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Procedura

,compassionate use”

W porzadku prawnym Unii Europejskiej obowigzuje zasada, ze zaden produkt
leczniczy nie moze by¢ wprowadzony do obrotu w panstwie cztonkowskim,
bez uzyskania w tym zakresie pozwolenia wydanego przez wtasciwe orga-
ny tego panstwa cztonkowskiego lub w procedurze centralnej. [1] Od tej
generalnej zasady legislator unijny przewidziat trzy wyjatki, w ramach kt6-
rych leki niedopuszczone do obrotu mogg by¢ stosowane. Wytaczenia te
obejmuja: wykorzystanie produktu leczniczego w badaniach klinicznych,
import docelowy oraz procedure ,,compassionate use” (w Polsce okreslang
rdwniez mianem ,humanitarnego stosowania” lub ,aktu mitosierdzia”).

Ostatni ze wskazanych
wyjatkow stosowany
jest zdecydowanie naj-
rzadziej, a w niektérych
panstwach czlonkow-
skich, w tym np. w Pol-
sce, w ogdle. Srodowi-
ska pacjenckie wielokrotnie podnosily konieczno$¢ zmiany
tego niekorzystnego stanu. Obecnie dyskusja dotyczaca
»compassionate use” znowu powraca, wskutek zawarcia
w projekcie ustawy o zmianie ustawy refundacyjnej prze-
piséw regulujgcych tryb stosowania tego wyjatku.

W zwigzku z podjeciem owej inicjatywy ustawodawczej,
warto przyblizy¢, czym w rzeczywistosci jest omawiana
instytucja, jaka praktyka jej stosowania wyksztalcila sie
w réznych panstwach UE, a takze, jak wyglada podtoze re-
gulacyjne w $wietle prawa unijnego oraz jakie sg zatozenia
procedowanej obecnie polskiej propozycji.

EENE DZP

wiecej niz prawo

Prawo UE

Procedura ,compassionate use”, nalezgca do kategorii tzw.
,programow wczesnego dostepu”, zostala uregulowana
w art. 83 Rozporzadzenia (WE) nr 726/2004 Parlamentu Eu-
ropejskiego i Rady z dnia 31 marca 2004 r. ustanawiajgcego
wspolnotowe procedury wydawania pozwolen dla produk-
téw leczniczych stosowanych u ludzi i do celéw weteryna-
ryjnych i nadzoru nad nimi oraz ustanawiajgce Europejskg
Agencje Lekow (dalej: ,Rozporzadzenie 726/2004”). Przepis
ten kreuje mozliwo$¢ zezwolenia przez konkretne paristwo
cztonkowskie na wykorzystanie w procesie terapeutycznym
produktu leczniczego, ktéry nie zostal jeszcze w danym
momencie dopuszczony do obrotu. Zastosowanie procedury
Lcompassionate use” obwarowane jest szeregiem wymogdow,
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ktére muszg zostaé spelnione przed jej wdrozeniem.

Po pierwsze dany lek moze zostac uzyty tylko w ramach
tzw. ,indywidualnego stosowania”. Przez pojecie to rozumie
sie ,uczynienie produktu leczniczego [...] dostepnym” dla
precyzyjnie oznaczonej grupy pacjentéw.

Po drugie ,indywidualnym stosowaniem” musi zosta¢
objeta grupa oséb. Procedurze tej nie moze zatem zostac
poddany lek przeznaczony do zastosowania u tylko jednego,
konkretnie oznaczonego pacjenta. W takiej sytuacji naleza-
toby skorzysta¢ z instytucji importu docelowego.

Po trzecie grupa pacjentdw, ktérym zostanie podany lek,
musi zosta¢ utworzona z oséb cierpigcych na chroniczng lub
powazng wycieniczajacg chorobe (takiej kwalifikacji okre-
$lonego schorzenia dokonuje sie w oparciu o obiektywne
i medycznie uzasadnione kryteria). Do grupy tej zaliczeni
zosta¢ mogg rowniez pacjenci, ktorych choroba trakto-
wana jest jako zagrozenie dla zycia, i ktérzy nie mogg by¢
pomyslnie leczeni za pomocg dopuszczonego produktu
leczniczego, tj. osoby, wobec ktérych dostepne w kraju te-
rapie sg nieskuteczne.

Po czwarte omawiang procedurg objety moze zostaé
tylko i wylgcznie produkt leczniczy, bedgcy jednoczesnie
przedmiotem wniosku o pozwolenie na dopuszczenie do
obrotu w procedurze centralnej lub ktéry poddawany jest
badaniom klinicznym. Ponadto produkt ten musiat juz
przejs¢ faze badan wstepnych (np. badania toksykologiczne)
i obecnie doprecyzowania wymagajg takie kwestie jak: moc
czy dawkowanie oraz zdefiniowanie ewentualnych efektow
ubocznych, ktére mogg sie pojawic.

Decydujac sie na skorzystanie z procedury ,,compassionate
use” w odniesieniu do konkretnego leku, paristwo cztonkow-
skie ma obowigzek powiadomi¢ o tym fakcie Europejskg
Agencje Lekéw. Ponadto panstwo cztonkowskie moze w ta-
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kiej sytuacji zwrdcic¢ si¢ do Komitetu ds. Produktéw Lecz-
niczych Stosowanych u Ludzi o wydanie opinii w sprawie
warunkow stosowania, warunkéw dystrybucji oraz pacjen-
téw docelowych. Opinia zostaje wydana po przeprowadzeniu
konsultacji z producentem lub wnioskodawcg. Inicjatywa
jej sporzadzenia moze wyjs¢ rowniez od Komitetu, a samo
wydanie opinii wywoluje ten skutek, ze wszystkie paiistwa
UE zobligowane sg do jej uwzgledniania.

Obecnie na gruncie polskiego porzgdku prawnego nie
ma szczegolnych regulacji przewidujgcych mozliwo$¢ za-
stosowania procedury ,compassionate use”. Z uwagi jednak
na obowigzywanie zasady bezpo$redniej skutecznosci roz-
porzgdzeni unijnych w porzadkach panistw cztonkowskich,
procedura ta moze by¢ stosowana w oparciu o wigzgcy art.
83 Rozporzadzenia 726/2004.

W tym miejscu pojawiajg sie jednak watpliwosci, bowiem
brak stosownych regulacji w prawie polskim powoduje,
ze nie sposob jednoznacznie rozstrzygnaé, np. jaki organ
jest wladciwym do wszczecia i przeprowadzenia procedury
y2humanitarnego stosowania”. Wedlug jednego z prezen-
towanych pogladdw, kompetentnym w ww. sprawach jest
Minister Zdrowia, co argumentuje sie faktem, ze kieruje
on dziatem administracji rzadowej ds. zdrowia, a ponadto
wykonywanie omawianych zadan nie zostato przekazane
zadnemu innemu organowi. [2] Brak stosownych regulacji
rodzi réwniez niejasnosci w zakresie, np. zasad zainicjowania
tej procedury (z urzedu czy na wniosek i na czyj wniosek),
sposobu dystrybucji danego leku czy decydowania, ze kon-
kretny $rodek leczniczy kwalifikuje sie do zastosowania
w ramach procedury ,compassionate use”. Jednoczes$nie

warto zwrdci¢ uwage, ze na gruncie Ustawy z dnia 6 wrze$nia
2001 1. Prawo farmaceutyczne. (Dz. U. z 2010 1., poz. 2142),
w art. 4 ust. 8, przewidziany zostal mechanizm, ktérego
7rodel mozna upatrywad w instytucji ,compassionate use”.
Zgodnie z brzmieniem tego przepisu, Ministrowi Zdrowia
przyznano kompetencje w zakresie dopuszczenia do obrotu
na czas okreslony produktéw leczniczych nieposiadajacych
pozwolenia w przypadku: kleski zywiotowej, bgdz tez innego
zagrozenia zycia lub zdrowia ludzi.

Obecnosé ,,compassionate use” w panstwach UE
Wedtug najnowszych opracowan [3] programy typu
Lcompassionate use” realizowane sg w 20 (71%) z 28 paristw
cztonkowskich UE. Ponadto az w 18 panistwach nalezacych
do UE wypracowano powszechnie obowigzujace przepisy,
ktore szczegotowo regulujg stosowanie omawianej procedury.
Kraje te to: Austria, Belgia, Bulgaria, Czechy, Dania, Finlandia,
Francja, Niemcy, Wegry, Wlochy, Holandia, Portugalia,
Rumunia, Stowenia, Hiszpania, Szwecja oraz Wielka
Brytania. Brak krajowych procedur zostat z kolei odnotowany
na Cyprze, Litwie, Malcie, Stowacji oraz w Estonii, Grecji,
Irlandii, L.otwie, Luksemburgu i Polsce. W krajach, ktére
wypracowaly wlasne regulacje na podstawie przepiséw UE
wskazane zostaly explicite organy wlasciwe do wdrozenia
omawianej procedury, np. we Francji - Agence nationale de
sécurité du médicament et des produits de santé (ANSM),
w Niemczech - German Federal Institute for Drugs and
Medical Devices (BfArM) oraz the Paul-Ehrlich Institute (PEI),
we Wloszech - Agenzia Italiana del Farmaco (AIFA), w Wielkiej
Brytanii — Medicines and Healthcare Products Regulatory
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Agency (MHRA). Ponadto kazdy z wymienionych krajow
okresla indywidualnie katalog lekéw, ktére mogg jej podlegac.
Tytutem przykladu mozna wskaza¢, ze w Austrii katalog
ten obejmuje réwniez weterynaryjne produkty lecznicze,
a z kolei we Wtoszech, m.in. innowacyjne leki dopuszczone
do sprzedazy zagranicznej, ale nie na terenie Wloch oraz leki
dopuszczone do obrotu, ktére jednak majg by¢ wykorzystane
w innych wskazaniach niz dopuszczone.

Réznice zaznaczajg sie takze w odniesieniu do zasad do-
tyczacych sprowadzenia leku, ktérego dostepno$¢ zostata
zagwarantowana w procedurze humanitarnego stosowania.
W Danii sprowadzenia dokonuje apteka, we Wloszech wy-
magane jest specjalne zezwolenie wydane przez Komisje ds.
Etyki, a w Niemczech nie trzeba si¢ o nie ubiegac. [4]

W rézny sposob w poszczegdlnych krajach zostaty
rozwigzane takze kwestie zwigzane z optacaniem terapii
realizowanej w ramach procedury ,compassionate use”.
We Francji jest ona w catosci pokrywana przez szpital lub
krajowg instytucje ubezpieczeniows, w Holandii koszty
dzielone sg miedzy pacjenta i producenta leku oraz, co do
zasady, nie podlegajg refundacji, natomiast w Niemczech
wszelkie wydatki pokrywa producent produktu leczniczego.

Obecnie obserwuje sie stopniowe ugruntowywanie sie
procedury ,compassionate use” w poszczegdlnych panstwach
cztonkowskich. Warto wskazaé, ze od 20006 r. do Europej-
skiej Agencji Lekéw wplyneto az ponad 50 zawiadomien
o0 zainicjowaniu omawianej procedury. [3]

»,Compassionate use” a polskie propozycje
legislacyjne

Wprowadzenie szczegdtowych regulacji w zakresie pro-
cedury humanitarnego stosowania zostato przewidziane
w projekcie Ustawy z dnia 21 wrze$nia 2016 r. o zmianie
ustawy o refundacji lekéw, srodkéw spozywezych specjalne-
go przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych
oraz niektorych innych ustaw.

Projekt zaklada umozliwienie zastosowania dla okre-
$lonej grupy pacjentéw cierpigcych na chorobe przewlekls
lub powazna, wyciericzajaca lub zagrazajacg zyciu produk-
tu leczniczego, dla ktérego zostat ztozony wniosek o do-
puszczenie do obrotu w procedurze centralnej lub ktéry
znajduje sie w fazie badan klinicznych. Istotne jest, ze ww.
grupy pacjentéw nie mozna poddac¢ skutecznemu leczeniu
zadnym produktem leczniczym dopuszczonym do obrotu
w Polsce. Regulacja ta odzwierciedla dyspozycje art. 83 ust.
Rozporzadzenia 726/2004.

Zgodnie z projektem, o zgode na zastosowanie ww. pro-
duktu leczniczego w ramach ,programu indywidualnego
stosowania” ubiega¢ sie moze:

o Podmiot odpowiedzialny, ktéry ztozyt wniosek

o dopuszczenie do obrotu produktu leczniczego
w procedurze centralne;j.

«  Sponsor badania klinicznego, w przypadku produktu
leczniczego, ktdry jest w trakcie badan klinicznych.
Zgode na zastosowanie produktu leczniczego wydawa¢
ma minister wlasciwy do spraw zdrowia w terminie 30 dni,
o ile przepisy szczegdlne nie stanowig inaczej. Przed podje-
ciem decyzji w przedmiocie wniosku minister bedzie mégt
wystapi¢ o wydanie stosownej opinii przez konsultanta
z danej dziedziny medycyny w sprawie zastosowania ww.
produktu leczniczego lub przez Europejskg Agencje Lekow.
Uwzglednienie w ww. projekcie ustawy przepiséw szcze-
gotowo regulujgeych zasady stosowania procedury ,compas-
sionate use” w Polsce nalezy oceni¢ jako bardzo uzasadniong
i celows inicjatywe, wpisujacg sie w szerszy europejski trend.
Korzysci z zastosowania procedury ,aktu mitosierdzia” s
przede wszystkim odczuwalne dla pacjentdw, ktérzy otrzy-
mujg szanse na powro6t do zdrowia. Projekt ustawy zostat
poddany konsultacjom publicznym i bedzie dalej procedo-
wany przez Ministerstwo Zdrowia oraz Rade Ministrow.
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