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OD IDEI DO TERAPII

Badania kliniczne to kluczowy etap przektadania osiggniec
naukowych na innowacyjne terapie. Tu odpowiedzialnosc¢
za ludzkie zdrowie i zycie jest na kazdym kroku.
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Agencja Badan Medycznych w Warszawie

ez badan klinicznych nie mieliby$my aptek

na kazdym rogu z regalami wypelniony-
mi sprawdzonymi lekami. Nie mieliby$my rozbu-
dowanych ulotek wyjasniajacych nam dawkowanie
i ostrzegajacych przed ewentualnymi skutkami ubocz-
nymi, a lekarze musieliby jak przed stuleciami leczy¢
»ha oko”. Badania kliniczne to fundament medycyny,
bo pozwalaja na zweryfikowanie skutecznosci nowych
lekow, terapii i procedur medycznych.

To procesy zlozone, dlugotrwale i obostrzone
licznymi procedurami nie ze wzgledu na upodobanie
do biurokracji, ale dla maksymalizacji bezpieczenstwa
pacjentdw, etyki i wlasciwej oceny tego, czy nowa te-
rapia naprawde dziala.

Dlaczego badania kliniczne
trwajg tak dtugo?

Badania kliniczne od pomystu do rejestracji leku trwa-
ja zwykle 10-15 lat (ryc. 1). Kazde badanie kliniczne
jest precyzyjnie planowane przez interdyscyplinarne
zespoly specjalistow (m.in. lekarzy, farmaceutdow, sta-
tystykow i ekspertéw od etyki). Zanim pacjent otrzy-
ma badany produkt, substancja przechodzi przez fazy
badan przedklinicznych - w laboratoriach i na mo-
delach zwierzecych - a dopiero po uzyskaniu pozy-
tywnych wynikéw moze zosta¢ poddana badaniom
z udzialem ludzi. Badanie nowych lekéw obejmuje

ocene bezpieczenstwa i dawkowania, weryfikacje sku-
tecznosci, a na koniec wnikliwg obserwacje w popula-
cji docelowej. Kazde badanie kliniczne musi uzyskaé
m.in. zgode niezaleznej komisji bioetycznej, czyli ze-
spotu ekspertow, ktorzy oceniaja, czy badanie jest bez-
pieczne, potrzebne i prowadzone z poszanowaniem
praw pacjentéw.

Badania z udzialem pacjentéw obejmujg rekrutacje
uczestnikow, realizacje procedur medycznych zgodnie
z protokofem, systematyczne monitorowanie bezpie-
czenstwa i postepow oraz analize wynikow (ryc. 2).
Proces ten moze w niektorych przypadkach rozpoczy-
nac sie od tzw. fazy 0 — wstepnych, pilotazowych ba-
dan na bardzo malych grupach zdrowych ochotnikow,
pozwalajacych wezesnie ocenic¢ zachowanie leku w or-
ganizmie czlowieka i poréwna¢ je z wynikami badan
przedklinicznych. Cho¢ faza 0 nie ma celu terapeu-
tycznego i nie jest obowigzkowa, dostarcza wstepnych
danych farmakokinetycznych i farmakodynamicznych
(czyli dotyczacych losow leku w organizmie oraz jego
dzialania na organizm), co moze pomdc w szybszym
podejmowaniu decyzji o dalszym rozwoju projektu.
Wszystkie etapy sg skrupulatnie dokumentowane
i poddawane audytom oraz kontroli jakosci (zaréwno
wewnetrznej — w ramach sponsora czy o$rodka badaw-
czego - jak i zewnetrznej, np. przez Urzad Rejestra-
cji Produktéw Leczniczych, Wyrobéw Medycznych
i Produktow Biobojczych (URPL), komisje bioetyczne
czy miedzynarodowe instytucje regulacyjne). Dopiero
pozytywny wynik okreslonej fazy umozliwia przejscie
do nastepnej, co istotnie wydluza caly proces, ale jest
niezbedne, by zapewni¢ bezpieczenstwo pacjentom
oraz rzetelno$¢ uzyskanych wynikow.

Jak wyglada system
bezpieczenstwa i kontroli?

Wspolczesne badania kliniczne opieraja si¢ na pel-
nym poszanowaniu godnosci i praw uczestnikow,
ktorzy sg partnerami procesu badawczego. W prak-
tyce oznacza to, ze kazdy pacjent otrzymuje rzetelng
informacje, wyraza $wiadoma zgode i moze w kazdej
chwili zrezygnowac z udzialu bez konsekwencji dla
dalszego leczenia. Jeszcze kilkadziesiat lat temu takie
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Ryc. 1 Schemat przedstawiajacy etapy powstawania leku — od badan laboratoryjnych, przez fazy badan klinicznych, az po rejestracje
i dopuszczenie leku do obrotu (Pacjent w badaniach klinicznych. Folder informacyjny)

Start badan nowego leku — badania kliniczne (fazy)

| FAZA Il FAZA

—E3

Potwierdza skuteczno$é
leku w okreslonej
chorobie. Prowadzona jest
na matej grupie chorych
(kilkadziesiat 0s6b).

Okresla potencjalna
toksycznos$é leku, dawke
minimalna
i maksymalng
oraz wszelkie cechy
farmakologiczne.

Il FAZA IV FAZA

Najczesciej realizowana
po rejestracji leku.
Okresla, czy lek jest
bezpieczny we wszystkich
wskazaniach zaleconych
przez producentai dla
wszystkich grup chorych.

Potwierdza dziatanie leku
w danej chorobie na duzej
populacji chorych
(kilkaset lub kilka tysiecy
0s6b). Weryfikuje
bezpieczenstwo terapii
oraz jej skutecznosé
w poréwnaniu
z dostepnymi juz lekami.

Ryc. 2 Fazy badan klinicznych nowego leku (Pacjent w badaniach klinicznych. Folder informacyjny)

standardy nie byty oczywiste — brak jasnych regulacji
prowadzit do naduzy¢ i utraty zaufania. Dlatego dzis
obowigzujg miedzynarodowe zasady (np. Deklaracja
helsinska, GCP), ktére gwarantuja bezpieczenstwo
pacjentow i przejrzysto$¢ catego procesu. Co wazne,
udzial w badaniu klinicznym nie jest eksperymentem,
lecz jedng z najbardziej kontrolowanych i ustanda-
ryzowanych form poszukiwania nowych rozwigzan
medycznych. Kazdy projekt badawczy przechodzi

wieloetapowg ocene, otrzymuje pozytywna opinie
komisji bioetycznej oraz zgode URPL, a uczestnicy
sg szczegolowo informowani o celu, ryzyku i prze-
biegu badania.

Waznym elementem transparentnosci jest zgla-
szanie badan klinicznych w miedzynarodowych re-
jestrach, takich jak europejski centralny system elek-
troniczny (Clinical Trials Information System - CTIS)
czy uznawany na calym $wiecie ClinicalTrials.gov.
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Rejestracja umozliwia dostep do kluczowych informa-
¢ji o prowadzonych projektach, ich celach, metodach
i wynikach. Dzieki temu kazdy - od lekarza, przez
badacza, po pacjentaijego rodzine - moze sprawdzic,
jakie badania si¢ toczg, jaki maja cel i na jakim sg eta-
pie. Co wiecej, kazda zmiana mogaca mie¢ wplyw
na bezpieczenstwo uczestnikéw musi by¢ natychmiast
raportowana do instytucji nadzorczych, a w razie po-
trzeby prowadzi do modyfikacji lub nawet przerwa-
nia badania. O tym ostatnim moga decydowa¢ sami
badacze lub sponsor, a w przypadku wiekszych pro-
jektow - takze niezalezny komitet monitorujacy. Ba-
dania mogg by¢ tez wstrzymane przez instytucje regu-
lacyjne, jesli uznajg, Ze uczestnicy sg narazeni na zbyt
duze ryzyko. Wpis do miedzynarodowych rejestrow
ma znaczenie nie tylko informacyjne dla pacjentow
i lekarzy, lecz takze ostrzega inne zespoly badawcze
przed potencjalnymi zagrozeniami. Tak wielopozio-
mowy system kontroli sprawia, ze innowacyjne terapie
wprowadzane w ramach badan klinicznych cechujg sie
wysokim poziomem bezpieczenstwa.

Rozwadj niekomercyjnych
badan klinicznych w Polsce

Badania kliniczne moga by¢ finansowane zaréwno
przez przemyst farmaceutyczny, jak i przez instytucje
publiczne. Rola paristwa w tym procesie nie jest dodat-
kiem - jest warunkiem niezbednym do zapewnienia
réwnosci w dostepie do terapii i rozwoju nauki. Dla-
tego w 2019 roku powotano Agencje Badan Medycz-
nych (ABM) - instytucje publiczna, ktéra uzupetnita

istniejacy luke w systemie ochrony zdrowia: nieko-
mercyjnych badan klinicznych.

Rolg agencji jest finansowanie i wspieranie ta-
kich projektow, ktdre nie s3 motywowane zyskiem,
lecz zidentyfikowanymi przez naukowcéw lukami
w wiedzy, potrzebami spotecznymi i zdrowotnymi
obywateli. Badania te majg na celu poszerzenie wie-
dzy medycznej, weryfikacje rozwigzan systemowych
i ostatecznie majg prowadzi¢ do zmian w refundacji,
dostepnosci terapii i wytycznych klinicznych, nawet
jesli ich zakres obejmuje rzadkie schorzenia. Dzigki
niekomercyjnym badaniom klinicznym mozliwe jest
podejmowanie decyzji na szczeblu rzadowym opar-
tych na rzetelnych dowodach, czgsto o mniejszym
znaczeniu biznesowym.

Co wazne, badania niekomercyjne w naszym kraju
dynamicznie zyskujg na znaczeniu. W latach 2018-2019
w Polsce zarejestrowano az 970 badan komercyjnych
izaledwie 26 niekomercyjnych - te ostatnie stanowity
2,6 proc. wszystkich projektow. Jednak juz w latach
2020-2021 liczba zarejestrowanych niekomercyjnych
badan wzrosta do 66, a ich udzial w rynku siegnat
5,6 proc., co oznacza ponaddwukrotny wzrost.

Rok 2021 byl pod tym wzgledem rekordowy - zgto-
szono az 729 badan klinicznych, z czego 41 dotyczyto
projektéw niekomercyjnych. Co szczegdlnie istotne,
az 40 zostalo sfinansowanych przez ABM. Finanso-
wane badania dotyczg przede wszystkim choréb rzad-
kich, psychiatrii, neurologii oraz powszechnych cho-
réb cywilizacyjnych. Ich celem jest sprawdzenie, jak
dzialajg leki i wyroby medyczne w praktyce, a takze
opracowanie nowych sposobow diagnozowania i le-
czenia pacjentow. Na przyktad sprawdza sie, czy am-
broksol - lek znany z syropéw na kaszel - moze pomoc

Skumulowana liczba zarejestrowanych badan niekomercyjnych
w Polsce (2020-2024)
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osobom z rzadka chorobg Gauchera, a takze czy lek
wspierajagcy uktad odpornosciowy (pembrolizumab)
moze pomodc chorym z rzadkim i trudnym do leczenia
nowotworem nadnerczy. Projekty sa obecnie w toku,
a pierwszych wynikéw mozna sie spodziewa¢ najwcze-
$niej w 2026 roku

Dane za lata 2020-2024 potwierdzajg te tendencje:
spo$rdd 227 zarejestrowanych w Polsce badan nieko-
mercyjnych 130 byto realizowanych dzieki wsparciu
ABM, co stanowi niemal 60 proc. To pokazuje, jak
istotna role odgrywa Agencja Badan Medycznych
w rozwoju segmentu badan prowadzonych z myslag
o potrzebach pacjentéw i aspektach ekonomicznych
wynikajacych nie ze sprzedazy lekow, ale z lepszego
funkcjonowania spoleczenstwa.

Zwrdcenie uwagi na pomijanych.
Rola badan niekomercyjnych

Niekomercyjne badania kliniczne to projekty prowa-
dzone przez lekarzy i naukowcow, a nie przez firmy
farmaceutyczne. Ich celem nie zawsze jest opracowa-
nie nowego leku, ale czesto sprawdzenie, czy znane
terapie moga by¢ skuteczne w innych chorobach, po-
réwnanie roznych metod leczenia czy dostosowanie
terapii do szczegdlnych potrzeb pacjentow. Na przy-
kiad po dodatkowych badaniach moze si¢ okazac,
ze lek stosowany dotad w leczeniu biataczki moze
pomoc takze w terapii rzadkiego nowotworu u dzieci
albo ze dwa podobne leki dzialajg tak samo skutecznie
- tylko jeden jest tanszy i fatwiej dostepny. Tak byto
np. z semaglutydem (Ozempic), ktéry poczatkowo
stosowano w cukrzycy, a dzi$ potwierdzono jego sku-
teczno$¢ w leczeniu otylosci i chordb serca. Podob-
nie empagliflozyna, rowniez lek przeciwcukrzycowy,
okazala sie skuteczna w terapii niewydolnosci serca
i chordéb nerek. W Polsce finansowane przez ABM

badania sprawdzajg np. zastosowanie bortezomibu
u dzieci z ostrg biataczka czy walacyklowiru u kobiet
w ciazy, by chroni¢ noworodki przed zakazeniem wi-
rusem CMV.

Tego typu optymalizacja w skali spolecznej nie lezy
w bezposrednim obszarze zainteresowan firm farma-
ceutycznych, ale ma ogromne znaczenie dla systemu
ochrony zdrowia i dla pacjentéw — pozwala np. ob-
nizy¢ koszty terapii, poprawi¢ komfort leczenia czy
zwiekszy¢ dostep do skutecznych metod. Co wiecej,
generuje bezcenne dane, ktére pomagaja lepiej pla-
nowac¢ polityke zdrowotng i podnosi¢ jako$¢ opieki
medycznej w dluzszej perspektywie.

To wlasnie dzieki takim badaniom jest budowa-
ny system opieki zdrowotnej oparty na dowodach
(evidence-based medicine) — niezalezny, przejrzysty
i ukierunkowany na realne korzysci dla spoleczenstwa.
Polska zajmuje piate miejsce w Unii Europejskiej pod
wzgledem liczby prowadzonych badan klinicznych,
co pokazuje rosngcy potencjat krajowego srodowiska
badawczego. Wysoka pozycja w tym rankingu sprzy-
ja zwiekszeniu dostepu pacjentéw do innowacyjnych
terapii oraz wzmocnieniu roli Polski w miedzynaro-
dowej wspolpracy naukowe;.

ABM szczegblng uwage pos$wieca tym grupom
pacjentow, ktére bywaja pomijane przez komercyj-
nych sponsoréw, bo nie gwarantujg szybkiego zwrotu
z inwestycji. To m.in. dzieci z rzadkimi nowotworami
kosci, pacjenci ze stwardnieniem guzowatym, kobie-
ty w cigzy narazone na zakazenie wirusem CMV czy
osoby wymagajace innowacyjnych terapii, takich jak
CAR-T. To wlaénie przyklady badan, ktére trudno
bytoby zrealizowa¢ bez finansowania publicznego.
Od poczatku dziatalnosci agencja sfinansowata po-
nad 150 niekomercyjnych badan klinicznych, angazu-
jac ponad 1,5 mld zt i obejmujac opieka kilkadziesiat
tysiecy pacjentow w calej Polsce. Finansowane pro-
jekty to zaréwno duze badania prowadzone w wielu
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szpitalach jednoczesnie, jak i mniejsze projekty spraw-
dzajace nowe sposoby leczenia w rzadkich chorobach.

Choroby rzadkie - spoteczna
odpowiedzialnos¢ w praktyce

Jednym z najlepszych przyktadow spotecznej odpo-
wiedzialno$ci nauki sg badania w obszarze chorob
rzadkich. Prowadzenie badan w tej grupie chorych
wiaze sie ze szczegdlnymi wyzwaniami, gtdwnie
ze wzgledu na ograniczong liczbe pacjentdw i czesto
niejednorodny przebieg choroby. Mimo trudnosci
badania tego typu sg kluczowe dla opracowania sku-
tecznych terapii tam, gdzie brakuje standardowych
metod leczenia. Badania te czesto stanowig dla pacjen-
tow jedyna szanse na dostep do nowoczesnych tera-
pii, a ich realizacja ma istotne znaczenie dla poprawy
jakosci zycia os6b dotknietych chorobami rzadkimi.
Ze wzgledu na niska liczbe pacjentow i czesto wysokie
koszty rozwoju terapii jest to obszar czgsto pomijany
przez sektor prywatny.

Wihasnie tu kluczowe jest wsparcie z budzetu pan-
stwa. W Polsce dziatania z obszaru badan lekow
na choroby rzadkie realizuje Narodowe Centrum Ba-
dan i Rozwoju (mechanizm STEP i planowany program
Medistrateg) oraz ABM (program Transmed, abm.gov.
pl/pl/o-nas/dzialalnosc/plan-finansowy-i-plan-d/plan-
-dzialalnosci/2025/2929,2025.html).

Rosngce zaangazowanie panstwa oraz wspolpraca
nauki z biznesem umozliwiajg wdrazanie innowacji,
ktore poprawiaja dostep do skutecznych terapii i pod-
noszg jakos$¢ leczenia. Dzigki temu pacjenci szybciej
zyskuja dostep do nowoczesnych lekéw i technologii
medycznych, szpitale mogg wdraza¢ bardziej zaawan-
sowane metody diagnostyczne, a lekarze — prowadzi¢
badania, ktore w warunkach czysto komercyjnych
czesto nie mialyby szans na realizacje. To partner-
stwo pozwala tez przenosi¢ odkrycia z laboratoriow
do praktyki klinicznej, co bezposrednio przeklada sie
na lepsze rokowania chorych.

Placebo - etyka i bezpieczenstwo

Stosowanie placebo w badaniach klinicznych budzi
emocje, jednak obecnie jest ono wykorzystywane tylko
tam, gdzie nie istnieje skuteczna terapia. Zdecydowana
wiekszo$¢ badan poréwnuje nowa terapie ze standar-
dowa. W takim wypadku placebo i badany lek sg do-
datkami do standardu leczenia — w efekcie pacjenci
przydzieleni do grupy placebo uzyskuja co najmniej ta-
ka sama opieke medyczna jak pacjenci leczeni na te sa-
ma chorobe, ale nieuczestniczacy w badaniu. Zdarza
sie, ze w trakcie badania pojawia si¢ wyrazne dowody
przewagi skutecznosci produktu badanego. Wowczas
mozliwe jest wcze$niejsze zakonczenie badania lub
przeniesienie uczestnikow z grupy placebo do grupy
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otrzymujacej produkt badany. Dzieki temu minimali-
zuje sie ryzyko dla pacjentéw i maksymalizuje szanse
na szybki dostep do skutecznego leczenia (R. Zareba,
Stosowanie placebo w badaniach klinicznych - aspekty
prawne i etyczne, 2024).

Kto moze wzig¢ udziat w badaniu
i na jakich warunkach?

Uczestnictwo w badaniu klinicznym jest zawsze po-
przedzone doktadng kwalifikacjg. Kryteria wlacze-
nia i wylgczenia opisujg, kto moze by¢ uczestnikiem
badania, biorg pod uwage m.in. wiek, stan zdrowia,
przebieg choroby czy wczesniejsze leczenie. Przed
przystapieniem do badania kazdy uczestnik otrzymuje
szczegotowe informacje o potencjalnych korzysciach,
ryzykach oraz innych mozliwych alternatywach. Zgo-
da na udzial w badaniu musi zosta¢ wyrazona przez
pacjenta w pelni $wiadomie i dobrowolnie, a do tego
ma on prawo wycofa¢ sie na kazdym etapie bez ko-
niecznosci podawania przyczyny.

Pacjenci zainteresowani udzialem w badaniach kli-
nicznych mogg uzyskaé dostep do innowacyjnych roz-
wigzan medycznych, a przy tym odegra¢ aktywna role
w rozwoju medycyny. Jednym z kluczowych Zrédet
informacji jest oficjalny portal Pacjent w Badaniach
Klinicznych (pacjentwbadaniach.abm.gov.pl/pwb/),
prowadzony przez Agencje Badann Medycznych oraz
partneréw. Strona ta stanowi kompleksowe kompen-
dium wiedzy na temat badan klinicznych. Mozna tam
znalez¢ informacje, jak wyszuka¢ badanie kliniczne,
wskazowki dotyczace udziatu, odpowiedzi na najczest-
sze pytania oraz przeglad dostepnych wyszukiwarek
badan klinicznych.

Zeby uzyska¢ dostep do badan klinicznych, pacjent
lub opiekun powinien w pierwszej kolejnosci skon-
sultowac sie z lekarzem prowadzacym, ktory jest za-
zwyczaj najlepszym zrédlem informacji. Jezeli w ten
sposob nie zdobedzie odpowiedzi na pytania, warto
samodzielnie skorzysta¢ z dostepnych wyszukiwarek
badan klinicznych, ktore zawierajg podstawowe da-
ne o celu badania, populacji uczestnikow i lokalizacji
o$rodkow. Moze by¢ takze pomocne $ledzenie infor-
macji publikowanych przez organizacje pacjenckie,
stowarzyszenia oraz instytucje zajmujace sie ochrong
zdrowia. Warto rowniez zapoznac si¢ z informacjami
Krajowego Centrum Bioetyki (kcb.abm.gov.pl/), gdzie
przedstawiono m.in. etyczne i prawne aspekty udzialu
w badaniach klinicznych.

Realna zmiana

Badania kliniczne to most miedzy odkryciem nauko-
wym a realng pomocg dla pacjenta. W trosce o pacjen-
ta nauka realizuje swojg spoleczng odpowiedzialnosé
- w dziataniu, nie w deklaracjach. m



