Badania kliniczne prowadzone
na matych populacjach

Podczas projektowania badan klinicznych w matych populacjach
nalezy zachowa¢ réwnowage miedzy tym, co jest niezbedne, i
tym, co jest prawdopodobnie potrzebne, aby naukowcy mogli
pozna¢ dziatanie nowych lekéw w specjalnych warunkach. Jesli
niewiele o0s6b choruje na dang chorobe, wyzwaniem jest
rekrutacja wystarczajgcej 1liczby pacjentéw. Organizowanie
takich badan nastrecza liczne trudnosci.

Nalezy zauwazy¢, ze wprawdzie miedzy matymi i specjalnymi
populacjami istnieje ro6znica, ale populacje te naktadajag sie
na siebie. Nie ma powszechnie uzywanej definicji matych

populacji.' Termin moze dotyczyé na przyktad:

=grup, w ktdérych wystepuje rzadka choroba, wtgcznie z
konkretnymi rodzajami czesciej wystepujacych choréb,
takich jak rzadkie rodzaje raka

= dzieci (pacjenci pediatryczni)

» 0soby w podesztym wieku (pacjenci geriatryczni)

Niektére grupy w populacji ogdélnej mogg wymagac specjalnych
badan. Takie grupy sg definiowane jako populacje specjalne i
obejmujg: pacjentéw z uposSledzeniem wydalania, osoby w
podesztym wieku, kobiety ciezarne 1 karmigce, dzieci 1
podgrupy etniczne. Moze tak by¢, poniewaz:

= istniejg okreslone ryzyka lub korzysci, ktdore wymagaja
szczegdlnej uwagi w przypadku okreslonych populacji;
= moze by¢ wymagana inna dawka lub schemat leczenia.

Jesli nie istnieje uznana terapia referencyjna (standard),
jako poréwnanie stosuje sie placebo, jednak istniejg
watpliwosci etyczne dotyczgce dopuszczalno$ci stosowania
takiego rozwigzania u pacjentdéw. Jesli, ze wzgleddw etycznych
nie mozna zaakceptowac¢ placebo, celem poznania dziatania
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nowego leczenia w populacji pacjentow (bez standardu), nalezy
przeprowadzi¢ badanie wytgcznie obserwacyjne lub badanie bez
grupy kontrolnej (przyjmujgcej 1inne leczenie w celu
pordwnania) .

W przypadku ograniczonego dostepu do danych pacjentéw, nalezy
rozwazy¢ wykorzystanie informacji, ktdére mozna uzyskac za
pomocg zwierzecych modeli choroby, oraz uwzgledni¢ ich wartos¢
prognostyczng do oceny skutecznosci i bezpieczenstwa
stosowania u ludzi.

Podczas gromadzenia danych nalezy wzig¢ pod uwage nastepujace
czynniki:

 maksymalizacja gromadzenia istotnych informacji

= ograniczenie obcigzenia uczestnikéw badania

» zapobieganie nieuwzglednianiu pacjenta w koncowych
pomiarach (loss-to-follow-up)

Strategia opracowywania leczenia stosowanego w matych
populacjach powinna zosta¢ wcze$niej omowiona z organami
nadzorujgcymi w ramach porady naukowej/pomocy przy tworzeniu
protokotu badania.

Na 0g6t skutecznos¢ jest mierzona w odniesieniu do:

» Wyleczenia

= Przezycia

= Czasu do progresji choroby

= Okresu przezycia bez progresji choroby

» Cofniecia sie nieprawidtowego dziatania narzadu
= Stabilizacji choroby

Te klasyczne parametry mogg okaza¢ sie nieodpowiednie w
przypadku matych populacji, poniewaz moze okazac¢ sie
niemozliwe zgromadzenie informacji lub danych w ilosci
wystarczajgcej, aby osiggngé¢ wymagany poziom ufnosci dowodow.
Do mierzenia efektéw nalezy wybra¢ najodpowiedniejsza
metodologie (punkt koncowy). W pewnych przypadkach moze by¢



mozliwe jedynie mierzenie ztagodzenia objawdw, jakosci zycia
lub biomarkerdéw, dlatego nalezy rozwazy¢ zastosowanie
potaczenia metod pomiardédw podobnych parametréw i uzyskanie
sensowych wynikow.

Najodpowiedniejsze dla matych populacji jest uzycie projektéw
z mozliwo$cig dostosowania. Dzieki temu badacze moga na
przyktad obserwowa¢ wyniki w trakcie badania i zlikwidowad
jedno z jego ramion, jes$li nie wida¢ w nim zadnych efektow.
Inng opcjag przy adaptacyjnej strukturze metodycznej jest
potgczenie Fazy II i III rozwoju klinicznego w jednym badaniu,
tym samym redukujgc sume wymaganych pacjentdéw potrzebnych do
rozwoju nowego leczenia.
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Zataczniki

- Etyczne 1 praktyczne wyzwania zwigzane Zz
organizacjag badan klinicznych w matych populacjach
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Prezentacja przestawiajgca szczeg6towe informacje na
temat etycznych i praktycznych wyzwan zwigzanych z
organizacjg badan klinicznych w matych populacjach.

A2 4.18 V1.2



