ET LA RECHERCHE
EN CANCEROLOGIE

Livret d’information
et d’aide a la décision
a 'usage des parents.

J7ai des questions a poser

Quel traitement mon enfant peut-il recevoir ?

Le traitement de mon enfant et celui des autres enfants
(Qu'est-ce qui m'assure que mon enfant va tre bien soigné ?
Et sa qualité de vie ?

Ai-je le choix du traitement de mon enfant ?

Qu'est-ce qu'un essai comparatif ?

Peut-il y avoir une recherche contre placebo en cancérologie pédiatrique ?
Comment se fait |'attribution d'un traitement ou d'un autre ?

Un essai peut-il étre interrompu ?

Qu'est-ce qu'un essai de phase I ?

(Qu'est-ce qu'un essai de phase | ?

Et si les risques me semblent démesurés par rapport au bénéfice attendu ?

A quoi sert la recherche ?
Y a-t-il des regles, des lois qui encadrent la recherche biomédicale ?

Et maintenant. .. ot en suis-je ? Comment me décider ?

Je ne me sens pas prét

Qu'est-ce que je signe ? Pourquoi est-il nécessaire que je signe ?
Faire le point avant de signer
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Pour aider a la réflexion et servir de support a la discussion, nous vous proposons
un schéma, qui représente une relation triangulaire d'‘alliance thérapeutique”
entre votre enfant, vous et 'équipe soignante. C'est d'une telle relation équilibrée
que pourra émerger votre décision, dans le respect de I'intérét de votre enfant,

en l'impliquant comme une personne 4 part entiére.

DIALOGUE
PARTENARIAT
CONFIANCE

Ce qui vous rassemble, votre enfant, vous et I'équipe soignante (I'‘équipe hospi-
taliere mais aussi parfois le médecin habituel de votre enfant), c'est le désir de
soigner volre enfant.

Le temps jouera un role aéeisif pour batir un partenariat fondé sur le dialogue
et la confiance.

Lavolonté de dialogue est nécessaire, afin que chaque décision soit le fruit d'une
aélibération commune favorisant I'implication des parents dans le respect de
I'enfant, de son dge, de son rythme et de son désir d'étre impliqué. Un dialogue
sincére sera un atout précieux en cas de malentenadus ou de difficultés.

Le partenariat doit permettre & chacun de ne prendre que la part de responsabilité
qu'il se sent capable d'assumer. Ni vous, ni les médecins, ni votre enfant ne
pourrez prendre seuls de aéeision.

Chacun pourra $‘appuyer sur cette confiance réciproque pour partager inquié-
fudes et espoirs.



La cancérologie concerne les tumeurs solides et les leucémies ;
c'est pourquoi on parle souvent d'onco-hématologie, du grec “ogk0s”,

A

masse (cf. verbe “ogkd”, grossir) et “haima/haimatos” . sang.

L ‘objectif d'un essai n'est pas seulement de tester des médicaments
nouveaux, mais aussi de nouvelles associations de médicaments déja
existants, ou de nouveaux dosages, ou encore de nouvelles techniques
de radiothérapie, de chirurgie ou d'imagerie. ..

De nombreux termes peuvent étre employés par vos différents interlo-
cuteurs ; cela peut étre source de confusion pour vous.

Ces termes peuvent étre employés 'un pour ['autre

recherche biomédicale = recherche clinique = essai thérapeutique =
essal clinique.

Par exemple : « Il est proposé que volre enfant participe a une recherche
biomédicale (ou a une recherche clinique) », peut aussi se dire :

« Il est proposé que votre enfant soitinclus dans (ou participe a) un essai
thérapeutique (ou un essai clinique) ».

Mais attention ! la recherche biomédicale est plus large que la recherche
clinique ; elle inclut par exemple des études épidémiologiques, des éfudes
biologiques, I'établissement de registres de données. . .

Il pourra arriver que le méaecin de votre enfant utilise le terme « proto-
cole » : « Votre enfant entre aans un protocole ».

Attention : un protocole n'est pas Synonyme d'essai thérapeutique.
Il existe des protocoles pour tous les traitements.

Un protocole désigne la succession aes méthodes utilisées selon le type
e cancer (chimiothérapie, radiothérapie, chirurgie), le choix des médi-
caments successifs, leur dose, leurs modalités d'utilisation, la durée
au traitement, les mesures d'adaptation, la surveillance du cancer et
ae Ia toxicité éventuelle du traitement.

J'ai des questions
a poser...

Le médecin et I'équipe ont a cceur de vous informer sur les
conditions de la participation de votre enfant a cette recherche
biomédicale ; la qualité de 'information que vous recevez est
protégée par la loi du 9 aotit 2004.

Si vous ne comprenez pas ce qui vous est présenté, si vous
souhaitez en savoir plus, si vous avez des doutes ou des inquié-
tudes, n'hésitez pas 2 en parler avec le médecin de votre enfant
et avec |'équipe soignante. Ils sont & votre disposition pour
répondre A toutes les questions que vous vous posez sur la
recherche, sur les traitements ou sur la maladie de votre enfant.

Au fur et & mesure que les questions se présentent a vous,
n'hésitez pas A les noter en prévision des prochains entretiens ;
cela peut vous aider, le moment venu, 2 ne rien oublier.

Il est normal que vous ne puissiez pas assimiler tout ce qui vous
est dit. Il est donc normal que vous éprouviez parfois le besoin
de reposer plusieurs fois les mémes questions.

Si vous trouvez que tout va trop vite, vérifiez aupres du médecin
de votre enfant le délai dont vous disposez pour prendre votre
décision.



Votre enfant est le premier concemné par sa maladie.

Il est important, tout particulierement s'il est grand

ou adolescent, qu'il recoive les informations concernant
sa maladie ou son traitement afin qu'il puisse, s'il le
souhaite, participer aux décisions qui le concernent.

Quel que soit son age, un enfant percoit beaucoup

de choses, comme s'il « avait des antennes ». Chaque
enfant est différent et peut évoluer au cours du temps
dans son désir de participer ou non aux décisions.

La loi du 9 aolt 2004 précise qu'il doit lui aussi
étre informé sur le déroulement, les contraintes
et les bénéfices de la recherche a laquelle il lui est
proposé de participer.

Le médecin et I'équipe vont informer votre enfant
et I'aider a comprendre |'essai qui lui est proposé.

Vous, ses parents, vous étes le mieux a méme
de savoir ce que votre enfant peut entendre,

ce qu'il a compris, jusqu'ol il souhaite étre informé.
Votre enfant va probablement éprouver le besoin
de poser des questions, mais sans toujours oser

le faire. Il est possible qu'il ait besoin de votre aide
pour formuler ses interrogations et construire
ainsi une relation directe avec ceux qui le soignent.

Quel traitement mon enfant
peut-il recevoir ?

Dans la plupart des cas, il existe déja un traitement pour
la maladie de votre enfant, appelé traitement de référence, ou
traitement standard.

Le traitement de référence est celui qui, dans 1'état actuel
des connaissances et de la recherche, offre le plus de chances
de guérison avec le minimum d'effets secondaires. Tant
qu'aucune alternative thérapeutique ne semble pouvoir donner
de meilleur résultat, c'est ce traitement qui est prescrit et ['on
ne propose pas d'essai thérapeutique 2 votre enfant.

Deux cas peuvent se présenter qui justifient que 'on propose

un essai thérapeutique A votre enfant :

* le traitement de référence donne, en bonne partie, satisfaction,
mais les résultats de la recherche laissent espérer qu'une
modification apporte un bénéfice supplémentaire. Mais,
comme ce bénéfice n'est pas encore établi, le nouveau
traitement doit étre comparé au traitement de référence dans
un essai comparatif ;

* le traitement existant ne donne pas suffisamment satisfaction ;
les médecins proposent alors un nouveau traitement, un
traitement expérimental. Il est proposé parce qu'il représente
un espoir d'augmenter les chances de guérison.

Ces termes peuvent étre employés I'un pour |'autre
“Traitement de référence” = “traitement standard”
“Traitement expérimental” = “traitement nouveau”



Il peut aussi arriver que la Situation de
votre enfant n‘ait jamais été rencontrée
auparavant (fumeurs exceptionnelles

proposer un traitement adapté au seul
cas de votre enfant ; ce traitement est
alors élaboré par le comité local plu-

ousituations difficiles liéesalarésistance  ridisciplinaire et souvent avec des avis
du cancer aux traitements antérieure-  d'experts extérieurs. On parle parfois,
ment proposés pour volre enfant).  dans cette situation, de “recomman-
Il n'y a alors pas dautre choix que de  dations thérapeutiques”.

Le traitement de mon enfant
et celui des autres enfants

Les discussions avec d'autres parents, dont l'enfant est atteint
de la méme maladie que celle de votre enfant, peuvent susciter
en vous de nouvelles questions, engendrer doute ou incertitude.
Tous les traitements ne se déroulent pas exactement de la
méme fagon. Il est préférable de parler avec le médecin pour
connaitre les spécificités du traitement de votre enfant.

Qu'est-ce qui m'assure que mon enfant
va étre bien soigné ? Et sa qualité de vie ?

Le médecin et I'équipe travaillent dans ['espoir de la guérison de
votre enfant, soucieux de ne pas lui faire courir de risques exces-
sifs. Les décisions sont prises lors de réunions de concertation au
sein d'une équipe. Chaque fois que la situation de votre enfant
le justifie, les décisions pour adapter le traitement a votre enfant
sont prises, souvent avec des avis d'experts extérieurs (d'autres
médecins dans d'autres centres en France ou a ['étranger).

L'équipe soignante a toujours a cceur de traiter et de soulager
les symptémes de douleur et d'inconfort de votre enfant.

Sil'état de santé de votre enfant le permet et selon votre demande
et celle de votre enfant, le retour & domicile pourra étre envisagé,
en concertation avec |'équipe de soins & domicile et, autant que
possible, en proposant I'aide de bénévoles 4 domicile.

Ai-je le choix du traitement
de mon enfant ?

Non, je n'ai pas le choix du traitement de mon enfant, mais je
peux, en connaissance des alternatives thérapeutiques, accepter
ou refuser que mon enfant participe a la recherche biomédicale.

Si j'accepte, mon enfant recevra :

- dans le cadre d'un essai comparatif, soit le nouveau
traitement, soit le traitement de référence ;

- dans le cas ol il n'existe pas d'essai comparatif,
il recevra le nouveau traitement testé.

Si je refuse, mon enfant recevra :

- le traitement de référence s'il s'agit d'un essai comparatif ;

- et s'il n'existe pas d'essai comparatif; le traitement dont les
médecins pensent qu'il est le mieux adapté a sa situation.

Mon refus ne changera rien 4 I'engagement de I'équipe impli-
quée dans le traitement de mon enfant, ni 4 la qualité des soins.



ENTRER DANS UN ESSAI THERAPEUTIQUE

Il est proposé pour mon enfant
un essai comparatif
(essai de phase lll)

| Qu'est-ce qu'un essai comparatif ?

Dans les pages qui suivent, Ni le médecin de votre enfant, ni les experts ne savent si le
certaines informations peuvent nouveau traitement va étre meilleur que le traitement de réfé-
ne pas vous concerner. rence, en termes d'efficacité et de tolérance par 'organisme.
Le médecin vous indiguera Pour les comparer il faut constituer deux groupes d'enfants :
le type d’essai correspondant 'un recevra le traitement de référence et l'autre, le nouveau

a la situation de votre enfant. traitement.

Le schéma récapitulant

les différents traitements en Peut-il y avoir une recherche contre placebo
onco-hématologie pédiatrique en cancérologie pédiatrique ?

résenté pages 36 & 37, o . '
(p G ) : Non, il n'y a jamais de recherche contre placebo chez I'enfant
peut vous aider a vous repérer . . . , R

. . €n ce qu1 concerne lCS trartements anti-cancereux eux-memes.

et constituer une aide
a la discussion.

Un placebo est un produit qui a la
méme apparence que celle du produit
que I'on teste, mais qui ne contient pas
dle substance active ; la comparaison

de son effet sur 'organisme avec celui Pour pouvoirparticiver voeenfant doit
au produit étudié permet d'étre sir de Ouir poLvoir pa C.’fe' 0 eg . ; 0
répondre a des critéres précis qui ont

['effet véritable de ce dernier. P e o

6té initialement définis ; ces criteres,

¥ appelés critéres d'inclusion ou
d'éligibilité, doivent étre vérifis ;
cela peut impliquer pour votre enfant
des examens spécifiques. Il peut arri-
ver que ces examens révélent que votre
enfant ne remplit pas les critéres pour
participer a un essai.

Y




Comment se fait I'attribution d'un traitement
ou d'un autre ?

Les essais sont le plus souvent réalisés en méme temps dans plu-
sieurs services de pédiatrie. Pour que la comparaison des deux
traitements démontre avec rigueur que 'un est meilleur que
l'autre, il faut qu'elle soit réalisée sur deux groupes comparables et
suffisamment grands. L'expérience montre que seul le tirage au sort
informatique permet de garantir que les groupes soient compa-
rables. C'est pourquoi ce n'est pas son médecin qui décide si votre
enfant recevra le traitement de référence ou le traitement testé.

Le traitement que recevra votre enfant 2 la suite de ce tirage
au sort informatique sera appliqué, contrdlé et adapté par son
médecin, appelé médecin investigateur.

Souvent, le tirage au sort du traitement
que recevra votre enfant (traitement de
référence ou nouveau traitement) est
appelé randomisation, mot qui vient

» o«

de “random’”, “au hasard” en anglais.

Ces termes peuvent étre employés
I'un pour I'autre : "Essai comparatif’=
‘Essai dephaselll” = “Essai randomisé”.

Il existe aussi quelques essais compa-
ratifs ae phase Il. ..

L'investigateur d'un essai théra-
peutique est toujours un médecin. En
pratique, ¢'estle médecin qui s occupe
ae votre enfant. Il dirige et surveille la
réalisation de I'essai. Il est respon-
sable de son déroulementet des bonnes
pratiques enmatiére de recherche bio-
médicale, du recueil des informations
rendues anonymes et de leur analyse,
del'archivage des données. Il s ‘engage
a informer immédiatement le promo-
teuren cas de survenue d'un événement
indésirable grave. Le médecin inves-
tigateur a aussi la responsabilité
d'adapter, en concertation avec d autres
médecins, le traitement a votre enfant.

Le promoteur est la personne phy-
sique, la société ou l'institution qui
prend ['initiative d'une recherche
biomédicale. Le promoteur est respon-
sable devant les autorités administratives
au bon déroulement de I'essai théra-
peutique et de la diffusion de toute
information relative a la sécurité des
personnes se prétant a la recherche.



Un essai peut-il étre interrompu ?

L'essai peut étre arrété par décision médicale :

* parce que le promoteur a suffisamment d'informations pour
conclure que l'un des traitements est meilleur que 1'autre.
Tous les enfants inclus dans cette recherche regoivent alors ce
traitement ;

* parce que votre enfant ne supporte pas le traitement ;
le médecin adapte le traitement & votre enfant qui recoit alors
le meilleur traitement correspondant 2 sa situation.

L'essai peut également étre arrété sur votre décision ou celle
de votre enfant s'il est assez grand. Vous pouvez le faire 4 tout
moment sans avoir 2 vous justifier.

Des procédures précises de sortie de I'essai sont prévues. Cela
n'aura pas de conséquence sur la qualité de la prise en charge
de votre enfant par I'équipe, ni sur la relation de confiance
entre |'équipe, votre enfant et vous.

Il peutarriver, tres exceptionnellement,
que, aprées avoir accepté linclusion
de votre enfant dans I'essai, son trai-
tement soit engagé de telle maniere,
qu'il ne soit pas possible ae le sortir
de I'essai a tout moment ; le médecin
de votre enfant vous le précisera.

La loi indique que si votre enfant
refuse de participer a cette recherche,
c'est son choix qui prévaut.

Il peut, lui aussi, décider d'arréter
en cours d'essai.



Un traitement nouveau est proposé parce qu'aucun traite-
ment existant ne donne enti¢rement satisfaction. Il s'agit
d'essais dits essais de phase II ou de phase I. Le plus souvent,
ces essais sont proposés en cas de rechute de la maladie de votre
enfant ou de réponse insuffisante de la maladie de votre enfant
a son traitement.

Les criteres d'entrée dans ces essais sont tres stricts.
L'objectif est de toujours préserver l'intérét de votre enfant

et de ne pas lui faire courir de risques excessifs.

Le médecin vous indiquera le type d'essai
correspondant a la situation de votre enfant.

Qu'est-ce qu'un essai de phase Il ?

Le but d'un essai de phase II est de recueillir des informations
sur l'efficacité éventuelle d'un nouveau traitement (qu'il s'agisse
d'un médicament, d'une association de médicaments, ou
d'une stratégie thérapeutique...) dont la toxicité a déja été éva-
luée et dont les médecins ont des raisons de penser qu'il peut
étre efficace dans la maladie de votre enfant.

Le bénéfice espéré, mais incertain, du traitement proposé est
d'obtenir un contréle de la maladie de votre enfant, ou du
moins de ralentir I'évolution de la maladie, d'améliorer
les symptdmes. .. pouvant dans les meilleurs cas déboucher sur
une rémission compléte ou partielle, de durée variable, jusqu'a
une éventuelle guérison.

Il existe des essais randomisés (ou
comparatifs) dephase Il lls appliquent,
comme un essai de phase Ill, une
méthode d‘attribution aléatoire du
traitement de votre enfant (tirage au
sort informatique). Cette Situation rare
sera discutée spécifiquement avec
le médecin de votre enfant.



Les chimiothérapies détruisent les
cellules qui se divisent rapidement.
Malheureusement, dans le méme temps,
il y a dautres cellules que les cellules
cancéreuses qui sont détruites ; il peut
sagir, par exemple, des cellules saines
de la moelle, du tube digestif, ou des
muqueuses. .. ; on parle alors de toxi-
cité médullaire, digestive, muqueuse. ..
Ces médicaments peuvent aussi avoir
des toxicités sur des organes (comme
le caeur, les reins, le poumon. .. ). C'est
de tout cela qu'il s agit lorsqu'on parle
d'étude de toxicité. Le médecin vous
informera sur les toxicités de I'essai
Droposé pour votre enfant.

Qu'est-ce qu'un essai de phase | ?

Ces essais sont rares en pédiatrie. Dans ce type d'essai, I'objec-
tif est d'évaluer la toxicité du médicament testé (ou d'une
association de médicaments) et donc la tolérance de I'organisme
au traitement, en vue de déterminer la dose recommandée.

L'espoir d'un bénéfice sous la forme d'un contréle de la maladie
est tres faible, mais non nul.

Seuls certains services de cancérologie sont autorisés 2 les pra-
tiquer. Il peut ainsi arriver que votre enfant soit adressé & un
autre centre ; cela se fera en étroite collaboration avec le médecin
qui le suit actuellement.

Dans la plupart des cas et afin de limiter les risques pour I'en-
fant, les médicaments ont déja écé testés chez |'adulte. Ils sont
donc utilisés d'emblée chez l'enfant & une dose potentielle-
ment efficace.

Et si les risques me semblent démesurés
par rapport au bénéfice attendu ?

Vous pouvez, la encore, refuser que votre enfant participe  un
essai de phase I. Le médecin pourra prescrire un traitement
déja connu dont I'objectif est de ralentir I'évolution de la
maladie, ou ne traiter que les symptémes de douleur et
d'inconfort, dans le cadre de soins palliatifs.



LA RECHERCHE

| A quoi sert la recherche ?

La médecine ne sait pas tout guérir ; pour progtesser, elle a besoin
de nouveaux traitements efficaces, correctement évalués. La
recherche a pour objectif de mieux traiter les enfants pour
en guérir le plus possible avec le moins de séquelles possibles.

La recherche doit étre aussi stire que possible, mais il restera
toujours une part de risque et d'incertitude en raison de la nou-
veauté du médicament, de la technique ou de la stratégie
thérapeutique qui fait I'objet de la recherche.

Dans tous les cas, c'est 'intérét de I'enfant qui prime.

Participer 4 une recherche permet d'améliorer les traitements
pour 'avenir ; cela permet parfois aussi d"accéder rapidement a
un nouveau traitement prometteur. Dans le futur, les enfants
malades continueront de bénéficier des résultats de ces
recherches, tout comme les enfants d'aujourd'hui bénéficient
des recherches biomédicales passées, dans une chaine de solidarité.

Afin de profiter a toute lacommunauté  information sur les résultats de
scientifique et médicale et a tous les  la recherche a laquelle votre enfant
patients, les résultats d'un essai thé-  a participé, mais les délais peuvent
rapeutique font I'objet de publications.  étre longs avant la publication des
Vous éles endroitde demanderune  résultats.
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Y a-t-il des régles, des lois qui encadrent
la recherche biomédicale ?

Tous les médecins qui proposent des essais thérapeutiques sont
tenus de se conformer a la déclaration d'Helsinki (1964).
La recherche biomédicale est encadrée par la loi du 9 aotic 2004.

Cette nouvelle loi reprend une loi de 1988 sur la protection des
personnes se prétant a la recherche biomédicale (dite loi
Huriet-Sérusclat) en 1'harmonisant avec les dispositions euro-
péennes conformément  la directive européenne du 4 avril
2001. Des Comités de protection des personnes (C.PP) exami-
nent chacun des projets de recherche biomédicale. Aucun essai
ne peut commencer sans leur autorisation

Tout projet d'essai est évalué par ces comités ; il en existe un ou
plusieurs, dans chaque région de France. La loi stipule que ces
comités examinent chaque projet en fonction des critéres sui-
vants : la pertinence et les garanties scientifiques de la recherche ;
une évaluation satisfaisante des bénéfices et des risques attendus ;
la qualité des moyens d'information prévus. Les centres de
cancérologie pédiatrique se concertent, au niveau national et
international, pour les choix de la recherche.

En plus de I'avis du C.PP (Comité de
protection des personnes), I'A.F.S.
S.A.PS. (Agence frangaise de sécurité
sanitaire des produits de santé) examine
également tous les éléments de la

recherche et peut, si les conditions
de sécurité ne sont pas présentes,
S'opposer a un essai ; ¢'est une étape
supplémentaire de validation.

L'information est un point capital parce que la loi stipule que
le fait de recevoir un traitement expérimental est un acte
volontaire, qui suppose que le patient comprenne parfaite-
ment les implications de son choix : c'est la raison pour laquelle
on parle de consentement éclairé.

Votre enfant ne participera jamais 4 une recherche sans votre
consentement écrit ; vous aurez a signer un document appelé
formulaire de consentement. Personne ne fera pression sur
vous pour obtenir votre consentement. Votre refus ne modi-
fiera en rien la qualité des soins donnés a votre enfant. La loi
précise par ailleurs que vous pouvez révoquer votre consente-
ment a tout moment.

Sachez aussi que votre consentement ne dégage en aucun cas
le médecin de sa responsabilité médicale.

On associe souvent au mot recherche
(en particulier lorsqu'il s agit d'essais
de médicaments sur les adultes) un
aspect financier ; la participation de
votre enfant & un essai n'entraine ni
rémunération, ni charge financiére sup-
plémentaire pour vous.
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/8 LA RECHERCHE

)

Et mon enfant ?

Votre enfant, lui aussi, sera informé
en tenant compte de son &ge.

S'il refuse de participer & I'essai,

la loi indique clairement qu'il ne peut
étre passé outre a son refus.

S'il est assez grand, son accord
devra étre recherché. Il peut, lui aussi,
s'il le souhaite, demander a sortir

de I'essai.

« Leconsentement du mineur ou du majeur pro-
16gé par la loi doit également étre recherché
lorsqu'ilest apte a exprimer sa volonté. Il ne peut
Bire passé outre a son refus ou 4 la révocation de
son consentement ».

Code de santé publique, article L1122-2.

Toutefois, la délicate question de I'4ge auquel
un enfant peut exprimer sa volonté n'est jamais
directement abordée dans les textes de loi.

_




SIGNER UN FORMULAIRE DE CONSENTEMENT

Et maintenant... ou en suis-je ?
Comment me décider ?

Une relation de confiance directe entre I'enfant, vous et
le médecin, véritable « alliance thérapeutique », vous aidera
a prendre en conscience une décision mirie.

Au cours d'un ou plusieurs entretiens, le médecin vous a expli-
qué les modalités pratiques du déroulement de I'essai ainsi
que les contraintes et effets éventuels indésirables ; il vous a
présenté les alternatives thérapeutiques éventuelles.

Il vous a remis des documents en vous expliquant ce qu'ils
représentent. Parmi ces documents figurent une notice d'infor-
mation ainsi qu'un formulaire de consentement qu'il est
légalement indispensable que vous signiez pour que votre
enfant soit inclus dans |'essai.

Clest en ayant connaissance des diverses alternatives théra-

peutiques et de leur influence sur la qualité de vie de votre

enfant que vous pourrez estimer les espoirs et les contraintes,
les bénéfices et les risques. Vous pourrez alors prendre votre
décision en confiance et en concertation avec le médecin et
I'équipe, en associant votre enfant a la décision, selon le cas
et A sa mesure.




Je ne me sens pas prét

Vous avez encore des questions a poser, c'est votre droit ; vous
éprouvez du trouble, des doutes, de l'inquiétude et le senti-
ment de ne pas étre capable de décider... n'hésitez pas a
demander un nouvel entretien.

Vous souhaitez prendre un deuxi¢me avis médical, c'est votre
droit ; il est alors préférable de faire cette démarche en accord
avec le médecin de votre enfant. N'hésitez pas  lui en parler.

Vous souhaitez vous informer aupres du médecin habituel
de votre enfant (généraliste ou pédiatre), aupres d'amis, de
connaissances... ou sur Internet ; c'est également votre droit.
Vous pouvez alors entendre dire qu'il existe d'autres traite-
ments pour la maladie de votre enfant. Vous risquez d'étre
confronté A des informations contradictoires, inadaptées ou
erronées, ou simplement 2 un vocabulaire différent. N'hésitez
pas 2 en patler avec le médecin de votre enfant.

Enfin, vous pouvez étre tenté par des médecines paralléles.
La encore, il est recommandé d'en parler avec le médecin
de votre enfant, afin de vérifier |'absence d'incompatibilité
médicamenteuse.
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Comme vous, I'équipe soignante

a a cceur de maintenir le dialogue,
de rechercher I'avis de votre enfant
et d'en tenir compte.

Le médecin et I'équipe sont la
pour vous aider dans ce dialogue
avec votre enfant.



Qu'est-ce que je signe ?

Je signe un formulaire de consentement. Ma signature ne
décharge en aucun cas le médecin de sa responsabilité ; elle ne
m'enléve aucun des droits prévus par la loi. Le formulaire
de consentement indique que j'ai été informé et que je suis
d'accord pour que mon enfant participe a cette recherche.
Il indique que mon enfant a également été informé en tenant
compte de son 4ge et qu'il n'a pas refusé de participer 4 ['essai
thérapeutique proposé. Il rappelle mes droits et la confiden-
tialité des données (toutes les données qui concernent mon
enfant sont anonymisées). Il indique que je peux révoquer
mon consentement A tout moment.

Ce formulaire de consentement est accompagné d'une notice
d'information qui présente succinctement l'essai, les bénéfices
éventuels et les risques du traitement, les examens et bilans
que devra faire mon enfant pour s'assurer qu'il peut participer
a l'essai.

Pourquoi est-il nécessaire que je signe ?

Vous devez signer parce que la loi impose au médecin de
recueillir votre consentement signé pour que votre enfant
entre dans I'essai. Le cadre légal garantit I'effort fourni pour
assurer la qualité de la recherche sans risques excessifs pour
votre enfant. Les deux parents doivent signer le formulaire de
consentement, sauf si vous étes le parent unique 2 disposer de
l'autorité parentale.
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Il existe tres souvent une fiche
d'information spécialement destinée
a votre enfant, qui reprend dans

des termes plus simples les grandes
lignes de la notice d'information qui
vous a été remise. Le consentement
écrit de votre enfant n'est pas
obligatoire, mais dans la plupart

des services il lui sera proposé
d'apposer sa signature, soit a coté
de la votre sur le formulaire de
consentement, soit sur un formulaire
établi a son intention.

Méme si cette signature n'a aucune
valeur juridique, elle peut aider les
enfants, notamment les plus grands,
et les adolescents, a se sentir actifs
dans les décisions thérapeutiques
qui les concernent.
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Vous allez devoir prendre votre décision quant 2 la participa-
tion de votre enfant 4 une recherche biomédicale. Nous vous
proposons de vous aider de la liste suivante pour vérifier que
vous connaissez bien les points les plus importants.

Le médecin m'a proposé que mon enfant
participe & un essai thérapeutique.

J'ai bien compris que I'objectif de I'essai
est d'améliorer les traitements existants.

Je sais que je peux refuser que mon enfant
participe a cette recherche.

J'ai bien compris que si je refuse sa participation,
cela n'aura pas de conséquence sur la qualité
de la prise en charge de mon enfant par I'équipe.

Je me suis fait expliquer ce qui n'était pas clair pour moi
dans la notice d'information.

Et si, apres avoir accepté, je change d'avis, j'ai bien
compris que cela n'aura pas de conséquence sur la qualité
de la prise en charge de mon enfant par ['équipe.

J'ai pu poser toutes les questions que je souhaitais.

A ce stade, je me considere comme bien informé(e)
pour prendre la décision que mon enfant participe
- ou non - 4 un essai thérapeutique qui entre dans
le cadre de la recherche biomédicale.

J’ai bien compris qu’il s’agit

d’un essai comparatif

La notion de “tirage au sort”
m'a été expliquée

d’un essai non comparatif

Repérez bien
la situation

qui concerne
votre enfant

Mon enfant est informé qu'il
lui est proposé de participer
a un essai thérapeutique.

Je pense que mon enfant

a regu toutes les informations
dont il a besoin.

Je I'ai incité & poser toutes
les questions qu'il souhaitait
au médecin et 2 I'équipe.

Mon enfant n'a pas refusé

de participer 2 cette recherche.

dont I'objectif est de tester
I'efficacité d'un nouveau
traitement, appelé essai
de phase I

dont I'objectif est de tester
la tolérance de |'organisme
au traitement, appelé essai
de phase |

S'il s'avére que vous n'étes
pas a méme de cocher de
nombreuses cases, peut-
éire est-il souhaitable que
vous ayez un nouvel entre-
tien avec le médecin de
volre enfant.

Je prends ma décision en tenant

compte de 'avis de mon enfant.
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Le texte de ce livret sera prochainement accessible sur les sites
de I'Espace éthique AP-HP : www.espace-ethique.org
et de la SFCE : www.sfpediatrie.com

Nous avons besoin de votre avis pour améliorer ce travail.
Merci d'envoyer vos critiques, avis et remarques a :
forum.espace-ethique@sls.aphp. fr

Le document que vous venez de lire est une invitation au
dialogue et une aide pour construire et maintenir une véritable
alliance thérapeutique entre votre enfant, vous, le médecin et
I'équipe soignante. Ce document a été élaboré avec beaucoup
de soin par des parents, des fréres et sceurs d'enfants malades,
des anciens malades et des soignants. Nous nous sommes
efforcés d'écrire un texte explicatif, simple et vrai sur les essais
thérapeutiques en cancérologie pédiatrique, qui vous aide a
identifier vos questions et vos besoins et qui vous propose
quelques repeéres dans le cheminement qui vous conduira
jusqu'a votre décision.

Un essai thérapeutique, c'est un espoir d'améliorer les traite-
ments pour |'avenir, tout comme les traitements d'aujourd hui
ont pu étre améliorés grice  la participation d'autres enfants
aux essais passés. Votre décision pourra venir s'inscrire dans
I'histoire de ces progres thérapeutiques.

La responsabilité de ce texte est assurée par le groupe de
réflexion et de recherche : Parents et soignants face a l'éthique
en pédiatrie, au sein de 'Espace éthique Assistance Publique-
Hépitaux de Paris et du département de recherche en éthique
de l'université Paris Sud-11. Il a été élaboré en partenariat avec
la Société francaise de lutte contre les cancers et les leucémies
de I'enfant et de 1'adolescent (SFCE) et avec I'aide de nom-
breux relecteurs.
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recoit un traitement
de référence

Votre enfant

participe a un essai
thérapeutique

études interventionnelles /
signature d'un formulaire
de consentement

“Méme lorsqu'il n'est pas proposé d'essai thérapeutique a votre enfant, il est utile
d'enregistrer les données des malades ; elles sont conservées de fagon anonyme
aans un fichier informatique rassemblant les données de tous les centres ol elles
sont appliquées. Les résultats concernant ces malades peuvent ainsi étre
comparés a ceux des études antérieures. De telles études sont qualifices d'études
observationnelles. L 'intérét de ces études est également d'homogénéiser les
procédures de soins et d'en améliorer ainsi la qualité. Il vous est alors demandé
de signer un formulaire d'autorisation d'informatisation des données,
obligatoire dans le cadre de la loi informatique et liberté.

sans enregistrement

collectif de données* traitement qui n'entre pas

dans le cadre d'une recherche

avec enregistrement collectif de données rendues anonymes
études observationnelles / signature d'un formulaire
d'autorisation d'informatisation des données*

dans le cadre d’un essai comparatif (essai de phase lll)
dont I'objectif est d'identifier le meilleur traitement

entre le traitement de référence et un traitement a I'essai.
Attribution aléatoire du traitement (tirage au sort)

Essai de phase Il
dont I'objectif est de
tester |'efficacité d'un
nouveau traitement

dans le cadre d'un
essai non comparatif

Essai de phase |

dont |'objectif est de
déterminer la tolérance de
I'organisme au traitement
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Groupe de réflexion et de recherche
au sein de I'Espace éthique
Assistance Publique - Hopitaux de
Paris : Parents et soignants face a
I'éthique en pédiatrie

Dominique Davous, parent, Apprivoiser
I'absence, groupes d'entraide pour parents
en deuil au sein de I'association Choisir
I'Espoir-lle de France.

Frangois Doz, pédiatre, département
d'oncologie pédiatrique, Institut Curie, Paris.
Frédéric Desdouits, parent.

Mélanie Heard, doctorante en science
politique, secrétaire de rédaction de la revue
Transcriptases.

Chantal Aubert-Fourmy, médecin, CCPPRB,
hopital Ambroise Paré Boulogne-Billancourt.
Bernard Asselain, médecin, biostatisticien,
Institut Curie, Paris. André Baruchel, pédiatre,
service d'hématologie pédiatrique, hopital
Robert Debré, AP-HP. Dominique Carpen-
tier, parent. Christiane Cerny, infirmigre,
service d'oncologie pédiatrique, Institut Curie,
Paris. France Corroyez, infirmiére coordon-
natrice de greffe de moelle osseuse, service
d'hématologie pédiatrique, hopital Robert Debré,
AP-HP. Yasmina Deschamps, fratrie, mas-
seur-kinésithérapeute, hopital de la Rochelle.
Damien Dubois, ancien malade, président
de Jeunes Solidarité Cancer. Elie Haddad,
pédiatre, service d'immunologie, hopital Sainte
Justine, Montréal, Québec. Philippe Hid-
den, parent, Coordination Nationale France
Moelle Espoir, association Cent pour Sang
la Vie. Sylvie Nomdedeu, cadre infirmier,
service d'hématologie pédiatrique, hopital
Trousseau, AP-HP.

Avec la collaboration de :

Sophie Brissaud, psychologue, départe-
ment de pédiatrie, CHU de Grenoble.
Christian Carrie, oncologue radiothéra-
peute, centre Léon Bérard, Lyon. Jacqueline
Clavel, médecin épidémiologiste, INSERM
U170, Paris. Michel Clerget, parent. Carole
Coze, pédiatre, service d'oncologie pédia-
trique, hopital d'enfants de la Timone, Marseille.
Anne-Sophie Delabroise, infirmiére, héma-
tologie, HEGP, Paris. Thomas Desdouits, fra-
trie. Michel Duval, pédiatre, hématologie
pédiatrique, hopital Sainte Justine, Montréal,
(Québec. Annick Ernoult, formatrice, Unité
Frangois-Xavier Bagnoud-Fondation Croix-
Saint-Simon, Paris. Jean-Claude Gentet,
pédiatre, service d'oncologie pédiatrique,
hopital d'enfants de la Timone, Marseille. Marc
Guerrier, adjointau directeur, Espace éthique
AP-HP. Emmanuel Hirsch, professeur,
université Paris Sud-11, directeur, Espace
éthique, AP-HP. Catherine Le Grand
Sébille, socio-anthropologue, faculté de
médecine, université de Lille Il. Frangoise
Méchinaud, pédiatre, unité d'oncologie
pédiatrique, hopital mére-enfant, Nantes.
Nathalie Navarro, parent, Junior Solidarité.
Yves Perel, pédiatre, service de pédiatrie,
centre hospitalier Pellegrin, Bordeaux.
Dominique Plantaz, pédiatre, département
de pédiatrie, CHU de Grenoble. Isabelle
Ponsar, parent, association Capucine. Hervé
Rubie, pédiatre, unité d'hémato-oncologie,
hopital des enfants, Purpan, Toulouse.
Daniele Sommelet, pédiatre, présidente de
la SFCE.
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La maladie grave d’'un enfant bouleverse sa vie et perturbe
ses reperes. Source d’inquiétudes, de doutes et d’interro-
gations, elle affecte également ses proches confrontés a
des responsabilités lourdes et délicates. Il importe donc
de mieux comprendre les enjeux afin d’établir une relation
confiante et efficace avec les équipes soignantes, mais
également de prendre les décisions dans un contexte
favorable a tous.

Il est proposé que votre enfant participe a une recherche
de nature a contribuer au traitement de sa maladie.
Cette démarche n’est jamais simple : les questions qu’elle
suscite sont nombreuses et complexes. Ce livret constitue
un guide pratique susceptible de vous accompagner en
présentant de maniére concréte certaines données indis-
pensables 4 la compréhension d’un essai thérapeutique.
D’expérience on sait & quel point les proches d’un enfant
éprouvent le besoin d’une information claire et de qualité.
Clest ainsi qUils sont en mesure d’assumer leur réle
propre dans le cadre d’un véritable partenariat avec
I’équipe soignante.

Pour votre enfant comme pour vous, ce livret doit
constituer une aide. Il ne saurait pour autant se substituer
a échange et au dialogue indispensables 4 la relation de
confiance entre les professionnels de santé et ceux qu’ils
soignent. Chacun, selon ses compétences, a pour préoc-
cupation essentielle la santé de votre enfant.
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