
impacto de los formacos en los ensayos.
Véase también: alfa-sinucleina, marcador

bioldgico

Tratamiento neuroprotector
Tratamiento que intenta evitar la muerte
o el dafio de las células de dopamina

en el cerebro que corren riesgo de
perderse debido a la enfermedad de
Parkinson (EP). Actualmente no existe
un tratamiento neuroprotector aprobado
para la enfermedad de Parkinson, pero se
estd investigando en esta drea. En teorfa,
estos tipos de tratamiento podrian usarse
en personas que presenten los primeros
sintomas de EP o incluso en aquellos que
estén en riesgo.

Tratamiento neurorregenerativo
Tratamiento que estimula el crecimiento de
nuevas células productoras de dopamina
en el cerebro. Actualmente no existe un
tratamiento neurorregenerativo aprobado
para la enfermedad de Parkinson, pero se
estd investigando en esta area.

Tratamientos que modifican la
enfermedad

Los tratamientos pueden prevenir, retardar,
detener o revertir la evolucién de la
enfermedad. Adn no se ha demostrado que
ningun tratamiento modifique el curso de
la enfermedad de Parkinson; sin embargo,
varios farmacos con este potencial se
encuentran en distintas etapas de pruebas
clinicas.

Voluntario de control

Una persona sin problemas de salud
conocidos significativos que participa en

la investigacién para probar un farmaco,
dispositivo u otra intervenciéon. Estos
individuos también pueden colaborar

con los estudios de observacién. Los
voluntarios de control sirven como
comparacién para grupos de pacientes
cuando se establecen relaciones con ciertas
caracteristicas, como la edad y el sexo.

En la investigacién sobre la enfermedad

de Parkinson, pueden probar nuevos
tratamientos sobre seguridad, ayudar

alos investigadores a definir medidas

“no relacionadas con la enfermedad de
Parkinson” o pueden ser un pardmetro con
el cual se comparen cambios naturales en la
enfermedad de Parkinson.

Glosario
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La Fundacion Michael J. Fox para la Investigacion sobre el
Parkinson (“The Michael J. Fox Foundation for Parkinson’s
Research”) publico Exploracion de ensayos clinicos: Guia para
pacientes con enfemedad de Parkinson y sus familias en abril
de2018.

Para conocer las tltimas novedades en materia de investigacion

vy obtener una version digital gratuita de esta publicacion, visite
michaeljfox.org/ParticipantPack.
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alos miembros del Comité Directivo de la Fundacién del Consorcio Educativo de la
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que apoyan nuestro compromiso por proveer recursos educativos de alta calidad a

la comunidad de Parkinson. El patrocinio corporativo nos permite crear y distribuir
materiales como Parkinson’s Trial Companion suite (Programa complementario para
ensayos clinicos de la enfermedad de Parkinson) y al mismo tiempo, preservar nuestro
registro de seguimiento de eficacia en la promocién de las contribuciones obtenidas de
donantes para lograr un impacto méaximo en el desarrollo de farmacos para la enfermedad
de Parkinson. Estamos orgullosos de que, desde el comienzo, 88 centavos de cada
ddlar que se gasté en MJFF han pasado directamente a ejecutar programas en busca de
tratamientos innovadores y de una cura para la enfermedad de Parkinson.

Obtenga mas informacién sobre el Consorcio Educativo de la Enfermedad de Parkinson en
michaeljfox.org/sponsors.

Si bien las ofertas educativas de MJFF son posibles gracias al generoso apoyo del
consorcio, el contenido y la perspectiva son exclusivamente nuestras.
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