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Lad os se igennem mediernes spin:
Resultater fra et klinisk studie af cysteamin

Inkonklusive resultater fra et fase 2/3 klinisk studie for Huntington laagemidlet cysteamin.

Skrevet af Melissa Christianson 10. januar 2017 Redigeret af Dr Jeff Carroll
Oversat af Majken Siersbaek Oprindelig offentliggjort 18. december 2015

idligt i december maned, frigav "'Raptor Pharmaceuticals’ resultaterne fra et klinisk

studie der undersggte et leegemiddel, kaldet cysteamin, til behandling af

Huntingtons Sygdom (HS). Ved at frigive nyhedsoverskrifter om studiet har
medierne har haft travit med at udfere deres spin, sa nu vil HDBuzz forteelle, hvad disse nye
resultater rent faktisk betyder for HS-faellesskabet.

Kliniske studier og granataebler?

Selvom det maske umiddelbart ikke er tydeligt, sa har kliniske studier og granataebler noget
til faelles. Ligesom det kraever forsigtig udskaering og omhyggelighed at adskille
granataeblets saftige kerner fra dets skal og membraner, kraever det omhyggelig sortering
at na til ind til kernen i kliniske studier ud fra nyhedsdaekninger.

Ligesom det kraever forsigtig udskaering og omhyggelig adskillelse af granataeblets saftige
kerner fra skal og hinder, kraever det at na til ind til kernen i kliniske studier omhyggelig
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sortering af nyhedsdaekningen.

Foto af: Freelmages

Begge opgaver kan vaere komplicerede, men bare rolig! HDBuzz er her for at hjalpe dig
med at sortere i vildledende overskrifter, finde fakta og forsta hvad resultaterne af de
kliniske forsag betyder for HS-faellesskabet.

Vi har allerede skrevet adskillige generelle guides hvad er kliniske studier og hvordan man
fortolker nyhedernes daekning af dem. Nar du vil begynde at laese om et specifikt klinisk
studie, er det vigtigste at huske hvorfor studiet overhovedet bliver udfert: For at undersege
om leegemidlet kan hjzelpe patienter med HS.

I denne artikel vil vi holde dette perspektiv for @je, nar vi deekker de hotte resultater fra et
nyligt afsluttet klinisk studie i HS-patienter.

En smule baggrund

De resultater vi beskriver her, kommer fra et fase 2/3 klinisk studie udfart af “Raptor
Pharmaceuticals”. | studiet testede de lsegemidlet cysteamin, der allerede har overstaet
nogle tidlige udfordringer i godkendelsesprocessen, som en symptom-forsinkende
behandling af HS. HDBuzz har fulgt dette studie siden det begyndte, og vi har skrevet om
det basale i en tidligere artikel.

Vi ved fra laboratorieunders@gelser, at cysteamin - ogsa kendt som RP103 - ger en masse
gode ting i hjernen. Det kan stoppe klistrende proteiner i at lave rod i hjernen, gge
reparationen af hjernens celler, ege niveauet af et kemikalie, der holder hjernecellerne
sunde, og fjerne overskudsmetaller, som er giftige for hjernen. | teorien kan hver enkelt
(eller alle) af disse effekter forsinke udviklingen af symptomerne for HS i mennesker.

Grundet studiets laengde, udfarte Raptor Pharmaceuticals det i to dele. Under den farste del af
studiet, blev deltagerne tilfeeldigt udvalgt til at tage enten cysteamin eller et placebo-
leegemiddel to gange om dagen. Under anden del af studiet skulle alle, der havde taget
placebo-lzegemidlet under den forste del, nu tage cysteamin (og de, der i farste del havde
taget cysteamin fortsatte). Dette sikrede, at alle deltagerne i studiet ville fa gavn af
leegemidlets gavnlige effekter, hvis det altsa de eksisterede.

Som i mange andre kliniske HS-studier, stillede “Raptor Pharmaceuticals” en raekke
spargsmal om og hvordan leegemidlet pavirkede HS-symptomerne. Det vigtigste af disse
spergsmal, kaldes det primaere formal og fungerer som malestok for hvorvidt studiet var en
succes eller ej. Det primaere spergsmal i dette studie var, om indtagelse af cysteamin
forsinkede udviklingen af de bevaegelsessymptomer, der typisk forekommer ved
Huntingtons Sygdom. Studiet skulle ogsa vurdere, om cysteamin pavirkede andre ting,
sasom generelt funktionsniveau, uafhaengighed og sikkerhed.

De endelige resultater ramte forbi malet
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Desvaerre opfyldte studiet fra “Raptor Pharmaceuticals” ikke det primaere formal.
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CYST-HS-studiet er nu faerdigt og de sidste resultater er i hus. Tidligt i december frigav
“Raptor Pharmaceuticals” en pressemeddelelse, der gav et smugkig pa resultaterne.

For alle kliniske studier geelder det, at de vigtigste resultater er dem, der er relateret til det
primaere formal. Husk, at det, der i sidste ende afger, om et studie er en succes eller en
fiasko og om leegemidlet kan godkendes til HS-behandling af FDA (“Food and Drug
Administration”) er, om det primaere formal er opfyldt.

Desveerre opfyldte CYST-HS studiet ikke det primaere formal. Selvom
bevaegelsessymptomer hos personer, der tog cysteamin, havde en tendens til at udvikle sig
langsommere end hos personer, der tog placebo, sa var effekten ikke stor nok eller
konsekvent nok til at vaere statistisk signifikant (mere om dette senere).

Ydermere, selvom laegemidlets effekt pa bevaegelsesymptomerne var mere udtalte, nar
“Raptor Pharmaceuticals” kiggede pa en specifik patientgruppe, sa var det stadig ikke
statistisk signifikant.

Ikke desto mindre tyder disse resultater, i kombination med andre undersagelser i studiet,
der kigger pa generelt funktionsniveau og uafhangighed, pa, at cysteamin svagt pavirker
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HS pa en made, som ikke opfanges af studiets primaere analyser.

Betyder statistisk signifikans virkelig noget?

For at finde en mening i hvad denne pose med blandede resultater betyder for HS-
feellesskabet er det vigtigt at holde sig perspektivet for gje: at vi udfaerer kliniske studier for
at undersege om et leegemiddel forbedrer HS-symptomer.

Alle - forskere, laeagemiddelfirmaer og specielt patient-feellesskabet - vil virkelig gerne finde
laeegemidler, der ger en forskel for patienter med HS. Desveerre kan sadan et gnske @ge
risikoen for at se forskelle, der ikke findes i virkeligheden, eller hvad vaerre er, at man seetter
sin lid til et leegemiddel, der ikke virker.

Statistik hjeelper med at nedtone disse ricisi ved at fortaelle os om vi kan stole pa
resultaterne fra et klinisk studie, eller om der er risiko for at det er et resultat af
tilfeeldigheder.

Bevaebnet med viden fra CYST-HS studiet tror “Raptor Pharmaceuticals”, at de har laert nok
til at designe et nyt studie med starre chance for succes.

Foto af: Freelmages
Nar vi siger, at resultaterne fra “Raptor Pharmaceuticals” CYST-HS-studie ikke er statistisk

signifikante, er det en meget vigtig udtalelse. Det betyder, at effekten af leegemidlet i
studiet nemt kan skyldes tilfeeldigheder. Matematisk talt, pavirker cysteamin ikke HS-
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symptomerne anderledes en et placebo-lzegemiddel. Derfor, selv efter dette 3 ar lange
studie, har vi endnu ikke bevis for, at cysteamin forbedrer HS-symptomerne.

Hvordan fortsaetter vi

Selvom studiet fra “Raptor Pharmaceuticals” ikke opfyldte det primaere formal, kan vi stadig
tage to interessante og potentielt vigtige brikker af information med videre.

For det forste gav studiet os spredte hints om, at cysteamin maske svagt forsinker nogle
HS-symptomer i nogle individer. Derfor kan vi muligvis stadigvaek drage nytte af disse
effekter - muligvis ved at undersage en lidt anden patientgruppe eller ved at stille andre
spargsmal om hvordan laegemidlet pavirker HS-symptomerne. For det andet bekraeftede
studiet, at cysteamin har en ret god sikkerhedsprofil i patienter med HS, hvilket betyder, at
de ikke medfarer slemme bivirkninger hos de mennesker, der indtager det.

Bevaebnet med denne viden mener “Raptor Pharmaceuticals” at have laert nok til at designe
et nyt registreringsstudie af cysteamin med en sterre mulighed for succes (dvs. et studie
hvor cysteamin haemmer symptomudviklingen mere end et placebo leegemiddel).

Vi kan ikke spa om fremtiden, sa vi ved ikke hvordan et sadant studie vil spaende af. Dog
ved vi, at vejen for cysteamin bliver hard. Andre HS-laegemiddelkandidater, sasom kreatin
og CoQ10, der har fejlet i vigtige kliniske studier, ikke har klaret det godt i yderligere kliniske
undersegelser. Vi deemper derfor begejstringen om et nyt cysteamin-studie med en afmalt
dosis forsigtighed.

Take-home message

Selvfoelgelig er vi skuffede over, at resultaterne fra CYST-HS studiet ikke var mere positive,
men det er vigtigt at huske, at alle kliniske HS-studier - selv de der fejler - giver os viden og
erfaring, der kan gere fremtidige studier bedre. Hvis man kigger forbi virvaret i medierne og
prever at forsta hvad resultaterne af de kliniske forseg virkelig betyder, vil det virkelig
hjaelpe os mod en effektiv behandling af HS.

Forfatterne har ingen interessekonflikter. For mere information om vores

offentliggerelsespraksis kig under FAQ...

ORDLISTE
Statistisk signifikant Usandsynligt at veere opstaet ved et tilfalde ifalge statistisk test
Placebo placebo er et snyde-leegemiddel, der ikke indeholder nogen aktive stoffer.
Placebo-effekten er en psykologisk effekt, der far folk til at have det bedre, selvom de
tager en pille, der ikke virker.
Effekt et mal for om en behandling virker eller ej

5/6


https://da.hdbuzz.net/about/faq#conflict

© HDBuzz 2011-2024. Indholdet pa HDBuzz kan frit deles under en Creative Commons
Attribution-ShareAlike 3.0 Unported License.
HDBuzz er ikke en kilde til leegefaglige rad. For mere information besgeghdbuzz.net
Dannet 8. januar 2024 — Downloaded fra https://da.hdbuzz.net/209

Noget af teksten pa denne side er endnu ikke blevet oversat. Det vises derfor nedenfor pa originalsproget. Vi
arbejder pa at oversaette alt materiale sa hurtigt som muligt.

6/6


https://hdbuzz.net
https://da.hdbuzz.net/209

	Lad os se igennem mediernes spin: Resultater fra et klinisk studie af cysteamin
	Inkonklusive resultater fra et fase 2/3 klinisk studie for Huntington lægemidlet cysteamin.
	Skrevet af Melissa Christianson 10. januar 2017 Redigeret af Dr Jeff Carroll Oversat af Majken Siersbæk Oprindelig offentliggjort 18. december 2015


	Kliniske studier og granatæbler?
	En smule baggrund
	De endelige resultater ramte forbi målet
	Betyder statistisk signifikans virkelig noget?
	Hvordan fortsætter vi
	Take-home message

