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Badania kliniczne.
Co kazdy pacjent wiedzie¢ powinien

Po co prowadzone s badania kliniczne? Czym sie réznia?
Jakie sa korzysci, a jakie ryzyka wynikajace z uczestnic-
twa w badaniu klinicznym? Na te i inne pytania znaj-
dziesz odpowiedz w tym artykule.

Kazdy lek przed wprowadzeniem na rynek musi zostac za-
twierdzony przez odpowiednie organy regulacyjne, w Unii
Europejskiej jest to Europejska Agencja Lekow (EMA), w Sta-
nach Zjednoczonych Agencja ds. Zywnosci i Lekéw (FDA).
Obie instytucje podejmuja decyzje o dopuszczeniu (lub nie)
do obrotu na rynku danego leku w oparciu o dokumentacje
z badan przedklinicznych i klinicznych, ktéra to potwierdzac
musi jego bezpieczenstwo i skutecznos¢. Proces ten podle-
ga rygorystycznym regulacjom i musi byé zgodny z Zasada-
mi Dobrej Praktyki Klinicznej, ktére sg jednakowe i stoso-
wane na catym $wiecie.

Miliardy i lata

W tym miejscu nalezatoby przyblizyé proces powstawania
nowego leku oraz wprowadzania go na rynek. Proces ten
jest bardzo kosztowny i dtugotrwaty, wymagajacy naktadéw
dochodzacych do kilku miliardéw ztotych i trwa z reguty od
10 do 15 lat.

W efekcie badan laboratoryjnych, badawczo-rozwojowych
wynajdowane s3g zwigzki chemiczne ktére maja potencjat
terapeutyczny w danym schorzeniu. Szacuje sie, ze z 10-15
tys. wynalezionych zwigzkéw jedynie 250 o najwiekszym
potencjale przechodzi do badan przedklinicznych, w kto-
rych poddawane s3 prébom laboratoryjnym na hodow-
lach komoérkowych oraz testom na zwierzetach (najczesciej
myszach). W tej fazie badan oceniany jest sposob dziata-
nia substancji na zywy organizm oraz jej bezpieczenstwo.
Z tych kilkuset badanych zwigzkéw jedynie kilka przejdzie
do kolejnego etapu, czyli badan klinicznych z udziatem ludzi.

Badania kliniczne podzielone sg na cztery fazy

Faza l

Bierze w niej udziat niewielka liczba oséb (20-100 osdb),
najczesciej zdrowych ochotnikédw. Podczas badan oceniane
jest bezpieczenstwo oraz wstepne dawkowanie danej sub-
stancji. Badania rozpoczynaja sie od zastosowania bardzo
matej dawki, ktora nie wykazata toksycznosci podczas badan
z udziatem zwierzat. Ocenia sie reakcje organizmu na te sub-
stancje oraz czy nie jest ona szkodliwa. Nastepnie stopniowo
zwieksza sie dawke az do pozadanego poziomu. Podczas tej
fazy badan ocenia sie takze farmakokinetyke substancji, czyli
jak jest ona ,traktowana” przez organizm oraz farmakodyna-
mike, czyli jak dana substancja wptywa na organizm.

Faza ll

W fazie drugiej biorg udziat osoby z jednostka chorobowa
lub wskazaniem zdrowotnym, ktérego leczenie dang sub-
stancja moze by¢ skuteczne. Badania prowadzone s3 naj-
czesciej na grupie 100-500 ochotnikéw. Faza druga badan
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jest obowiazkowa nie tylko dla nowych lekéw, ale takze
dla istniejgcych juz lekéw i kombinacji obecnych na rynku
substancji czynnych, w przypadku oceny bezpieczenstwa
i skutecznosci w leczeniu innych schorzen. Czesto badana
jest rowniez skutecznos¢ réznych dawek, tak, by w kolejnej
fazie badan méc okresli¢ dawkowanie. W zaleznosci od pro-
tokotu, ocenie podlega¢ moga takze inne kryteria, jak far-
makokinetyka, farmakodynamika, zmiany w obrazowaniu,
biomarkery, jako$¢ zycia pacjentéw. Na zakoniczenie fazy I,
jezeli korzysci (skutecznosc i bezpieczenstwo) danego pro-
duktu przewyzszajg znacznie ryzyko, podejmowana jest de-
cyzja o przejsciu do fazy trzeciej.

Faza lll

W trzeciej fazie badan klinicznych lek testowany jest na
grupie liczacej od 500 nawet do 5 tysiecy ochotnikéw do-
branych wedtug scisle okreslonych kryteriéw. Jej celem jest
ostateczne potwierdzenie skutecznosci i bezpieczenstwa da-
nego leku, jak réwniez ocena innych kryteriow, np. farma-
kokinetyka, farmakodynamika, zmiany w obrazowaniu, bio-
markery, jakosc¢ zycia pacjentéw, itd. Wyniki badan tej fazy sg
podstawg do uzyskania rejestracji danego leku jak rowniez
sg wykorzystywane w dalszych dziataniach marketingowych.

Faza IV

Faza czwarta prowadzona jest po wprowadzeniu danego
leku na rynek. Oceniana w niej jest dtugoterminowa sku-
teczno$¢ leku w codziennej praktyce klinicznej jak rowniez
bezpieczenstwo - szczegblnie pod katem mniej powszech-
nych dziatan niepozadanych, ktérych nie zaobserwowano
na wczesniejszych etapach badan. Celem tej fazy jest takze
potwierdzenie wynikéw badan z wczes$niejszych faz.

Istnieje wiele schematéw przeprowadzania badan klinicz-
nych. Najlepsza, biorac pod uwage wiarygodnosc¢ otrzymanych
wynikdw (najmniejsze ryzyko btedu statystycznego) forma ba-
dan, jest badanie randomizowane, przeprowadzone metoda
podwdjnie $lepej préby z grupa kontrolna. Co to oznacza?

Randomizacja - w przypadku randomizacji kazdy pacjent,
ktéry spetnia warunki wtaczenia do badania, ma takie same
szanse by znaleZ¢ sie w jednej z badanych grup (ramion bada-
nia), czy to pod wzgledem przyjmowanej substancji (lek ba-
dany/ lek standardowy/ placebo), czy stosowanej dawki. Jest
to losowa metoda przydziatu do danej grupy. Kazda z grup
musi by¢ dobrze zbilansowana pod wzgledem np. ptci, czasu
trwania czy aktywnosci choroby, przyjmowanych lekoéw, itd.
w konsekwencji grupy badane s3 ze soba poréwnywalne.

Podwdjne zaslepienie - metoda ta oznacza, ze zaréw-
no zespo6t prowadzacy badanie, jak i osoba biorgca w nim
udziat, nie wie do ktoérej z grup zostata przypisana. Nato-
miast w badaniu pojedynczo zaslepionym, zesp6t prowa-
dzacy badanie wie, w ktoérej grupie znajduje sie uczestnik,
z kolei uczestnik takiej wiedzy nie posiada.

Grupa kontrolna - uczestnicy grupy kontrolnej otrzymuja
lek standardowy poréwnywany wzgledem badanego leku
lub placebo.
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Czym jest placebo? Placebo jest nieaktywna substancja,
ktora jednak wyglada identycznie jak prawdziwy lek, musi
mie¢ ten sam smak, kolor, forme podania. Uzycie placebo
w badaniach klinicznych jest istotne, aby wyeliminowaé
czynnik psychologiczny stosowania danego leku. Ze wzgle-
dow etycznych, stosuje sie limity czasowe w podawaniu
placebo. Efekt placebo obserwuje sie w niektérych bada-
niach u co trzeciego pacjenta.

Proces przystapienia do badania klinicznego

Przystapienie do badania klinicznego poprzedza rekruta-
cja. Osoby zainteresowane przechodza wstepng kwalifika-
cje w oparciu o kryteria wiaczenia i wytgczenia. Kryteriami
takimi moga by¢: wiek, pte¢, historia leczenia, rodzaj i sta-
dium choroby, wyniki badan laboratoryjnych i inne. Osoby
spetniajagce wymagania wstepne sg kierowane na badania
przesiewowe, podczas ktorych potwierdza sie spetnienie
kryteribw witgczenia. Podczas kolejnego spotkania, oso-
ba spetniajgca kryteria uzyskuje szczegétowe informacje
o badaniu klinicznym. Przekazywany jest jej dokument -
informacja dla uczestnika badania klinicznego. Dokument
ten jest bardzo istotny i nalezy sie z nim dokfadnie zapo-
znac. Muszg by¢ w nim opisane wszystkie aspekty badania,
m.in.: charakterystyka i cel badania, stosowane leki, faza
badania, grupy badane, potencjalne dziatania niepozadane,
obowiazki uczestnika, schemat badania, czas jego trwania,
harmonogram badan kontrolnych oraz procedur medycz-
nych i wiele innych. Dokument ten moze liczy¢ kilkadzie-
sigt stron. Uczestnik musi mie¢ wystarczajaca ilo$¢ czasu
na zapoznanie sie z nim oraz mozliwo$¢ skonsultowania
z lekarzem wszystkich watpliwosci. Po zaznajomieniu sie
z informacjami uczestnik badania oraz lekarz podpisuja for-
mularz swiadomej zgody. Ponowne podpisanie dokumentu
jest konieczne w przypadku dokonania jakiejkolwiek zmia-
ny w procedurze badania.

Jak znalez¢ badanie?

1. Zapytaj lekarza czy bierze udziat w jakims projekcie lub
posiada informacje o prowadzonych badaniach klinicz-
nych w twoim wskazaniu chorobowym.

2. Poszukaj w Internecie korzystajac z wyszukiwarek inter-
netowych badan klinicznych

- strony miedzynarodowe: www.clinicaltrials.gov (bada-
nia kliniczne prowadzone na catym $wiecie - najwieksza
i prawdopodobnie najbardziej przyjazna uzytkownikowi
wyszukiwarka), www.clinicaltrialsregister.eu (badania
kliniczne prowadzone w Unii Europejskiej),

- polskojezyczne wyszukiwarki badan klinicznych  wy-
szczegoblnione na stronie Agencji Badan Medycznych (za-
ktadka Dla pacjenta/ Wyszukiwarki badan klinicznych):
www.abm.gov.pl

Decyzja o udziale w badaniu klinicznym

Decyzja o przystapieniu do badania klinicznego moze by¢
trudna i kazdy powinien jg podja¢ indywidualnie, analizujgc
wszystkie za i przeciw. Ponizej znajduja sie korzysci i ryzyka.

Korzysci:
- dostep do nowoczesnego leku lub metody leczenia,
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- uczestnictwo w badaniu klinicznym moze okaza¢ sie naj-
lepsza dostepng metoda leczenia, w przypadku gdy inne
formy leczenia w kraju s ograniczone,

- mozliwos¢ wykonywania szerokiego wachlarza badan, ktére
standardowo nie sg dostepne w ramach standardowej opieki
medycznej (badania kliniczne wymagaja czesto lepszej dia-
gnostyki i monitorowania przebiegu choroby oraz skuteczno-
$ci stosowanej terapii),

- przyczynienie sie do postepu w medycynie (kazdego roku
na $wiecie prowadzonych jest ok. 100 tys. badan klinicz-
nych, w rezultacie ktérych rejestrowanych jest ok. 50 no-
wych lekow).

Ryzyka:

- efekty leczenia oraz dziatania niepozadane moga by¢ gor-
sze niz przy standardowej terapii,

- mozliwe znaczne pogorszenie stanu zdrowia lub przebiegu
choroby w przypadku otrzymania placebo,

- mozliwo$¢ doswiadczenia nieprzyjemnych, powaznych dzia-
tan niepozadanych wynikajacych z terapii eksperymentalnej,

- udziat w badaniach moze by¢ bardziej angazujacy niz przy
standardowej terapii (czeste podréze, pobyty w szpitalu,
wizyty u lekarza, wieksza ilo$¢ badan).

W tym miejscu warto dodad, ze zgodnie z polskim prawem
farmaceutycznym zaréwno sponsor badania (firma farma-
ceutyczna) jak i zesp6t badawczy, musza posiadaé ubezpie-
czenie odpowiedzialnosci cywilnej. Wysoko$¢ minimalnej
sumy ubezpieczenia uzalezniona jest od liczby uczestnikéw
badania. W przypadku gdy pacjent doswiadczy trwatego
uszczerbku na zdrowiu moze domagac sie odszkodowania.
Roszczenie moze zostac ztozone do lekarza prowadzacego
badanie lub bezposrednio do ubezpieczyciela lekarza badz
sponsora. Uczestnik badania ma prawo wgladu do polisy
ubezpieczeniowej badania przez caty okres jego trwania.
Nalezy pamieta¢, ze przed przystapieniem do badania
uczestnik podpisat Swiadoma zgode na udziat w nim, przez
co zaakceptowat udziat w testowaniu leku bedacego w fazie
badan klinicznych i zwigzane z nim ryzyko, w tym wystapie-
nie mozliwych dziatan niepozadanych. Dlatego nie wszyst-
kie wnioski o odszkodowanie moga by¢ uwzglednione.

Artykut powstat w oparciu o materiaty edukacyjne w ramach
Akademii prowadzonej przez Europejskg Federacje Stowarzyszen
Crohna i Colitis Ulcerosa - EFCCA Academy, strony internetowe:
https://www.badaniaklinicznewpolsce.pl/, https://eupati.eu/

Magdalena Sajak-Szczerba, dr n. med. Ariel Liebert
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Propozycja najwazniejszych pytan, ktére mozna zadac lekarzowi
przed podjeciem decyzji o udziale w badaniu klinicznym:

1.

2.

10.

11.

Na czym polega badanie kliniczne, w ktérym mam wziaé¢ udziat?
Jaki jest cel jego prowadzenia?

Jakie leki lub leczenie bedzie stosowane w ramach badania kli-
nicznego? Kto bedzie decydowac o tym, jakie leki otrzymam? Na
jakiej podstawie beda podejmowane te decyzje?

Jakie badania, testy lub zabiegi beda u mnie wykonywane pod-
czas badania klinicznego?

Czy uczestnictwo w badaniu klinicznym wiaze sie z jakimi$ obo-
wigzkami? Jakie to obowigzki?

Czy moje uczestnictwo w badaniu klinicznym wigze sie dla mnie
z jakimkolwiek ryzykiem lub niebezpieczenstwem? Czy jakie$ nie-
bezpieczenstwo moze grozi¢ mojemu dziecku lub mnie, jesli w
trakcie badania zajde w cigze? Czy karmienie piersig w czasie trwa-
nia badania moze by¢ szkodliwe lub niebezpieczne dla dziecka?
Czy uczestnictwo w badaniu klinicznym bedzie sie dla mnie wig-
zac z jakimi$ wymiernymi korzysciami finansowymi lub material-
nymi? Czy za uczestnictwo w badaniu otrzymam wynagrodzenie?
Czy dostepne sa metody leczenia mojej choroby inne niz stoso-
wane w tym badaniu klinicznym? Jakie to metody i czy s3 one
skuteczne? Jakie jest zwigzane z nimi ryzyko?

Czy bede leczony i w jakim osrodku, jezeli w trakcie badania kli-
nicznego moj stan zdrowia sie pogorszy lub poniose jakie$ szko-
dy wynikajace z mojego udziatu w badaniu? Czy w takiej sytuacji
otrzymam odszkodowanie i w jakiej wysokosci?

Jak beda przekazywane wyptaty zwigzane z moim uczestnic-
twem w badaniu?

Czy w zwigzku z moim uczestnictwem w badaniu klinicznym bede
musiat(a) ponosic¢ jakies koszty? Jezeli tak, to za co mam ptacic,
jakie kwoty i kiedy?

Czy mdj udziat w badaniu jest dobrowolny? Czy moge wycofac
sie z badania? Czy s3 jakie$ ograniczenia co do czasu wycofania
sie z badania? Czy w razie wycofania sie z badania lub odmowy

12.

13.

14.

15.

16.

17.

18.

19.

uczestniczenia w nim bede musiat(a) ponies¢ koszty lub strace
dostep do jakich$ swiadczen, lekéw lub opieki?

Czy dokumentacja dotyczaca mnie, mojego stanu zdrowia lub
mojej choroby bedzie udostepniana komukolwiek? Jesli tak, czy
bede o tym fakcie i informowany(a) lub pytany(a) o zgode?

Czy ktokolwiek bedzie miat dostep do mojej wczesniejszej do-
kumentacji medycznej lub historii mojej choroby? Jezeli tak, to
kto? Czy bede w takiej sytuacji informowany(a) o tym fakcie lub
pytany(a) o zgode?

Czy moja dokumentacja medyczna oraz moje dane osobowe
moga zosta¢ w jakikolwiek sposéb ujawnione? Jezeli badanie
zostanie opublikowane w formie np. artykutu, to czy znajda sie
w nim moje dane osobowe, zdjecie lub inne informacje, ktére
umozliwia identyfikacje mojej osoby?

Czy zostane poinformowany, jezeli w trakcie mojego uczestnic-
twa w badaniu klinicznym zajda jakiekolwiek nowe okolicznosci,
ktére moga wptynac¢ na moja ewentualng rezygnacje z uczest-
nictwa?

Z kim moge sie kontaktowaé, aby otrzymac informacje na temat
badania, moich praw jako uczestnika oraz uzyska¢ pomoc w razie
poniesienia szkody w zwigzku z uczestnictwem w badaniu?

Czy istnieje mozliwo$¢, ze bede musiat(a) przerwac uczestnictwo
w badaniu klinicznym? Jakie okolicznosci lub zdarzenia moga spo-
wodowac przerwanie udziatu w badaniu?

Jak dtugo ma trwa¢ moj przewidywany udziat w badaniu klinicz-
nym?

Jaka jest przewidywana liczba uczestnikéw badania klinicznego,
w ktérym mam wzigc¢ udziat?

Pytania pochodza z bazy danych Zwiazku Pracodawcéw Innowacyjnych Firm

Farmaceutycznych

INFARMA  https://www.badaniaklinicznewpolsce.pl/

najwazniejsze-informacje-dla-uczestnika-badan/wazne-dla-uczestnikow-
badan-klinicznych/o-co-zapytac-przed-podjeciem-decyzji/

GOry moja pasja

Moja historia z chorobg Le$niow-
skiego-Crohna zaczeta sie na poczat-
ku 2011 roku. Cztery lata pdzniej,
bedac kolejny raz w szpitalu, po-
znatem przesympatyczne wolonta-
riuszki, ktére daty mi do poczytania
broszurki na temat NZJ, a nastepnie
wprowadzity mnie do stowarzysze-
nia ,J-elita” i przekonaty, ze my tez
mozemy zy¢ normalnie. Zachecony,
z wielka nieSmiatoscia zdecydowa-
tem sie pojechaé¢ w sierpniu na moj
pierwszy turnus z ,J-elit3” do Poro-
nina. Nie bytem przygotowany, zeby
pojs¢ w gory, ale bardzo mita Marle-
na, widzac moje obawy, zachecata:
»,ChodZ, sprébuj. Zobaczysz, ze dasz
rade”. Nie ukrywam, obawiatem sie
o to, jak sie zachowa mdj organizm,
ale ku mojemu mitemu zaskoczeniu
na szlaku zapomniatem o biegunce
i boélach brzucha! Pamietam pierw-
szy zdobyty przeze mnie powazny
gorski punkt - Czarny Staw pod Ry-
sami. Nastepne dni tez byty ciekawe.
Codziennie gdzie§ wychodzilismy.
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Od szesciu lat co roku jestem w goé-
rach i co roku zdobywam nowe szczy-
ty. Staram sie cieszy¢ tym na maksa,
nieraz pot leje sie po czole, organizm
sie meczy, mam juz dosy¢, ale mimo
to ide dalej i wdrapuje sie na kolejny
wierzchotek. Nie inaczej byto pod-
czas letniego turnusu w 2021 roku.
Juz pierwszego dnia, wspdlnie z Jolka
Michalik, wyszliSmy w poszukiwaniu
nowych widokow przez Kalatowki
na Kope Kondracka. tatwo nie byto
tatwo, gdyz wracaliSmy juz po zmro-
ku. Nastepnego dnia poszliémy na
Kasprowy Wierch, a kolejnego w Do-
line Pieciu Stawéw. Gdy tylko sie
tam pojawilismy, mgta sie rozstapita,
odstaniajac piekne widoki. Nie byt-
bym soba, gdym jeszcze nie zahaczyt
o Morskie Oko.

Jestem dumny ze swoich gorskich
osiggnie¢. Dwa lata temu wszedtem
na Czerwone Wierchy i na Rysy. Nie
wymienie wszystkich szczytéow, ktére
zdobytem. Mam ich juz sporo na kon-
cie. Mimo barier, jakie stawia przede
mna choroba, jestem szczesliwy, ze
moge chodzi¢ po gérach. Przemie-

rzanie tatrzanskich szlakédw daje mi
radosc i site, ktérych zycze sobie i in-
nym z rodziny ,J-elity”. Pasja, ktorg sie
zarazitem sze$¢ lat temu, jest ze mna
do dzis. Zakochatem sie w gérach,
a wedréwki po grzbietach i dolinach
to moje lekarstwo. Zachecam wszyst-
kich do skorzystania z wyjazdéw na
turnusy z ,J-elitg”!

Leszek Morawski
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