Klinikai Kisérletek

Mikeppen hajtjak végre a kezelési kisérleteket, agM altal
okozott nehézseégek, és a kisérleti fazisok

Kezelési kisérletek végrehajtasa

Amikor kezelési kisérleteket (kozismertebbeglinikai kisérletek” )
hajtanak végre, a résztuidv egyik fele gyakran kaplacebot A placebo egy
olyan gyégyszer, mely nem tartalmaz aktiv hatbaolagagy nincs semmilyen
fiziologiai hatasa. Azok, akik a placebdt kapjak agynevezett,kontroll
csoportba” tartoznak és ugy is, emlitiket, mint a,kontrollok” .

A kontroll csoport tagjai mutatjak meg a kutatoknakt tapasztalna a kezelt
csoport pontosan ugyan azon korilmények kdzotogggzer nélkil. A kontroll
csoport és a kezelt csoport eredményeit Osszehisonh gyogyszer
hatékonysaga pontosan értékeadhet

Amikor Klinikai kisérleteket hajtanak végre, nagyfeszitéseket tesznek,
hogy a kezelt csoport tagjai annyira hasonloak degik a kontroll csoport
tagjaihoz, amennyire ez csak lehetséges. Ezeketisérldteket altalaban
cssandomizaljak” (véletlenszdisitik), mely azt jelenti, hogy a résztvket
véletlen szamok szerint soroljak be a kezeléseg kagtroll csoportba.

Az .egyszeresen-vak’kisérletben, a résztvék vagy az értékél orvosok
ne tudjak ki kapott a tényleges gyégys#énes ki kapott placebot. A ,duplan-
vak kisérletnél” sem a résztuiy sem a gyogyaszati vagy értékeisoport
tagjai nem kapnak informaciét arrél, ki kapott gyégert, €s ki placebot. Az
eredményeket egy kulonallo, fliggetlen orvosi-éti€kesapat tagjaival
ismertetik, akik pontosan tudjak, mit kaptak azesgpaciensek. A tanulmanyok
szerint a duplan-vak kisérletekgdzigorabbnak” (tudomanyosabbnak, vagy
pontosabbnak) tartjak.

A tanulmanyokat, ahol a kezelt és a kontroll csopagjainal a kezeléseket
elére meghatarozott éeltelte utan felcserélikkeresztprobaknak” nevezik.
Ezek nem kulontsebben gyakoriak az SM gyégyszeidrlkieknél, mivel a
betegség reagalasa a kezelésre gyakran lassumékeaeidik, vagy végadik
azonnali hatassal.

Jellem®en a szkler6zis multiplexre, a placebo csoport aiad§ozul
néhanynak az allapota az aktiv kezelés nélkuhiglpafog. A kezeléseket csak
akkor lehet sikeresnek tekinteni, ha a stabilizagiggy javulas aranya
meghaladja a kontrol csoportbandé&zemélyeknél tapasztaltakat.

Az SM kiserletekkel jaro kihivasok.

Az U] anyagok kiprobalasanal az SM kezelésénél taies kihivasokat
jelent a kutatoknak. Céljuk, édz6r megallapitani a biztonsagos és hatékony
dozist, majd meghatarozni a gyogyszer vagy a kezedéékonysagat. Az is meg
kell hatarozniuk, hogy a gyogyszer pozitiv hatasdliensulyozzak-e az



eléforduld mellékhatasokat.

Talan a legnagyobb akadaly, mellyel szembe kellnhéz a betegség
viselkedése, mely természed€bakaddan relapszusokal és remittalasokkal jar a
kialakulasat szkler6zis multiplexes paciensek 8@zalekanal. Amikor egy Uj
anyagot alkalmaznak, az orvosok szamara nehézségetk meghatarozasa,
hogy egy javulast vagy rosszabbodast a kezeléseiddy, vagy a kezelést
fuggetlendl tortént, vagy, hogy a kezelés f&daette, vagy cstkkentette a
pozitiv vagy negativ kimenetelt.

Emiatt hasonlé kontroll csoportokra van szikségaknérdekében, hogy
meghatarozhatd legyen a kimenetel kezelés nélkikowtroll csoport tagjait
nagy figyelemmel kell kivalasztani, kulonoés tekiteé a demogréfiai
jellemzokre (mint a kor, a nem, és az SMidrtama, valamint sulyossaga) meg
a besorolas étt.

Az SM kisérleteket nehéz megtervezni és értekaehnvel a betegség oka
még mindig ismeretlen és a kialakulasdban szergpst6 mechanizmusok
kilondsen oOsszetettek. Tovabba, az SM kisérletalkrgn kicsik (kevesebb,
mint 150 péciens), rovid idégk (kevesebb, mint harom év), tovabba a
kimenetel folyamatos mérése (mint a fellangolasaktéke és sulyossaga, a
mozgaskorlatozottsag valtozasa és a betegség psagij) is nagyon nehéz.

Most, hogy kezelések allnak rendelkezésre a fetliasgpk csokkentésére és
a betegség progresszidjanak lassitasara, nagybplatlerdrzott tanulmanyokat
mar nem lehet etikusnak tekinteni. Az Uj kisérlebskzehasonlithatjak azokat,
akik az U] kezeléseket kapjak olyan kontroll szemiékel, akik a jelenleg
jovahagyott SM gyogyszerek valamelyikét szedik €beve az Avonex&t
Betaserorit, Rebifef, Copaxonét, és Novantron&). Ezek ,nyitott” kisérletek
lennének, ahol mind a ke#elorvosok, és a résztvék tudjak milyen
gyogyszert, kapnak. Az MRI-ket vizsgalo és értéketvosok még mindig
lehetnek ,vakok”.

A kisérletek fazisai és analizise

Amikor egy kisérletre hivatkoznak, mindig megerkl@nnak meghatarozott
fazisat. Mindegyik fazis megfelel annak a szintnekpit a tanulmanyban
elértek, és a kisérleteket be kell fejezni mindesgkaovetelt fazisban, miét a
kovetked szintre tovabblépnének.

A gyogyszeres kezelések mindigpaeklinikai fazissal kezdidnek, ahol
allatokon elvégzett tanulmanyokat hajtanak végreefegség allat modelljeinek
hasznalataval, a kutatok a biztonsagossagot, &khaliasokat és azt vizsgaljak,
miképpen befolyasolhatjak a betegséget.

Az kisérletekl. fazisa a kezelés emberekre gyakorolt hataséat vizsgdja, é
elozetes teszteknek tekintik ezeket. Ezekkel a tamywiéal hatdrozzak meg
az optimalis dozist csakugy, mint a biztonsagot, ceéak alacsony szamu
résztvewt vonnak be a vizsgalatokba. Ezek még teljesemtikisérletek, tehat
mindenki tudataban van milyen szert, adnak neki.

Amikor a kisérletek #l. fazisukba Iépnek, a hatasossag Iép a képbe. Ezek a



tanulmanyok is kisméréek, de mar magukba foglalnak egy kontroll csopertot
és duplan vakon hajtjak végre ezeket. A kezelésglségre gyakorolt hatdsainak
vizsgalata mellett, a biztonsdg és a mellékhatasolulmanyozasa is a
tanulmany jelertis részét képezik.

A lll. fazis egy gyogyszer utolsé tesztelési fazisa. Ezek alr@myok
nagyok, és mivel tdbb mint egy kdzpontban folynafyszerre, ezértthbb
kdzpontinak” nevezik ezeket. Ezek véletlendek, duplan vakok és placebo
kontrollaltak.

A V. fazis kisérleteit mar a gyogyszer torzskorg@sét koveéien hajtjak
végre. A résztvasket a biztonsag és a mellékhatasok tovabbi &sehez
valasztjak ki, mikdzben ezzel eqgyitllgg a gydgyszer hosszu tavl hatasossagat
is értékelik.

Mind az o6t fazist (a ,preklinikai” fazissal kezdvezikségesnek tartjak az
FDA jovahagyashoz (torzskonyvezéshez). Ha a gy@yysmar egy mas
gyoégyaszati felhasznalas miatt keresztllment aoh$#gi tanulmanyokon, a
korai fazisokat nem szikséges megismételni. Adlis végrehajtdsa ut@dat
analizist végeznek, hogy meghatarozhassak a gyogyszer \explds atfogo
hatasossagat és biztonsagossagat.

Amennyiben az eredmények pozitivnak bizonyulnak,val@agyasi
(torzskdnyvezési) engedélyért folyamodhatnak az fiak aminek az szakért
foruma atnézi az eredményeket és javaslatot teszjowhagyasra
(torzskdnyvezésre), ha ugy talaljak, hogy a kezgleéshatassal van és
biztonsagos. A tbérzskdnyvezés utan a kutatast hégce gydgyszer vallalat
piacra dobhatja a gyogyszert az Egyesilt Allamokkmnmeghatarozott
tinetekre (vagy betegségre), melyre a jovahagyast megkapiakirvosoknak
ezt koveben lehebségik van egy torzskonyvezett gyogyszer feliras@rsb
tinetekre is, ha alkalmazasa megtelel

A jovébeli kisérlet olyan, ahol &e meghatarozzak a meghatarozott
kezeléseket (a gyogyszer, dozis, alkalmazasi médspakorisag, stb.), az
értékelési moédszereket (mint MRI, laboratériumiuiamanyok, EDSS, stb.), igy
a varhato kimeneteleket mar a tervezés stadiumiidpagiembe lehet venni. Az
ilyen tipusu Kkisérletek a legtudomanyosabbak és emerdmények a
legmegbizhatébbak az dsszes kisérlet kdzul.

Amikor a kutatok visszatekintenek egy mar vegraitajkisérletre, hogy
ertékeljek hatasossagat, akkosszatekin®é kisérletet veégeznek el. Ameta-
analizis egy meghatarozott kezeléssel kapcsolatban végpahajpsszes
kisérletet vizsgalja és attekinti az észleléseketyy egy atfogd értékelés
készithessen a kezelés teljesitmébly@&s biztonsdgossagarol.



