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ความคาดหวังของชุมชนเก่ียวกับการวิจัยในคน

สวัสดีสมาชิกทุกท่าน
สารชมรมจริยธรรมการวิจัยในคนในประเทศไทยฉบับนี้ นำเรื่อง

จริงมาเสนอสมาชิก เรื่องแรกเปนสรุปเนื้อหาจากการ
จัดอบรมจริยธรรมการวิจัยประจำปที่ คณะ
แพทยศาสตร มหาวิทยาลัยขอนแกน จัดโดย
คณะกรรมการจริยธรรมการวิจัยในมนุษย 
มหาวิทยาลัยขอนแกน การเสวนาเปนเรื่อง  
“ความคาดหวังของชุมชนเกี่ยวกับการวิจัย
ในคน” คณะผูจัดไดเชิญผูนำชุมชนตัวจริง
เสียงจริงมาพูดคุยใหความคิดเห็นและตอบ

ขอซักถามของคณาจารยที่เขารับการอบรม ทำใหผูฟงเกิดประทับใจ
ในความคิดเชิงบวกของผูนำชุมชนเปนอยางมาก ศาสตราจารยแพทย

หญิง พรรณแข มไหสวริยะ ไดกรุณาสรุปขอคิดเห็นจากการเสวนามา
แบงปนใหสมาชิกชมรมไดรับทราบ และอยากใหกรรมการจริยธรรม
การวิจัยมีกำลังใจในการทำงานเพื่อปกปองอาสาสมัครในโครงการ
วิจัยตาง ๆ เพื่อธำรงคไวซึ่งความรูสึกชิงบวกของชาวบานที่เสียสละ
ตนเขามารวมโครงการวิจัยตาง ๆ กรรมการจริยธรรมจะตองดูแล

ความปลอดภัย ความเปนอยูทีดีของอาสาสมัคร และลดการเอารัดเอา

เปรียบอาสาสมัครอยางถึงที่สุด แมวาจะไมสบอารมณของผูวิจัยก็
ตาม 

         เรื่องจริงอีกเรื่องมาจากรองศาสตราจารย ดร. นิมิตร 
มรกต ”บทเรียนจากเรืองจริง” ซึ่งอาจารยถายทอดเรื่องราวของพอที่
มีลูกสาวเปนโรคพันธุกรรมที่เรียกวา Pompe Disease เปนโรคที่มี

ความผิดปกติของเอ็นไซมในวิถิเมตาบอลิสมของไกลโคเจน ไม
สามารถสลายไกลโคเจนไปเปนน้ำตาลและพลังงาน มีการสะสมของ
ไกลโคเจนในตับและกลามเนื้อ Pompe Disease เปนโรคที่มีอุบตัิ
การณต่ำ แพทยทั่วไปแทบจะไมมีโอกาสพบเห็นเลยตลอดชีวิตการ
เปนแพทย ดังนั้นจึงไมแปลกที่จะพลาดการวินิจฉัย และไมแปลกอีก
เชนกันที่โรคพันธุกรรมเหลานี้ถูกละเลย มีนักวิจัยนอยคนที่จะสนใจ
คนควาหายาหรือวิธีการรักษา ยาที่มีการพัฒนาจึงจัดเปนกลุม 
orphan drug (ยากำพราไรสปอนเซอร) แตบังเอิญเคราะหกรรมเกิด
กับลูกถึงสองคนของ John Crowley ซึ่งเปนอดีตผูบริหารของบริษัท 
Bristol- Myers Squib ทานจึงพยายามทุกวิถิทางที่จะเสาะหาทาง
รักษา และไดพบกับ Dr.William Canfield นักวิจัยผูคนควาเรื่องนี้อยู 
อาจารยนิมิตรคนควารายละเอียดโรค Pomepe Disease มาใหความ
รูอยางจุใจ ตัวเองเคยอานเรื่องนี้ใน Time Magazine แตไมทราบวามี
ผูนำไปสรางเปนภาพยนต จำไดแควา นักบริหารมืออาชีพมีลูกสาว
ชื่อ Megan เปนโรคพันธุกรรม ไดระดมเงินใหนักวิจัยคนควาหาทาง
รักษา อานแลวคิดถึงขอความที่วา นักวิจัยควรทำวิจัยเพื่อชวยให
คุณภาพชีวิตมนุษยดีขึ้นและเพื่อลดความทุกขทรมานของมนุษย
มากกวาทำเพื่อลาภ ยศ สรรเสริญ 

                                                                                       

(ศาสตราจารยแพทยหญิง ธาดา สืบหลินวงศ) 
บรรณาธิการ 

                          ศาสตราจารย์แพทย์หญิง พรรณแข มไหสวริยะ
         เมื่อวันที่ 20 - 21 กรกฎาคม 2553 คณะกรรมการจริยธรรม
การวิจัยในมนุษย มหาวิทยาลัยขอนแกน ไดจัดอบรมจริยธรรมการ
วิจัยในมนุษยประจำป 2553 เพื่อใหความรูดานจริยธรรมการวิจัยใน
คน แก คณะกรรมการจริยธรรมและนักวิจัย ทั้งภายใน และภายนอก
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มหาวิทยาลัยขอนแกน ในการประชุมนี้ มีหัวขอหนึ่งที่นาสนใจคือ 
เรื่องความคาดหวังของอาสาสมัคร หรือชุมชนตอบทบาทของคณะ
กรรมการจริยธรรมการวิจัยในคน ซึ่งผูจัดประชุม ไดเชิญผูนำชุมชน
ในภาคอิสานเขารวมเสวนาดวย วิทยากรที่เปนผูนำชุมชนชาวอิสาน
แสดงความคิดเห็นที่นาสนใจ ในประเด็นดังตอไปนี้ คือ 
        1.    ทัศนคติของคนทองถิ่นภาคอิสานเกี่ยวกับความภาคภูมิใจ
ในวัฒนธรรมพื้นบาน  
                  ความภูมิใจในวัฒนธรรมทองถิ่น เริ่มตั้งแตการใชภาษา
ถิ่น ซึ่งไมเพียงแตภูมิใจเทานั้น เพราะเมื่อไดพูดคุยโดยใชภาษาถิ่น 
กับคนที่มาจากภาคเดียวกัน  ทำใหเกิดความอบอุน มีความเปนพี่เปน
นองรวมอยูดวย การสืบสานวัฒนธรรมทองถิ่นไมไดแปลวาลาสมัย
หรือคร่ำครึ แตเปนการเคารพในสิ่งที่บรรพบุรุษไดสรางสรรคไว  ทำ
ใหรูจักรากเหงาของตนเอง และสามารถรับความเจริญทางเทคโนโลยี
สมัยใหมไปพรอมกัน อันแสดงถึงความใจกวาง และเปนมิตรของ
คนในภาคนี้ดวย 
         2.    การรักษาพยาบาลโดยอาศัยภูมิปญญาทองถิ่น 
                   การรักษาความเจ็บไขไดปวยโดยหมอชาวบาน แมไม
ไดใชเทคโนโลยี แตใชกำลังใจ ความเอื้ออาทร ความเอาใจใสของ
สมาชิกในครอบครัว ชวยใหผูปวยมีกำลังใจดีขึ้น เปนการรักษาแบบ
องครวมที่คำนึงถึงจิตใจของผูปวย มิใชมุงแตการรักษาโรคเพียงอยาง
เดียว 
            3.    ปญหาท่ีตองการแกไขในรื่องติดสุรา และยาเสพติด 
                    สุราและยาเสพติด บั่นทอนสุขภาพ กอใหเกิดปญหา
ในครอบครัวเนื่องจากนำไปสูเกิดการใชความรุนแรงในครอบครัว และ
มีผลกระทบตอสังคม เกิดอาชญากรรม และ อุบัติเหตุ มีการรนณรงค
สอนเยาวชนในโรงเรียนใหมีบทบาทชวยใหผูปกครองเลิกสุรา ซึ่งก็ได
ผลบาง แตจำเปนตองมีการดำเนินงานอยางตอเนื่อง จึงจะเกิดผล

อยางยั่งยืน  
            4.     ทัศนคติเกี่ยวกับการเขารวมการวิจัยในคน และการ

เผยแพรผลงาน 
             ผูนำชุมชนใหขอมูลวา ชาวบานมีความสนใจ และมีความ

คิดเห็นเชิงบวก ในการเขารวมการวิจัย เนื่องจากเห็นประโยชน  สิ่งที่
ชาวบานตองการจากการเขารวมการวิจัย คือตองการทราบผลการ
วิจัย แตยังไมไดขอมูลสวนนี้จากผูวิจัยมากเพียงพอ ที่ผานมาเมื่อ
สิ้นสุดการวิจัยแลวผูวิจัยมักมิไดกลับมาแจงผลการวิจัยแกผูเขารวม

การวิจัยในชุมชนอีก ทำใหชุมชนไมสามารถนำผลการวิจัยมาตอยอด
ใหเกิดประโยชนอยางยั่งยืนได โดยเฉพาะงานวิจัยของนกัศึกษา ชาว
บานแมจะทราบวาเปนสวนหนึ่งของหลักสูตรที่นักศึกษาจะตองผานจึง
จะจบการศึกษา ไดรับปริญญาสมหวังของนักศึกษา และพลอยยินดีใน
ความสำเร็จนั้น แตก็ยังอยากใหสถาบันการศึกษาไดสนับสนุนใหนำ

ผลการวิจัยของนักศึกษามาพัฒนาชุมชนอยางเปนรูปธรรมดวย 

         กรณีการเผยแพรผลงานวิจัย คณะกรรมการจริยธรรมการวิจัย
ในมนุษย มหาวิทยาลัยขอนแกน ไดยกตัวอยางที่เปนรูปธรรมเกี่ยว
กับการเผยแพรผลงานวิจัยของนักวิจัยที่เปนบุคลากรในมหาวิทยาลัย 
ซึ่งไดแพรขอมูลผานสื่อในรูปขาวลงหนังสือพิมพ ทั้งหนังสือพิมพที่มี
ยอดขายสูงทั่วประเทศ และหนังสือพิมพทองถิ่น โดยแจงผลระบุชื่อ
ชุมชนซึ่งเปนสถานที่วิจัย วามีความชุกของพยาธิ์ใบไมในตับสูงที่สุด
ในประเทศไทย และสูงสุดเปนที่สามของโลกนั้น ชาวบานมีความรูสึก
เชนไร คณะกรรมการจริยธรรมฯ มีความเห็นวาการเผยแพรผลงาน
วิจัยในลักษณะนี้ กอใหเกิดผลกระทบตอชุมชนโดยตรง วายังดอย
ความเจริญดานการสาธารณสุข ผูนำชุมชนไดแสดงความคิดเห็น
อยางตรงไปตรงมาวา การเผยแพรผลงานในลักษณะนี้แมชาวบานจะ
รูสึกอับอาย แตก็เปนวิธีหนึ่งที่จะกระตุนใหทางราชการมองเห็นปญหา 
และใหความชวยเหลือ ซึ่งชุมชนไมสามารถแกไขปญหาไดโดยลำพัง 
มุมมองเชนนี้ สะทอนตัวตนของชาวบานภาคอิสาน วาเปนผูที่มี
ความคิดเชิงบวก ใจกวาง และสามารถเปลี่ยนวิกฤติใหเปน
โอกาสได ภูมิปญญาทองถิ่นมีความลุมลึกควรคาแกการใหความ
เคารพ แมวาชาวบานสวนใหญมิไดมีการศึกษาตามระบบในระดับสูง 
แตวัฒนธรรมทองถิ่นและ ปราชญชาวบาน สามารถเพิ่มคุณคาทาง
ปญญาใหแกชาวบานได นักวิจัยควรตระหนัก ใหความเคารพแก
ชุมชนซึ่งเปนสถานที่วิจัยและชาวบานที่มีสวนรวมใหงานวิจัยประสบ
ผลสำเร็จ โดยการคืนประโยชนใหกลับสูชุมชนอยางเต็มที่ อยางนอยก็
ใหความรูในการปองกันโรคแกชุมชน ปรับเปลี่ยนวิธีการปรุงอาหารที่
จะทำใหไมติดโรคพยาธิ ผลักดันใหทางราชการใหความชวยเหลือ
ดานการรักษาพยาบาล แตไมจำเปนที่จะตองเผยแพรผลงานวิจัยใน
วิธีการที่กอใหเกิดลบผลตอชุมชน  จึงจะแสดงวาไดใหความเคารพใน
สิทธิของผูเขารวมการวิจัยอยางแทจริง 

******************************* 

Extraordinary Measures: จากเรื่องจริงสู่จอ

เกริ่นนำ 
• โรคปอมเป (Pompe disease) เปนโรคทางพันธุกรรม จาก 

autosomal recessive gene ซึ่งถาท้ังพอ แม เปนพาหะ มีโอกาสที่
คลอดลูกจะเปนโรครอยละ 25 และเปนพาหะรอยละ 50 

• เด็กท่ีเปนโรคโดยกำเนิด จะมีปญหายอยสลายไกลโคเจนใน

เซลลกลามเนื้อเพราะขาดเอ็นไซมยอยสลายไกลโคเจน อาการจะคอย 
ๆ พัฒนาขึ้น โดยเซลลกลามเนื้อฝอ เด็กปวยจะออนแรงไปเรื่อย ๆ 
การเดิน ยืน กลืน และหายใจลำบาก และในที่สุดจะเสียชีวิตโดยไมมี
ยารักษา 

• John Crowley เปนผูบริหารของบริษัท Bristol- Myers 
Squib แตบุตรชาย 1 คน บุตรสาว 1 คน ปวยเปนโรคปอมเป ตองนั่ง
วีลแชรและเจาะคอไว บางครั้งอาการทรุดลงจนตองเขา ไอซียู แพทย
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บอกวาไมมียารักษาและใหขอเสนอแนะวา “let it go” 

• John Cowley ไมยอมแพโชคชะตา เขาคนอินเทอรเน็ต อาน
เก่ียวกับโรคนี้ และพบวา Dr.William Canfield วิจัยเกี่ยวกับเรื่องนี้ 

• William Canfield, MD, PhD, เปนอายุรแพทยและนัก
ชีวเคมีเชี่ยวชาญดาน glycobiology เปนรองศาสตราจารยที่ 
University of Oklahoma Health Science Center และตั้งทฤษฎีวา
สามารถนำเอนไซมเขาเซลลได 

• Crowley ขึ้นเครื่องบินไปพบ Dr.Canfield เพื่อขอใหเขา
คนควาพัฒนายารักษาโรค แต Canfield ไมมีเงินทุนวิจัยเพราะโรคนี้
พบนอยจึงไมมีแหลงทุนสนใจ 

• ค.ศ. 1998 Crowley ระดมเงินทุนจากองคการกุศลและ
เพื่อน ๆ ได 5 แสนเหรียญ ตั้งตนบริษัทเล็ก ๆ Novazyme 
Pharmaceutical และลาออกจากบริษัท BMS มาเปนผูบริหาร 
Novazyme 

• Dr.Canfield ทำขอตกลงกับสำนักผลประโยชนของ
มหาวิทยาลัยโอคลาโฮมา วามหาวิทยาลัยจะไดรับผลประโยชนเปน
หุน ในขณะที่ Dr.Canfield เปนเจาของสิทธิบัตร 

• ค.ศ.2006 ทีมงานสามารถผลิตเอนไซมที่ดัดแปลงเพื่อให
เซลลนำเขาไปใชได ชื่อ Myozyme  และเสนอขออนุมัติจาก FDA 
โดยใชชองเรงดวน (fast track) และในที่สุดก็ไดรับการอนุมัติ 

• ผูปวยตองไดรับยาทางหลอดเลือดสัปดาหละ 2 ครั้ง ตลอด
ชีวิต เพื่อไมใหอาการปวยทรุดลง คารักษาปละ 3 แสนเหรียญ 

• Genzyme ซื้อบริษัท Novazyme ในราคา 229 ลานเหรียญ 
และ Crowley ไปเปนผูบริหารของ Novazyme 

จากเรื่องจริงสูหนังสือและภาพยนตร 
ความมุงมั่นของ Crowley และ Canfield ไดถายทอดเปนกรณี

ศึกษาของ Harvard Business 
School ในป ค.ศ.2002 เรื่อง “A 

Father’s Love: Novazyme 
Pharmaceuticals, Inc. และ

หนังสือ The Cure: How a 
Father Raised $100 Million – 

And Bucked the Medical 
Establishment – In a Quest to 
Save His Children เขียนโดย 
Geeta Anand ซึ่งเปนนักเขียน
รางวัลพูลิตเซอร และถายทอดเปน
ภาพยนตร ชื่อ “Extraordinary 

Measures” แสดงนำโดย Harrison 
Ford และ Brandon Fraser ซึ่ง DVD ออกใหเชาท่ีบานเราเดือน

พฤษภาคม ที่ผานมา ในภาพยนตรเรื่องนี้ Harrison Ford แสดงเปน 
John Crowley และ Brandon Fraser แสดงเปน William Canfield 
ซึ่งในภาพยนตรเปลี่ยนชื่อเปน Dr.Stonehill 

ผมเชาหนังมาดูเพราะดูนักแสดงแลวคิดวาเปนหนังบู สืบสวน 
ตามแนวที่ Harrison Ford เคยแสดงมา พอเริ่มดูสักพักก็รูวาเปนหนัง
ชีวิตจากเรื่องจริงโดยฉากแรกเปนฉากที่ลูกสาวของพระเอกนั่งบนลอ
เข็น มีชองเจาะที่คอ และเลนกับพี่ชายอยู ผมก็ดูจนจบเรื่องและก็ได
ความคิดทันทีวา นี่เปนหนังที่ผูบริหารมหาวิทยาลัย กรรมการสงเสริม
วิจัย และกรรมการจริยธรรมการวิจัย ควรดูเปนอยางยิ่ง เพื่อตอบ
คำถามวา 

• ทำไมนักวิจัยอเมริกาถึงคนพบสิ่งที่เปน breakthrough ได 
• ทำไมถึงตองใชกวา 8 ป และเงินทุนมหาศาล กวาจะไดยา

มาหนึ่งตัว 
• มหาวิทยาลัยมีมุมมองดานผลประโยชนจากการที่อาจารย

ทำวิจัยอยางไร 
• FDA มีมุมมองอยางไรในการชวยเหลือผูคนควาและผลิตยา

เพื่อรักษาผูปวยที่ทั้งโลกมีจำนวนเพียง 5,000-10,000 คน 

ตอไปนี้จะเปนรายละเอียดเพิ่มเติม 
โรคปอมเป 
พบในป ค.ศ.1932 โดยพยาธิแพทยชาวดัทช Johanne 

Pompe เปนโรคหนึ่งในกลุมโรค Lysosomal storage disorders 
(LSD) ซึ่งเปนผลมาจากยีนลักษณะดอยในออโตโซมทำใหไมผลิต
เอนไซม acid alpha-glucosidase (GAA) ซึ่งมีหนาท่ียอยสลาย
ไกลโคเจนในเซลลกลามเนื้อ ผลจากการไมมีเอนไซมดังกลาว ทำให
ไกลโคเจนสะสมในเซลลกลามเนื้อเรียบและกลามเนื้อลาย นำไปสู
เซลลกลามเนื้อฝอ และสงผลใหกลามเนื้อออนแรง สังเกตไดจาก
กิจกรรมที่ตองใชกลามเนื้อจะเปนปญหา พฤติกรรมที่สังเกตเห็นใน
เด็กไดงายคือการตั้งไขลำบาก เกาะราวอูลำบาก รับประทานอาหาร
ลำบาก หายใจลำบาก เมื่ออาการรุนแรง ตองใชทอใสอาหาร ใชเครื่อง
ชวยหายใจ สื่อสารโดยใชทาทาง และนั่งบนรเข็น การเสียชีวิตเกิด
จากการหายใจลมเหลวหรือหัวใจลมเหลว 

โรคปอมเปแสดงใน 6 ระยะ ไดแก ทารกแรกเกิด วัยเด็ก 

วัยรุน ผูใหญเริ่มแรก และผูใหญตอนปลาย ถาทารกแสดงอาการ จะ
เสียชีวิตใน 1 ป แตผูใหญแสดงอาการขณะอายุ 51 ป จะเสียชีวิต

ประมาณอายุ 71 ป การคนควาวิจัยโดยนักวิทยาศาสตรจาก Duke 
University และ University of Rotterdam ไดความรูเกี่ยวกับเอนไซม
ที่เกี่ยวของยีนที่กำหนดการสรางเอนไซม และการสังเคราะหเอนไซม
ในกระตาย 

John F. Crowley 
อายุ 43 ป ในปจจุบัน จบการศึกษาดาน Foreign Service 

จาก Georgetown University 

และเรียนตอดานกฎหมายจาก 
University of Notredam และ
บริหารธุรกิจจาก Harvard 
Business School แตงงานกับ 
Aileen ในป ค.ศ.1990 และมีลูก 
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3 คน เมื่อเมแกนซึ่งเปนลูกสาวอายุได 1 ขวบ เริ่มมีความผิดปกติที่
ยืนเกาะเปลลำบากและเดินลำบาก ในป 1998 แพทยวินิจฉัยวา เม
แกนเปนโรคปอมเปและอาจอยูไดแค 3-6 เดือน (จอหนกลาววาตอน
แรกแพทยวินิจฉัยไมไดจนไปคนจาก Medline ถึงวินิจฉัยได) และ
แพทริก พี่ชายอายุมากกวาเมแกน 5 วัน ก็มีโอกาสเสี่ยงเปนโรค 
25% (ตอมาผลการทำ fibroblast test พบวาแพริกเปนโรคจริงแตยัง
ไมมีอาการ) และขณะนั้นยังไมมียารักษา ครอบครวัเปนทุกขมาก เขา
ตัดสินใจยายจากซานฟรานซิสโกมาอยูทีเมืองปรินซตัน รัฐนิวเจอรซีย 
เพื่อใหอยูใกลแพทยผูเชี่ยวชาญ และเขาก็ทำงานเปนผูบริหาร 
Bristol-Myers Squibb (BMS)  

ในภาพยนตร จอหนเปน family man และรักลูกมาก เขาจะ
เลนและใหกำลังใจลูกสาวซึ่งนั่งบนวีลแชร และเจาะคอโดยตลอดและ
จะกังวลมากเมื่อลูกสาวตองเขาโรงพยาบาล เมื่อแพทยบอกวาไมมียา
รักษาและนาจะปลอยเธอไป จอหนไมยอม และเริ่มคนควาอานเรื่อง
โรคนี้ในอินเทอรเน็ตทั้ง ๆ ที่เขาไมอยูในสายวิทยาศาสตร  

จอหนพบวิลเลียม (William Canfield) ใน Conference เรื่อง
โรคปอมเปและนัดคุยกันเรื่องนี้ ตอนที่คุยกันนั้นคุยกันที่บารของพอ
ตาจอหนที่นิวเจอรซีย และวิลเลียมบอกจอหนวาตองมีทุนวิจัยกวา 
250,000 เหรียญ เพื่อการวิจัยของเขาจะเดินหนาได 

Dr. William M.Canfield 

จบปริญญาตรีดานเคมีแลว
เรียนตอแพทยที่ University of 
Washington School of Medicine 
และ Ph.D. (Biochemistry and 
Molecular Biology) ที่มหาวิทยาลัย
เดียวกันภายใตการดูแลของ S. 
Kornfield ในเรื่องกลไกการสงผาน 
mannose-6-phosphate เขาในเซลล 
ผลงานระหวางการศึกษาตีพิมพ 2 
เรื่อง (1989 และ 1991) ใน J Biol Chem โดยเปนชื่อแรก หลังจาก
จบแลวทำงานที่ University of Oklahoma Health Science Center 
ก็วิจัยเรื่องนี้ตอกับกลไกการสงผานเอนไซม N-acetylglucosamine-1-
phosphodiester alpha-N-acetylglucosaminidase เขาเซลลโดย
อาศัย mannose-6-phosphate มีผลงานตีพิมพเกี่ยวกับเรื่องนี้อีก 6 
เรื่อง  ตีพิมพใน J Biol Chem (impact factor 5.5) 5 เรื่อง Anal 

Biochem (impact factor 3)  1 เรื่อง (Canfield มีชื่อลำดับสุดทาย 
เขาใจวาเปนผลงานนักศึกษา)  

วิลเลียมพบจอหนในงานสัมมนาวิชาการเรื่องโรคปอมเป และ

ตองการทุนวิจัยตออีก 250,000 เหรียญ วิลเลียมเชิญจอหนนำเสนอ
โครงการตอกรรมการมูลนิธิซึ่งเขานำเสนอวาเอนไซมเขาสูเซลลได
โดยตอ mannose-6-phosphate.เขากับเอนไซมผานทาง Chinese 
Hamster Ovary cell line culture เอนไซมที่ดัดแปลงแลวและฉีดเขา
รางกายจะทำใหเซลลกลามเนื้อเขาใจวาเปนเอนไซมท่ีรางกายผลิต

เองและนำเขาสูไลโซโซม ทำใหสามารถยอสลายไกลโคเจนในเซลลได
ในที่สุด วิลเลียมใหสัญญาวาจะไดผลวิจัยใน 4 เดือน มูลนิธิสนับสนุน
จากกองทุนเริ่มตน 5 แสนเหรียญ 

ในภาพยนตร วิลเลียมเปนนักวิจัยที่ทำงานหามรุงหามค่ำ ไม
สนใจเรื่องอื่น ๆ นอกไปจากเรื่องที่ตนเองวิจัยอยู อยูหองแล็บ เขียน
กระดานดำ ดู pathway กลไกการสงผานเอนไซม จอหนโทรศัพทไป
หาก็ไมสนใจจะคุยดวย จนกระทั่งจอหนตองบินไปหาที่หองแล็บและ
เฝารอจนดึกเพื่อจะคุยดวย มีความเปนตัวของตัวเองสูง จอหนทาทาย
เขาวา “คุณจะมีอะไร รูแตทฤษฎี คุณเคยเอามาใชรักษาจริง ๆ มั๊ย” 
เมื่อถูกถามวาตั้งบริษัทแลวตองทำงานหนัก เขาขึ้นเสียงกับจอหนวา 
“ทุกวันนี้ผมก็ทำงานหนักอยูแลว ไมเห็นรึไง” แตเขาก็เปยมดวย
เมตตา เขาใหเอนไซมที่ผลิตไดครั้งแรก (ซึ่งจอหนพยายามขโมยจาก
หองแล็บ) ไปใชกับเมแกน และเมื่อพบเมแกน เขาก็แสดงออกอยาง
ออนโยน 

ในความเปนจริงรูปจริงของวิลเลียม หนาตาดูเครงขรึม เอาจริง 
ประวัติไมสามารถคนหาไดในอินเทอรเน็ต 

การดำเนินการ 
Crowley ตั้งเปาหมายเริ่มแรกวาตองไดวิธีรักษาโรคปอมเปให

ลูกและผูปวยโดยเร็วที่สุด ทีมบริหารหาปจจัยวิกฤติสูความสำเร็จ 
(critical success factors) ไดแก เงินทุน ระเบียบขอบังคับ (หมายถึง 
31CFR ของ FDA) และกลยุทธ clinical trial, การผลิต และการขาย 

เงินทุน Crowley ระดมทุนทันทีได 1 แสนเหรียญ ตอมาบิดา
มารดาของเด็กปวยรวมตัวกันตั้ งมูลนิธิปอมเปในเด็กโดยมี
วัตถุประสงค “ขับดันวทิยาศาสตรไปสูการรักษาโรคปอมเป” โดย
สนับสนุนทุนวิจัยแกแพทยและนักวิจัยที่คนควาโรคปอมเป เฉพาะป 
ค.ศ. 1999 ใชเวลาอีก 2 เดือนระดมทุนไดอีก 6 แสนเหรียญ แต 
Crowley รูดีวาไมพอ จึงเริ่มระดมทุนใหมแบบมืออาชีพเปนเงินลงทุน 
ไดมาจากอีก 3 บริษัท รวมเปนเงิน 8 ลานเหรียญ 

วิลเลียมตั้งบริษัทเล็ก ๆ ในป ค.ศ.1999 มีบุคลากรแค

เลขานุการ 1 คน และผูชวยวิจัย 1 คน แตการดำเนินการทำทาไมดี

เพราะ เขา ไมมีประสบการณบริหาร จนในที่สุด จอหนเห็นวางานไป
ชามากและเปนผลเสียตอลูกเขา จึงลาออกจาก BMS โดยการ

สนับสนุนและกำลังใจจากเจานายที่ BMS มาบริหารที่นี่เต็มตัว ในป 
2000 ในบริษัทท่ีมีชื่อวา Novazyme Pharmaceuticals 

พฤษภาคม 2001 Crowley และทีมบริหาร สรุปวัตถุประสงค
การทำ clinical trial เปน 2 ขอ (1) ไดรับอนุมัติใหใชเอนไซมรักษา
โรคปอมเปในผูปวยทุกราย และ (2) เพิ่มมาตรฐานการทดลองทาง
คลินิกในเรื่อง LSD และเสนอโครงการทดลองเขารับการพิจารณาจาก 

FDA ในชองเรงดวนและสำคัญ (Accelerated Approval and Priority 
Review) ซึ่งโครงการทดลองยาเขาเกณฑดังกลาว และไดทำงานรวม
กับ FDA อยางใกลชิด และคาดวาสามารถนำไปใชรักษาผูปวยทุกเชื้อ
ชาติ ทุกคน (ตามวัตถุประสงคขอ 1) แตสำหรับวัตถุประสงคขอ 2 ใน
การเพิ่มมาตรฐานการทดลองยา ทั่วไปแลว การทดลองยามักตั้ง



ผลลัพธ (primary outcome) ไววาตองสามารถลดอัตราตายในหนึ่งป
เมื่อเทียบกับกลุมควบคุม ในกรณีโครงการทดลองยารักษาโรคปอมเป 
อาจตั้งผลลัพธไววา GAA activity สูงขึ้น และ ระดับไกลโคเจนลดลง 
เปนตัวแทนบอกผลการรักษาทางออมแทนที่จะไปดูผลลัพธทางคลินิก
โดยตรง อยางไรก็ตาม ทีมบริหารเพิ่มการวัดผลลัพธไปอีก 2 ประเภท 
ไดแก ผลลัพธทางคลินิก (ถอดเครื่องชวยหายใจได เดินเองได 6 นาที 
และคุณภาพชีวิต) และผลลัพธทางสรีรวิทยา (การทำงานของระบบ
โครงรางและกลามเนื้อ ระบบหัวใจและหายใจ ดีขึ้น) ดวยการยก
มาตรฐานโครงการเชนนี้ เชื่อวา จะผานการอนุมัติไดรวดเร็วขึ้นและ
ทำใหคูแขงตามไมทัน 

ขอเสียที่ตองระวังคือ (1) FDA อาจไมอนุมัติหากการออกแบบ
วิจัยไมสมเหตุสมผลทางคลินิก (2) FDA ตองใหมีการทดลองหลังวาง
ตลาดแลวเพื่อพิสูจนวารักษาไดจริง หากไมเปนตามนั้นก็จะถอนการ
อนุมัติอยางรวดเร็วเชนกัน (3) การเขาชองเรงดวนและรวมเฟสการ
ทดลอง เปนผลเสียตอการตลาดของยาและกำไรที่จะเกิดขึ้น Crowley 
และทีมบริหารชั่งแลวและเชื่อมั่นในการคาดคะเนของตนเองจึงเดิน
หนาวางแผนการขออนุมัติโครงการทดลองยาจาก FDA ในแผน 
(timeline) กำหนดการทำสัญญาผลิตยา Preclinical trial, Phase 1 
และ 2 clinical trial ในควอเตอร 3-4 ของป 2000, Phase 3 และ 4 
clinical trial ในควอเตอร 3-4 ของป 2001 เตรียม Biologic License 
Agreement Phase I และ 2 clinical trial ในควอเตอร 2-3 ของป 
2002 และออกตลาดในตนป 2003 รวมเวลาประมาณ 3 ป 

นอกจากนั้น ทีมบริหารตองคำนึงถึงการผลิตโดยมาตรฐาน 
GMP ใหไดมากพอสำหรับการทดลองและการขาย การคำนวณตลาด 
ผูแทนการตลาด ความรวมมือกับบริษัทอื่น มีสิ่งที่ตองคิดเพื่อวางแผน
กลยุทธมากมาย  

มหาวิทยาลัย 
การท่ี สังกัดมหาวิทยาลัย จำเปนตองแบงบันผลประโยชนอัน

เกิดจากทรัพยสินทางปญญาใหกับมหาวิทยาลัย หากกรณีเกิดจาก
การคา ก็ดำเนินการผาน University’s technology transfer office ซึ่ง
มักจะคิดเปนรอยละ 2-6 ในแตละระยะของการพัฒนายา และแบงกัน
ระหวางมหาวิทยาลัยและนักวิจัย แตในกรณนี้มหาวิทยาลัยเลือกเปน
กรณีพิเศษโดยขอเปนหุนสำหรับคาสิทธิ (royalty) และคางวด 
(milestone payment) ในอนาคต สวน Dr.Canfield ไดเปนเจาของ

สิทธิบัตร 

FDA (Food and Drug Administration) 
การวิจัยยาใหมและวางขายในอเมริกาตองผานการอนุมัติของ 

FDA การทดลองยามี 4 ระยะ ไดแก Phase I, II, III และ IV อาจใช

เวลากวา 7-12 ป ลงทุนประมาณ 200-350 ลานเหรียญ แต FDA เห็น
วามีหลายโรคที่ยังไมมียารักษา จึงตองทำใหยาใหมออกสูตลาดไดเร็ว
ขึ้นกวาปกติโดยเฉพาะความตองการยาใหมเพื่อรักษาโรคเอดส 

ในป ค.ศ. 1988 เพิ่ม accelerated review process ใน 

Subpart E ของ Investigational New Drug Application และในป 
1992 ยอมใหใชผลลัพธตัวแทนอื่น (surrogate marker) แทนผลลพัธ
ทางคลินิกได ในป 1997 เพิ่มเกณฑสำหรับบริษัทท่ีตองการรับการ
พิจารณาใหเร็วขึ้นภายใตชองการพิจารณา “fast track” ซึ่งมีเกณฑ
หลักสองขอ (1) การเจ็บปวยรายแรงหรือเปนภาวะคุกคามชีวิตและยา
ที่วิจัยจะชวยลดความรายแรงของการเจ็บปวยได (2) ยาวิจัยมีเจตนา
เพื่อสนองความตองการทางการรักษาที่ยังไมไดผลดวยวิธีรักษาที่มีใน
ปจจุบัน 

โครงการที่เสนอภายใต fast track นั้น FDA จะตองตอบ
ภายใน 60 วัน ถาอนุมัติ จะไดสิทธิอีกหลายดาน เชน สามารถเสนอ 
New Drug Application เปนรายยอยได แทนที่จะตองเสนอรวมเปน
ชุดเดียวกัน, สามารถรวม Phase I และ II เขาดวยกัน และได Priority 
review 

จอหนและทีมบริหารยื่นขอการพัฒนายาภายใต fast track ทำ
ใหเขาลดระยะการพัฒนายาได เทากับลูกเขามีโอกาสรอดชีวิต 

Orphan Drug Act (ODA) 
โรคบางโรคพบผูปวยจำนวนนอย เชน Huntington’s disease, 

myoclonus, muscular dystrophy จึงไมเปนแรงจูงใจใหบริษัทยา
ลงทุนคนควาในโรคดังกลาวเพราะไมไดกำไร ยาสำหรับโรคดังกลาว
จึงเรียกวา “Orphan drugs” สหรัฐอเมริกาออกกฎหมาย ODA ในป 
ค.ศ.1983 โดยใหสิ่งจูงใจสี่อยาง (1) ทุนวิจัยจาก FDA และ NIH ปละ 
1-2 แสนเหรียญ (2) ยกเวน user fees (3) ให tax credits ซึ่งอาจ
มากถึงครึ่งหนึ่งของคาใชจายการทดลองยา (4) สิทธิขายยานาน 7 ป 
โดยไมมีคูแขง 

จอหนและทีมบริหารยื่นขอการพัฒนายาภายใต ODA ทำให
เขาลดการใชจายจากกองทุนได 

บทเรียน 
William Canfield: เปนทั้งแพทยและนักวิทยาศาสตร ผลงาน

มาจากการทำวิทยานิพนธ และจบแลวก็ทำตอ ตีพิมพในวารสารชั้น
นำ อะไรเปนสิ่งที่ทำใหเขาสนใจเรียน Ph.D. และใครเปนคนคิดหัวขอ
วิทยานิพนธ เมื่อเขาตั้งบริษัท Novazyme ก็ดึงอดีตอาจารยที่ปรึกษา
เขามาเปนที่ปรึกษาดานวิชาการดวย 

บริษัทมี (1) ทีมบริหารระดับสูง ประกอบดวยบุคคลวุฒิ MD, 
PhD 2 คน และ MBA 2 คน (2) ผูอำนวยการ 2 คน และที่ปรึกษา

กฎหมาย 1 คน (3) ทีปรึกษาวชิาการ 6 คน อดีตอาจารยที่ปรึกษา

เปนประธาน และบุคลากร PhD 3 คน MD 1 คน และ MD, PhD 1 
คน 

John Crowley: เปนนักบริหารชั้นยอด การรวบรวมขอมูล 

การวางกลยุทธ และวางแผน มาจากมันสมองของเขาทั้งสิ้น เขา
ศึกษาการทดลองยา การผลิตยา การตลาด เพื่อวางกลยุทธไดอยางไร 
ในวิธีคิดของเขานั้น แพทยหรือนักวิทยาศาสตรทำไดเหมือนเขาหรือ
ไม ความรักท่ีมีตอลูกเปนแรงผลักดันสูงสุดเพื่อคนควาหายารักษาลูก
โดยไมจำนนตอโชคชะตา 
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กรุณาส่ง

FDA และรัฐบาลสหรัฐอเมริกา: ไม fix ตอกฎระเบียบ หากแต
ใหความเปนธรรมแกทุกคนโดยยึดผลประโยชนประชาชนเปนหลัก 
พรอมที่จะออกกฎ ระเบียบ เพื่อชวยประชาชน เมื่อเห็นวามีโรคที่ไมมี
ยาก็ออกกฎหมาย ODA และใหงบประมาณสนับสนุน FDA ก็ออก 
fast track เพื่อเรงใหยาออกไปชวยผูปวย นี่คือหนาท่ีของเขา   
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******************************* 

ข่าว

๏๏๏ คณะแพทยศาสตร มหาวิทยาลัยศรีนครินทรวิโรฒ รวมกับ 
FERCIT จัดฝกอบรมเชิงปฏิบัติการ เรื่อง Human Subject 
Protection and GCP course เมื่อ 30-31 สิงหาคม ที่ผานมา ณ โรง
แรมวินเซอร สวีทซ ๏๏๏ กอนหนานี้ มหาวิทยาลัยขอนแกนก็จัด
อบรมที่คณะแพทยศาสตร มหาวิทยาลัยขอนแกน เมื่อวันที่ 20-21 
กรกฎาคม ๏๏๏ 24-27 ส.ค. ที่ผานมา คณะอนุกรรมการจริยธรรม
การวิจัยในคน ชุดท่ี 1 คณะแพทยศาสตร มหาวิทยาลัยธรรมศาสตร 
ก็รับการตรวจเยี่ยมจาก SIDCER/FERCAP ตามดวยคณะกรรมการ
พิจารณาการศึกษาวิจัยในคนดานการแพทยแผนไทยและการแพทย
ทางเลือก สถาบันการแพทยแผนไทย กระทรวงสาธารณสุข ๏๏๏ 
เปนที่นายินดีวา กรรมการหลายคนจาก EC ของที่ตาง ๆ มาชวนกัน
เปน Trainee และเรียนรูรวมกันเปนอยางดี จากกิจกรรมที่ผานมา 
เชื่อไดวา ระบบการพิจารณาดานจริยธรรมของทุกแหงในประเทศไทย
จะเปนมาตรฐาน ๏๏๏ 
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