Europejskie prawo farmaceutyczne nie byto nowelizowane od ponad 20 lat.
Srodowisko z duza nadziejg przyjeto wiec projekt zmian przygotowany przez Komisje
Europejska (KE) w kwietniu 2023 roku. Jednak niektére propozycje budza zaréwno
niepokdj, jak i krytyke. Dotyczy to miedzy innymi nowej definicji, ktéra w opinii
ekspertéw, w proponowanym ksztatcie moze prowadzi¢ do wykluczenia wielu
choréb.

DEFINICJA NIEZASPOKOJONYCH POTRZEB MEDYCZNYCH WYMAGA POSZERZENIA

Pod koniec wrzesnia Katedra i Zaktad Farmakologii Doswiadczalnej i Klinicznej
Warszawskiego Uniwersytetu Medycznego zorganizowata debate pt. Rola innowaciji i
czynniki rozwoju dla innowacji w systemie ochrony zdrowia. Omdéwiono podczas niej
proces rozwoju leku i niezaspokojone potrzeby medyczne w konteks$cie procedowanej
reformy europejskiego prawa farmaceutycznego.

Ryzyko wykluczenia wielu chorych

Wsrod warunkdw wskazanych w nowym systemie zachet proponowanych przez KE jest
zacheta zwigzana z niezaspokojonymi potrzebami medycznymi (unmed medical needs,
UMN). Duzo kontrowersji w srodowisku naukowym budzi jednak zakres same;j definicji,
gdyz zbyt waskie ujecie niezaspokojonych potrzeb medycznych moze, w opinii
autorytetéw medycznych, mie¢ negatywny wptyw na dostep pacjentéw do
nowoczesnego leczenia. - Propozycja Komisji Europejskiej budzi obawy, ze czesé¢ choréb
zostanie wykluczona. W praktyce hematoonkologicznej obecnym celem terapii jest
umozliwienie pacjentowi osiggniecia dtugosci zycia takiej, jak u osoby zdrowej. Z uwagi
na wysoka $miertelno$¢ choréb hematoonkologicznych, potrzeba jej ograniczenia jest
niezaspokojong potrzebg medyczng. Zaproponowana nowa definicja UMN jest jednak
nieprecyzyjna i moze by¢ zrédtem wielu interpretac;ji, co utrudni skuteczne odpowiadanie
na UMN w réznych obszarach klinicznych — zwracat uwage prof. Krzysztof Giannopoulos
(kierownik Zaktadu Hematoonkologii Doswiadczalnej Uniwersytetu Medycznego w
Lublinie, przewodniczgcy stowarzyszenia Hematologia Nowej Generacji). Niepokdj
ekspertdw budzi fakt, ze wprowadzenie proponowanych przez Komisje Europejska
rozwigzan moze ograniczy¢ zachety wytgcznie do produktéw stosowanych w leczeniu
chordb zagrazajagcych zyciu lub powaznie ostabiajgcych organizm, jak réwniez postawi
wysoko poprzeczke dla nowych produktdw, jesli na rynku jest juz dostepny lek na dang
chorobe, nawet jesli jego skutecznosc¢ jest niezadowalajgca. - W definicji UMN jest za
duzo pola do interpretacji. Farmakoepidemiologiczne podejscie do definicji widoczne w
propozycji Komisji jest niepokojgce. Definicja wyraznie pomija choroby metaboliczne.
Nalezy pamieta¢, ze to wtasnie one sg podtozem wielu przewlektych i $miertelnych
choréb — méwit podczas debaty prof. Bogustaw Okopien (kierownik Kliniki Chordéb
Wewnetrznych i Farmakologii Klinicznej Slaskiego Uniwersytetu Medycznego w
Katowicach, konsultant krajowy w dziedzinie farmakologii klinicznej).



Dtugi i kosztowny proces

Opracowywanie lekéw trwa wiele lat i jego celem zawsze jest odpowiedZz na
niezaspokojong potrzebe medyczng, ktérg mozna zdefiniowaé jako kazdy stan medyczny,
w przypadku ktdrego nie ma zatwierdzonych interwencji umozliwiajacych odpowiednie
zapobieganie, leczenie lub rozpoznawanie takiego stanu. Wysokie koszty procesu
opracowywania leku wynikajg przede wszystkim z dtugotrwatoscii wielu zmiennych, ktore
na kazdym etapie moga zniweczy¢ wczesniejsze, zakonczone sukcesem wysitki. -
Innowacyjnosé to zawsze ryzyko i to nie tylko ryzyko, ktére jesteSmy w stanie przewidzieé
na podstawie znanego mechanizmu dziatania leku, ale przede wszystkim to, ktére nie
wyhika z jego mechanizmu, a jest bardziej zwigzane z odpowiedzig organizmu na lek —
ttumaczyta prof. Dagmara Mirowska-Guzel (kierownik Katedry i Zaktadu Farmakologii
Doswiadczalnej i Klinicznej Warszawskiego Uniwersytetu Medycznego, przewodniczgca
Komitetu Terapii i Nauk o Leku Polskiej Akademii Nauk). - Dodatkowo nalezy pamietaé o
koniecznosci pogodzenia wielu réznych intereséw i Scisle przestrzeganych praw i
obowiazkéw wszystkich uczestnikéw prowadzonych badan, zaréwno w aspekcie
medycznym, prawnym, organizacyjnym, jak i - co najwazniejsze - etycznym.

Waskie ujecie definicji szkodzi pacjentom

Zgodnie z propozycjg Komisji Europejskiej okres ochrony danych moze zostaé
przedtuzony o szes¢ miesiecy, jezeli zostanie udowodnione, ze produkt odpowiada na
niezaspokojong potrzebe medyczng. Jednak w opinii ekspertéw samo pojecie
niezaspokojonej potrzeby, ktére moze by¢ réznie rozumiane i w duzym stopniu zalezy od
kontekstu i perspektywy, nie powinno by¢ ograniczane jedynie do waskiego definiowania
innowacji na wczesnym etapie. - Méwigc o badaniach klinicznych nie mozna zapominaé
o fazie przedklinicznej, ktora jest kluczowa dla powodzenia kolejnych etapéw. Ich
zaniedbanie czesto przyczynia sie do niepowodzen w dalszych fazach. Mozna mnozyc¢
przyktady lekoéw, ktére po czasie wykazaty negatywne efekty — zwracat uwage prof.
Bogustaw Okopien (kierownik Kliniki Choréb Wewnetrznych i Farmakologii Klinicznej
Slagskiego Uniwersytetu Medycznego w Katowicach, konsultant krajowy w dziedzinie
farmakologii klinicznej). Warto réwniez zaznaczy¢, ze dziatania badawczo-rozwojowe
ukierunkowane na pewien obszar chorobowy czesto dajg korzystne efekty, a nawet
przetomowe innowacje w innych obszarach; w zwigzku z tym, ograniczenie zachet jedynie
do waskich, zdefiniowanych kategorii nie uwzglednia rzeczywistosci naukowej.

Potrzebne szersze spojrzenie na problem

Zaréwno sSrodowisko autorytetow medycznych, jak i branza farmaceutyczna majg
swiadomosé, ze zmiany, jakie zostang przyjete wraz z wejSciem w zycie reformy prawa
farmaceutycznego, uksztattujg rynek na kolejne lata i okresla miejsce Europy na Swiecie
w tym zakresie. Co wazniejsze - zadecydujg rowniez o tym, jaki dostep do nowoczesnego
leczenia beda mieli pacjenci w Polsce. Warto wiec przeanalizowac¢ szanse i zagrozenia
wynikajgce z propozycji KE, dopdki jest jeszcze taka mozliwosé, miedzy innymi w zakresie



poszerzenia definicji niezaspokojonych potrzeb medycznych, a co za tym idzie -
uwzglednienia szerszej perspektywy w rozwoju nowych terapii dla polskich pacjentéow. W
debacie eksperckiej udziat takze wzieli: prof. Tomasz Kocki (Katedra i Zaktad Farmakologii
Doswiadczalnej i Klinicznej Uniwersytetu Medycznego w Lublinie, przewodniczacy
Polskiego Towarzystwa Farmakologicznego), prof. Przemystaw Mitkowski (kierownik
Pracowni Elektroterapii Serca | Katedry Kardiologii Uniwersytetu Medycznego im. K.
Marcinkowskiego w Poznaniu, byty prezes Polskiego Towarzystwa Kardiologicznego), prof.
Konrad Rejdak (kierownik Katedry i Kliniki Neurologii Uniwersytetu Medycznego w
Lublinie, cztonek Krajowej Rady do spraw Neurologii), mgr Maciej Szewczyk (cztonek
Polskiego Towarzystwa Bezpiecznej Farmakoterapii).
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