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Tendéncies

Els avencos de la medicina

Unica oportunitat

Nens amb malalties rares busquen assajos per optar a algun tractament

ANA MACPHERSON
Barcelona

inda Wagner té la

sindrome d’hiper-

immunoglobuline-

mia D. Va trigar

uns quants anys a

saber-ho, anys de
viatjar cada tres mesos a Wa-
shington DC des de I’Argentina,
passar-hi una setmana de proves
i tornar gairebé sempre amb les
mans buides. Des dels 6 anys.
“Fins que un dia, dos anys des-
prés d’iniciar els meus viatges,
quan estaven a punt de donar-se
per vencuts, una becaria va des-
cobrir la meva mutacié i van po-
sar nom al que em passava. I aixi
vaig poder entrar en un assaig cli-
nic amb un medicament ja exis-
tent per a lartritis reumatoide i
que podria tenir efecte sobre la

LA LINDA

“L’assaig funciona,
continuaré fins
que s’aprovi

el medicament”

EN BRIAN | LA SEVA MARE
“Vam passar

un any esperant
Pautoritzacio i crec
que hem fet tard”

meva malaltia”, explica a Barce-
lona, la seva ciutat de residéncia
actual.

La seva sindrome li provoca
una reacci6  desmesurada,
gairebé sempre amb pujades de
febre tremendes, davant un sim-
ple cop a la cama, una ferideta,
una decepci6, una gran alegria...

Es una de les pacients que ac-
tualment participen en l'assaig
clinic d’'un medicament que I'aju-
da a mitigar aquestes reaccions a
I'hospital Sant Joan de Déu.
Aquest centre ha posat en marxa
la primera unitat d’assajos cli-

nics pediatrics. Assaig, clinic i pe-
diatric, son termes que tenen al
carrer connotacions més aviat
negatives. Provoquen, si més no,
inquietud. “Perd per nosaltres
s6n sinonim d’oportunitat, de ve-
gades I'inica”, explica Angela Za-
pata, mare d’en Brian, un jove de
12 anys amb sindrome de
Duchenne, una distrofia muscu-
lar que va avancant i no té tracta-
ment. “Quan li van diagnosticar

als 4 anys em van dir: ‘Senyora,
el seu fill té una distrofia muscu-
lar i I'Gnic que s’hi pot fer és pro-
curar que sigui molt feli¢”. No es
van aturar aqui, “evidentment,
perd només podien donar-1i cor-
ticoides per alentir-lo. Es tracta-
va de guanyar temps per a la cién-
cia, per si arribava un aveng. I
em vaig passar un any esperant
que es firmés lautoritzacié per
assajar un producte que podria

frenar la seva distrofia”. El medi-
cament que estan administrant a
en Brian no cura, pero actua so-
bre la progressié de la malaltia.
“Iles negociacions per fer el con-
tracte amb la farmacéutica per a
l'assaig clinic van durar mesos, i
en un nen amb un Duchenne,
quatre mesos s6on un drama”,
aclareix la coordinadora de la
unitat de recerca clinica de Sant
Joan de Déu, Joana Claverol. Els

assajos en nens se solen dur a ter-
me en diversos paisos i en molt
pocs pacients, per minimitzar
Pexposicid, i cada pla ha de ser
aprovat i revisat per un comite
pediatric europeu, el PDCO. I a
cada hospital, el comite étic estu-
dia el risc-benefici de l'assaig i
les practiques a qué se sotmet
l'infant.

La creacié de la seva unitat
pretén, entre altres coses, facili-

KIM MANRESA

Linda Wagner. Sindrome d’hiperimmunoglobulinémia D. Ja té 19 anys, i en fa deu que col-labora amb assajos clinics que li han permes mitigar les pujades
i baixades de febre que li causa la més petita alteracio fisica o emocional. Participa en un nou assaig des del 2011 amb 700 pacients més de tot el mén

L’estudi per a un tumor infantil depén de I'assaig rendible en adults

Compartir engrunes

A. MACPHERSON Barcelona

EI 80% dels cancers pediatrics es
curen. Perd aquest 20% restant
en qué es troben els que no tenen
possibilitats de curacio, els que te-
nen metastasis i recaigudes i
aquells en qui fracassa el tracta-
ment, busca desesperadament
una altra possibilitat. “L’adult

que es troba en aquest apartat
pot escollir entre una infinitat
d’assajos; miri per exemple els
que s’ofereixen a I'Institut de Re-
cerca de la Vall d'Hebron, sense
anar més lluny. Aixo no existeix
en nens”, explica el doctor
Jaume Mora, cap d’oncologia de
Sant Joan de Déu. “Pediatria és
el moén al revés. Son els familiars

i els metges els qui busquen un
estudi en el qual poder entrar”.
No fa gaire es va provar un me-
dicament esperancador en can-
cer de pulmé que, obligat per les
normes europees actuals, calia as-
sajar en altres tumors que hipote-
ticament poguessin beneficiar-
se’n, com els pediatrics. Totes les
farmacéutiques sabien que era

una diana important per al can-
cer. Es va posar en marxa la inver-
si6 i va comencar a donar resul-
tats en un sarcoma rar, el
d’Ewing, que afecta nens i adults
joves en ossos i teixits tous. “Esta-
ven encantats amb els assajos cli-
nics internacionals, una resposta
del 30%. No és que fos merave-
116s, pero hi havia alguna possibi-
litat. En fer els estudis en fase I1I
van fracassar en adults. Els resul-
tats al pulmo no eren els esperats
i totes les farmacéutiques van tan-
car els assajos. Ens havien posat
lamel als llavis i ja no el tenim. Ja
no existeix aquest possible tracta-

OCASIONS PERDUDES

Les troballes en cancer
infantil de vegades es
desaprofiten perqué
no interessen en adults

ON CAL BUSCAR

Dues grans bases

de dades informen
metges i families

de tot el que sorgeix
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42 estudis

La unitat de recerca de Sant Joan de
Déu participa en un total de 42 assajos
clinics pediatrics. Del total, 14 s6n
investigacions propies de I'hospital

Els més freqiients

Una quarta part dels assajos correspon a malalties
infeccioses, artritis i hipercolesterolemia. El 17%
es de medicaments per a diferents tumors
pediatrics

400 participants

Els estudis en marxa reuneixen

un total de 400 nens. En la majoria
d’assajos n’hi ha prou que hi
participin quatre o cinc pacients

ELS ASSAJOS
CLINICS A )
SANT JOAN DE DEU

tar aquestes negociacions als
metges que proposen de partici-
par en un assaig a algun dels seus
pacients.

En Brian va comencar el trac-
tament de I’assaig —que podia ser
placebo, perqué els seus metges
no poden saber si li donen la
substancia a prova o el placebo
per comparar efectes— el mar¢
del 2011. “Crec que hem fet tard.
Només demanava que no me’n
deixessin fora. Per fi una porta
que se m’obria i no acabava d’ar-
ribar. Et diuen que no et facis
il-lusions, pero aixo és impossi-
ble. Fa dos mesos que va deixar
de caminar”.

L’adolescent rep una punxada
cada setmana. Una d’aquestes
sessions, a I'hospital, per passar
també proves funcionals. La res-
ta, a 'escola. Una infermera de la

=Sant Joan de Déu ha creat
una unitat de recerca clini-
ca per agrupar els assajos
que es duguin a terme per
equips de l'hospital infantil.
Sota la coordinacié de Joa-
na Claverol, aquesta unitat
s’ocupa de tota la burocra-
cia, de la relacié amb les
families, els contractes amb
la induistria i d’administrar
els medicaments de la for-
ma que menys alteri la quali-
tat de vida dels pacients i
les respectives families, co-
sa que els porta a diversos
punts d’Espanya i paisos
proxims.

Un equip a Sant Joan de Déu

Per autoritzar-lo, un far-
mac ha de passar per diver-
ses fases: primer sobre un
cultiu cel-lular, després so-
bre animals i després en
humans, que és quan comen-
¢a l’assaig clinic. La fase I
només es fa sobre adults
sans per determinar la toxi-
citat. La IT mira de determi-
nar com actua al cos per
trobar la dosi adequada. La
111 ja n’avalua els efectes. A
Sant Joan de Déu, el 58% és
en aquesta fase, i si funcio-
na, el pacient continua amb
aquest producte fins que
s’autoritzi.

unitat d’assajos clinics pediatrics
de Sant Joan de Déu va a la seva
escola 0 a casa seva, a Manlleu, a
punxar-lo. Aixod mateix fan els di-
ferents membres de I'equip amb
altres pacients involucrats en di-
versos assajos: van a Lisboa, San-
tander, Las Palmas de Gran Ca-
naria i, aviat, a Porto. Els que s6n
més a prop de 'hospital van a les
sales de la unitat, amb el terra
ple de joguines. Els que hi han
d’anar en deju perque han de pas-
sar controls de colesterol, hi van
ales 7.30 del mati, i alla hi ha els
de la unitat.

Des que el 2006 Europa obliga
que els laboratoris farmacéutics
incorporin assajos pediatrics a ca-
da nova molécula que investiguin,
el panorama ha comencat a canvi-
ar. “Des que es fan tenim 13 far-
macs nous, i 30 antitumorals per a

FUNDACIO SANT JOAN DE DEU

Brian Zapata. Sindrome de Duchenne. Té 12 anys i I'hi van diagnosticar als 4. Des del marg del 2011 participa en un assaig clinic d’una substancia que actua
sobre la progressid de la distrofia muscular, que ha continuat evolucionant i I'obliga ara a anar en cadira de rodes. La seva malaltia no té tractament

adults ja tenen indicaci pediatri-
ca”, explica Joana Claverol. L’any
passat, '11% dels assajos euro-
peus ja incloien un pla pediatric.

Més de la meitat dels medica-
ments que s’administren als
nens son simples extrapolacions
a partir de dades d’adults, i en el
50% dels casos es limiten a adap-
tar-los a una mida inferior. “Ni
tan sols els comprimits no estan
pensats perqué els prenguin
nens. I els nens no sé6n adults pe-
tits, tenen un altre metabolisme i
una absorci6 i eliminacié dife-
rents. Els medicaments no es
comporten igual al seu cos”, ex-
plica la doctora Claverol. Pero, a
més, hi ha malalties exclusiva-
ment pediatriques, per a les
quals no hi ha res. “No hi ha alter-
nativa terapéutica”.

“Fa deu anys que treballo en

MEDICACIO D’ADULT

Més de la meitat
dels farmacs infantils
s6n adaptacions

a un pes inferior

CANVI LEGAL

Europa obliga

els laboratoris a fer
assajos pediatrics amb
cada nova molécula

assajos”, explica la Linda. “El
2010 el medicament que provava
va comencar a retrocedir i van
apareixer alguns efectes secun-
daris, com les taquicardies.
Abans tot era molt més lleu, i ara
tornava a tenir inflamacions,
punxades al costat, no podia po-
sar-me dreta. Feia primer de bat-
xillerat i ho vaig haver de deixar.
No hi havia manera de seguir les
classes amb les febres amunt i
avall, i el maig del 2011 s’iniciava
un nou assaig. Es un depressor
de les defenses que m’adminis-
tren cada mes i mig, i als sis me-
s0s vaig parar per veure quant
aguantava sense, i no van aparei-
xer els simptomes fins als set me-
sos. Després van tornar les febra-
des, aixi que vaig tornar a comen-
car. Som 15 a Espanya, 700 a tot
el mén. Aixo d’ara és una exten-
si6 de lassaig, m’ho donen per-
que funciona. I aixi fins que
s’aprovi el medicament. L’altre
dia vaig anar per primera vegada
a una discoteca”.e

ment i ningd no el desenvolupa-
ra”, explica el doctor Mora.

Per aix0 cal anar buscant assa-
jos a qué afegir-se. “A Europa hi
haunabase de dades, I'Orphanet,
que recull tot el que es publica i
s’assaja sobre malalties rares. Ca-
dasct hi penja la informacio, la te-
va situacid, la teva oferta”. Dos o
tres dels seus pacients estan en
aquesta recerca. També per mit-
ja del Clinical Trials, del servei
nacional de salut dels Estats
Units. El servidor permet, tant a
professionals com a pacients i fa-
miliars, buscar i informar-se so-
bre assajos i novetats. Perque els

assajos pediatrics s6n una raresa
que cal compartir. ;
Encara que sigui de retruc. Es
el cas d’una altra substancia que
esta en desenvolupament per
tractar alguns cancers de mama,
de prostata i d’ovari, i de la qual,
fent proves amb altres linies
cel'lulars, es va comprovar l'ac-
ci6 que tenia en el sarcoma
d’Ewing. La sanitat dels Estats
Units va promoure assajos en fa-
se II per a aquests tumors mino-
ritaris. “I tenim en aquest estudi
dos dels nostres pacients, encara
que només han admes més grans
de 18 anys. Normes. Sera una ex-

DE RETRUC

Els nens amb sarcoma
d’Ewing opten a un
farmac que funciona
amb altres cancers

UNA REALITAT DIFiCIL

Per a la industria,

un producte pediatric
sempre és una despesa
més que un benefici

cepcio, perque l'interes que té és
per al cancer de mama, pero
com que funciona, estara dispo-
nible en el futur i el podrem uti-
litzar”, explica Jaume Mora.
“Per a la industria, aquests medi-
caments son una despesa més
que un benefici. Mai no ens arri-
bara un assaig per a una malaltia
estrictament pediatrica, només
podrem compartir aquestes
engrunes”.

Hi ha investigacions que es du-
en a terme gairebé per filantro-
pia. Es el cas d'un medicament
desenvolupat com a immunote-
rapia, del qual s’ha detectat I'efec-

te que té per millorar la supervi-
véncia en metastasi. Els National
Institutes of Health dels EUA fi-
nancen aquest nou desenvolupa-
ment, que cap inddstria no duria
a terme perqué mai no li seria
rendible,

“Tenim families desesperades
a Europa perqué només hi ha un
assaig molt restringit. Durant
uns quants anys, el CatSalut pa-
gava 'enviament a Nova York de
pacients nostres perque partici-
pessin en I’assaig. Pero es va atu-
rar el 2010. Ara no és possible. I
aixo passa en el que ja se sap que
funciona”.e



