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Klinické studie: Minipravodce pro HAE pacienty

Pro hereditarni angioedém je — ve srovndani s dalSimi vzacnymi onemocnénimi — specifické
to, jak velky pocet védcl a vyzkumnik( bada po novych terapiich a lécich. Mezinarodni
sdruzeni HAEi eviduje jiz 8 schvalenych terapii a mnoho dalSich klinickych studii cilenych na
|écbu HAE v rizné fazi pokrocilosti. Velmi dlleZitou roli ve vyvoji novych IéCiv hraji pacienti z
celého svéta, ktefi se dobrovolné hlasi do klinickych studii.

Tento miniprlvodce shrnuje zakladni informace pro pacienty s HAE na téma klinickych studii
(klinické hodnoceni).

Klinické studie spocivaji v systematickém testovani potencialnich novych lécivych pfipravki
a zahrnuiji jejich ovérovani, prokazovani Gcinnosti a bezpecnosti v [éCbé rlznych
onemocnéni. Klinické studie jsou tak nedilnou soucasti cesty novych lékl z vyzkumnych
laboratofi k pacientiim.

Vyvoj nového Iéku obvykle zahrnuje nékolik fazi:

e Preklinické testovani (laboratorni testovani), které podle FDA? trvd v praméru 18
mésicl

e Trifaze klinického hodnoceni (testovani na dobrovolnicich), kterd podle FDA muze
trvat 2 az 10 let

e Registrace nového léku (posuzovani a rozhodovani Iékové/Iékovych agentur), ktera
muzZe trvat 1 az 3 roky

Po ukonceni vsech povinnych fazi mohou nékteti sponzofi studii (obvykle se jednd o
farmaceutické firmy) nabidnout ucastnikim dobrovolné pokracovani v [écbé pro ucely
sledovani dlouhodobé ucinnosti a bezpecnosti medikamentu. Po registraci nového léciva
mohou také sledovat dalsi klinické studie s cilem rozsifeni terapeutické indikace (napft. pro
pediatrické pacienty apod.).

Aby mohla jakakoliv klinicka studie probéhnout, je nutné, aby sponzor pozadal o jeji
registraci u lékové agentury na GUzemi, kde by studie méla probihat. V rdmci posuzovani
Zadosti o registrace se také zapoji Eticka komise dané lékové agentury, jejiz povinnosti je
»prispivat k ochrané prdv, bezpecnosti a zdravi subjektl hodnoceni a vefejnému zdravi jako
celku.“?

Informace o klinickych hodnocenich jsou nasledné publikovany ve verejnych databazich
spravovanych danymi lékovymi agenturami, jako napftiklad:

1 FDA (Food & Drug Agency) je statni lékova agentura ze Spojenych statd.

2 7droj: https://www.sukl.cz/sukl/dalsi-informace/eticka-komise-sukI
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o Databaze |ékové agentury FDA z USA
o Databaze Evropské agentury pro lécivé pripravky EMA
e Databdze ¢eského Statniho uradu pro kontrolu lé¢iv SUKL

Pro vyhledavani registrovanych klinickych studii pro HAE je moZzné zadavat ve vyse
jmenovanych databazich ndzev onemocnéni v policku diagndza (hereditdrni angioedém v
cestiné nebo hereditary angioedema v anglictiné). Vysledek vyhledavani obvykle nabizi
zakladni informace ke kazdému evidovanému klinickému hodnoceni, véetné toho, kdo se
muze studie zucastnit, datum zahajeni studie a odborné pracovisté, kde hodnoceni probihd a
kam se mohou zdjemci obratit pro vice informaci. Obvykle maji pacienti moznost se poradit
o vhodném klinickém hodnoceni pfimo se svym lékarem.

DalSim uzitecnym zdrojem informaci k probihajicim klinickym hodnocenim pro HAE ve svété
je pravidelné aktualizovany seznam vedeny Mezinarodni pacientskou organizaci HAEi (k
dispozici v anglictiné zde).

Ucast pacienta v klinickych studiich pfedpoklada jak riizné benefity, tak i rizika. Nejcast&jsi
pfinosy mohou byt dfivejsi pfistup k nové nadéjné terapii zdarma, komplexni a pravidelné
vySetieni v ramci studie, moznost se jednoduse a kdykoliv ze studie odhl3sit, nepfima pomoc
Sirsi pacientské komunité a védeckému pokroku, finanéni ndhrada za naklady spojené s
Ucasti atd. MoZnymi riziky spojenymi s Ucasti v klinickém hodnoceni jsou nedostacujici
ucinnost hodnocené 1écby a/nebo mozny vyskyt nezadoucich Gcinkd.

Sponzor klinické studie je povinen fadné shrnout veskeré dulezité informace o pribéhu
studie, podminky ucasti a o zndmych rizicich ve formulafi informovaného souhlasu, s jejichz
obsahem se musi seznamit a souhlasit kazdy zajemce jesté pfed nastupem do hodnoceni.
Dohled na ochranu pacienta v prlibéhu studie maji Statni Gstav pro kontrolu IéCiv a eticka
komise. Navic, pro omezeni dopadli moznych rizik platna legislativa vyzaduje, aby sponzor
sjednal pojisténi pro ucastniky svych klinickych studii.
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Dalsi edukaéni video materidly pro zadjemce o klinické studie jsou k dispozici pro ¢leny HAE

Junior na portdle Pacientského hubu, ktery na za¢atku fijna 2022 usporadal celodenni
Seminar o klinickych studiich pro pacienty.
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