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Badania kliniczne z udziatem dzieci

Na przestrzeni kilkudziesieciu lat obserwujemy dyskusje na temat warunkéw oraz mozliwosci
prowadzenia badan klinicznych w populacji dzieci i mfodziezy. Srodowisko pediatréw od lat alarmowato
opinie publiczng doniesieniami o ograniczonym dostepie do lekéw dla dzieci i mtodziezy (stosowane
leki nie byty zarejestrowane do uzytku w populacji pediatrycznej).

Amerykanska Akademia Pediatryczna (AAP) juz w latach ‘70 (1977) opublikowata odpowiednie
zalecenia przeprowadzania badan naukowych (Guidelines for the Ethical Conduct of Studies to
Evaluate Drugs in Pediatric Population). W 1995 r. AAP zaktualizowata zalecenia wskazujac, ze
nieetyczne jest ograniczanie dzieciom dostepu do istniejgcych, jak i nowych Srodkéw
farmakologicznych. Jednoczesnie wskazano, ze umozliwienie przeprowadzenia odpowiednich badan
lezy w gestii przemystu farmaceutycznego i agencji rzgdowych.

Badania kliniczne odgrywaja kluczowa role w okreslaniu bezpieczehstwa i skutecznosci nowych terapii.
Mozliwos¢ poszukiwania alternatywnych metod leczenia jest niezwykle istotna zwtaszcza w przypadku
populacji pediatrycznej ze wzgledu na fakt, ze stosowanie nowych lekéw bez petnej znajomosci ich
wptywu na organizm dziecka zwieksza zagrozenie wystgpienia dziatan niepozadanych w trakcie
terapii. Szybki wzrost i dojrzewanie dziecka, moga znaczaco zmieni¢ farmakokinetyke,
farmakodynamike oraz profil bezpieczehstwa leku, w poréwnaniu z organizmem dorostego cziowieka.
Istnieje ryzyko, ze nieprzebadany odpowiednio lek zaszkodzi dziecku, co jest istotnym etycznie
argumentem, przemawiajgcym za koniecznoscig prowadzenia badan klinicznych w  populacji
pediatrycznej.

Bez rzetelnych badan klinicznych nie mozna méwic¢ o bezpiecznej i celowanej terapii. W chwili obecnej
blisko 50% stosowanych w medycynie lekéw nie ma rejestracji dla grupy pediatrycznej i stosuje sie je
wbrew zaleceniom zamieszczonym w ulotce (tzw. zastosowanie ,off-label”) - brak wiedzy na temat
odpowiedniego dawkowania, efektéw ubocznych, sposobu wchtaniania, wydalania, czasu péttrwania w
poszczegdélnych grupach wiekowych dzieci. Z drugiej strony nie stosowanie tych lekéw
spowodowatoby uniemozliwienie leczenia wielu chordéb i schorzeh oraz byto by nieetyczne.

Badania kliniczne w populacji pediatrycznej umozliwiaja:

= Dostep do nowych terapii
= Zmniejszenie ilosci stosowanych lekéw ,,off-label” (poza zaleceniami opisanymi w ulotce)
= Zwiekszenie bezpieczenstwa terapii

= Zmniejszenie ilos¢ powikiah zwigzanych z leczeniem dzieci



= Podniesienie komfortu i jakosci zycia dzieci i ich rodzin

= Unikniecie stygmatyzacji i marginalizowania dzieci jako ,,matych dorostych”

Dzieci jako uczestnicy badan klinicznych

Wg. Konwencji o Prawach Dziecka przyjetej przez Zgromadzenie Ogoélne Narodéw Zjednoczonych
w dniu 20 listopada 1989 r. za dziecko uwaza sie kazdg istote ludzkg w wieku ponizej osiemnastu lat,
chyba, Ze zgodnie z prawem odnoszacym sie do dziecka uzyska ono wczesniej petnoletnios¢. Rozwdj
medycyny idzie w parze z aktualizacjg prawng statusu ,dziecka” na arenie miedzynarodowej. Nauki
medyczne wskazujg, ze dziecko nie jest to maty dorosty i nalezy tg definicje uzupetnic¢. Dla potrzeb
badan klinicznych, ale réwniez dopuszczania do obrotu produktéw leczniczych populacje pediatryczng
dzieli sie na nastepujace podgrupy (ICH 11):

Tab.1 Okresy rozwoju dziecka wg. ICH 11

Definicja wieku dzieciecego Wiek dziecka

Wczesdniak ponizej 37 tydzien cigzy
Noworodek 0-27 dni

Niemowle i mate dziecko 28 dzieh - 23 miesigc zycia
Dzieci 2-11 lat

Nastolatek 12-18 lat

Zrédto: Opracowanie IPCZD na podstawie ICH Topic E 11 Clinical Investigation of Medicinal Products in the Paediatric Population

Aspekty prawne i etyczne w badaniach klinicznych z udziatem
populacji pediatryczne.

Poza aspektem medycznym okreslajgcym definicje populacji pediatrycznej niezwykle wazne sg
aspekty etyczne oraz ochrona prawna zapewniona dzieciom w trakcie catego badania klinicznego.

W ramach prowadzenia badan klinicznych z udziatem dzieci Polske obowigzujg dyrektywy Parlamentu
Europejskiego dotyczace badan klinicznych, dobrej praktyki klinicznej, dobrej praktyki wytwarzania
produktéw farmaceutycznych stosowanych u ludzi i dzieci (dziecko to nie maty dorosty), posiadania
odpowiednich zezwoleh na import produktéw leczniczych, co reguluje Rozporzadzenie Parlamentu
Europejskiego i Rady (UE) 2019/5 z dnia 11 grudnia 2018 r. ustanawiajgce wspdlnotowe procedury
wydawania pozwolen dla produktéw leczniczych stosowanych u ludzi.

Kolejnym waznym aktem prawnym w Unii Europejskiej jest tzw. rozporzadzenia pediatrycznego {j.
Rozporzadzenie (WE) nr 1902/2006 Parlamentu Europejskiego i Rady w sprawie produktow
leczniczych stosowanych w pediatrii. Obowigzujgce od 2007 r. Rozporzadzenie Pediatryczne okresla
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zasady planowania i prowadzenia badan klinicznych w populacji pediatrycznej w UE. Szczegétowe
informacje dostepne sg na stronie Europejskiej Agencji Lekéw (EMA) (www.ema.europa.eu).

W Unii Europejskiej etyczne wytyczne zwigzane z przeprowadzaniem badan klinicznych w populacji
pediatrycznej s3 unormowane w dokumencie z 18 wrzesnia 2017 r. (opracowane przez grupe
ekspertow pracujgcych nad rozporzadzeniem nr536/2014) .

W Polsce aktami prawnymi, ktére dodatkowo regulujg zasady przeprowadzania badan klinicznych
w pediatrii sg m.in.:

= Ustawy: 0 zawodzie lekarza, dziataniu komisji bioetycznych, prawie farmaceutycznym, Urzedzie
Rejestracji Produktow Leczniczych, Wyrobdw Medycznych i Produktdw Biobdjczych

= Rozporzadzenia: Ministra Zdrowia w sprawie sposobu prowadzenia badan klinicznych
z udziatem osdb matoletnich, Rozporzadzenie Ministra Zdrowia w sprawie Dobrej Praktyki
Klinicznej

Poza aspektami prawnymi waznym elementem kazdego badania klinicznego jest ocena
etyczna samego badania. W Polsce jednymi z najwazniejszych dokumentdw w tej kwestii sg:

= Kodeks Etyki Lekarskie]

= Rozporzadzenie Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) nr 536/2014 mdwigce o przekazaniu
wiedzy o badaniu w sposéb zrozumiaty przez matoletniego

Udzielanie swiadomej zgody w badaniach pediatrycznych

Prawo polskie okresla potrzebe uzyskania zgody jednego z opiekundw prawnych do udziatu dziecka w
badaniu klinicznym, zwyczajowo jednak przyjmowana jest zgoda obojga opiekundw. W przypadku, gdy
osoba niepetnoletnia majagc <16 lat jest w stanie Swiadomie w formie pisemnej lub ustnej (przy
dwdch swiadkach) wyrazi¢ zgode, nalezy takg zgode lub odmowe zaakceptowal. Badacze sg
zobligowani do przekazywania rzetelnej informacji dotyczacej badania w sposdb nie wptywajacy na
decyzje. Wsrdd ekspertéw sg prowadzone dyskusje nad zmianami prawa lub wprowadzaniem
dodatkowych wytycznych zwigzanych z wiekiem, a uzyskiwaniem Swiadomej zgody dziecka. Coraz
wiecej glosow jest za tym, aby coraz mtodsze dzieci miaty prawo wypowiadac sie na temat swojego
udziatu w badaniach klinicznych oraz by badacze respektowali ich zdanie.
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