Wytyczne dotyczgce
Zzaangazowanla pacjentow
W ocene etyczna badan
klinicznych

Nadrzedne zasady dotyczace
Zzaangazowanila pacjentow
W caty proces badania

1 rozwoju lekow

Europejska Akademia Pacjentédw (EUPATI) to ogdlnoeuropejski
projekt Inicjatywy w zakresie Lekow Innowacyjnych (IMI)
skupiajgcy 33 podmioty wspdipracujgce z organizacjami
pacjentéw, uniwersytetami, organizacjami non-profit i firmami
farmaceutycznymi. We wszystkich materiatach EUPATI termin
spacjent” odnosi sie do wszystkich grup wiekowych i peknego
spektrum chordob. EUPATI nie skupia sie na problemach lub
terapiach typowych dla okreslonych chordéb, ale na ogdlnym
procesie rozwoju lekéw. Informacje o konkretnych wskazaniach
oraz interwencjach dla konkretnej grupy wiekowej Llub
z wykorzystaniem konkretnych lekdéw wykraczaja poza zakres
kompetencji EUPATI i pozostajg w gestii lekarzy oraz
organizacji pacjentéw. Wiecej informacji mozna znalez¢ na
eupati.eu/.

Zdecydowana wiekszos¢ ekspertdéw zaangazowanych w rozwdj
i ocene lekéw to naukowcy pracujacy zardwno w sektorze
prywatnym, jak i publicznym. Istnieje coraz wieksza potrzeba
wykorzystania wiedzy i doswiadczen pacjentow, aby zrozumiecd,
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jak wyglada zycie osoby z okres$lonag chorobg, jak sprawowana
jest opieka oraz z czym wigze sie codzienne stosowanie lekow.
Ta wiedza pomaga udoskonala¢ proces odkrywania, rozwoju
i oceny nowych, skutecznych lekéw.

Konieczne sg usystematyzowane interakcje miedzy pacjentami we
wszystkich grupach wiekowych reprezentujgcymi petne spektrum
choréb, ich przedstawicielami i innymi zainteresowanymi
stronami. Takie interakcje umozliwiajg wymiane informacji
i konstruktywny dialog na szczeblu krajowym 1 europejskim,
w ramach ktérego mogg i powinny by¢ rozpatrywane opinie
uzytkownikéw lekéw. Trzeba przy tym pamieta¢ o mozliwym
zréznicowaniu systeméw opieki zdrowotnej, praktyk i przepiséw
prawa.

Zalecamy Scistg wspOiprace i partnerstwo miedzy réznymi
stronami zainteresowanymi, w tym z organizacjami pracownikéw
opieki zdrowotnej, firmami prowadzgcymi badania na zlecenie,
organizacjami pacjentow i konsumentdéw*, Srodowiskiem
akademickim, towarzystwami naukowymi i akademickimi, organami
regulacyjnymi 1 organami oceny technologii medycznych oraz
branza farmaceutyczng. Dotychczasowe dosSwiadczenie pokazuje,
ze efektem zaangazowania pacjentéow byta wieksza przejrzystosd,
zaufanie 1 wzajemny szacunek miedzy nimi a innymi stronami
zainteresowanymi. Uznaje sie, ze wktad pacjentéw w odkrywanie,
rozw6j i ocene lekdéw wzbogaca jakos¢ dostepnych dowodow
i opinii.ii]

Istniejgce kodeksy postepowania dotyczagce =zaangazowania
pacjentéw w dziatania réznych stron zainteresowanych nie
ujmuja wyczerpujaco petnego zakresu zagadnien zwigzanych
z badaniami i rozwojem.& Wytyczne EUPATI stuzg wspieraniu
integracji zaangazowania pacjentow w caty proces badania
i rozwoju lekOw.

Niniejsze wytyczne 1z zatozenia nie majg charakteru
normatywnego i nie dostarczajag szczegdétowych porad.



W EUPATI opracowano te wytyczne dla wszystkich stron
zainteresowanych, ktére zamierzajg wchodzi¢ w interakcje
z pacjentami w zwigzku z badaniem i rozwojem lekéw.&
Uzytkownicy moga odstepowa¢ od niniejszych wytycznych
w zalezno$ci od konkretnych okolicznosci, ustawodawstwa
krajowego 1lub szczegdélnych potrzeb kazdej interakcji.
Niniejsze wytyczne nalezy dostosowa¢ do indywidualnych
wymogow, kierujac sie najlepszg profesjonalng oceng.

Opracowano cztery osobne zbiory wytycznych obejmujace
zaangazowanie pacjentéw w:

»badanie i rozwdj lekdéw prowadzone przez branze
farmaceutyczna&,

= Komisje bioetyki

= 0rgany regulacyjne

= ocene technologii medycznych.

Wszystkie wytyczne wskazujg obszary, w ktdérych obecnie
istniejg mozliwosci angazowania pacjentdéw. Niniejsze wytyczne
powinny by¢ poddawane okresowym przegladom i korektom w celu
odzwierciedlenia zachodzgcych zmian.

Niniejsze wytyczne obejmuja swoim zakresem zaangazowanie
pacjentow w ocene etyczng badan klinicznych.

Niniejsze wytyczne opierajg sie na nizej wymienionych
wartosciach, ktdére mozna wprowadzié¢ w zycie poprzez przyjecie
sugerowanych metod dziatania (punkt 8). Sa to:

Pacjenci dysponujg szczegdlng
wiedzg, perspektywami
i doswiadczeniami, ktdére wzbogacaja
rozwazania kwestii etycznych.

Odpowiednios¢




Pacjenci majg takie samo prawo do
udziatu w ocenie etycznej badan
klinicznych, jak inne strony
Uczciwos$¢ zainteresowane oraz do dostepu do
wiedzy i dosSwiadczen, ktére
umozliwiajg skuteczne
zaangazowanie.

Zaangazowanie pacjentow w proces

oceny etycznej przyczynia sie do

wiekszej sprawiedliwosci, jako ze
stanowi probe zrozumienia

zrdoznicowanych potrzeb pacjentow
z okreslonymi problemami

zdrowotnymi w konteks$cie wymogow

branzy.

Sprawiedliwos¢

Procesy angazowania pacjentéw

pozwalajg pokonywa¢ przeszkody

Budowanie W angazowaniu pacjentéw w oceny

potencjatu etyczne i zwiekszajg mozliwosci

wspotpracy miedzy pacjentami
1 komisjami bioetyki.

Wszystkie wytyczne opracowywane w pézniejszym terminie nalezy
dostosowa¢ do istniejagcego ustawodawstwa krajowego dotyczgcego
interakcji okreslonych w czterech wydanych przez EUPATI
dokumentach zawierajgcych wytyczne.

Wytaczenie odpowliedzialnosci

W EUPATI opracowano te wytyczne dla wszystkich stron
zainteresowanych, ktére zamierzajg wchodzi¢ w interakcje
z pacjentami w zwigzku z badaniem i rozwojem lekéw przez caty
cykl badania i rozwoju lekdw.&&

Niniejsze wytyczne 2z zatozenia nie majg charakteru
normatywnego i nie dostarczajg szczegdtowych porad. Niniejsze



wytyczne nalezy stosowa¢ w zalezno$Sci od konkretnych
okolicznosci, ustawodawstwa krajowego lub szczegdlnych potrzeb
kazdej interakcji. Niniejsze wytyczne nalezy dostosowac do
indywidualnych wymogdéw, kierujgc sie najlepszg profesjonalnag
oceng.

Jesli w niniejszych wytycznych zawarto porady dotyczace
kwestii prawnych, nie nalezy taktowa¢ ich jako ostatecznej
interpretacji prawnej i nie zastepujg one formalnych porad
prawnych. Jesli potrzebne sg porady formalne, strony
zainteresowane powinny skonsultowaé¢ sie ze swoimi dziatami
prawnymi, jesli takie posiadajg, lub zwrécié¢ sie o porade
prawng do kompetentnych Zzrddet.

EUPATI w zadnym wypadku nie odpowiada za jakiekolwiek skutki
wykorzystania niniejszych wytycznych.

Projekt EUPATI uzyskat wsparcie ze Wspdlnego Przedsiewziecia
na rzecz Inicjatywy w zakresie Lekdéw Innowacyjnych na mocy
umowy dotacji nr 115334, ktdérej Srodki pochodzg z sidédmego
programu ramowego Unii Europejskiej (FP7/2007-2013), a takze
od firm cztonkowskich zrzeszonych w Europejskiej Federacji
Przemystu i Stowarzyszen Farmaceutycznych.

Wprowadzenie do zagadnienia
Zzaangazowanla pacjentow
w ocene etyczng

Aby zapewnic¢ optymalne korzysci nowego leku dla pacjentow
1 wynikajgcy z tego sukces komercyjny, firmy farmaceutyczne
podczas doboru sktadnikdéw przewidzianych do rozwoju leku oraz
podczas definiowania istotnych rezultatéw badan koncentrujg
sie na potrzebach pacjentéw cierpigcych na dang chorobe.
Podejscie ukierunkowane na pacjenta jest szybko rozwijajacym
sie 1 coraz wazniejszym elementem biznesowych modeli firm



farmaceutycznych. Wymaga nowych strategii, nowych struktur
organizacyjnych i zmiany kulturowej w catym sektorze
farmaceutycznym. Wymaga tez wspotpracy z pacjentami
ekspertami, ktdérzy moga dostarczy¢ porad dotyczacych wartosci
terapii oraz wskaza¢ rezultaty istotne dla pacjentéw. Jednak
koncepcja ukierunkowania na pacjenta jest réwniez wazna dla
innych stron zainteresowanych uczestniczacych w procesie
rozwoju lekdéw, w szczegdélnosci dla komisji bioetyki ds. badan,
ktore postulujg ochrone pacjentéw w badaniach klinicznych.

Dobry projekt badania klinicznego jest zardwno etyczny, jak
1 naukowo uzasadniony. Podczas opracowywania projektu nalezy
zdecydowac¢, czy lek ma by¢ poréwnywany do innego leku czy do
placebo, jak nalezy wybiera¢ uczestnikdéw badania i jakiego
rodzaju testy i oceny nalezy przeprowadzi¢ (i jak czesto).
Ryzyko potencjalnie szkodliwych dziatan ubocznych nalezy
zrownowazy¢ potencjalnymi korzysciami dla uczestniczacych
pacjentéow, takimi jak szybki dostep do nowego leku, bardziej
intensywna diagnostyka i nadzér, oraz mozliwo$¢ przyczynienia
sie do rozwoju nowych terapii dla innych pacjentdéw dotknietych
tg samg chorobg. Oceny pacjentéw dotyczgce takich zagrozen
i korzysci mogg by¢ inne niz oceny badaczy, np. na przyktad
w zalezno$ci od stopnia nasilenia danej choroby pacjenci moga
by¢ gotowi podjag¢ wieksze ryzyko zwigzane z potencjalnymi
dziataniami ubocznymi. W dzisiejszej praktyce zaangazowanie
pacjentow w te decyzje nie jest standardem — ani w badaniach
klinicznych inicjowanych przez firmy farmaceutyczne 1lub
biotechnologiczne, ani w badaniach inicjowanych przez
instytucje akademickie.

Badania kliniczne podlegajg bardzo rygorystycznym przepisom
prawnym. Przed rozpoczeciem badania klinicznego konieczna jest
zgoda wtasciwego organu gwarantujaca, ze spetniono wszystkie
wymogi prawne, ze badanie jest naukowo uzasadnione, ze
udowodniono jakos$¢ badanego leku, a jego bezpieczenstwo jest
oparte na badaniach przedklinicznych i na wczed$niejszych
dowodach klinicznych, o ile s3g dostepne, oraz ze istnieje



korzystna réwnowaga miedzy oczekiwanymi korzysSciami
i zagrozeniami. RoOwnolegle z oceng wtasciwych organdw
krajowych prowadzona jest ocena przez co najmniej jedna
interdyscyplinarng komisje bioetyki (badan), ktdéra analizuje
protokét i powigzane dokumenty, aby zapewnié bezpieczenstwo
uczestnikom badania. Jej celem jest zagwarantowanie, ze
informacje dla pacjentdéw sa wyczerpujgce i zrozumiate. Komisja
ocenia stosunek korzysci do ryzyka, zapewnia, ze stosunek ten
jest dopuszczalny oraz ze badanie jest naukowo istotne dla
pacjentéw z dang chorobg.

W wiekszo$ci panstw Europy pacjenci, opiekunowie T1lub
przedstawiciele pacjentéw sg jedynie marginalnie angazowani w
etyczng i naukowg ocene badan klinicznych lub nie sg w nia
wcale angazowani. W ustawodawstwie krajowym wiekszosci panstw
europejskich, jak rowniez w nowym rozporzadzeniu UE w sprawie
badan klinicznych (rozporzadzenie (UE) nr 536/2014), nie
okreslono wyrazZnie zaangazowania pacjentéw w definiowane
etycznych warunkéw badan klinicznych i w ocene dokonywang
przez komisje bioetyki. W tresci rozporzadzenia stwierdzono:
»0kreslajgc odpowiedni organ lub organy (tj. komisje bioetyki)
zaangazowane w ocene wniosku, panstwa cztonkowskie powinny
zapewni¢ udziat oséb nieposiadajgcych fachowej wiedzy,
w szczeg6lnosci pacjentéw lub organizacji pacjentéw” [2].

Chociaz zaangazowanie pacjentdow w badania i rozwdj jest coraz
bardziej akceptowang koncepcjg w branzy farmaceutycznej
i biotechnologicznej, zaangazowanie pacjentéw w komisje
bioetyki jest dyskusyjne.& Komisje bioetyki sg eksperckimi
grupami doradczymi dostarczajgcymi opinii dotyczgcych etycznej
dopuszczalnosSci projektéw badawczych prowadzonych z udziatem
ludzi. Sg one zobowigzane wobec spoteczenstwa do ochrony
uczestnikéw badania. Aby wypeinic¢ te zobowigzania, cztonkowie
komisji bioetyki muszg by¢ niezalezni, neutralni, obiektywni
i kompetentni w kwestiach naukowych, etycznych
i metodologicznych. Wtgczenie laikéw ma wspieradé te
neutralnos¢ i poszerzy¢ zakres uzyskiwanych opinii. Wkgczenie



do komisji bioetyki pacjentdédw jako cztonkdéw oznacza zmiane
paradygmatu: zasiadajacy przy wspélnym stole pacjent
reprezentujacy osoby, ktére w ostatecznym rozrachunku odniosa
korzysci z badania, moze jako strona zainteresowana przecenic
korzysci 1lub zbyt nisko oszacowa¢ zagrozenia zwigzane
z udziatem w badaniu. Jednak czynniki bedgce podstawa
koncepcji ,pacjentocentryzmu” w badaniach i rozwoju mogg miec
zastosowanie rdéwniez tutaj:& mozna polepszy¢ osiggane
rezultaty, kiedy zainteresowane strony mogg wnies¢ swéj
ekspercki wktad. Potrzebne sg powszechnie akceptowane wytyczne
okreslajace warunki wspéipracy komisji bioetyki i pacjentoéw
podczas oceny etycznej.

Zakres

Niniejsze wytyczne zostaty opracowane przez Europejska
Akademie Pacjentéw w obszarze Innowacyjnych Terapii (EUPATI)
na potrzeby wszystkich stron zainteresowanych biorgcych udziat
w opracowywaniu lekédw, zaangazowanych w ocene klinicznych
projektow badawczych, ze szczegdlnym naciskiem na cztonkoéw
komisji bioetyki ds. badan i pacjentéw/opiekundow 1lub
przedstawicieli pacjentéw dostarczajgcych informacji od
pacjentoéw.

Niniejsze wytyczne obejmujg swoim zakresem zaangazowanie
pacjentéw w ocene etyczng badan klinicznych. Aspekty etyczne
nalezy uwzglednia¢ na kazdym etapie badania klinicznego — od
definiowania pytan badawczych i warunkéw protokotu, przez
przygotowanie formularza Swiadomej zgody, ocene etyczng przez
komisje bioetyki az po dostarczenie spoteczenstwu informacji
o wynikach badania. Zob. ryc. 1 1 2. Niniejsze wytyczne
obejmuja swoim zakresem zaangazowanie pacjentdéw na kazdym
z tych etapéw, cho¢ szczegdélng uwage posSwiecono zaangazowaniu
pacjentéw w komisje bioetyki ds. badan.

Niniejsze wytyczne sg oparte na dyskusjach i wnioskach z obrad
okragtego stotu z udziatem rdéznych stron zainteresowanych



i webinarium dotyczgcego zaangazowania pacjentow
zorganizowanego przez EUPATI, informacjach od krajowych
komisji bioetyki, konsultacjach w konsorcjum EUPATI
1 wszechstronnym procesie konsultacji zewnetrznych.

Definicja terminu ,pacjent”

Termin ,pacjent” jest <czesto stosowany ogélnie
i nieprecyzyjnie, przez co nie odzwierciedla roznych typéw
informacji i doswiadczen wymaganych od pacjentdéw, rzecznikéw
pacjentow i organizacji pacjentow w réznych procesach
wspbtpracy.

Aby doprecyzowa¢ terminologie na potrzeby opisu potencjalnych
rol, jakie mogg odgrywac¢ interakcje z pacjentami przedstawione
w tych 1 innych wytycznych EUPATI, zastosowano tu termin
»pacjent” obejmujgcy nastepujgce definicje:

= ,Indywidualni pacjenci” to osoby dysponujgce osobistym
doswiadczeniem zycia z chorobg. Mogg mie¢ techniczng
wiedze dotyczaca badania i rozwoju lub procesoéw
regulacyjnych, cho¢ nie jest to konieczne, poniewaz ich
gtoéwna rolg jest przekazywanie swoich subiektywnych
doswiadczen zwigzanych z chorobg i terapig.&

» ,0piekunowie” to osoby wspierajgce indywidualnych
pacjentéw, takie jak cztonkowie rodziny oraz optacani
pomocnicy czy wolontariusze.

- ,Rzecznicy pacjentéw” to osoby, ktdére dysponujg wiedza
i doswiadczeniem z zakresu wspierania wiekszej populacji
pacjentéow dotknietych konkretng chorobg. Mogg byc
stowarzyszeni z jakag$ organizacjg, ale nie jest to
konieczne.

- ,Przedstawiciele organizacji pacjentow” to osoby
upowaznione do reprezentowania i wyrazania wspOlnych
opinii organizacji pacjentéw na temat konkretnego



problemu lub choroby.

- ,Pacjenci eksperci” majg wiedze specjalistyczng
z zakresu konkretnej choroby, a ponadto technicznag
wiedze o badaniu i rozwoju lekdéw i/lub zagadnieniach
regulacyjnych wuzyskang poprzez szkolenia 1lub
doswiadczenie; sg to np. cztonkowie EUPATI, ktérzy
zostali przeszkoleni przez EUPATI w peinym spektrum
zagadnien dotyczgcych badania i rozwoju lekdw.&&

Moga pojawié¢ sie zastrzezenia dotyczace angazowania
indywidualnych pacjentéw we wspdlne dziatania ze stronami
zainteresowanymi, oparte na twierdzeniu, ze uzyskane od nich
informacje bedg subiektywne 1 podatne na krytyke. Jednak
EUPATI wraz z innymi organami regulacyjnymi stara sie krzewid
wartos¢ sprawiedliwosci poprzez niewykluczanie zaangazowania
indywidualnych oséb. Wybdr najodpowiedniejszej reprezentacji
pacjentdéw pod wzgledem dopasowania typu pacjentdédw do
okreslonego dziatania powinien naleze¢ do organizacji
inicjujgcej interakcje (zob. punkt 7). W przypadku angazowania
indywidualnych pacjentdéw sugeruje sie, aby poinformowad
odpowiednia organizacje pacjentdéw i/lub skonsultowal sie z nig
w celu uzyskania wsparcia i/lub porady, jesli taka organizacja
funkcjonuje w danym miejscu.

Przed zaangazowaniem takiej osoby nalezy wspdlnie uzgodnid
rodzaj dostarczanych informacji i upowaznienie zaangazowanej
osoby.

Obecny stan zaangazowanila
pacjentow w ocene etyczna

Przyktady najlepszych praktyk pokazuja, ze zaangazowanie
pacjentdéw w rozwazania etyczne dotyczgce badan klinicznych juz
na etapie projektowania badania i opracowywania protokotu moze
by¢ korzystne dla zwiekszania Swiadomosci probleméw etycznych
zwigzanych z projektem badawczym. Zaangazowanie na tym etapie



moze zapewni¢ maksymalnie duze skupienie na pacjentach oraz
dobdr mierzonych wynikéw w taki sposéb, aby byty istotne dla
pacjentéw. Wytyczne dotyczace tej interakcji zawarto
w dokumencie EUPATI ,Guidance on patient involvement 1in
industry-led medicines R&D” [3]. Podobnie w badaniach
klinicznych prowadzonych przez $rodowiska akademickie,
pacjenci eksperci moga dostarczy¢ waznych opinii.

W czasie oceny etycznej badania klinicznego przez komisje
bioetyki uzgadniane sg szczeg6ty protokotu. Sednem tej oceny
jest dopuszczalnos$¢ konkretnego stosunku korzysci do ryzyka,
elementy ochrony pacjenta i kwalifikacja miejsca badania, jak
rowniez informacje dla pacjentow przekazywane podczas procesu
wyrazania S$wiadomej zgody, a cztonkowie komisji bioetyki
wnoszg do tej oceny swojg wiedze specjalistyczng. Szczegdlna
wiedza pacjentdow moze stanowié¢ wazne rozszerzenie
specjalistycznej wiedzy komisji.

Cho¢ od dawna praktykuje sie zapraszanie do komisji bioetyki
co najmniej jednego laika i ma to niekwestionowang wartosc,
rodzaj i zakres zaangazowania pacjentédw znacznie rdézni sie
w panstwach cztonkowskich Unii Europejskiej, a nawet w obrebie
tych panstw. W niektérych krajach reprezentacja pacjentéw jest
wymagana przepisami prawa, a warunki sg jasno zdefiniowane.
W innych krajach poszczegélne komisje bioetyki dopiero
zaczynaja wdraza¢ zaangazowanie pacjentdéw dzieki elastycznosci
swoich statutéw w zakresie sktadu komisji lub dzieki temu, ze
prawo pozostawia do decyzji komisji bioetyki kwestie
angazowania laika lub przedstawiciela pacjentédw. Réznice
w praktykach wynikajg z nastepujacych przyczyn:

» cho¢ istnieje Swiadomos¢ korzysci angazowania pacjentow,
nie ma zgody co do roli i najodpowiedniejszego profilu
pacjentow: pacjent ekspert, pacjent rzecznik,
przedstawiciel organizacji pacjentéw czy indywidualny
pacjent;

»w catej Europie znalezienie pacjentdw chetnych do
udziatu w ocenach etycznych jest wyzwaniem dla komisji



bioetyki; nie ma ustalonego procesu ,kojarzenia”;

= angazowanie pacjentéw dotknietych konkretng chorobg moze
by¢ logistycznym wyzwaniem, za$ pacjenci, ktdrzy mieliby
wyraza¢ opinie odno$nie do wszystkich rodzajéw chordéb,
musza dysponowal wiedzg wykraczajacg poza ich wtasng
chorobe;

nie ma zgody co do tego, na ile pacjenci dotknieci
okreslong choroba mogg i chcg by¢ reprezentatywni dla
innych pacjentdéw dotknietych ta chorobg, i czy istnieje
ryzyko stronniczosci z powodu ich osobistych intereséw;
niezalezno$¢ przedstawicieli organizacji pacjentéw byta
kwestionowana ze wzgledu na to, ze ich osobiste interesy
i wsparcie finansowe ze strony branzy farmaceutycznej
mogg prowadzi¢ do konfliktow intereséw;

» liczba odpowiednich pacjentdéw ekspertdéw w catej Europie
jest obecnie niewielka.

Jak dotad ograniczona liczba organizacji pacjentdéw zdecydowata
sie podjgl¢ wysitki w kierunku znalezienia i wyedukowania
indywidualnych cztonkéw do roli polegajgcej na wzbogacaniu
oceny etycznej istotnym wktadem, w szczegélnoSci poprzez
udziat w pracach komisji bioetyki.

0d 2018 roku zatwierdzanie i prowadzenie badan klinicznych
bedzie regulowane europejskim rozporzgdzeniem nr 536/2014
w sprawie badan klinicznych. Zaangazowanie pacjentow w proces
oceny etycznej nie jest okreslone w tym rozporzadzeniu, cho¢
stwierdzono w nim, ze nalezy angazowa¢ laikdéw, w szczegdlnosSci
pacjentéw 1lub organizacje pacjentéw, w ocene wniosku
0o zatwierdzenie badania klinicznego. Proces oceny oraz sktad
oceniajgcych organow (wtasciwe organy krajowe i komisje
bioetyki) podlegajg prawu krajowemu, w zwigzku z czym
zaangazowanie pacjentdéw w proces oceny etycznej nadal bedzie
rozne w zaleznosci od panstwa.



Ramy czasowe 1 charakter
zaangazowanla pacjentow
w ocene etyczng

Pacjenci mogq bra¢ udziat w réznych etapach oceny etycznej
badan klinicznych (punkt 4):

etap koncepcji badania (prowadzony przez sponsora
komercyjnego lub akademickiego);

- etap projektowania badania (prowadzony przez sponsora
komercyjnego lub akademickiego);

=etap oceny etycznej (prowadzony przez komisje lub
komisje bioetyki);

- etap po zakonczeniu badania (prowadzony przez sponsora
komercyjnego lub akademickiego).

Na etapie koncepcji badania eksperci pacjenci mogg wyrazad
opinie dotyczace etycznych aspektdéw badania, takich jak:

»ocena danych przedklinicznych i/lub podstawowych
dowodoéw;

= pytania badawcze, np. o konkretne wskazania, populacje
pacjentéw itp.;

- definiowanie celéw badania, aby zapewnié¢ jego istotnos$¢
dla pacjentoéw;

 kryteria wtgczenia i wytgczenia uczestnikéw badania;

= dopuszczalne/istotne punkty koncowe;

- odpowiednio$¢ pomiaréw i ocen, np. kwestionariusze
jakosci zycia i wyniki zgtaszane przez pacjentédw;

» komparatory (placebo lub aktywny komparator) i ich
dopuszczalnos¢ dla pacjentow;

=dopuszczalne poziomy ryzyka: pacjenci mogg mied
konkretne opinie na temat poziomu ryzyka, jaki sg gotowi
zaakceptowac.

Zalecamy angazowanie pacjentdow ekspertéow na etapie koncepcji



badania — niezaleznie od tego, czy jest ono prowadzone przez
firme czy przez oSrodek akademicki — w celu optymalizacji
wartosci naukowej badania i jego wykonalnosci.

Na etapie projektowania badania pacjenci eksperci mogg wyrazac
opinie dotyczace szczeg6tow badania klinicznego, ktore nalezy
zdefiniowa¢ w taki sposob, aby:

- zakwalifikowano odpowiedng 1liczbe uczestnikdw
w dopuszczalnym terminie;
= korzy$ci udziatu w badaniu byty wieksze niz ponoszone

ryzyko;
=obcigzenie uczestnikdéw badania byto mozliwe do
zaakceptowania;

= pacjenci mieli zapewniong odpowiednig opieke;

» podawanie badanego leku byto jak najprostsze i jak
najbardziej niezawodne;

pomiary 1 oceny byty praktyczne, mozliwe do
zaakceptowania przez uczestnikéw i wiarygodne;

= pacjenci byli informowani o wynikach badania, nawet
jesli przerwali w nim udziat;

= spotecznosci, w ktérych prowadzone jest badanie,
odniosty korzysci z jego wynikodw.

Chociaz pacjenci mogg wnie$¢ cenny wk*ad w wiele innych
aspektdéw, typowym obszarem zaangazowania pacjentéw na tym
etapie jest opracowanie procesu uzyskiwania Swiadomej zgody,
w tym przygotowanie arkusza informacyjnego dla pacjentow
i formularza Swiadomej zgody. Wktad wniesiony przez pacjentoéw
z grupy, dla ktdérej dokument jest przygotowywany, moze
polepszy¢ jego czytelnosé, przystepnos¢ i kompletnosc.

Zalecamy angazowanie pacjentow na etapie projektowania badania
— niezaleznie od tego, czy jest ono sponsorowane przez firme
czy przez oSrodek akademicki - w celu wspierania
dopuszczalnosSci warunkdéw badania dla uczestnikdéw oraz
istotnosci jego rezultatow dla odpowiedniej spotecznosci
pacjentow.



Na etapie oceny etycznej prowadzonej przez co najmniej jedng
komisje bioetyki, pacjenci eksperci lub pacjenci rzecznicy
mogg wnies¢ istotny wktad w wyzej opisane elementy. Ponadto
pacjenci mogg wyrazac¢ opinie dotyczgce lokalnych warunkoéw
badania, takich jak:

ocena stosunku korzysci do ryzyka;

uczciwosS¢ kryteridéw wtaczenia i wytaczenia;

- ubezpieczenie pacjenta od odpowiedzialno$ci cywilnej;
Srodki ochrony danych;

= potencjalne konflikty intereséw;

czytelnos¢ i dopuszczalno$¢ dokumentacji $Swiadomej
zgody;

unikanie zachet np. poprzez zapewnienie wtasciwych optat
i pokrycia kosztéw podrézy pacjenta;

sposOb przyczyniania sie organizacji pacjentéw do
informowania pacjentéw i proceséw rekrutacji.

Zalecamy, aby pacjenci eksperci, przedstawiciele organizacji
pacjentow lub rzecznicy pacjentdow, ktérzy dobrze znaja
zagadnienie zycia z dang chorobg, byli angazowani w ocene
badan klinicznych dokonywang przez komisje bioetyki, aby
wspierac optymalng ochrone uczestnikéw badania.

Sponsorzy niekiedy angazujg pacjentdéw w komunikacje
z uczestnikami badania po zakonAczeniu badania, ale
w przesztosci praktyka ta byta bardzo ograniczona. Jednak na
podstawie nowego rozporzadzenia w sprawie badan klinicznych
wyniki kazdego badania klinicznego muszg by¢ przekazywane
w streszczeniu zrozumiatym dla 1laikdéw, aby zapewnid
przejrzystos¢ i uzna¢ wktad spotecznosci pacjentédw w badanie.
Wktad pacjentéw opracowanie streszczen zrozumiatych dla laikéw
bedzie miat zasadnicze znaczenlie w zapewnieniu 1ich
odpowiedniosci i czytelnosci dla pacjentéw.

Zalecamy, aby komercyjni/akademiccy sponsorzy angazowallil
pacjentéw ekspertow lub przedstawicieli organizacji pacjentow,
ktérzy dobrze znajg zagadnienie zycia z dang chorobg,



w opracowanie streszczen zrozumiatych dla laikdéw, aby
zapewnié¢, ze nie sg one stronnicze oraz sg odpowiednie
1 czytelne dla pacjentow.

Praktyczne aspekty
zaangazowanla pacjentow
w prace komisji bioetyki

Prawo krajowe okres$la zasady ustanawiania i organizowania oraz
zakres odpowiedzialnosci komisji bioetyki oraz odzwierciedla
role réznych rodzajow komisji bioetyki w ochronie uczestnikéw
badania i integralnosci badania.

Mozna rozwazacC rézne role pacjentéw w komisjach bioetyki:

» petnoprawny cztonek komisji bioetyki posiadajgcy takie
same prawa i1 obwigzki co wszyscy inni cztonkowie;

= zewnetrzni recenzenci przekazujgcy swoje opinie cztonkom
komisji bioetyki przed ich spotkaniem posSwieconym
ocenie.

Doktadny proces doboru cztonkéw komisji bioetyki jest roézny
w zalezno$ci od panstwa i jest zdefiniowany przez prawo
krajowe, odpowiedzialne organy zawodowe lub przez wtasne
standardowe procedury operacyjne komisji bioetyki.

Poziom specjalistycznej wiedzy
pacjentow

Komisje bioetyki powinny podja¢ przemyslang decyzje odnosnie
do poziomu wiedzy specjalistycznej oczekiwanego od pacjentow
bedacych ich cztonkami:

= ,Indywidualni pacjenci” dotknieci dang chorobg, rodzice
lub opiekunowie tych pacjentdw mogg wnies¢ cenny wktad



w prace nad arkuszem informacyjnym dla pacjentéw oraz
formularzem Swiadomej zgody, wzbogacajac je o spojrzenie
z zewnatrz, oraz mogg wypowiedziel sie na temat aspektéw
badania, ktére beda miaty wptyw na jakos¢ zycia
i obcigzenie uczestnikdéw. Jednak po kilku miesigcach
doswiadczen moga by¢ juz obeznani z problematyka badan
i uwaza sie, ze moze to wptyna¢ na wartos¢ ich wktadu.
Pacjenci nieobeznani z problematykg badan mogg napotykad
na problemy podczas udziatu w dyskusjach na temat innych
zagadnien etycznych, ktdére sa skomplikowane pod wzgledem
naukowym i/lub metodologicznym. Wktad pacjentow
nieobeznanych 2z problematyka badan, ktdérzy nie
doswiadczyli danej choroby, moze by¢ postrzegany jako
poréwnywalny do wktadu laika.

~Rzecznicy pacjentéw” zdobyli dogtebng wiedze o zyciu
z chorobg na podstawie wtasnego dosSwiadczeniu oraz moga
mie¢ pewng wiedze o badaniach i rozwoju lekodw
przeznaczonych dla os6b cierpigcych na te chorobe.
Dzieki projektowi oceny etycznej zyskujg oni dodatkowe
doswiadczenie. Jednak reprezentatywnos¢ ich opinii moze
by¢ ograniczona przez brak dogtebnej wiedzy
o przypadkach wykraczajgcych poza ich wtasne
doswiadczenie i ewentualnie kilka innych przypadkéw. Ich
wktad w ocene etyczng badan dotyczgacych innych choréb
bedzie ograniczony do ogdlnej perspektywy pacjenta.

,Przedstawiciele organizacji pacjentéw” to pacjenci
dotknieci dang chorobg i/lub osoby aktywnie zaangazowane
w odpowiednig organizacje pacjentow, ktdédre majg do
czynienia z doswiadczeniami wielu osdb dotknietymi dana
chorobg. Duzo wiedzg o potrzebach, pragnieniach
i opiniach tej spotecznosci i dlatego sa wzglednie
reprezentatywni. Poniewaz organizacje pacjentéow istnieja
w celu wspierania swoich cztonkéw i w celu prowadzenia
kampanii na rzecz ich interesdw, waznym zagadnieniem
jest zapewnienie, aby przedstawiciel organizacji



pacjentéw w komisji bioetyki miat Swiadomo$¢ swojego
obowigzku dostarczania bezstronnych opinii. Ich wktad
w ocene etyczng badan dotyczacych innych choréb bedzie
ograniczony do o0gdlnej perspektywy organizacji
pacjentow.

= ,Pacjenci eksperci” (np. cztonkowie EUPATI) maja
osobiste dosSwiadczenie zycia =z chorobg i/lub
zrbéznicowang wiedze opartg na wspoéipracy z cztonkami
swojej organizacji pacjentéw. Ponadto majg oni tez
wszechstronna wiedze o wszystkich aspektach procesu
opracowywania lekéw i mogg aktywnie uczestniczy¢ we
wszelkich aspektach debaty etycznej na takim samym
poziomie co inni czt*onkowie komisji bioetyki. Nie
wchodzg do komisji bioetyki w charakterze
przedstawicieli, ale maja wieksze dosSwiadczenie
dotyczgce innych przypadkow z racji dziatalnos$ci
w organizacji pacjentéw. Ich wktad w ocene etyczng badan
dotyczacych innych chordéb réwniez moze by¢ warto$ciowy
ze wzgledu na 1ich wiedze o pracach badawczo-
rozwojowych.&D

Zalecamy, aby pacjenci eksperci, rzecznicy pacjentéw lub
przedstawiciele organizacji pacjentow, ktorzy dobrze znaja
zagadnienie zycia z dang chorobg, byli angazowani w prace
komisji bioetyki ds. badan, najlepiej jako petnoprawni
cztonkowie, aby rozszerzy¢ ich wktad poza opracowywanie
arkusza informacji dla pacjentéw i formularza Swiadomej zgody.

Znajdowanie pomocnych pacjentow
1 zainteresowanych komisji bioetyki

Komisje bioetyki zgtaszajg, ze trudno jest znalez¢ pacjentow
chetnych do wspdtpracy, w szczegdolnosci pacjentow
dysponujgcych specjalistyczng wiedzg na oczekiwanym poziomie.
Angazowanie ,zwyktego” przedstawiciela pacjentdéw oceniajgcego
badania dotyczgce wszystkich rodzajow chordb sprawia, ze



znalezienie cztonkdw bedacych pacjentami jest prostsze, ale
takie rozwigzanie ma opisane wyzej wady. Znalezienie cztonkow
bedacych pacjentami na potrzeby Kkonkretnej choroby
i sprowadzenie ich na spotkania komisji moze by¢ wyzwaniem
logistycznym. Jednak pacjenci mogg bra¢ udziat w obradach
komisji bioetyki za posSrednictwem konferencji telefonicznych
lub internetowych. Ewentualnie mozna poprosi¢ pacjentow
o dostarczenie pisemnych uwag przed spotkaniem komisji
bioetyki, ale to oznacza utrate elementu wptyw pacjentéw na
omawianie zagadnien etycznych podczas spotkania.

Komisje bioetyki majag wiele mozliwo$ci okreslania
zainteresowanych pacjentéw i wtgczania zainteresowanych
pacjentéw w prace komisji bioetyki:

= komisje bioetyki mogg nawigzywal wspétprace i tworzyd
mozliwo$ci edukacyjne dotyczgce oceny etycznej wraz
z (patronackimi) organizacjami pacjentow;

» reklama;

= wykorzystanie istniejgcych kontaktéw;

» dobrowolne wnioski pacjentow;

wspieranie rozwoju krajowej platformy ,kojarzenia”
wspbélnie ze sponsorami akademickimi i komercyjnymi
w celu utatwienia wspoOtpracy z zainteresowanymi
pacjentami dotknietymi rdéznymi chorobami i dysponujacymi
wiedzg specjalistyczng na rdéznym poziomie.

Zalecamy, aby poszczegdélne komisje bioetyki opracowaty baze
danych pacjentéw chetnych do udziatu w procesie oceny etycznej
1 zachecamy komisje bioetyki do potgczenia sit w celu
stworzenia wspdlnej bazy danych np. na szczeblu panstwowym lub
regionalnym.

Zalecamy, aby organizacje pacjentow stworzyly baze danych
cztonkéw zainteresowanych oceng etyczng badan klinicznych
1 wyedukowanych w tym zakresie. Organizacje pacjentow powinny
poinformowac¢ o istnieniu takiej bazy danych krajowe komisje
bioetyki.



Warunki zaangazowanla
pacjentow w prace komisji
bioetyki

Warunki zaangazowania pacjentéw w prace komisji bioetyki
powinny zostal¢ przekazane zainteresowanym stronom Tlub
przedstawicielom pacjentow, aby zapewnié¢ bezproblemowa
i efektywng wspotprace.

Pisemna umowa

Obie strony powinny podpisa¢ pisemng umowe, ktéra zawiera
jasny opis roli pacjenta w procesie oceny etycznej. Umowa
powinna okresla¢ warunki prawne i regulacyjne, procedury
robocze, podstawowe zasady, procedury rozstrzygania
konfliktow, czestos¢ interakcji, wzajemne zobowigzania w tym
poufnosé¢, ochrone ubezpieczeniowa, wymogi co do zasobdw
i termindéw, jak réwniez mechanizm ptatnosci/zwrotu wydatkéw
i wszelkie inne korzysci.

Aby zapewnic klarownos¢ wspotpracy miedzy komisjami bioetyki
a uczestniczgcymi w 1ich pracach pacjentami, zalecamy
podpisanie pisemnej umowy przed rozpoczeciem wspotpracy.

Przejrzystos¢

Podobnie jak wszyscy inni cztonkowie komisji bioetyki,
cztonkowie komisji bioetyki bedgcy pacjentami powinni
zagwarantowa¢ swojg transparentnos¢ co do interesow zawodowych
swoich i/lub swoich organizacji pacjentéw oraz wsparcia
finansowego.

Zalecamy, aby cztonkowie bedgacy pacjentami podpisywali taka
samg deklaracje interesdéw co inni cztonkowie komisji bioetyki
w celu wskazania potencjalnych konfliktéw interesdw, takich



jak zaangazowanie zawodowe 1 1interesy finansowe w 1iInnych
organizacjach, oraz okreslenia osobistych i zawodowych (jesli
pacjent jest przedstawicielem organizacji pacjentéow) Zzrédet
finansowania.

Reprezentatywnos¢

Reprezentatywnos¢ opinii cztonkéw bedacych pacjentami jest
waznym aspektem zardwno dla komisji bioetyki, jak
i spotecznosci pacjentéw, Kktorg reprezentujg. Tylko
ograniczona liczba organizacji pacjentéw systematycznie
opracowuje informacje istotne dla oceny etycznej badania
klinicznego w interesujgcym je obszarze wskazan i wskazuje
cztonkéw zainteresowanych reprezentowaniem organizacji
w komisji bioetyki i odpowiednich do tej roli.

Zalecamy, aby organizacje pacjentow okreslity, ktdérzy
cztonkowie sg zainteresowanli reprezentowaniem organizacji
w komisji bioetyki, 1 zapewnity, aby ci cztonkowie otrzymali
wyczerpujgce 1informacje o potrzebach terapeutycznych
spotecznosci, problemach zwigzanych =z jakoscig zycia
1 warunkami codziennego zycia.

Zalecamy, aby organizacje pacjentow wdrozyty mechanizm wymiany
dosSwiadczen zdobywanych przez ich cztonkéw w komisjach
bioetyki, przy jednoczesnym poszanowaniu zobowigzania do
poufnosci wigzgcego cztonkdéw bedacych pacjentami.

Mianowanlie, wdrazanie i szkolenie

Proces mianowania i wdrazania cztonkdéw bedacych pacjentami
powinien przebiega¢ wedtug standardowych zasad odpowiedniej
komisji bioetyki.

Udziat w ocenie etycznej komisji bioetyki jest nowym
doswiadczeniem dla wielu pacjentéw i organizacji pacjentoéw.
Debatowanie z ekspertami z danej dziedziny moze by¢



oniesmielajgce i moze prowadzi¢ do braku wktadu: wazne jest,
aby sama obecnos$¢ przedstawicieli pacjentéw nie byta
postrzegana jako aprobata dla decyzji komisji. Aby wesprzed
prawdziwe zaangazowanie, nalezy systematycznie zwiekszad
liczbe pacjentéw doswiadczonych w wyrazaniu opinii na potrzeby
komisji bioetyki. Powinno to obejmowa¢ wszechstronne wdrozenie
do pracy w charakterze cztonka komisji bioetyki 1 ciggte
podejmowanie inicjatyw z zakresu rozwoju zawodowego, nawet
jesli zaangazowanie takiej osoby jest ograniczone do wktadu
istotnego dla okreslonej choroby.

Zalecamy, aby cztonkowie bedgcy pacjentami zostali
wszechstronnie wdrozeni do swojej roli 1 uzyskiwalil
odpowiednie ustawiczne szkolenie niezaleznie od czestotliwosci
ich udziatu w ocenie etycznej.

Wynagrodzenie

Nalezy mie¢ na uwadze, ze w wielu sytuacjach pacjenci
angazujg sie w dziatania dobrowolnie jako indywidualna osoba
lub jako cztonek organizacji. Dlatego nalezy wzig¢ pod rozwage
nastepujgce kwestie:

= wynagrodzenie za caty poswiecony czas i koszty;

- kazde oferowane wynagrodzenie powinno by¢ wuczciwe
1 odpowiednie do rodzaju zaangazowania; najlepiej, aby
koszty podrozy byty optacane bezpoSrednio przez
organizatora, a nie zwracane;

 nalezy réwniez uwzgledni¢ pokrycie kosztdéw poniesionych
przez organizacje pacjentéw podczas okreslania, ktérzy
pacjenci sg odpowiedni do zaangazowania w dziatania,
1 podczas udzielania im wsparcia (tj. grupy wsparcia,
szkolenia 1 przygotowania);

= pomoCc w organizowaniu logistycznej strony wudziatu
pacjentéw, w tym podrozy i/lub zakwaterowania.

Wynagrodzenie obejmuje réwniez posrednie sSwiadczenia rzeczowe
(takie jak bezptatne ustugi Swiadczone przez organizacje



pacjentéw) oraz wszelkie inne niefinansowe $wiadczenia
rzeczowe uzyskane przez pacjenta / organizacje pacjentow
(takie jak szkolenia czy zaktadanie witryn internetowych).

Wszystkie strony powinny zachowa¢ przejrzystos¢ co do ustalen
dotyczacych wynagrodzen.
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prowadzone-przez-branze-farmaceutyczna/?lang=pl Last
accessed 27 July, 2021[/glossary exclude]

* W dialogu dotyczgcym opieki zdrowotnej konsumenci sa
uznawani za strony zainteresowane. Dziatalnos¢ EUPATI skupia
sie na pacjentach, a nie na konsumentach. Odzwierciedlajg to
materiaty edukacyjne i wytyczne.
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