Studiile clinice in cadrul
unor populatii restranse

Atunci cand sunt proiectate studii clinice pe populatii
restranse, trebuie atins un echilibru intre necesitati si
posibilitati pentru a ajuta cercetatorii sa inteleaga efectele
noilor medicamente in conditii speciale. Dilema este aceea de
a recruta un numar suficient de pacienti atunci cand numarul
total de pacienti cu o anumita boala este limitat.
Structurarea acestor studii prezinta o serie de provocari de
natura organizationala.

Trebuie recunoscut faptul ca exista o diferenta intre
populatiile restranse si cele speciale, desi acestea se pot
suprapune. Nu exista o definitie general acceptata a

populatiilor restranse.' Termenul poate include, de exemplu:

»grupuri care sufera de o boala rara, inclusiv anumite
sub-tipuri ale unor boli cu incidenta mai mare, de
exemplu tipurile rare de cancer;

= copiil (pacientii pediatrici);

» persoanele in varsta (pacientii geriatrici).

Unele grupuri din populatia generala pot necesita studii
speciale. Aceste grupuri sunt definite drept populatii
speciale, si includ pacientii cu deficiente de excretie,
persoanele in varsta, femeile insarcinate sau care alapteaza,
copiii si sub-grupurile etnice. Aceasta deoarece:

= exista anumite riscuri sau beneficii care necesita
atentie speciala pentru anumite populatii;
= pot fi necesare doze sau programe de tratament diferite.

Daca nu exista deja o terapie de referinta recunoscuta
(standard), un placebo este utilizat drept comparator; exista,
insa, consideratii etice privind acceptabilitatea acestui
lucru pentru pacienti. Daca acesta nu este acceptabil din


https://toolbox.eupati.eu/resources/studiile-clinice-in-cadrul-unor-populatii-restranse/?lang=ro
https://toolbox.eupati.eu/resources/studiile-clinice-in-cadrul-unor-populatii-restranse/?lang=ro

punct de vedere etic, trebuie desfasurat un studiu pur
observational sau necontrolat, respectiv fara un grup tratat
cu un comparator, pentru intelegerea efectelor noului
tratament asupra populatiei de pacienti (non-standard).

Daca accesul la datele pacientilor este limitat, trebuie
analizate cu atentie informatiile despre boala care pot fi
generate cu ajutorul modelelor realizate pe animale si trebuie
determinata valoarea predictiva a acestora privind
eficacitatea si siguranta pentru oameni.

In timpul colectarii datelor, trebuie luati in considerare
urmatorii factori:

 maximizarea colectarii informatiilor importante,

 mentinerea poverii implicate de participarea la studiu
la un nivel scazut,

» evitarea pierderii subiectilor.

Strategia de dezvoltare a tratamentelor pentru populatii
restranse trebuie discutata in prealabil cu autoritatile de
reglementare, 1in cadrul procedurii de consultanta
stiintifica/consultanta pentru conceperea protocolului.

In mod normal, eficacitatea este masurata in termeni de:

= vindecare,

= supravietuire,

 timp pana la progresia bolii,

supravietuire fara progresie a bolii,

inversare a procesului de pierdere a functiei organelor,
stabilizare a bolii.

In cazul populatiilor restranse, este posibil ca acesti
parametri clasici sa nu fie adecvati, deoarece colectarea unui
volum de informatii sau date suficient pentru atingerea
nivelului dorit de fiabilitate a dovezilor poate fi
imposibila. Trebuie aleasa cea mai adecvata metodologie (cu
cel mai reprezentativ obiectiv final) pentru masurarea



efectelor. In anumite cazuri, se pot masura numai reducerea
simptomelor, calitatea vietii sau biomarkerii; prin urmare,
trebuie luata in considerare o combinatie de masuri orientate
in aceeasi directie si <considerate rezonabile 1in
circumstantele date.

Utilizarea structurilor adaptive este foarte indicata pentru
populatiile restranse. Aceasta permite, de exemplu,
cercetatorilor sa analizeze rezultatele pe parcursul studiului
si sa elimine un brat de tratament daca in acesta nu s-a
observat absolut niciun efect. 0 alta optiune oferita de
metodologia structurilor adaptive consta in combinarea Fazelor
IT si IIT ale dezvoltarii clinice intr-un singur studiu pentru
a produce numarul total de pacienti necesar pentru dezvoltarea
noului tratament.
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