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Rejestr - definicja

O zorganizowany system uzywajqcy metody
badania obserwacyjnego, stuzgcy do zbierania
jednolitych danych klinicznych i naukowych w

celu oceny zdefiniowanych dla populacji punktow
koncowych.

O patient registry is an organized system that uses
observational study methods to collect uniform data
(clinical and other) to evaluate specified outcomes for a
population defined by a particular disease, condition, or
exposure, and that serves a predetermined scientific,

clinical, or policy purpose(s). The registry database is the
file (or files) derived from the registry.

http://www.ahrg.gov/
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Rodzaje rejestrow

Kontrolne (sprawozdawcze)

nastawiony jest na weryfikacje spetniania kryteriow
witgczenia wy’reﬁszenla sposobu kwalifikacji pacjentow w badaniu,
kontrole danych epidemiologicznych oraz dawki i sposobu

podawania produktu leczniczego.

Kliniczne

zbierajg przede wszystkim istotne klinicznie punkty koncowe,
tzw. pierwszorzedowe punkty koncowe (zgony, jakosc zycia,
zachorowania lub wyleczenia, zdarzenia niepozadane) lub ich
surogaty.

Ekonomiczne

ukierunkowane sg na zbieranie danych o najwazniejszych
zdarzeniach generujgcych koszty.

Kliniczno-ekonomiczne

umozliwia petng i rzeczywistg ocene skutecznosci i
bezpieczenstwa zastosowane]j technologii leczniczej oraz
rejestracje zdarzen klinicznych generujacych koszty
(hospitalizacje, interwencje zwigzane z wystgpieniem zdarzen
mepozqdanych) 3
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Rejestr, badanie kliniczne, badanie obserwacyjne?

o Badanie Kliniczne:
I Faza (toksycznosc¢ - bezpieczenstwo)

Dane zebrane w
IT Faza (optymalna dawka) warunkach
III Faza (skutecznosc) W Klinicznych
IV Faza (dane marketingowe) (ograniczone

_ ] protokotem)
0 Badanie obserwacyjne:

Zbiera dane obserwacyjne dotyczace gtdwnie zdarzen
niepozadanych. Obserwacja pacjentow z chorobg A
leczonych metodg X.

O Rejestr pacjentow:
Projekt badawczy posiadajqcy opisane protokotem cele.
Zbieranie jednolitych danych klinicznych i naukowych w
celu oceny zdefiniowanych dla populacji punktéw
koncowych (systematycznosc¢, zewnetrzna kontrola,
kompatybilnosc¢, protokot otwarty). Obserwacja 4
wszystkich pacjentow z chorobag A.
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Kiedy najczesciej rozwaza si¢ rejestr ? (1)

o Gdy konieczna jest ocena roznicy skutecznosci
klinicznej (efficacy) i rzeczywistej (effectivness)
lub ocena farmakoekonomiczna produktu
leczniczego juz zarejestrowanego,

O gdy konieczna jest doktadna ocena
bezpieczenstwa terapii (Risk Management,
Pharmacovigilance),

O gdy konieczne jest pozyskanie dodatkowych
danych po rejestracji produktu leczniczego na
potrzeby ptatnika lub weryfikacji prawidtowosci
decyzji o wprowadzeniu technologii na rynek
(refundacje, programy lekowe), .
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Kiedy najczesciej rozwaza si¢ rejestr ? (2)

o gdy grupa badana jest niezwykle mata (choroby
sieroce lub choroby bardzo rzadkie) lub dla
rzadko wystepujacych punktéw koncowych,

o w przypadku obserwacji efektow terapii bardzo
odlegtych w czasie (gdy konieczny dtugi okres
obserwaciji),

o kiedy koszt interwencji (terapii) jest bardzo
wysoki,

o w przypadku interwencji chirurgicznej lub
zastosowania nielekowej technologii medycznej
(wyroby medyczne). 6
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Na jakie pytania mozemy uzyska¢ odpowiedz ?

O

O 0

Jaki jest naturalny przebieg choroby (w roznych regionach
geograficznych)?

Czy zastosowana terapia prowadzi do dtugotrwatych
efektow terapeutycznych?

Jak zastosowana terapia wptywa na progresje choroby?

Jaki jest profil bezpieczenstwa zastosowanej terapii
(rzeczywiste dane, bardzo rzadkie AE)?

Czy stosowany produkt leczniczy jest teratogenny?
Czy istniejq roznice w praktyce diagnozowania, oceny |
monitorowania chorych na dang chorobe pomiedzy
osrodkami (wypracowanie wytycznych i standardow)?

Czy stosowana terapia wptywa na jakosc zycia pacjentow i
jezeli tak to w jaki sposob?

Czy stosowana terapia wptywa na zmniejszenie /
zwiekszenie powikfan?
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Zalety rejestru (sponsor) 1

O O

Ocena duzej populacji w warunkach
rzeczywistych (duzy zasieg geograficzny).

Mozliwosc identyfikacji subpopulacji.

Kompatybilnos¢ (mozliwosc taczenia z danymi
zewnetrznymi).

Ocena rzeczywistej skutecznosci i
bezpieczenstwa.

Dosteﬂ do pierwotnych najbardziej wiarygodnych
danych po rejestracji technologii medycznej]
(pierwszorzedowe punkty koncowe EBM).

Systematycznos¢ w gromadzeniu duzej ilosci
danych oraz okreslenie korelacji pomiedzy
poszczegolnymi czynnikami.
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Zalety rejestru (sponsor) 2

Pozyskiwanje cennych danych do badan RCT (np. okreslenie
czestotliwosci wystepowania zdarzen w grupie pacjentow ze
wspotistniejgcymi jednostkami chorobowymi).

Poprawa standardu opieki i weryfikacja danych.

Gromadzenie danych kosztowych dla analizy cost-
effectiveness (hospitalizacje, powiktania oraz inne zdarzenia
generujgce koszty).

Oszczednosc czasu i srodkow (nizszy koszt niz badania
Skspe%mentalnego przy wiekszej ilosci gromadzonych
anyc

Brak restrykcyjnych kryteriow wtaczenia / wytaczenia i
ograniczonego czasu rekrutacji (otwarty protokot).

Funkcje kontrolne i sprawozdawcze (populacja, interwencja,
osrodki, badacze).

Latwosc obstugi technicznej.

Formuta pracy badawczej (publikacje, kontakt z
osrodkiem).
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Zalety rejestru (osrodek badawczy, badacze) 1

O

O
O

Formuta pracy badawczej (publikacje).

Monitorowanie powikfan i rzeczywistego
bezpieczenstwa zastosowanej technologii

mecC

Moz
mec

ycznej.
iwosC podgzania za rozwojem technologii
ycznej.

Zbieranie danych dotyczacych historii choroby i
jej naturalnego przebiegu.

Ocena jakosci opieki w osrodku.

Dostep do pierwotnych, najbardziej wiarygodnych
danych po rejestracji technologii medycznej

(przezywalnosc, jakosc zycia).
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Zalety rejestru (osrodek badawczy, badacze) 2

o0 Kompatybilnos¢ (mozliwosc taczenia z
danymi zewnetrznymi).

0 Uzyskanie wiedzy o innych sposobach
leczenia oraz czestosci stosowania terapii.

o Weryfikacja / optymalizacja decyzji o
zastosowaniu danej technologii
medycznej.

O katwosc obstugi technicznej.
O OszczednosSc czasu i srodkow.

o Dostep do okresowych raportow
dotyczacych zastosowania danej
technologii medycznej.
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The International Collaborative Gaucher Group — Gaucher Registry

Opis (cele)

Pozyskanie rzeczywistych danych na temat
progresji choroby, czynnikow
prognostycznych oraz podtypdéw choroby.

Zrozumienie naturalnego przebiegu choroby.

Ocena skutecznosci terapii i optymalizacja
decyzji terapeutycznych.

Opracowanie wytycznych dla srodowiska
medycznego.

Populacja

Chorzy na chorobe Gauchera

Sponsor

Genzyme Corp.

Rok rozpoczecia

1991

Rok zakonczenia

trwa

Liczba osrodkow

732 (dane do stycznia 2007)

Liczba uczestnikow

4620 (dane do stycznia 2007)
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Gaucher registry 2

open-label - 12 pacjentow przez okres 9-12
miesiecy

arm (Ceredase vs. Cerezyme), 30 pacjentow
przez okres 9 miesiecy

o Na Swiecie nie wiecej niz 10000 chorych (w
Polsce ok. 50).
o RCT - niewystarczajgce dane ®.

o Gaucher registry — opracowanie wytycznych d

diagnozowania, oceny i monitorowania chorych.

Obserwacja odlegtych efektow terapeutycznyc

1991 - Badanie kliniczne (Ceredase), single-arm,

1994 - Badanie kliniczne (Cerezyme), RCT, two

N.
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Zagadnienia etyczne

s whNh=QO

Belmond Report 1974 (National Commission for the Protection of
Human Subjects of Biomedical and Behavioural Research) -
odstawy etyczne do prowadzenia badan naukowych z udziatem
udzi: respect for person, protect form harm, maximize benefits,
justice.

USA - opiniowanie IRB (Institutional Review Board).
Cel badania naukowego

Zapewnienie ochrony poufnosci danych

Ryzyko i korzysci badania

Sposob uzyskiwania swiadomej zgody

RP (badania wymagajace zgody CEBK i KB regulowane przez Art.
37a Prawa Farmaceutycznego).

Art. 37a. 1. Badania kliniczne przeprowadza sie zgodnie z zasadami okreslonymi w art. 37b-37ag, a

badania kliniczne weterynaryjne w art. 37ah-37ak.

2. Badanie kliniczne produktu leczniczego jest eksperymentem medycznym z uzyciem produktu

leczniczego przeprowadzanym na ludziach w rozumieniu przepisow ustawy z dnia 5 grudnia 1996
r. o zawodach lekarza i lekarza dentysty gDz. U. z2005r. Nr 226, , Z pozn. zm.),
zwanej dalej "ustawg o zawodzie lekarza”. 14
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Wytyczne do prowadzenia rejestru

Agencja Oceny Technologii Medycznych (AOTM):

0 Zgodnie z wytycznymi ocene bezpieczenstwa powinno sie
uzupetni¢ o wyniki badan obserwacyjnych, natomiast dane
odnoszace sie do skutecznosci rzeczywistej nalezy
pozyskiwac za pomoca rejestréow pacjentéw (baz danych)
dotyczacych stosowanej technologii medycznej.

Europejska Agencja ds. Oceny Produktow Leczniczych
(EMEA):

0 szczegodlnie przy zbieraniu danych dotyczacych
bezpieczenstwa stosowanej terapii, przezywalnosci
(uzupetnienie Risk Management PIan Pharmacovigilance
System, Drug Event Monitoring) oraz dla chordb rzadkich
(orphan drugs).
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Dzi¢kuje za uwage
[ ]

Zdzislaw Galoch, MSc
Clinical Project Manager
Assign Clinical Research Poland sp. z 0. o.
Assign Group
ul. Zwyciestwa 10 pok 401 & 304
44-100 Gliwice, Poland

phone +48 32 33254 72
fax +48 32 231 13 44
mobile +48 515 069 075

zdzislaw.galoch@assigngroup.com
WWW.assigngroup.com




