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Výskum a vývoj nového lieku 

• Klinické skúšanie – proces a fázy

• Investície vo výskume a vývoji liekov 

• Klinické skúšanie a inovácie • Klinické skúšanie a inovácie 

• Súčasné trendy a výzvy



Proces vývoja lieku a fázy klinického skúšania

Predklinický výskum Klinické skúšanie

Syntéza a lieková 
forma

Objavenie

Farmakol / Toxicol výskum krátkodobý

NDAIND
Poregistračné

sledovanie
Fáza 

skúšania
Cieľ               

skúšania 
Účastníci 
skúšania 

Počet 
účastníkov

Doba 
skúšania 

(roky)

I Prvé podanie 
človeku

Zdraví 
dobrovoľníci 

/ pacienti
50–100 1

II Odpoveď na 
dávku

Pacienti 100–300 2

Správna laboratórna prax (GLP) 

Správna výrobná prax (GMP)

Správna klinická prax (GCP)

Farmakol / Toxicol výskum krátkodobý

Farmakol / Toxikol výskum dlhodobý

Fáza III

Fáza IV

Fáza II

Fáza I

III Účinnosť
Cielená 
skupina 

pacientov
1000–5000 3

IV
Dlhodobá 

bezpečnosť              Pacienti rôzny rôzna



Investície do výskumu a vývoja liekov:

viac než 50% tvoria investície do klinických štúdií fázy I-III. 



Farmaceutické spoločnosti celosvetovo investujú významné prostriedky  

na výskum a vývoj, aby prinášali inovatívnu liečbu pre pacientov 
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Over $1,100 billion invested in R&D since 2006
Another $900 billion expected 

investment from 2015-2020

Worldwide Pharmaceutical R&D Investment, in billions1
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Source: Health Advances analysis; 1EvaluatePharma 2015 World Preview; 2Battelle 2014 Global R&D Funding Forecast.

“Najväčšou výzvou pre globálny  farmaceutický výskum je jeho vnímanie spoločnosťou ako 
legitímne, zodpovedné a pozitívne. Pravidlá vo výskume a vývoji (R&D) nie sú iba o investíciách a podpore 
výskumných týmov – je to aj o ubezpečení, že ich inovácie sú aj prakticky využiteľné , čo je odlišná výzva.” –

Domestic Corporation, UK (December 2013)2



Farmaceutické  odvetvie  patrí medzi top investorov 

na výskum a vývoj

Global Innovation 1000, PWC 2016



Klinické skúšanie – nevyhnutný krok na 
ceste k inováciám



Vyše 7000 liekov vo vývoji 
Nová vlna inovácií v medicíne zohráva kľúčovú úlohu 
pri hľadaní riešení pre pacientov a zdravotné systémy

8www.efpia.eu

Source: Health Advances analysis; Adis R&D Insight Database. March 2015, compiled by PhRMA



Personalizovaná medicína predlžuje život pacienta 

(increased patient survival)

Personalizovaná liečba zlepšuje vyhliadky hematoonkologických pacientov v Európe1

Lepšie porozumenie ochorenia 

Pred 50 rokmi Pred 40 rokmi DNESPred 60 rokmi

� “ochorenie krvi” � Leukémia � Chronická leukémia � ~40 typ ov Leuk émie identifikovaných

9www.efpia.eu

� “ochorenie krvi” � Leukémia
� Lymfóm

� Chronická leukémia
� Akútna leukémia
� Pre-leukémia
� Indolentný lymfóm
� Aggresívny lymfóm

* Medicines in phases I through III for the treatment of all types of leukemia and lymphoma. 
Source: Health Advances analysis; 1PhRMA 2015 Value of Personalized Medicine; 2PharmaProjects (accessed 

February 2016); 3Cancer Survival in Europe Eurocare 5 Database 2000-2007. 

� ~40 typ ov Leuk émie identifikovaných
� ~50 typov Lymfómov identifikovaných 

230 molekúl* 2

vo vývoji hematologických 
malignít v Európe

5 -ročné prežívanie pri
Hodgkin lymfóme
stúplo na 80% 3

5 -ročné prežívanie pri
Chronickej lymfocytárnej leukémii

stúplo na 70% 3



Vývoj nových liekov 
posúva paradigmu smerom k vyliečeniu a prevencii 

Kardiovaskulárne ochorenia (CVD) 
spôsobujú viac ako polovicu úmrtí 

v Európe.1

52 miliónov Európanov  trpí na cukrovku .3

80% pacientov s diabetom zomiera na 
kardiovaskulárne ochorenie.2

Liečebné postupy a skríning  kardiovaskulárnych ochorení a diabetu pomáhajú predísť vážnym 
komplikáciám 

10www.efpia.eu

* Pharmacological interventions reduced the risk of developing diabetes by 31% in individuals with impaired glucose tolerance. 
Source: Health Advances analysis; 1WHO 2006 Gaining Health: The European Strategy for the Prevention and Control of 

Noncommunicable Diseases; 2WHO 2005 Preventing Chronic Diseases: A Vital Investment; 3WHO 2010 Delivering for diabetes 
in Europe; WHO European Guidelines on Cardiovascular Disease Prevention in Clinical Practice, WHO Diabetes Data and 

Statistics Webpage.

Farmakologická intervencia môže 

predísť  vývoju cukrovky u osôb s 
porušenou glukózovou toleranciou *1

Kombináciou liekov (napr. 
aspirínu, beta blokátorov, diuretík 
a statínov) je možné zabrániť 
vážnym komplikáciám, a viesť k
75% redukcii infarktu myokardu u 
vysoko rizikových pacientov1 2

Diabetická retinopatia je závažná príčina 
straty zraku v Európe, dôsledným 
skríningom a liečbou je možné predísť 
slepote u vysokorizikových pacientov 1
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Sérová terapia na 
liečbu diftérie a 
tetanu

Teória bočných 
reťazcov 
predznamenala 
látky, ktoré sa dnes 
nazývajú monoklonálne 
protilátky

Objav chemickej 
štruktúry 
protilátok

Vývoj 
hybridómovej 
technológie

Vytvorenie prvej 
monoklonálnej

protilátky
Anti-TNFα

1890

MÍĽNIKY VO VÝVOJI MONOKLONÁLNYCH PROTILÁTOK

• Onkológia: pri metastatickom karcinóme hrubého čreva a konečníka, pri HER-pozitívnom
metastatickom karcinóme prsníka, pri metastatickom karcinóme pľúc, u lymfómov

• Reumatológia: pri strednej až ťažkej forme aktívnej reumatoidnej artritídy, pri aktívnej a 
progresívnej psoriatickej artritíde, pri rezistentnej ťažkej ankylozujúcej spondylitíde, pri aktívnej 
juvenilnej artritíde

• Hematológia: pri leukémii

• Dermatológia: pri psoriáze
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2. Nobel Media AG. The Nobel Prize in Physiology or Medicine 1901. 

Available at:  www.nobelprize.org. Accessed November 7, 2011. 
3. The Nobel Prize in Physiology or Medicine 1908—speed read. Available 

at: www.nobelprize.org. November 7, 2011. 

1972

4. Zhou H, et al. Annu Rev Pharmacol Toxicol. 2011;51:359-372.
5. Edelman GM, et al. Proc Natl Acad Sci U S A. 1961;47:1751-1758.  
6. The Nobel Prize in Physiology or Medicine 1972. Available at: 

www.nobelprize.org. Accessed February 1, 2012. 
7. Beck A, et al. Nat Rev Immunol. 2010;10:345-352.
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1989

• Neurológia: skleróza multiplex

• Gastroenterológia: pri Crohnovej chorobe, ulceróznej kolitíde

• Osteológia: pri osteoporóze

• Kardiológia : pri hypercholesterolémii

> 25 protilátok 
schválených v EÚ

~ 500 vo vývoji



Objaviteľom infliximabu bol Slovák

Prof. Prof. JanJan VilčekVilček

Kneight, DM, .. Vilcek, J et al: Construction and initial characterization of a mouse-human chimeric anti-TNF antibody. Mol Immunol, 1993
ZDROJ: http://www.nytimes.com/2013/07/23/science/defecting-to-great-scientific-success.html?pagewanted=all&_r=0
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Source: WHO, Countries – statistics (Total population, 2013,); EFPIA 

8,10

9,02

9,36

9,41

11,30

11,41

11,57

11,64

14,83

15,85

19,94

20,03

20,29

28,33

Italy

France

Romania

United-Kingdom

Poland

Portugal

Spain

Germany

Greece

Switzerland

Bulgaria

Norway

Netherlands

Hungary

Number of CT per capita (*10-6)

Source: WHO, Countries – statistics (Total population, 2013); EFPIA 



POSLEDNÉ OBDOBIE KLESAJÚCI TREND KS V REGIÓNE

POKLES POČTU KS V CEE KRAJINÁCH V ROKOCH 2006-2012



� Podpora inovácií a klinického výskumu

� Zabezpečuje vysoký štandard bezpečnosti (zamedzenie
duplikácií štúdií - neúspešných, nevhodných z hľadiska
bezpečnosti

� Zvýšenie transparentnosti od schválenia až po 
zverejnenie výsledkov (zrýchlenie)

NARIADENIE EÚ 536/2014 – PRÍLEŽITOSŤ AJ VÝZVA
EU CLINICAL TRIAL REGULATION 536/2014

� Konzistencia pravidiel klinických štúdií v celej EÚ (single
portal, single dossier)

� Platí od mája 2014 (nahrádza nariadenie 2001/20/ES )

� Príležitosť pre všetky zainteresované strany na 
optimalizáciu procesov schvaľovania aj dohľadu

� s cieľom naďalej vykonávať KS v SR 
a zvýšiť atraktivitu nášho regiónu



Aktuálne stále aj u nás platí...:

� KS tvoria významnú súčasť výskumu v oblasti inovatívnych liekov

� KS znamenajú významné investície (>50% investícií je vo fáze I-III)

KLINICKÉ SKÚŠANIE A VÝVOJ NOVÝCH LIEKOV 

� Kvalita vykonávania, dát, podmienky& centrá, profesionalita 

� V rámci EÚ popredné miesta v počte štúdií na počet obyvateľov

� Klesajúci trend v regióne 

� Potrebné zladiť podmienky schvaľovania a dohľadu s EÚ



JE PRÍLEŽITOSŤOU:

� Na spoločný postup pri implementácii nariadenia so všetkými  
regulačnými autoritami, odbornou verejnosťou aj zástupcami 
pacientov  

NARIADENIE 536/2014  Z POHĽADU ZADÁVATEĽOV

ĎAKUJEM  ZA  VAŠU  POZORNOSŤ� Na optimalizáciu podmienok KS – časových aj vecných 
(úspora času, zjednotenie a zjednodušenie procesov a 
väčšiu transparentnosť pre verejnosť a pacientov)

� ..a zvýšenie atraktivity nášho regiónu na vykonanie KS

ĎAKUJEM  ZA  VAŠU  POZORNOSŤ


