O kierunkach rozwoju badan w dziedzinie
neurologii rozmawiamy z lvang Rubino,
globalnym dyrektorem medycznym

ds. choréb nerwowo-miesniowych

w firmie Biogen

JesteSmy wizjonerami,

ale takze optymistami

Na jakim etapie rozwoju znajduje sie
obecnie neurologia?

Ogromna ztozonos¢ ludzkiego mdzgu
sprawia, ze neurologia jest dziedzing nie-
zupetnie poznang. Jako naukowcy czujemy
niedosyt, dlatego wciaz trwajg intensywne
poszukiwania. W chorobach neurologicz-
nych czesto trudno zrozumie¢ mechanizmy
lezace u ich podtoza, jednak wiedza na ich
temat bardzo szybko ewoluuje. Jednym
z najwazniejszych komponentéw badan kli-
nicznych jest ciagta ewolucja ich kierunkéw
i poszukiwan, bowiem nauka podsuwa nam
coraz to nowsze informacje na temat pato-
genezy choréb. Gdy patrzymy na projekty
nowych badan, wida¢, ze uwzgledniajac
biomarkery choréb neurologicznych, moze-
my lepiej identyfikowac cele terapeutyczne.
Mysle, ze w ciggu 10 lat bedziemy $wiadkami
zmiany podejscia do leczenia choréb neuro-
logicznych. Nastapi to takze dzieki sztucznej
inteligencji, duzym bazom danych i innym
narzedziom, ktére mozemy wykorzystac, by
dowiedziec sie, jak dana choroba postepuje
i jaka jest jej patogeneza. Obecnie naukowcy
na catym swiecie pracuja nad nowymi, inno-
wacyjnymi czasteczkami zwigzanymi z cho-
robami neurologicznymi. Tych czasteczek
jest ponad 1300, co budzi ogromne nadzieje
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na istotny postep w neurologii i na nowe,
przetomowe odkrycia i rozwigzania. Jestem
przekonana, ze zadna inna dziedzina nie kry-
je tak wielu obietnic i tak ogromnych nadziei
na przetomowe odkrycia jak neuronauka.

Pacjenci i ich rodziny czekaja na nowe
rozwiazania terapeutyczne, szczegdlnie

w chorobach, ktérych dotad nie potrafimy
skutecznie leczy¢. Jak dtugo trwa opraco-
wanie leku od koncepcji do produkcji?

Od etapu prac w laboratorium do udo-
stepnienia leku pacjentom mija ok. 10 lat.
Gdy rozpoczynamy faze badan klinicznych,
wiekszos¢ danych pochodzi z prac labora-
toryjnych. Na tym etapie musimy juz miec
rozlegty wiedze na temat toksykologii danej
substancji oraz jej profilu bezpieczeristwa,
poniewaz bezpieczenstwo pacjenta jest dla
nas najwazniejsze.

Nastepnie lek przechodzi kilka faz badan
klinicznych, ktére pozwalaja stopniowo co-
raz lepiej pozna¢ profil bezpieczenstwa, ale
tez skutecznos$¢. Standardowo nazywamy
to faza I, Il i lll badan klinicznych. W kazdej
fazie rosnie liczba pacjentéw i krajow za-
angazowanych w dane badanie. Sposrod
czasteczek, nad ktérymi rozpoczynamy ba-
dania, do fazy lll dociera ok. 1 na 100, dlatego
wprowadzenie nowego leku jest zaréwno
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Mysle, ze w ciggu 10 lat bedziemy $wiadkami
zmiany podejscia do leczenia chordb
neurologicznych. Nastapi to takze dzieki sztuczne;
inteligencji, duzym bazom danych i innym
narzedziom, ktére mozemy wykorzystac,

by dowiedziec sie, jak dana choroba postepuje

i jaka jest jej patogeneza
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trudne, jak i dtugotrwate. Gdy prezentujemy
wyniki badarn zwigzanych z rdzeniowym
zanikiem miesni, nasza praca nie konczy sie
wraz z zakoriczeniem fazy Ill. Osiggniecie
tego etapu pozwala na uzyskanie aprobaty
instytucji dopuszczajacych leki do obrotu.
Potem pogtebiamy nasza wiedze w ramach
badan real world evidence, by zrozumie¢, jak
lek dziata w praktyce klinicznej. Wowczas jest
on podawany wiekszej liczbie pacjentéw,
rowniez z chorobami wspdtistniejgcymi lub
w pozniejszych stadiach choroby, ale takze
leczonym poza gtéwnymi osrodkami klinicz-
nymi. Ten aspekt rozwoju leku jest bardzo
wazny, poniewaz pozwala okresli¢, w jaki
sposdb dany preparat bedzie stosowany
w realnej praktyce klinicznej.

Czy naukowiec, ktory pracuje nad nowym
lekiem, powinien by¢ wizjonerem?

Wydaje mi sie, ze nauka to dziedzina,
w ktorej powinno sie kierowac twardymi da-
nymi, ale tez wizjg. Medycyna w dzisiejszych
czasach to nie tylko skuteczno$¢ i bezpie-
czenstwo leku, ale duzo wiecej — dostep-
nos¢ $wiadczen dla pacjentéw, mozliwosc
postawienia szybkiej diagnozy. Wszystko to
jest cze$cig naszego procesu strategicznego.
Uznajac wyzwania, jakie obecnie stojg przed
systemami opieki zdrowotnej, juz na etapie
badar podejmujemy rozmowy z organami
regulacyjnymi oraz placéwkami ochrony
zdrowia i pfatnikami, aby zapewni¢ potrze-
bujacym pacjentom w przysztosci dostep do
naszych lekéw.

Jaka jest najwieksza zagadka ludzkiego
moézgu?

Na ten temat mozna rozmawiac¢ latami.
Wydaje mi sie, ze zagadkowy jest sposdb,
w jaki przez wiele lat mozna zy¢ z rozwijajaca
sie chorobg neurodegeneracyjng, ktérej nie

dostrzegamy, bo objawy kliniczne pojawiajg
sie dopiero po wielu latach. Intrygujace jest,
co dzieje sie wczesniej i jakie mechanizmy
uruchamia nasz mozg, ze nie odczuwamy
od poczatku objawdéw, ktére staja sie do-
strzegalne zwykle w bardzo pdznym stadium
zaawansowania neurodegeneracji. Mysle,
ze gdybysmy mieli szanse bardzo wczesnie
wykry¢, ze z potaczeniami nerwowymi dzie-
je sie co$ nieprawidtowego, moglibysmy
interweniowac na wczesnym etapie choro-
by. Uwaza sie, ze we wszystkich chorobach
neurodegeneracyjnych wczesna interwencja
pozwala uzyskac najlepsze rezultaty. A jed-
nak ciaggle nie mamy biomarkeréw tych
wszystkich chordb, ktére by doktadnie wska-
zywaty, ze pojawia sie jakas$ nieprawidtowosc.
Zatem zgodnie z naszym wizjonerskim po-
dejsciem chcemy w ciaggu 10 lat opracowac
biomarkery, ktére beda wczesnie ostrzegac
przed procesami neurodegeneracyjnymi.
Naukowcy dokonujg istotnych postepdw,
na przyktad w badaniach nad tancuchem
lekkiego neurofilamentu — w skrocie sNfL,
od angielskiego serum neurofilament light.
Dowody potwierdzajag mozliwos¢ wykorzy-
stania do badania jego stezenia w surowicy
jako przydatnego klinicznie markera uszko-
dzenia neuronéw w przebiegu stwardnienia
rozsianego. Biogen nawigzat wspotprace
z Siemens Healthineers w celu opracowania
testéw pozwalajgcych na oznaczanie sNfL
we krwi. Mamy nadzieje, Ze to zblizy nas nie-
co do rozwigzania zagadki ludzkiego mozgu.

Co paniq inspiruje w pracy badawczej:
ciekawos¢ czy sukces?

Najbardziej inspirujgce jest obserwowanie
namacalnych efektoéw swojej pracy. Takie
mozliwosci dajg spotkania z pacjentami,
ktorym moglismy pomac, oraz swiadomosé,
ze na podstawie pomystu, badania czy eks-
perymentu udato sie zmieni¢ ludzkie zycie.
Nigdy nie jest to tylko zycie pacjenta, ale tez
jego rodziny, przyjaciot. Na schorzenia neuro-
logiczne choruje facznie miliard ludzi, ale tak
naprawde liczba oséb dotknietych chorobg
jest duzo wieksza. Na chorobe Alzheimera
cierpi cafa rodzina, chociaz choruje na nia
tylko jedna osoba. Tak samo jest w przypad-
ku rozpoznania rdzeniowego zaniku miesni
u dziecka.

Rozmawiata Matgorzata Solarczyk
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