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U DOBU SMO SVITANJA
PREDIKTIVNE MEDICINE,

BIG DATA, NAPREDAKA U
GENOMICI | PERSONALIZIRANOJ

MEDICINI. TIJEKOM IDUCIH PET
GODINA ZNACAJNE INOVACIJE
PROMIJENIT CE ZIVOTE
PACIJENATA
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N Upravo svjedotimo izuzetnom napretku u
podrugju istrazivanja i razvoja novih lije-

kova te novih zdravstvenih tehnologija koji imaju
potencijal potpuno promijeniti zdravstvenu skrh,
paradigme lije¢enja te oCuvati zdravlje pojedina-
ca u buducnosti. Mnogi obecavajuéi lijekovi po-
stat ¢e dostupni; lijecenje CAR-T stanicama (na
europskom trZiStu odobrene su vec dvije terapije),
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kombinirano lije¢enje malignih bolesti, genska te-
rapija, stanic¢na terapija, novi lijekovi za Alzheime-
rovu bolest, lijekovi za nealkoholni steatohepatitis
[NASH]), inovativni lijekovi za prevenciju i lijecenje
migrene (prvi lijekovi iz ste skupine ve¢ su plasira-
ni na svjetsko trziste], a ohecavajuce rezultate po-
kazuju i novi pristupi lijecenju bakterijskih infekcija
te mikrobiomske terapije. Ovo je najvecim dijelom




rezultat brzog razvoja u podrucjima biologije, bio-
tehnologije i medicine.

U dobu smo svitanja prediktivne medicine, big
data, napredaka u genomici i personaliziranoj
medicini. Medutim, ovakav napredak ne bi bio mo-
guc hez znacajnih ulaganja u istrazivanje i razvoj
¢iji plodovi upravo pronalaze svoj put do pacijena-

jer bi uspjeh ovakvog lije¢enja oboljelom omogu-
¢io kontrolu glikemije bez potrebe za primjenom
egzogenog inzulina.

Genska terapija, pak, omogucuje zamjenu ili
popravak nedostajucih ili oStecenih gena Sto
otvara mogucnost lijecenja genetskih bolesti, kao
Sto je hemofilijai sl.

NOVI NACINI LIJECENJA REZULTIRAT CE BOLJIM
UPRAVLJANJEM BOLESTIMA, A TIME CE RASTERETITI
PACIJENTE, NJIHOVE OBITELJI TE CJELOKUPNI

ZDRAVSTVENI SUSTAV

ta. Moglo bi se reci da su neke od kljuénih terapi-
ja koje ¢e doprinijeti zadovoljavanju brojnih dosad
nezadovoljenih medicinskih potreba ,iza ugla®.
Jedna od ohecavajucih novih terapijskih opci-
ja bit ¢e stanitna terapija. Stanitna terapija po-
drazumijeva umetanje Zivih stanica u pacijen-
te u svrhu zamjene ili popravka oStecenog tkiva,
kako bi se obnovila ili oporavila funkcija ostece-
nih stanica. Potencijal stanitne terapije osobito
je interesantan u lijecenju Secerne bolesti tipa 1

Potraga za lijekom za Alzheimerovu bolest
dosad je bila obiljeZzena brojnim neuspjesima i
tek djelomi¢nim uspjesima no napokon se vide
pozitivni pomaci u razvoju lijekova kaoji mijenja-
ju tijek bolesti koja predstavlja znatajno breme
za pojedinca, njegove bliznje i drustvo u cjelini.
Novi lijekovi omogucit ¢e usporavanje napredo-
vanja bolesti, a ne samo ublazavanje nekih nje-
zinih simptoma, $to je u avom trenutku jedino
moguce.

SLIKA 1. LIJEKOVI U KLINICKOM RAZVOJU

S viSe od 7000 lijekava u klinickim fazama razvoja,

uzbudljiv novi val inovativnih lijekova igrat ce
kljuénu ulogu u odgovoru na izazove s kojima se
suocavaju pacijenti i zdravstveni sustavi

Antibakterijski tretmani -

neutraliziraju visoko patogene bakterijske povrsinske proteine ili izlu¢ene toksine
i aktiviraju imunoloski sustav da izravno uhija bakterije.

Lijecenje CAR-T stanicama -
stanice koje su genetski
modificirane kako bi T-stanica
prepoznala i unistila tumorske
stanice

Kombinirano lijecenje -
pavecanje kvalitete i trajanja
Zivota kamhiniranjem ciljanih
tretmana za rak kako bi se
pavecala njihova ucinkovitost
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Stanicna terapija -

ili tkiva

umetanje zivih stanica u pacijente u svrhu
zamijene ili popravka o$tec¢enog tkiva, kako hi
se ubrzala poboljsana funkcionalnost organa

Lijecenje Alzheimerove bolesti
- nastoje razbiti ili sprijeciti
nastajanje naslaga hjelancevina
i time pomazu odgoditi pojavu i
progresiju Alzheimerave bolesti

IZVOR: EFPIAPIPELINE REVIEW, svibanj 2018.
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SLIKA 2. TIJEKOM IDUCIH PET GODINA OCEKUJE SE DA CE MNOGI OBECAVAJUCI LIJEKOVI POSTATI DOSTUPNI PACIJENTIMA

Lijecenje CAR-T stanicama - T-stanice koje su genetski modificirane kako hi T-stanica prepoznala i unistila tumorske stanice

Kombinirano liecenje - povecanje kvalitete i trajanja zivota kamhiniranjem ciljanih tretmana za rak kako hi se povecala njihova u€inkovitost

Genska terapija - pomaze zamijeniti oStecene ili nedostajuce gene u stanicama kroz uvodenje DNA za lijecenje genetskih bolesti

Stanicna terapija - umetanje Zivih stanica u pacijente u svrhu zamjene ili popravka oSte¢enog tkiva, kako bi se ubrzala poboljSana
funkcionalnost organa ili tkiva

Antibakterijski tretmani - neutraliziraju visoko patogene bakterijske povSinske proteine ili izlucene toksine i aktiviraju imunoloski sustav da
izravno ubija bakterije

Lijecenje Alzheimerove holesti - nastoje razbiti ili sprijeciti nastajanje naslaga bjelancevina i time pomaZu odgoditi pojavu i progresiju
Alzheimerove bolesti

Nealkoholni steatohepatitis [NASH) - smanjuju upalu jetre i fibrozu, ali i ozhiljnosti oStecenja jetre, a u nekim slu€ajevima mogu i promijeniti
tijek bolesti

Mikrobiomske terapije - vracaju ravnotezu mikroorganizama u Zelucu da bi pobaljsali ravnotezu tjelesnih sustava ili smanijili rizik ponovnog
pojavljivanja teskih infekcija crijeva

Lijecenje migrene - znatno smanjuju broj dana kaji pacijenti provode u holovima od migrene te time poboljSavaju kvalitetu Zivota oboljelih
IZVOR: EFPIA PIPELINE REVIEW, svibanj 2018
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U lijecenju malignih bolesti svjedocimo izuzetno
brzom napretku zahvaljujuci primjeni kombinaci-
ja razlicitih terapija ¢ime se povecava ucinkovi-
tost terapije i/ili produljuje vrijeme do napredova-
nja bolesti. Primjer takvih kambinacija je primjena
ciljanih terapija koje napadaju tumor uz imunote-
rapiju koja potice pacijentov imunosni sustav na
borbu protiv tumara.

Prijetnja koju predstavljaju bakterije otporne
na dostupne antibiotike jedna je od najozhiljnijih
ugroza s kojima se suotava suvremeno drustvo.
U borbi praotiv razvoja bakterijske rezistencije zna-
¢ajnu ulogu mogli bi imati novi pristupi lijecenju
bakterijskih infekcija monoklonskim protutijelima
koja imaju specifican mehanizam djelovanja i sto-
ga su pavezana s manjim rizikom od razvoja ot-
pornosti bakterija na terapiju, a posljedicnoi tera-
pijskog neuspjeha.

Ove inavativne terapije imaju potencijal drama-
ticno promijeniti izglede za mnoge pacijente i nji-
hove obitelji u Europi te dodati znacajnu vrijednost
europskim zdravstvenim sustavima i drustvima.
Kombinirano lijeCenje moglo bi produljiti ocekiva-
no trajanje Zivota u onkoloskih pacijenata i pove-
¢ati kvalitetu Zivota kad se kemoterapije zamijene
maodernim terapijama. Stanicna terapija kod Secer-
ne bolesti pacijentima ¢e olaksati upravljanje bo-
leS¢u, smanijiti rizik od teskih komplikacija kao Sto
su gubitak vida i amputacije, a manje komplikacija
istovremeno c¢e predstavljati i znacajne ustede za
zdravstvene sustave zbog nizih stopa hospitaliza-
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cija i rehabilitacija osoba oholjelih od Secerne bo-
lesti. Bolje terapijske mogucnosti kod Alzheimero-
ve bolesti ¢e pacijentima omoguciti bolju kvalitetu
Zivota, ali istovremeno i smanijiti opterecenje njiho-
vih ohitelji, pruzatelja skrhi i cjelokupnog drustva.
Genske terapije mogle hi unaprijediti kvalitetu Zivo-
ta osoba s hemofilijom, uStedjeti novac sustavima

zahvaljujuci manjem broju hospitalizacija, smanje-
nom riziku od komplikacija i manjoj potrosnii lijeko-
va koji se trenutno primjenjuju za sprecavanje kr-
varenja. Monoklonska protutijela s antibakterijskim
djelovanjem mogla bi spasavati Zivote pacijena-
ta zarazenih bakterijama otpornim na antibiatike i
smanyjiti broj nozokomijalnih infekcija.
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SLIKA 3. PRICA O INOVACIJAMA - PUT PREMA ISHODIMA

Onkologiia Hematolodiia Kardiovaskularne Sredisnji Zivéani Zarazne
Dok su prole inovacije gy gy (KV])/Metabalitke sustav (SZS] bolesti
paboljsale zdravlje i dalje se
suotavamao sa znacajnim 3 3
nezadovoljenim medicinskim Hematoloski || Solidni . " Alzheimerova ) Bakterijske
potrebama . . Hemofilija || Dijabetes || NASH Migrena . ;
tumaori tumori bolest infekcije
U iducih 5 do 10 godina 4 4 l l l l l
vidimo $est glavnih inovacija Genske i i )
koje ce odgovoriti na ove Kombinacijsko terapije i Staniéne || PPAR / FXR A.Ttl.:j . CGRP Mikrobiomske || Antibakterijska
nezadovoljene potrebe i lijecenje lijetenje CAR-T || terapije || agonisti amuoIent | biitor terapije monoklonska
donijeti koristi pacijentima stanicama tretmani antitijela
i drustvu
Zdravstveni sustavi maoraju . . .
se pripremiti i reformirati Vrednoyanjt_al Prllagodb_a Novi modeli Integrirana Podaci iz
kako bi pruzili brz i uéinkovit nagradivanje regulatornih financiranja skrb stvarnog
pristup tim inovacijama inovacija putova svijeta T
) -
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IZVOR: EFPIA PIPELINE REVIEW, svibanj 2018.

Nadolazeéi val inovacija €ini pogled u bu-
ducnost optimistinijim za sve pacijente u
Europi. Medutim, nije sve tako blistavo. Posto-
je zapreke koje bi mogle usporiti implementa-
ciju inovacija u zdravstvene sustave. lzmedu
ostalog, to su stare ili zastarjele zdravstvene
infrastrukture, klinicke prakse, modeli procje-

ne vrijednosti novih lijekova, kao i modeli fi-
nanciranja.

KAKO OSIGURATI DA NAVEDENE
INOVACIJE ZAISTA DOBU DO
PACIJENATA KOJI IH TREBAJU?

Neke nove terapije promijenit ¢e nacin pruza-
nja zdravstvene skrhi, stoga zahtijevaju i promje-
nu same organizacije zdravstvene zastite. Nove
terapije za Alzheimerovu holest zahtijevat ce dija-
gnozu i pocetak lijecenja u mnogo ranijem stadi-
ju bolesti nego $to je to slu¢aj danas - kako ¢emo
identificirati pravog pacijenta u pravo vrijeme?

Stanitne i genske terapije mogle bi zamijeniti
kontinuirano ili ak doZivotno lije¢enje samo jed-
nom intervencijom uz primjenu visoke zdravstve-
ne tehnologije (koja je istovremeno i visoke cijene]
- kako ¢emo promijeniti sustav pruZanja zdrav-
stvene skrhi i iznaci modele financiranja koji ¢e to
moci osigurati?

Terapije za male populacije pacijenata, kao Sto
su lijekovi za rijetke bolesti i genske terapije, Cesto
na trziSte dolaze s manje podataka o ucinkovitosti
zbog nemoguc¢nosti provedbe klinickih ispitivanja
s velikim brojem ispitanika - kako ¢emo izgraditi
sustav kaji ¢e prikupljati i pratiti zdravstvene isho-
de pacijenata u stvarnom zivotu koje bismo mogli
upotrijebiti u procjeni vrijednosti terapije i unapre-
denju klinicke prakse?

Kada se protutumarski lijekovi primjenjuju u
komhinaciji - kako ¢emo praocijeniti vrijednost

svake kompanente u formiranju cijene lijeka i kako
Ce zdravstveni sustavi placati kombinaciju dvije ili
viSe terapija visoke cijene?

Antitijela s antibakterijskim djelovanjem i drugi
inovativni antibiotici s u¢inkom na otporne bakte-
rije trebali bi se upotrijebiti samo u slu¢aju da ne
postoje druge ucinkovite opcije - kako ¢emo iz-
graditi model koji nagraduje inovaciju u terapija-
ma koje se rijetko koriste?

Odgovari na sva ova pitanja postoje, ali ih se
treba pronaci planiranjem i zajednickom surad-
njom. Kreatori zdravstvenih politika, regulatori,
klini€ari, pacijenti i industrija moraju suradivati u
razmatranju medicinskih inovacija koje ¢e postati
stvarnost u iducih nekoliko godina, pokusati pro-
cijeniti potencijalne dobrohiti koje donose te nji-
hov utjecaj na sustav u cjelini. Zdravstveni sustavi
se stalno mijenjaju, no promjene ponekad zahti-
jevaju vrijeme te je, stoga, nuZno zapoceti dijalog
prije nego $to nove terapije postanu dostupne za
Siroku primjenu u klinikama i bolnicama diljem EU.
Industrija je spremna pomoci kreatorima u plani-
ranju buducih zdravstvenih politika, pocevsi s da-
vanjem informacija o lijekavima kaji su trenutno u
klinickom razvoju. S druge strane, kreatori zdrav-
stvenih politika hi trebali jasno kamunicirati svoje
prioritete i utvrditi gdje bi trebalo usmjeriti resurse
da bi se odgovorilo na nezadovoljene medicinske
potrebe. Vrijeme je za napustanje bunkera i poce-
tak zajednicke suradnje s ciljem zdravije budug¢-
nosti za europske pacijente. |
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