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Elementarz HDBuzz: Badania kliniczne:
projektowanie i etapy

HDBuzz objasnia jak nalezy rozumie¢ ogtoszenia wynikow badan klinicznych

* Napisany przez Dr Jeff Carroll i Melissa Christianson pazdziernik 27, 2015

Zredagowany przez Dr Jeff Carroll Przettumaczony przez Arkadiusz Szatkowski
Po raz pierwszy opublikowany pazdziernik 09, 2015

statnie lata petne byty ogtoszen dotyczacych wynikéw badan klinicznych lekow

na HD, ale moze by¢ zaskakujgco trudno zrozumiec, co te wyniki wtasciwie

znaczyly. Pozornie proste pytanie - czy lek dziata czy nie - okazuje sie by¢
bardziej skomplikowane niz mozna sie spodziewaé¢. HDBuzz pomaga rodzinom HD oddzieli¢
nadzieje od szumu informacyjnego w ogtoszeniach o badaniach klinicznych.

Sciezka do sukcesu: Jak nowe leki
otrzymujg zezwolenie

Zycie leku zaczyna sig na dtugo zanim pojawi sie on na aptecznej pétce lub w gabinecie
lekarskim - srednio, okoto dwunastu lat wczesniej. Zatem, co doktadnie dzieje sie przez caty
czas potrzebny do wprowadzenia nhowego leku na rynek?

Droga do zatwierdzenia leku wymaga rygorystycznych testow, potrzeba pewnosci, ze
kandydat na lek jest bezpieczny i skuteczny u ludzi.

Foto: freeimages
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Poniewaz nowe leki to niesprawdzone substancje chemiczne, ktére moga by¢
niebezpieczne dla cztowieka, wiele z tego czasu poswieca si¢ ich testowaniu. Zanim nowe
leki bedg wykorzystywane w klinice, muszg zostac¢ zatwierdzone przez rzgdowych
regulatorow jako bezpieczne i skuteczne. Proces zatwierdzania wymaga bardzo duzo pracy
- a tym samym bardzo duzo czasu.

Wszystkie kraje Swiata majg wtasne procedury zatwierdzenia leku. W tym artykule skupimy
sie na tym, co dzieje sie w USA, ale podobne sciezki zatwierdzania lekow istniejg na catym
swiecie.

W Stanach Zjednoczonych, Agencja Zywnosci i Lekéw (Food and Drug Administration, FDA)
jest odpowiedzialna za zatwierdzanie nowych lekéw. Firma chcaca zarejestrowac nowy lek,
na przyktad pomocny w chorobie Huntingtona, rozpoczyna procedure zatwierdzania
przekazujgc FDA trzy rodzaje informacji o swojej substancji: badania na zwierzetach
dowodzace, ze nie jest toksyczna, informacje o sposobie wytwarzania wskazujace, ze jest
przygotowywana w sposob wiasciwy oraz plany badan klinicznych na ludziach.

Po otrzymaniu tych informacji, FDA moze dac¢ firmie zielone $wiatto na rozpoczecie badan
substanciji na ludziach. O dziwo, na tym wczesnym etapie, firma farmaceutyczna nie musi
udowadniac skutecznosci leku - oczekuje sie wytgcznie, ze substancja bedzie bezpieczna
dla ludzi.

Ogrom pracy firmy farmaceutycznej zaczyna sig, kiedy FDA udzieli zgody na testy
substanciji z udziatem ludzi. Teraz firma musi udowodni¢, ze zgtaszana substancja jest
bezpieczna i skutecznie zwalcza chorobe cztowieka. Dokonuje tego uruchamiajgc badania
kliniczne (ktérym poswiecimy reszte artykutu). Dopiero po pomysinym zakonczeniu wielu
badan klinicznych lek zostaje zatwierdzony do stosowania u ludzi.

Badania kliniczne: Projektowanie

Badania kliniczne stanowig fundament procesu zatwierdzania lekow, zatem wiedza, jak
prowadzone sg te badania jest wazna. W tej czesci powiemy o pewnych kluczowych
elementach, ktére majg zastosowanie do wszystkich badan klinicznych - w tym dla lekéw
na HD.

Czym sa badania kliniczne?

W istocie, badania kliniczne to bardzo starannie zaplanowane eksperymenty, majgce na
celu uzyskanie odpowiedzi na konkretne pytania o to, jak lek wptywa na ludzi. Zadaniem
badan klinicznych jest odpowiedz na jedno, ewentualnie dwa pytania: czy lek jest
bezpieczny iczy lek dziata.

Uzyskanie odpowiedzi na pierwsze pytanie - czy lek jest bezpieczny - wymaga
monitorowania nieoczekiwanych, nieprzyjemnych lub niebezpiecznych skutkdw ubocznych
u ochotnikdw przyjmujacych lek. FDA nie chce dopuscic¢ na rynek niebezpiecznych lekow,
firmy farmaceutyczne musza wiec bardzo uwaznie szuka¢ skutkdw ubocznych. Poniewaz
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nie mozemy przepowiadac przysztosci, nie wiemy z wyprzedzeniem, jakie typy skutkéow
ubocznych moze miec lek. Dlatego, aby wykry¢ potencjalne skutki uboczne zwigzane z
lekiem, uczestnicy badan klinicznych poddawani sg wielu testom i proszeni o wypetnienie
wielu kwestionariuszy.

Drugie pytanie, stawiane w badaniu klinicznym brzmi czy lek redukuje niektore objawy
choroby. Odpowiedz na to pytanie moze by¢ trudna, poniewaz choroby cztowieka, w
szczegolnosci choroby moézgu - sg ztozone. Na przyktad, wszyscy cztonkowie rodzin HD
wiedzg, ze HD wptywa na kazdy aspekt zycia cztowieka: pacjenci majg problemy z
nastrojem, mysleniem, problemy ruchowe i ostatecznie umierajg mtodo. Skuteczny lek na
HD moze poprawia¢ dowolng z tych rzeczy, a zatem firmy farmaceutyczne muszg
zaprojektowac swoje badania kliniczne bardzo ostroznie, tak aby wykry¢ redukcje nasilenia
choroby zwigzang z lekiem.

.Z punktu widzenia FDA, pierwszorzedowy punkt koncowy jest jedynym
rezultatem préby, od ktorego zalezy sukces badania. ”

Kiedy badanie kliniczne konczy sie sukcesem?

FDA ma bardzo jasng definicje tego, czym jest sukces w badaniach klinicznych. Definicja ta
skupia sie wokoét tego, co nazywany pierwszorzedowy punkt koncowy.

Pierwszorzedowy punkt koncowy to gtdwne pytanie zadawane w badaniu klinicznym - to,
na ktdre firma farmaceutyczna najbardziej chce znalez¢ odpowiedz. W prébie leku na HD,
pierwszorzedowym punktem koncowym moze by¢ na przyktad to, czy lek jest bezpieczny,
ogranicza ruchy, tagodzi problemy myslenia a nawet czy opdznia poczatek choroby. Mozna
myslec¢ o pierwszorzedowym punkcie koncowym badania jako o konkretnym efekcie terapii
-rzeczy, ktorg wierzymy, ze lek robi.

FDA wymaga, zeby firmy farmaceutyczne na dtugo przed rozpoczeciem proby definiowaty
pierwszorzedowe punkty korncowe, jak rowniez doktadng ilos¢ uczestnikdéw potrzebnych do
ich zweryfikowania. Wymog ten zapobiega btednej interpretacji lub nadinterpretacji
wynikow proby. Jesli lek osigga wstepnie okreslony cel (a wiec dziata zgodnie z
przewidywaniami firmy farmaceutycznej), mozemy powiedzie¢, ze badanie “spetnia”
pierwszorzedowy punkt koncowy.

W oparciu o tg koncepcje, FDA definiuje sukces badania klinicznego w czarno-biaty sposob:
przy probie, ktéra spetnia pierwszorzedowy punkt koncowy méwimy o sukcesie; w
przeciwnym razie, jest to porazka. Z punktu widzenia FDA, pierwszorzedowy punkt
koncowy jest jedynym rezultatem préby, od ktorego zalezy sukces badania.

Nie tylko pierwszorzedowy punkt koncowy

Oczywiscie, firma farmaceutyczna prowadzgca badanie kliniczne moze z powodzeniem
postawic wiecej pytan, niz tylko to jedno okreslone w pierwszorzedowym punkcie
koncowym. Te inne pytania nazywane sg drugorzedowymi punktami koncowymi.
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Drugorzedowe punkty koncowe majg pozwoli¢ firmom spojrze¢ na leczonych pacjentow tak
szeroko, jak tylko sie da, by w petni okresli¢ skutki leku. Jesli pierwszorzedowy punkt
koncowy leku HD dotyczy tego, czy tagodzi objawy ruchowe, drugorzedowym punktem
koncowym moze byc¢ to, czy pomaga pacjentom lepiej kontrolowa¢ emocje. Firmy
farmaceutyczne mogg mie¢ w badaniu klinicznym tyle drugorzedowych punktow
koncowych ile chcg - czesto jest ich kilka, mogg by¢ dziesiatki.

W odrdznieniu do pierwszorzedowych punktéw koncowych, drugorzedowe punkty
koncowe nie rozstrzygajg o sukcesie badania. Nawet jesli drugorzedowy punkt koncowego
zostat spetniony, to sam w sobie nie wystarczy, by uzna¢ prébe za sukces - poniewaz, jak
juz mowilismy, sukces w probie klinicznej zalezy od pierwszorzedowego punktu
koncowego badania.

Niemniej jednak, drugorzedowe punkty koncowe dajg kilka bardzo waznych informaciji.
Pozwolg wykrywac potencjalnie nieoczekiwany sposob oddziatywania lekow, tym samym
dajgc nam lepsze wyczucie, jak leki dziatajg na ludzi. Tak wiec, drugorzedowe punkty
koncowe sg pouczajgce, mowig jakiego rodzaju efekty wymagajg uwagi na dalszych
etapach prac.

Postepowanie z wieloma punktami koncowymi

Dodawanie kolejnych punktéw koncowych obniza szanse na sukces badania.
Foto: freeimages.com

Jesli pierwszorzedowe punkty koncowe sg dla FDA tak istotne, dlaczego by nie postawic
wszystkich pytan jako pierwszorzedowych punktow koncowych, zeby wszystkie razem
miaty dla FDA kluczowe znaczenie? Czy szansa na sukces nie bedzie wieksza?

Codz, nie bardzo. Aby zrozumie¢ problem wrzucania wszystkiego do jednego worka, uzyjmy
analogii.

Wyobraz sobie nauczyciela ttumaczgcego rachunek prawdopodobienstwa klasie petnej

studentow, z ktorych kazdy ma monete. Gdyby nauczyciel miat jednego studenta

rzucajgcego monete 5 razy, jakie sg szanse, ze student otrzyma orty (lub reszki) 5raz z
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rzedu? Prosta matematyka moéwi, ze jak 1 do 32. Tak wiec, jesli tylko jeden student
przeprowadza “eksperyment”, jest dos¢ mato prawdopodobne, ze zobaczymy 5 ortéw z
rzedu.

Ale wyobraz sobie, ze nauczyciel ma w sali 32 studentow przeprowadzajgcych ten sam
eksperyment w tym samym czasie. Co teraz? Szanse powodzenia 1 do 32 to catkiem
prawdopodobienstwo, ze ktos z catej grupy otrzyma 5 ortéw z rzedu.

W taki sam sposob, kazdy dodatkowy punkt koncowy w badaniu klinicznym jest jak
dodawanie kolejnych studentéw do klasy rzucajgcej monetami. Wiecej punktow
koncowych daje eksperymentalnemu lekowi wiecej szans na “sukces”, wytagcznie przez
przypadek.

Kiedy naukowcy analizujg wyniki badan klinicznych, na wiele punktéow koncowych badania
muszg spogladac z podejrzliwoscia. Jesli mierzymy wiele punktéw koncowych, musimy z
wiekszym krytycyzmem traktowac pozytywne rezultaty.

Naukowcy przeprowadzajg staranne obliczenia w celu uwzglednienia wielu pordwnan, gdy

zgtaszajg wyniki badan do czasopism naukowych lub FDA. Jednakze, naukowcy zajmujacy

sie HD nie zawsze byli tak ostrozni w komunikatach prasowych i serwisach informacyjnych,
ktore czesto sg zrodtem informacji dla pacjentow i ich rodzin.

Czy wielokrotne porownania naprawde sg wazne?

Aby przekonac Ciebie, ze wycigganie fatszywych wnioskow z tego powodu to istotny
problem, zobaczmy co moze pojs¢ zle, gdy zignorujemy problem wielokrotnych porownan.

Juz w 2005 roku, naukowcy testowali lek o nazwie etylo-EPA w badaniu klinicznym HD.
Etylo-EPA stabilizuje struktury zasilajgce w energie komorki moézgowe i poprawia zdrowie
komorek mozgu. Mozna byto wiec sadzic¢, ze pomoze w HD. Pierwszorzedowym punktem
koncowym badania byto pytanie, czy leczenie etylo-EPA tagodzi objawy ruchowe u
pacjentow HD, a jego drugorzedowe punkty koncowe koncentrowaty sie na redukcji innych
objawow i w innych podgrupach pacjentow.

Niestety, préba nie spetnita pierwszorzedowego punktu koncowego: etylo-EPA nie ztagodzit
objawow ruchowych u pacjentéw HD bardziej niz placebo. W oparciu o czarno-biatg
definicje sukcesu FDA, prdoba nie powiodta sie.
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Ignorowanie wielokrotnych porownan jest niebezpieczne, moze prowadzic¢ do fatszywych
whnioskow o sukcesie badania klinicznego.

Foto: freeimages.com

Jednakze, matematycy analizujgcy dane cos zauwazyli. Mimo, ze pierwszorzedowy punkt
koncowy nie zostat spetniony, badanie spetito drugorzedowy punkt koncowy z pytaniem,
czy etylo-EPA tagodzi objawy ruchowe u chorych z relatywnie tagodng mutacjg HD. Dlatego
wydawato sig, ze etylo-EPA moze rzeczywiscie dziatac - ale tylko u pacjentow w tej
specyficznej grupie.

Pamietajmy jednak, ze ztagodzenie objawu w tej podgrupie pacjentéw nie byto
pierwszorzedowym punktem koncowym proby i nie mozemy gtosi¢ sukcesu badania na
podstawie drugorzedowego punktu koncowego. Prowadzi nas to do problemu
wielokrotnych poréwnan. Badanie nie zostato zaprojektowane tak, by poradzi¢ sobie z
wieloma punktami koncowymi, traktowanie badania inaczej stawia nas w statystycznej
strefie zagrozenia - gdzie nasze wnioski moga by¢ falszywe.

Niemniej jednak, w oparciu o “sukces” tego drugorzedowego punktu koncowego,
zaprojektowano nowe badanie kliniczne do testowania etylo-EPA w HD. Tym razem
pierwszorzedowym punktem koncowym miata by¢ pozytywna odpowiedz na pytanie, czy
etylo-EPA tagodzi objawy ruchowe zwifaszcza u pacjentow z tagodng mutacjg HD. Niestety,
podobnie jak w pierwotne badanie, etylo-EPA wcigz nie zmniejszyt nasilenia objawow
ruchowych, nawet u tych konkretnych pacjentow.

Na tym polega niebezpieczenstwo ignorowania wielokrotnych poréwnan - i interpretaciji
drugorzedowych punktow koncowych jako pierwszorzedowych - w badaniach klinicznych.
Kiedy nie koryguje sie wielokrotnych porownan, wyciggane wnioski sg czesto mylne. Takie
fatszywe wnioski rozbudzajg nadzieje zwigzane z lekiem, jednak tylko do czasu, uzyskania
negatywnych wynikéw kolejnych préb klinicznych.

Najwazniejsze jest to, ze jesli firma, badacz lub notatka prasowa méwi o wynikach badan
klinicznych, nalezy wiedzie¢, czy skorygowano wielokrotne poréwnania. Jesli nie, to lepiej

traktowac te wnioski z przymruzeniem oka.
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Badania kliniczne: Fazy

Teraz, gdy omowilismy podstawy projektowania badan klinicznych - oraz dlaczego
doktadne zrozumienie tych podstaw jest istotne dla interpretacji wynikow préb - mozemy
bardziej szczegétowo omodwié rodzaje badan klinicznych, przez ktére przechodzi lek
zgtoszony do aprobaty FDA.

Mozna mysle¢ o badaniach klinicznych, jak o systemie przeszkdd, ktére kazdy potencjalny
lek musi pokonac¢ zanim zostanie dopuszczony do stosowania u ludzi. Te przeszkody
czasem sprawiajg, ze sciezka ku dostepnej kuracji wydaje sie dtuga, ale rzeczywiscie maja
kluczowe znaczenie dla ochrony ludzi przed potencjalnie niebezpiecznymi - lub po prostu
nieskutecznymi - substancjami.

Faza1: Czy lek jest bezpieczny?

Pierwszym wyzwaniem jest udowodnienie, ze lek jest bezpieczny dla ludzi. Tradycyjnie, ma
to miejsce w badaniu klinicznym | fazy, w ktorym szuka sie nieoczekiwanych zagrozen na
niewielkiej liczbie zdrowych ochotnikdw przyjmujgcych lek.

Poniewaz pierwszorzedowym punktem koncowym badan fazy | jestbezpieczenstwo, sg
one skuteczne tylko wtedy, gdy nowy lek nie powoduje niedopuszczalnych skutkow
ubocznych.

Badania kliniczne sg jak system przeszkod, ktore kazdy potencjalny lek musi pokonac

zanim zostanie dopuszczony do stosowania u ludzi.

Foto: freeimages.com

Osoby biorgce udziat w badaniach klinicznych fazy | sg czesto pierwszymi ludzmi
przyjmujgcymi nowy lek, wiec badania te raczej prowadzone sg na (odwaznych!) zdrowych
ochotnikach, nie na wrazliwych pacjentach. Jednak niektére badania | fazy - stwarzajace
ryzyko, do ktérych z powodow etycznych nie mozna zaprosi¢ zdrowych oséb -
prowadzone s3 z udziatem pacjentow. Na przyktad, badanie | fazy chemioterapii czesto
prowadzi sie wsrdd chorych na raka, z powodu ciezkiej toksycznosci i skutkdw ubocznych
tych lekow.
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Podobnie, | faza badan lekdw na HD czasem prowadzona jest wsrdd pacjentéw z HD, a nie
zdrowych ochotnikéw z powodu probleméw etycznych. Rozpoczete w 2015 roku przez
firme ISIS badanie leku wyciszajgcego zmutowany gen huntingtyny prowadzone jest z
udziatem pacjentow z HD, poniewaz nieetycznym bytoby prosi¢ zdrowych ochotnikow aby
poddali sie inwazyjnym procedurom podawania leku w badaniu.

Niezaleznie od tego, kim sg uczestnicy | fazy badan klinicznych, przedmiotem
zainteresowania tej fazy jest toksycznosc¢ leku - nie to, czy rzeczywiscie daje pacjentom
korzysci. Czytajgc artykut o nowym leku na HD pokonujgcym przeszkode | fazy pamietaj, ze
zanim dowiemy sie czy lek moze pomagac¢ w HD musi pokonac jeszcze wiele przeszkadd.

Faza 2: Czy lek jest uzyteczny?

Oczywiscie, ostatecznym celem badan klinicznych jest wykazanie, ze nowy lek pomaga w
HD. Zmierzajgc w tym kierunku, kandydat na lek, ktéry pomysinie przeszedt | faze badan,
moze zostac¢ wykorzystany do doktadniejszych badan bezpieczenstwa i skutecznosci w |l
fazie. Il faza badan klinicznych prowadzona jest zwykle z udziatem wiekszej liczby
pacjentow (od kilkudziesieciu do kilkuset), badania prowadzone sg przede wszystkim u
0s0b z chorobg, ktorg ma leczy¢ lek.

Co ciekawe, niektore badania Il fazy zaprojektowano z bezpieczenstwem jako
pierwszorzedowym punktem koncowym - podobnie jak w badaniach | fazy. W HD, badania
Il fazy zorientowane na bezpieczenstwo to m. in. Prequel, Reach2HD, DIMOND, Omeros’
OMS824 oraz Pre-CREST. Wiekszos¢ z tych badan miato rowniez szereg dodatkowych
punktow koncowych, dotyczacych objawdw choroby u leczonych pacjentdéw, ale
ostateczny sukces lub porazka badania zalezata wytgcznie od bezpieczenstwa
testowanego leku.

Jesli czytates uwaznie, prawdopodobnie chcesz wiedzie¢, dlaczego firmy farmaceutyczne
wolg uruchamiac¢ badania Il fazy z bezpieczenstwem jako gtdwnym punktem koncowym. Co
majg z pokonania przeszkody, ktorg pokonali juz wczesniej w badaniach fazy 1?

Po pierwsze, jak to zazwyczaj w zyciu, po czesci z powoddéw finansowych. Prowadzenie
badan klinicznych na ludziach jest niezwykle kosztowne. Wiele firm prowadzacych proby
HD po prostu nie ma srodkdw na uruchomienie Il fazy badan oceniajgcych skutecznos¢é
leku. Udana Il faza badan skoncentrowana na bezpieczenstwie, moze da¢ fundusze na
pozniejsze badania, poswiecone dziataniu leku. Po drugie, jak wspomniano wczesniej, Il
faza badan skoncentrowana na bezpieczenstwie prawie zawsze posiada dodatkowe
drugorzedowe punkty koncowe ukierunkowane na skutecznosc. Te punkty koncowe
dotyczg skutkow leku na caty szereg objawéw choroby - bez ryzyka niepowodzenia proby,
jesli niektore z nich nie zostang spetnione. Uzyskana w ten sposob informacja pomaga
firmom projektowac pdzniejsze badania skutecznosci, skoncentrowane na witasciwych
punktach koncowych, ktore bedag miaty wiekszg szanse na sukces.
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Niektore badania Il fazy sg skupione wprost na tym, czy badany lek wptywa na chorobe, do
leczenia ktorej jest przeznaczony. Efektywnosciowe (skupione na efektywnosci) proby I
fazy jako pierwszorzedowe punkty koncowe wykorzystujg pomiary nasilenia objawéw. W
HD, takimi skoncentrowanymi na skutecznosci badaniami Il fazy sg Amaryllis, Legato i
Pride-HD. Jesli ustyszysz, ze jedno z tych badan spetnito pierwszorzedowy punkt koncowy,
to bedziesz wiedziat, ze testowany lek rzeczywiscie wptywa na objawy HD.

Podsumowujgc informacje o prébach klinicznych lI-giej fazy nalezy stwierdzi¢, ze zaréwno
badania oceniajgce bezpieczenstwo jak i skutecznosc¢ przyblizajg potencjalne leki na HD do
gabinetéw lekarzy. Ze wzgleddw praktycznych, miej na uwadze, ze sukces Il fazy badan
klinicznych ma znaczenie tylko wtedy, gdy wiesz, jaki byt pierwszorzedowy punkt
koncowy tego badania. Bez wzgledu na to jak ekscytujgce sg wyniki, badanie Il fazy
skoncentrowane na samym tylko bezpieczenstwie nie wystarczy, by uzyskac aprobate
leku.

Faza 3: Czy lek naprawde dziata?

Pamietaj, ze sukces Il fazy badan klinicznych ma znaczenie tylko wtedy, gdy wiesz, jaki byt
pierwszorzedowy punkt korncowy tego badania.

Substancje, ktére pomysinie przeszty Il faze badan klinicznych moga przejs¢ do ostatniej
przeszkody na dtugiej Sciezce do zatwierdzenia leku - weryfikacje w lll fazie badan
klinicznych.

Ill faza badan klinicznych to bardzo duze, drogie i zazwyczaj dtugie proby, w ktérych
doktadnie bada sie wptyw leku na objawy choroby. W badaniach Ill fazy czesto uczestniczg
setki do tysiecy pacjentdw i mogg trwac catymi latami. Trwajg tak dtugo z dwdch powoddw:
duzej liczby uczestnikdw oraz wydtuzonego czasu ich obserwacji. Wszystko po to, by
wykazag, ze lek jest naprawde bezpieczny i skuteczny.

Gtéwnym punktem kornicowym lll fazy badan klinicznych jest skutecznosé. Zakonczenie
sukcesem lll fazy badan klinicznych pozwala nam powiedzie¢, z pewnoscig, ze testowany
lek poprawia konkretny aspekt danej choroby. Stad, badania tej klasy wywotujg ekscytacje,
kiedy myslimy o terapii na HD.
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Dotychczas uruchomiono liczne badania kliniczne Ill fazy lekéw na HD, w tym 2Care,
CREST-E, HART, MermaiHD i First-HD. W kazdym przypadku mieliSmy nadzieje, ze proba
ostatecznie wykaze, ze badany lek pomaga na objawy HD. Tylko jedna - First-HD -
zakonczyla sie osiggnieciem gtéwnego punktu koncowego badania.

Wysoki wskaznik porazek w lll fazie badan nie jest rzadkoscig i oddaje to, co dzieje sie w
badaniach dotyczacych wielu innych chordb. To oczywiscie nie znaczy, ze kolejne badania
kliniczne lll fazy lekdw na HD s3g skazane na niepowodzenie. Wysoki wskaznik porazek
przypomina, ze znalezienie lekow na HD to trudny problem, ale jest wielu naprawde
inteligentnych, oddanych ludzi szukajgcych rozwigzania.

Przestanie koncowe

Wszyscy pracujgcy nad HD - naukowcy, lekarze i rodziny - chcg opracowania skutecznych
metod leczenia tej choroby. Aby to osiggnac, potrzebujemy udane;j lll fazy prob klinicznych
efektywnych terapii.

Po drodze do celu, wykonywanych bedzie wiele badan | i Il fazy. Zachowanie przytomnosci
umystu podczas czytania o tych wczesnych probach - i ich oszatamiajgcych list punktéw
koncowych - to dobra strategia na unikniecie rozczarowania. Pamietaj, ze naprawde liczy
sie jedynie glowny punkt koncowy badania. Wiedza jaki jest ten punkt koncowy pomoze Ci
oddzieli¢ nadzieje od szumu informacyjnego w ogtoszeniach dotyczgcych préb klinicznych.

Wreszcie, na horyzoncie wida¢ wiele nowych badan, z czasem bedg one z pewnoscig coraz
wieksze i coraz lepsze - mamy nadzieje, ze w niedalekiej przysztosci dostepne bedg nowe
wyniki z badan klinicznych |, Il i lll fazy, o ktérych przeczytasz na HDBuzz.

Pierwsza wersja artykutu btednie opisywata stan lll fazy badan w HD. Informacja zostata
skorygowana w obecnej wersiji.

Autorzy nie zgtosili konfliktu interesow. Aby uzyskac wiecej informacji na temat naszej
polityki informacyjnej zobacz FAQ...

SLtOWNIK
pierwszorzedowy punkt koncowy Gtéwne pytanie stawiane w badaniu klinicznym
badania kliniczne doktadnie zaplanowane eksperymenty majgce na celu ustalenie jak
lek dziata na ludzi
placebo Placebo to substancja nie zawierajgca aktywnych sktadnikow. Efekt placebo to
efekt psychologiczny, powoduje, ze ludzie czujg sie lepiej, nawet jesli biorg pigutke,
ktdra nie dziata.
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