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STRESZCZENIE
Badania kliniczne są ważne dla rozwoju wiedzy medycznej i poprawy opieki 
nad pacjentami i jakością życia osób z pierwotnymi niedoborami odporności 
(PNO). Badania te mogą pomóc naukowcom opracować bezpieczne, 
skuteczne leczenia i diagnostykę, a także poprawić zrozumienie, w jaki 
sposób PNO rozwijają się i postępują.

Badania kliniczne mogą mieć charakter obserwacyjny, koncentrować się 
na ocenie nowych metod leczenia lub interwencji medycznych, a także 
przyjmować formę badań jakościowych, analizujących doświadczenia 
pacjentów żyjących z PNO. W przypadku badań nad nowymi terapiami, 
każde z nich przechodzi przez kolejne fazy (I–IV), których celem jest ocena 
bezpieczeństwa i skuteczności danej metody. Przejście do kolejnego etapu 
jest możliwe dopiero po zakończeniu i pozytywnej ocenie fazy poprzedniej.

Aby mieć pewność, że każde nowe leczenie lub diagnostyka będzie działać 
w przypadku różnych grup osób z PNO, naukowcy muszą upewnić się, że 
uczestnicy włączeni do badań klinicznych mają charakterystyczne cechy (np. 
wiek, płeć, pochodzenie etniczne czystadium choroby). W przypadku każdego 
badania pacjenta z PNO muszą one spełniać kryteria kwalifikowalności 
określone w protokole badania klinicznego (plan badania).

Nawet jeśli udział w badaniu klinicznym zostanie zaproponowany przez 
lekarza, ostateczna decyzja należy wyłącznie do osoby z PNO – po 
dokładnym zapoznaniu się z jego założeniami i przebiegiem (tzw. protokołem 
badania).Badania kliniczne mogą zaoferować osobom z PNO dostęp do 
terapii, które nie są jeszcze dostępne klinicznie; jednak zawsze istnieje 
ryzyko, że nowe leczenie nie zadziała lub że uczestnicy badania doświadczą 
skutków ubocznych, które będą wymagały interwencji medycznej. Ważne 
jest, aby na samym początku omówić możliwe korzyści i ryzyko związane 
z udziałem w badaniu klinicznym z osobą prowadzącą badanie kliniczne 
(badaczem).

i zespołem opieki zdrowotnej obserwującym pacjenta przez cały czas trwania 
badania.

WPROWADZENIE DO BADAŃ KLINICZNYCH 
W tej broszurze wyjaśniono rodzaje badań klinicznych dotyczących 
PNO, sposób doboru pacjentów do badań klinicznych, czego można się 
spodziewać po wyrażeniu zgody na udział, oraz korzyści i zagrożenia 
związane z uczestnictwem w badaniu klinicznym.

PNO odnoszą się do dużej i zróżnicowanej grupy zaburzeń odporności 
spowodowanych defektami w rozwoju i/lub funkcjonowaniu układu 
odpornościowego. Osoby z PNO mają niedobory odporności, a zatem są bardziej 
podatne na zakażenia, co może mieć głęboki wpływ na ich życie i życie ich rodzin.1
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Chociaż w ostatnich dekadach nastąpił postęp w leczeniu i postępowaniu w 
przypadku PNO, nadal istnieje pilna potrzeba nowej diagnostyki i terapii tych 
schorzeń, a także lepszego zrozumienia mechanizmów leżących u podstaw 
wystąpienia lub ewolucji niektórych objawów.

Testowanie na ludziach jakiegokolwiek nowego leczenia lub diagnostyki w leczeniu 
PNO jest ważne i konieczne, aby ustalić, czy jest ono bezpieczne i skuteczne, 
zanim zostanie zastosowane w klinice. Nowe leczenie lub interwencja może 
obejmować lek, urządzenie medyczne lub biologiczne (wykonane z organizmów 
żywych lub zawierające składniki organizmów żywych), takie jak: szczepionka, 
przeciwciało monoklonalne, terapia chimerycznymi receptorami antygenowymi 
komórek T (CAR-T), produkt krwiopochodny lub terapia genowa. Przed przejściem 
do badań klinicznych na ludziach przeprowadza się badania laboratoryjne w celu 
ustalenia, czy leczenie lub diagnostyka są odpowiednie i wystarczająco bezpieczne 
do oceny u ludzi.

Zanim nowe terapie zostaną przetestowane u ludzi, muszą wykazać pozytywne 
i obiecujące wyniki w badaniach laboratoryjnych i przedklinicznych2. Badania 
kliniczne prowadzone są według ściśle określonego protokołu – czyli 
szczegółowego planu, który określa cel, przebieg oraz zasady badania. Jego 
głównym zadaniem jest zapewnienie bezpieczeństwa uczestnikom oraz 
uzyskanie wiarygodnych odpowiedzi na konkretne pytania naukowe i medyczne. 
Wiele szpitali, uniwersytetów, firm farmaceutycznych i niektórych organizacji 
charytatywnych bierze udział w badaniach klinicznych nowych metod leczenia 
i diagnostyki PNO, a proces badań klinicznych obejmuje staranne konsultacje i 
współpracę między pracownikami służby zdrowia, naukowcami, pielęgniarkami 
badawczymi i pacjentami.
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TABELA 1. Rodzaje badań klinicznych lub badań naukowych nad PNO3

Na czym polega badanie? OCENY

Badanie 
obserwacyjne

Badanie obserwacyjne 
pomaga naukowcom 
lepiej zrozumieć PNO lub 
obserwować trendy w 
grupie osób z tym samym 
schorzeniem. Nie będzie 
ono miało bezpośredniego 
wpływu na zdrowie 
uczestników, ponieważ nie 
mogą być podane żadne 
nowe metody leczenia.

Podczas badania mogą być 
pobierane próbki, np krwi, 
płyny płucne, plwocina.
Naukowcy mogą 
zadawać uczestnikom 
pytania, korzystając z 
kwestionariusza.

Leczenie 
lub badanie 
interwencyjne

Obejmuje badanie nowego 
leczenia lub interwencji, 
takich jak leki (w tym 
szczepionki), fizjoterapia, 
nowe urządzenia lub 
innowacyjne podejścia do 
chirurgii lub radioterapii. 

Naukowcy ocenią, jak 
skuteczna i bezpieczna jest 
nowa interwencja.
Środki będą zależeć od 
rodzaju badanej interwencji.

Badanie 
jakościowe

Badania jakościowe mają na 
celu poznanie doświadczeń 
ludzi związanych z życiem 
z chorobą. Badania 
te analizują ewolucję 
PNO (często obecnego 
od urodzenia) w ciągu 
całego życia osoby, aby 
zaobserwować wszelkie 
powikłania lub zmiany w 
zaburzeniu i dowiedzieć się, 
jak sobie z nimi radzić.

Przykładem mogą być 
zakażenia o nietypowym 
przebiegu. Badacze mogą 
zapytać uczestników 
o doświadczenia 
związane z lękiem, 
bólem, wykonywaniem 
codziennych czynności, 
aby zidentyfikować wzorce, 
które pomogą im zrozumieć 
problemy, z jakimi borykają 
się pacjenci z PNO, oraz 
opracować sposoby na 
poprawę tych problemów.

RODZAJE BADAŃ KLINICZNYCH I FAZY BADAŃ
Istnieje kilka rodzajów badań klinicznych dla osób z PID, które są podsumowane  
w tabeli 1.3
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RYSUNEK 1. Przegląd faz badania klinicznego2

Opracowanie nowych metod leczenia i diagnostyki PNO może zająć wiele lat. W 
przypadku niektórych leków proces wdrażania leku może zająć nawet 12–15 lat 
do czasu ostatecznego zatwierdzeniem przez organy regulacyjne.4 Podczas tak 
długotrwałego procesu niektóre leki zostaną wycofane, ponieważ będą uważane 
za niebezpieczne lub nieskuteczne. Dodatkowym wyzwaniem dla rzadkich chorób, 
takich jak PNO, jest niewielka liczba pacjentów dotkniętych konkretnym rodzajem 
PNO, co utrudnia rekrutację wystarczającej liczby pacjentów.

Wszystkie badania kliniczne nowych leków przechodzą przez szereg faz w celu 
oceny czy są bezpieczne i skuteczne. Leki zazwyczaj będą oceniane w porównaniu 
z innym leczeniem zwanym kontrolą. To będzie albo leczenie pozorowane, 
zwane również placebo lub już aktywna kontrola/leczenie standardowe dostępne 
i zatwierdzone do użytku w danej chorobie. Każdy etap procesu musi być 
bezpiecznie ukończony przed przejściem do następnego. Te fazy rozwoju są 
podsumowane na rysunku 1.2

Faza I Badania kliniczne sprawdzają lek lub terapię w 
małej grupie ludzi, zwykle po raz pierwszy u ludzi Badania 
te można wykonać na grupie osób zdrowych osób w 
zależności od leczenia lub stanu zdrowia
Cel: Ustalenie, czy dawka leku lub leczenie jest 
skuteczne i zbadanie możliwych skutków ubocznych

Badania kliniczne fazy II testują lek lub terapię w 
większej grupie osób dotkniętych danym schorzeniem
Cel: Zbadanie i określenie skuteczności i 
bezpieczeństwa początkowej dawki

Badania kliniczne fazy III testują lek lub terapię w: 
znacznie większej grupie osób dotkniętych chorobą. 
Badania te często służą porównaniu nowego leku lub 
leczenia z obecnie stosowanym w celu porównania 
bezpieczeństwa i skuteczności oraz są ostatnim krokiem 
przed uzyskaniem zgody organów regulacyjnych
Cel: Wykazanie skuteczności i monitorowanie skutków 
ubocznych lku

Badania kliniczne fazy IV testują lek lub terapię, które 
zostały już zatwierdzone przez organy regulacyjne i są 
przepisywane
Cel: Określenie długoterminowego bezpieczeństwa 
iskuteczności

FA
ZA

 I
FA

ZA
 II

FA
ZA

 II
I

FA
ZA

 IV

Poniżej 100 osób

Od 100 do 300 osób

Od 300 do 3000 osób

Od 300 do 3000 osób
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W JAKI SPOSÓB PACJENCI SĄ WYBIERANI DO 
PRÓBY KLINICZNEJ? 
W badaniach klinicznych bierze udział wiele różnych osób. Niektóre są zdrowe, 
podczas gdy inni mogą być chorzy i są znani jako pacjenci-ochotnicy.5 Osoby 
z PNO biorące udział w badaniu klinicznym będą uznawane za pacjentów-
ochotników.

Aby upewnić się, że nowe metody leczenia są skuteczne u pacjentów z różnymi 
postaciami PNO, ważne jest, aby w badaniach klinicznych uczestniczyły osoby o 
zróżnicowanych cechach – pochodzące z różnych krajów, reprezentujące różne 
grupy wiekowe i mające różne typy niedoborów odporności.Takie podejście pozwala 
rzetelnie ocenić skuteczność i bezpieczeństwo terapii oraz określić, czy dane 
leczenie może być zatwierdzone i stosowane w szerszej populacji. W przypadku 
terapii celowanych – czyli leczenia ukierunkowanego na konkretną przyczynę 
danego typu PNO – szczególnie istotne jest, aby uczestnikami badania byli 
wyłącznie pacjenci z tym konkretnym zaburzeniem. Tylko wtedy można wiarygodnie 
ocenić skuteczność i potencjalne korzyści takiej terapii.

KRYTERIA KWALIFIKACJI
Aby zostać włączonym do badania, badacze naukowi muszą upewnić się, że 
uczestnicy spełniają określone wymagane kryteria, które mogą dotyczyć diagnozy, 
czasu trwania schorzenia, wieku, płci, pochodzenia etnicznego, objawów i 
stosowania leków podstawowych.
Uczestnicy mogą zostać wykluczeni z badań klinicznych z powodu innych schorzeń, 
ponieważ przyjmują leki, które mogłyby wpłynąć na wyniki badania lub jeśli przeszli 
zabiegi chirurgiczne lub interwencje, które również mogłyby na to wpłynąć.5 Kryteria 
kwalifikacyjne protokołu badania klinicznego nie są wykorzystywane do osobistego 
odrzucania osób. Kryteria te służą do identyfikacji odpowiednich uczestników, aby 
zapewnić im bezpieczeństwo i pomóc badaczom w znalezieniu nowych informacji, 
których potrzebują. Często ze względów bezpieczeństwa badania kliniczne nowych 
metod leczenia lub interwencji są badane u dorosłych przed oceną u dzieci,5 chyba 
że choroba dotyczy głównie dzieci.
Niewiele badań klinicznych obejmuje kobiety w ciąży.

CZEGO MOŻNA SIĘ SPODZIEWAĆ BIORĄC 
UDZIAŁ W BADANIU KLINICZNYM
Dla osób z PNO planujących wzięcie udziału w badaniu klinicznym ważne jest, aby 
zapoznać się z protokołem badania przed przystąpieniem do badania. Protokół 
będzie zawierał: 6

•	Cele badań i pytania badawcze
•	Kto może wziąć udział w badaniu – kryteria kwalifikowalności
•	Harmonogram i szczegóły leczenia
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•	Wizyty, w których muszą wziąć udział uczestnicy, oraz lokalizacja, np. szpital lub 
klinika

•	Wszelkie procedury, testy lub oceny, które zostaną przeprowadzone podczas wizyt 
badawczych

•	Przewidywany czas trwania badania
•	Oczekiwania wobec badacza i zespołu badawczego
•	Logistyka i wszelkie rekompensaty finansowe, które towarzyszą ograniczeniom 

związanym z badaniem (takie jak podróże, wizyty w szpitalu itp.)
•	Prawo do wycofania się z badania
•	Szczegóły dotyczące ochrony i bezpieczeństwa uczestników.

Jeżeli uczestnik zgadza się z protokołem, wówczas wyraża zgodę na udział w 
badaniu.

PODCZAS BADANIA KLINICZNEGO
Uczestnicy badania klinicznego powinni spodziewać się przypisania do określonej 
grupy badawczej; zwykle wiąże się to z procesem randomizacji (czyli losowym 
przydzieleniem uczestników do grup w eksperymencie, np. do grupy badanej 
i kontrolnej) i może obejmować to, co jest znanejako zaślepienie.6 Następnie 
uczestnicy zostaną następnie poddani serii testów i ocen podczas każdej wizyty 
badawczej, zgodnie z protokołem badania klinicznego.

Randomizacja
Randomizacja to proces stosowany w niektórych badaniach w celu uniknięcia 
stronniczości w stosunku jednego do innego. Jedna grupa otrzymuje rzeczywiste 
badane leczenie, podczas gdy druga otrzyma najbardziej powszechnie 
akceptowane leczenie (standardowe zatwierdzone leczenie).6 Porównanie wyników 
z tych dwóch grup często pokazuje, które leczenie jest skuteczniejsze i/lub ma 
mniej skutków ubocznych. Przed wzięciem udziału w badaniu ważne jest, aby 
pacjenci zrozumieli, że szansa na randomizację do jednej z grup jest mniej więcej 
równa. Badacz nie decyduje o tym, jakie leczenie zostanie zastosowane. Jest ono 
zwykle przeprowadzane losowo przez statystyka badania lub farmaceutę.

Zaślepianie/oślepianie
Zaślepianie jest uwzględniane w badaniach klinicznych, aby zapobiec stronniczości 
i pomóc zapewnić, że członkowie zespołu badawczego i uczestnicy badania nie 
wywierają niezamierzonego wpływu na wyniki badania. Zaślepienie umożliwia 
zebranie dokładnych danych naukowych. W „badaniu z pojedynczą ślepą próbą” 
uczestnicy nie wiedzą, jakie leczenie im przysługuje otrzymania, ale zespół 
badawczy jest tego świadomy. W przypadku „podwójnie ślepej próby” ani zespół 
badawczy ani uczestnicy badania nie wiedzą jakie leczenie otrzymują.6

Jednakże w przypadku chorób rzadkich i bardzo rzadkich, takich jak wiele 
PNO, niewielka liczba dostępnych pacjentów utrudnia rekrutację i późniejszą 
randomizację i może skutkować brakiem randomizacji leczenia oraz brakiem 
zaślepienia (często określanym jako otwarte).
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PO ZAKOŃCZENIU PRÓBY BADANIA KLINICZNEGO
Po zakończeniu badania klinicznego zespół badawczy dokładnie analizuje dane 
zebrane podczas badania przed podjęciem decyzji dotyczących znaczenia i o 
potrzebie dalszych testów.2

Po zakończeniu fazy I lub II badacze decydują, czy przejść do kolejnej fazy, 
zaprzestać badania testowania leczenia lub interwencji, ponieważ były 
niebezpieczne lub nieskuteczne. Po zakończeniu fazy III zespół badawczy analizuje 
informacje i decyduje, czy wyniki mają znaczenie medyczne i czy mogą zostać 
zatwierdzone przez organy regulacyjne.
Wyniki badań klinicznych mogą być następnie publikowane w recenzowanych 
czasopismach naukowych. Jeśli wyniki są szczególnie ważne, mogą zostać 
opublikowane w wiadomościach i omawiane na spotkaniach naukowych i 
przez grupy reprezentujące pacjentów takie jak organizacje pacjenckie czy 
stowarzyszenia przed lub po ich publikacji w czasopiśmie naukowym.2

BEZPIECZEŃSTWO PACJENTÓW I ETYKA 
ŚWIADOMA ZGODA
Uczestnicy badań klinicznych mają prawa, z których najważniejszym jest prawo 
do wycofania zgody na udział w badaniu w dowolnym momencie bez wpływu na 
ich na ich opiekę. Świadoma zgoda to proces dostarczania uczestnikom informacji 
o badaniu klinicznym, zanim zaakceptują oni ofertę wzięcia w nim udziału. Przed 
wzięciem udziału w badaniu klinicznym, pacjenci będą musieli podpisać formularz 
świadomej zgody. Jest to dokument, który szczegółowo opisuje cele badania 
klinicznego, oczekiwania wobec uczestników, potencjalne zagrożenia, korzyści i 
ryzyko i wszelkie oferowane rekompensaty finansowe.6 

Świadoma zgoda jest procesem ciągłym, a uczestnicy powinni być informowani o 
wszelkich zmianach w badaniu lub nowych ustaleniach, które mogą mieć wpływ na 
chęć uczestnictwa.6

OCHRONA DANYCH
Uczestnicy badań klinicznych mają prawo do prywatności; personel badawczy 
nie będzie mógł udostępniać nikomu informacji zdrowotnych uczestników bez ich 
zgody.

NIEZALEŻNY PRZEGLĄD  NAUKOWY 
Większość badań klinicznych jest weryfikowana przez niezależny panel naukowy, 
aby upewnić się, że są dobrze zaprojektowane i spełniają standardy jakości. Po 
przeprowadzeniu przeglądu naukowego zespół badawczy musi sfinansować 
badanie. Podczas tego procesu niezależny przegląd jest przeprowadzany przez 
organizację rozważającą finansowanie badania. Finansowane są tylko badania 
najwyższej jakości.7
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Aby zapewnić bezpieczeństwo pacjentów i etyczne praktyki, wszystkie badania 
kliniczne są weryfikowane przez instytucjonalną komisję etyczną lub komisję 
rewizyjną. Panel ten dokonuje przeglądu proponowanego badania, aby upewnić 
się, że jest ono etyczne, że ryzyko nie przeważa nad możliwymi korzyściami i że 
obawy związane ze specjalnymi populacjami, takimi jak dzieci lub kobiety w ciąży, 
jeśli dotyczy to tych grup.7

SPONSORZY BADAŃ KLINICZNYCH
Sponsorami badań klinicznych mogą być osoby, instytucje, firmy, agencje rządowe 
lub inne organizacje odpowiedzialne za inicjowanie, zarządzanie lub finansowanie 
badań klinicznych, ale nie prowadzą badania.6

KORZYŚCI I RYZYKO UCZESTNICTWA W 
BADANIU KLINICZNYM
Decyzję o wzięciu udziału w badaniach klinicznych może podjąć tylko uczestnik, 
któremu przedstawiono wszystkie istotne informacje na temat badania ( przez 
zespół medyczny i badacza. Istnieją korzyści, ale także ryzyko i to powinno być 
szczegółowo omówione przed podjęciem decyzji o wzięciu udziału.

POTENCJALNE KORZYŚCI
Udział w badaniach klinicznych może umożliwić osobom z PNO skorzystanie z opcji 
leczenia, które nie jest dostępne w inny sposób. Umożliwia również tym osobom 
aktywną rolę w podejmowaniu decyzji, które mają wpływ na ich życie oraz życie 
ich rodzin i opiekunów. Inne korzyści z udziału w badaniach klinicznych obejmują 
częstsze monitorowanie, możliwości dla pracowników służby zdrowia w zakresie 
lepszego dostosowania leczenia poprzez zrozumienie specyfiki ich choroby oraz 
możliwość spotkania i interakcji z osobami cierpiącymi na tę samą chorobę.6,7

POTENCJALNE ZAGROŻENIA
Zawsze istnieje ryzyko, że interwencja nie zadziała lub że uczestnicy badania 
uczestnicy doświadczą powikłań wymagających pomocy medycznej. Znane skutki 
uboczne, działania niepożądane zostaną opisane w dokumencie świadomej zgody 
na udział w badaniu, ważne jest jednak, aby wziąć pod uwagę, że mogą wystąpić 
inne skutki uboczne, które nie są znane zespołowi badawczemu w momencie 
rejestracji. Członek zespołu badawczego ma obowiązek wyjaśnić i odpowiedzieć 
na wszelkie pytania dotyczące badania; ważne jest, aby wziąć pod uwagę ryzyko 
przed wyrażeniem zgody na udział w badaniu.
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TABELA 2. Podsumowanie kluczowych rejestrów badań klinicznych

Podsumowanie źródeł PRZYDATNE 
LINKI

ClinicalTrials.gov Rejestr z możliwością przeszukiwania, 
który zapewnia informację o celu badania, 
kto może wziąć udział, lokalizacje i więcej 
szczegółów pod numerami telefonów. 
Informacje te należy wykorzystać w w 
połączeniu z poradami specjalistów opieki 
zdrowotnej.

https://
clinicaltrials.gov/

National Institute 
of Health -(NIH) 
Narodowy 
Instytut Zdrowia
tylko USA 

NIH prowadzi stronę internetową bazy 
danych badań klinicznych odbywających 
się w Klinicznym Centrum, które znajduje 
się na terenie NIH kampus w Bethesda w 
stanie Maryland, USA.

https://
clinicalstudies.
info.nih.gov/

ResearchMatch
tylko USA

ResearchMatch jest programem non-
profit finansowanym przez NIH. To 
pomaga połączyć osoby zainteresowane 
badaniami naukowe z badaczami z 
najlepszych ośrodków medycznych w 
całym USA.

https://www.
researchmatch.
org/

ZNALEZIENIE I WYBÓR BADANIA KLINICZNEGO
Zespoły opieki zdrowotnej często pytają osoby z PNO o możliwość wzięcia 
udziału w badaniach klinicznych lub same mogą chcieć poszukać badań. Istnieje 
wiele sposobów, aby dowiedzieć się więcej o trwających badaniach i które z nich 
byłyby najbardziej odpowiednie, w tym skorzystać z rejestrów badań klinicznych, 
stron internetowych ośrodków medycznych z listą planowanych lub aktywnych 
badań specyficznych dla danego ośrodka oraz stron internetowych grup wsparcia 
pacjentów. Kluczowe rejestry badań klinicznych podsumowano w tabeli 2. Udział 
w badaniu klinicznym zazwyczaj wiąże się z podróżą do miejsca, w którym 
prowadzone są badania takiego jak szpital lub klinika, a uczestnicy powinni 
rozważyć kwestie logistyczne przed wyrażeniem zgody na udział w badaniu.2 
Chociaż uczestnicy biorący udział w badaniu często otrzymują zwrot kosztów 
podróży, przed wyrażeniem zgody na udział w badaniu należy rozważyć kwestie 
logistyczne.
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Podsumowanie źródeł PRZYDATNE 
LINKI

Rejestr Badań 
Klinicznych Unii 
Europejskiej

Rejestr badań klinicznych Unii 
Europejskiej pozwala ludziom wyszukiwać 
protokół i informacje o wynikach na temat:
Interwencyjnych badań klinicznych, które 
zostały zatwierdzone w UE/Europie 
Obszar Gospodarczy (EOG) w ramach 
Dyrektywy dotyczącej badań klinicznych 
2001/20/WE.
Badań klinicznych przeprowadzanych 
poza UE/EOG powiązanych z 
europejskim rozwojem medycyny 
pediatrycznej.

https://www.clin-
icaltrialsregister.
eu/ctr-search/tri-
al/2009-011434-
10/3rd

Panafrykański 
Rejestr Badań 
Klinicznych 

Panafrykański Rejestr Badań Klinicznych 
(PACTR) ma charakter regionalny 
przeprowadzonych badań klinicznych w 
Afryce.
PACTR zapewnia przeszukiwalną, 
elektroniczną bazę danych planowanych 
oraz obecnie trwających badań. 

https://pactr.
samrc.ac.za/

Naturalne jest, że rodziny i opiekunowie mają obawy dotyczące udziału w 
badaniach klinicznych, ale zespół badawczy powinnien starać się je rozwiać.. 
Ważne jest, aby zapewnić opiekunom i rodzinom jak najwięcej informacji o badaniu, 
aby zapewnić ich, że decyzja jest dobrze przemyślana, a bezpieczeństwo jest 
najwyższym priorytetem w badaniu.

PYTANIA, KTÓRE NALEŻY ZADAĆ PRZED 
UDZIAŁEM W BADANIU KLINICZNYM
Jeśli zastanawiasz się nad wzięciem udziału w badaniu klinicznym, ważne jest, aby 
zadawać zespołowi opieki zdrowotnej wszelkie pytania lub poruszyć wszelkie kwestie 
dotyczące badania w dowolnym momencie. Potencjalne pytania, które można zadać, 
podsumowano w tabeli 3. 6,7
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TABELI 3. Pytania, jakie potencjalni uczestnicy badania klinicznego mogą zadać swojemu 
zespołowi medycznemu 6,7

Pytania

Badanie kliniczne •	Jakie są cele i zadania badania klinicznego?
•	Jakiego PNO ma dotyczyć nowe leczenie lub interwencja?
•	Dlaczego zespół badawczy myśli o nowym leczeniu lub 

interwencja może być skuteczna w przypadku mojego PNO?
•	Kto jest sponsorem badania klinicznego?
•	W jaki sposób są monitorowane wyniki badań i 

bezpieczeństwo uczestników?
•	Jak długo będzie trwało badanie?
•	Jakie będą moje obowiązki, jeśli wezmę udział w badaniu?
•	Czy zostanę poinformowany o wynikach badania?

Korzyści i 
zagrożenia

•	Jakie są możliwe krótkoterminowe korzyści z udziału w 
programie?

•	Jakie są możliwe długoterminowe korzyści z udziału w 
programie?

•	Jakie jest krótkoterminowe zagrożenia i skutki uboczne?
•	Jakie jest długoterminowe zagrożenia?
•	Jakie inne opcje są dostępne i czy istnieją inne badania 

kliniczne  które mogłyby być bardziej odpowiednie?
•	Jakie ryzyko i korzyści związane z badaniem wypadają w 

porównaniu z tymi opcjami?

Uczestnictwo i 
opieka

•	Jakiego rodzaju leczenie, procedury i/lub zostaną wykonane 
podczas badania?

•	Czy będą one bolesne lub powodować dyskomfort, a jeśli 
tak, to jak długo?

•	Jak oceny w badaniu wypadają w porównaniu z tymi, które 
miałbym poza badaniem?

•	Czy będę w stanie przyjmować moje regularne  leki 
(np.  terapię substytucyjną przeciwciałami, profilaktykę 
antybakteryjną) podczas udziału badaniu klinicznym ?

•	Gdzie będę mieć zapewnioną opiekę medyczną (szpital/
klinika)?

•	Kto będzie nadzorował moją opiekę?
•	Co się stanie po zakończeniu badania, jeśli nowe leczenie 

okaże się znacznie lepsze niż moje dotychczasowe 
leczenie? Czy będę mógł kontynuować leczenie?
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Pytania

Kwestie osobiste •	Jak udział w badaniu może wpłynąć na moje codzienne 
życie?

•	Czy mogę rozmawiać z innymi osobami biorącymi udział w 
badaniu?

•	Jakie protokoły kontroli zakażeń będą obowiązywać 
podczas wizyt w ramach badania?

Kwestie 
finansowe

•	Kto sfinansuje badanie kliniczne?
•	Czy będę musiał zapłacić za jakąkolwiek część badania, 

taką jak testy lub badany lek? Jeśli tak, jakie będą opłaty?
•	Co prawdopodobnie pokryje moje ubezpieczenie 

zdrowotne? (Jeśli dotyczy)
•	Kto może pomóc odpowiedzieć na wszelkie pytania 

ze strony mojej firmy ubezpieczeniowej lub planu 
zdrowotnego? (Jeśli dotyczy)

•	Czy będę ponosić jakieś koszty podróży lub opieki nad 
dziećmi, które muszę wziąć pod uwagę podczas udziału w 
badaniu?

INNE ŹRÓDŁA 
Oprócz wykorzystania kluczowych rejestrów badań klinicznych podsumowanych w 
Tabeli 2, w celu znalezienia trwających badań klinicznych IPOPI posiada wskaźnik 
PID Life Index (https://pidlifeindex.ipopi.org/#/en/principles/world-map), który jest 
interaktywnym narzędziem opartym na 6 kluczowych zasadach, które mierzą stan 
środowiska opieki zdrowotnej nad chorymi z PNO w danym kraju. The Indeks PID 
Life Index klasyfikuje kraje od 0% (najniższy) do 100% (najwyższy) na podstawie 
6 zasad opieki: diagnostyka PNO, krajowe organizacje pacjentów, rejestry, 
specjalistyczne ośrodki, leczenie i powszechny dostęp do opieki zdrowotnej.
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WIĘCEJ INFORMACJI I WSPARCIE 
Niniejsza broszura została opracowana przez Międzynarodową Organizację 
Pacjentów ds.
Pierwotnych Niedobory Odporności (IPOPI). W tej serii dostępne są także inne 
broszury.
Dalsze informacje dotyczące i organizacji pacjentów z PNO na całym świecie 
można uzyskać pod adresem IPOPI.org.
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ODNIESIENIA

„Informacje przedstawione w niniejszej ulotce opierają się literaturze opublikowanej w momencie  
jej tworzenia. Ulotka ma na celu zapewnienie szerokiego przeglądu, a nie stanowić przewodnik  
po praktyce klinicznej – w tym celu prosimy o zapoznanie się z wytycznymi dotyczącymi leczenia  
w danym kraju.”

Niniejsze tłumaczenie zostało stworzone przez podmiot inny niż IPOPI. W związku z tym, mimo 
dołożenia wszelkich starań w celu zapewnienia dokładności tłumaczenia IPOPI nie gwarantuje 
dokładności, wiarygodności ani aktualności przetłumaczonych informacji i nie ponosi odpowiedzialności 
za jakiekolwiek straty spowodowane poleganiem na dokładności, wiarygodności lub aktualności  
takich informacji.


