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Bezpieczenstwo stosowania lekdw obecnych na rynku w
populacji pediatrycznej. Badania kliniczne u dzieci

Wprowadzenie do obrotu nowego leku zawsze wigze sie z koniecznoscig realizacji badan klinicznych,
ktére majg na celu sprawdzenie skutecznosci i bezpieczenstwa stosowania przyszitego,
potencjalnego leku w danej jednostce chorobowej. Biorg w nich udziat pacjenci, ktérzy po zapoznaniu
sie z informacjami na temat badania m.in. korzysciami, ryzykiem, stosowang terapig czy
wymaganymi procedurami, podejmuja Swiadoma, dobrowolng decyzje o uczestnictwie. Badania
prowadzone sg we wszystkich grupach wiekowych, jednak szczegdlng, wymagajacg specjalnego
podejscia i dodatkowego zaangazowania ze strony zespotu prowadzacego badanie jest populacja
pediatryczna.

Badania z udziatem dzieci - dlaczego?

Zdrowie i dobrobyt dzieci czesto przez opiekundéw stawiane sg jako nadrzedne wartosci. Jednym z
elementow majacych wptyw na ich zapewnienie jest dostep do najlepszych metod leczenia. Whrew
przekonaniu, ze organizm dziecka to ,organizm matego dorostego”, terapia dzieci stanowi dla
lekarzy zupetnie inny rodzaj wyzwania niz leczenie dorostych. Szybki wzrost i dojrzewanie moga miec
wptyw na zachowanie leku w organizmie i jego dziatanie na organizm oraz profil bezpieczenstwa,
czyli m.in. wystepowanie dziatan niepozadanych. Lek stosowany u dorostych i uwazany powszechnie
za bezpieczny, moze wiec zaszkodzi¢ dziecku, jesli nie zostat wczesniej przebadany. Ograniczony
dostep do lekéw dla dzieci, zwigzany z brakiem badan z udziatem matoletnich i w konsekwengiji
nierejestrowaniem terapii w populacji pediatrycznej powoduje, ze wiele z nich jest stosowanych poza
zaleceniami zamieszczonymi w ulotce. Powstaje w tej sytuacji etyczny dylemat wyboru pomiedzy
stosowaniem u chorego z populacji pediatrycznej leku, ktory nie zostat przebadany w tej grupie
wiekowej i w zwigzku z tym brakuje informacji na temat bezpieczenstwa jego stosowania, a
stosowaniem leczenia z zatozenia mniej skutecznego, ale w petni bezpiecznego lub zupetnego
zaniechania leczenia z powodu braku lekéw zarejestrowanych w populacji pediatryczne;.

Specjalne wytyczne

Kazde badania kliniczne jest prowadzone zgodnie z regulacjami prawnymi oraz standardami
jakosciowymi i etycznymi, a bezpieczenstwo i komfort uczestnika jest zawsze priorytetem. Ze
wzgledu na szczegdlng charakterystyke grupy oraz wymagania zwigzane z realizacjg badan z
udziatem pacjentéw matoletnich, badania te mogg by¢ prowadzone pod warunkiem spetnienia
dodatkowych wytycznych. Dotyczg one m.in. procesu uzyskiwania Swiadomej zgody. Aby matoletni
mogt uczestniczy¢ w badaniu wymagana jest zgoda obojga rodzicéw badz opiekunéw prawnych,
ktéra powinna odpowiada¢ domniemanej woli matoletniego oraz zgoda samego matoletniego, w



przypadku ukonczenia przez niego 13 roku zycia. W sytuacji braku porozumienia miedzy opiekunami
lub opiekunami a matoletnim, ktory ukofczyt 13 rok zycia., sprawe rozstrzyga sad opiekunczy. Przed
przystgpieniem do badania i na kazdym pdézniejszym etapie, badacz lub wskazana przez niego osoba
ma obowigzek udzielenie matoletniemu pacjentowi zrozumiatych informacji dotyczacych badania
klinicznego oraz zwigzanego z nim ryzyka i korzysci, podobnie jak to ma miejsce w przypadku
uczestnikdw petnoletnich. Pomocne okazujg sie wtedy materiaty informacyjne przygotowane
specjalnie z myslg o mtodych odbiorcach, przedstawiajgce w prosty, dostosowany do ich wieku
sposob, kluczowe informacje na temat badania. W celu unikniecia wystgpienia etycznych
watpliwosci dotyczacych zaangazowania pacjentéw matoletnich, badanie z ich udziatem moze by¢
przeprowadzone tylko jezeli konkretna grupa pacjentéw potencjalnie odniesie bezposrednie korzysci
z tego badania, a jego realizacja jest niezbedna dla potwierdzenia danych uzyskanych w innych
badaniach z udziatem uczestnikdw zdolnych do wyrazenia Swiadomej zgody lub w badaniach
klinicznych prowadzonych innymi metodami naukowymi. Dodatkowo badanie musi dotyczy¢
choroby wystepujgcej u matoletniego uczestnika lub jest mozliwe do przeprowadzenia tylko z
udziatem matoletnich oraz zostato zaplanowane w taki sposéb, aby zminimalizowa¢ niedogodnosci i
mozliwe do przewidzenia ryzyko zwigzane z chorobg i wiekiem pacjenta.

Korzysci wynikajgce z prowadzenia badan klinicznych z
udziatem matoletnich.

Czes¢ potencjalnych korzysci zwigzanych z prowadzeniem badan z udziatem dzieci jest analogiczna,
jak w przypadku badan z zaangazowaniem innych grup wiekowych. Dla uczestnika badania to m.in.
dostep do bezptatnej, ponadstandardowej opieki medycznej, staty kontakt z najlepszymi
specjalistami czy szansa na otrzymanie innowacyjnego leczenia. Z perspektywy systemu ochrony
zdrowia i populacji pediatrycznej jako specyficznej grupy pacjentdw, badania kliniczne to mozliwosc
uzyskania dostepu do nowych, bezpiecznych terapii, zmniejszenie ilosci lekéw stosowanych poza
zaleceniami opisanymi w ulotce, zmniejszenie ilosci powikfan zwigzanych z leczeniem oraz
ostatecznie, podniesienie komfortu i jakosci zycia dzieci i ich opiekunow.

Artykut powstat w ramach obecnie prowadzonej kampanii spotecznej o charakterze informacyjno-
promocyjnym dotyczacej realizowanych projektdw B+R z dziedziny nauk medycznych, w tym z
obszaru onkologii. Kampania spoteczna jest realizowana przez Agencje Badan Medycznych oraz
finansowana ze srodkéw Ministra Zdrowia.
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