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Personalised medicine and its role in new drugs development

Summary

Personalized medicine iS coming step by step to real clinical practice. The
new era is forthcoming, in which *“one size does not fit all”. The hopes and ex-
pectations predominantly are based on achievements of molecular biology,
Close connection between therapy and corresponding diagnostic test can lead
to better defining patients target groups. Moreover, biomarkers defining is be-
coming a new approach to therapy stratification. Viral, oncologic, inflammatory
and metabolic diseases are the examples of Roche involvement in this strategic
way of development.
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1. Wstep

Wedtug jednego z najstarszych zatozen medycyny kazdy pa-
cjent powinien byé¢ leczony w najbardziej odpowiedni dla siebie
sposob i otrzymywac optymalnie dostosowane leki. Terapia ma
przynosi¢ zamierzony cel i nie powinna wptywa¢ negatywnie na
jakos¢ zycia chorych.
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Pacjent odwiedzajacy lekarza oczekuje dzis ,,personalizowanej opieki medycz-
nej” czy tez ,terapii zindywidualizowanej”. Jednak rzeczywisto$¢ czesto wyglada
inaczej. Chociaz dzisiejsze metody diagnostyczne sg bardziej zaawansowane, a leki
skuteczniejsze niz przed 25. laty, to jednak w wielu obszarach medycyny zindywidu-
alizowane metody leczenia nie beda dostepne dla chorych jeszcze przez dlugi czas.

Wielu z nas nie zdaje sobie sprawy z tego w jak niewielkim stopniu zastosowana
U nas terapia jest dostosowana do naszych indywidualnych potrzeb. W przypadku
wiekszosci schorzen lekarze przepisuja bowiem swoim pacjentom standardowe
leki, a gdy nie przynosza one oczekiwanych efektow stosowana jest terapia alterna-
tywna. Taka ,,metoda prob i bteddw” jest czesto skuteczna; na przyktad w przypad-
ku bélu gtowy z reguty wystarcza zastosowanie standardowego $rodka, ktory przy-
nosi ulge u wiekszosci chorych. W przypadku skomplikowanych schorzen, takich jak
choroby nowotworowe taka strategia nie jest najlepsza. R6znice dotyczace biologii
nowotworu oraz reakcji na leki u poszczegélnych chorych sa czesto tak duze, ze
efekt terapeutyczny moze by¢ bardzo rézny. Z tego powodu konieczne jest wieksze
zréznicowanie i personalizacja terapii.

Od okoto 10 lat medycyna personalizowana staje 5|e coraz bardziej realna. Szyb-
ki rozwoj biologii molekularnej daje mozliwo$¢ odkrycia, podioza biologicznego
chordb, dzieki czemu mozliwe jest tworzenie terapii ukierunkowanych na konkret-
ne mechanizmy molekularne i w wiekszym stopniu dostosowanych do indywidual-
nych potrzeb pacjentéw.

Warto jednak spojrze¢ krytycznie na mozliwosci rozwoju medycyny w petni
spersonalizowanej. Niektdrzy eksperci watpig w to, ze leki ,,skrojone na miarg” oraz
leczenie dopasowane do indywidualnych potrzeb pacjentéw mogtyby opanowac ry-
nek. Potrzebna jest bowiem niezwykle ztozona i szeroka wiedza naukowa, a prak-
tyczna realizacja takich idei stanowi ogromne wyzwanie dla przemystu farmaceu-
tycznego. W przysztosci trzeba bedzie dokladnie rozwazy¢ w kazdym przypadku
w jakim stopniu personalizowanie terapii jest rzeczywiscie wykonalne, a w jakim
medycznie i ekonomicznie uzasadnione.

2. Roche angazuje sie aktywnie w personalizowanie medycyny

Zardwno wyzwania, jak i oczekiwania w zakresie medycyny personalizowanej, sa
bardzo duze. Roche, jako firma ochrony zdrowia z ogromnym know how w obszarach
nowoczesnej diagnostyki i farmacji nie tylko podejmuje sie tego wyzwania, ale jest
wrecz predestynowana do tego, aby by¢ liderem rozwoju medycyny personalizowa-
nej. Obecnie uwaza sig, ze jednym z najwazniejszych atutéw Roche jest unikatowe
potaczenie rozwoju lekdéw celowanych i diagnostyki molekularnej. Kierunek, jaki
obrata firma, oznacza jeszcze wieksze skoncentrowanie wiasnych badan i rozwoju na
zagadnieniach personalizacji terapii. Waznym czynnikiem jest przy tym systematycz-
ne tgczenie kompetencji z zakresu diagnostyki z procesami tworzenia nowych le-
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kéw. Dlatego Roche jest w stanie szybciej niz inni producenci wykorzystywac wiedze
zdobytg w ramach badan w produkcji innowacyjnych rozwigzan terapeutycznych.

3. Doktadne rozpoznawanie choréb - definiowanie grup chorych

Niemal codziennie naukowcy dokonuja nowych odkry¢ w dziedzinie biologii mo-
lekularnej. Niektdre z nich umozliwiajg poznanie molekularnych mechanizméw po-
wstawania i rozwoju choréb i rdwnoczesnie pozwalajg na réznicowanie grup pa-
cjentow. Okazato sie na przykiad, ze pojecie ,rak piersi” obejmuje r6zne choroby
nowotworowe, ktdére charakteryzuje rézna biologia, mechanizmy molekularne oraz
przebieg, a w konsekwencji wymagajg one zastosowania réznych form leczenia.
Réwniez pod uproszczonym pojeciem ,,reumatyzm” Kryja sie bardzo rézne schorze-
nia. W przypadku takich choréb jak wirusowe zapalenie watroby typu C metody
diagnostyczne pozwalajg na okreslenie genotypu wirusa i zastosowanie odpowied-
niej terapii, Roche dostrzega najwieksze potrzeby oraz mozliwosci uzyskania korzys-
ci terapeutycznych przy stosowaniu terapii personalizowanych wiasnie w zakresie
wirusologii, onkologii i choréb zapalnych. Firma korzysta z zasobdw zdobytej wie-
dzy, gdyz we wszystkich tych dziedzinach nalezy obecnie do najbardziej rozwinie-
tych przedsiebiorstw na rynku ochrony zdrowia.

4. Stratyfikacja terapii - leki dostosowane do okreslonych grup chorych

w rozwoju medycyny personalizowanej decydujace znaczenie bedzie miato
uwzgtednianie diagnostyki przy tworzeniu nowych substancji czynnych na jeszcze
wczesniejszym etapie niz miato to miejsce dotychczas, tak aby wytwarza¢ leki do-
stosowane do potrzeb okreslonych grup pacjentéw. Eksperci okreslajg takie poste-
powanie pojeciem ,stratyfikacji terapii”. Wbrew dotychczasowej zasadzie One size
fits all (jeden rozmiar dla wszystkich) w tym przypadku chodzi o to, aby nowe oraz
juz istniejgce leki bada¢ i udoskonala¢ z zastosowaniem profilu genetycznego lub
okreslonej charakterystyki schorzenia pod katem ich dziatania u okreslonych grup
pacjentow. Dzieki temu zwigkszy sie skuteczno$¢ oraz bezpieczenstwo leku, cho-
ciazby poprzez unikanie dziatan niepozadanych.

Stratyfikacja ma zatem dla pacjentéw duze znaczenie. Z tego powodu firma Ro-
che uksztattowata swoje procesy badawcze i rozwojowe w roznych dziedzinach
w taki sposob, ze w przysztosci stratyfikacja terapii bedzie rutynowo i systematycz-
nie uwzgledniana w procesach udoskonalania lekéw. Gtownym etementem tej stra-
tegii farmaceutyczno-diagnostycznej sa w szczego6lnosci badania nad biomarkerami,
ktére jeszcze intensywniej niz dotychczas beda wiaczane w proces terapii. Dotych-
czas biomarkery roznie byly postrzegane przez poszczegoélne dziaty Roche. Podczas
gdy w badaniach farmaceutycznych biomarkery byty badane przede wszystkim jako
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cele dla nowych lekéw, to w ramach diagnostyki czesto stanowig oddzielny pro-
dukt, ktdry jest wprowadzany na rynek w formie testu. Koncepcja stratyfikacji tera-
pii pomaga potaczy¢ dorobek terapii i diagnostyki poprzez nowe pojmowanie zalez-
nosci miedzy nimi. W niektérych przypadkach odbywa sie to poprzez zbudowanie
narzedzi diagnostycznych dla istniejgcych juz lekéw, tzw. companion diagnostics, jed-
nak w wiekszosci przypadkow diagnostyke mozna rozwijac juz we wczesniejszej fa-
zie, podczas prac badawczych nad substancjg czynng. Roche bedzie pierwszg firma
na rynku medycznym (ochrony zdrowia), w ktorej tego typu wspotpraca bedzie to-
warzyszyta pracom nad lekiem oraz procesowi wprowadzania go na rynek.

5. Perspektywy

Stratyfikacja terapii bedzie w przysztosci odgrywata na rynku decydujacg rote
strategiczng. Z tego powodu Roche ptanuje wprowadzanie na rynek wysoce zrézni-
cowanych, czyli stratyfikowanych, terapii w najwazniejszych dziedzinach, takich jak
onkologia i choroby wirusowe. Entuzjazm w tym zakresie jest catkowicie uzasadnio-
ny, gdyz nowa koncepcja otwiera droge dta medycyny personalizowanej oraz daje
firmie nowe mozliwosci rozwoju. Leki, ktérych opracowanie bazuje na zatozeniach
stratyfikacji terapii, oznaczaja juz dzisiaj dla wielu pacjentéw zdecydowana popra-
we skutecznosci leczenia i jakosci zycia, a w przysztosci trwate zmienig wizerunek
stuzby zdrowia.
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