Komitety dziatajace w ramach
Europejskiej Agencji Lekow
(ang. European Medicines
Agency, EMA): Komitet ds.
Terapil Zaawansowanych (ang.
Committee for Advanced
Therapies, CAT)

Wprowadzenie

Komitet ds. Terapii Zaawansowanych dziatajgcy w ramach
Europejskiej Agencji Lek6w dokonuje oceny jakosci,
bezpieczenstwa i skuteczno$ci stosowania produktéw leczniczych
terapii zaawansowanej (ang. Advanced-Therapy Medicinal
Products, ATMPs). Produkty lecznicze terapii zaawansowanej to
leki stosowane u ludzi, ktdére sa wykonane z gendéw, komédrek
bgdz tkanek i obejmujg terapie genowg, leki stosowane w
somatycznej terapii komérkowej, inzynierii tkankowej oraz
leczenie skojarzone. Ponizszy artykut zawiera wiecej
informacji na temat produktéw 1leczniczych terapii
zaawansowanej 1 omawia koncepcje regulacyjne oraz
ustawodawstwo kierujgce dziatalnoScig Komitetu ds. Terapii
Zaawansowanych.

Komitet ds. Terapii Zaawansowanych
(ang. Committee for Advanced
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Therapies, CAT) dziatajacy w ramach
Europejskiej Agencji Lekow

Produkty lecznicze terapii zaawansowanej mogg zaoferowad
potencjalnie nowe mozliwosci leczenia wielu choréb, takich jak
choroby Alzheimera, raka, chordéb genetycznych np. dystrofii
miesni lub oparzen skory.

Istniejg cztery gtdéwne grupy produktéow leczniczych terapii
zaawansowanej :

- Leki terapii genowej (ang. Gene-Therapy Medicines,
GTMPs)
Leki terapii genowej zawieraja geny i ich stosowanie
umozliwia osiggniecie efektdéw terapeutycznych. Leki
terapii genowej wprowadzajg geny ,rekombinowane” do
komérek, czesto z wykorzystaniem wektora wirusowego do
przenoszenia genu (wektor to czasteczka stuzaca do
przenoszenia materiatu genetycznego do komérki
docelowej). Gen rekombinowany jest odcinkiem DNA
utworzonym w laboratorium przez potgczenie DNA
pochodzgcego z rdéznych Zrédet. Po wprowadzeniu genu do
komérek pacjenta, komorki produkuja lub wytwarzaja
biatka, ktére moga spowolni¢ bgdz wyleczy¢ niektére
choroby, w tym choroby genetyczne, nowotworowe 1Llub
przewlekte.

- Leki stosowane w somatycznej terapii komdrkowej

Leki do terapii z zastosowaniem komdérek somatycznych
zawieraja komérki (inne niz komérki gonad) lub tkanki
poddane manipulacjom zmieniajgcym ich cechy biologiczne.
Moga by¢ stosowane do leczenia, diagnostyki Llub
profilaktyki choréb. Przyktadem terapii z zastosowaniem
komorek somatycznych jest uzycie zmodyfikowanych komdrek
nowotworowych pacjenta do walki z pozostatymi w
organizmie komdérkami nowotworu.



» Leki stosowane w inzynierii tkankowej
Leki stosowane w inzynierii tkankowej zawieraja komorki
lub tkanki, ktére zostaty zmodyfikowane (zasadniczo
zmienione) dzieki czemu mogg by¢ uzywane do naprawy,
regeneracji lub wymiany tkanki. Przyktadem produktu
inzynierii tkankowej jest sztuczna skdéra stosowana w
leczeniu pacjentéw z oparzeniami.

- Produkty lecznicze terapili zaawansowanej wykorzystywane
w leczeniu skojarzonym
Produkty 1lecznicze skojarzonej terapili zaawansowanej
zawierajg jedno lub wiecej urzadzen medycznych bedgcych
integralng czesScig leku.

Oferujg wielki potencjat w zakresie leczenia, gdyz technologia
zwigzana z terapiami zaawansowanymi moze przynie$¢ korzysci
dtugoterminowe. Mogg one stanowic¢ skuteczny sposéb leczenie
pacjentéw i w rezultacie doprowadzi¢ do obnizenia kosztoéw
dtugoterminowej opieki zdrowotnej.

Chociaz terapie zaawansowane wzbudzajg wielkie oczekiwania to
ich stosowanie wigze sie takze z:

- Nowym znaczacym ryzykiem, takim jak
» Ryzyko zakazenia wirusowego w przypadku, gdy
dojdzie do reaktywacji wektora wirusowego
= Ryzyko zachorowania na raka
Ryzyko przypadkowego narazenia na leczenie
pracownikéw stuzby zdrowia i opiekunéw
= Problemami etycznymi, takimi jak
 Nieprzestrzeganie praw zywych dawcéw z powodu
braku informacji
Podawanie pacjentom
niesprawdzonych/niebezpiecznych produktow
zawierajgcych komdérki (macierzyste)

Zaawansowane metody leczenia sg czesto opracowywane przez mate
firmy lub jednostki badawcze w szpitalach. Prawodawstwo UE



stosuje zachety wspierajgce badania i rozwdj terapii
zaawansowanych, zapewniajgc obnizenie optat za doradztwo
naukowe w Europejskiej Agencji Lekéw. Udostepniono nowe
procedury regulacyjne skierowane do producentow produktow
leczniczych terapii zaawansowanej (klasyfikacja i certyfikacja
produktéw leczniczych terapii zaawansowanej).

Obowigzujace koncepcje regulacyjne oraz
ustawodawstwo

0d roku 2008 wszystkie produkty 1lecznicze terapii
Zzaawansowanej muszg uzywac¢ procedury scentralizowanej.
Gwarantuje to skorzystanie z jednej oceny 1 jednej procedury
wydawania zezwolen dostepnych na terenie UE. Utatwia to firmom
sprzedaz produktéw, a pacjentom z réznych panstw cztonkowskich
dostep do tych produktéw.

Produkty lecznicze terapii zaawansowanej to ztozone leki, do
ktéorych zastosowanie maja kryteria wykraczajgce poza te
uzywane w tradycyjnej branzy farmaceutycznej. Na przyktad, w
przypadku produktow zawierajgcych T1lub skt*adajgcych sie z
organizméw genetycznie zmodyfikowanych (ang. Genetically
Modified Organism, GMO) wymagana jest ocena ryzyka dla
Srodowiska w celu oszacowania zagrozenia dla zdrowia ludzkiego
i Srodowiska.

Prawo wymaga, aby cztonkowie Komitetu ds. Terapii
Zaawansowanych posiadali specjalistyczng wiedze obejmujaca
wszystkie obszary istotne dla terapii zaawansowanych, w tym:

= urzgdzenia medyczne,

= inzynierie tkankowa,

= terapie genowq,

- terapie z zastosowaniem komdrek,
biotechnologie,

chirurgie,

nadzér nad bezpieczeAstwem farmakoterapii,
» zarzgdzanie ryzykiem oraz



- etyke.

Komitet ds. Terapii Zaawansowanych sporzgdza projekt opinii na
temat kazdego produktu. Opinia ta jest przesytana do Komitetu
ds. Produktdéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi (ang. Committee
on Medicinal Products for Human Use, CHMP). Komitet ds.
Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi przyjmuje zalecenie
w sprawie przyznania/odmowy, zmiany, zawieszenia lub cofniecia
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu w oparciu o opinie
Komitetu ds. Terapii Zaawansowanych. Zalecenie jest nastepnie
przesytane do Komisji Europejskiej w celu podjecia decyzji w
sprawie dopuszczenia do obrotu.

Po wydaniu pozwolenia i dopuszczeniu produktéw do obrotu
Europejska Agencja Lekow dokonuje dalszej oceny ich
bezpieczenstwa i skuteczno$ci. Europejska Agencja LekoOw
zapewnia takze wsparcie naukowe dla firm, aby wspomdc
projektowanie systemdw monitorowania bezpieczenstwa tych
lekodw.

Firmy produkujgce produkty lecznicze terapii zaawansowane]
muszg S$ledzi¢ wszystkie swoje produkty od miejsca ich
wytworzenia do szpitali badZz placowek, w ktdérych sa podawane
pacjentom. Szpitale muszg réwniez Sledzié¢ wszystkich
pacjentow, ktdérzy je otrzymujg. Istniejgce systemy powinny
umozliwia¢ petng identyfikowalno$¢ przez zastosowanie
anonimowych systeméw kodowania w przypadku dawcoéw
zewnetrznych:

=W banku tkanek: zwigzek pomiedzy dawcg i dawstwem.

W miejscu wytwarzania: zwigzek miedzy dawstwem 1
produktem.

W szpitalu lub gabinecie: zwigzek miedzy produktem i
pacjentem.



Inne zasoby

= European Medicines Agency (2015). Committee for Advanced
Therapies (CAT). Pobrano 3 wrzesnia 2015 r. ze strony
http://www.ema.europa.eu/ema/index. jsp?curl=pages/about
us/general/general content 000266.]jsp

- Bhalerao, N., Bhol, R., Paranjpe, G., Jadhav, S., &
Bodkhe, P.(2012) Tissue engineering. Pobrano 4 wrzes$nia
2015 r. ze strony
http://fr.slideshare.net/BhaleraoSudhir/tissue-engineeri
ng-12323232

» World Health Organisation (2015). Health policy and the
ethical, legal, and social issues (ELSI) in genomics.
Pobrano 4 wrzesnia 2015 r. ze strony
http://www.who.int/genomics/policy/ELSI/en/

Zataczniki

= Arkusz informacyjny: Podsumowanie koncepcji
prawnych i przepisOw prawa oraz rola organizacji
pacjenckich
Size: 99,702 bytes, Format: .docx
Niniejsza broszura zawiera przeglad réznych koncepcji
prawnych i przepisdw prawa dotyczgcych specjalnych
produktéw leczniczych, a takze informacje na temat roli
organizacji pacjenckich w tych procesach regulacyjnych.
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