
 

Mišićna distrofija - Upute za traženje kliničkih randomiziranih studija po 

bolesti i/ili lijekovima 

 

Ove upute su isključivo informativnog karaktera kako bi se pacijenti s mišićnom distrofijom 

i ostalim bolestima mogli više informirati o vrstama liječenja i mjestima gdje mogu 

pristupiti kliničkim randomiziranim studijama. 

Napravljene su radi povećanja svijesti o bolesti i olakšati pacijentima i članovima obitelji da 

dođu do informacija koje se studije provode u svijetu o Mišićnoj distrofiji i drugim sličnim 

bolestima. Savjetujete se s izabranim liječnicima i bolničkim specijalistima dali 

zadovoljavate uvjete koje studija traži prije nego se odlučite kontaktirati voditelje studija. 

Budite informirani! Zavod za Javno zdravstvo „Sveti Rok“ Virovitičko podravske županije ne 

odgovara za posljedice proizašle iz korištenja ovih uputa. 

 

1. Otići na stranicu https://clinicaltrials.gov/ 

2. Ako se ne zna engleski stisnuti u gornjem desnom uglu: Prevedi ovu stranicu (budite 

oprezni jer prevoditelj nije savršen!) 

 

 

 

PRETRAŽIVANJE PO BOLESTI 

 

3. Pod stanje ili bolest napisati Muscular i pokazati će Vam Mišićnu distrofiju i ostale 

specifične distrofije.  Odabrati ih. (Moguće je isto pretraživanje po lijeku npr. Nusinersen 

(Spinraza) II drugi lijekovi za liječenje Mišićnih distrofija. Zasad ćemo ostaviti to prazno jer 

nas zanimaju sve terapije pod dijagnozom Mišićne distrofije. Za pretraživanje po lijeku 

preskočite na PRETRAŽIVANJE PO LIJEKU. 

https://clinicaltrials.gov/


 

4. Ostaviti ostalo prazno 

5. Stisnuti Search (Traži) 

6. Odabrati STATUS onih koji primaju pacijente: 

 

 

7. Odabrati dobne skupine koje ih zanimaju: 



 

8. Odabrati fazu istraživanja.  

9. Pritisne Apply (Primjeni) 

Obavezno se upoznajte s činjenicama da: 

Klinička se ispitivanja kategoriziraju u faze od I. do IV., koje se obično opisuju na sljedeći 

način: 

• Faza I. (mali broj sudionika, obično 6 – 10 zdravih dobrovoljaca ili teško bolesnih osoba za 

koje ne postoje druge mogućnosti liječenja) 

Ispitivanja faze I. oblikuju se tako da znanstvenicima i liječnicima omoguće da razumiju 

učinke ispitivane tvari kod ljudi. Cilj je utvrditi što se događa s ispitivanom tvari u tijelu 

(apsorpcija, raspodjela u organizmu, putovi i brzina  izlučivanja), u smislu njezine sigurnosti i 

podnošljivosti, nakon unosa u organizam kroz usta, injekcijom ili infuzijom. Pritom se 

ispitanike nadzire kako bi se otkrile sve  popratne pojave i ocijenila njihova težina. 

• Faza II. (nakon što se u ispitivanjima faze I. potvrdi početna sigurnost ispitivanog lijeka, 

provode se ispitivanja faze II. s većim skupinama bolesnika, koje obično uključuju 20 - 300 

ispitanika, ovisno o vrsti bolesti) 

U ispitivanjima faze II. počinju se ocjenjivati sigurnost i djelotvornost ispitivanog lijeka kod 

bolesnika, a često se provode i da bi se utvrdilo razlikuju li se učinci različitih doza ispitivanog 

lijeka. Bolesnicima se daju različite doze lijeka i zatim ih se pozorno promatra kako bi se 

usporedili učinci primijenjenih doza i tako utvrdio najsigurniji i najdjelotvorniji način 

doziranja. U mnogim se slučajevima provodi više ispitivanja faze II. kako bi se ispitivani lijek 

ocijenio kod mnogih različitih skupina bolesnika ili u različitim indikacijama. 

• Faza III. (velike skupine bolesnika, obično  uključuju 300 ‒ 3000 i više ispitanika, ovisno o 

bolesti za koju se lijek ispituje) 



Ispitivanja faze III. oblikuju se tako da potvrde sigurnost i djelotvornost ispitivanog lijeka. 

Obično uključuju velik broj bolesnika kako bi se koristi i sigurnost lijeka potvrdile na 

odgovarajući način. Ta ispitivanja, baš kao i ona u prethodnim fazama, mogu uključivati jednu 

ili više 'liječenih skupina', što omogućuje usporedbu sigurnosti i djelotvornosti novog lijeka s 

drugim dostupnim terapijama ili pak ispitivanje primjene toga novog lijeka zajedno s drugim 

terapijama. Informacije prikupljene u ispitivanjima faze III. koriste se da bi se utvrdio najbolji 

način propisivanja ispitivanog lijeka bolesnicima u budućnosti. 

• Faza IV. (poznata i kao ispitivanja radi praćenja nakon stavljanja lijeka u promet) 

Ispitivanja faze IV. provode se nakon što lijek dobije odobrenje regulatornih tijela za 

stavljanje u promet (registraciju), kako bi se prikupilo više informacija o djelotvornosti i 

sigurnosti novog lijeka kod velikog broja bolesnika i određenih subpopulacija bolesnika, te 

radi usporedbe i/ili kombinirane primjene toga novog lijeka s drugim dostupnim 

mogućnostima liječenja. Svrha je tih ispitivanja ocijeniti dugoročne učinke lijeka. U tim se 

uvjetima mogu otkriti manje česte popratne pojave.  

Izvor: https://www.roche.hr/hr/klinicka-ispitivanja.html 

 

Napomena: Za fazu 3 postoji mogućnost da pacijenti budu u skupini koja dobiva placebo: sistemski 

kortikosterod. Vjerojatnost da završi u toj skupini je najčešće 50% i ta vjerojatnost piše većinom u 

uputama: taj. omjer 1:1 biološki lijek +kortikosteroid: kortikosteroid. 

 Nakon određenog vremena postoji mogućnost da se pacijenti uključe liječenjem s biološkim lijekom 

u daljnje praćenje ali to treba ispitati s voditeljem studije. Najčešće ta mogućnost također bude u 

uputama studije, kao u sljedećem primjeru:  

 

Odnosno isto to prevedeno Google prevoditeljem. 

https://www.roche.hr/hr/klinicka-ispitivanja.html


 

 

10. Nakon toga pojaviti  im će se sljedeći prozor; 

 

Status studije dali trenutno prima pacijente /  Za koju bolest je lijek (Važno ako je pretraživano po 

lijeku bolest može biti druga jer 1 lijek se može koristiti za više lijekova. 

 

        Lijekovi koji će se koristiti (ako piše 

placebo postoji mogućnost da će pacijent biti na placebo terapiji) 



11. Stisnuti  On Map (Na karti) 

 

 

12. Prikazati će se države gdje se sve ove studije provode 

 

 

13. Jedan klik na Europu i otvoriti će se sljedeće: 

 

14. Odabrati državu  u kojoj želite vidjeti studije. Npr. Mađarska 



 

15. Vidimo da postoji jedna studija s tri skupine ispitanika od koje će 2 dobiti lijek na ispitivanju 

a jedna placebo. Stisnuti poveznicu za detaljne informacije. 

 

16. Prikaže se broj voditelja studije i e-mail koje se može nazvati i pisati za uključenje u studiju. 

Preporučam da se angažira bolnički liječnika koji liječi bolest za dogovaranje uključivanja u 

studiju radi dodatnog pojašnjenja kakva je to studije i što se može očekivati. 

 

PRETRAŽIVANJE PO LIJEKU 

1. otići nas stranicu https://clinicaltrials.gov/ 

2. Ako ne znaju engleski stisnuti  u gornjem desnom uglu: Prevedi ovu stranicu 

https://clinicaltrials.gov/


 

 

3. Uz mišićne distrofije (Muscular Dystrophies) označite i lijek koji Vas zanima npr. Ataluren 

(Translarna™)  ili neki drugi koji Vas zanima 

 

 

 

4. pritisnite Search (traži) 

5. Odabrati STATUS onih koji primaju pacijente: 

 

6. Odabrati dobne skupine koje ih zanimaju: 



 

7. Odabrati fazu istraživanja.  

8. Pritisne Apply (Primjeni) 

Obavezno ih je upoznati s činjenicama da: 

Klinička se ispitivanja kategoriziraju u faze od I. do IV., koje se obično opisuju na sljedeći 

način: 

• Faza I. (mali broj sudionika, obično 6 – 10 zdravih dobrovoljaca ili teško bolesnih osoba za 

koje ne postoje druge mogućnosti liječenja) 

Ispitivanja faze I. oblikuju se tako da znanstvenicima i liječnicima omoguće da razumiju 

učinke ispitivane tvari kod ljudi. Cilj je utvrditi što se događa s ispitivanom tvari u tijelu 

(apsorpcija, raspodjela u organizmu, putovi i brzina  izlučivanja), u smislu njezine sigurnosti i 

podnošljivosti, nakon unosa u organizam kroz usta, injekcijom ili infuzijom. Pritom se 

ispitanike nadzire kako bi se otkrile sve  popratne pojave i ocijenila njihova težina. 

• Faza II. (nakon što se u ispitivanjima faze I. potvrdi početna sigurnost ispitivanog lijeka, 

provode se ispitivanja faze II. s većim skupinama bolesnika, koje obično uključuju 20 - 300 

ispitanika, ovisno o vrsti bolesti) 

U ispitivanjima faze II. počinju se ocjenjivati sigurnost i djelotvornost ispitivanog lijeka kod 

bolesnika, a često se provode i da bi se utvrdilo razlikuju li se učinci različitih doza ispitivanog 

lijeka. Bolesnicima se daju različite doze lijeka i zatim ih se pozorno promatra kako bi se 

usporedili učinci primijenjenih doza i tako utvrdio najsigurniji i najdjelotvorniji način 

doziranja. U mnogim se slučajevima provodi više ispitivanja faze II. kako bi se ispitivani lijek 

ocijenio kod mnogih različitih skupina bolesnika ili u različitim indikacijama. 

• Faza III. (velike skupine bolesnika, obično  uključuju 300 ‒ 3000 i više ispitanika, ovisno o 

bolesti za koju se lijek ispituje) 

Ispitivanja faze III. oblikuju se tako da potvrde sigurnost i djelotvornost ispitivanog lijeka. 

Obično uključuju velik broj bolesnika kako bi se koristi i sigurnost lijeka potvrdile na 

odgovarajući način. Ta ispitivanja, baš kao i ona u prethodnim fazama, mogu uključivati jednu 

ili više 'liječenih skupina', što omogućuje usporedbu sigurnosti i djelotvornosti novog lijeka s 

drugim dostupnim terapijama ili pak ispitivanje primjene toga novog lijeka zajedno s drugim 

terapijama. Informacije prikupljene u ispitivanjima faze III. koriste se da bi se utvrdio najbolji 

način propisivanja ispitivanog lijeka bolesnicima u budućnosti. 

• Faza IV. (poznata i kao ispitivanja radi praćenja nakon stavljanja lijeka u promet) 



Ispitivanja faze IV. provode se nakon što lijek dobije odobrenje regulatornih tijela za 

stavljanje u promet (registraciju), kako bi se prikupilo više informacija o djelotvornosti i 

sigurnosti novog lijeka kod velikog broja bolesnika i određenih subpopulacija bolesnika, te 

radi usporedbe i/ili kombinirane primjene toga novog lijeka s drugim dostupnim 

mogućnostima liječenja. Svrha je tih ispitivanja ocijeniti dugoročne učinke lijeka. U tim se 

uvjetima mogu otkriti manje česte popratne pojave.  

Izvor: https://www.roche.hr/hr/klinicka-ispitivanja.html 

 

Za fazu 3 postoji mogućnost da pacijenti budu u skupini koja dobiva placebo: sistemski kortikosterod. 

Vjerojatnost da završi u toj skupini je najčešće 50% i ta vjerojatnost piše većinom u uputama: tj. 

omjer 1:1 biološki lijek +korikosteroid: kortikosteroid. 

 Nakon određenog vremena postoji mogućnost da se pacijenti uključe liječenjem s biološkim lijekom 

u daljnje praćenje ali to treba ispitati s voditeljem studije. Najčešće ta mogućnost također bude u 

uputama studije, kao u sljedećem primjeru:  

 

Odnosno isto to prevedeno Google prevoditeljom. 

https://www.roche.hr/hr/klinicka-ispitivanja.html


 

 

9. Nakon toga pojaviti  im će se sljedeći prozor; 

 

 

10. Stisnite  On map/Na karti i prikazati će Vam se karta svijeta. 



 

 

11. Stisnite Europu koja ima trenutno 8 studija. 

 

 



12.  Zelenom bojom su prikazane zemlje gdje se primaju 

pacijenti.

 

 

13. Stisnimo npr. na Sloveniju gdje vidimo da ima 1 studija i dobit ćemo sljedeće: 

 

 

14. Otvorimo poveznicu i vidimo stranicu puno podataka o studiji i kontaktima; Prikaže se broj 

voditelja studije i e-mail koje se može nazvati i pisati za uključenje u studiju. 

 



 

15. Preporučam da se angažira bolnički liječnik koji liječi bolest za dogovaranje uključivanja u 

studiju radi dodatnog pojašnjenja kakva je to studije i što se može očekivati. 

Ove upute su informativnog karaktera kako bi se pacijenti s mišićnom distrofijom sami mogli 

informirati o vrstama liječenja i mjestima gdje mogu pristupiti kliničkim randomiziranim 

studijama. 

 

Miodrag Beneš., dr.med., specijalist javnozdravstvene medicine  

 

Podaci o statusu i 

lokacijama  te kontaktu 

za studiju 

Dodatne informacije. 

 

Dokad traje studija 


