Ocena wartosci wynikow
badania klinicznego

Wprowadzenie

Nie wszystkie badania kliniczne przeprowadza sie w taki sam
sposob. W trakcie podejmowania decyzji, jaka wage nadad
wynikom badania klinicznego, warto rozpatrzy¢ kilka kluczowych
zagadnien.

Jak dobrze badanie zostato
zaprojektowane?

Nie ma jednego projektu, ktdéry pasuje do wszystkich badan
klinicznych. Jest to bardziej kwestia tego, czy projekt
badania odpowiada okolicznosciom. Cho¢ szeroko zakrojone
badania sa na o0g6t* bardziej miarodajne niz te o mniejszym
zakresie, oceny tego nalezy dokonywa¢ zgodnie z zasadami
zdrowego rozsgdku. Na przyktad badanie rzadkiego wrodzonego
niedoboru aktywnosci enzymu nigdy nie obejmie 5000 pacjentoéw,
w przeciwienstwie do czesto przeprowadzanych badan leczenia
zawatu serca. Podobnie, okres obserwacji po leczeniu trwajacy
kilka tygodni jest catkowicie wystarczajgcy w przypadku badan
dotyczgcych zapalenia ptuc, nie sprawdzi sie jednak w
przypadku badan leku antykoncepcyjnego. Stosowanie grupy
placebo, bardzo pomocne w interpretacji wynikdéw, w niektdrych
sytuacjach jest nieetyczne (np. badania chorob zagrazajgcym
zyciu, ktorych skuteczne leczenie jest znane). Badania
poréwnawcze sg najlepszym sposobem oceny skuteczno$ci, jednak
szerzej zakrojone i dtuzej trwajgce badania otwarte daja
lepsze mozliwosSci zbadania bezpieczenstwa leku w zyciu
codziennym.

Projekt kazdego badania nalezy traktowa¢ z uwzglednieniem
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kilku aspektéw. ,Czy byt to najlepszy sposéb wykonania badania
w danych okolicznosSciach?”

Czy badana populacja pacjentow
odpowiada tej, ktdora mnie
interesuje?

Informacja pochodzaca z badania przeprowadzonego wS$rod
dorostych w wieku od 18 do 65 lat moze mie¢ ograniczone
znaczenie dla pacjentéw w bardzo podesziym wieku i z pewnosScig
nie bedzie mozna jej wykorzysta¢ do leczenia matych dzieci.
Podobna sytuacja ma miejsce, gdy rozpatrujemy osoby z ostrym
przebiegiem lub wysokim stopniem zaawansowania choroby, ktére
moga reagowal inaczej niz osoby z tagodniejszymi objawami lub
choroba we wczes$niejszym stadium.

Jakie znaczenlie maja punkty
koncowe?

Niektdére choroby i objawy nadajg sie lepiej niz inne do
prowadzenia badan klinicznych. Jesli nowy lek
przeciwnowotworowy zwieksza Srednie przezycie o rok, z cata
pewnoscig jest to wtasciwy pomiar. Dziat*anie nowego leku
przeciwbdlowego, ktdérym leczeni sg pacjenci, bedzie trudniej
oceni¢, poniewaz nie ma jasno ustalonej standardowej skali
b6lu. Mozna jedynie ponownie sprawdzié, czy podejscie jest
odpowiednie do zaistniatych okolicznosci.

Czy dziatanie 1leku ma wartos¢
kliniczna?

Im efekt dziat*ania leku wiekszy, tym lepiej. Kazdy 1lek
zwigzany jest zaréwno z kosztami finansowymi, jak i
wystepowaniem dziatan niepozgdanych. Celem jest odnalezienie



mozliwie najwiekszych korzy$ci pomimo poniesionych kosztéw.
Nalezy rowniez pamietaé¢, ze skromne rezultaty mogg by¢
wynikiem znaczgcej poprawy u niektorych pacjentéw i braku
jakiejkolwiek zmiany u innych. Jes$li dalsze badania pozwola
pomoc okresli¢ podgrupe reagujgcg wyjagtkowo dobrze, nowy lek
moze duzo oferowac tej czes$ci populacji.

Jak wyniki badania klinicznego
odnosza sie do dotychczasowej
wiedzy?

Bardzo rzadko badania kliniczne sg jedynym Zrddtem dostepnych
informacji z danej dziedziny medycyny. W takim przypadku
zazwyczaj reprezentujg one pierwsze wykorzystanie radykalnie
nowego spojrzenia na leczenie i wszystko, co mozna w takim
przypadku uczynié¢, to z zainteresowaniem przyjg¢ wyniki
oczekujgc, czy nastepne badania je potwierdzg. Najczesciej
przeprowadzono juz wczesniej badania nad tym samym lekiem lub
lekiem tej samej klasy w leczeniu tej samej Llub podobnej
choroby. Wyniki badania klinicznego mogg by¢ wtedy
rozpatrywane w odniesieniu do wczed$niej zdobytej wiedzy.
Wnioski, ktdére dobrze pasujg do stanu obecnej wiedzy, *tatwiej
zaakceptowa¢ niz te, ktdore sg z nig sprzeczne. Wazne jest, aby
zachowa¢ otwartos¢ umystu.
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