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Hogyan szuletik meg

ételezziik fel, hogy adott egy betegség, amelyre a

kutatok szeretnének gydogymodot talalni. Hogyan
juthatunk el ettél a problématél a megoldasig, azaz a
gyoégyszerig?
Ez a folyamat az utébbi hisz-harminc évben alapvetden
megvaltozott. Régebben ugyanis féként véletlen felfede-
zések Utjan jottek rd a kutatdk egy-egy hatdanyag valo-
di mtikodésére, arra, hogy az esetleg a gydgyitasban is
alkalmazhatd. A legismertebb ilyen eset a penicilliné.
Ma viszont mar egészen mas a helyzet, jéval tudatosabb
folyamat eredménye a gyogyszer megalkotasa. A korab-
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klinikai kutatdsi igazgaté
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Egy uj, hatékony
gyogyszer kifejlesztése
hosszu évekbe telik, és
dollarmilliokat emészt
fel. De hogyan is néz ki

a gyogyszerfejlesztés
valojaban, a laboratoriumtol
a patikaig? Ebbe enged
most betekintést dr.
Barotfi Szabolcs, az MSD
gyogyszeripari vallalat
hazai klinikai kutatasi
igazgatdja.
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binal sokkal jobban értjiik az emberi szervezet mikodé-
sét, a receptorokat, jelatviteli utakat, amelyeken keresz-
tll a hatdanyagok kifejthetik a hatasukat, és célzottan
erre fejlesztiink egy gyogyszert. Az informatika is ren-
geteget segit. Ha megvan a ,target”, azaz a receptor
vagy jelatviteli ut, amelyet megcélozhatunk, az informa-
tikai mddszerek segitségével talalunk ra arra a nagyja-
bdl ezer molekulara, amelyik széba johet, mint a megfe-
leléen mikddd hatdanyag.

Ez még mindig rengeteg lehet6ség - hogyan lehet
kisziirni, melyik a legjobb koziiliik?

FOTO: MSD MAGYARORSZAG

A gydgyszerkutatasnak alapvetéen harom 1épése van.
Az elsé az ugynevezett felfedezd kutatds, amelynek
soran az informatikai segédlettel kivalasztott ezer mole-
kulat leszukitjlik nagyjabdl szazra, amelyik a megfe-
lel6 hatast valtja ki. Ebben ma mar sokat segit a mes-
terséges intelligencia haszndlata. Ezutan johet az
ugynevezett preklinikai kutatas, amikor sejt- és szovet-
tenyészeteken, mesterséges szerveken, majd allatkisér-
letekben figyeljiik meg a hatdanyag tulajdonsagait, eset-
leges mellékhatasait. Az egyszeritdl az egyre bonyolul-
tabb modellekig haladunk. Ezekben a vizsgalatokban
Ujabb hatéanyagok esnek ki, vagyis egyre sztikiil a kor.
Ha viszont ezek a kisérletek sikeresnek bizonyulnak,
johet a harmadik 1épés, a klinikai kutatas.

Ez az a lépcséfok, amelyben mar embereket is bevon-
nak a vizsgalatba?

Igen, de ennek is van egy 1épcsézetes felépitése: el6szor
kevés, majd nagyobb szamu 6nkéntesen prébaljak ki a
molekuldkat, és jegyzik fel a hatdsukat, illetve az esetle-
ges gyakoribb vagy ritkdbb mellékhatasaikat.

Az elsé fazisban még nem is a betegségre

gyakorolt hatast vizsgaljuk, hanem azt,

hogy a gydgyszerjelolt hogyan visel-

kedik a szervezetben, igy kevés sza-

mu, egészséges dnkéntesen tesz-

teljiik a gyogyszert, nagyon szi-

goru koriilmények kozott és

szabdlyok szerint. A masodik

fazisban az adott betegségben

szenvedd szdz-szdzotven ember

vesz részt, majd a harmadik fazis

az, amelyben sok szaz, sok ezer —

akar tizezer beteg is gyogyulhat a

kisérleti gyogyszerrel. A ritkdbb mel-

lékhatdsokat is figyeljiik, és a kiilon-

legesebb betegcsoportok, példaul idések,

vagy valamilyen tarsbetegségben szenvedok is

helyet kapnak a kutatdsban. Ha abban a betegpopulaci-
Oban is hatékony a gyogyszer, amelyen végiil alkalmaz-
ni fogjuk, akkor a vizsgalatok soran keletkezett sz sze-
rint tobb tonndnyi dokumentdciét benyujtjuk torzskony-
vezésre, és ha ez is megtorténik, akkor kertilhet piacra
az adott szer. A teljes folyamat sokszor akar tiz-tizenot
évet is igénybe vehet, és nagyon sok pénzt emészt fel. Ma
nagyjabol masfél millidrd dollarba keriil egy 4j gyégyszer
kifejlesztése — érdemes megjegyezni, hogy ez az &sszeg a
hetvenes években még ennek az egyharmada, koriilbe-
1tl 6tszdzmillié dollar volt. Azt is tudni kell, hogy ezer
gyogyszerkezdeménybdl j6, ha egy a piacra keriil. Még a
klinikai prébak harmadik fazisdban is nagyjabol 30 sza-
zalék a sikertelenség esélye.

A Covid-jarvany idején épp ez volt az egyik kritika, ami
a vakcinafejlesztést érte: sokan azért nem biztak az
oltéanyagokban, mert rekordidé alatt késziiltek el. Bar

szakértoje

a jarvanyt sikeriilt a segitségiikkel megfékezni, az olta-
si program mégis felszitotta az oltas- és tudomanyelle-
nesség Uj hullamat.
A vakcinakutatas egy sajatos teriilete a gybgyszerfejlesz-
tésnek. Két része van: az elsé a platform megtalalasa,
vagyis annak kidolgozasa, hogyan juttassuk be a szer-
vezetbe a vakcinat ugy, hogy az a kivint médon haszno-
suljon. A masodik a kérokozé azon részének azonosita-
sa, amit bejuttatunk, és ami majd kivaltja a megfeleld
immunvalaszt. Sok vakcinanal a korabbi kutatasok ered-
ményeként a platform mar készen allt, a feladat az volt,
hogy a koronavirus immunvalaszért felel6s részét megta-
laljuk. Ezzel jelentdsen csokkent a kutatasi id6. Az ipari
és az akadémiai szerepl6k eddig soha nem latott mértékd
Osszefogasa, egylittmtikddése is gyorsitotta a fejlesztést.
Az is tagadhatatlan, hogy ahova nagyobb pénz
és figyelem aramlik, ott gyors attoréseket
lehet elérni. A Covid tipikusan ilyen
teriilet volt, a vakcindknak azon-
ban ugyanazoknak a feltételeknek
kellett megfelelniiik és ugyan-
olyan szigoru tesztelésen kellett
atmenniiik, mint barmilyen mas
gyogyszernek.
Arrol is egyre tébbet olvasni,
hogy a gyogyszerek tesztelésé-
ben kevesebb a néi 6nkéntes,
igy a néi szervezet sajatos miiko-
dését kevésbé veszi figyelembe a
tudomany és a gyégyszeripar.
Korabban valéban kisebb volt a nék
részvétele a kutatasokban. Ez azért
aggasztd, mert a ndi szervezet sok tekintetben
mas, mint a férfiaké, és egyes gydgyszerek hatéanyaga-
ra is eltéréen reagalhat. A néknek mas a testOsszetétele,
a hormonrendszere, mint a férfiaké — épp ezért fontos,
hogy megfelel6 szamban vegyenek részt a vizsgalatok-
ban. Elészor az amerikai Elelmiszer- és Gyogyszerhat6-
sig (FDA) tette kotelezévé, hogy mas, nem kellé hang-
sullyal képviselt kisebbségekkel egyiitt a ndket is foko-
zottan vonjak be a klinikai vizsgalatokba, igy a gyartok
és a kutatdintézetek, valamint a klinikai kutatasokat
végz4 intézmények ma mar tudatosan torekszenek erre.
Hogyan torténik az 6nkéntesek toborzasa? Sokszor
hallani, hogy azok a betegek, akik egy sulyos diagno-
zissal szembesiilnek, egyfajta reménysugarként tekin-
tenek a kisérleti gyogyszerekre.
A Kklinikai kutatdsok az egészségiigyi intézményekben
zajlanak, az orvosok dontenek arrél, a betegeiket ismer-
ve, kik lehetnek alkalmasak a részvételre. Az dnkéntest
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szamos szigoru szabaly védi, a legfon-

tosabb a tdjékozott beleegyezés. Ez a gya-

korlatban annyit jelent, hogy az orvos részle-

tesen bemutatja, mi torténik a vizsgalatban, milyen
elényei, és — ez kiilondsen fontos, mert igy nem keltiink
hit reményeket — milyen kockazatai, mellékhatdsai
lehetnek. A betegtajékoztatodt a beteg elviheti, megvitat-
hatja a csaladjaval, a haziorvosaval, felteheti a kérdéseit.
Csak akkor szabad aldirnia, ha valéban minden tajékoz-
tatast megkapott. Barmikor, indoklas nélkiil kiléphet

a vizsgalatbdl. Elmondhatjuk, hogy a repiilés mellett a
gyogyszerkutatds az a teriilet, amelyre a legszigorubb
szabalyozas vonatkozik, és amelyben a legjobban tigyel-
nek a résztvevdk biztonsagara. Ez még inkabb igy van,
ha valamilyen sériilékeny csoportrdl van szé, példaul
gyerekekrdl, vagy olyanokroél, akik életveszélyes allapot-
ban vannak.

Az utébbi évek robbanasszeri technikai fejlodésének
kdszénhetdéen szamithatunk arra, hogy szamos stlyos
betegségnek megtalaljak a gyégymaodjat? Milyen terii-
leteken varhaté attorés?

Sokszor felréppen a hir, hogy valamilyen betegség-

nek megtaldltak a gydgymadjat — én ennél drnyaltabban
fogalmaznék. Nagy eldrelépések vannak és varhatok az
onkolégia, az immunterapidk, a ritka betegségek, illet-
ve egyes immunoldgiai kérképek, autoimmun betegsé-
gek teriiletén. A muszaki és a gydgyszeripari innovacié
egymasra taldlasaval egészen innovativ gydgyszer-eszkoz

kombindcidk fejlesztése zajlik, amely tobbek kozt a kardi-

olégiaban hozhat jelentds eredményeket. Olyan teriiletek
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is vannak, amelyeken nagy fejlesztések zajlanak, de még
nincs attorés, ilyenek példaul a neurodegenerativ beteg-
ségek, példaul az Alzheimer- vagy a Parkinson-koér.
Mindig is kutatoként képzelte el a palyajat?
Tulajdonképpen igen, huszonét éve foglalkozom kli-
nikai kutatdsokkal. Mar egyetemista koromban is ez
a teriilet érdekelt, volt bennem egy alapveté kivancsi-
sag. Azt ekkor még nem tudtam, hogy az alapkutatas-
ban, azaz a laborban, vagy a klinikai kutatasokban kép-
zelem el a jovOmet, egy spanyolorszagi 6sztondij azon-
ban mindent eldontott. Itt annyira belelattam a
klinikai kutatdsokba, hogy a végzés utan
azonnal ezen a tertiileten helyezkedtem
el. Néhany éve viszont mar nemcsak
klinikai kutatasi igazgatoként tevé-
kenykedem, hanem health coach-
ként is.
Ez mit jelent pontosan?
Korabban business coach voltam,
azaz vezetdk fejlesztésével, elaka-
désaival foglalkoztam. Hamar
kideriilt azonban, hogy sok veze-
téi elakadds mogott az életmaod
egyensulyanak felboruldsa htizédik
meg. Itt a valtozas felé vezetd Ut elsd
lépése az, hogy fejben lebontjuk azokat
az akadalyokat, amelyek az egészséges életvi-
tel Gtjdban allnak. Sokan ugyanis tudjak, min kellene
valtoztatniuk, a szokdsaik atalakitdsa azonban nehezen
megy. Ennek nyoman alapitottuk meg kollégdimmal az
elsé business health coach képzést: az itt végzdk a sajat
életlikben is alkalmazhatjak a tanultakat, de masokon
is segithetnek. Az egészséges vezetdk pedig egészséges
munkahelyi 1égkdrt teremthetnek.
On is képes a sajat életmodjaba bevinni ezt a fajta
tudatossagot?
Lényegében igen — két tizenéves lanyom van, az & neve-
lésiikben is igyeksziink ezt a fajta egészséges, holiszti-
kus megkozelitést alkalmazni. Fontos, hogy megtanul-
jak a hatarhtizds, a nemet mondas képességét, felismer-
jék az alvas, a pihenés, valamint a testi mellett a mentalis
egészség fontossagat. Ez utdbbit egyébként kamaszkor-
ban szamos veszély fenyegeti, a tarsas kapcsolatok hia-
nyatdl a kozosségi média torzitdsdig. A csalddban odafi-
gyeliink arra, hogy rendszeresen mindségi idét toltsiink
egylitt, példdul egyiitt kirdnduljunk, sportoljunk, vagy
épp tarsasjatékozzunk, beszélgessiink. Ezek els6 hallas-
ra nem bonyolult dolgok, mégis kell egyfajta odafigyelés
ahhoz, hogy id6t szanjunk rajuk. Hosszu tdvon azonban
hiszem, hogy fontos hatdsuk van.

Ha 6n is ajanlana szakembert rovatunkba, megteheti
az egeszseg@centralmediacsoport.hu e-mail-cimen.



