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1. WSTEP

Postep medycyny oraz dostep do skutecznych i innowacyjnych metod leczenia
wptywaja pozytywnie na jakos¢é zycia wszystkich pacjentow. Szczegélng grupa
wymagajaca indywidualizacji farmakoterapii jest populacja pediatryczna. Obejmuje ona
osoby, ktére nie ukonczyty 18 roku zycia. Wystepujace u nich réznice m.in. w masie,
funkcjonowaniu narzgdéw oraz szlakach metabolicznych i enzymatycznych, powoduja
znaczne réznice w profilach farmakodynamicznych i farmakokinetycznych lekéw, a tym
samym wptywajg na odmienny, niz w populacji dorostych, dobdr substancji leczniczej
oraz jej dawki i formy. Okreslenie odpowiedniego schematu leczenia nowymi produktami
leczniczymi mozliwe jest dzieki analizie wynikéw uzyskanych podczas realizacji badan

klinicznych.

W celu sprawdzenia skutecznos$ci i bezpieczenstwa nowych metod leczenia

dostosowanych do pacjentéw ponizej 18 r.z., przeprowadza sie specjalnie zaprojekto-

=

wane pediatryczne badania kliniczne.
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2. METODOLOGIA

W niniejszym zestawieniu przedstawiono wyniki z analizy danych dotyczgcych
aktywnych pediatrycznych badan klinicznych, czyli takich ktére sg w trakcie lub jeszcze
nie rozpoczety rekrutacji pacjentéw, prowadzonych na catym sSwiecie. Co wiecej,
poréwnano rowniez ich liczbe oraz cechy charakterystyczne badan realizowanych w wy-

branych krajach europejskich i Stanach Zjednoczonych.

Celem analizy byto przyblizenie polskim pacjentom informacji na temat
dostepnosci pediatrycznych badan klinicznych prowadzonych zaréwno w Polsce jak i na
Swiecie, a takze poréwnanie krajowego rynku badan klinicznych do innych krajow

europejskich i Swiatowego lidera w tej dziedzinie, jakim sg Stany Zjednoczone.

Dane wykorzystane w niniejszym opracowaniu zostaty pobrane ze strony
www.clinicaltrials.gov w dniu 9 kwietnia 2025 roku. Informacje o badaniach klinicznych,
dostepne na powyzszej stronie internetowej, zostaty wyszukane wedtug okreslonych
kryteriow tj. etap, faza i rodzaj badania klinicznego oraz wiek i pte¢ uczestnikéw.
Szczegétowe informacje o kryteriach wyszukiwania i wykorzystanych danych zostaty

przedstawione na rysunku 1, zamieszczonym na 4. stronie niniejszego zestawienia.

¢ Jdl



http://www.clinicaltrials.gov/
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KRYTERIA WYSZUKIWANIA

BADANIA KLINICZNE PROWADZONE NA SWIECIE, W STANACH ZJEDNOCZONYCH
ORAZ W WYBRANYCH KRAJACH EUROPEJSKICH W OBU POPULACJACH

"Q‘. v’ w trakcie rekrutacji
[~
ETAP v’ przed rekrutacja
v’ wczesna faza v faza 3
o-e
m-é v faza 1 v faza 4
FAZA v faza 2 v’ nie dotyczy

E NOx v’ interwencyjne
>

RODZAJ v obserwacyjne wraz ze wszystkimi podkategoriami

"

PLEC

i\ v’ kobiety

v’ mezczyzni

v’ dzieci <18 lat

[ J [ ]
‘mm v dorosli 18 - 64 lata

WIEK v’ seniorzy = 65 lat

BADANIA KLINICZNE PROWADZONE NA SWIECIE, W STANACH ZJEDNOCZONYCH
ORAZ W WYBRANYCH KRAJACH EUROPEJSKICH W POPULACIJI PEDIATRYCZNE)J

SO NSV SR | I Y

ETAP FAZA RODZA) PLEC WIEK

v’ dzieci <18 lat

Uwzgledniono badania kliniczne prowadzone z udziatem: -
- wytacznie oséb ponizej 18 r.z.,
- zaréwno 0sob ponizej 18 r.z. jak i dorostych.

Rysunek 1. Kryteria wyszukiwania danych do analizy ,,Pediatrycznych badan klinicznych
w liczbach” ze strony internetowej www.clinicaltrials.gov w dniu 09 .04.2025 roku.



Pacjent w badaniach PEDIATRYCZNE BADANIA KLINICZNE W LICZBACH, 2025 r.

klinicznych

3. BADANIA KLINICZNE NA SWIECIE
—~ ZESTAWIENIE OGOLNE

Obecnie na Swiecie zarejestrowano ponad 65 tysiecy aktywnych badan klinicznych.
Sposrdd nich, prawie % jest w trakcie rekrutacji pacjentéw (wyk. 1).

27%
Badania kliniczne:

przed rekrutacja 65 074

B w trakcie rekrutacji AKTYWNYCH
badan klinicznych

73%

Wykres 1. Liczba badan klinicznych na swiecie, bedacych
przed lub w trakcie rekrutacji pacjentow.

Wszystkie badania kliniczne prowadzone na sSwiecie, ktére spetnity kryteria metodo-
logiczne niniejszego zestawienia, majg charakter interwencyjny (rys. 2). Oznacza to, ze sg
przeprowadzane w celu okreslenia skutecznosci nowych metod leczenia. Wiekszosci z nich
jest w fazie 1 lub 2, co oznacza, ze testowana jest ich skutecznosc¢ i bezpieczenstwo. Na
podstawie niniejszej analizy stwierdzono, ze uczestnikami badan klinicznych, w podobnym
stopniu, moga by¢ zaréwno kobiety jak i mezczyzni. Jedynie 16% ze wszystkich aktywnych
badan klinicznych uwzglednia udziat pacjentéw z populacji pediatrycznej.

PACJENCI BADANIA KLINICZNE

WIEK E
100% b5y
<18 lat 18-64 lata 265 lat interwencyjne
16% 92% 78%
PLEC
97% 91% 0 10000 20000
kobiety mezczyzni

mfaza0 mfaza1 Mfaza2 mfaza3 Mfaza4

Rysunek 2. Procentowa liczba badan klinicznych prowadzonych na swiecie ze wzgledu na
ich rodzaj, faze oraz mozliwosc rekrutacji pacjentow ze wzgledu na wiek i ptec.
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4. PEDIATRYCZNE BADANIA KLINICZNE
NA SWIECIE - ZESTAWIENIE OGOLNE

Na swiecie blisko 10,5 tysigca badan klinicznych ma status ,,aktywnych”. Sposrod nich
73% nie rozpoczeto jeszcze rekrutacji, zas do pozostatych 27% prowadzony jest aktywny
nabér uczestnikéw (wyk. 2). Zgodnie ze $wiatowym trendem, w populacji pediatrycznej
obserwuje sie podobny dostep do aktywnych badan klinicznych ze wzgledu

na ptec pacjentéw (rys. 3). Wiekszos¢ aktywnych pediatrycznych badan
klinicznych, oprécz tych, dla ktérych nie okreslono fazy, jest w fazie 2 lub 3.

27%

Badania kliniczne:

przed rekrutacja
| w trakcie rekrutacji

73% 10 498

AKTYWNYCH
Wykres 2. Liczba pediatrycznych badan klinicznych pe diatryczny ch
na swiecie, bedacych przed lub w trakcie rekrutacji < klini h
pacjentéw. badan klinicznyc
100% E—
o I
. PEDIATRYCZNI
00% UCZESTNICY
40%
20%
(o)
o 98% 95%

SWIAT
nie dotyczy mfaza1 mfaza2 @ faza3 mfaza 4

dziewczeta chtopcy

brak wczesnej fazy
Rysunek 3. Dostepnosc¢ aktyw-

Wykres 3. Procentowy udziat pediatrycznych nych pediatrycznych badan klinicz-
badan klinicznych na Swiecie w trakcie lub przed nych na swiecie ze wzgledu na ptec
rekrutacja pacjentéw ze wzgledu na faze. uczestnikow.
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5. PEDIATRYCZNE BADANIA KLINICZNE
NA ARENIE MIEDZYNARODOWE]J

Pionierami w prowadzeniu badan klinicz-
nych sg Stany Zjednoczone (wyk. 4). Ponad
tysigc z nich uwzglednia udziat pacjentow
pediatrycznych. W Polsce oraz we Francji
liczba aktywnych pediatrycznych badan
klinicznych utrzymuje sie na podobnym
poziomie, wynoszacym odpowiednio 240
oraz 260.
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Badania kliniczne dostepne:
B dla populacji pediatrycznej
wytacznie dla populacji dorostych

Wykres 4. Liczba aktywnych badan
klinicznych dostepnych dla populacji pedia-
trycznej w stosunku do wszystkich akty-
wnych badan klinicznych realizowanych na
terenie danego kraju.

Tabela 1. Procentowy udziat aktywnych
pediatrycznych badan klinicznych w wy-
branych parstwach.

UDZIAL
PEDIATRYCZNYCH

BADAN KLINICZNYCH

Belgia 7%
Czechy 6%
Francja 6%
Hiszpania 6%
Niemcy 6%
Polska 22%
Brytania o
USA 6%

Jednakze, to w Polsce, obserwuje sie
najwyzszy udziat pediatrycznych badan
klinicznych bedacych przed lub w trakcie
rekrutacji pacjentéw w odniesieniu do
wszystkich aktywnych badan klinicznych

realizowanych na terenie kraju (tab. 1).

*
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5.1. STATUS REKRUTACIJI

Istothg informacjg z punktu widzenia pacjenta

jest status rekrutacji do badania klinicznego. REKRUTACJA PACJENTOW

W wigkszosci panstw uwzglednionych w niniej- «Stanowi kluczowy etap w procesie
szym zestawieniu (z wyjatkiem Stanoéw Zjedno- badania klinicznego.

czonych i Francji), pediatryczne badania klinicz-

. . * Skuteczna rekrutacja (udziat okres-
ne bedgce na etapie aktywnego witgczania o ] L
lonej liczby os6b) umozliwia uzyska-

nie rzetelnych wynikéw -
yeh wy EEW
z badania klinicznego. +

pacjentéw stanowig ponad 90% wszystkich ba-
dan umozliwiajgcych udziat oséb ponizej 18 r.z.
Natomiast najwiekszy ich odsetek, w ktorych nie

rozpoczeto jeszcze rekrutacji, odnotowano we

Francji (wyk. 5).
3500
3000
2500
2000
1500
1000

500

aktywna rekrutacja  ® przed rekrutacja

Wykres 5. Procentowy udziat pediatrycznych badan klinicznych bedacych przed lub w trak-
cie rekrutacji pacjentow.
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5.2. UCZESTNICY ZE WZGLEDU NA PLEC

Zaréwno w krajach europejskich jak i w Stanach Zjednoczonych dominuja badania
kliniczne, do ktérych moga by¢ wtaczeni pacjenci pediatryczni obu ptci. Odsetek badan
prowadzonych wytgcznie z udziatem dziewczat lub chtopcéw utrzymuje sie na podobnym
poziomie i oscyluje w przedziale 1%-5% (wyk. 6). Wyjatek stanowi Polska, w ktérej nie
stwierdzono aktywnych badan klinicznych prowadzonych z udziatem wytacznie dziewczat.

BELGIA CZECHY FRANCJA
296 4% 30, 2% 3% 2%
HISZPANIA NIEMCY POLSKA
295 3% 19 2% 2%

98%

WIELKA BRYTANIA STANY ZJEDNOCZONE Uczestnicy
badania klinicznego:
20 4% 50 2% M dziewczeta i chtopcy
B dziewczeta
chtopcy
EE)

Wykres 6. Procentowy udziat pediatrycznych badan klinicznych ze wzgledu na ptec
uczestnikow badania.
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5.3. FAZY BADAN KLINICZNYCH

Zgodnie ze Swiatowym trendem, zaréwno w krajach europejskich wtgczonych do

niniejszej analizy jak i w Stanach Zjednoczonych, obserwuje sie dominujacy udziat

aktywnych pediatrycznych badan klinicznych (dla ktérych zostata okreslona faza). Sposréd

nich najwiecej jest w fazie 2 i 3 (wyk. 7).
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Wykres 7. Procentowy udziat pediatrycznych badan klinicznych bedacych przed lub w trak-
cie rekrutacji pacjentow ze wzgledu na faze.
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6. SLOWNICZEK

BADANIA INTERWENCYJNE - badania polegajgce na podaniu badanego produktu
leczniczego, zmianie schematu leczenia lub metody diagnostycznej, ktéra nie sa
powszechnie stosowane, w celu okreslenia ich skutecznosci i bezpieczenstwa.

BADANIA OBSERWACYJNE - badania polegajgce na obserwacji i analizie danych

medycznych pochodzacych m.in. ze standardowych schematéw leczenia, metod
diagnostycznych, a takze czynnikéw na jakie narazony jest ich uczestnik.

FAZA 0 - inaczej wczesna faza, badania wstepne przeprowadzane w celu uzyskania
informacji nt. farmakologii i dystrybucji badanego produktu leczniczego, ktéry podawany
jest zdrowym uczestnikom badania w bardzo niskich dawkach. W fazie 0 badan klinicznych
prowadzonych w obszarze choréb onkologicznych, badany produkt leczniczy podawany jest
wytgcznie chorym uczestnikom.

FAZA | - badania prowadzone w celu okreslenia bezpieczenstwa i farmakokinetyki

badanego produktu leczniczego oraz okreslenie dawki stosowanej w fazie Il i lll.

FAZA |l - badania prowadzone po zakonczeniu fazy |, w celu potwierdzenia skutecznosci
i okreslenia dawkowania badanego produktu leczniczego, a takze wykazanie stosunku
potencjalnego ryzyka do korzysci wynikajgcych z zastosowanego leczenia, koniecznych do
realizacji fazy lll.

FAZA Il - kontynuacja badania fazy Il, pozytywne wyniki tej fazy umozliwiaja rejestracje

i wprowadzenie na rynek badanego produktu leczniczego.

FAZA IV - badania porejestracyjne prowadzone w celu potwierdzenia skutecznos$ci i bez-

pieczenstwa badanego produktu leczniczego w dtuzszej perspektywie czasu, okreslenie

H@@

dziatan niepozadanych oraz interakcji z innymi lekami.

WCZESNA FAZA - patrz FAZA 0.
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7. PODSUMOWANIE

1. Obecnie wszystkie aktywne badania kliniczne majag charakter interwencyjny.

2. Swiatowy trend w prowadzeniu aktywnych badar klinicznych przektada sie na liczbe

orazich dostepnosc¢ dla pacjentéw pediatrycznych.

3. Polska wyréznia sie jednym z najwiekszych odsetkéw aktywnych badan klinicznych
wzgledem wszystkich badan klinicznych z udziatem os6b ponizej 18 r.z.,

realizowanych na jej terenie.

4. W niniejszym zestawieniu, Polska jest jedynym krajem, w ktérym nie stwierdzono

aktywnych badan klinicznych prowadzonych z udziatem wytacznie dziewczat.

5. Zgodnie z trendem sSwiatowym, Polska oraz inne kraje europejskie realizujg

w wiekszosci pediatryczne badania klinicznych bedace w fazie 21i 3.

12
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8. SPIS WYKRESOW, TABEL
| RYSUNKOW

WYKRESY

Wykres 1. Liczba badan klinicznych na swiecie, bedacych przed lub w trakcie rekrutacji
pacjentow.

Wykres 2. Liczba pediatrycznych badan klinicznych na sSwiecie, bedacych przed lub
w trakcie rekrutacji pacjentow.

Wykres 3. Procentowy udziat pediatrycznych badan klinicznych na swiecie w trakcie lub
przed rekrutacja pacjentéw ze wzgledu na faze.

Wykres 4. Liczba aktywnych badan klinicznych dostepnych dla populacji pediatrycznej
w stosunku do wszystkich aktywnych badarn klinicznych realizowanych na terenie danego
kraju.

Wykres 5. Procentowy udziat pediatrycznych badan klinicznych bedacych przed lub
w trakcie rekrutacji pacjentow.

Wykres 6. Procentowy udziat pediatrycznych badan klinicznych ze wzgledu na ptecé
uczestnikow badania.

Wykres 7. Procentowy udziat pediatrycznych badan klinicznych bedacych przed lub
w trakcie rekrutacji pacjentow ze wzgledu na faze.

TABELE

Tabela 1. Procentowy udziat aktywnych pediatrycznych badarn klinicznych w wy-branych
panstwach.

RYSUNKI

Rysunek 1. Kryteria wyszukiwania danych do analizy ,,Pediatrycznych badan klinicznych
w liczbach” ze strony internetowej www.clinicaltrials.gov w dniu 09 .04.2025 roku.

Rysunek 2. Procentowa liczba badan klinicznych prowadzonych na Swiecie ze wzgledu na
ich rodzaj, faze oraz mozliwos¢ rekrutacji pacjentow ze wzgledu na wiek i ptec.

Rysunek 3. Dostepnosc¢ aktywnych pediatrycznych badarn klinicznych na Swiecie ze
wzgledu na ptec uczestnikdw.
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