Zaangazowanle pacjentow -
organizacja Duchenne Parent
Project

Wprowadzenie

Wynalezienie 1leku/metody leczenia dystrofii miesSniowe]
Duchenne’a przez organizacje Duchenne Parent Project we
wspbétpracy z Uniwersytetem w Lejdzie i firmg Prosensa (partner
z branzy biotechnologicznej) — GSK.

Opis przypadku
Opracowanie leku/terapii na dystrofie mies$niowg Duchenne’a

Organizacja Duchenne Parent Project by*a zaangazowana w rdézne
aspekty projektu:

= Finansowanie badan na Uniwersytecie w Lejdzie i w firmie
biotechnologicznej (Prosensa).

= Finansowanie badania fazy I b (wstrzykniecie miejscowe).

= Zaangazowanie w proces rekrutacji 1 rejestrowanie
pacjentéw do badan kontrolnych.

= Zaangazowanie w opieke standardowa (niezbedng do badan
klinicznych).

» Zaangazowanie w opracowanie wskaznikéw uzyskiwanych
wynikow.

 Informowanie rodzin i pacjentoéw.

= Rozmowy z organami regulacyjnymi.


https://toolbox.eupati.eu/resources/patient-toolbox/zaangazowanie-pacjentow-organizacja-duchenne-parent-project/?lang=pl
https://toolbox.eupati.eu/resources/patient-toolbox/zaangazowanie-pacjentow-organizacja-duchenne-parent-project/?lang=pl
https://toolbox.eupati.eu/resources/patient-toolbox/zaangazowanie-pacjentow-organizacja-duchenne-parent-project/?lang=pl

Typy zaangazowanych pacjentoéw
(rzecznikoéw)

» Pacjenci/rodzice osobiscie doswiadczajacy choroby.

- Pacjent-ekspert/rzecznik pacjentédw posiadajacy rozlegia
wiedze na temat choroby i znaczne dosSwiadczenie
badawczo-rozwojowe.

Korzysci wynikajace z zaangazowania
pacjentow

Organizacja Duchenne Parent Project (DPP) byta czes$Scia
inicjatywy od pierwszego dnia. Bez tej organizacji sam projekt
1 obserwacja prawdopodobnie nigdy by sie nie rozpoczety.

Pod koniec badania nalezy udowodni¢, ze leki sa ,znaczace
klinicznie” dla pacjentdow, wiec poczgwszy od pacjentéw
opracowanie lekéw jest sScisle kontrolowane (,0d zastosowania
do laboratorium”).

Pacjenci sg sitg napedowa, ktdéra przyspiesza badania i
przektada wyniki uzyskiwane w laboratorium na zastosowanie u
pacjenta (,od laboratorium do zastosowania”).

Wyzwania 1 bariery

Wspétpraca z firmg biotechnologiczng by*a ,tatwa”. Jednak, gdy
pierwszy produkt zostat przejety przez ,duzego gracza” z
branzy farmaceutycznej — GSK — wspéipraca (polegajaca na
dyskusjach na temat projektu badan, wskaznikéw uzyskiwanych
wynikow, rekrutacji i innych taktyk) stata sie bardzo trudna.
Duza firma farmaceutyczna kieruje sie $cistymi regutami, aby
nie wchodzi¢ w interakcje z pacjentami zanim produkt znajdzie
sie na rynku. Projektowanie badan dla petnego spektrum
pacjentdéw, a nie tylko dla matej grupy stosujgcej lek w Sciste
okreslony sposob, poniewaz w momencie wprowadzania produktu na



rynek jest bardzo prawdopodobne, ze firma uzyska pozwolenie na
stosowanie wytacznie w tym wgskim zakresie.

Organy regulacyjne posiadajg bardzo ograniczong wiedze na
temat choroby.

Wnioski

Patrzagc wstecz powinnis$my zaczg¢ wczes$niej zbieraé¢ dane na
temat naturalnego przebiegu choroby. Jes$li poszukujemy
lekarstwa, zbieranie danych na temat naturalnego przebiegu
choroby nie brzmi atrakcyjnie, ale moze rzeczywiscie pomdc
przyspieszy¢ proces opracowania leku i zmniejszy¢ grupe
pacjentéw otrzymujgcych placebo. Gdy dane na temat naturalnego
przebiegu choroby sa zbierane przez organizacje pacjenckie (1
organizacje sag ich wtascicielami), wéwczas dane mogg by¢
wykorzystywane przez roézne firmy.

Nalezy sie upewnié, ze istniejag wskazniki uzyskiwanych wynikow
dla wszystkich grup. Rozpoczelismy finansowanie inicjatyw
majgcych na celu opracowanie wskaznikdéw uzyskiwanych wynikow.

Nalezy podnosi¢ sSwiadomo$¢ organdow regulacyjnych o danej
chorobie i preferencjach pacjentow.
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