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Terapia eksperymentalna
w polskim porzadku prawnym - kilka uwag
na tle regulacji francuskiej

Wstep

Tragiczne skutki przypadkow uzycia srodkow o niesprawdzonym bezpie-
czenstwie staly si¢ w drugiej potowie XX w. motorem rozwoju ztozonych
regulacji reglamentujacych dostep do nowych produktéw leczniczych'.
Wkrotce jednak rygoryzm procedur weryfikacji skutecznosci i bezpie-
czenstwa lekow spotkal si¢ z krytykq ze strony spotecznos$ci miedzynaro-
dowej. U progu XXI w. uwaga opinii publicznej zwrocila si¢ ku chorym,
u ktorych zaden z dopuszczonych do obrotu preparatow nie wykazywal
dostatecznej efektywnosci. Zasadniczym powodem tej reorientacji byla
epidemia AIDS, ktéra wybuchla z poczatkiem lat 80. ubieglego stulecia
w USA. Tragiczne skutki wzrostu zachorowalnosci staly si¢ punktem wyj-
$cia dyskusji prawnej i etycznej wokol problematyki leczenia terminalnie
chorych pacjentéw z wykorzystaniem metod o niezweryfikowanym pro-
filu bezpieczenstwa. Wskazywano bowiem nie tylko na koniecznos¢ skro-
cenia procesu opracowywania i dopuszczania do obrotu nowych produk-
tow leczniczych, ale rowniez na potrzebe zwickszenia dostepu do tych

! Istotna rol¢ w tym procesie odegtral skandal zwiazany teratogennym dzialaniem prepatratu o na-
zwie talidomid. W latach 1958-1960 odnotowano okoto 10 000 przypadkéw wystepowania powaz-
nych wad rozwojowych u dzieci, ktérych matki w okresie ciazy zazywaly ten popularny w owym
czasie §rodek przeciwbolowy. Zob. L. Rigo, B. Santoso, Drug Regulation. History, Present and Future [w:]
Drug Benefits and Risks: International Textbook of Clinical Pharmacology, red. C.J. van Boxtel, B. Santoso,
LR. Edwards, Hoboken: New Jersey 2008, s. 65 i nast.
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lekéw przed ich zatwierdzeniem przez wlasciwe organy®. Ta ostatnia stala
si¢ w latach 90. ubieglego wieku przedmiotem zainteresowania spolecz-
nosci miedzynarodowej, w tym dzialajacego przy UNESCO Miedzyna-
rodowego Komitetu Bioetycznego (ang. International Bioethics Commit-
tee), ktory w 1996 r. wydal w formie opracowania swoje dotychczasowe
rozwazania w zakresie problematyki leczenia eksperymentalnego, w tym
kwestii istnienia prawa do podjecia tego rodzaju terapii (ang. right to access
to experimental treatment)’. Tendencje regulacyjne, pierwotnie zarysowane
na gruncie do§wiadczen amerykanskich, wkrétce znalazly odzwierciedle-
nie w prawodawstwie wspolnotowym i krajowym panstw europejskich.

Polska pozostaje obecnie jednym z nielicznych panstw czlonkow-
skich Unii Europejskiej, w ktorych problematyka terapii eksperymental-
nej, polegajacej na stosowaniu niezbadanych lub tylko cz¢$ciowo zbada-
nych produktéw leczniczych wobec powaznie lub §miertelnie chorych
pacjentow, ktorzy wyczerpali juz wszelkie dostgpne zarejestrowane
metody leczenia®, nie zostala jednoznacznie uregulowana’.

W stanowisku opublikowanym w 2017 r. EURORDIS — Rare Disease
Europe® wskazala francuska instytucje tymczasowego pozwolenia na sto-
sowanie (fr. autorisation temporaire d'utilisation |ATU)) jako najbardziej efek-
tywng sposrod europejskich regulacii dotyczacych terapii eksperymental-
nej, zalecajac, by ustawodawcy panstw, w systemach prawnych ktérych

2 E. Nichols, Institute of Medicine (US) Roundtable for the Development of Drugs and Vaccines
Against AIDS, Expanding Access to Investigational Therapies for HIV Infection and AIDS: March 12—13, 1990
Conference Summary [online:] https:/ /www.ncbi.nlm.nih.gov/books/NBK234129 [dostep: 02.08.2019].

> H. Edgar, R. Cruz-Coke, International Bioethics Committee, Ethical Considerations Regarding Access
to Experimental Treatment and Excperimentation on Human Subjects, Paryz 1996 [online:] http://unesdoc.
unesco.org/images/0013/001323/132338e.pdf [dostep: 02.08.2019].

* J. Borysowski, A. Gérski, A. Wnukiewicz-Koztowska, Terapia eksperymentalna [w:| System Prawa Me-
dyeznego. Tom 2. Szezegdlne swiadegenia zdrowotne, red. L. Bosek, A. Wnukiewicz- Koztowska, Warszawa
2018, s. 89.

3 Zob. G. Balasubramanian, S. Morampudi, P. Chhabra, A. Gowda, B. Zomorodi, An overview of Com-
passionate Use Programs in the European Union member states, “Intractable & Rare Diseases Research”,
2016, nr 4(5), s. 244-254.

¢ Organizacja non-profit zrzeszajaca 826 organizacji reprezentujacych interesy pacjentéw dotknietych
rzadkimi chorobami.

PRZEGLAD PrAWA MEDYCZNEGO, NR 3—4/2022 (10)



TERAPIA EKSPERYMENTALNA W POLSKIM PORZADKU PRAWNYM — KILKA UWAG. .. 115

nie zostala dotychczas przewidziana mozliwos¢ realizowania programow
wezesnego dostepu do terapii, korzystali z wzorcoéw francuskich’. Ana-
lizujac problematyke dopuszczalnosci prowadzenia w Polsce leczenia
z zastosowaniem niezarejestrowanych produktow leczniczych, nalezy
zatem rozwazy¢ jednoczesnie zasadno$¢ sformutowania wnioskéw de lege
ferenda w oparciu o wzorce francuskie.

Terapia eksperymentalna w polskim porzadku prawnym

Mozna pokusi¢ si¢ o stwierdzenie, ze produkty lecznicze naleza do naj-
bardziej ,,uregulowanych” produktéw na polskim rynku®. Zasadniczo
w obrocie na terytorium Polski moga znajdowac si¢ wylacznie takie, ktore
uzyskaly pozwolenie na dopuszczenie do obrotu (art. 3 ust. 1 ustawy
z dnia 6 wrzesnia 2001 r. — Prawo farmaceutyczne’, dalej: PrFarm) wydane
w procedurze narodowej na podstawie przepisow ustawy — Prawo farma-
ceutyczne (w tym w procedurach o unijnej proweniencji, tj. procedurze
wzajemnego uznania — art. 19 PrlFarm) i w procedurze zdecentralizowa-
nej (art. 18a PrFarm) badZ w procedurze scentralizowanej na podstawie
przepiséw rozporzadzenia 726/2004 Parlamentu Europejskiego i Rady
z dnia 31 marca 2004 r. ustanawiajacego wspolnotowe procedury wyda-
wania pozwolent dla produktéow leczniczych stosowanych u ludzi i do
celow weterynaryjnych 1 nadzoru nad nimi oraz ustanawiajacym Europej-
ska Agencje Lekow'. Jakkolwiek w przepisach ustawy — Prawo farmaceu-
tyczne przewidziane zostaly pewne odstepstwa od obowiazku posiadania
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu'!, Zaden z ustawowo uregulowa-
nych wyjatkow nie odpowiada istocie terapii eksperymentalne;.

.

EURORDIS Rare Disease Europe, Early access to medicines in Enrope: Compassionate use to becone a re-
ality, Aptil 2017 [online:] https:/ /www.curordis.org/publication/eatly-access-medicines-europe-com-
passionate-use-become-reality [dostep: 02.08.2019].

8 M. Krekora [w:] Meritum. Prawo farmacentyegne, ted. M. Krekora, J. Adamczyk, Warszawa 2016, s. 355.
’ Dz.U. z 2021 poz. 974 t.j.
10 Dz.Urz UE L 136, 30/04/2004 P. 0001-0033.

"' Zob. w szczegdlnosci: art. 3 ust. 4 PrFarm, art. 4 ust. 1 PrFarm, art. 4a PrFarm, art. 5 PrFarm,
art. 382 PrFarm.
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Niektorzy autorzy poszukuja elementow interesujacej nas instytucji
w przepisach ustawy z dnia 5 grudnia 1996 r. o zawodach lekarza ilekarza
dentysty'? (dalej: ZawLekU), ktore przewiduja mozliwo$¢ prowadzenia
eksperymentow medycznych, wyrdzniajac przy tym ich dwa rodzaje: lecz-
nicze i badawcze (art. 21 ust. 1 ZawlLekU). Eksperymentem leczniczym
jest wprowadzenie przez lekarza nowych lub tylko cze¢sciowo wyprobo-
wanych metod diagnostycznych, leczniczych lub profilaktycznych w celu
osiagnigcia bezposredniej korzysci dla zdrowia osoby leczonej. Moze on
by¢ przeprowadzony, jezeli dotychczas stosowane metody medyczne nie
sq skuteczne lub jezeli ich skuteczno$¢ nie jest wystarczajaca (art. 21 ust. 2
ZawLekU). Eksperyment badawczy ma z kolei na celu przede wszyst-
kim rozszerzenie wiedzy medycznej (art. 21 ust. 3 ZawlLekU). Kryterium
podziatu eksperymentéw medycznych na eksperymenty badawcze i lecz-
nicze jest wigc cel, jakiemu podporzadkowana zostaje realizacja danego
badania. Nalezy podkresli¢, ze ustawodawca nie odrzuca mozliwosci
jednoczesnej realizacji obydwu celow, tj. poznawczego i leczniczego,
co zreszta, z uwagl na zlozonos$¢ proceséw naukowo-poznawczych,
nie wydaje si¢ by¢ sytuacja wyjatkowa. Wnioskujac a contrario z wyraze-
nia ,,przede wszystkim” zawartego w definicji ustawowej eksperymentu
badawczego, nalezy dojs¢ do przekonania, ze zawsze ilekro¢ cel poznaw-
czy nie jest celem dominujacym, tzn. kiedy przewaza cel leczniczy lub gdy
oba te cele sq réwnorzedne, tylekro¢ eksperyment powinien by¢ klasyfi-
kowany jako leczniczy".

Przedstawiona klasyfikacja od lat jest przedmiotem krytyki w polskie;
literaturze prawniczej, w szczegdlnosci ze wzgledu na niejasne kryterium
dominujacego celu'®. Kwestia sporng pozostaje, czy cel 6w powinien byé
oceniany wedlug kryteriow subiektywnych czy obiektywnych. Wydaje
si¢, ze brzmienie przepisoéw ZawlekU pozwala na przyjecie kryterium

2 Dz.U. z 2021 1. poz. 790.

1% L. Bosek, M. Galazka, Eksperyment medyczny [w:| Systenr Prawa Medycznego. Tom 2. Szezegdlne swiadezenia
zdrowotne, red. L. Bosek, A. Wnukiewicz- Koztowska, Warszawa 2018, s. 56.

' ]. Rozyniska, Eksperyment leczniczy — dwa w jednym?, ,,Prawo i Medycyna” 2016, nr 4, s. 5.
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zobiektywizowanego'. Subiektywnej intencji nie da si¢ wszak jedno-
znacznie zbadac 1 konsekwentnie, gdyby przyja¢ kryterium niezobiekty-
wizowane, nie byloby mozliwe definitywne stwierdzenie, czy w danym
przypadku przewazajaca role odgrywaja cele terapeutyczne, czy tez cele
naukowo-poznawcze.

Nalezy zwroci¢ uwage, ze niektorzy przedstawiciele doktryny utoz-
samiajq eksperyment leczniczy z terapig eksperymentalng. Stanowisko to
zdaje si¢ akceptowa¢ miedzy innymi M. Filar, ktory podnosi, ze w ramach
eksperymentu leczniczego ,,lekarz dziata, by leczy¢, nie bada¢”'. Wydaje
si¢ jednak, ze poglad ten nie zastuguje na aprobate. Jakkolwiek ukierun-
kowanie na osiagnigcie korzysci dla zdrowia osoby leczonej zgodnie z ter-
minologia ustawowq stanowi djfferentia specifica eksperymentu leczniczego,
terapeutyczny charakter nie pozbawia eksperymentu leczniczego celu
poznawczego, a stanowisko przeciwne stoi w sprzecznosci z jezykowsq
wykladnig art. 21 ust 1-3 ZawlLekU. Przede wszystkim, jak wskazano
wyzej, eksperyment leczniczy moze laczy¢ w sobie zarowno cele tera-
peutyczne, jak 1 cele poznawcze, co jednoznacznie wynika z postuzenia
si¢ przez ustawodawce wyrazeniem ,,przede wszystkim” przy definiowa-
niu pojecia eksperymentu badawczego. Konsekwentnie, w kazdym przy-
padku, kiedy cel poznawczy nie dominuje nad celem leczniczym, eks-
peryment powinien by¢ uznany za leczniczy. Powyzsze prowadzi prima
facie do wniosku, ze eksperyment leczniczy moze by¢ przeprowadzany
wylacznie w celach terapeutycznych lub moze taczy¢ w sobie cele badaw-
cze ilecznicze. Konstatacja ta wymaga jednak istotnego zastrzezenia. Nie
wychodzac bowiem poza ramy wykladni jezykowej przepisow ZawlekU,
nalezy zakwestionowa¢ mozliwos¢ ograniczenia celow eksperymentu
leczniczego w rozumieniu ustawy wylacznie do celu terapeutycznego.

5 Zob. m.in. L. Bosek, M. Galazka, Eksperyment..., op. cit., s. 56; M. Safjan, Wybrane aspekty prawne
eksperymentiw medycznych na cxlowiekn (problem legalnosci i odpowiedzialnosei eywilney), ,,Studia Turidica” 1993,
nr XXVI, s. 76-77; R. Kedziora, Odpowiedzialnosé karna lekarza w zwiqzkn 3 wykonywaniem czynnosci me-
dyeznych, Warszawa 2009, s. 28.

' M. Filar, Lekarskie prawo karne, Krakéw 2000, s. 150; zob. réwniez: M. Nesterowicz, Prawo medyezne,
Torun 2010, s. 217.
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Przy uwzglednieniu dyrektywy wykladni jezykowej opartej na domnie-
maniu jezyka specjalnego, zgodnie z ktora jesli okreslony termin nalezy
do terminéw specyficznych w danej dziedzinie wiedzy lub praktyki spo-
tecznej, to nalezy przyja¢ znaczenie, jakie termin ten ma w tej wlasnie
dziedzinie'”. Pojecie eksperymentu przy braku definicji legalnej nalezy
zatem rekonstruowac na gruncie metodologii nauk przyrodniczych. Pod
pojeciem tym rozumie¢ nalezy zespol czynnosci badawczych polegaja-
cych na celowym, kontrolowanym i dowolnie powtarzalnym wprowa-
dzaniu okre§lonych zmian w zdarzenie lub proces oraz jego obserwacji
i pomiarze'®. Na gruncie metodologii nauk kazdy eksperyment zmierza
wigc z natury rzeczy do wzbogacenia ogélnej wiedzy naukowej. Jak traf-
nie podnosi J. Rézynska, ,,za eksperyment medyczny w $cistym, nauko-
wym znaczeniu tego stfowa nie moze by¢ wigc uznane jednorazowe zasto-
sowanie przez lekarza nowatorskiej lub niesprawdzonej metody leczenia
u konkretnego pacjenta, pozbawione waloru systematycznosci 1 nie stu-
zace zgromadzeniu danych wnoszacych wkiad w ogolng wiedze nauko-
wa"”. Konsekwentnie stwierdzi¢ nalezy, ze cho¢ definicja ustawowa
eksperymentu leczniczego, zgodnie z ktorg eksperyment ten przeprowa-
dzany jest w celu osiagniecia bezposredniej korzysci dla zdrowia osoby
leczonej, prima facie pozwala przyjac, ze moze on realizowac cel czysto
terapeutyczny, uwzglednienie dyrektywy wykladni jezykowej, nakazujace;
przypisywac terminom specjalistycznym takie znaczenia, jakie posiadaja
w okreslonej dziedzinie wiedzy, prowadzi do wniosku, ze konstatacja ta
bylaby sprzeczna z natura eksperymentu w znaczeniu nadanym mu na
gruncie metodologii nauk przyrodniczych. Majac na wzgledzie powyzsze,
nie moze by¢ uznane za zasadne obejmowanie terapii eksperymentalne;j
zakresem pojecia eksperymentu leczniczego, a tym bardziej nie jest trafne
utozsamianie obu tych pojec.

7. Pulka [w:] Wprowadzenie do nank prawnych. Leksykon tematyezny, red. A. Bator, Warszawa 2012,
s. 209.

'8 J. Herbut, P. Kawalec (red.), Stownik termindw nankoznawezych. Teoretyezne podstawy nankoznawshva, Lu-
blin 2009, s. 17.

1 . Rozynska, Eksperyment..., op. cit.,s. 15.
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Jakkolwiek przyjeta przez ustawodawce klasyfikacja badan z udzia-
tem cztowieka budzi istotne zastrzezenia, w szczegolnosci w zakresie jej
adekwatnosci terminologicznej, w literaturze przedmiotu wyrazany jest
réwniez poglad, zgodnie z ktorym de lege lata ,,polskie przepisy o ekspe-
rymencie medycznym obejmujg nie tylko eksperymenty przeprowadzane
w ramach projektow badawczych, ale takze leczenie nowatorskie stoso-
wane w pojedynczych przypadkach i dyktowane wylacznie potrzebami
konkretnego pacjenta”. Autorzy prezentujacy to stanowisko uzasadniaja
je koniecznoscia ochrony chorego, wobec ktérego stosowane jest lecze-
nie eksperymentalne, podnoszac, ze wylaczenie terapii eksperymentalne;j
spod szczegolnego rezimu przewidzianego dla eksperymentéw medycz-
nych ogranicza zakres ochrony pacjentow. W takim bowiem przypadku
ochrona tych ostatnich opiera si¢ na zasadach wlasciwych dla standardo-
wych interwencji medycznych?.

Watpliwe jest jednak, czy stosowanie jednolitych zasad ochrony
pacjentow w przypadku dziatalnosci ukierunkowanej na rozwoj wiedzy
naukowej oraz praktyki leczniczej z wykorzystaniem lekdw niezarejestro-
wanych, ktorej priorytetem jest poprawa stanu zdrowia indywidualnego
chorego, moze by¢ uznane za celowe. W oderwaniu od brzmienia obo-
wiazujacych przepiséw 1 kwestii zasadnos$ci objecia ich zakresem terapii
eksperymentalnej na gruncie wykladni jezykowej nalezaloby rozwazy¢,
czy istnieje funkcjonalne uzasadnienie dla stosowania wprost regulacji
dotyczacej problematyki eksperymentéw medycznych, w tym leczni-
czych, do leczenia eksperymentalnego z zastosowaniem lekéw niezare-
jestrowanych, czy tez zasadne jest stworzenie autonomicznego rezimu
odnoszacego si¢ wprost do terapii eksperymentalne;.

Podzieli¢ nalezy poglad J. Rézynskiej, zgodnie z ktérym nieodroz-
nienie tych reziméw wprowadza w blad co do celow i natury dziatal-
nosci badawczej w medycynie, ignoruje bowiem fakt, ze realizacja celu
poznawczego nierzadko wymaga od lekarza dziatania w sposob, ktory nie

% L. Bosek, M. Galazka, Eksperyment. .., op. cit., s. 58.
2 Tbidem.
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jest optymalny z punktu widzenia chorego uczestnika eksperymentu™.
Przestrzeganie zasady salus aegoti suprema lex nie jest w praktyce badaw-
czej mozliwe w przypadku randomizowanych badan klinicznych (ang,
randomized clinical trial) uznawanych dzi$ za ,,zloty standard” badan stuza-
cych weryfikacji bezpieczefistwa i skutecznosci preparatéw leczniczych®,
w ktorych to o tym, jakiej interwencji poddany zostanie kazdy z bioracych
udzial w tego rodzaju badaniu uczestnikéw, decyduje algorytm randomi-
zacji okreslony w protokole badania, a nie oparta na analizie stanu zdro-
wia chorego ocena lekarza. Respektowanie powinnosci dbatosci o dobro
indywidualnego pacjenta uniemozliwia réwniez metoda tzw. podwojnego
za$lepienia, tj. technika eksperymentalna, ktora zaklada, ze ani uczestnik
badania, ani lekarz je prowadzacy nie wiedza, do ktorej grupy przypisany
zostanie chory — grupy kontrolnej z uzyciem fizjologicznie nieaktywnej
substancji (placebo), czy tez grupy eksperymentalnej otrzymujacej testo-
wana substancje*.

Objecie terapii z zastosowaniem niezarejestrowanych produktéw
leczniczych zakresem przepiséw regulujacych problematyke ekspery-
mentu leczniczego oznacza uzaleznienie dopuszczalnosci terapii od
zrealizowania wszystkich warunkéw przewidzianych dla eksperymentu.
W tym zakresie przepisy odnoszace si¢ do eksperymentu leczniczego
odpowiadaja natomiast specyfice dziatalnosci naukowo-badawczej. Sktad
podmiotowy badanej grupy moze by¢ zmienny, stad ocena realizacji prze-
stanek dopuszczalnosci eksperymentu bedzie miala zasadniczo charak-
ter zobiektywizowany, oderwany od konkretnych uczestnikéw. Inaczej
bedzie jednak w przypadku terapii eksperymentalnej, gdzie przebieg
leczenia powinien zosta¢ podporzadkowany potrzebom indywidualnego
chorego — wydaje sig, ze wszystkie warunki dopuszczalnosci powinny

2 J. Rozynska, Eksperyment. .., op. cit.,s. 17.

# O.D. Flecha, DW. Douglas de Oliveira, L.S. Marques, PE. Gongalves, A commentary on randomized
clinical trials: Flow to produce them with a good level of evidence, “Perspectives in clinical research” 2016, nr
7(2), s. 75 1 nast.

# J. Rézynaska, Regulaga ryzyka i potengialnych korzysci badania biomedyeznego 3 ndziatem clowieka w standar-
dach migdgynarodowych, ,,Prawo i Medycyna” 2016, nr 2, s. 69.
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by¢ oceniane subiektywnie, z punktu widzenia konkretnego pacjenta.
J. Rézynska wskazuje w tym zakresie m.in. na problem stwierdzania nie-
skutecznosci lub niewystarczajacej skutecznosci dotychczas stosowanych
metod leczenia. Autorka stawia pytanie, czy w przypadku terapii ekspe-
rymentalnej chodzi o skuteczno$¢ in abstracto, czy tez o skutecznosé in
concreto, tj. efektywno$¢ zastosowanej metody u konkretnego pacjenta.
Jesli natomiast chodzi o skuteczno$c¢ 7 concreto, a taka interpretacja wydaje
si¢ wlasciwsza w przypadku leczenia eksperymentalnego — kontynuuje
J. Rézyniska — to czy nalezy braé¢ pod uwagg tylko obiektywna efektyw-
nos¢ kliniczna dostepnych terapii, czy takze subiektywna oceng pacjen-
ta?” Nalezy réwniez zwrdci¢ uwage na zasygnalizowana przez przywo-
tana Autorke niecelowos¢ wymogu uzyskania opinii komisji bioetycznej
(art. 29 ust. 1 ZawlekU) zwiazana m.in. z problem stosunkowo dlugiego
czasu oczekiwania na jej wydanie”. Diugotrwalo$¢ postepowania przed
komisja bioetyczna, cho¢ niewatpliwie utrudnia, to zasadniczo nie niwe-
czy celu eksperymentu medycznego. Tymczasem w przypadku leczenia
eksperymentalnego dyktowanego potrzebami indywidualnego pacjenta
okres oczekiwania moze przekresli¢ zasadnos¢ podejmowania jakichkol-
wiek czynnosci.

Nieadekwatno§¢ warunkéw dopuszczalnosci, z ktorych niektore
wskazano powyzej, a ktére szczegdltowej analizie poddaje J. Rézyniska”,
wynika z réznicy pomiedzy okoliczno$ciami, w jakich podejmowany jest
eksperyment medyczny, a okoliczno$ciami, w jakich podejmowana jest
decyzja o wdrozeniu terapii eksperymentalnej. Eksperyment medyczny
dyktowany jest wytycznymi okreslonymi ex ante w protokole badania, a nie
potrzebami jego uczestnikéw rekrutowanych na pézniejszym etapie. Cele
1 natura leczenia eksperymentalnego wymagajq natomiast catkowitego

» Autorka postuguje si¢ przykladem metody, ktora jest obiektywnie efektywna, ale z perspektywy
konkretnego pacjenta jest nie do zaakceptowania, np. ze wzgledéw $wiatopogladowych. Zob. J. R6-
zynska, Eksperyment. .., op. cit., s. 21-22.

2 Ibidem, s. 28.

1 Zob. J. Rozyniska, Eksperyment. .., op. cit.
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podporzadkowania terapii potrzebom konkretnego chorego, dla ktérego
leczenie jest inicjowane.

Jakkolwiek potrzeba osadzenia terapii eksperymentalnej w wyraz-
nych ramach prawnych jest — przez wzglad na doniosle znaczenie prak-
tyczne tej instytucji — niewatpliwa, de lege Jata nie jest ani mozliwe, ani
zasadne stosowanie do przypadkéw leczenia eksperymentalnego przepi-
sow odnoszacych si¢ do eksperymentéw medycznych.

Wypada przy tym rozwazy¢, czy przy braku krajowych rozwiazan
prawnych praktyka polegajaca na prowadzeniu terapii eksperymentalne;
moze podlega¢ walidacji na gruncie bezposrednio stosowanych przepi-
séw prawa unijnego. Prawodawca europejski dazy bowiem do zblizania
przepiséw krajowych wplywajacych na funkcjonowanie rynku wewnetrz-
nego za pomocy srodkéw, ktore z jednej strony nie beda utrudnia¢ obrotu
produktami leczniczymi na terytorium Unii, z drugiej zas uwzglednia fun-
damentalny nakaz ochrony zdrowia publicznego i zagwarantuja obywa-
telom Unii Europejskiej dostep do wysokiej jakosci produktow leczni-
czych o zweryfikowanym bezpieczenstwie i skutecznosci. Stad tez, przed
wprowadzeniem na rynek, wszystkie leki muszg uzyskac¢ pozwolenie na
dopuszczenie do obrotu na terenie Unii Europejskiej. Zgodnie z art. 6
dyrektywy 2001/83/WE Patlamentu Europejskiego i Rady z dnia 6 listo-
pada 2001 r. w sprawie wspolnotowego kodeksu odnoszacego si¢ do pro-
duktéw leczniczych stosowanych u ludzi®, zaden produkt leczniczy nie
moze by¢ dopuszczony do obrotu w panstwie czlonkowskim bez pozwo-
lenia na wprowadzenie do obrotu wydanego przez wlasciwe organy tego
panstwa czlonkowskiego lub pozwolenia udzielonego w procedurze
scentralizowane;.

Wyjatek od zakazu stosowania u pacjentoéw niezatwierdzonych pro-
duktéw leczniczych przewidziany zostal w art. 83 rozporzadzenia nr
726/2004. Zgodnie z ust. 1 tego przepisu ,,w drodze wyjatku od art. 6
dyrektywy 2001/83/WE Pafistwa Czlonkowskie moga uczyni¢ produkt

leczniczy przeznaczony do stosowania przez czlowieka nalezacy do

% Dz.Urz. UE. 311, 28/11/2001 P. 0067 - 0128.
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kategorii okreslonych w art. 3 ust. 1 oraz 2 niniejszego rozporzadzenia
dostepnym do indywidualnego stosowania”. Indywidualne stosowanie
w angielskiej wersji jezykowej rozporzadzenia okreslone zostalo jako con-
passionate use, co moze zosta¢ dostownie przettlumaczone jako ,,mitosierne
uzycie”. Trudno zrozumied, jakie motywy staly za przyjeciem takiej wersji
polskiego tlumaczenia, tym bardziej ze termin ten nie jest konsekwentnie
stosowany”, a jak to zostanie w dalszej czesci rozwazan wykazane, nie
odpowiada on istocie procedury compassionate use.

Compassionate use oznacza ,uczynienie produktu leczniczego nale-
zacego do kategorii okreslonych w art. 3 ust. 1 1 2 rozporzadzenia nr
726/2004 dostepnym z powodu okolicznosci w odniesieniu do grupy
pacjentow: z chroniczna lub powazna, wycienczajaca chorobg lub czyja
choroba traktowana jest jako zagrozenie zycia, i kto nie moze by¢ pomysl-
nie leczony przez dopuszczony produkt leczniczy”.

Procedury compassionate use objety moze zosta¢ wylacznie produkt
leczniczy nalezacy do kategorii okreslonych w art. 3 ust. 11 2 rozpo-
rzadzenia nr 726/2004”", ktéry jest jednoczesnie przedmiotem wniosku

# W motywie 33 preambuly rozporzadzenia nr 726/2004 w polskiej wetsji jezykowej compassionate nse
przettumaczono jako ,,0kolicznosciowe wykorzystanie”.

% Art. 83 ust. 2 rozporzadzenia nr 726/2004.

3 Zgodnie z art. 3 ust. 1 rozporzadzenia nr 726/2004 zaden produkt leczniczy wymieniony w Za-
laczniku do tegoz rozporzadzenia nie moze zosta¢ wprowadzony do obrotu we Wspdlnocie, chyba
ze Wspdlnota wydala pozwolenie na wprowadzenie do obrotu zgodnie z przepisami rozporzadze-
nia. Zgodnie z trescia Zatacznika do produktéw leczniczych, ktére maja zostaé dopuszczone przez
Wspdlnote, zalicza si¢: produkty lecznicze wyprodukowane przez zastosowanie jednego z nastepu-
jacych proceséw biotechnologicznych: technologia rekombinantu DNA; kontrolowane wydzielenie
genoéw, w ktorych zakodowane sa biologicznie aktywne biatka w prokariotach i eukariotach, wiaczajac
zmienione komorki ssakéw; metoda hybrydowych i monoklonalnych przeciwcial; produkty lecznicze
terapii zaawansowanej zgodnie z definicja zawarta w art. 2 rozporzadzenia (WE) nr 1394/2007 Par-
lamentu Europejskiego i Rady z dnia 13 listopada 2007 1. w sprawie produktéw leczniczych terapii
zaawansowanej i zmieniajacego dyrektywe 2001/83/WE oraz rozporzadzenie (WE) nr 726/2004;
weterynaryjne produkty lecznicze przeznaczone przede wszystkim do uzytku jako czynniki polepsza-
jace wydajnos¢ w celu wickszego wzrostu leczonych zwierzat lub zwickszenia wydajnosci leczonych
zwierzat; produkty lecznicze stosowane u ludzi zawierajace nowa substancje aktywna, ktéra w dniu
wejscia w zycie niniejszego rozporzadzenia nie byla dopuszczona we Wspdlnocie, w odniesieniu do
ktorych wskazaniem terapeutycznym jest leczenie jednej z nastepujacych chordb: zesp6l nabytego
niedoboru odpornosci, rak, zaburzenia neurodegeneracyjne, cukrzyca, oraz z moca od dnia 20 maja
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o pozwolenie na dopuszczenie do obrotu w procedurze scentralizowane;
lub ktéry zostal poddany testom klinicznym. W dokumencie wydanym
dnia 21 stycznia 2010 1. przez Europejska Agencje Lekéw® wskazano, ze
mozliwo$¢ indywidualnego stosowania dotyczy wigc takich produktow
leczniczych, ktére pomyslnie przeszly wstepna faze badan klinicznych,
w tym badania toksykologiczne 1 pierwsze badania z udzialem ludzi, lecz
wciaz nie jest znana optymalna dawka terapeutyczna badanego preparatu
1 nie ma zweryfikowanych informacji w zakresie mozliwosci wystapienia
niepozadanych skutkéw ubocznych.

Beneficjentami procedury indywidualnego stosowania moze byc
wylacznie ,,grupa pacjentow”, a wiec zgodnie z wytycznymi Komitetu
ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi Europejskiej Agencji
Lekéw z dnia 19 lipca 2007 1.7, wiecej niz jeden pacjent. W tym kontek-
$cie polskie ttumaczenie terminu compassionate nse uznaé nalezy za seman-
tycznie niewlasciwe.

Kwalifikacji okreslonego schorzenia jako choroby ,,chronicznej lub
powaznej, wycienczajacej”, badz tez jako choroby ,,zagrazajacej zyciu”,
zgodnie z powolywanymi wytycznymi, dokonywa¢ nalezy w oparciu

2008 r. choroby autoimmunologiczne i inne dysfunkcje immunologiczne, choroby wirusowe; produk-
ty lecznicze przeznaczone jako sieroce produkty lecznicze w zastosowaniu rozporzadzenia (WE) nr
141/2000 Patlamentu Europejskiego i Rady z dnia 16 grudnia 1999 1. w sprawie sierocych produktéw
leczniczych. Stosownie do art. 3 ust. 2 dowolny produkt leczniczy niewymieniony w Zalaczniku moze
uzyskac pozwolenie na dopuszczenie do obrotu przez Wspdlnote zgodnie z przepisami rozporzadze-
nia nr 726/2004, jezeli: a) produkt leczniczy zawiera nowa substancje aktywna, ktéra w dniu wejscia
w zycie tegoz rozporzadzenia nie byla dopuszczona we Wspdlnocie lub b) wnioskodawca wskazuje,
ze produkt leczniczy stanowi wazna innowacje terapeutyczna, naukowa lub techniczna lub przyznanie
pozwolenia zgodnie z niniejszym rozporzadzeniem jest w interesie pacjentéw lub zdrowia zwierzat na
poziomie wspélnotowym.

* Buropean Medicines Agency, Questions and answers on the compassionate nse of medicines in the Eurgpean
Union, Doc. Ref: EMEA/72144/2006 (rev), Londyn 2010, s. 1 [online:] https://www.ecma.curopa.cu/
en/documents/other/questions-answers-compassionate-use-medicines-curopean-union_en-0.pdf
[dostep: 02.08.2019].

3 Buropean Medicines Agency, Committee for Medical Products for Human Use, Giudeline on
compassionate use of medical products, pursuant to article 83 of Ragulation (EC) No 726/2004, Doc. Ref:
EMEA/27170/2006, Londyn 2007, s. 4 [online:] https://www.ema.curopa.cu/en/documents/regu-
latory-procedural-guideline/guideline-compassionate-use-medicinal-products-pursuant-article-83-re-
gulation-ec-n0-726/2004_en.pdf [dostep: 02.08.2019].

PRZEGLAD PrAWA MEDYCZNEGO, NR 3—4/2022 (10)



TERAPIA EKSPERYMENTALNA W POLSKIM PORZADKU PRAWNYM — KILKA UWAG. .. 125

o obiektywne, medycznie uzasadnione i1 podlegajace weryfikacji kryteria.
Jakkolwiek stan zagrozenia zycia jest, jak wskazano w wytycznych, sto-
sunkowo latwo rozpoznawalny, ocena, czy pacjent dotkniety jest chro-
niczng lub powazna, wyclieficzajaca choroba, powinna kazdorazowo
uwzglednia¢ te aspekty stanu chorobowego, ktére maja istotny wplyw na
codzienne funkcjonowanie pacjentéw 1 ktore nieleczone, beda postepo-
wac. Okreslona przypadlo§é powinna by¢ zatem oceniana przez pryzmat
jej potencjalnych konsekwencji. Mozliwo$¢ zastosowania procedury cozz-
passionate use ogranicza si¢ bowiem do chorych, ktorych schorzenie skut-
kuje przewlektym lub powaznym ostabieniem organizmu albo $miercig™.

Procedura compassionate use zastrzezona zostata dla tych chorych, kto-
rzy nie mogg by¢ pomyslnie leczeni przez dopuszczony produkt lecz-
niczy, a wigc taki, ktory zostal dopuszczony do obrotu w procedurze
narodowej, procedurze wzajemnego uznania, procedurze zdecentrali-
zowanej lub w procedurze scentralizowanej. Zgodnie z cytowanymi juz
wytycznymi Komitetu ds. Produktow Leczniczych Stosowanych u Ludzi,
»pacjenci, ktérzy nie moga by¢ pomyslnie leczeni”, to zaréwno osoby
dotkniete schorzeniem, dla ktérego nie istnieje znana metoda leczenia,
jak 1 pacjenci, ktorych choroba nie odpowiada na stosowang terapi¢ lub
dla ktoérych zadna metoda leczenia nie jest wystarczajaca, albo w przy-
padku ktérych istnieja przeciwwskazania do podjecia znanego leczenia®.

Niektorzy przedstawiciele doktryny wyrazaja poglad, ze zastosowa-
nie produktu leczniczego w formie indywidualnego stosowania, w braku
krajowych rozwiazan prawnych, moze mie¢ miejsce w drodze bezposred-
niego stosowania art. 83 rozporzadzenia nr 726/2004. Podnosza, ze cho¢
polskie prawo nie reguluje terapii eksperymentalnej jako takiej ani nie prze-
widuje wlasnych, szczegétowych warunkéw dopuszezalnoscei procedury
compassionate use, to brak regulacji nie oznacza, ze terapia eksperymentalna
otaz compassionate use (jako jedna z jej form) nie moga by¢ stosowane™.

3 Ibidem, s. 4-5. Do chorob tych zaliczy¢ mozna m.in. chorobe nowotworowa, HIV/AIDS, choroby
autoimmunologiczne i zaburzenia neurodegeneracyjne.

3 Ibidem, s. 5.
¢ J. Borysowski, A. Gérski, A. Wnukiewicz-Koztowska, Terapia. .., op. cit., s. 116 1 124.
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Warunkiem zastosowania procedury compassionate use jest — w przekona-
niu adherentow tego stanowiska — spelnienie minimalnych wymogow
unijnych, tj. ,,zaistnienie chronicznej lub powaznej, wycienczajacej cho-
roby lub choroby stanowigcej zagrozenie zycia pacjenta, brak alternatyw-
nej metody leczenia i poddanie danego produktu procedurze wniosku
o dopuszczenie do obrotu lub poddanie go badaniom klinicznym™?’.
Niewatpliwie rozporzadzenie nr 726/2004, jako akt bezposred-
nio stosowany, stalo si¢ automatycznie z dniem jego wejscia w zycie,
tj. z dniem 20 listopada 2005 r., integralng czescia krajowego porzadku
prawnego. Poniewaz rozporzadzenia wiaza w calosci i sq bezposrednio
stosowane, panstwa czlonkowskie nie moga co do zasady podejmowac
dzialan na rzecz ich wykonania, ktérych konsekwencja bylaby zmiana
znaczenia lub uzupelnienie przepisow danego rozporzadzenia. Tym
niemniej, jak podkresla si¢ w literaturze przedmiotu, niektére rozporza-
dzenia wymagaja przyjecia przez panstwa czlonkowskie indywidualnych
srodkow implementacyjnych, stanowiacych szczegdlowe zastosowanie
rozwiazaf przewidzianych w przywolanym rozporzadzeniu®. Wydanie
przepiséw krajowych w celu implementacji rozporzadzen unijnych jest
wigc dopuszczalne na warunkach wyjatkowych tylko w $cisle okreslonych
przypadkach, m.in. jezeli samo rozporzadzenie przewiduje wydanie okre-
slonych przepiséw krajowych lub przepiséw uzupelniajacych (w Scisle
okreslonym zakresie), odbiegajacych od przepisow rozporzadzenia™.
Nie ulega watpliwosci, ze w zakresie, w jakim rozporzadzenie nr
726/2004 reguluje procedure indywidualnego stosowania, doprecyzowa-
nie kwestii szczegdlowych, w tym sposobu post¢powania, finansowania
1zakresu odpowiedzialnosci, wymaga wdrozenia przez panstwa cztonkow-
skie przepisow implementacyjnych, o czym §wiadczy brzmienie przepiséw

37 Ibidem, s. 116.

¥ A. Zawidzka-Y.ojek [w:] Prawo Unii Europejskies. Vademecun. Instytuge i porzadek prawny, prawo material-
ne, red. A Zawidzka-Fojek, R. Grzeszczak, A. Lazowski, Warszawa 2015, s. 138 i nast.

¥ Urzad Komitetu Integracji Europejskiej, Zapewnienie skutecznosci prawn Unii Enropejskiej w prawie pol-
skim. Wytyezne polityki legislacyjne i techniki prawodawezej, Warszawa 2003, s. 12 i nast. [online:] http://www.
curopedirect-katowice.pl/ed_stara_strona/dokumenty/1/wytyczne-polityki-legislacyjnej-i-techniki-
-prawodawczej-zapewnienie-skutecznosci-prawu-ue-w-prawie-polskim.pdf [dostep: 02.08.2019].
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dotyczacych problematyki compassionate unse®. Zostalo to potwierdzone
jednoznacznie przez Komitet ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych
u Ludzi w powolywanych juz wytycznych, w ktérych wskazano wprost,
ze implementacja indywidualnego stosowania nalezy do kompetencji
panistw cztonkowskich, a art. 83 rozporzadzenia 726/2004 ma charak-
ter uzupelniajacy w stosunku do prawodawstwa krajowego*!. W systemie
polskiego prawa brak jest jednak szczegélowych regulacji dotyczacych
inicjowania, wdrazania i prowadzenia procedury compassionate use®.

Nalezy ponadto zwrdci¢ uwagg, ze akceptacja przeciwnego pogladu
aktualizuje wiele watpliwosci dotyczacych m.in. tego, jaki organ mialtby
by¢ wiasciwy w zakresie orzekania o spelnieniu wszystkich wskazanych
w rozporzadzeniu nr 726/2004 warunkéw, kwalifikowania uczestni-
kéw programu, inicjowania 1 podejmowania decyzji 0 wszczeciu proce-
dury indywidualnego stosowania, jak rowniez tego, jak ksztaltowalaby
si¢ odpowiedzialnos¢ za ewentualne negatywne nastepstwa terapii, czy
tez zasady jej finansowania. Ten stan niepewnosci prawnej powoduje
powazne watpliwosci nie tylko natury prawnej, ale 1 etycznej z uwagi na
istotne wartosci, ktorych terapia eksperymentalna bezposrednio dotyczy,
tj. zdrowie 1 zycie ludzkie.

Y0 Zob. m.in. art. 83 ust. 1: ,,W drodze wyjatku od art. 6 dyrektywy 2001/83/WE Paristwa Czton-
kowskie moga uczyni¢ produkt leczniczy przeznaczony do stosowania przez czlowicka nalezacy
do kategorii okreslonych w art. 3 ust. 1 oraz 2 niniejszego rozporzadzenia dostegpnym do indywi-
dualnego stosowania.”; art. 83 ust. 3: ,,Gdy Padstwo Czlonkowskie wykorzystuje mozliwos¢é prze-
widziang w ust. 1, powiadamia Agencje.”; art. 83 ust. 4: ,Jezeli przewiduje si¢ indywidualne stoso-
wanie, Komitet ds. Produktow Leczniczych Stosowanych u Ludzi, po konsultacji z producentem
lub wnioskodawca, moze przyja¢ opinie w sprawie warunkéw stosowania, warunkéw dystrybucji
oraz pacjentéw docelowych. Informacje te uaktualniane sa na biezaco.”; art. 83 ust. 8: ,,Jezeli zostal
ustanowiony program indywidualnego stosowania, wnioskodawca zapewnia, ze bioracy udzial pa-
cjenci takze maja dostep do nowego produktu leczniczego podczas okresu wydawania pozwolenia
i wprowadzenia do obrotu.”.

1 European Medicines Agency, Committee for medical products for human use, Gindeline..., op. cit.,
s. 3.

2 Polska pozostaje jednym z niewielu padistw Unii Europejskiej, ktore dotychezas nie wdrozyly prze-
pisow odnoszacych si¢ do procedury compassionate use. Wedtug danych z 2016 r. 18 z 28 panstw Unii
wprowadzito do krajowego porzadku prawnego odpowiednie przepisy implementujace. Zob. G. Ba-
lasubramanian, S. Morampudi, P. Chhabra, A. Gowda, B. Zomorodi, An overvien..., op. cit., s. 244-254.
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W swietle powyzszego pozytywnie nalezy oceni¢ niedawng inicjatywe
ustawodawczg w zakresie, w jakim zaklada ona uregulowanie w polskim
porzadku prawnym instytucji compassionate use. W rzadowym projekcie
ustawy o badaniach klinicznych produktéw leczniczych stosowanych
u ludzi®, ktéry wplynat do Sejmu dnia 29 listopada 2022 1., przewidziano
m.in. zmiang przepiséw ustawy — Prawo farmaceutyczne polegajaca na
dodaniu art. 4da, zgodnie z ust. 1 ktérego Prezes Urzedu Rejestracji Pro-
duktéw Leczniczych, Wyrobow Medycznych 1 Produktéow Biobojczych
moze wyda¢ w ramach programu indywidualnego stosowania produktu
leczniczego zgode na zastosowanie produktu leczniczego, o ktérym
mowa w art. 3 ust. 112 rozporzadzenia nr 726,/2004, dla ktérego jest pro-
wadzone badanie kliniczne, zakonczono badanie kliniczne lub zlozony
zostal wniosek o dopuszczenie do obrotu dla okreslonej grupy pacjen-
tow, cierpigcych na chorobe przewlekly lub powazna, wycienczajaca lub
zagrazajacq zyciu, ktorzy nie moga by¢ skutecznie leczeni produktem
leczniczym dopuszczonym do obrotu na terytorium Rzeczpospolitej Pol-
skiej, w przypadku gdy: 1) pacjent uczestniczyl w badaniu klinicznym tego
produktu leczniczego oraz odnidst korzys¢ terapeutyczna, albo 2) pacjent
nie uczestniczyl w badaniu klinicznym tego produktu leczniczego, ale
zastosowanie produktu leczniczego jest niezbedne dla ratowania zycia lub
zdrowia pacjenta. Wedle ust. 2 projektowanego art. 4da zgoda w ramach
programu indywidualnego stosowania produktu leczniczego jest wyda-
wana na wniosek: 1) podmiotu odpowiedzialnego — w przypadku pro-
duktu leczniczego, wobec ktérego zostal zlozony wniosek o wydanie
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu zgodnie z art. 6 rozporzadze-
nia nr 726/2004/WE lub 2) sponsora — w przypadku produktu leczni-
czego, dla ktérego jest prowadzone badanie kliniczne albo wobec ktérego
zakonczono badanie kliniczne; 3) lekarza prowadzacego — po zasiegnie-
ciu opinii konsultanta z danej dziedziny medycyny. Zgodnie z ust. 10 pro-
jektowanego art. 4da Prezes Urzedu rozpatruje wniosek o wydanie zgody

# Rzadowy projekt ustawy o badaniach klinicznych produktéw leczniczych stosowanych u ludzi (druk
ar 2843) [online:] https://www.sejm.gov.pl/sejm9.nsf/druk xsp?nr=2843 [dostep: 24.02.2023].
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w ramach programu indywidualnego stosowania w terminie nie dluzszym
niz 30 dni.

Terapia eksperymentalna we francuskim porzadku prawnym

Zasadniczo zaden produkt leczniczy nie moze zosta¢ dopuszczony do
obrotu na terytorium Francji bez uzyskania pozwolenia (fr. /autorisation
de mise sur le marché) wydanego przez francuska agencje lekéw — Naro-
dowa Agencje Bezpieczenstwa Lekow i Produktéow Medycznych (Agence
Nationale de Sécurité du Médicament et des Produits de Santé). Zgod-
nie z art. 21 zd. 2 francuskiego Kodeksu Etyki Lekarskiej* lekarzom
zabronione jest wydawanie produktéw leczniczych, ktoére nie zostaly
dopuszczone do obrotu®. W konsekwencji praktyka ,,milosiernego sto-
sowania” (fr. #sage compassionnel), czy tez inaczej ,,humanitarnego stosowa-
nia” (fr. usage humanitaire) lekéw niezarejestrowanych, jak bardzo godne
pochwaly bylyby intencje podejmujacych si¢ jej lekarzy, przez lata nie
byla uznawana za zgodna z przepisami prawa francuskiego®’. Dostrzega-
jac potrzebe realizacji idei wezesnego dostepu do nowoczesnych produk-
tow leczniczych, ustawodawca francuski usankcjonowal praktyke prowa-
dzenia terapii eksperymentalnej i wprowadzil instytucje tymczasowego
zezwolenia na stosowanie (fr. autorisation temporaire d'utilisation, ATU).
Implementujac do krajowego porzadku prawnego regulacje wspolno-
towe"’, prawodawca francuski wprowadzil moca ustawy nr 921279 z dnia
8 grudnia 1992 .** mozliwo$¢ stosowania, w drodze wyjatku, okreslonych

* Code de déontologie médicale [online :] https://www.conseil-national.medecin.fr/sites/default/ files/
codedeont.pdf [dostep: 02.08.2019].

1/ [est interdit anx médecins] de délivrer des médicaments non antorisés.

6 J.P. Dematez, O. Boudignat, V. Lamarque, A. Sainte-Croix Le Baleur, Awtorisation temporaire d'ntilisa-
tion Comment s'exerce la pharmacovigilance, ,,J.a Lettre du Pharmacologue” 2002, nr 1(106), s. 16.

7 Nowelizacja implemenatowata przepisy Directive 89/341/CEE du Conseil du 3 mai 1989 modi-
fiant les directives 65/65/CEE, 75/318/CEE et 75/319/CEE concernant le rapprochement des
dispositions législatives, réglementaires et administratives relatives aux spécialités pharmaceutiques.

* Loi n° 92-1279 du 8 décembre 1992, modifiant le Uvre V du Code de la Santé Publique et Relative
a la Pharmacie et au Médicament, ,,Journal Officiel de la République Francaise”, 11 décembre 1992.
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lekéw bez koniecznosci uzyskiwania pozwolenia na ich dopuszczenie do
obrotu. Zgodnie z brzmieniem ustepu pierwszego art. L. 601-2, doda-
nego do Kodeksu Zdrowia Publicznego (Code de la Santé Publique)
na podstawie przepiséw tejze ustawy, ,,dozwolone jest uzycie, w drodze
wyjatku, okreslonych produktow leczniczych przeznaczonych do leczenia
ciezkich chordb, jesli nie istnieja alternatywne metody leczenia, a skutecz-
no$¢ tych produktéw zostala w wysokim stopniu prawdopodobienstwa
ustalona w oparciu o badania kliniczne przeprowadzane w celu uzyskania
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu”.

W roku 1994 Luc Montagnier, wspolodkrywea wirusa HIV, sporza-
dzil na zlecenie éwczesnego premiera Francji raport w sprawie sytuacji
epidemiologicznej zakazen tym wirusem i zachorowan na AIDS oraz
profilaktyki infekcji 1 zwalczania choroby na terytorium kraju. W swoim
raporcie Montagnier sformulowal postulat znowelizowania przepisow
Kodeksu Zdrowia Publicznego tak, aby umozliwi¢ pacjentom latwiej-
szy 1 szybszy dostep do lekéw, ktore nie uzyskaly pozwolenia na wpro-
wadzenie do obrotu, oraz stosowanie tych lekow u chorych zgodnie
z adekwatnym protokolem terapeutycznym, nie za$ protokotem badan
klinicznych®. Raport ten stal si¢ impulsem do podjecia dalszych prac legi-
slacyjnych. Postulaty Montagniera uwzglednione zostaly przy konstru-
owaniu aktow prawnych wprowadzajacych szczegdlowe regulacje m.in.
w zakresie wydawania, zawieszania 1 wycofywania tymczasowego zezwo-
lenia na stosowanie™.

Tymczasowe zezwolenie na stosowanie pozwalato na uzycie, w dro-
dze wyjatku, niektérych produktow leczniczych stosowanych w lecze-
niu powaznych lub rzadkich choréb woéwczas, gdy brak bylo alter-
natywnych metod terapeutycznych, a wdrozenie leczenia wymagalo

* Q. de Launet, A. Brouard, C. Doreau, Les autorisations temporaires d'utilisation (ATU) — 50 ans d’histoire
de révolution de la réglementation des médicaments en France, ,Revue d’Histoire de la Pharmacie” 2004, nr 341,
s. 47 |za:] L. Montagnier, P. M. Trotot, e Sida et la société frangaise: rapport an Premier Ministre, Paryz 1994,
s. 71-80.

% Décret n° 94-568 du 8 juillet 1994 relatif aux autorisations temporaires d’utilisation de certains mé-
dicaments a usage humain et modifiant le code de la santé publique, NOR: SPSP9401960D.
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natychmiastowych decyzji. Chociaz zaréwno przepisy rangi ustawowej,
jak i przepisy wykonawcze dotyczace instytucji tymczasowego zezwolenia
na stosowanie byly wielokrotnie nowelizowane™', to instytucja ta jako taka
funkcjonowata we francuskim porzadku prawnym przez prawie 30 lat.
Od 2010 r. do 2021 r. istnialy dwa rodzaje tymczasowego zezwolenia na
stosowanie: kohortowe, zwane rowniez grupowym (fr. ATU de cohorte),
oraz imienne (fr. ATU nominative). Pierwsze z nich pozwalalo na zasto-
sowanie produktow leczniczych, ktorych skutecznosc 1 bezpieczenstwo
zostaly z wysokim stopniem prawdopodobienstwa potwierdzone w opar-
ciu o badania kliniczne przeprowadzane w celu uzyskania pozwolenia na
dopuszczenie do obrotu i ktére byly przedmiotem wniosku o wydanie
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu lub co do ktérych wniosek ten
mial zosta¢ zlozony w okreslonym terminie. Uprawnionym do zlozenia
whniosku o wydanie zezwolenia kohortowego byl podmiot, ktory uzyskat
zezwolenie na wytwarzanie danego produktu leczniczego. Leki objete
zezwoleniem kohortowym przeznaczone byly do uzycia u grup pacjentow
leczonych i monitorowanych zgodnie z kryteriami zdefiniowanymi w tak
zwanym protokole stosowania terapeutycznego i gromadzenia informacji
(tr. Protocole d'utilisation thérapentique et de recueil d'information). Zezwolenie
kohortowe wydawane bylo na rok, jednak w wyjatkowych wypadkach
moglo by¢ przedtuzane”. Przedmiotem zezwolenia imiennego mogty
by¢ natomiast co do zasady takie produkty lecznicze, ktérych skutecz-
nos¢ i bezpieczenstwo uprawdopodobnione zostaly w $wietle aktualnego
stanu wiedzy medycznej, wowczas gdy dany produkt byl przedmiotem
wniosku o wydanie zezwolenia kohortowego lub wniosku o wydanie
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu lub co do ktorych jeden z tych

3t Zob. m.in. Loi n° 96-452 du 28 mai 1996, portant diverses mesures d’ordre sanitaire, social et statu-
taire, NOR: TASX9500161L; Loi n® 2004-806 du 9 aoat 2004 relative a la politique de santé publique,
NOR: SANX0300055L ; Décret n°® 2013-66 du 18 janvier 2013 relatif aux autorisations temporaires
dutilisation des médicaments, Journal Officiel de la République Francaise, n°0017 du 20 janvier 2013;
Loi n° 2016-1827 du 23 décembre 2016 de financement de la sécurité sociale pour 2017, Journal Of-
ficiel de la République Francaise, n°0299 du 24 décembre 2016.

32 Agence Nationale de Sécurité du Médicament et des Produits de Santé, Avis aux Demandeurs d’Au-
torisation Temporaire d’Utilisation (ATU) 2014, s. 10-14.
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whnioskow ztozony mial zostaé¢ w okreslonym terminie, badz tez produkt
byl przedmiotem badan klinicznych prowadzonych na terytorium Fran-
cji, albo co do ktérego zlozono wniosek o rozpoczecie badania klinicz-
nego. Zezwolenie to wydawane bylo na wniosek lekarza i na jego odpo-
wiedzialno$¢ w celu realizacji potrzeb indywidualnego pacjenta. Okres, na
jaki wydawano zezwolenie, odpowiadal przewidywanej dtugosci leczenia.
Podobnie jednak jak w przypadku zezwolenia kohortowego, okres ten nie
mogl przekroczy¢ roku. W przypadkach uzasadnionych wydtuzonym cza-
sem trwania leczenia zezwolenie imienne mogto by¢ przedtuzane®. Oba
rodzaje tymczasowego zezwolenia na stosowanie wydawane byly przez
Narodowa Agencje¢ Bezpieczenistwa Lekéw i Produktow Medycznych.
Dane gromadzone i publikowane przez Agencje na przestrzeni lat
dowodza stalego wzrostu popularnosci wskazanych powyzej procedur.
Warto zaznaczy¢, ze pomiedzy 2007 r. a 2019 r. Narodowa Agencja Bez-
pieczenstwa Lekéw 1 Produktéw Medycznych zezwolita na tymczasowe
zastosowanie 36 lekow przeciwnowotworowych. W tym samym okre-
sie 67 produktéw leczniczych stosowanych w leczeniu onkologicznym
dopuszczono do obrotu. Oznacza to, ze ponad 50% (53,7%) lekow
przeciwnowotworowych, ktére zostaly wprowadzone na rynek francu-
ski w latach 2007-2019, udostepniono pacjentom onkologicznym jeszcze
przed uzyskaniem pozwolenia dopuszczenia do obrotu™. W tym czasie
16 927 pacjentoéw skorzystalo z innowacji terapeutycznych w leczeniu
nowotworow (Srednio 1 692 pacjentéw rocznie), z czego 5 774 pacjen-
tow w ramach ATU imiennego, a 11 153 w ramach ATU kohortowego™.
Co istotne, powyzsze dane dotyczg jedynie lekéw stosowanych w terapii
onkologicznej. Ogolna liczba pacjentéw, ktorzy kazdego roku uzyskuja we
Francji dostep do innowacyjnych terapii lekowych, zdecydowanie prze-
kracza te wartosci. Wedlug informacji udzielonych w roku 2018 przez
Narodowa Agencje Bezpieczenstwa Lekéw 1 Produktéw Medycznych

53 Ihidem, s. 8—10.

 E. Jacquet et al., Comparative sindy on anticancer drug access times between FDA, EMA and the French tempo-
rary anthorisation for use program over 13 years, “BEuropean Journal of Cancer” 2021, vol. 149, s. 85.

5 Thidem.
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francuskiemu dziennikowi ,,l.e Quotidien Du Médecin”, co roku okoto
20 000 pacjentéw chorujacych na powazne lub rzadkie schorzenia uzy-
skuje dostep do nowatorskich lekow jeszcze przed ich dopuszczeniem do
obrotu™.

Dostrzegajac postepujaca popularnos¢ terapii eksperymentalnej,
ustawodawca francuski podjal na przestrzeni lat dzialania zmierzajace
do zapewnienia transparentnosci procedury wydawania tymczasowych
zezwolen na stosowanie, jej przyspieszenia i upowszechnienia. Jednym ze
srodkow do osiagniecia stawianych celéw mialo by¢ stworzenie w 2018 r.
centralnego repozytorium tymczasowych zezwolen na stosowanie imienne
(fr. Le référentiel des ATU nominatives), zapewniajacego powszechny
dostep do wykazu produktow leczniczych dopuszczonych do tymczaso-
wego uzytku na podstawie zezwolenia imiennego wraz z opisem kryte-
riéw jego przyznania, a takze z innymi uzytecznymi informacjami, w tym
protokotem uzycia terapeutycznego. Ostatecznie, uznawszy, ze potrzeba
uproszczenia i zwigkszenia wydajnosci systemu, w szczegolnosci koniecz-
no$¢ usprawnienia procesu wydawania decyzji, przemawia za gruntowna,
zmiang istniejacego rezimu wyjatkowego dostepu do produktéw leczni-
czych, francuski ustawodawca zdecydowal si¢ na przeprowadzenie kom-
pleksowej reformy, ktora weszta w zycie dnia 1 lipca 2021 1. Obecnie
we Francji wyrdznia si¢ dwa tryby uzyskiwania dostepu do produktéw
leczniczych: tytulem wyjatku tryb wezesnego dostepu (fr. Lacces précoce)
oraz tryb milosiernego dostepu (fr. /accés compassionnel).

Zgodnie z aktualnym brzmieniem art. 1.5121-12 Kodeksu Zdrowia
Publicznego mechanizmy istniejace w ramach trybu wczesnego dostepu
do lekow innowacyjnych umozliwiaja stosowanie, w drodze wyjatku,
niektorych produktéw leczniczych stosowanych w leczeniu powaznych,

3 C. Catalifaud, ATU nominative: I'ANSM modifie les modalités de traitement des demandes, 1.e Quotidien du
Médecin, 21.08.2018 [online :] https://wwwlequotidiendumedecin.fr/actualites/breve/2018/08/21/
atu-nominative-lansm-modifie-les-modalites-de-traitement-des-demandes_ 860240 [dostep:
02.08.2019].

37 Zob. przede wszystkim: Décret n® 2021-869 du 30 juin 2021 relatif aux autorisations d’accés pré-
coce et compassionnel de certains medicaments, Journal Officiel de la République Francaise n°0151
du 1 juillet 2021.
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rzadkich lub uposledzajacych choréb, wowcezas gdy spelnione sa tacznie
nastepujace warunki. Po pierwsze, nie istnieja odpowiednie alternatywne
metody leczenia. Po drugie, wdrozenie leczenia musi by¢ natychmia-
stowe. Po trzecie, skutecznos¢ i bezpieczenstwo produktu leczniczego
zostaly z wysokim stopniem prawdopodobienstwa potwierdzone w opar-
ciu o badania kliniczne. Po czwarte, produkt leczniczy moze by¢ uznany
za innowacyjny, szczegolnie w poréwnaniu z podobnymi (z klinicznego
punktu widzenia) produktami. Wyrdznia si¢ przy tym dwa mechanizmy
wezesnego dostgpu do lekéw innowacyjnych: wezesny dostep przed
dopuszczeniem produktu leczniczego do obrotu (fr. /acces précoce pré-an-
torisation de mise sur le marché [APP pré-AMM]) oraz wczesny dostep po
dopuszczeniu produktu leczniczego do obrotu (fr. Sacces précoce post-autori-
sation de mise sur le marché [APP post-AMM)]). Ten pierwszy zastapil dawne
ATU kohortowe™. Zezwolenie na wezesny dostep do produktu leczni-
czego przed jego dopuszczeniem do obrotu wydawane jest przez Wysoki
Urzad ds. Zdrowia (fr. Haute Autorité de Santé) po uzyskaniu pozytywne;
opinii Narodowej Agencji Bezpieczenstwa Lekéw i Produktéw Medycz-
nych. Do kompetencji tej ostatniej nalezy badanie spelnienia przestanki
skutecznosci 1 bezpieczenstwa produktu leczniczego. Ocena spelnie-
nia pozostalych przestanek, o ktérych mowa w art. .5121-12 Kodeksu
Zdrowia Publicznego, dokonywana jest natomiast przez Wysoki Urzad
ds. Zdrowia®. Zezwolenie APP pré-AMM wydawane jest na wniosek
podmiotu wytwarzajacego produkt na okres roku i moze by¢ odnawiane
na kolejne roczne okresy. Wnioski sktadane sa za posrednictwem dedy-
kowanej platformy internetowej SESAME®. Z uzyskaniem zezwolenia
APP pré-AMM wiaze si¢ m.in. obowiazek zlozenia wniosku o wydanie
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu w terminie okreslonym przez

Wysoki Urzad ds. Zdrowia, nieprzekraczajacym jednak 2 lat od daty

8 OMEDIT lle de France, Réforme de l'acces dérogatoire anx medicaments, 27.06.2022 [online:] https:/ /www.
omedit-idf.fr/la-refonte-du-systeme-atu-rtu/#1626646729725-46b369ad-4ddd [dostep: 24.02.2023].

> Tbidem.
0 Zob. [online:] https://sesame.has-sante.fr/portail/ [dostep: 24.02.2023].
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uzyskania zezwolenia. Zasadniczo wnioski rozpatrywane sa w terminie
nieprzekraczajacym 3 miesiecy®.

Obok wskazanych powyzej mechanizméw wezesnego dostgpu do
lekéw innowacyjnych, w nowym systemie znalazly si¢ takze dwie spe-
cjalne $ciezki pozyskiwania, w drodze wyjatku, dostepu do inaczej nieosia-
galnych terapii lekowych. W ramach tzw. milosiernego dostepu mieszcza
sig, po pierwsze, zasady dotyczace mozliwosci milosiernego przepisy-
wania lekoéw (fr. cadre de prescription compassionnelle [CPC), ktére zastapily
znane wczesniejszym przepisom warunki udzielania rekomendacji tym-
czasowego zastosowania lekow (fr. recommandations temporaires d’utilisation
[RTU]), a ktoére legalizuja i standaryzujq praktyke polegajaca na prze-
pisywaniu produktéw leczniczych w leczeniu jednostek chorobowych
nieobjetych wskazaniem terapeutycznym okreslonym w pozwoleniu na
dopuszczenie do obrotu, w celu zaspokojenia szczegdlnych potrzeb zain-
teresowanych pacjentéw®. Po drugie, w ramach milosiernego dostepu
funkcjonuje instytucja zezwolenia na miltosierny dostep (fr. Jautorisation
d’acces compassionnel [AAC]), ktora to zastapiono ATU imienne®. W mysl
nowego brzmienia art. .5121-12-1 Kodeksu Zdrowia Publicznego pro-
dukty lecznicze moga by¢ — w okreslonych wskazaniach terapeutycz-
nych — przedmiotem miltosiernego dostepu wowczas, gdy spelnione sq
tacznie trzy warunki. Po pierwsze, produktleczniczy nie jest przedmiotem
komercyjnych badan z udzialem ludzi. Po drugie, nie istnieja odpowied-
nie alternatywne metody leczenia. Po trzecie, skuteczno$¢ i bezpieczen-
stwo produktu leczniczego sa uprawdopodobnione w §wietle dostepnych
danych klinicznych, a wowczas gdy wskazanie dotyczy rzadkiej choroby,
kiedy zostaly one uprawdopodobnione w $wietle informacji pozyskanych
przez pracownikéw stuzby zdrowia w warunkach okreslonych specjalnym
dekretem Rady Panstwa. Zezwolenie na milosierny dostep do produktu

' Ministere de la Santé, Fiche — Informations et procédures relatives a la réforme de l'accés précoce et compassionnel
de certains medicaments, 01.07.2021, s. 5 [online:] https://sante.gouv.fr/IMG/pdf/fiche_procedures_-_
acces_precoce_acces_compassionnel.pdf [dostep: 24.02.2023].

2 OMEDIT lle de France, Réforme de 'acces dérogatoire. .., op. cit.

 Thidem.
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wydawane jest przez Narodowa Agencje Bezpieczenstwa Lekéw 1 Pro-
duktéw Medycznych na wniosek pracownika stuzby zdrowia, wlasciwego
ministra albo z inicjatywy Agencji®’. Wnioski sktadane sa za posred-
nictwem specjalnej platformy internetowej E-SATURNE®. Zezwo-
lenia na mitosierny dostep wydawane sg na rok i moga by¢ odnawiane na
kolejne roczne okresy. Na tym tle szczegdlnego rodzaju instytucja, majaca
charakter niejako przejéciowy i stanowigcq swoisty pomost miedzy try-
bem miltosiernego dostepu a trybem wczesnego dostepu, jest zezwolenie
na ,,przedwczesny”’ milosierny dostep (fr. lacces compassionnel pré-précoce).
Nalezy przypomnieé, ze jednym z warunkéw uzyskania zezwolenia na
milosierny dostep jest wymog, by produkt leczniczy nie byl przedmiotem
komercyjnych badan z udzialem ludzi. Zezwolenie na ,,przedwczesny”
milosierny dostep do produktu leczniczego moze by¢ natomiast wydane
wowczas, gdy produkt ten jest przedmiotem komercyjnych badan klinicz-
nych w sytuacji, w ktorej badania te znajduja si¢ na ,,bardzo wczesnym
etapie” (fr. @ un stade tres précoce). Warunkiem wydania zgody jest w tym
przypadku zobowiazanie si¢ przez podmiot wytwarzajacy produkt do
zlozenia w terminie 12 miesigcy, a w przypadku produktéw stosowanych
w leczeniu rzadkich choréb — 18 miesigcy, wniosku o wydanie zgody na
wezesny dostep do produktu leczniczego®.

Dos$wiadczenia francuskie, przede wszystkim bardzo duza liczba
pacjentow bedacych beneficjentami ATU, niewatpliwie ujawniaja rzeczy-
wista potrzebe zapewnienia chorym mozliwosci skorzystania, w drodze
wyjatku, z leczenia eksperymentalnego. Wydaje sig, ze jest zbyt wcze-
$nie na oceng efektywnosci francuskiej reformy z 2021 r. Do tej pory
nie opublikowano — wedle mojej wiedzy — wiarygodnych danych iloscio-
wych dotyczacych rezultatéw wprowadzonych zmian, przede wszystkim
liczby 0s6b korzystajacych z terapii lekowych w ramach instytucji weze-
snego dostepu i milosiernego dostepu. Jak wskazano we wczesniejszej
czgdci niniejszych rozwazan, wedlug zatozen francuskiego ustawodawcy

 Ibidem.
% Zob. [online:] https://icsaturne.ansm.sante.fr [dostep: 24.02.2023].

5 Ministere de la Santé, Fiche — Informations et procédures relatives a la réforme. .., op. cit., s. 12.
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przeobrazenie systemu wyjatkowego dostepu do produktéw leczniczych
miato na celu, poza uproszczeniem systemu, zwickszenie jego wydaj-
nosci, a w konsekwencji lepsze zaspokojenie potrzeb terapeutycznych
pacjentow przez zagwarantowanie wigkszej przewidywalnosci decy-
zji 1 przyspieszenie procesu ich wydawania®. Pomimo to wérdd przed-
stawicieli branzy farmaceutycznej pojawialy si¢ glosy, ze podniesienie
poprzeczki w zakresie wymogow, jakie musza zostac spetnione, by dostep
do niezarejestrowanego produktu leczniczego byl zatwierdzony, dopro-
wadzi do zmniejszenia liczby pozytywnych decyzji i w konsekwencji do
ograniczenia wyjatkowego dostepu pacjentéw do terapii lekowych®.
Dane opublikowane dotychczas przez Wysoki Urzad ds. Zdrowia wydaja
si¢ jednak sugerowac, ze obawy te byly przesadzone. Nie ma dowodow
na to, by nowe zasady wyjatkowego dostepu do lekow wplynely nega-
tywnie na mozliwos¢ zaspokojenia potrzeb terapeutycznych pacjentow,
cho¢ nie sposoéb zaprzeczy¢, ze zasady te sa pod pewnymi wzgledami
bardziej restrykcyjne w poréwnaniu z uprzednio obowigzujacym stanem
prawnym®.

Whnioski

Jakkolwiek potrzeba realizacji idei wezesnego dostepu do nowoczesnych
metod leczenia nie moze budzi¢ watpliwosci, nie sposéb zaakceptowac
pogladu, zgodnie z ktérym terapia eksperymentalna moze by¢ w pol-
skim porzadku prawnym prowadzona na podstawie przepiséw regu-
lujacych problematyke eksperymentu leczniczego. Nie wydaje si¢ row-
niez trafne stanowisko dopuszczajace mozliwos¢ prowadzenia leczenia

§7 Zob. np. OMEDIT Ile de France, Réforme de l'accés dérogatoire. ..., op. cit.

% C. Matthews, 1. Stefani, P. Urruticoechea, France’s temporary anthorisation (ATU) programme: reform im-
plications, “European Pharmaceutical Review”, 21.06.2021 [online:] https://www.curopeanpharma-
ceutical review.com/article/156994/frances-temporary-authorisation-atu-programme-reform-impli-
cations/ [dostep: 24.02.2023].

% C. Matthews, C. Capdevila, Frances ATU reform: early access remains possible, but not all diseases are equal,
“European Pharmaceutical Review”, 06.12.2022 [online:] https://www.curopeanpharmaceutical re-
view.com/article/177035/ france-atu-reform-early-access-possible/ [dostep: 24.02. 2023].
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z zastosowaniem produktow leczniczych o niepewnej skutecznodci i nie-
sprawdzonym profilu bezpieczenistwa w oparciu o przepisy rozporza-
dzenia nr 726/2004 dotyczace compassionate use. Praktyka oparta na zato-
zeniach przeciwnych nie zastuguje z jurydycznego punktu widzenia na
aprobate.

W tym kontekscie pozytywnie nalezy oceni¢ niedawng inicjatywe
ustawodawcza w zakresie, w jakim zaklada ona uregulowanie w polskim
porzadku prawnym instytucji compassionate use. Niemniej przepisy w pro-
cedowanym obecnie projekcie ustawy o badaniach klinicznych produk-
tow leczniczych stosowanych u ludzi trudno uznaé, w mojej opinii, za
rozwigzanie satysfakcjonujace z punktu widzenia realizacji potrzeb tera-
peutycznych pacjentow, ktorzy wyczerpali dostgpne metody leczenia.

Po pierwsze, moje watpliwosci budzi zasadnos¢ zawezenia w projek-
towanej regulacji kregu potencjalnych beneficjentéw programu indywidu-
alnego stosowania produktu leczniczego w stosunku do tego, jaki wynika
z przepisow rozporzadzenia nr 726/2004. Nalezy przypomnie¢, ze w mysl
projektowanego art. 4da ust. 1 PrFarm zgoda na zastosowanie produktu
leczniczego w ramach programu indywidualnego stosowania moze by¢
wyrazona wylacznie w odniesieniu do tych pacjentow, ktorzy uczestniczyli
w badaniu klinicznym tego produktu leczniczego oraz odniesli korzysé
terapeutyczn, albo do tych, ktérzy nie uczestniczyli w badaniu klinicznym
tego produktu leczniczego, jezeli zastosowanie produktu leczniczego jest
niezbedne dla ratowania ich zycia lub zdrowia (co istotne, takie ogranicze-
nie nie wynika z przepiséw rozporzadzenia nr 726/2004). W przypadku
pierwszej ze wskazanych kategorii pacjentéw leczenie eksperymentalne
z zastosowaniem lekow niezarejestrowanych w ramach programu indywi-
dualnego stosowania stanowi — z punktu widzenia chorego — naturalnie
pozadane nastgpstwo udzialu w eksperymencie medycznym w postaci
badania klinicznego, w wyniku ktérego osiagnicto spodziewana korzysé
terapeutyczng. W sytuacji, w ktérej udzial w badaniu stuzacym weryfika-
cji bezpieczenstwa i skutecznosci preparatu leczniczego mial pozytywny
wplyw na stan zdrowia chorego, niewatpliwie wskazane jest, by mial on
mozliwos§¢ kontynuowania terapii z zastosowaniem tego preparatu przed
jego zarejestrowaniem, ktorej to przebieg zostanie podporzadkowany
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indywidualnym potrzebom chorego. Druga kategorie pacjentéw moga-
cych by¢ beneficjentami programu indywidualnego stosowania produktu
leczniczego, stanowia — jak juz wskazano — osoby, ktére co prawda nie
uczestniczyly w badaniu klinicznym danego produktu leczniczego, ale
zastosowanie produktu jest niezbedne dla ratowania ich zycia lub zdro-
wia. Powyzsze oznacza, ze z programu indywidualnego stosowania nie
moga skorzysta¢ chorzy, ktorzy z rozmaitych wzgledéw nie chcieli badz
nie mogli bra¢ udzialu w badaniu klinicznym, jezeli zastosowanie pro-
duktu leczniczego mogltoby realizowaé inny cel niz ratowanie ich zycia
lub zdrowia (np. stuzyloby poprawie jakosci zycia pacjentow z przewle-
ktym boélem), albo jezeli zastosowanie produktu nie jest dla ratowania ich
zycia lub zdrowia niezbedne. Wydaje si¢, Ze takie zawezenie kregu poten-
cjalnych beneficjentéw programu indywidualnego stosowania istotnie
ograniczy zastosowanie omawianej regulacji w praktyce. Trudno jednak —
w szczegolnosci wobec braku jakichkolwiek kryteriéw oceny spelnienia
przestanki niezbednosci dla ratowania zycia lub zdrowia — przewidzie¢
sposob, w jaki wykladnia projektowanych przepiséw dokonywana przez
organ wydajacy decyzje wplynie na dostepnos¢ leczenia eksperymental-
nego z zastosowaniem lekoéw niezarejestrowanych w ramach programu
indywidualnego stosowania. (Mozna przy tym przypuszczac, ze bedzie to
wykladnia restrykcyjna, zawezajaca krag beneficjentow programu).

Po drugie, krytycznie odnosze¢ si¢ do ograniczenia zakresu zasto-
sowania instytucji programu indywidualnego stosowania do tych tylko
produktow leczniczych, dla ktérych jest prowadzone badanie kliniczne,
zakoniczono badanie kliniczne lub zlozony zostal wniosek o dopuszcze-
nie do obrotu (projektowany art. 4da ust. 1 pkt 11 2 PrFarm). W swie-
tle projektowanych przepiséw wylaczona jest mozliwos$¢ prowadzenia
w ramach programu indywidualnego stosowania terapii eksperymental-
nej z zastosowaniem niezarejestrowanych produktéw leczniczych, co do
ktorych na terytorium Polski nie jest prowadzone (lub nie zostalo zakon-
czone) badanie kliniczne ani nie zostal zlozony wniosek o dopuszczenie
do obrotu. Moze tu chodzi¢ zaréwno o sytuacje, w ktorych takie badanie
kliniczne nie zostalo jeszcze rozpoczete, choc jego przeprowadzenie jest
planowane (np. wniosek o rozpoczecie badania klinicznego oczekuje na
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rozpatrzenie), jak i takie, w ktérych nie podjeto i nie planuje si¢ pod-
jecia zadnych czynnosci zmierzajacych do przeprowadzenia badania
klinicznego na terytorium Polski (np. badania kliniczne sa prowadzone
lub zostaly zakonczone w innym panstwie). Spod zakresu zastosowania
projektowanych przepisow wylaczone sg takze te przypadki, w ktorych
wniosek o dopuszczenie produktu leczniczego do obrotu zostal ztozony
w innym panstwie niz Polska. Brak mozliwosci zastosowania instytucji
programu indywidualnego stosowania w odniesieniu do tych produktéw
leczniczych, dla ktérych jest prowadzone badanie kliniczne, zakoniczono
badanie kliniczne lub ztozony zostal wniosek o dopuszczenie do obrotu
na terytorium innego panstwa, nalezy oceni¢ negatywnie.

Po trzecie, negatywnie oceniam projektowang regulacje w zakresie,
w jakim beneficjentem procedury indywidualnego stosowania nie moze
by¢ pojedynczy pacjent. Jak wskazano uprzednio, z programu korzystac
moze wylacznie ,,grupa pacjentow” (projektowany art. 4da ust. 1 PrFarm).
Takie zawezenie zakresu zastosowania projektowanych przepiséw moze
prowadzi¢ — w mojej opinii — do istotnego ograniczenia praktycznego
znaczenia projektowanej regulacji.

W zakresie omowionym w dwodch poprzednich akapitach projek-
towany art. 4da PrFarm powtarza tres$¢ art. 83 ust. 2 rozporzadzenia
nr 726/2004. Jezeli jednak poréwnac projektowana regulacje z systemem
francuskim (w ksztalcie nadanym temu ostatniemu reforma z 2021 r.),
to ujawnia si¢ na tym tle szereg niedostatkéw polskiej regulacji. Przede
wszystkim uderza wzglednie waski zakres zastosowania projektowanych
przepisow. Wydaje sig, ze indywidualne stosowanie w rozumieniu projek-
towanego art. 4da PrlFarm daje si¢ poréwnac z instytucja zgody na weze-
sny dostep do lekéw innowacyjnych przed ich dopuszczeniem do obrotu,
czyli APP pré-AMM (dawne ATU kohortowe). W projektowanej regu-
lacji nie odnajdujemy natomiast mechanizmu prawnego, ktory stuzyltby
zaspokojeniu potrzeb terapeutycznych indywidualnych pacjentow w spo-
s6b zblizony do tego, w jaki czyni to instytucja zezwolenia na mitosierny
dostep, czyli AAC (dawne ATU imienne). Projektowana polska regula-
cja ukierunkowana zdaje si¢ by¢ przede wszystkim na realizacje potrzeb
terapeutycznych bardzo ograniczonego grona chorych, mianowicie osob,
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ktére braty udzial w badaniach klinicznych danego produktu leczniczego.
Konkluzj¢ t¢ potwierdza tez uzasadnienie propozycji brzmienia art. 4da
PrFarm zawarte w raporcie z konsultacji publicznych 1 opiniowania pro-
jektu ustawy o badaniach klinicznych produktéw leczniczych stosowa-
nych u ludzi oraz o zmianie niektorych innych ustaw: ,,Instytucja ta [cozz-
passionate use — przyp. aut.] ma na celu ochrong zycia i zdrowia pacjentéw
oraz uczestnikow badan klinicznych w sytuacji, kiedy nie biora juz oni
udzialu w badaniu, a na rynku brak jest innych opcji terapeutycznych.
Brak tych przepisow powoduje odmienne traktowanie pacjentéw oraz
uczestnikéw badan klinicznych w Polsce w poréwnaniu z pacjentami
1 uczestnikami badan klinicznych w innych krajach UE”. Rzecz jasna, jak
wykazano powyzej, w projektowanej regulacji przewidziano mozliwos¢
korzystania z terapii z zastosowaniem niezarejestrowanych produktow
leczniczych w ramach programu indywidualnego stosowania przez osoby,
ktére nie uczestniczyly w badaniu klinicznym tego produktu. Mozliwosc¢
ta ograniczona jest jednak wylacznie do pacjentow, w przypadku ktérych
zastosowanie produktu jest niezbedne dla ratowania ich zycia lub zdro-
wia. Wobec braku jakichkolwiek kryteriow oceny spelnienia przestanki
niezbednosci dla ratowania zycia lub zdrowia, nie sposob przewidzied,
jaka wykladni¢ tej przestanki przyjmie organ wydajacy decyzje (jak juz
wspomniano, mozna przypuszczaé, ze bedzie to wykladnia restrykeyjna).

Istnieje niepodwazalna potrzeba implementacji do krajowego
porzadku prawnego przepiséw rozporzadzenia nr 726/2004 odnosza-
cych si¢ do procedury compassionate use, a tym samym jednoznacznego
odréznienia terapii eksperymentalnej od eksperymentu leczniczego.
Niemniej w projektowanym ksztalcie polska regulacja, z uwagi na swoj
wzglednie waski zakres zastosowania, nie wydaje si¢ adekwatna dla reali-
zacji celu, jakim jest zaspokojenie potrzeb terapeutycznych pacjentow,
ktorzy wyczerpali juz wszelkie dostgpne metody leczenia. Cel ten reali-
zuje najpelniej, sposréd europejskich regulacji dotyczacych terapii ekspe-
rymentalnej, prawodawstwo francuskie. Stworzenie polskiej regulacji na
ksztalt francuskiej, w szczegdlnosci wprowadzenie — obok projektowa-
nego — dodatkowego mechanizmu prawnego, analogicznego do instytu-
cji zezwolenia na milosierny dostep, oznaczaloby przeniesienie na grunt
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prawa polskiego sprawdzonych rozwiazan i w konsekwencji zapewniloby
nie tylko mozliwie petng realizacj¢ intereséw pacjentow, ale i zagwaranto-
waloby im ochrone prawna adekwatng do natury terapii eksperymentalne;.
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Terapia eksperymentalna w polskim porzadku prawnym —
kilka uwag na tle regulacji francuskiej

Polska pozostaje obecnie jednym z nielicznych panstw czlonkow-
skich Unii Europejskiej, w ktorych problematyka terapii eksperymen-
talnej nie zostala jednoznacznie uregulowana. W opracowaniu poddano
analizie zagadnienie dopuszczalnosci stosowania niezbadanych lub cze-
sciowo zbadanych produktow leczniczych wobec pacjentow, ktorzy
wyczerpali juz wszelkie dostepne zarejestrowane metody leczenia. Pod-
jeto probe odpowiedzi na pytanie, czy mozliwe i zasadne jest stosowanie
do przypadkéw leczenia eksperymentalnego przepiséw odnoszacych si¢
do eksperymentow leczniczych. Celem opracowania jest ponadto roz-
wazenie, czy prowadzenie terapii eksperymentalnej dopuszczalne jest na
gruncie przepisow prawa unijnego dotyczacych instytucji indywidualnego
stosowania (ang. compassionate use). Ocenie poddano niedawng inicjatywe
ustawodawczg w zakresie, w jakim zaklada ona uregulowanie w polskim
porzadku prawnym instytucji compassionate use. Ttem analizy uczyniono
ustawodawstwo francuskie uwazane za regulacje¢ modelowa.

Stowa kluczowe: terapia eksperymentalna, eksperyment leczniczy, con-
passionate use, antorisation temporaire d‘untilisation, accés précoce, accés compassionnel

Abstract

Experimental therapy under polish legal system — few remarks
in view of french regulation

Poland is currently one of the few European Union Member States
failing to address the question of legal permissibility of experimental
treatment. The paper examines whether terminally ill patients enjoy right
to request experimental treatment under Polish legal framework by seek-
ing an answer to the question: should the legal notion of therapeutic
experiment be broadly interpreted as covering experimental therapy?
Furthermore, the aim of this paper is to find whether EU provisions
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on compassionate use alone suffice for providing patients with access to
experimental treatments. The study evaluates the recent legislative initia-
tive insofar as it envisages regulating the institution of compassionate
use in the Polish legal order. French legal provisions considered to be
a model regulation shall serve as a background for the analysis.

Keywords: experimental treatment, therapeutic experiment, compas-

sionate use, autorisation temporaire d’utilisation, acces précoce, acces
compassionnel
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