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Rekrutacje do badan klinicznych w populadji
pediatrycznej

Dyskusje na temat mozliwosci prowadzenia badan klinicznych w populacji dzieci i mtodziezy mozemy
obserwowac¢ od dawna. Srodowisko pediatréw od lat alarmowato opinie publiczng doniesieniami o
ograniczonym dostepie do lekdw dla dzieci i mtodziezy. Bez rzetelnych badan klinicznych nie mozna
mowi¢ bowiem o bezpiecznej i celowanej terapii. Nalezy podkresli¢, ze obecnie blisko potowa
stosowanych w medycynie lekdw nie ma rejestracji dla grupy pediatrycznej.

Agencja Badan Medycznych od poczatku dziatania wspiera badania kliniczne dedykowane
najmtodszym pacjentom. Wiele z dofinansowanych projektéw to opcje terapeutyczne, ktére moga dac
szanse na lepszg opieke, a nawet szanse na petne wyzdrowienie. Inwestycja w poszukiwanie
alternatywnych metod leczenia jest niezwykle istotna zwtaszcza w przypadku populacji pediatrycznej,
ze wzgledu na fakt, ze stosowanie nowych lekdw bez petnej znajomosci ich wptywu na organizm
dziecka zwieksza zagrozenie wystapienia dziatai niepozadanych w trakcie terapii.

Dzieki finansowaniu Agencji Badah Medycznych udato sie uruchomi¢ kilkanascie projektow
dedykowanych dzieciom i miodym dorostym, ktére majg na celu zmieni¢ krajowy rynek badan w
populacji pediatrycznej. Dzien dziecka to dobra okazja do przedstawienia projektdw dedykowanym
najmtodszym pacjentom, w ramach ktérych rozpoczynajg sie rekrutacje.

Centrum Wsparcia Pediatrycznych Badan Klinicznych

Centrum Wsparcia Pediatrycznych Badan Klinicznych zostanie utworzone na terenie Instytutu
»Pomnik-Centrum Zdrowia Dziecka” w Warszawie. Celem projektu jest utworzenie i rozwdj Centrum,
ktdre ma doprowadzi¢ do zwiekszenia liczby badan klinicznych prowadzonych w populadii
pediatrycznej w Polsce wraz ze zwiekszeniem liczby ich uczestnikdw. Centrum bedzie nie tylko
realizatorem badan klinicznych, ale takze ich inicjatorem i kreatorem, odpowiadajagc potrzebom
najmtodszych pacjentéw i umozliwiajgc im zwiekszenie dostepnosci do nowoczesnych terapii.

Dziatalnos¢ Centrum Wsparcia Pediatrycznych Badan Klinicznych umozliwi uzyskanie w trakcie
przeprowadzonych badan klinicznych nowych danych oraz informacji, ktére bedzie mozna
wykorzysta¢ do rozwoju wiedzy medycznej w zakresie skutecznosci i bezpieczenstwa farmakoterapii u
dzieci. Rozwdj badan klinicznych i innowacyjnych terapii bedzie skutkowac tworzeniem nowych
standarddw leczenia oraz wsparciem tej dziatalnosci o dostarczanie nowych, skuteczniejszych lekow.

Rozpoczecie rekrutacji uczestnikdw badan klinicznych planowane jest juz od lipca 2021 .
Pierwsza prdba profilaktyki padaczki i nowotworow

W ramach projektéw sfinansowanych przez Agencje Badan Medycznych, zespét lekarzy z Instytutu



»Pomnik - Centrum Zdrowia Dziecka” bada nowy sposéb leczenia stwardnienia guzowatego,
polegajacego na profilaktycznym zastosowaniu leku hamujgcego rozwéj guzéw, niemal zaraz po
urodzeniu dziecka z tym schorzeniem. Stwardnienie guzowate to choroba,

w wyniku ktérej w wielu narzadach rozwijaja sie guzy, prowadzace do rozwoju padaczki. Wigze sie to z
ryzkiem powiktan i rozwoju niepetnosprawnosci intelektualnej oraz = zaburzen autystycznych.
Dodatkowym problemem jest zwigzana z choroba lekoopornosc.

W badaniu zastosowane bedzie nie tylko nowatorskie leczenie, ale takze wykonane zostang badania
zmierzajgce do lepszego poznania mechanizmdw rozwoju padaczki i nowotwordw. Bedzie to mozliwe
miedzy innymi dzieki zastosowaniu innowacyjnych rozwigzan bioinformatycznych, co ma szczegdlne
znaczenie wiasnie w badaniach nad chorobami rzadkimi. Badanie wykonywane bedzie we wspétpracy
z Warszawskim Uniwersytetem Medycznym, Uniwersytetem Medycznym w todzi, Uniwersytetem
Harvarda w US oraz analitykami i informatykami z firmy Transition Technologies Science Sp. z 0.0.

Wyniki postepowania zostang poréwnane z dotychczas stosowanym wczesnym leczeniem
przeciwpadaczkowym. Zatozeniem nowej terapii jest mozliwos¢ zapobiegania padaczce poprzez
zapobieganie rozwojowi guzéw. Jezeli okaze sie, ze postepowanie to jest skuteczne i bezpieczne,
bedzie mozna je wprowadzi¢ jako standardowe leczenie zapobiegajace przewlektym, ciezkim i
nieuleczalnym dotad objawom choroby. Do badania wtgczone beda dzieci od pierwszego miesigca
zycia do drugiego roku.

Trwa rekrutacja pacjentéw. Wigczanie nowych pacjentdw jest planowane na najblizsze 3 lata.
Genetyczny zanik migsni

Dystrofia miesniowa Duchenne’a (DMD) jest chorobg genetyczng, ktéra powoduje nieodwracalny
zanik miesni. Niemal wytgcznie dotyczy chtopcéw, a jej pierwsze objawy wystepujg okoto 3-8 roku
zycia. Nalezg do nich m.in. opdznienie rozwoju ruchowego i charakterystyczny chod. Okoto 10 roku
ZycCia stabngce miesnie nie moga juz utrzymac ciezaru ciata i dzieci muszg poruszac sie na wézkach. Z
czasem przychodzg problemy z oddychaniem i choroba miesnia sercowego, zwana kariomiopatia.

Poszukiwaniem skutecznego i bezpiecznego leczenia uzupetniajgcego tej grupy pacjentdw zajmujg sie
specjalisci z Katedry i Kliniki Kardiologii i Wad Wrodzonych Serca Gdanskiego Uniwersytetu
Medycznego. Naukowcy realizujg badanie, w ramach ktérego pacjentom zostanie podany lek -
metoprolol w celu zahamowania/spowolnienia procesu ostabiania miesnia serca. W badaniu moga
wzig¢ udziat pacjenci w wieku od 8 do 16 lat z potwierdzong dystrofig mieSniowg Duchenne’a.

Projekt realizowany jest na bazie infrastruktury Uniwersyteckiego Centrum Klinicznego w Gdansku,
gdzie w ramach Centrum Choréb Rzadkich od ponad 5 lat realizowany jest najwiekszy w Polsce
program opieki wielospecjalistycznej obejmujacy dzieci z dystrofig miesniowg Duchenne’a. To dzieki
niemu specjalisci szpitala zdobyli doswiadczenie niezbedne do rozpoczecia nowego wyzwania.

Specjalisci z Gdanskiego Uniwersytetu Medycznego rozpoczynajg nabdr pacjentéw do projektu. Z
oferty moga skorzystac chorzy z catej Polski.

Nowotwory wieku dzieciecego



Wsrdd chordb nowotworowych wieku dzieciecego rozpoznanie rozlanego naciekajacego glejaka mostu
w oparciu o wyniki badan genetycznych (DIPG) jest jednym z najgorzej rokujgcych guzéw o
niezaspokojonych potrzebach medycznych. Dotychczas stosowane leczenie nie przyczynia sie do
wyleczenia choroby, a jedynie przedtuza zycie pacjentéw. Srednia przezycia dzieci z tym rozpoznaniem
wynosi ok. 9 - 12 miesiecy.

Obecne badania kliniczne w DIPG skupiajg sie na ocenie bezpieczenstwa i skutecznosci nowych
produktdw leczniczych, gtéwnie lekdéw biologicznych, w ramach terapii spersonalizowanej,
dostosowanej do profilu molekularnego nowotworu u konkretnego pacjenta. W zaplanowanym
badaniu klinicznym zaktada sie, ze zastosowanie syrolimusu w monoterapii lub w potaczeniu z
trametynibem u wybranych pacjentéw bedzie bezpieczne i wptynie na poprawe catkowitego przezycia
w poréwnaniu do grupy historycznej dzieci z DIPG leczonych radioterapig. Przeprowadzone badania
molekularme beda miaty réwniez na celu poznanie petnego obrazu molekularnego choroby i pozwolg
na identyfikacje nowych celéw terapeutycznych.

W trakcie trwania badania regulamie beda wykonywane badania RM w celu oceny skutecznosci
leczenia, badania laboratoryjne i konsultacje medyczne w celu zdiagnozowania ewentualnych
powikfan terapii oraz badania oceniajgce jakos¢ zycia pacjentdw. Badanie jest obecnie w fazie
przygotowawcze).

Rekrutacja pierwszego pacjenta planowana jest na dzief 1 lipca 2021.
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