Wspdétpraca z pacjentami -
badania kliniczne DUET fazy
IITI dotyczace HIV

Wprowadzenie

Wspbipraca z pacjentami: opis przypadku rzecznictwa pacjentéw
w zwigzku z badaniami klinicznymi DUET fazy III dotyczacymi
HIV — badanie nowego schematu leczenia przy zastosowaniu dwdch
zwigzkéw badanych: TMC125 (etrawiryna) and TMC114 (darunawir).
Konsultacje pomiedzy Komisjg ds. rozwoju lekdédw koalicji
aktywistéw na rzecz leczenia AIDS (USA), Grupa doradcza
spotecznosci europejskiej w ramach europejskiej grupy ds.
leczenia AIDS (ECAB EATG) 1 firmy farmaceutycznej Tibotec
(obecnie Janssen Therapeutics).

Opis przypadku

Firma Tibotec (obecnie Janssen Therapeutics) opracowujgca leki
zaprojektowata badania DUET 1 & 2 w 2005 r. Badania kliniczne
fazy III DUET dotyczyty réwnoczesnego stosowania produktu
TMC125 (etrawiryna) i TMC114 (darunawir) w leczeniu populacji
zakazonej wirusem HIV. Szczegdélng cechg badania byto to, ze
zaden z badanych zwigzkdéw nie byt zarejestrowany w momencie
zastosowania (2006). Byta to pierwsza sytuacja zastosowania
dwéch niezarejestrowanych zwigzkdw w badaniu klinicznym z
udziatem chorych poprzednio leczonych, cho¢ zwigzki te
podawano tylko w jednym ramieniu badania, podczas gdy w drugim
realizowano schemat z grupg kontrolng otrzymujgcg placebo.

Zakazenie wirusem HIV jest obecnie nieuleczalng, ale mozliwg
do zaleczenia choroba, wymagajacg wzglednie rygorystycznego
stosowania u pacjentéw lekdw przeciwretrowirusowych (ART) w
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celu unikniecia opornos$ci. Opornos¢ na pewne leki lub klasy
lekow jest czestsza u pacjentdw wczesSniej leczonych, ktérzy
jednak potrzebujg nowych 1lub bardziej z*ozonych schematéw
leczenia w celu kontroli reprodukcji wirusa w organizmie.

Przeprowadzenie pierwszego badania z jednoczesnym
zastosowaniem dwéch niezarejestrowanych zwigzkéw miato miejsce
przede wszystkim dzieki dziataniom spotecznos$ci pacjentow.
Standardowg procedurg jest stosowanie w badaniu jednego nowego
zwigzku.

Celem interwencji spotecznosci pacjentéw byto sprawdzenie, czy
silnie dziatajgce, nowatorskie potgczenie lekdédw ART jest
dostepne jako leczenie rezerwowe dla pacjentow poddawanych
wczesniej intensywnemu leczeniu. Opowiedziano sie za
udostepnieniem nowego schematu leczenia za poSrednictwem
badania klinicznego w ramach procedury ,aktu mitosierdzia”
(ang. compassionate use).

Typy zaangazowanych pacjentow
(rzecznikow)

» Pacjenci osobiscie doswiadczajacy choroby.

= Pacjenci-eksperci/rzecznicy pacjentédw posiadajacy
rozlegtag wiedze na temat choroby, ale niewielkie
doswiadczenie badawczo-rozwojowe.

= Pacjenci-eksperci/rzecznicy pacjentédw posiadajacy
rozlegta wiedze na temat choroby i znaczne dosSwiadczenie
badawczo-rozwojowe.

Korzysci wynikajace ze wspoéipracy z
pacjentami

W trakcie procesu system konsultacji miedzy spotecznosScig
pacjentéw i firmg farmaceutyczng wyrazZznie zmienit sie i
dojrzat. Zaangazowane organizacje pacjenckie mogty skutecznie



udowodni¢ przemystowi i organizacjom regulacyjnym, ze wiedza i
doswiadczenie spotecznosSci pacjentdw moze stanowil istotny
wktad w proces rozwoju lekdéw. Innowacyjne podejsScie
spotecznosci stanowi*o dla procesu swoisty ,zastrzyk odwagi”
pozwalajagcy zastosowa¢ niekonwencjonalne strategie, nawet
jesli wstepne wyniki z wczesSniejszych badan klinicznych nie sg
wystarczajgco przekonujgce (w czasie badania wiedziano juz, ze
oba nowe zwigzki sg bezpieczne i dobrze tolerowane).

To nowe podejscie pozwala osiggng¢ trwate wyniki i zaufanie
wszystkich zainteresowanych stron. Wspét*praca dwéch
organizacji pacjenckich 1lezacych po przeciwnych stronach
Atlantyku zapoczatkowat*a nowa, intensywniejszg faze,
umozliwiajgc w ten sposob wymiane doswiadczen spotecznosci
ludzi zakazonych wirusem HIV. Badanie DUET doprowadzi*o do
przezwyciezenia zakumulowanej opornosci wielolekowej (MDR) u
tysiecy pacjentéw poddawanych wczesniej agresywnemu leczeniu.

Wyzwania 1 bariery

Umozliwienie — w ramach procedury ,aktu mitosierdzia”
zastosowania nowych zwigzkdéw u pacjentow o ograniczonych
mozliwosciach leczenia byto 1 pozostaje wyzwaniem.
Uczestnictwo w badaniach klinicznych stanowi dla pacjentéw
mozliwos¢ dostepu do nowych lekodw.

Zastosowanie dwéch zwigzkoéw eksperymentalnych nie byto czesta
praktykg. Przekonanie do nowej strategii firmy farmaceutycznej
(a nastepnie Amerykariskiej Agencji ds. Zywnoé$ci i Lekdéw (FDA),
Europejskiej Agencji Lekdéw (EMA) i wtasciwych organdw
krajowych wymagato znacznego wktadu rzeczniczego
(politycznego) od spotecznosci pacjentow.

W 2005 r. w Antwerpii przeprowadzono wazng konferencje z
udziatem ATAC-DDC, EATG/ECAB i firmy farmaceutycznej.
Szczegdélnym celem tej konferencji byto przekonanie firmy o
przydatnoSci i potrzebie zastosowania nowego podejs$cia w celu
pomocy pacjentom.



Gtéwnym wyzwaniem pozostat jednak fakt, ze firma
farmaceutyczna zdecydowata sie na projekt badania z jednym
ramieniem z grupa kontrolng otrzymujgcg placebo, co oznacza,
ze 50% pacjentéw otrzymato placebo + jeden zwigzek badany, a
nie oba nowe leki.

Wnioski

Zaangazowanie organizacji pacjenckich i pacjentéw-ekspertéw w
rozwoj lekdéw przestato by¢ czym$s wyjgtkowym. Jednak nowe
strategie 1 nieprzerwana praca oraz ciggte samoksztatcenie
spotecznosci i jej rzetelne kompetencje w danej dziedzinie sg
konieczne, aby porusza¢ sie w ztozonym Srodowisku badan i
rozwoju lekoéw.

Aby wykorzysta¢ cele polityczne i naciski, jakie organizacje
pacjenckie chcg wywierac¢, aby osiggnal zatozone cele (w tym
wypadku dostepnos¢ nowych opcji leczenia), konieczne s3g
intensywniejsze interakcje z organami regulacyjnymi.

Pomimo wszystkich wysitkéw organizacje pacjenckie osiagnety
jedynie czesciowy sukces: we wszystkich odnosnych badaniach
pozostawiono ramie z grupg kontrolng otrzymujgca placebo.
Poprawe w tym obszarze mozna jednak bedzie osiggngc¢ w
projektach pézniejszych badan opracowywanych 2z wudziatem
pacjentow.

Lepsza koordynacja dziatan organizacji pacjenckich i bardziej
regularna wymiana doswiadczen wewnatrz obszaru zwigzanego z
konkretng chorobg i poza nim poprawi skutecznos¢ i efektywnosc
angazowania pacjentdow w badania naukowe.

Zataczniki

Nr wersji??



