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STRESZCZENIE

Badania kliniczne sg wazne dla rozwoju wiedzy medycznej i poprawy opieki
nad pacjentami i jakoscig zycia oséb z pierwotnymi niedoborami odpornosci
(PNO). Badania te mogg pomdéc naukowcom opracowac bezpieczne,
skuteczne leczenia i diagnostyke, a takze poprawi¢ zrozumienie, w jaki
spos6éb PNO rozwijajg sie i postepuja.

Badania kliniczne mogg mie¢ charakter obserwacyjny, koncentrowac sie
na ocenie nowych metod leczenia lub interwencji medycznych, a takze
przyjmowac forme badan jakosciowych, analizujgcych doswiadczenia
pacjentow zyjgcych z PNO. W przypadku badan nad nowymi terapiami,
kazde z nich przechodzi przez kolejne fazy (I-1V), ktérych celem jest ocena
bezpieczenstwa i skutecznosci danej metody. Przejscie do kolejnego etapu
jest mozliwe dopiero po zakonczeniu i pozytywnej ocenie fazy poprzednie;.

Aby mie¢ pewnosé, ze kazde nowe leczenie lub diagnostyka bedzie dziata¢

w przypadku réznych grup oséb z PNO, naukowcy muszg upewnic sie, ze
uczestnicy wigczeni do badan klinicznych maja charakterystyczne cechy (np.
wiek, pte¢, pochodzenie etniczne czystadium choroby). W przypadku kazdego
badania pacjenta z PNO muszg one spetnia¢ kryteria kwalifikowalnosci
okreslone w protokole badania klinicznego (plan badania).

Nawet jesli udziat w badaniu klinicznym zostanie zaproponowany przez
lekarza, ostateczna decyzja nalezy wytgcznie do osoby z PNO — po
doktadnym zapoznaniu sie z jego zatozeniami i przebiegiem (tzw. protokotem
badania).Badania kliniczne mogg zaoferowa¢ osobom z PNO dostep do
terapii, ktore nie sg jeszcze dostepne klinicznie; jednak zawsze istnieje
ryzyko, ze nowe leczenie nie zadziata lub ze uczestnicy badania doswiadczg
skutkéw ubocznych, ktére bedg wymagaty interwencji medycznej. Wazne
jest, aby na samym poczgtku oméwi¢ mozliwe korzysci i ryzyko zwigzane

z udziatem w badaniu klinicznym z osobg prowadzacg badanie kliniczne
(badaczem).

i zespotem opieki zdrowotnej obserwujgcym pacjenta przez caty czas trwania
badania.

WPROWADZENIE DO BADAN KLINICZNYCH

W tej broszurze wyjasniono rodzaje badan klinicznych dotyczacych
PNO, spos6b doboru pacjentéw do badan klinicznych, czego mozna sie
spodziewaé¢ po wyrazeniu zgody na udzial, oraz korzysci i zagrozenia
zwigzane z uczestnictwem w badaniu klinicznym.

PNO odnosza sie do duzej i zréznicowanej grupy zaburzen odpornosci
spowodowanych defektami w rozwoju i/lub funkcjonowaniu uktadu
odpornosciowego. Osoby z PNO majg niedobory odpornosci, a zatem sg bardziej
podatne na zakazenia, co moze mieé¢ gteboki wptyw na ich zycie i zycie ich rodzin."
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Chociaz w ostatnich dekadach nastgpit postep w leczeniu i postepowaniu w
przypadku PNO, nadal istnieje pilna potrzeba nowej diagnostyki i terapii tych
schorzen, a takze lepszego zrozumienia mechanizmoéw lezacych u podstaw
wystapienia lub ewolucji niektérych objawoéw.

Testowanie na ludziach jakiegokolwiek nowego leczenia lub diagnostyki w leczeniu
PNO jest wazne i konieczne, aby ustali¢, czy jest ono bezpieczne i skuteczne,
zanim zostanie zastosowane w klinice. Nowe leczenie lub interwencja moze
obejmowac lek, urzadzenie medyczne lub biologiczne (wykonane z organizmow
zywych lub zawierajgce sktadniki organizmoéw zywych), takie jak: szczepionka,
przeciwciato monoklonalne, terapia chimerycznymi receptorami antygenowymi
komoérek T (CAR-T), produkt krwiopochodny lub terapia genowa. Przed przej$ciem
do badan klinicznych na ludziach przeprowadza sie badania laboratoryjne w celu
ustalenia, czy leczenie lub diagnostyka sg odpowiednie i wystarczajgco bezpieczne
do oceny u ludzi.

Zanim nowe terapie zostang przetestowane u ludzi, muszg wykazaé pozytywne
i obiecujgce wyniki w badaniach laboratoryjnych i przedklinicznych?. Badania
kliniczne prowadzone sg wedtug $cisle okreslonego protokotu — czyli
szczegotowego planu, ktéry okresla cel, przebieg oraz zasady badania. Jego
gtdwnym zadaniem jest zapewnienie bezpieczenstwa uczestnikom oraz
uzyskanie wiarygodnych odpowiedzi na konkretne pytania naukowe i medyczne.
Wiele szpitali, uniwersytetéw, firm farmaceutycznych i niektérych organizacji
charytatywnych bierze udziat w badaniach klinicznych nowych metod leczenia

i diagnostyki PNO, a proces badan klinicznych obejmuje staranne konsultacje i
wspotprace migdzy pracownikami stuzby zdrowia, naukowcami, pielegniarkami
badawczymi i pacjentami.
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RODZAJE BADAN KLINICZNYCH | FAZY BADAN

Istnieje kilka rodzajow badan klinicznych dla oséb z PID, kitdre sg podsumowane

w tabeli 1.2

TABELA 1. Rodzaje badan klinicznych lub badan naukowych nad PNO?

Badanie
obserwacyjne

Leczenie
lub badanie
interwencyjne

Badanie
jakosciowe

Badanie obserwacyjne
pomaga naukowcom
lepiej zrozumie¢ PNO lub
obserwowac trendy w
grupie oséb z tym samym
schorzeniem. Nie bedzie
ono miato bezposredniego
wptywu na zdrowie
uczestnikow, poniewaz nie
mogg by¢ podane zadne
nowe metody leczenia.

Obejmuje badanie nowego
leczenia lub interwenc;ji,
takich jak leki (w tym
szczepionki), fizjoterapia,
nowe urzgdzenia lub
innowacyjne podejscia do
chirurgii lub radioterapii.

Badania jakosciowe majg na
celu poznanie doswiadczen
ludzi zwigzanych z zyciem
z chorobg. Badania

te analizujg ewolucje

PNO (czesto obecnego

od urodzenia) w ciggu
catego zycia osoby, aby
zaobserwowac wszelkie
powikfania lub zmiany w
zaburzeniu i dowiedzie¢ sie,
jak sobie z nimi radzic.

Na czym polega badanie? | OCENY

Podczas badania mogg by¢
pobierane prébki, np krwi,
ptyny ptucne, plwocina.
Naukowcy moga

zadawac uczestnikom
pytania, korzystajac z
kwestionariusza.

Naukowcy ocenig, jak
skuteczna i bezpieczna jest
nowa interwencja.

Srodki bedg zalezeé od
rodzaju badanej interwenciji.

Przyktadem moga by¢é
zakazenia o nietypowym
przebiegu. Badacze moga
zapytac¢ uczestnikow

o doswiadczenia

zwigzane z lekiem,

boélem, wykonywaniem
codziennych czynnosci,
aby zidentyfikowa¢ wzorce,
ktére pomoga im zrozumie¢
problemy, z jakimi borykajg
sie pacjenci z PNO, oraz
opracowac sposoby na
poprawe tych problemow.
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Opracowanie nowych metod leczenia i diagnostyki PNO moze zajg¢ wiele lat. W
przypadku niektérych lekdw proces wdrazania leku moze zajgé nawet 12—15 lat
do czasu ostatecznego zatwierdzeniem przez organy regulacyjne.* Podczas tak
diugotrwatego procesu niektore leki zostang wycofane, poniewaz bedg uwazane
za niebezpieczne lub nieskuteczne. Dodatkowym wyzwaniem dla rzadkich choréb,
takich jak PNO, jest niewielka liczba pacjentow dotknietych konkretnym rodzajem
PNO, co utrudnia rekrutacje wystarczajgcej liczby pacjentéw.

Wszystkie badania kliniczne nowych lekdw przechodzg przez szereg faz w celu
oceny czy sg bezpieczne i skuteczne. Leki zazwyczaj bedg oceniane w poréwnaniu
z innym leczeniem zwanym kontrolg. To bedzie albo leczenie pozorowane,

zwane réwniez placebo lub juz aktywna kontrola/leczenie standardowe dostepne

i zatwierdzone do uzytku w danej chorobie. Kazdy etap procesu musi byé
bezpiecznie ukonczony przed przejsciem do nastepnego. Te fazy rozwoju sg
podsumowane na rysunku 1.2

Faza | Badania kliniczne sprawdzajg lek lub terapie w

matej grupie ludzi, zwykle po raz pierwszy u ludzi Badania 5000
te mozna wykonac¢ na grupie oséb zdrowych oséb w ""
zaleznosci od leczenia lub stanu zdrowia

Cel: Ustalenie, czy dawka leku lub leczenie jest
skuteczne i zbadanie mozliwych skutkéw ubocznych

Ponizej 100 os6b

0000
Badania kliniczne fazy Il testujg lek lub terapie w ""
wiekszej grupie osob dotknietych danym schorzeniem 6000
Cel: Zbadanie i okreslenie skutecznosci i nn

bezpieczenstwa poczatkowej dawki i
Od 100 do 300 os6b

Badania kliniczne fazy lll testujg lek lub terapie w:

0000 0000
znacznie wiekszej grupie osob dotknietych chorobg.
Badania te czesto stuzg poréwnaniu nowego leku lub "‘.'. .‘."'
leczenia z obecnie stosowanym w celu poréwnania ""
bezpieczenstwa i skutecznosci oraz sg ostatnim krokiem

przed uzyskaniem zgody organéw regulacyjnych
Cel: Wykazanie skutecznosci i monitorowanie skutkow "" ""

ubocznych Iku Od 300 do 3000 os6b

Badania kliniczne fazy IV testujg lek lub terapie, ktére "' ""
zostaly juz zatwierdzone przez organy regulacyjne i sg eooo
przepisywane ""
Cel: Okreslenie dlugoterminowego bezpieczenstwa H
iskutecznosci "" ""

saaw | raan | e

Od 300 do 3000 os6b

RYSUNEK 1. Przeglad faz badania klinicznego?
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W JAKI SPOSOB PACJENCI SA WYBIERANI DO
PROBY KLINICZNEJ?

W badaniach klinicznych bierze udziat wiele réznych osoéb. Niektére sg zdrowe,
podczas gdy inni mogg by¢ chorzy i sg znani jako pacjenci-ochotnicy.® Osoby

z PNO biorgce udziat w badaniu klinicznym bedg uznawane za pacjentow-
ochotnikow.

Aby upewnic sie, ze nowe metody leczenia sg skuteczne u pacjentéw z réznymi
postaciami PNO, wazne jest, aby w badaniach klinicznych uczestniczyly osoby o
zréznicowanych cechach — pochodzace z réznych krajow, reprezentujgce rézne
grupy wiekowe i majgce rozne typy niedoboréw odpornosci.Takie podejscie pozwala
rzetelnie oceni¢ skutecznosc i bezpieczenstwo terapii oraz okresli¢, czy dane
leczenie moze byc¢ zatwierdzone i stosowane w szerszej populacji. W przypadku
terapii celowanych — czyli leczenia ukierunkowanego na konkretng przyczyne
danego typu PNO — szczegdlnie istotne jest, aby uczestnikami badania byl
wytgcznie pacjenci z tym konkretnym zaburzeniem. Tylko wtedy mozna wiarygodnie
oceni¢ skutecznosc i potencjalne korzysci takiej terapii.

KRYTERIA KWALIFIKACJI

Aby zosta¢ wigczonym do badania, badacze naukowi muszg upewnic¢ sie, ze
uczestnicy spetniajg okreslone wymagane kryteria, ktére mogg dotyczy¢ diagnozy,
czasu trwania schorzenia, wieku, pfci, pochodzenia etnicznego, objawdw i
stosowania lekéw podstawowych.

Uczestnicy moga zosta¢ wykluczeni z badan klinicznych z powodu innych schorzen,
poniewaz przyjmujg leki, ktére mogtyby wptyna¢ na wyniki badania lub jesli przeszli
zabiegi chirurgiczne lub interwencje, ktére réwniez mogtyby na to wptyngé.s Kryteria
kwalifikacyjne protokotu badania klinicznego nie sg wykorzystywane do osobistego
odrzucania oséb. Kryteria te stuzg do identyfikacji odpowiednich uczestnikow, aby
zapewni¢ im bezpieczenstwo i pomdc badaczom w znalezieniu nowych informacii,
ktorych potrzebujg. Czesto ze wzgleddw bezpieczenstwa badania kliniczne nowych
metod leczenia lub interwencji sg badane u dorostych przed oceng u dzieci,® chyba
ze choroba dotyczy gtéwnie dzieci.

Niewiele badan klinicznych obejmuje kobiety w cigzy.

CZEGO MOZNA SIE SPODZIEWAC BIORAC
UDZIAL W BADANIU KLINICZNYM

Dla os6b z PNO planujgcych wziecie udziatu w badaniu klinicznym wazne jest, aby
zapoznac sie z protokotem badania przed przystgpieniem do badania. Protokét
bedzie zawierat: ©

* Cele badan i pytania badawcze
» Kto moze wzig¢ udziat w badaniu — kryteria kwalifikowalnosci
* Harmonogram i szczegoty leczenia
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» Wizyty, w ktérych muszg wzigé¢ udziat uczestnicy, oraz lokalizacja, np. szpital lub
klinika

» Wszelkie procedury, testy lub oceny, ktére zostang przeprowadzone podczas wizyt
badawczych

* Przewidywany czas trwania badania

» Oczekiwania wobec badacza i zespotu badawczego

* Logistyka i wszelkie rekompensaty finansowe, ktére towarzyszg ograniczeniom
zwigzanym z badaniem (takie jak podroze, wizyty w szpitalu itp.)

* Prawo do wycofania sie z badania

» Szczegoty dotyczgce ochrony i bezpieczenstwa uczestnikow.

Jezeli uczestnik zgadza sie z protokotem, wéwczas wyraza zgode na udziat w
badaniu.

PODCZAS BADANIA KLINICZNEGO

Uczestnicy badania klinicznego powinni spodziewac sie przypisania do okreslonej
grupy badawczej; zwykle wigze sie to z procesem randomizaciji (czyli losowym
przydzieleniem uczestnikdw do grup w eksperymencie, np. do grupy badanej

i kontrolnej) i moze obejmowac to, co jest znanejako zaslepienie.® Nastepnie
uczestnicy zostang nastepnie poddani serii testéw i ocen podczas kazdej wizyty
badawczej, zgodnie z protokotem badania klinicznego.

Randomizacja

Randomizacja to proces stosowany w niektérych badaniach w celu unikniecia
stronniczosci w stosunku jednego do innego. Jedna grupa otrzymuje rzeczywiste
badane leczenie, podczas gdy druga otrzyma najbardziej powszechnie
akceptowane leczenie (standardowe zatwierdzone leczenie).® Poréwnanie wynikéw
z tych dwdch grup czesto pokazuje, ktdre leczenie jest skuteczniejsze i/lub ma
mniej skutkdw ubocznych. Przed wzigciem udziatu w badaniu wazne jest, aby
pacjenci zrozumieli, ze szansa na randomizacje do jednej z grup jest mniej wiecej
réwna. Badacz nie decyduje o tym, jakie leczenie zostanie zastosowane. Jest ono
zwykle przeprowadzane losowo przez statystyka badania lub farmaceute.

Zaslepianie/oslepianie

Zaslepianie jest uwzgledniane w badaniach klinicznych, aby zapobiec stronniczosci
i poméc zapewnic, ze czionkowie zespotu badawczego i uczestnicy badania nie
wywierajg niezamierzonego wptywu na wyniki badania. Zaslepienie umozliwia
zebranie doktadnych danych naukowych. W ,badaniu z pojedynczg $lepa probg”
uczestnicy nie wiedzg, jakie leczenie im przystuguje otrzymania, ale zespot
badawczy jest tego Swiadomy. W przypadku ,podwdjnie Slepej préby” ani zespot
badawczy ani uczestnicy badania nie wiedzg jakie leczenie otrzymujg.®
Jednakze w przypadku choréb rzadkich i bardzo rzadkich, takich jak wiele

PNO, niewielka liczba dostepnych pacjentow utrudnia rekrutacje i pézniejsza
randomizacje i moze skutkowac¢ brakiem randomizacji leczenia oraz brakiem
zaslepienia (czesto okreslanym jako otwarte).
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PO ZAKONCZENIU PROBY BADANIA KLINICZNEGO

Po zakonczeniu badania klinicznego zespét badawczy doktadnie analizuje dane
zebrane podczas badania przed podjeciem decyzji dotyczacych znaczenia i o
potrzebie dalszych testéw.2

Po zakonczeniu fazy I lub Il badacze decyduja, czy przejs¢ do kolejnej fazy,
zaprzesta¢ badania testowania leczenia lub interwencji, poniewaz byty
niebezpieczne lub nieskuteczne. Po zakonczeniu fazy Il zespot badawczy analizuje
informacje i decyduje, czy wyniki majg znaczenie medyczne i czy moga zostac
zatwierdzone przez organy regulacyjne.

Wyniki badan klinicznych mogg by¢ nastepnie publikowane w recenzowanych
czasopismach naukowych. Jesli wyniki sg szczegdlnie wazne, mogg zostaé
opublikowane w wiadomosciach i omawiane na spotkaniach naukowych i

przez grupy reprezentujgce pacjentéw takie jak organizacje pacjenckie czy
stowarzyszenia przed lub po ich publikacji w czasopismie naukowym.?

BEZPIECZENSTWO PACJENTOW | ETYKA
SWIADOMA ZGODA

Uczestnicy badan klinicznych majg prawa, z ktérych najwazniejszym jest prawo
do wycofania zgody na udziat w badaniu w dowolnym momencie bez wptywu na
ich na ich opieke. Swiadoma zgoda to proces dostarczania uczestnikom informagii
o badaniu klinicznym, zanim zaakceptujg oni oferte wziecia w nim udziatu. Przed
wzieciem udziatu w badaniu klinicznym, pacjenci bedg musieli podpisac formularz
Swiadomej zgody. Jest to dokument, ktéry szczegétowo opisuje cele badania
klinicznego, oczekiwania wobec uczestnikow, potencjalne zagrozenia, korzysci i
ryzyko i wszelkie oferowane rekompensaty finansowe.®

Swiadoma zgoda jest procesem ciggtym, a uczestnicy powinni by¢ informowani o
wszelkich zmianach w badaniu lub nowych ustaleniach, kiére mogg mie¢ wptyw na
che¢ uczestnictwa.®

OCHRONA DANYCH

Uczestnicy badan klinicznych majg prawo do prywatnos$ci; personel badawczy
nie bedzie mogt udostepnia¢ nikomu informacji zdrowotnych uczestnikéw bez ich
zgody.

NIEZALEZNY PRZEGLAD NAUKOWY

Wiekszos¢ badan klinicznych jest weryfikowana przez niezalezny panel naukowy,
aby upewnic¢ sie, ze sg dobrze zaprojektowane i spetniajg standardy jakosci. Po
przeprowadzeniu przeglagdu naukowego zespot badawczy musi sfinansowaé
badanie. Podczas tego procesu niezalezny przeglad jest przeprowadzany przez
organizacje rozwazajacg finansowanie badania. Finansowane sg tylko badania
najwyzszej jakosci.”
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Aby zapewni¢ bezpieczenstwo pacjentéw i etyczne praktyki, wszystkie badania
kliniczne sa weryfikowane przez instytucjonalng komisje etyczng lub komisje
rewizyjng. Panel ten dokonuje przeglgdu proponowanego badania, aby upewni¢
sie, ze jest ono etyczne, ze ryzyko nie przewaza nad mozliwymi korzysciami i ze
obawy zwigzane ze specjalnymi populacjami, takimi jak dzieci lub kobiety w cigzy,
jesli dotyczy to tych grup.”

SPONSORZY BADAN KLINICZNYCH

Sponsorami badan klinicznych moga by¢ osoby, instytucje, firmy, agencje rzadowe
lub inne organizacje odpowiedzialne za inicjowanie, zarzadzanie lub finansowanie
badan klinicznych, ale nie prowadzg badania.®

KORZYSCI | RYZYKO UCZESTNICTWA W
BADANIU KLINICZNYM

Decyzje o wzieciu udziatu w badaniach klinicznych moze podja¢ tylko uczestnik,
ktéremu przedstawiono wszystkie istotne informacje na temat badania ( przez
zespo6t medyczny i badacza. Istniejg korzysci, ale takze ryzyko i to powinno byé
szczegotowo omowione przed podjeciem decyzji 0 wzieciu udziatu.

POTENCJALNE KORZYSCI

Udziat w badaniach klinicznych moze umozliwi¢ osobom z PNO skorzystanie z opcji
leczenia, ktore nie jest dostepne w inny sposéb. Umozliwia réwniez tym osobom
aktywna role w podejmowaniu decyzji, ktére majg wptyw na ich zycie oraz zycie

ich rodzin i opiekundéw. Inne korzysci z udziatu w badaniach klinicznych obejmujg
czestsze monitorowanie, mozliwosci dla pracownikéw stuzby zdrowia w zakresie
lepszego dostosowania leczenia poprzez zrozumienie specyfiki ich choroby oraz
mozliwos¢ spotkania i interakcji z osobami cierpigcymi na te samg chorobe.®”

POTENCJALNE ZAGROZENIA

Zawsze istnieje ryzyko, ze interwencja nie zadziata lub Zze uczestnicy badania
uczestnicy doswiadczg powiktan wymagajgcych pomocy medycznej. Znane skutki
uboczne, dziatania niepozgdane zostang opisane w dokumencie swiadomej zgody
na udziat w badaniu, wazne jest jednak, aby wzig¢ pod uwage, ze mogg wystgpic
inne skutki uboczne, ktdére nie sg znane zespotowi badawczemu w momencie
rejestracji. Cztonek zespotu badawczego ma obowigzek wyjasni¢ i odpowiedzieé¢
na wszelkie pytania dotyczgce badania; wazne jest, aby wzig¢ pod uwage ryzyko
przed wyrazeniem zgody na udziat w badaniu.
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ZNALEZIENIE | WYBOR BADANIA KLINICZNEGO

Zespoty opieki zdrowotnej czesto pytajg osoby z PNO o mozliwos¢ wziecia
udziatu w badaniach klinicznych lub same moga chcie¢ poszuka¢ badan. Istnieje
wiele sposobow, aby dowiedzie¢ sie wiecej o trwajgcych badaniach i ktére z nich
bylyby najbardziej odpowiednie, w tym skorzystac z rejestréw badan klinicznych,
stron internetowych osrodkéw medycznych z listg planowanych lub aktywnych
badan specyficznych dla danego os$rodka oraz stron internetowych grup wsparcia
pacjentéw. Kluczowe rejestry badan klinicznych podsumowano w tabeli 2. Udziat
w badaniu klinicznym zazwyczaj wigze sie z podrozg do miejsca, w ktérym
prowadzone sg badania takiego jak szpital lub klinika, a uczestnicy powinni
rozwazy¢ kwestie logistyczne przed wyrazeniem zgody na udziat w badaniu.?
Chociaz uczestnicy biorgcy udziat w badaniu czesto otrzymujg zwrot kosztow
podrozy, przed wyrazeniem zgody na udziat w badaniu nalezy rozwazy¢ kwestie
logistyczne.

TABELA 2. Podsumowanie kluczowych rejestrow badan klinicznych

. L. PRZYDATNE
Podsumowanie zrodet LINKI

(o [EINIGEIENC[IA Rejestr z mozliwoscig przeszukiwania, https://

ktory zapewnia informacje o celu badania, clinicaltrials.gov/
kto moze wzig¢ udziat, lokalizacje i wiecej

szczegotow pod numerami telefonow.

Informacje te nalezy wykorzysta¢ w w

potgczeniu z poradami specjalistéw opieki

zdrowotnej.
NEUCHEINGETIEE NIH prowadzi strone internetowg bazy https://
of Health -(NIH) danych badan klinicznych odbywajgcych  clinicalstudies.
Narodowy sie w Klinicznym Centrum, ktére znajduje  info.nih.gov/
AT PA [ GIYWER sie na terenie NIH kampus w Bethesda w
tylko USA stanie Maryland, USA.
ResearchMatch ResearchMatch jest programem non- https://www.
tylko USA profit finansowanym przez NIH. To researchmatch.

pomaga potgczy¢ osoby zainteresowane  org/
badaniami naukowe z badaczami z

najlepszych osrodkéw medycznych w

catym USA.
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. PRZYDATNE
Podsumowanie zrodet LINKI

Rejestr badan klinicznych Unii
Europejskiej pozwala ludziom wyszukiwaé
protokot i informacje o wynikach na temat:

Interwencyjnych badan klinicznych, ktére
zostaty zatwierdzone w UE/Europie
Obszar Gospodarczy (EOG) w ramach
Dyrektywy dotyczgcej badan klinicznych
2001/20/WE.

Badan klinicznych przeprowadzanych
poza UE/EOG powigzanych z
europejskim rozwojem medycyny
pediatryczne;j.

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

Rejestr Badan
Klinicznych Unii
Europejskiej

Panafrykanski Rejestr Badan Klinicznych
(PACTR) ma charakter regionalny
Panafrykanski przeprowadzonych badan klinicznych w
Rejestr Badan Afryce.

Klinicznych PACTR zapewnia przeszukiwalna,
elektroniczng baze danych planowanych
oraz obecnie trwajgcych badan.

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

Naturalne jest, ze rodziny i opiekunowie majg obawy dotyczgce udziatu w
badaniach klinicznych, ale zespét badawczy powinnien starac sie je rozwiac..
Wazne jest, aby zapewni¢ opiekunom i rodzinom jak najwiecej informacji o badaniu,
aby zapewni¢ ich, ze decyzja jest dobrze przemyslana, a bezpieczenstwo jest
najwyzszym priorytetem w badaniu.

PYTANIA, KTORE NALEZY ZADAC PRZED
UDZIALEM W BADANIU KLINICZNYM

Jesli zastanawiasz sie nad wzieciem udziatu w badaniu klinicznym, wazne jest, aby
zadawac zespotowi opieki zdrowotnej wszelkie pytania lub poruszy¢ wszelkie kwestie
dotyczace badania w dowolnym momencie. Potencjalne pytania, ktére mozna zada¢,
podsumowano w tabeli 3. 67
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TABELI 3. Pytania, jakie potencjalni uczestnicy badania klinicznego mogg zada¢ swojemu
zespotowi medycznemu &7

EEGERIENAIGIFAEN « Jakie sg cele i zadania badania klinicznego?
« Jakiego PNO ma dotyczy¢ nowe leczenie lub interwencja?

* Dlaczego zespot badawczy mysli o nowym leczeniu lub
interwencja moze by¢ skuteczna w przypadku mojego PNO?

* Kto jest sponsorem badania klinicznego?

» W jaki spos6b sg monitorowane wyniki badan i
bezpieczenstwo uczestnikéw?

« Jak dtugo bedzie trwato badanie?

« Jakie bedg moje obowigzki, jesli wezme udziat w badaniu?

 Czy zostane poinformowany o wynikach badania?

Korzysci i « Jakie sg mozliwe krétkoterminowe korzysci z udziatu w

zagrozenia programie?

« Jakie sg mozliwe dtugoterminowe korzysci z udziatu w
programie?

« Jakie jest krotkoterminowe zagrozenia i skutki uboczne?

« Jakie jest dlugoterminowe zagrozenia?

« Jakie inne opcje sg dostepne i czy istniejg inne badania
kliniczne ktére mogtyby by¢ bardziej odpowiednie?

« Jakie ryzyko i korzysci zwigzane z badaniem wypadajg w
poréwnaniu z tymi opcjami?

Uczestnictwo i « Jakiego rodzaju leczenie, procedury i/lub zostang wykonane

opieka podczas badania?

» Czy bedg one bolesne lub powodowac dyskomfort, a jesli
tak, to jak dtugo?

« Jak oceny w badaniu wypadajg w poréwnaniu z tymi, ktére
miatbym poza badaniem?

» Czy bede w stanie przyjmowac moje regularne leki
(np. terapie substytucyjng przeciwciatami, profilaktyke
antybakteryjng) podczas udziatu badaniu klinicznym ?

» Gdzie bede mie¢ zapewniong opieke medyczng (szpital/
klinika)?

* Kto bedzie nadzorowat mojg opieke?

» Co sie stanie po zakonczeniu badania, jesli nowe leczenie

okaze sie znacznie lepsze niz moje dotychczasowe
leczenie? Czy bede mogt kontynuowac leczenie?
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USRI« Jak udziat w badaniu moze wptyngé na moje codzienne
zycie?

» Czy moge rozmawiac z innymi osobami biorgcymi udziat w
badaniu?

« Jakie protokoty kontroli zakazen bedg obowigzywac
podczas wizyt w ramach badania?

Kwestie * Kto sfinansuje badanie kliniczne?

finansowe « Czy bede musiat zaptaci¢ za jakgkolwiek cze$é badania,
takg jak testy lub badany lek? Jesli tak, jakie bedg optaty?

» Co prawdopodobnie pokryje moje ubezpieczenie
zdrowotne? (Jesli dotyczy)

» Kto moze pomoc odpowiedzie¢ na wszelkie pytania
ze strony mojej firmy ubezpieczeniowej lub planu
zdrowotnego? (Jesli dotyczy)

» Czy bede ponosic jakies koszty podrozy lub opieki nad
dziecmi, ktére musze wzig¢ pod uwage podczas udziatu w
badaniu?

INNE ZRODLA

Oprécz wykorzystania kluczowych rejestrow badan klinicznych podsumowanych w
Tabeli 2, w celu znalezienia trwajgcych badan klinicznych IPOPI posiada wskaznik
PID Life Index (https://pidlifeindex.ipopi.org/#/en/principles/world-map), ktory jest
interaktywnym narzedziem opartym na ¢ kluczowych zasadach, ktére mierzg stan
Ssrodowiska opieki zdrowotnej nad chorymi z PNO w danym kraju. The Indeks PID
Life Index klasyfikuje kraje od 0% (najnizszy) do 100% (najwyzszy) na podstawie
6 zasad opieki: diagnostyka PNO, krajowe organizacje pacjentéw, rejestry,
specjalistyczne osrodki, leczenie i powszechny dostep do opieki zdrowotne;.
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WIECEJ INFORMACJI | WSPARCIE

Niniejsza broszura zostata opracowana przez Miedzynarodowg Organizacje
Pacjentow ds.

Pierwotnych Niedobory Odpornosci (IPOPI). W tej serii dostepne sg takze inne
broszury.

Dalsze informacje dotyczgce i organizacji pacjentéw z PNO na catym Swiecie
mozna uzyska¢ pod adresem IPOPI.org.
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Niniejsze tltumaczenie zostato stworzone przez podmiot inny niz IPOPI. W zwigzku z tym, mimo
dotozenia wszelkich staran w celu zapewnienia doktadno$ci ttumaczenia IPOPI nie gwarantuje
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takich informacji.

LInformacje przedstawione w niniejszej ulotce opierajg sie literaturze opublikowanej w momencie
jej tworzenia. Ulotka ma na celu zapewnienie szerokiego przegladu, a nie stanowi¢ przewodnik
po praktyce klinicznej — w tym celu prosimy o zapoznanie sie z wytycznymi dotyczgcymi leczenia
w danym kraju.”
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