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Ensaios Clínicos 

• “Várias medidas de milhares 
de pessoas” 

Medicina de Precisão 

• Requer diferentes maneiras 
de testar intervenções 
considerando milhares de 
fatores (genéticos, 
ambientais...) 
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“Todos os dias milhões de pessoas estão tomando 
medicações que não irão ajudá-las”  

Based on published number needed to treat (NNT) 
figures.  
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- Paciente com diagnóstico de hipertensão irá iniciar tratamento e o seu efeito será 
monitorado para decidir a conduta:  

- Comum na prática clínica, mas de maneira não formalizada 

- Com coleta de dados durante um período longo de tempo e o uso de controles 
apropriados, o paciente poderá ser classificado como respondedor ou não 
respondedor ao tratamento de uma maneira mais confiável; 

- Agregando resultados de vários n-of-1 trials (todos conduzidos da mesma forma) 
obtemos informações sobre como tratar melhor subconjuntos da população ou até 
mesmo de maneira geral  
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“N-of-1 trials” 
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- A formalização e utilização em larga escala dessa 
abordagem significa ter que resolver vários problemas 
práticos: 

- Diversidade dos aparelhos de monitorização; 

- Desenvolvimento de biomarcadores apropriados; 

- Mudança de paradigma em diversos níveis: 

- Agências regulatórias; 

- Indústria farmacêutica; 

- Clínica** 

UNIDADE DE PESQUISA CLÍNICA 
Centro de Medicina Reprodutiva Dr Carlos Isaia Filho Ltda. 

N-of-1 Trials 
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- Coleta de dados frequente  

- Desenhos de estudo usuais 

- Uso de cegamento  

- Uso de de intervenções controle 

- Crossover  

 

- Estabelecer valores de referência individualizados? 

- CA125 x indicação de câncer de ovário 

- Tanner Project (envolvimento do autor)  
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N-of-1 Trials  
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Schuffham, P. A. et al. J. Gen. Intern. Med. 25, 906–913 (2010). 
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- Às vezes não serão apropriados nem factíveis 

- Muito caros para a estudos de saúde pública que 
investigam efeito de intervenção na população  

- Ex: adição de fluoreto na água  

 

Making objective claims about individual responses 
requires taking appropriate measures (of tumour 

progression, say) repeatedly and efficiently.  

Yet it is not always clear what to measure.  

Only a fraction of the thousands of proposed 
biomarkers have been shown to be useful in the clinic.  
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N-of-1 Trials 
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- O autor afirma que descobrir que uma intervenção 
funciona bem em um determinado grupo é 
relativamente raro e muitas vezes por acaso. 

- Dados escassos sobre genética, estilo de vida, e 
dieta; 

-  Estudos que concluem que são necessários mais 
estudos. 
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Ensaios Clínicos “Tradicionais” 
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- Basket trials  

- Usado principalmente em oncologia, foca mais na mutação 
do tumor do que no tipo do câncer 
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Novos Desenhos de Ensaios Clínicos 

- Alguns pacientes com diferentes tipos de câncer vão ter a mesma 
mutação em seus tumores (representados pelos pontos brancos); 

-  Um basket trial testa um fármaco que tem como alvo a mutação 
nesses pacientes. 

https://www.mskcc.org/blog/clinical-trial-shows-promise-basket-studies-drugs 
Acesso em 23 de agosto de 2016, 19h30min 
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- US National Cancer Institute’s Molecular Analysis for 
Therapy Choice (MATCH) Trial 
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Basket trials 

http://www.cancer.gov/about-cancer/treatment/clinical-trials/nci-supported/nci-match 
Acesso em 23 de agosto de 2016, 19h40min 
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Basket Trials – NCI-MATCH Trial 

http://www.cancer.gov/about-
cancer/treatment/clinical-

trials/nci-supported/nci-match 
Acesso em 23 de agosto de 

2016, 19h40min 
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- Umbrella trials  

- Testa a eficácia de múltiplas drogas em um estudo 
de uma única doença 
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Novos Desenhos de Ensaios Clínicos 

Recorte de http://cancerprogressreport.org/Slides/Fig09_2014.jpg 
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- Stand Up To Cancer and Melanoma Research Alliance 
Dream Team clinical trial  

- envolvimento do autor 

- https://youtu.be/42G5CN_5Hqw 
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Umbrella Trials 
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- Muitos fatores contribuem para a resposta ao 
tratamento 

- Câncer: as células tumorais podem desenvolver 
outras anormalidades genéticas  
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Mas são personalizados o suficiente? 
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1) Crescente interesse nas “-ômicas” 
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Prontos para Começar 

Recorte de https://openi.nlm.nih.gov/detailedresult.php?img=PMC3163496_IJPRO2011-
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2) Equipamentos que coletam informações sobre a 
saúde do usuário estão ficando disponíveis  
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Prontos para Começar 

Apple Watch 
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3) Maior investimento do governo e agências de 
fomento  

3.1) Início do reconhecimento e aceitação do FDA  
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Prontos para Começar 


