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Streszczenie
Badania kliniczne sg bardzo waznym obszarem funkcjonowania placowek medycznych w Polsce.
Celem rozwazan podje¢tych w niniejszej pracy byto zidentyfikowanie i charakterystyka aspektéw pro-
wadzenia badan klinicznych z perspektywy osrodka onkologicznego. Cel zostat zrealizowany przez
studia literaturowe, prezentacj¢ i analiz¢ wynikéw badan wtdrnych i ich interpretacje. Krytyczna ana-
liza literatury przedmiotu objeta artykuly w krajowych 1 miedzynarodowych czasopismach oraz ra-
porty znanych instytucji, wydanych w dwoch pierwszych dekadach XXI w. W obszarze zaintereso-
wan znalazly si¢ uwarunkowania ekonomiczne, zdrowotne i spoteczne, ktére nie wyczerpuja tematu.
Wsrod ekonomicznych aspektow zidentyfikowano zasoby kadrowe, techniczne i infrastruktural-
ne oraz finansowe. W ramach uwarunkowan zdrowotnych i spotecznych nalezy mie¢ na wzgledzie
dane epidemiologiczne, ktére wskazuja, ze z kazdym rokiem wzrasta liczba 0séb zapadajacych na
nowotwory, oraz informacje dotyczace jako$ci zycia pacjenta. Przestaniem artykutu jest wskazanie
tych uwarunkowan prowadzenia badan klinicznych, ktore maja najwigkszy wptyw na potrzebe, bez-
pieczenstwo i jakos¢ ich realizacji w o$rodku onkologicznym. Czynniki zostalty omdéwione z perspek-
tywy uczestnikow procesu, tj. sponsora, osrodka badawczego, badaczy, pacjentdéw oraz panstwa.

Stowa kluczowe
badania kliniczne, GCP, jakos¢ zycia, wyniki zdrowotne zgloszone przez pacjenta

Abstract

Clinical trials are a very important area of operation of medical institutions in Poland. The aim of the
considerations undertaken in this study was to identify and characterize the aspects of conducting
clinical trials from the perspective of an oncology center. The goal was achieved through literature
studies, presentation and analysis of secondary research results and their interpretation. Critical analy-
sis of the literature covering articles in national and international journals as well as reports of well-
known institutions published in the first two decades of the 21st century. The area of interest includes
economic, health and social determinants that do not exhaust the topic.

Among the economic aspects, human resources, technical, infrastructure and financial resources
were identified. As part of health and social determinants, one should take into account epidemiological
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data which show that every year the number of people falling ill with cancer increases and also infor-
mation about the patient’s quality of life. The intention of the article is to indicate those conditions for
conducting clinical trials that have the greatest impact on the need, safety and quality of their realiza-
tion in an oncology center. The factors were discussed from the perspective of the participants in the
process, i.e. sponsor, research center, investigators, patients and the government.

Keywords
clinical trials, GCP, quality of life, patient-reported outcomes

JEL: 110, I11, 115, 130

Wstep

Badania kliniczne stanowig bardzo wazny obszar dziatalnosci placowek medycz-
nych. Musza by¢ prowadzone przy zachowaniu wielu restrykcyjnych zasad i by¢ w pet-
ni zgodne z prawem obowigzujacym w danym kraju. Terminologia, definicje i sformu-
lowania towarzyszace realizacji badan klinicznych, jak wiele obszaréw naukowych,
wymagaja wyjasnienia, ktore niniejsze opracowanie rowniez zawiera. Rozwazania
w artykule skupiajg si¢ na celu gtéwnym, ktorym jest zidentyfikowanie i charakterysty-
ka aspektéw prowadzenia badan klinicznych z perspektywy osrodka onkologicznego.
Przemyslenia beda koncentrowaty si¢ na wymiarach: ekonomicznym i zdrowotno-spo-
fecznym, jako najwazniejszych kwestiach, ktore sktaniajg sponsorow do inicjowania,
a badaczy i o$rodki do realizowania badan klinicznych, natomiast pacjentow do uczest-
nictwa w eksperymentalnych projektach. Aby dobrze rozpoznac i ustali¢ te determinan-
ty, niezbedne jest przeprowadzenie krytycznej analizy literatury przedmiotu opubliko-
wanej w dwoch pierwszych dekadach XXI w., w tym przepiséw i wytycznych, zasad
i zalecen, artykutéw w krajowych i migdzynarodowych czasopismach, raportow znanych
instytucji oraz zrodet internetowych.

Prowadzenie badan klinicznych w Polsce — terminologia,
wymagania, zasady

Zgodnie z ustawa prawo farmaceutyczne' badaniem klinicznym jest kazde bada-
nie prowadzone z udziatem ludzi w celu odkrycia lub potwierdzenia klinicznych skutkow
dziatania jednego lub wielu badanych produktow leczniczych. Potwierdzaja to badania
farmakodynamiczne, a ich celem jest zidentyfikowanie dziatan niepozadanych produk-

tow leczniczych. W trakcie badania klinicznego monitorowany jest proces wchlaniania,

! Ustawa z dnia 6 wrzesnia 2001 r. Prawo farmaceutyczne (Dz. U. z 2001 r. Nr 126, poz. 1381) http://
prawo.sejm.gov.pl/isap.nsf/DocDetails.xsp?id=WDU20011261381 [dostep 3.06.2020].
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dystrybucji i metabolizmu produktu leczniczego, przy skupieniu szczegdlnej uwagi na
bezpieczenstwie i skutecznosci terapii.

Badania kliniczne przeprowadza zespot badawczy, na ktdrego czele stoi tzw.
gtowny badacz (Principal Investigator, PI), czyli lekarz albo lekarz dentysta. Zgodnie
z polskimi przepisami prawa PI musi posiada¢ prawo wykonywania zawodu, wysokie
kwalifikacje zawodowe, wiedz¢ naukowg i doswiadczenie w pracy z pacjentami. Zgod-
nie z Dobrg Praktyka Kliniczng (Good Clinical Practice, GCP?) ponosi petng odpowie-
dzialno$¢ za badanie kliniczne realizowane wspoélnie z cztonkami zespotu badawczego
na terenie osrodka badawczego (najczesciej szpitala lub centrum onkologii). W klinicz-
nych badaniach onkologicznych w sktad zespotu badawczego, poza gldownym badaczem,
najczesciej wchodza: lekarze — wspotbadacze, pielegniarka, farmaceuta, diagnosta labo-
ratoryjny, patolog, kardiolog, radiolog, lekarz medycyny nuklearnej, fizyk medyczny,
elektroradiolog. Cztonkiem zespotu jest kazda osoba, ktora ma kontakt z uczestnikiem
badania klinicznego, czyli pacjentem, ktory wyrazit §wiadoma zgode na uczestnictwo
w badaniu klinicznym.

Istnieja dwa rodzaje badan klinicznych: komercyjne i niekomercyjne. Pierwsze
finansowane sg przez sponsora badan klinicznych, ktorym z reguty jest firma farmaceu-
tyczna lub biotechnologiczna. W drugim przypadku sponsorem moze by¢ uczelnia lub
inna placowka naukowa, podmiot leczniczy, badacz, organizacja pacjentow, organizacja
badaczy lub inna osoba fizyczna lub prawna, ktorej dziatalnos¢ nie jest oparta na osig-
ganiu zysku w zakresie prowadzenia i organizacji badan klinicznych oraz wytwarzania
i obrotu produktami leczniczymi.

Prowadzenie badan klinicznych w Polsce reguluja akty prawne polskie i migdzy-
narodowe. Gtowne wytyczne znajduja si¢ w przywolanej juz ustawie prawo farmaceu-
tyczne, z ktdrg powigzane sg przepisy szczegotowe, regulujace m.in. zasady zapewnienia
obowigzkowego ubezpieczenia odpowiedzialnosci cywilnej badacza i sponsora czy
wzoréw dokumentow przedktadanych w zwigzku z badaniem klinicznym produktu
leczniczego oraz optat za zlozenie wniosku o rozpoczecie badania klinicznego. Najwaz-
niejszym, migdzynarodowym standardem etycznym i naukowym w zakresie planowania,
prowadzenia, dokumentowania i oglaszania wynikow badan klinicznych prowadzonych
z udziatem ludzi sg przywotane juz wezesniej Zasady Dobrej Praktyki Klinicznej (GCP).
Wprowadzaja one jednolita procedure prowadzenia badan klinicznych w krajach czton-
kowskich Unii Europejskiej, Japonii, Stanach Zjednoczonych Ameryki Potnocnej,

2 Migdzynarodowa Rada Harmonizacji Wymagan Technicznych dla Rejestracji Produktow Leczni-
czych Stosowanych u Ludzi (ICH — The International Conference on Harmonisation of Technical Require-
ments for Registration of Pharmaceuticals for Human Use), Zharmonizowane Zasady ICH, Zintegrowany
Dodatek do Wersji ICH E6(R1): Zasady Dobrej Praktyki Klinicznej E6(R2), Wersja Step 4, 9 listopada
2016, https://www.gcppl.org.pl/Baza-wiedzy/Standardy-etyczne [dostep 3.06.2020].
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Kanadzie i Szwajcarii. Przestrzeganie zasad GCP gwarantuje ochrong praw, bezpieczen-
stwo i dobrostan uczestnikow badania klinicznego, zgodnie z zasadami Deklaracji Hel-
sinskiej’. Deklaracja Helsinska (DH)* Swiatowego Stowarzyszenia Lekarzy stanowi
podstawowy dokument okreslajacy zasady prowadzenia badan naukowych z udzialem
ludzi. W 1964 r. przedstawiona zostata pierwsza jej wersja, ktora byla nastgpnie sied-
miokrotnie zmieniana, a dwukrotnie dodawano do niej noty wyjasniajace. Obecnie
obowiazuje wersja z roku 2013. Stanowi ona poza kodeksem norymberskim mi¢dzyna-
rodowy zbidr zasad etycznych odnoszacych si¢ do eksperymentowania na ludziach.
Nakazuje ona wszystkim lekarzom-badaczom przestrzeganie okreslonych standardow
postgpowania w odniesieniu do badan naukowych prowadzonych z udziatem ludzi tak-
ze wowczas, gdy w danym kraju brak jest stosownych przepisow prawa lub gdy przepi-
sy te sg bardziej liberalne niz Deklaracja Helsinska.

Badania kliniczne, w tym eksperymenty medyczne, dajg naukowcom szansg two-
rzenia nowych schematow leczenia onkologicznego, przy uzyciu produktow leczniczych
i technologii medycznych. Coraz czgsciej proponuje si¢ kompleksowe rozwigzania le-
czenia raka, tzw. leczenie skojarzone. Ponadto, widoczny jest trend medycyny spersona-
lizowanej, czyli szytej na miar¢ dla kazdego pacjenta indywidualnie. Ten obszar w me-
dycynie postrzega si¢ jako bliska przysztos¢.

Postep technologiczny, nowe terapie i technologie medyczne to nadzieja dla pacjen-
tow na wyzdrowienie lub poprawg stanu zdrowia. W metodach eksperymentalnych po-
strzegaja oni szanse¢ na wydtuzenie zycia i/lub poprawe jego jakosci. W chorobach onko-
logicznych niejednokrotnie stanowig one jedyne mozliwe leczenie. Nalezy jednak
pamigtac, ze badania kliniczne produktow leczniczych to diugi proces, ktory trwa od 12
do nawet 20 lat. Dopiero po tym czasie i po spetnieniu wielu formalno$ci administracyjnych
produkt leczniczy moze zosta¢ zarejestrowany i uznany jako lek w standardowej terapii.

Istniejg cztery fazy badan klinicznych. Faza pierwsza (farmakologia kliniczna
1 toksyczno$¢) koncentruje si¢ na bezpieczenstwie produktu leczniczego, a nie jego sku-
tecznosci. Ta faza przeprowadzana jest na ochotnikach, ktérymi najczesciej sg pracow-
nicy firm farmaceutycznych lub biotechnologicznych. I tutaj nalezy zaznaczy¢, ze w przy-
padku badan pediatrycznych i onkologicznych nie wystepuja zdrowi ochotnicy. Gtownym
celem fazy pierwszej jest okreslenie mozliwej i akceptowanej dawki leku, tak by produkt
leczniczy nie spowodowat cigzkich efektow ubocznych. Jednoczesnie sprawdzany jest

3 https://nil.org.pl/dzialalnosc/osrodki/osrodek-bioetyki/etyka-w-badaniach-naukowych/1553-
deklaracja-helsinska [dostep 3.06.2020].

4 Deklaracja Helsinska Swiatowego Stowarzyszenia Lekarzy (WMA) Etyczne zasady prowadzenia
badan medycznych z udziatem ludzi. Przyjeta przez 18 Zgromadzenie Ogdlne Swiatowego Stowarzyszenia
Lekarzy (WMA), Helsinki, Finlandia, czerwiec 1964 r. i zmieniona przez: 64 Zgromadzenie Ogdlne WMA,
Fortaleza, Brazylia, pazdziernik 2013 r., https://nil.org.pl/...
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jego metabolizm i biodostepnos¢, a nastepnie testowane sa rozne dawki produktu lecz-
niczego, tak aby zaproponowac optymalne dawkowanie dla fazy drugiej. Po fazie na
zdrowych ochotnikach prowadzona jest faza pierwsza badania klinicznego na pacjentach.
Ogolnie faza pierwsza obejmuje 20—80 uczestnikow?.

Kolejna fazg badan klinicznych jest faza druga, ktora stanowi wstepne badanie
kliniczne efektu leczenia. Koncentruje si¢ na skutecznosci i bezpieczenstwie produktu
badanego oraz wymaga szczegotowej, cigglej obserwacji uczestnika badania. W bada-
niach klinicznych onkologicznych ta faza badan jest bardzo wymagajaca dla zespotu
badawczego, wigze si¢ z czestym pobieraniem probek krwi do badan farmakokinetycz-
nych i immunogenetycznych i/lub wykonywaniem dodatkowych biopsji okolic guza
(zalezy od rodzaju nowotworu). Do fazy drugiej rekrutuje si¢ 100-200 pacjentow®.

W przypadku, gdy produkt leczniczy okazat si¢ skuteczny, w fazie trzeciej trzeba
dokona¢ poréwnania jego dziatania ze standardowymi terapiami na duza skalg’. W pro-
tokole badania klinicznego znajduja si¢ szczegdtowe kryteria ,,wlaczenia do” i ,,wylacze-
nia z” niego. Liczba uczestnikéw w fazie trzeciej liczona jest w tysigcach, w zaleznosci
od stopnia skomplikowania procedury terapeutycznej badanej w projekcie.

Po zarejestrowaniu nowej terapii leczenia z wykorzystaniem produktu lecznicze-
go przechodzi si¢ do ostatniej, tzw. porejestracyjnej fazy czwartej badan klinicznych.
Gloéwna uwaga skoncentrowana jest na monitorowaniu zdarzen niepozadanych oraz —
w dtugim czasie i na szeroka skalg — na analizie zachorowalnosci i $miertelnosci. Ta faza
badan klinicznych ma rowniez charakter marketingowy, majacy na wzgledzie zachgce-
nie lekarzy do zwrocenia uwagi na ,,nowy” lek na rynku i stosowanie najnowszych
standardow leczenia. W przypadku leczenia onkologicznego faza czwarta wystepuje
w bardzo niewielkim stopniu, poniewaz lekarze i pacjenci bardzo aktywnie monitorujg
trendy rysujace si¢ w badaniach klinicznych nad najnowszymi terapiami onkologiczny-
mi. Niejednokrotnie wspolnie zabiegaja o refundacje nowych programow lekowych przez
narodowego platnika, aby zapewni¢ dostepnos¢ nowoczesnych terapii na szeroka skale.

Aspekty ekonomiczne prowadzenia badan klinicznych w Polsce

Proces potwierdzenia bezpieczenstwa i skutecznosci produktow leczniczych w for-
mie badan klinicznych pochtania 2/3 przecietnego kosztu pracy nad dana czasteczka.

Sktadaja sie na to koszty organizacyjne, prawne i diagnostyczno-terapeutyczne. Ponadto,

5'S.J. Pocock, Clinical Trials. A practical approach, John Willey & Sons Inc. Chichester, England
2010, s. 2-3.

¢ Ibidem, s. 3.

7 lbidem.
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bardzo istotny wptyw na wzrost kosztow badan klinicznych w drugiej dekadzie XXI w.
ma coraz aktywniejsze wykorzystywanie przez firmy farmaceutyczne i/lub biotechnolo-
giczne zaawansowanych technologii medycznych oraz konieczno$¢ przestrzegania coraz
wyzszych standardow bezpieczenstwa stosowania produktu badanego®. W efekcie koszt
opracowania nowego leku uwzgledniajacy caty proces badan przedklinicznych i klinicz-
nych szacowany jest na poziomie 1,9-2,5 mld euro’.

W drugiej dekadzie wieku XXI w Europie zauwaza si¢ trend spadkowy rejestro-
wanych badan klinicznych, co mozna wigza¢ z przenoszeniem realizacji badan na inne
kontynenty. W Polsce natomiast rynek ten jest stabilny, liczba rokrocznie rejestrowanych
badan klinicznych produktow leczniczych utrzymuje si¢ na poziomie okoto 400 badan.
Zgodnie z danymi Urze¢du Rejestracji Produktow Leczniczych, Wyrobow Medycznych
1 Produktéw Biobdjczych (URPL) po delikatnym spadku w 2014 r. zauwaza si¢ wzrost
do 458 badan w 2016 r., 453 —w 2017 r. oraz 603 badan w 2019 r."°

Z opracowanego przez PWC w 2015 r. raportu'! wynika, Ze rynek badan klinicznych
w 2014 r. w Polsce osiagnat szacunkowg wartos¢ okoto 950 mln z1, a onkologia jest domi-
nujaca dziedzing objeta badaniami klinicznymi (29% w 2018 r.'?). Do URPL najwigcej
whnioskow sptywa w sprawie rozpoczgcia badan trzeciej (ok. 57%) oraz drugiej fazy (ok. 32%).
Faza pierwsza i czwarta stanowig odpowiednio 7,5% 1 3,5%. Na 393 zarejestrowane w 2018 .
badania kliniczne tylko 11 bylo niekomercyjnych (czyli prowadzonych w celach badaw-
czych)®. W latach 20. XXI w. mozna spodziewac¢ si¢ wzrostu liczby rejestrowanych badan
klinicznych wczesnych faz, poniewaz w Polsce placowki medyczne zaangazowaly si¢
w budowanie lub wyodrebnianie w istniejacych strukturach organizacyjnych nowych
o$rodkow/unitow skoncentrowanych na realizacji tego typu badan klinicznych.

Zgodnie z danymi przytaczanymi przez Agencj¢ Badan Medycznych'* (ABM)
w 2019 r. w innowacjach prym wiodg leki biologiczne, leki sieroce, terapie genowe i ko-
morkowe. Integralng czgscig tych innowacji jest najnowsza technologia CAR-T (Chime-
ric Antigen Receptor T-cell therapy), dla ktorej rynek ma wzrosnaé o 51% do 2030 r.
Wspomniany wczesniej rynek medycyny spersonalizowanej rowniez wykazuje tenden-
cje wzrostowe 1 szacuje si¢ jego zwigkszenie o 11% do 2024 r. W opinii ABM na rynku

zdrowia coraz wickszg uwage skupiajg na sobie takze start-upy, ktore wyznaczajg trendy

8 Badania kliniczne w Polsce, PwC Polska Sp. z 0.0., Warszawa 2015, s. 8.

 Ministerstwo Zdrowia, Plan Rozwoju Badan Klinicznych na lata 2020-2025, Warszawa 2019, s. 3.

10 https://pacjentwbadaniach.abm.gov.pl/pwb/badania-kliniczne-w-pol/statystyki/132,Statystyki.html
[dostep 10.06.2020], por. Raport Roczny Prezesa Urzedu Rejestracji Produktow Leczniczych, Wyrobow Me-
dycznych i Produktow Biobodjczych, Warszawa 2018: URPL, s. 42, http://urpl.gov.pl/pl/urz%C4%85d/
raport-roczny [dostep 10.06.2020].

! Badania kliniczne..., s. 16.

12 Raport Roczny...

13 Ibidem.

14 Ministerstwo Zdrowia, op. cit., s. 21.
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value-based medicine, dodatkowo wspierane technologiami sztucznej inteligencji, big
data czy blockchain. Najwyzszym celem tych dziatan jest transformacja opieki zdrowia
z zarzadzania chorobg w kierunku zarzadzania zdrowiem, czyli wczesnej diagnostyki
umozliwiajacej skuteczng prewencje.

Badania kliniczne prowadzone sg w o$rodkach medycznych, ktérymi w przypad-
ku chorob nowotworowych sa najczesciej szpitale lub centra onkologii. Niewatpliwym
atutem takich placowek jest wysoko wykwalifikowany personel medyczny. Lekarze
i pielegniarki posiadaja wyksztalcenie medyczne zdobyte na prestizowych, panstwowych
uczelniach. Zgodnie z przepisami posiadajg oni prawo wykonywania zawodu i specjali-
zacje, doswiadczenie kliniczne i kompetencje. Wielokrotnie zdobywaja dodatkowe kwa-
lifikacje podczas stypendiow zagranicznych, stazy zawodowych, szkolen i warsztatow
shuzacych doskonaleniu technik i metod terapeutycznych oraz opieki nad pacjentem
w topowych osrodkach medycznych na calym $wiecie (Wlochy, Niemcy, Japonia, Stany
Zjednoczone itp.). Specjalisci w farmacji, diagnostyce obrazowej, patologiczne;j i labora-
toryjnej pracuja na nowoczesnych urzadzeniach i przy wykorzystaniu najnowszych tech-
nologii, a ich kwalifikacje zawodowe potwierdzone sag miedzynarodowymi szkoleniami
i certyfikatami. Wielu cztonkow zespotdéw badawczych prowadzi rowniez prace naukowe
i doskonali sie, $ledzac doniesienia literaturowe oraz aktywnie uczestniczac w konferen-
cjach, sympozjach i warsztatach uniwersyteckich, a takze aktywnie witaczajac si¢ w pra-
ce roznorodnych krajowych i miedzynarodowych grup i towarzystw zrzeszajacych pro-
fesjonalistow danej dziedziny. Pracownicy osrodkéw medycznych posiadaja rowniez
bogate doswiadczenie w badaniach klinicznych, ktére potwierdza si¢ w czynnej rekruta-
cjiuczestnikow do badan klinicznych oraz profesjonalizmem i jako$cig zbieranych danych.
Ich umiejetnos$¢ wspotpracy w zespole, z CRO lub sponsorem wplywa pozytywnie na
budowanie marki placowki medycznej. Opinia o badaczu i osrodku badawczym jest bar-
dzo wazna przy uzyskiwaniu kolejnych propozycji badan klinicznych. Wielu profesjona-
listow w onkologii moze pochwali¢ si¢ bogatym dorobkiem i wymieni¢ niejeden lek czy
program terapeutyczny, ktorego oceng bezpieczenstwa i skutecznosci pomogli okresli¢'.

Sponsor, zanim zaproponuje osrodkowi badawczemu poprowadzenie nowego ba-
dania klinicznego, sprawdza jego potencjat infrastrukturalny i techniczny. Jest to jeden
z kluczowych aspektow wplywajacych bezposrednio na zdolno$¢ jednostki realizowania
badania zgodnie z protokotem. Wyposazenie oddzialow i pracowni podlega szczegdtowej
weryfikacji, zarowno wizualnej (czy sprzet jest zainstalowany i dziala), jak i1 jakosciowe;j
(certyfikaty, serwis, przeglady, dopuszczenie do pracy itp.). W badaniach onkologicznych
wykonywanych jest wiele procedur diagnostycznych, dlatego bardzo wazna jest dostgpnos¢

15 Por.: E. Tanska, Logistyczno-prawne aspekty prowadzenia badan klinicznych w Polsce (doswiadcze-
nia wlasne/punkt widzenia osrodka medycznego), ,,Zeszyty Naukowe WCO” 2016, nr 13(3), s. 51-57.
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takich urzadzen, jak tomograf komputerowy, rezonans magnetyczny, scyntygrafia, PET,
mammograf, ECHO serca, EKG, RTG i USG. Ponadto kluczowe sa wyspecjalizowane
laboratoria diagnostyczne i patomorfologiczne. Wiele badan diagnostycznych jest wysy-
fanych do centralnego laboratorium wybranego przez sponsora do dodatkowej, arbitralnej
oceny klinicznej.

Wraz z globalizacja i galopujacym postepem technologicznym doszto do wyréw-
nania w poziomie wyposazenia w Polsce i w krajach wysokorozwinigtych. Na rynku
medycznym pojawili si¢ ,,.kluczowi gracze” (producenci), ktorzy wyspecjalizowali si¢
w wybranych technologiach oraz ujednoliconych systemach operacyjnych i wrecz wy-
muszajg na polskich osrodkach medycznych zakup $cisle okreslonego sprzgtu i oprogra-
mowania. Ponadto obowigzujg wspodlne, zunifikowane wymagania kliniczne i diagno-
styczne, ktore musza by¢ spelnione niezaleznie od potozenia geograficznego. W efekcie
kadry medyczne w Polsce pracuja na tym samym sprzecie co zespoty medyczne w kra-
jach Unii Europejskiej czy USA. Rdznica polega tylko na poziomie kosztow zwigzanych
z zakupem i modernizacja wyposazenia w Polsce, ktore sa poréwnywalne z kosztami
w innych krajach wysokorozwinigtych, a czasami nawet wyzsze, a tym samym dla pol-
skich jednostek medycznych sa to wydatki mocno uszczuplajace dostgpny budzet'®.

Prowadzenie badan klinicznych w Polsce zwigzane jest z szeregiem wymiernych
iniewymiernych korzysci dla pacjentow, badaczy, osrodkéw, sponsora, ptatnika oraz dla
calej gospodarki kraju. Z punktu widzenia pacjenta onkologicznego kluczowa korzyscia
z uczestnictwa w badaniu klinicznym jest dost¢p do najlepszego lub czasem jedynego
mozliwego leczenia, szczegbdlnie w sytuacjach, gdy dostepne standardy terapeutyczne
nie odnosza pozadanych skutkow. Wiele badan klinicznych trzeciej fazy jest tak skon-
struowanych, ze oferujag dwa ramiona leczenia, w ktorych poréwnywane sg leki o wyso-
kim, znanym efekcie terapeutycznym. Ponadto, jak zostato to podkreslone, konstrukcja
protokotu badania przewiduje okreslony schemat postgpowania, tj. $cisle okreslona jest
liczba wizyt i procedur medycznych w kazdej wizycie, dopuszczalne odstepy miedzy
poszczegdlnymi badaniami, czgstotliwos¢ 1 jakos¢ spotkan z lekarzami (w tym precy-
zyjne wytyczne), dodatkowa diagnostyka, szybka reakcja na ewentualne pogorszenie si¢
stanu zdrowia itd. Sponsor rekompensuje réwniez koszty dojazdu pacjenta do osrodka
badawczego. Niewatpliwie wazng korzyscia jest szansa na wydtuzenie zycie pacjenta,
przy jednoczesnym zwroceniu uwagi na jego jakos¢. Koncowa korzyscig prowadzenia
badan klinicznych jest mozliwo$¢ zarejestrowania nowoczesnego leku, ktéry ma spraw-

dzong skutecznos¢ i bezpieczenstwo'’.

16 M. Reinfuss, E. Byrski, J. Malicki, Radiotherapy facilities, equipment, and staffing in Poland:
2005-2011, ,,Rep Pract Oncol Radiother” 2013, nr 18(3), s. 159-172.
'7 Badania kliniczne..., s. 11.
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Korzyscia dla badaczy z prowadzenia badan klinicznych jest dostep do najnowszych
technologii lekowych i wspotudziat w tworzeniu nowych $ciezek postgpowania klinicz-
nego. Wiedza i doswiadczenie w danej dziedzinie medycyny otwierajg przed nimi nowe
horyzonty i mozliwosci rozwoju. Spotkania badaczy pozwalaja na wymiang doswiadczen
i tworcze dyskusje. Praca z protokotem badania klinicznego to dla lekarzy wypracowy-
wanie dobrej praktyki klinicznej, ktéra bedzie charakteryzowala si¢ bardzo wysokim
poziomem profesjonalizmu i powtarzalnosci. Jest to najlepszy start dla lekarzy na po-
czatku ich drogi zawodowej, bo doswiadczenie zdobyte w badaniach klinicznych dosko-
nale przygotowuje ich na kazda sytuacje pojawiagjacg si¢ w procesie leczenia (w tym
umiejetnos¢ reagowania na powiktania po leczeniu czy zdarzenia niepozadane)'®.

Z punktu widzenia osrodka badawczego jest to nie tylko prestiz i budowanie
marki szpitala, lecz takze dodatkowe zrodto finansowania jednostki. Wtasciwie wyne-
gocjowana umowa pozwala oSrodkom na pelne wspieranie zespotu badawczego w pro-
wadzeniu badania klinicznego i zapewnienie zabezpieczenia w sytuacjach awaryjnych
(cigzkie zdarzenia niepozadane, nieplanowane hospitalizacje itp.). Nalezy zaznaczy¢, ze
badania kliniczne sg finansowane przez sponsora i ich realizacja nie wigze si¢ z posia-
daniem kontraktu z narodowym ptatnikiem.

Narodowy Fundusz Zdrowia (NFZ) rowniez korzysta na prowadzeniu badan kli-
nicznych w Polsce. Realizacja badania klinicznego finansowanego przez sponsora bez-
posrednio zmniejsza koszty NFZ. Odcigzenie finansowe wigze si¢ z kosztami zaordy-
nowanych pacjentom lekéw, swiadczen medycznych (procedur diagnostycznych
i terapeutycznych), leczenia powiktan i zdarzen niepozadanych, pokrywania kosztow
hospitalizacji i nieplanowanych wydtuzonych pobytéw. W przypadku poprawy zdrowia
pacjenta zmniejszaja si¢ $rodki finansowe, ktore NFZ musiatoby wyda¢ w przysztosci,
kontynuujac terapie standardowe. Dzigki badaniom w onkologii w 2014 r. NFZ zaosz-
czedzit okoto 160 min zI°.

Korzysci z prowadzenia i rozwoju badan klinicznych w Polsce ptyng rowniez do
budzetu panstwa. PWC?® w raporcie z 2015 r. oszacowato, ze blisko 1/3 §rodkéw finan-
sowych przeznaczonych na badania trafia do budzetu panstwa w formie podatkow i optat
(w 2014 r. kwota ta wyniosta ponad 300 mln z1). Na proces warto spojrze¢ zatem z per-
spektywy ekonomicznej. Im wiecej badan klinicznych bedzie prowadzonych w Polsce,
tym wigcej przedstawicieli sponsoréw (firm farmaceutycznych lub biotechnologicznych)
pojawi si¢ na rynku. Im wiecej ludzi pracuje, tym wigcej podatkow jest odprowadzanych
przez pracownikow. Im wiecej badan jest prowadzonych, tym wiecej cztonkow zespotow

1% 1bidem, s. 12.
1 Ibidem, s. 14.
20 lbidem, s. 13.
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badawczych jest zaangazowanych w prace i, tym samym, wynagradzanych. Z tytutu
wynagrodzenia dodatkowego rowniez zobowiazani sa oni odprowadzi¢ podatki. Docho-
dzg do tego oplaty urzgdowe zwigzane z uruchomieniem i rejestracjg badania klinicz-
nego, optaty do komisji etycznych itp.

Aspekty zdrowotne i spoteczne prowadzenia badan klinicznych
w Polsce

W wieku XXI w Europie zachorowalnos¢ na raka nieustannie ro$nie. Jest to efekt
starzenia si¢ spoteczenstwa zwigzany m.in. z wyborami dotyczacymi stylu zycia (pale-
nie tytoniu i alkoholu, brak aktywnosci fizycznej, zta dieta) oraz zanieczyszczeniem
srodowiska. Ponadto, zachorowalno$¢ na raka r6zni si¢ w zalezno$ci od kraju, w Europie
Wschodnigj jest zwykle wyzsza niz w Europie Zachodniej. Z kolei, jak zostalo to weze-
$niej wskazane, leczenie nowotworow jest zwigzane z wysokimi kosztami, wymaga
nowoczesnych technologii oraz innowacyjnych srodkéw chemioterapeutycznych i lekow
celowanych?!. W Polsce, w ciggu trzech dekad (lata 80. 1 90. XX w., i pierwsze dziesi¢-
ciolecie XXI w.), liczba zachorowan na nowotwory zlosliwe wrosta ponad dwukrotnie,
osiggajac w 2010 r. poziom 140,5 tys., z czego okoto 70 tys. u me¢zczyzn i 70,5 tys. u ko-
biet. Istotnym faktem jest to, ze zapadalno$¢ na nowotwory zmienia si¢ wraz z wiekiem
1 z 16zng czgstotliwoscia wystepuje w ciagu zycia cztowieka. U 70% mezezyzn 1 60%
kobiet, u ktérych zdiagnozowano nowotwor, choroba ujawnita si¢ po 60. roku zycia.
Ponadto, ryzyko zachorowania na nowotwor wzrasta wraz z wiekiem, osiggajac szczyt
w osmej dekadzie zycia*.

Zgodnie z danymi dostepnymi w Krajowym Rejestrze Nowotworow (KRN) naj-
czesciej wystepujacymi nowotworami u me¢zczyzn sg nowotwory ptuca (okoto 1/5 za-
chorowan na nowotwory). W dalszej kolejnosci znajduje si¢ rak gruczotu krokowego
(13%), rak jelita grubego (12%) i rak pecherza moczowego (7%). Wsrod dziesieciu naj-
czestszych nowotworéw u mezczyzn znajdujg si¢ rowniez nowotwory zotadka, nerki,
krtani, biataczki i chloniaki. Wsrod kobiet dominuje zapadalnos¢ na raka piersi (réwniez
1/5 zachorowan na nowotwory). Drugim, najczgstszym nowotworem wystepujacym
u kobiet jest rak jelita grubego (10%), nastgpnie rak ptuca (9%), nowotwory trzonu ma-
cicy (7%), jajnika (5%), szyjki macicy, nerki, zotadka i tarczycy®.

2l A. Dyzmann-Sroka, J. Malicki, Cancer incidence and mortality in the Greater Poland Region—
Analysis of the year 2010 and future trends, ,,Rep Pract Oncol Radiother” 2014, nr 19(5), s. 296-300.

22 Krajowy Rejestr Nowotworow, Nowotwory ztosliwe ogotem, http://onkologia.org.pl/nowotwory-
-zlosliwe-ogolem-2/ [dostep 29.06.2020].

= Ibidem.
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Cecha roznicujaca zachorowalno$¢ na nowotwory ztosliwe jest grupa wiekowa.
Osoby do 20. roku zycia charakteryzuje nieznaczne tempo wzrostu zar6wno u kobiet,
jak iumegzczyzn (dane do 2010 r.). W grupie tzw. mtodych dorostych (w wieku 20—44 lat)
zachorowalnos$¢ u kobiet jest natomiast prawie dwukrotnie wyzsza niz u mezczyzn.
W kolejnej grupie wiekowej (45—64 lat) znéw zauwaza si¢ stabilizacj¢ zapadalno$ci na
nowotwory wérdod mezczyzn, natomiast wzrost 1,7 razy w przypadku kobiet. Tym samym
od 2007 r. zauwaza si¢, ze istnieje takie samo zagrozenie zachorowania na nowotwory
w populacji kobiet, jak u mezczyzn. Analogiczna sytuacja ma miejsce w grupie najstar-
szej, tj. powyzej 65. roku zycia, gdzie obserwuje si¢ prawie 1,6-krotny wzrost zachoro-
walnosci wsrod starszych kobiet?.

Najbardziej optacalnym podej$ciem do kontroli raka jest wczesne wykrywanie
i zapobieganie®. Jednak tylko innowacyjne terapie lekowe i technologie medyczne sg
w stanie skutecznie walczy¢ z nowotworami i dawa¢ pacjentom nadziej¢ na lepsze
zycie. Opisana powyzej epidemiologia zapadalnosci na raka w Polsce ukazuje z jedne;j
strony potencjat dla rozwoju badan klinicznych (liczebna populacja potencjalnych
uczestnikow badan klinicznych), ale z drugiej strony zwigkszajaca si¢ skale problemu
skutecznego leczenia nowotworéw w Polsce, w tym dostepnos¢ oraz potrzebe najnow-
szych rozwigzan.

W kontekscie przytoczonych powyzej danych, rak piersi jest drugim, co do wiel-
kosci zachorowan, nowotworem zto$liwym u kobiet i stanowi problem o charakterze
ekonomicznym i spotecznym. Dane z Wielkopolski pokazuja, ze od 1999 r. liczba za-
chorowan w grupie wiekowej 2029 lat wzrosta prawie szeSciokrotnie, a w grupie
30-39 lat — dwukrotnie®*. Wedtug KRN?" nowotwory ztosliwe piersi stanowia u kobiet
22% zachorowan oraz blisko 14% kobiet umiera z powodu ztosliwego raka piersi. Pa-
cjentki w wieku 18—40 lat z rozpoznanym rakiem piersi wpisuja si¢ w aktywng zawo-
dowo grupe ludnosci polskiej, ktora liczy 16 484 tys. osob, gdzie kobiety reprezentuja
grupe wielkosci 7399 tys. 0sob. W przedziale wickowym miedzy 18. a 40. rokiem zycia
0sob aktywnych zawodowo jest 7568 tys., w tym 3294 tys. kobiet. Na terenie Wielko-
polski aktywnych zawodowo jest 1603 tys. ludzi, w tym 712 tys. kobiet*®. Mediana
wynagrodzen kobiet (stan na pazdziernik 2016 r.) wynosi 3349 zt brutto®. Przyjmujac,

# Ibidem.

2 Dyzmann-Sroka A., Malicki J., op. cit., s. 296-300

% A. Dyzmann-Sroka, M. Trojanowski, J. Grochowicz, W. Olenderczyk, A. Plucinska, B. Szczech,
L. Taraszkiewicz, T. Wosicka, U. Wojciechowska, Nowotwory zlosliwe w Wielkopolsce w 2016 roku, ,,Biu-
letyn” nr 15, REMI-B sp. j., Poznan 2018, s. 73.

27 onkologia.org.pl [dostep 20.11.2019].

2 A. Zgierska, 1. Biaty, M. Cacko, K. Derucka, M. Laczynska, I. Skrzypczak, H. Strzelecka, Aktyw-
nos¢ ekonomiczna ludnosci Polski, 1l kwartat 2019 r., GUS, Zaktad Wydawnictw Statystycznych, Warszawa
2019.

2 GUS, Kobiety i mezczyzni na rynku pracy, Warszawa 2018.
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ze proces leczenia trwa rok, to brak aktywnosci zawodowej pacjentki (rezygnacja z pra-
cy) mozna wyceni¢ na 40 188 zt brutto/rok. Straty budzetu panstwa z braku aktywnosci
zawodowej jednej osoby w wieku produkcyjnym to warto$¢ blisko 32 tys., tj. PKB per
capita mierzony parytetem sity nabywczej w dolarach mi¢edzynarodowych?®°, co stano-
wi strate rzgdu 70 tys. ztotych na osobe. Jednoczesnie Zaktad Ubezpieczen Spotecznych
(ZUS) wyptaca swiadczenia z tytutu absencji chorobowej, w tym zasitki chorobowe
i wynagrodzenia za czas niezdolnos$ci do pracy. Wydatki te wyniosty w I kwartale 2019 r.
ogodtem 5111,1 mln zF'. Nowotwor ztosliwy piersi (C50) generuje jedna z najdtuzszych
absencji chorobowych z tytutu choroby wtasnej kobiet ubezpieczonych w ZUS, t;.
1166,6 tys. dni w 2018 r.*? Przyjmujac warto$¢ jednego dnia osoby czynnej zawodowo
w wysokosci 112 zt brutto (wynikajacy z mediany wynagrodzenia), to koszt ZUS sta-
nowi 130 231,4 tys. zt brutto.

Nalezy zauwazy¢, ze cz¢$¢ chorych na nowotwory staje si¢ bierna zawodowo. W 11
kwartale 2019 r. grupa ta liczyta 13254 tys. 0osob, w tym 8174 tys. kobiet. Szacuje sig, ze
choroba lub niepetnosprawnos¢ byty powodem niepodejmowania pracy dla 23,8% oséb,
w tym 15,1% kobiet®.

Patrzac na budzet domowy mtodej kobiety chorej na raka piersi, rezygnacja z pra-
cy przektada si¢ bezposrednio na spadek przychodéw w budzecie domowym w wyso-
kosci wspomnianych 40 tys. rocznie (w odniesieniu do mediany wysokosci wynagrodze-
nia kobiet) oraz na wzrost wydatkow zwigzanych z leczeniem (m.in. leki, $rodki
jednorazowego uzytku, dojazdy do szpitala/przychodni, zastosowanie diety, inne). Sza-
cuje sie, ze rocznie leczenie i opieka kosztujg chorg nawet 20 tys. zF*, natomiast §rednia
miesigczng wartos¢ utraconych dochodow przez pacjentke z zaawansowanym rakiem
piersi i jej rodzing kalkuluje si¢ na poziomie 500 z+.

Przytoczona analiza kosztow ekonomiczno-spotecznych zwigzanych z zapadal-
noscig mtodych kobiet (18—40 lat) na ztosliwy nowotwor piersi stanowi dowod na istote
szybkiego i1 skutecznego przywracania pacjentdéw onkologicznych do zdrowia oraz do
aktywnosci zawodowej i spotecznej. Dobre samopoczucie psychiczne i fizyczne chorych,
dzieki zastosowaniu nowoczesnych i eksperymentalnych metod leczenia, moze pozwoli¢

im nie rezygnowac z pracy i z urokdéw zycia codziennego.

30 www.gov.pl [dostep 20.11.2019].

3 www.zus.pl [dostep 20.11.2019].

32 Karczewicz E., Sikora A., Zalewska H., Absencja chorobowa w 2018 roku, Wydzial Badan Staty-
stycznych, Warszawa 2019.

3 A. Zgierska, 1. Bialy, M. Cacko, K. Derucka, M. Laczynska, 1. Skrzypczak, H. Strzelecka, op. cit.

3* A. Smaga, M. Mikutowska, A. Komorowska, B. Falkiewicz, J Gryglewicz, Rak piersi w Polsce —
leczenie to inwestycja, Sequence HC Partners Sp. z 0.0., Warszawa 2014.

3% S. Bogustawski, A. Smaga, Ile kosztuje pacjentki zaawansowana choroba nowotworowa — rak pier-
si?, Sequence HC Partners Sp. z 0.0., Warszawa 2014.
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W roku 2015 przeprowadzony zostat drugi cykl programu CONCORD?, w ktérym
badacze z 71 krajow $wiata skupili si¢ na ocenie stopnia przezywalno$ci ludzi chorych
na raka. W efekcie dokonano analizy indywidualnych danych dotyczacych 37,5 min
pacjentow, u ktorych zdiagnozowano raka w okresie 15 lat (tj. 2000-2014). Badanie
objeto 18 rodzajéw nowotwordéw lub grup nowotworow: przetyk, zotadek, okrgznica,
odbytnica, watroba, trzustka, ptuca, piersi (kobiety), szyjka macicy, jajnik, prostata
i czerniak skory u dorostych oraz guzy mozgu, biataczki i chtoniaki u dorostych i dzie-
ci, ktore facznie stanowig 75% wszystkich nowotworéw diagnozowanych na catym
swiecie kazdego roku. Oszacowanie 5-letniego przezycia netto pacjentow onkologicznych
zostato ujednolicone za pomocg wzorcow International Cancer Survival Standard. Wy-
niki programu pokazaty, ze trendy w dtugosci przezycia zwigkszaja si¢ w przypadku
nowotworow watroby, trzustki i ptuc nawet o 5%. W USA i Kanadzie, w Australii i No-
wej Zelandii oraz w Finlandii, Islandii, Norwegii, Szwecji i Danii 5-letnie przezycie
netto pozostato jednym z najwyzszych na $wiecie dla wigkszo$ci nowotworow. W przy-
padku kobiet, u ktérych zdiagnozowano raka piersi, roznice miedzynarodowe pozostaja
bardzo szerokie, bowiem 5-letnie przezycie wyniosto 89,5% w Australii i 90,2% w USA,
ale 66,1% w Indiach. W Azji Potudniowo-Wschodnigj 5-letnie przezycie dla nowotworow
przewodu pokarmowego zaobserwowano: w Korei Potudniowej w przypadku raka zo-
tadka (68,9%), okreznicy (71,8%) i odbytnicy (71,1%), w Japonii w przypadku raka
przetyku (36,0%), a na Tajwanie w przypadku raka watroby (27,9%). Natomiast, w tym
samym regionie $wiata przezycie w przypadku czerniaka skory wyniosto 59,9% w Ko-
rei Potudniowej, 52,1% na Tajwanie i 49,6% w Chinach, a takze w przypadku obu no-
wotworow limfatycznych (odpowiednio 52,5%, 50,5% i 38,3%) oraz nowotwory szpiku
(odpowiednio 45,9%, 33,4% i 24,8%). W przypadku dzieci 5-letnie przezycie dla ostrej
biataczki limfoblastycznej wynosito od 49,8% w Ekwadorze do 95,2% w Finlandii.
Warto nadmienic, ze 5-letnie przezycie dla guzéw mozgu u dzieci jest wyzsze niz u do-
rostych, ale globalny zasigg jest bardzo szeroki (od 28,9% w Brazylii do prawie 80%
w Szwecji 1 Danii). Przywotane dane stanowig oficjalny punkt odniesienia w ocenie
skutecznosci leczenia nowotwordéw na $wiecie (m.in. wykorzystywany w analizach
OECD), a posrednio stanowig narz¢dzie oceny ogodlnej skutecznos$ci systemow opieki
zdrowotnej w poszczeg6lnych krajach. Omowione badanie ukazato rowniez, jak bardzo
potrzebne sg badania kliniczne w onkologii oraz w ktorych krajach istnieje najwickszy

potencjat ich rozwoju i pilna potrzeba dostarczenia najnowszych terapii.

3 C. Allemani, T. Matsuda, V. Di Carlo, R. Harewood, M. Matz, M. Niksi¢, i in., Global surveillance
of trends in cancer survival 2000-2014 (CONCORD-3): analysis of individual records for 37 513 025 pa-
tients diagnosed with one of 18 cancers from 322 population-based registries in 71 countries, ,,The Lancet”
2018, vol. 391, nr 10125, s. 1023—-1075, MARCH 17, 2018, Elsevier Ltd, DOI: https://doi.org/10.1016/
S0140-6736(17)33326-3.
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W badaniach klinicznych onkologicznych bardzo czgsto celem nadrzednym jest
niezalezna ocena skutecznos$ci eksperymentalnego leczenia w poréwnaniu z kontrolnym
leczeniem standardowym. Wyznaczone sg dodatkowe, pierwszorzedowe punkty konco-
we. Badacz ocenia czas przezycia bez progresji choroby (PFS) po randomizacji, ktory
jest zdefiniowany jako czas od randomizacji do pierwszego wystapienia progresji cho-
roby, okreslony lokalnie zgodnie z kryteriami oceny odpowiedzi w guzach litych (zgod-
nie z RECIST vl.1). Ponadto oceniane jest tzw. catkowite przezycie (OS) po randomiza-
cji, ktore jest zdefiniowane jako czas od randomizacji do $§mierci z dowolnej przyczyny.
W badaniach klinicznych wyznaczane sg réwniez dodatkowe, drugorzedowe cele sku-
tecznosci badania. Nalezy do nich niezalezna ocena skutecznosci leczenia eksperymen-
talnego w poréwnaniu z kontrolnym leczeniem z wykorzystaniem przyjetej standardowej
terapii. Wykorzystuje si¢ wskaznik obiektywnej odpowiedzi (ORR), zdefiniowany jako
odsetek pacjentéw z catkowita odpowiedzig (CR) lub odpowiedzig czesciowa (PR)
w dwoch kolejnych przypadkach. Badacz monitoruje rowniez czas trwania odpowiedzi
(DOR), ktory definiowany jest jako czas od pierwszego wystapienia udokumentowane;j
obiektywnej odpowiedzi na pierwsze wystapienie progresji choroby (okreslony zgodnie
z RECIST vl.1) lub $mier¢ z dowolnej przyczyny, w zaleznosci od tego, co nastapi weze-
$niej. Kolejnym celem jest okreslenie wskaznika korzysci klinicznej (CBR), ktory rozu-
mie si¢ jako odsetek pacjentow z CR, PR lub stabilng chorobg przez okoto 24 tygodnie,
réwniez okreslony przez badacza zgodnie z RECIST vl.1.

W badaniach klinicznych coraz wigkszy nacisk ktadzie si¢ na jako$¢ zycia pacjen-
ta w trakcie leczenia i po nim. Aby oceni¢ zglaszane przez pacjentéw wyniki funkcjo-
nowania (aktywnosci fizycznej i1 psychicznej), prowadzi si¢ raporty dotyczace jakosci
zycia po leczeniu (quality-of-life, QoL) oraz raporty pacjenta dotyczace funkcjonalno$ci
i stanu zdrowia (patient-reported outcomes, PRO), a takze ogdlnego stanu zdrowia.

Zgodnie z US-FDA, PRO to kazdy raport o stanie zdrowia pacjenta, ktory pocho-
dzi bezposrednio od chorego, bez interpretacji jego odpowiedzi przez klinicyste lub
kogokolwiek innego. Chociaz technologia medyczna pozwala mierzy¢ dane fizyczne,
fizjologiczne lub biochemiczne pacjenta, nie jest w stanie poda¢ wszystkich danych na
temat leczenia lub choroby. Niektére dane mozna uzyskac tylko od chorego. Krotko
mowiac, pacjent moze powiedzie¢ wiele rzeczy, takich jak mysli, skargi, opinie, ktorych
technologia lub jakikolwiek obserwator nie jest w stanie wychwycic, 1 ktore sg w rze-
czywistos$ci bardziej wartosciowe. Ponadto, w chorobach onkologicznych przezycie nie
jest ostatecznym celem leczenia, niejednokrotnie to jako$¢ zycia odgrywa najwazniejsza

role w leczeniu. Dlatego PRO zyskuja na znaczeniu w §wiecie klinicznym?’.

37 PR. Deshpande, S. Rajan, B.L. Sudeepthi, C.P. Abdul Nazir, Patient — reported outcomes: A new era
in clinical research. ,,Perspect Clin Res” 2011, nr 2, s. 137-144, DOI: 10.4103/2229-3485.86879.
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Brettschneider, Lithmann i Raspe w 2011 r. dokonali analizy literatury i interpre-
tacji formularzy PRO przez r6znych badaczy i autorow. Zauwazyli, ze termin PRO jest
uzywany jako termin ogolny dla zgtaszanych przez pacjenta punktow koncowych. Jakosé
zycia, poprzednio uzywana jako termin ogo6lny, jest jednym z kilku konstruktow podpo-
rzadkowanych PRO (np. objawy, status funkcjonalny, postrzeganie zdrowia, jako$¢ zycia).
Modele oferujg zintegrowang perspektywe, ktora przedstawia calosciowe wrazenie cho-
roby i jej konsekwencji. Pomiar dokonywany jest na zasadach psychometrycznych i opar-
tych na preferencjach. Zautomatyzowane narzgdzia kieruja si¢ takimi wskaznikami, jak
wazno$¢, niezawodnos¢ i1 czas reakcji. Ze wzgledéw metodycznych i ekonomicznych
stosowanie istniejacych znormalizowanych i zatwierdzonych instrumentéw jest lepsze

niz opracowywanie nowych. Kluczowe znaczenie ma réwniez interpretacja wynikow?®.

Podsumowanie

Badania kliniczne w Polsce charakteryzuje wysoki potencjat rozwoju. Wynika to
zarowno z potrzeb pacjentow (dostepu do nowoczesnych technologii lekowych i terapeu-
tycznych), jak i wymiernych korzysci ptynacych dla uczestnikow calego procesu reali-
zacji badan (pacjentow, badaczy, osrodkow, platnika, panstwa, sponsora). W pracy zo-
staty zidentyfikowane i scharakteryzowane najwazniejsze uwarunkowania ekonomiczne,
zdrowotne i spoteczne. Wieloaspektowos¢ problematyki badan klinicznych uniemozli-
wita autorce w pelni wyczerpac temat.

Do aspektow ekonomicznych prowadzenia badan klinicznych zalicza si¢ koszt
wyprodukowania leku, status rynku badan klinicznych oraz efektywno$¢ finansowa
projektow. Z punktu widzenia osrodka i sponsora bardzo wazna jest dostepnos$¢ zasobow
(kadry, baza pacjentow, wyposazenie, infrastruktura) i koszty prowadzenia badan kli-
nicznych w osrodku. Atutem placowek onkologicznych w Polsce sa wykwalifikowane
zespoty medyczne, z bogatym do§wiadczeniem i kompetencjami. Profesjonalisci pracu-
ja w nadzorowanej jakosciowo infrastrukturze i wykorzystuja nowoczesny sprzet dia-
gnostyczny i terapeutyczny. Wymienione zalety osrodkow badawczych sg jednoczes$nie
gwarancja jako$ci prowadzenia badan klinicznych zgodnie z protokotem oraz genero-
wania prawidtowych danych. Mozliwo$¢ zaangazowania si¢ w migdzynarodowe projek-
ty kliniczne z wykorzystaniem innowacyjnych produktow leczniczych stanowi wyrdz-
nienie dla badaczy i daje im szanse rozwoju zawodowego na szeroka skalg. Perspektywa

nawigzania kontaktéw z innymi wspotbadaczami, wymiana doswiadczen na konferencjach

3% C. Brettschneider, D. Lithmann, H. Raspe, (2011), Informative value of Patient Reported Outcomes
(PRO) in Health Technology Assessment (HTA). GMS Health Technol Assess. 2011, s. 7, Doc01. DOI:
10.3205/hta000092, URN: urn:nbn:de:0183-hta0000920.
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i warsztatach oraz wspotudzial w tworzeniu nowych standardow terapeutycznych to
najsilniejsza motywacja dla klinicystow. Dodatkowa i niekwestionowang motywacja jest
dodatkowe Zrédto dochodow dla wszystkich cztonkéw zespotu badawczego. Z punktu
widzenia o$rodka to rowniez korzys¢ finansowa (finansowanie $wiadczen medycznych
niezaleznie od kontraktu z NFZ), ale tez prestiz i autorytet wsrod konkurentow.

Na prowadzeniu badan klinicznych korzysta takze narodowy ptatnik i panstwo.
Z jednej strony jest to petne finansowanie §wiadczen medycznych przez sponsorow (w tym
koszty powiktan i zdarzen niepozadanych), z drugiej — wptywy bezposrednie do urzedow
panstwowych z tytutu optat za uruchomienie i rejestracje badan klinicznych oraz podat-
ki PIT i VAT ptacone przez cztonkéow zespotéw badawczych, pracownikow CRO i firm
farmaceutycznych oraz innych uczestnikow procesu.

W pracy ukazany zostat rowniez aspekt zdrowotny i spoteczny badan klinicznych.
Dane epidemiologiczne sg niepokojace i wskazuja na wzrost zachorowan na raka w ro6z-
nych grupach wiekowych. Z jednej strony fakt ten mozna traktowac jako potencjat do
prowadzenia badan klinicznych w Polsce, ale z drugiej — wskazuje na potrzebe dostepu
pacjentdw do najnowszych terapii lekowych. Przykladowa analiza wyleczenia chorej
z rakiem piersi w wieku produkcyjnym ukazata wystepujace potencjalne korzysci w sze-
rokim zakresie gospodarczym i spotecznym. Powrot do pracy, do aktywnego Zycia ro-
dzinnego i realizowania wlasnych pasji sg nie do ocenienia.

W badaniach klinicznych coraz mocniej zwraca si¢ uwage na takie parametry, jak:
przezycie wolne od progresji, caltkowite przezycie, wskaznik obiektywnej odpowiedzi
na leczenie, czas trwania odpowiedzi na leczenie, wskaznik korzysci klinicznej. Nie-
zwykle wazne sg dane dotyczace jakosci zycia w trakcie terapii i po jej zakonczeniu.
W celu zebrania tych danych pacjentom proponuje si¢ aplikacje wspomagajace genero-
wanie raportow dotyczacych jakosci zycia (QoL), funkcjonalnosci i stanu zdrowia (PRO),
a takze ogolnego stanu zdrowia.
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