Statystyka W badaniach
klinicznych: Populacje prébne

Wprowadzenie

Metody statystyczne umozliwiajg przeprowadzanie formalnych
obliczen dotyczacych zmiennosci odpowiedzi pacjentow na
leczenie. Zastosowanie statystyki pozwala badaczom klinicznym
na formutowanie uzasadnionych i doktadnych wnioskdéw na
podstawie zebranych informacji oraz na podejmowanie wtasciwych
decyzji w razie braku pewnos$ci. Statystyki maja kluczowe
znaczenie dla zapobiegania b*edom, w tym systematycznym, w
badaniach medycznych. W tym artykule przedstawiono sposéb
wybierania populacji prébnych do badan klinicznych.

Populacje probne

Celem badania klinicznego jest uzyskanie informacji o efekcie
leczenia w pewnej populacji pacjentéw. Oczywiste jest, ze
badacze nie moga zastosowal leczenia wobec catej populacji,
poniewaz jest to niewykonalne z etycznego lub finansowego
punktu widzenia, totez do badan klinicznych wybiera sie proébe
z populacji pacjentow.

Obliczenie wielkosci proby polega na okresleniu odpowiedniej
liczby pacjentéw, ktdrzy powinni zostal witaczeni do badania
klinicznego. I zndéw oczywiste jest, ze im wiecej pacjentow
obejmie badanie kliniczne, tym bardziej wiarygodne okazg sie
wyniki; jednak wieksze badania wymagajg wiekszych zasobdw
(finansowych i zaangazowania pacjentdéw) i mogg powodowad
zwiekszenie 1liczby pacjentdow narazonych na potencjalnie
nieskuteczne lub nawet niebezpieczne leczenie.

Zaktadajgc, ze badanie zostato przeprowadzone, co mozna
powiedzie¢ o efektach leczenia w populacji na podstawie
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efektéw obserwowanych w prébie? Tu wtasnie przychodzi z pomoca
swnioskowanie statystyczne”, a blizej — koncepcja testowania
hipotezy.

Co wptywa na obliczenie wielkoSci
proby?

- Projekt badania klinicznego — rézne fazy badania maja
rozne wymagania, a wielko$¢ préby musi zostad
odpowiednio dostosowana.

-Wybér pierwszorzedowych punktow koncowych -
pierwszorzedowe punkty koncowe stanowig gtdéwne wyniki
badane po zakoniczeniu badania, aby przekona¢ sie o
skutecznosci leczenia.

- Hipotezy badawcze - skala efektu terapeutycznego
leczenia celowanego w przypadku ,hipotezy alternatywnej”
— czy lepiej moc efektu — ma krytyczne znaczenie.
Wielkos¢ préby zmniejsza sie w miare wzrostu wielkosci
oczekiwanego efektu. W tym sensie efekt nowego leczenia
powinien by¢ wystarczajgco duzy, aby mieé wartos¢
medyczng potrzebna do przekonania spotecznos$ci
medycznej, ze leczenie powinno zostaé¢ wdrozone pomimo
dodatkowych kosztéw, dziatan niepozadanych itd.

- Poziom bteddéw rodzaju I i II — mozna przypuszczaé, ze
poziom b*edéw rodzaju I powinien zawsze by¢ znacznie
nizszy niz poziom btedéw rodzaju II. Jest to z cata
pewnos$cig prawda w przypadku badan klinicznych Fazy III.
Jednak w badaniach Fazy II ryzyko utraty skutecznego
leku jest uwazne za bardziej problematyczne w tym
momencie procesu opracowywania leku.

» Zasoby — dostepnos¢ pacjentow i ograniczenia finansowe
mogg ogranicza¢ rozmiar préby w badaniu klinicznym.
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