Criar um medicamento. Fase 8:
Estudos confirmatdrios

Introducao

Demora mais de 12 anos e custa, em média, mais de mil milhdes
de Euros para realizar toda a investigacao e desenvolvimento
necessaria antes de um novo medicamento esta disponivel para
utilizacao pelos doentes.

0 desenvolvimento de medicamentos é um empreendimento de alto
risco. A maioria das substancias (cerca de 98 %) em
desenvolvimento nao chegam nunca ao mercado sob a forma de
novos medicamentos. Isto é principalmente devido ao fato de
que quando se analisam os beneficios e riscos (efeitos
secundarios negativos) obtidos durante o desenvolvimento,
estes nao sao bem comparados com os medicamentos que ja se
encontram disponiveis para os doentes.

0 desenvolvimento de um novo medicamento pode dividir-se em 10
fases diferentes. 0 artigo seguinte descreve a Fase 8: Estudos
confirmatérios.

Fase 8: Desenvolvimento para o
lancamento: Estudos clinicos de
Fase III — Estudos confirmatdrios

Os ensaios de Fase III (também denominados de estudos
confirmatdrios) constituem a parte mais longa, mais complicada
e mais cara do desenvolvimento de um medicamento. 0 objetivo é
confirmar a eficacia e a seguranca do composto candidato numa
grande populacao de doentes.
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A decisao de avancar para ensaios de Fase III apenas é tomada
se for suportada por toda a informacao dos estudos anteriores,
assim como das unidades de fabrico e comerciais. 0 desenho
destes ensaios também é de fundamental importancia. Como tal,
antes do inicio dos ensaios de Fase III, sao realizadas muitas
reunides para discutir a questao com especialistas externos,
autoridades regulamentares, grupos de doentes e outros. Desta
forma garante-se que estao a ser feitas as perguntas corretas
e que se estd a recolher a informacao adequada. 0 numero de
doentes a incluir no ensaio também é muito importante de modo
a permitir interpretar devidamente os resultados e cumprir os
requisitos das autoridades regulamentares.

Toda a informacao recolhida nas fases anteriores é utilizada
para tomar decisdes importantes como:

=a formulacao final do medicamento (como a substancia
ativa é combinada com outras substancias quimicas);

a dose a testar

= que doentes podem ser incluidos (critérios de inclusao)

= que doentes nao podem ser incluidos (critérios de

exclusao)

0 numero de doentes necessario

o0 desenho do estudo

= a duracao do estudo

=a forma como a eficacia e a seguranca serao medidas

os testes estatisticos que serao utilizados

Nesta fase, os ensaios podem incluir milhares de doentes. No
entanto, isto dependera do que é que se pretende tratar com o
medicamento (a "indicacao"). Por exemplo, os ensaios de Fase
IITI podem ser realizados com populacbes mais pequenas se a
indicacao for uma doenca pouco frequente.

Os estudos de Fase III podem incluir milhares de doentes, sao
realizados em muitos paises e requerem uma grande experiéncia
para serem realizados de forma eficaz. Como tal, sao muito
caros e demoram muito tempo. No entanto, é a Unica forma de



obter uma imagem clara da relacao entre a eficdcia do
medicamento (se funciona) e a sua seguranca (se é bem
tolerado), o que é muito importante.

Os ensaios de Fase III constituem a parte mais longa, mais
complicada e mais cara do processo de desenvolvimento de um
medicamento. Mais de 50% dos medicamentos nao superam esta
fase. De um modo geral, a taxa de insucesso dos projetos,
desde a fase de descoberta, é superior a 97 %. 0 retorno
gerado pelos escassos medicamentos que conseguem chegar ao
mercado cobrirao os custos de todos os projetos, tanto dos que
foram concluidos com éxito como dos que fracassaram.
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