f‘f\ StatSoft’ StatSoft Polska, tel. 12 428 43 00, 601 41 41 51, info@statsoft.pl, www.StatSoft.pl

STATYSTYKA W MEDYCYNIE TRANSLACYJNEJ,
CZYLI Z LABORATORIUM DO KLINIKI... I Z POWROTEM

Tomasz J. Guzik, Szpital Specjalistyczny im. J. Dietla w Krakowie;
Uniwersytet Jagielloriski Collegium Medicum

"Nieruchoma potego, wieczny, niezmienny krysztale,
Liczbo, tresci bez form, duchu bez twarzy i dcz,
Céro praw wiekuistych, co W wiekuistej swej chwale
Daly ci swiatéw rzqd - | nieskoriczonych bram klucz!
(Antoni Lange "Cyfra i sfowo”, II, w.1-4)

Statystyka towarzyszy naszemu codziennemu zyciu, jednak wydaje sie, iz najbardziej
wtargneta w ostatnich latach w zycie lekarzy. Do niedawna domena zaawansowanych
badan naukowych — dzi§ stala si¢ podstawowym narzedziem, ktore staje si¢ przydatne
w codziennej praktyce lekarskiej. Jednakze, jak w przypadku kazdego poteznego narzedzia
— jego zastosowanie wymaga coraz wigkszej wiedzy, gdyz nieumiejetne jej zastosowanie
w praktyce moze by¢ szkodliwe... a w medycynie szkodliwo$¢ w liczbach, o ktorych mowa
W powyzszym motcie, szybko przektada si¢ na szkodliwo$¢ zagrazajaca podstawowej zasa-
dzie medycyny ,,primum non nocere”. Metody statystyczne, takie jak data mining, bedace
dotychczas domeng ekonomii i marketingu, staja si¢ czgscia poszukiwania odpowiedzi na
wazne pytania biomedyczne.

Rola biostatystyki rosnie tez w odniesieniu do zaawansowanych badan biomedycznych.
Wraz z wkroczeniem w er¢ epidemiologii, genomiki, proteomiki, a wreszcie ostatnio coraz
bardziej docenianej metabolomiki, biostatystyka staje si¢ podstawowym jezykiem, dzigki
ktoremu mozemy zblizy¢ si¢ do zrozumienia tajemnic zycia, Ktore te dziedziny ze
soba niosa.

Biostatystyka — wyzwanie dla klinicystéw

Niedawno opublikowana analiza metod statystycznych stosowanych w publikacjach gtéw-
nego czasopisma medycznego na $wiecie The New England Journal of Medicine (Horton
i wsp., NEJM, 2005) wskazuje, iz samo stosowanie statystyki w publikacjach naukowych,
na podstawie ktorych podejmujemy codzienne decyzje kliniczne, nie zmienito si¢ W ciaggu
ostatnich 20 lat (ok. 85% w 1989 r. i w 2005 r.). Gwaltownie natomiast wzrosta czestos¢
publikacji wykorzystujacych tabele kontyngencji, statystyke epidemiologiczng, metody
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analizy przezycia, wieloraka regresje, porownania wielokrotne i analiz¢ mocy (tabela 1).
Liczba réznych metod statystycznych stosowanych w badaniach Kklinicznych (w przeli-
czeniu na 1 artykut) zwigkszyta si¢ z 1,9 w roku 1979, poprzez 2,7 w roku 1989, do 4,2
w roku 2005!

Tabela 1. Stosowanie wybranych metod statystycznych w publikacjach medycznych w NEJM
w latach 1978/79 oraz 2004/2005 (zmodyfikowano na podstawie Horton i wsp., 2005).

Metoda statystyczna Artyl;;;)f; /(;;yginalne zawierazj g;:/l;;(;gdy
b ty1ko tatysy opisot 2% 1%
Test t-Studenta 44% 26%
Korelacje Pearsona 12% 3%
Regresja liniowa prosta 8% 6%
Poprawki i standaryzacja 3% 1%
Korelacje nieparametryczne 4% 5%
Transformacje 7% 10%
Tabele wielodzielcze 4% 13%
Analiza wariancji (ANOVA) 8% 16%
Poréwnania wielokrotne 3% 23%
Testy nieparametryczne 11% 27%
Statystyki epidemiologiczne 10% 35%
i szac?vc:r?ifaaliTzZ%/nfésctiu préby 8% 39%
Tabele kontyngencji 27% 53%
Regresja wieloraka 5% 51%
Metody analizy przezycia 11% 61%
Analiza czutosci 0 6%
Analiza danych z powtarzanymi pomiarami - 12%

Autorzy tego opracowania konkludujg, ze nieustannie zwigkszajgce si¢ uzycie coraz bar-
dziej zaawansowanych metod biostatystycznych w publikacjach medycznych moze utrud-
nia¢ rozumienie wynikow badan przez klinicystow, a przez to spowolni¢ wprowadzanie
wynikéw do praktyki. Jednakze rozwigzaniem tego dylematu nie jest paradoksalnie uparte
stosowanie jedynie najprostszych metod statystycznych, lecz konieczno$¢ zmian w naucza-
niu medycyny i samej biostatystyki w medycynie, ktore przybliza lekarzom i naukowcom
site, jaka da¢ im moze znajomos$¢ bardziej zaawansowanych technik statystycznych i ich
umiejetne stosowanie.
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Konieczno$¢ poszerzenia naszej wiedzy statystycznej wynika z kilku waznych przestanek.
Po pierwsze podejmowanie decyzji klinicznych staje si¢ coraz bardziej ztozonym procesem
wymagajagcym umiejetnej interpretacji wynikow badan naszego pacjenta W kontekscie
literatury naukowej. Po drugie, rola klinicysty jako odbiorcy wiedzy publikowanej w perio-
dykach naukowych nieustannie ewoluuje. Coraz cze¢$ciej stajemy wobec koniecznosci
oceny sposobu zaplanowania badania oraz analizy statystycznej, gdyz sa one najwazniej-
szymi elementami decydujacymi 0 wiarygodnosci prezentowanych danych klinicznych. Co
wiecej, narastajaca liczba periodykow naukowych prowadzi do uposledzenia jakosci publi-
kacji ukazujacych si¢ W nich, pozostawiajac odbiorcy oceng, w jakim stopniu wiarygodne
sg prezentowane analizy. Po trzecie coraz trudniej jest uzyska¢ prostg iszybka rade
ekspertow biostatystyki, ktorych wiele instytucji (nawet instytucji naukowych) w Polsce
niestety nadal nawet nie zatrudnia.

Badanie ankietowe przeprowadzone wsrod pracownikéw jednego z wiodacych centrow
medycznych w USA (Mayo Clinic) przez West i Ficalora (Mayo Clin Proc, 2007) wskazu-
je na to, iz ponad 75% pracownikow medycznych stwierdza, iz obecny poziom ksztalcenia
medycznego nie zapewnia odpowiedniej wiedzy w zakresie biostatystyki dla zapewnienia
potrzeb codziennej praktyki klinicznej i tak zwanego nieustawicznego ksztatcenia, poprzez
korzystanie z nowych danych naukowych. Nawet pracownicy o0 znacznym doswiadczeniu
w prowadzeniu badan naukowych, zarowno podstawowych, klinicznych, jak i translacyj-
nych nie wykazuja wystarczajacej kompetenciji W zakresie biostatystyki. Uwaza sig, iz wy-
nika to przede wszystkim z faktu relatywnie matego nacisku na zrozumienie biostatystyki
podczas studiow W specjalno$ciach medycznych w stosunku do innych przedmiotow.
Dopiero po zakonczeniu formalnej edukacji mtody lekarz zderza si¢ ze znaczng potrzebg
zrozumienia metod biostatystycznych w codziennej praktyce. W prowadzonej przeze mnie
Klinice rezydenci podczas szkolenia specjalistycznego sa zobowigzani do okresowego
opracowania i prezentacji wiodacych badan wplywajacych na naszg praktyke imam
okazj¢ zaobserwowac¢ trudnos$¢, jakg sprawia im interpretacja jakosci analiz statystycznych
prezentowanych przez autoréw prac.

Podczas gdy dodatkowe kursy biostatystyki sa niewatpliwie wartosciowym poszerzeniem
horyzontow badaczy oraz klinicystow nauk medycznych, niestety nie zapewniajg one wys-
tarczajacego poziomu wiedzy, jak wskazuje analiza umiejetnosci biostatystycznych pra-
cownikow zatrudnionych w instytucjach, ktore na edukacje w zakresie statystyki ktada
odpowiedni nacisk. Rozwigzaniem wydaje si¢ by¢ natomiast wlaczenie nauczania biosta-
tystyki do wszystkich gtownych dziedzin nauczania medycyny, w tym: fizjologii, farmako-
logii, chorob wewngtrznych czy tez chirurgii. Cho¢ takie przedsigwzigcie wydaje si¢ trudne
do zrealizowania i by¢ moze dziwne, dopiero ono moze W wystarczajacym stopniu przygo-
towac absolwentow kierunkow medycznych do wyzwan, jakie stawia im obecna medycyna

i jej postep.
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Biostatystyka — podwaliny pod fundament EBM
(medycyny opartej na faktach)

Jedna z Kluczowych dziedzin, ktoére w ciggu ostatnich 20 lat zrewolucjonizowaty badania
naukowe i ich zastosowanie w Klinice, jest tak zwana Medycyna Oparta na Faktach (EBM
— Evidence Based Medicine). Jej inkorporacja w nauczanie na kierunkach medycznych nie
budzi watpliwosci. Co wigcej, podstawowym jezykiem, jakim postuguje si¢ EBM jest
wlasnie biostatystyka. W swej naturze EBM jest wynikiem przenikania si¢ epidemiologii
Klinicznej z praktyka kliniczna, ktora jest mozliwa dzigki zastosowaniu odpowiednich me-
tod statystycznych. Podstawowym przestaniem medycyny opartej na faktach jest to, ze
podejmowanie decyzji klinicznej wymaga zdolnosci do krytycznej oceny zaroéwno biolo-
gicznych, jak imetodologicznych (w tym statystycznych) aspektow badan, na ktorych
decyzje¢ chcemy oprzeé. Dlatego tez zintegrowane nauczanie biostatystyki najprosciej zaw-
rze¢ W elementach EBM, jakie sg nauczane w ramach niemal kazdego z obecnie prowadzo-
nych kursow na kierunkach medycznych. Niestety wielu statystykow nie wykorzystuje tej
oczywistej mozliwosci zwigckszenia zrozumienia zagadnien statystycznych w $wiecie
medycznym. Podobnie badacze zaangazowani W nauczanie EBM czesto pomijajg kluczo-
we aspekty statystyki, traktujac je po czesci jako zbyt ztozone i niekoniecznie potrzebne,
a koncentrujgc si¢ jedynie na zasadach epidemiologicznych EBM.

Medycyna translacyjna — wyzwanie dla biostatystyki

Jednym z najwiekszych probleméw wspotczesnej medycyny jest fakt, iz zwigkszajacej si¢
niemal eksponencjalnie ilosci publikowanych danych naukowych nie towarzyszy zadowa-
lajacy rozwoj mozliwosci diagnostycznych i terapeutycznych w Kklinice. W ostatnich latach
zaobserwowano brak korelacji pomigdzy naktadami finansowymi na badania naukowe
a ich skutecznoscia, analizowang jako liczba rejestracji nowych lekow w USA.

Pomimo wielkiego postepu technik molekularnych, ktore dostarczajg nam wcigz nowych
narzedzi do poznawania prawd biomedycznych, czgsto zapominamy 0 ostatecznym celu
prowadzonych badan, jakim powinno pozosta¢ dobro chorego. W tradycyjnym, hipokratej-
skim rozumieniu, lekarz w kazdych okolicznosciach powinien stuzy¢ chorej osobie, przed-
ktadajac jej dobro ponad wszystko. Tymczasem podstawowa zasada etyki badan nauko-
wych jest shuzba ipodporzadkowanie wszystkich celéw isérodkéw dla poszukiwania
prawdy. Coraz wigksze znaczenie nauki w rozwigzywaniu probleméw medycznych prowa-
dzi do sytuacji, w ktorej konieczne staje sie¢ stworzenie nowego paradygmatu nauk biome-
dycznych. Mozna by zaryzykowac tezg, iz nauka medyczna, rozumiana W wymiarze hipo-
kratejskim, powinna w pierwszym rzedzie stuzy¢é choremu, a poszukiwanie prawdy
powinno by¢ nie celem, a podstawowym narzedziem. Teza ta jest naturalnie i pod$wiado-
mie akceptowana przez naukowcoéw pracujgcych w dziedzinach biomedycznych. O ile jed-
nak shuzba choremu jest bezwarunkowo wpisana w misj¢ lekarza, o tyle droga naukowca
do chorego jest bardziej skomplikowana. Czesto obejmuje swoistg ,,podrdz* i wiedzie z la-
boratorium do 16zka chorego, jednak tu si¢ nie konczy, prowadzac dalej, czesto
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z powrotem do laboratorium. Uporzadkowania tej drogi dokonuje wtasnie, nazwana nie-
dawno, cho¢ istniejaca od poczatku badan biomedycznych — medycyna translacyjna. Uzna-
nie medycyny translacyjnej jako waznej galezi badan biomedycznych i medycyny nie
wywodzi si¢ z pobudek wylacznie filozoficzno-etycznych, lecz z potrzeby praktycznej.
Zwrdcono uwage na problemy powstajace pomiedzy odkryciem nowego zjawiska czy
mechanizmu a praktycznym wykorzystaniem tego odkrycia w leczeniu chorych. Prowadzi
to do braku spojnosci pomigedzy badaniami podstawowymi (zwanymi czesto przedklinicz-
nymi) a praktycznym zastosowaniem odkry¢. Przyczyny tego zjawiska sg ztozone, lecz
jedna z nich moze by¢ niewystarczajaca komunikacja miedzy naukowcami zajmujacymi
si¢ badaniami podstawowymi a Klinicystami i badaczami klinicznymi.

Problemy statystyczne jako przyczyna nieskutecznosci
klinicznej badan podstawowych

Drugim powaznym problemem, poza ograniczong strong komunikacji, sa problemy
w $wiadomym stosowaniu i wiarygodnej ocenie wynikow badan podstawowych. Jedna
Z podstawowych cech prob biologicznych jest ich zmienno$¢, konieczno$¢ powtorzen oraz
zastosowania prawidlowych metod statystycznych bioracych pod uwage niejednokrotng
ztozono$¢ modeli badawczych. Jednak podczas gdy w naukach klinicznych zaobserwo-
wano znaczny rozwoj stosowanych metod statystycznych, analiza prowadzona przez zespot
autora wskazuje, iz badania w zakresie nauk podstawowych nie odnotowaty tak znacznego,
jak opisywany w tabeli 1, rozwoju stosowanych metod statystycznych. Wigkszos¢ autoréw
naduzywa najprostszych technik analizy, jak: testy t-Studenta lub korelacje Pearsona,
czesto nie informujac nawet 0 istotnych parametrach statystycznych dotyczacych badanych
populacji i probek. Nagminnym problemem jest stosowanie na przyktad poréwnan wielo-
krotnych testami t-Studenta parametrow ocenianych w czasie, badz bezpodstawne stosowa-
nie catkowicie nieporéwnywalnych iloSciowo grup badanych. To tylko wybrane przyktady
problemow prowadzacych do nadinterpretacji znamienno$ci wynikow badan podstawo-
wych, ktore moga leze¢ U podstaw faktu, iz nie przekladajg si¢ one pozniej na wyniki
badan klinicznych.

Kolejny istotny element to roznice w fizjologii i patofizjologii wielu proceséw biologicz-
nych u zwierzat i u cztowieka. Roznice te prowadza do sytuacji, w ktorych odkrycia doty-
czace mechanizméw obserwowanych w hodowli komoérkowej lub modelach zwierzecych
nie okazujg si¢ rownie skuteczne U czlowieka. Wynika to ze ztozonoSci patofizjologii
chordb u cztowieka, podczas gdy istota modeli do§wiadczalnych umozliwiata badanie jed-
nego z mechanizméw schorzen cztowieka. Takie redukcjonistyczne podejscie, kluczowe
Z punktu widzenia mechanizméw schorzen, obraca si¢ przeciw badaczom, utrudniajgc
przewidywanie, czy leczenie, ktore jest skuteczne u zwierzat, bedzie skuteczne u cztowie-
ka. Przyktadem takiej obserwacji moze by¢ wysoka skuteczno$¢ terapii genowej z zastoso-
waniem adenowirus6w kodujacych syntazy tlenku azotu w leczeniu i zapobieganiu resteno-
zie pomostow aortalno-wiencowych. Zastosowane leczenie praktycznie znosi zjawisko
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restenozy w kilku modelach zwierzecych, jednak proby zastosowania w naczyniach krwio-
no$nych czlowieka nie potwierdzaja tej skutecznosci.

Innym, szeroko obecnie dyskutowanym faktem jest brak skutecznosci klinicznej witamin
przeciwutleniajacych w zapobieganiu schorzeniom uktadu sercowo-naczyniowego. Bada-
nia miazdzycy W modelach zwierzecych (myszy pozbawione genu ApoE oraz LDL-R)
wykazywaly imponujaca zdolnos$¢, np. witaminy E, do zapobiegania rozwojowi blaszek
miazdzycowych. Wzbudzito to ogromny entuzjazm, ktérego nie potwierdzity jednak zadne
z duzych, wieloosrodkowych badan klinicznych, a ostatnio publikowane metaanalizy
wskazuja na znaczng szkodliwos¢ witamin przeciwutleniajacych, stosowanych w wysokich
dawkach u cztowieka.

Tak wiec badania biomedyczne powinny wytworzy¢ narzedzia, dzieki ktorym bedzie moz-
na stosowa¢ modele bardziej odpowiadajace sytuacjom klinicznym, a przez to przewidzie¢
skuteczno$¢ nowych technologii W praktyce. Narzedzia te musza W znacznej mierze opie-
ra¢ sie na wlaSciwym zastosowaniu i doborze metod statystycznych juz od najwczesniej-
szych etapéw odkrywania prawdy 0 nowych procesach biologicznych.

Tu wiasnie swe miejsce znajduje medycyna translacyjna. Rozumienie medycyny transla-
cyjnej jest rozne, w zalezno$ci od tego, czy jest ona wykorzystywana przez przemyst far-
maceutyczny czy staje si¢ narzedziem w rekach badaczy uniwersyteckich. Medycyna trans-
lacyjna, w rozumieniu akademickim, obejmuje ztozony proces, prowadzacy do czerpania
korzys$ci klinicznych z podstawowych odkry¢ naukowych, a wigc w pewnym sensie ,,thi-
maczenia“ odkry¢ podstawowych na jezyk indywidualnych chordb. Osrodki akademickie
w wielu krajach tworza centra zorientowane na skoordynowane dziatania translacyjne.
W sktad takich konsorcjow coraz czeSciej wchodza rozbudowane osrodki biostatystyki,
ktore w pewnym sensie stanowig trzon scalajacy liczne aktywnosci podejmowane w takich
centrach.

Statystyka w medycynie translacyjnej — od projektu do efektu

Celem medycyny translacyjnej jest stworzenie struktury, ktéra polaczy koncowy efekt,
jakim ma by¢ lepsza opieka nad chorymi, z badaniami podstawowymi, prowadzonymi
w wiodacych instytucjach naukowych. Cho¢ idea ta wydaje si¢ prosta, to wprowadzenie jej
W zycie jest znacznie trudniejsze, gdyz wymaga zmiany W klasycznym pojmowaniu
biomedycznych badan naukowych. Wymaga zrozumienia, jak wazna jest zdolno$¢ krytycz-
nej oceny metod badawczych i statystycznych na kazdym etapie badania. Juz na etapie
planowania badan, zarowno podstawowych, jak i klinicznych, czy translacyjnych, koniecz-
ne jest zrozumienie potrzeby dla ustalenia wilasciwej liczebno$ci grup badanych oraz
prawidtowego postawienia hipotez zerowych. Kluczem wigc do udanego doswiadczenia
i udanej analizy statystycznej jest planowanie badania/do$wiadczenia z wykorzystaniem
metod statystycznych — miedzy innymi analizy mocy testu i liczebnosci proby. Coraz
czesciej juz na etapie starania si¢ O grant takie analizy sg3 wymagane. Analize statystyczng
badacze praktycy czesto rozpoczynaja dopiero po zakonczeniu zbierania danych, tymcza-
sem jest to wyjatkowo niefortunna droga. Zapominamy, iz aby analiza byla skuteczna
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musi si¢ rozpocza¢ od prawidlowo postawionej hipotezy, ktora wyniki odpowiednio
przeprowadzonych doswiadczen maja zweryfikowaé. Polaczenie nauk podstawowych
z klinicznymi w ramach medycyny translacyjnej uczy nas tego, zwracajgc uwage biologéw
na ostateczny cel prowadzonych badan, ktérym — powracajac do filozoficznych rozwazan —
powinno by¢ nie tylko odkrywanie prawdy, ale stuzba dobru drugiego cztowieka i spote-
czenstwa. Paradoksalnie to jest w pewnym sensie rowniez filozoficzny kontekst biostatys-
tyki. Jednoczesnie medycyna translacyjna od klinicystow wymaga zrozumienia wagi znajo-
mosci procesdOw molekularnych na poziomie komorki, porzucenia standardowego hasta
klinicznej medycyny konca XX w., w mys$l ktorej ,,nie leczymy pozioméw biatek ani
czynnikow transkrypeyjnych — leczymy chorego; dlatego dla nas klinicystow licza si¢ tylko
tzw. ,,twarde punkty koncowe* czyli przezycie, krzywa Kaplana-Meiera w duzym badaniu
populacyjnym*. Medycyna translacyjna wymaga od Klinicysty zrozumienia, iz te trakto-
wane przez niego z gory ,,biatka i czynniki transkrypcyjne® to moze sposéb na poprawe
w ,krzywej Kaplana-Meiera“. Wymaga wreszcie zrozumienia, iz wlasciwy dobor metod
statystycznych jest rownie kluczowy w badaniu komorek w hodowli, co w analizach
klinicznych skuteczno$ci leczenia, gdyz to badanie tych komorek daje fundament nowych
metod leczenia.

Medycyna translacyjna w stuzbie przemystu
farmaceutycznego i biomedycznego

W ostatnich latach wszystkie wicksze firmy farmaceutyczne wprowadzity medycyng trans-
lacyjna jako integralng czg$¢ warsztatu odkrywania lekow, rownolegle do klasycznych
schematow poszukiwania i rozwoju nowych lekow. Jednym z najwickszych probleméw
przemystu farmaceutycznego jest fakt, iz nowe leki, pomimo skutecznosci w badaniach
podstawowych czy nawet modelach zwierzecych, nie wykazuja korzysci klinicznych na
dalszych etapach lancucha wprowadzania leku na rynek. Lancuch ten jest niezwykle
ztozony i dtugi, zarowno w skali czasowej, jak i przestrzennej. Niestety 70% lekow, ktore
wprowadza si¢ do pierwszej fazy badan klinicznych nie konczy ewaluacji w kolejnych
fazach badan. Dlatego misja medycyny translacyjnej w rozumieniu przemystu farma-
ceutycznego jest inna niz W rozumieniu Akademii — jest nig poprawa przewidywalnosci
potencjalnej skuteczno$ci leku, podczas jego przechodzenia przez kolejne etapy rozwoju
nowego leku. Medycyna translacyjna w rozumieniu przemystu jest skutecznym narzg-
dziem, ktére ma dostarczy¢ cennych biomarkerow, ktére postuza do monitorowania
skutecznos$ci leczenia W badaniach na zwierzgtach, a nastepnie U cztowieka. Te biomar-
kery, zidentyfikowane i potwierdzone przez centra medycyny translacyjnej z zastosowa-
niem na og6t zaawansowane;j statystyki, sa wykorzystywane na kazdym etapie odkrywania
nowego leku. Stuzg poczatkowo potwierdzeniu, czy wyznaczony cel terapeutyczny ma
warto$¢, aingerencja w jego biologi¢ lub fizjologi¢ jest celowa. Na kolejnych etapach
okres$lania interakcji migdzy celem terapeutycznym a lekiem biomarkery majg definiowaé
te interakcje fizykochemicznie. To biomarkery okre§lone w wyniku tych wysitkoéw stajg sie
analizowanymi zmiennymi w kolejnych badaniach klinicznych i podstawowych. Dlatego
metodologia ich identyfikacji, w tym metody statystyczne sa wyjatkowo wazne.
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Tabela 2. Schematyczne podsumowanie faz badan translacyjnych. Kluczowe jest skoordynowanie
badafh podstawowych i klinicznych, a nie prowadzenie ich réwnolegte. (na podstawie Guzik T.J.,
Kosmos, 2010).

Badania podstawowe

Badania kliniczne

Fazal

badania podstawowe identyfikujace nowe
biomarkery lub cele terapeutyczne;

rozwoj nowych metod modyfikacji
zjawisk biologicznych;

okreslenie ich celowosci, skutecznos$ci

w modelach komérkowych i zwierzecych

zastosowanie odkry¢ podstawowych

w tworzeniu hipotez klinicznych;

badanie bezpieczenstwa i wstepne okreslenie
skutecznosci,

identyfikacja biomarkerow klinicznych

w okreslaniu bezpieczenstwa i skutecznoscei;

dasze sprecyzowanie celow terapeutycz-
nych na podstawie wynikéw obserwacji
fazy 1;

badania w modelach hodowli tkankowych

okreslenie, czy obserwacje z fazy 1 wykazuja
skuteczno$é¢, gdy sg zastosowane W praktyce
klinicznej (aplikacja nowych technologii

w $rodowisku klinicznym patient driven

Faza 2 environment;

dostarczanie informacji o potrzebach tera-
peutycznych i skuteczno$ci do tworzenia
wytycznych leczenia i diagnostyki chordb

wykorzystanie wytycznych leczenia i prewencji w stabilnych systemach ochrony zdrowia,
np. przez agendy rzadowe finansujace leczenie lub przemyst farmaceutyczny

cztowieka(np badania molekularne izolo-
wanych naczyn krwiono$nych)

Faza 3

Podsumowanie

Wazne jest zrozumienie, iz dla stworzenia skutecznej medycyny translacyjnej konieczne
jest w najblizszych latach Sciste wspotdziatanie badaczy podstawowych mechanizméw
komorkowych, badaczy klinicznych i klinicystow, we wspolpracy z przemystem farma-
ceutycznym oraz pomocy organizacji rzadowych i spotecznych. Wspolnym jezykiem, jaki
powinien umozliwia¢ komunikacje pomiedzy pozornie tak rozbieznymi grupami badaczy,
moze by¢ wilasnie biostatystyka. Jest to jednak jezyk, ktorego musimy si¢ wszyscy
nauczy¢. Zrozumienie istoty prawidlowego stosowania metod statystycznych, zaré6wno
w badaniach klinicznych, jak i podstawowych w medycynie, jest coraz szersze. Wiaze si¢
ono nierozerwanie z celem, jaki powinnismy sobie stawia¢ jako uczeni, ,,aby zadawac
jedynie wazne pytania iodpowiada¢ na nie wylacznie wiarygodnymi metodami” (Sir
Richard Peto; Prof. SalimYusuf). Drogowskazem na tej trudnej drodze powinna sie sta¢ dla
nas prawidlowo stosowana biostatystyka.

Podziekowania

Badania prof. T Guzika sg wspierane przez Fundacj¢ na Rzecz Nauki Polskiej (program
Welome/2009/2). W omoéwieniu problematyki medycyny translacyjnej wykorzystano frag-
menty rozprawy autora wygloszonej na jubileuszowym sympozjum Instytutu im. M. Nen-
ckiego Polskiej Akademii Nauk w Warszawie w 2009 roku (Guzik TJ, Kosmos, 2010).
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