Zaangazowanle pacjentow -
projekt DevelopAKUre majacy
na celu opracowanie leku na
alkaptonurie

Wprowadzenie

Przyktad partnerstwa publiczno-prywatnego obejmujagcego
roznorodne grupy miedzynarodowe 2z przemystu (Sobi),
organizacji pacjenckich (AKU Society i ALCAP), szpitali (Royal
Liverpool, Hospital Necker oraz National Institute of
Rheumatic Diseases), Srodowiska akademickiego (Uniwersytety w
Liverpoolu i w Sienie, Institute of Molecular Physiology and
Genetics) oraz z sektora matych i Srednich przedsiebiorstw
(MSP) (Nordic Bioscience, PSR i Cudos) majgcego na celu
znalezienie leku na alkaptonurie (AKU).

Opis przypadku

Projekt ,DevelopAKUre” (Znalezienie leku na alkaptonurie) to
seria trzech badan klinicznych finansowanych w ramach 7.
Programu Ramowego Komisji Europejskiej. Badania te majag na
celu znalezienie dowoddéw na skutecznos¢ dziatania leku o
nazwie nityzynon w przypadku chorych z alkaptonurig. Projekt
obejmuje badanie zaleznosSci odpowiedzi na leczenie od dawki
(SONIA1l), badanie skutecznosci (SONIA 2) poréwnujace leczenie
z brakiem leczenia oraz badanie przekrojowe (SOFIA) majgce na
celu ustalenie wieku, w ktorym najlepiej rozpoczal leczenie.
Badania sg prowadzone w trzech o$rodkach w Europie (w Wielkiej
Brytanii, Francji i Stowacji).

,DevelopAKUre” jest kierowany przez pacjentédw, a organizacja
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pacjencka AKU Society jest partnerem wiodgcym. Taki schemat
zapewnia uwzglednienie opinii pacjentéw na etapie planowania i
w toku badan. Organizacja pacjencka AKU Society prowadzi teraz
rekrutacje pacjentow i zajmuje sie ich wsparciem, uczestniczy
w opracowaniu informacji dla pacjentow i promuje skuteczne
utrzymanie pacjentéw w badaniu. Organizacja pacjencka AKU
Society pozyskata dodatkowe Srodki w ramach kampanii
finansowania spotecznosSciowego na platformie Indiegogo, aby
zapewni¢ wysoki poziom opieki nad pacjentami w trakcie
projektu ,DevelopAKUre”.

Organizacja pacjencka AKU Society koordynuje rdéwniez zadania
zwigzane z rozpowszechnianiem informacji o projekcie,
zapewniajgc informowanie pacjentéw i opinii publicznej o
dziataniach podjetych w ramach projektu.

Wiecej informacji mozna zalez¢ na stronie
https://akusociety.org/aku-clinical-trials/

Typy zaangazowanych pacjentow
(rzecznikow)

» Pacjenci osobiscie doswiadczajacy choroby.

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

= Pacjent-ekspert/rzecznik pacjentéow posiadajgcy rozlegia
wiedze na temat choroby i znaczne dosSwiadczenie
badawczo-rozwojowe.

Korzysci wynikajace z zaangazowania
pacjentow

.DevelopAKUre” jest unikalny: badanie kliniczne faktycznie
kierowane przez pacjentéow. Wierzymy, ze moze to stworzy¢ nowy
paradygmat w badaniach medycznych, pomagajgc promowacd
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zaangazowanie pacjentéw w zakresie planowania i1 prowadzenia
badan klinicznych i wprowadzenie idei wtgczania grup pacjentéw
jako aktywnych partneréw, ktérzy moga kierowac¢ zadaniami,
takimi jak rekrutacja pacjentow i utrzymanie pacjentow w
badaniu.

Zaangazowanie grup pacjentow w planowanie badan klinicznych
poprawito dosSwiadczenie pacjentow na skutek réznego typu
dziatan, od promowania bardziej usprawnionego procesu zwrotu
kosztow 1 finasowania podrozy opiekundéw pacjentdéw do
umozliwienia wyboru co do przeprowadzania testdéw inwazyjnych i
zmniejszenia liczby wizyt w osrodkach badawczych.

Wyzwania 1 bariery

1. Finansowanie: Poswiecilismy kilka lat starajgc sie
zebra¢ fundusze na badania kliniczne. W koncu ztozylismy
wniosek i uzyskalismy dofinansowanie w wysoko$ci 6 mln €
od Komisji Europejskiej. Badania medyczne sg bardzo
drogie 1 naszym zdaniem zapewnienie wystarczajacego
finasowania na badania posSwiecone chorobom rzadkim przez
organy krajowe jest mato prawdopodobne.

2. Aspekty prawne/etyczne: O0Organizacja pacjencka AKU
Society odgrywa wiodgcg role w dziedzinie informacji dla
pacjentéw, co wymaga profesjonalnego doradztwa w
kwestiach prawnych i etycznych. W tej dziedzinie
polegamy na innych partnerach (PSR) i komisjach
bioetycznych.

3. Jezyk: Najwiekszg barierg w procesie rekrutacji
pacjentdw w Europie sg problemy jezykowe. Wydatki na
ttumaczenia zwiekszyty znacznie koszty wytwarzania
informacji dla pacjenta.

4. Kwestie regulacyjne: Rozwigzywane na drodze doradztwa
zewnetrznego, gtdéwnie z wykorzystaniem naszych partnerdw
z matych i $Srednich przedsiebiorstw oraz ekspertyz
naukowych z Europejskiej Agencji Lekdéw (EMA).



Wnioski

Mamy nadzieje na wiekszg liczbe badan prowadzonych przez
pacjentéw, w ramach ktorych pacjenci wezmg udziat w planowaniu
i prowadzeniu badan, a grupy pacjentéw odegrajg aktywna role.
Jezeli chodzi o nas, to grupy pacjentédw sg najbardziej
zaangazowane w zrozumienie wptywu choroby na pacjentow i
dokonanie odpowiedniego wyboru partneréw w badaniach.
Potrzebne sg dodatkowe szkolenia (na przyktad prowadzone przez
Europejska Akademie Pacjentdéw EUPATI) na temat wspétpracy z
branzg farmaceutyczng i Srodowiskiem akademickim, posSwiecone
opracowywaniu lekéw oraz dotyczgce wymagan etycznych/prawnych
badan klinicznych. Wiele grup pacjentdéow potrzebuje
potwierdzenia, ze ich wk*ad jest ceniony i wazny dla badan
medycznych.
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