Wytyczne dotyczace
Zzaangazowanla pacjentow
w proces regulacyjny

Nadrzedne zasady dotyczace
zaangazowania pacjentow
W caty proces badania

1 rozwoju Llekow

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

Zdecydowana wiekszo$¢ ekspertdéw zaangazowanych w rozwdj
i ocene lekéw to naukowcy pracujgcy zarowno w sektorze
prywatnym, jak i publicznym. Istnieje coraz wieksza potrzeba
wykorzystania wiedzy i doswiadczen pacjentéw, aby zrozumied,
jak wyglada zycie osoby z okreslong chorobg, jak sprawowana
jest opieka oraz z czym wigze sie codzienne stosowanie lekow.
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Ta wiedza pomaga udoskonalac¢ proces odkrywania, rozwoju
i oceny nowych, skutecznych lekéw.

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

Zalecamy Scista wspétprace i partnerstwo miedzy réznymi
stronami zainteresowanymi, w tym z organizacjami pracownikodw
opieki zdrowotnej, firmami prowadzgcymi badania na zlecenie,
organizacjami pacjentéw i konsumentdéw*, Srodowiskiem
akademickim, towarzystwami naukowymi i akademickimi, organami
regulacyjnymi i organami oceny technologii medycznych oraz
branzg farmaceutyczng. Dotychczasowe dosSwiadczenie pokazuje,
ze efektem zaangazowania pacjentow byta wieksza przejrzystos¢,
zaufanie 1 wzajemny szacunek miedzy nimi a innymi stronami
zainteresowanymi.

Uznaje sie, ze wktad pacjentéw w odkrywanie, rozwdj i ocene
lekéw wzbogaca jakos¢ dostepnych dowoddéw i opinii [1].

Istniejgce kodeksy postepowania dotyczgce zaangazowania
pacjentéw w dziatania réznych stron zainteresowanych nie
ujmujg wyczerpujgco petnego zakresu zagadnien zwigzanych
z badaniami i rozwojem.& Wytyczne EUPATI stuzg wspieraniu
integracji zaangazowania pacjentow w caty proces badania
i rozwoju lekéw.

Niniejsze wytyczne 1z zatozenia nie majg charakteru
normatywnego i nie dostarczajg szczegétowych 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, kierujgc sie najlepszg profesjonalng ocens.

Opracowano cztery osobne zbiory wytycznych obejmujace
zaangazowanie pacjentéw w:

»badanie i rozwdj lekdéw prowadzone przez branze
farmaceutycznaé,

 komisje bioetyki,

= organy nadzorujgce,

= ocene technologii medycznych.

Wszystkie wytyczne wskazujg obszary, w ktdrych 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
pacjentéw w obszarze regulacyjnym 1 czerpia z zaawansowanego
dokumentu , Framework for interaction between the European
Medicines Agency and patients and consumers and their
organisations”.

Niniejsze wytyczne opierajg sie na nizej wymienionych
wartosciach, ktére mozna wprowadzié¢ w zycie poprzez przyjecie
sugerowanych metod dziatania (punkt 7). Sa to:

Pacjenci dysponujg szczegbdlng
wiedzg, perspektywami

Odpowiednios¢ | i doswiadczeniami, ktdre znacznie

wzbogacajg zasadnicze aspekty
dziatan regulacyjnych




Pacjenci majg takie samo prawo do
udziatu w dziataniach regulacyjnych
jak inne strony zainteresowane oraz
do dostepu do wiedzy i dosSwiadczen,

ktore umozliwiajg skuteczne
Zaangazowanie

Uczciwos$¢

Zaangazowanie pacjentdéw w dziatania
regulacyjne przyczynia sie do
wiekszej sprawiedliwosci, jako ze
stanowi probe zrozumienia
Sprawiedliwos¢| zrdéznicowanych potrzeb pacjentow
z okreslonymi problemami
zdrowotnymi w konteks$cie
rygorystycznych wymogow okreslonych
w przepisach prawa i1 w wytycznych

Angazowanie pacjentdéw utatwia
udziat w dziataniach regulacyjnych
osobom, ktdrych dotyczg decyzje
Zasadnos¢ regulacyjne, przyczyniajgc sie do
zwiekszenia przejrzystosci,
odpowiedzialnosci i wiarygodnosci
w procesie podejmowania decyzji

Procesy angazowania pacjentéw
pozwalajg pokonywaé¢ przeszkody
Budowanie W angazowaniu pacjentéw w dziatania
potencjatu regulacyjne i zwiekszajg mozliwosSci
wspOtpracy miedzy pacjentami
1 organami regulacyjnymi

Wszystkie wytyczne opracowywane w pdézniejszym terminie nalezy
dostosowal do istniejacego ustawodawstwa krajowego dotyczgcego

interakcji okreslonych w czterech wydanych przez EUPATI
dokumentach zawierajgcych wytyczne.




Wytaczenie odpowiedzialnosci

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

Niniejsze wytyczne 1z zatozenia nie majg charakteru
normatywnego i nie dostarczajg szczegdtowych porad. Niniejsze
wytyczne nalezy stosowa¢ w zaleznosSci od konkretnych
okolicznosci, ustawodawstwa krajowego lub szczegdlnych potrzeb
kazdej interakcji. Niniejsze wytyczne nalezy dostosowacC do
indywidualnych wymogéw, kierujgc sie najlepszg profesjonalng
oceng.

Jesli w niniejszych wytycznych zawarto porady dotyczace
kwestii prawnych, nie nalezy taktowa¢ ich jako ostatecznej
interpretacji prawnej 1 nie zastepuja one formalnych porad
prawnych. Jesli potrzebne sg porady formalne, strony
zainteresowane powinny skonsultowa¢ sie ze swoimi dziatami
prawnymi, jesli takie posiadajg, lub zwrécié¢ sie o porade
prawng do kompetentnych zrddet.

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.

Zakres

Niniejsze wytyczne europejskie obejmujag swoim zakresem
interakcje miedzy pacjentami a organami regulacyjnymi do spraw



lekéw dotyczgce lekdédw stosowanych u ludzi. Termin ,pacjenci”
moze oznacza¢ indywidualnych pacjentéw lub ich opiekundéw 1lub
przedstawicieli organizacji pacjentdéw dysponujacych
odpowiednig wiedzg specjalistyczng (punkt 4). Organy
regulacyjne obejmujg zaréwno wtasciwe organy krajowe (krajowe
organy regulacyjne), jak i Europejska Agencje Lekéw (EMA).
Organizacje pacjentéw to organizacje non-profit zainteresowane
opieka nad pacjentami, w ktdédrych pacjenci stanowig wiekszos¢
cztonkéw w organach kierowniczych.

Wytyczne koncentrujg sie na zaangazowaniu i1 nie obejmujg swoim
zakresem naukowego opracowania zagadnien z perspektywy
pacjenta (tj. iloSciowego i jakoSciowego systematycznego
badania psychospotecznego wptywu choréb i terapii). Rycina 1
wskazuje etapy, na jakich pacjenci moga by¢ obecnie angazowani
w cykl badan i rozwoju lekdw, jednak nie ma to ograniczad
potencjalnego zaangazowania, a z czasem mozliwo$ci mogg sie
zmieniac¢ i rozszerzac.&

Definicja terminu ,pacjent”

Termin ,pacjent” jest <czesto stosowany ogdlnie
i nieprecyzyjnie, przez co nie odzwierciedla réznych typoéw
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
spacjent” obejmujgcy nastepujgce definicje:

= ,Indywidualni pacjenci” to osoby dysponujgce osobistym
doswiadczeniem zycia z chorobg. Moga mie¢ techniczna
wiedze dotyczgcg badania i rozwoju Llub procesow
regulacyjnych, cho¢ nie jest to konieczne, poniewaz ich



gtéwng 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, ktdre dysponujg wiedza
i dosSwiadczeniem z zakresu wspierania wiekszej populacji
pacjentéw dotknietych konkretng chorobg. Moga by¢
stowarzyszeni z jaka$ organizacja, ale nie jest to
konieczne.

- ,Przedstawiciele organizacji pacjentéw” to osoby
upowaznione do reprezentowania 1 wyrazania wspOlnych
opinii organizacji pacjentéw na temat konkretnego
problemu lub choroby.

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

Mogg pojawic¢ sie =zastrzezenia dotyczagce angazowania
indywidualnych pacjentow we wspOlne 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. Wybdér najodpowiedniejszej reprezentacji
pacjentdéw pod wzgledem dopasowania typu pacjentdédw do
okreslonego dziatania powinien naleze¢ do organizacji
inicjujgcej interakcje (zob. punkt 7). W przypadku angazowania
indywidualnych pacjentéw sugeruje sie, aby poinformowad
odpowiednia organizacje pacjentéw i/lub skonsultowad sie z nig
w celu uzyskania wsparcia i/lub porady, jes$li taka organizacja
funkcjonuje w danym miejscu.



Przed zaangazowaniem takiej osoby nalezy wspdlnie uzgodnid
rodzaj dostarczanych informacji 1 upowaznienie zaangazowanej
osoby.

Uzasadnienie wytycznych

Zakres zaangazowania pacjentdéw w kwestie regulacyjne znacznie
rozni sie w zaleznosci od panstwa i regionu Europy.

EMA wspdtdziata ze stronami zainteresowanymi od poczgtku
swojego istnienia, tj. od 1995 r. Relacje ze stronami
zainteresowanymi ewoluowaty, a typ i stopien interakcji jest
rozny w zaleznos$ci od okreslonej grupy zainteresowanych stron
i typu dziatania EMA. Sktady zarzadu EMA i niektdrych
komitetéw naukowych obejmujg pacjentdéw i konsumentéw.

Korzysci angazowania stron zainteresowanych dostrzezone przez
EMA zainspirowaty kilka krajowych organéw regulacyjnych do
wdrozenia ram umozliwiajacych angazowanie pacjentéw réwniez na
poziomie krajowym. Wiekszos¢ krajowych organdéw regulacyjnych
czerpie z doswiadczen EMA. Zaangazowanie pacjentoéw
w dziatalno$¢ EMA jest okreslone w prawie europejskim [2].
Agencja EMA, jej zarzad i rézne komitety naukowe s3g
odpowiedzialne za rozwijanie relacji miedzy agencjg EMA a jej
stronami zainteresowanymi.

W prawie europejskim zdefiniowano:

- bezposrednie interakcje miedzy EMA a organizacjami
pacjentéw i konsumentdéw za posSrednictwem Grupy Roboczej
Pacjentéw i Konsumentéw (PCWP);

= ramy umozliwiajgce dostarczanie tym organizacjom jasnych
1 uzytecznych informacji;

= specjalne formy interakcji, np. cztonkostwo pacjentoéw
w zarzagdzie EMA, Komitecie ds. Sierocych Produktéw
Leczniczych (COMP), Komitecie Pediatrycznym (PDCO),
Komitecie ds. Terapii Zaawansowanych (CAT), udzia%



w procedurach dotyczgcych uzyskiwania opinii naukowych /
pomocy w kwestiach regulacyjnych wraz z Grupg Roboczag
ds. Doradztwa Naukowego (SAWP) oraz Komitetem ds. Oceny
Ryzyka w ramach Nadzoru nad BezpieczehAstwem
Farmakoterapii (PRAC);

ponadto agencja EMA wdrozyta metody gromadzenia
informacji od pacjentéw przez bezposrednie konsultacje.

Dotychczasowe doswiadczenie pokazuje, ze efektem udziatu
pacjentéw w dziataniach EMA byta wieksza przejrzystos¢
i zaufanie do proceséw regulacyjnych oraz wzajemny szacunek
miedzy organami regulacyjnymi a spoteczno$cig pacjentéw
i konsumentéw. DosSwiadczenie potwierdza wage wsparcia przez
agencje EMA udziatu pacjentow w jej pracach oraz utatwiania
tego udziatu przez agencje.

Na szczeblu krajowym moze nie by¢ podobnych przepisow
prawnych. W przypadku braku przepisdéw prawnych wtasciwe organy
krajowe opracowujg wtasne ramy na bazie doswiadczen EMA lub
samodzielnie. Kluczowe elementy, ktdre nalezy wzig¢ pod uwage
przy opracowywaniu takich ram, obejmuja:

» zdefiniowanie roli pacjentdéw w interakcji,

= wkgczenie propozycji dotyczacych angazowania pacjentow
w konkretne procesy instytucjonalne,

= opracowanie programu szkoleniowego,

- przygotowanie koncepcji wynagrodzen dla ekspertéw
obejmujacej wszystkie strony zainteresowane,

=stata ocena interakcji pod kagtem mozliwos$ci jej
udoskonalania oraz wspéipraca agencji z pacjentami
w celu ustanowienia i ustandaryzowania metod i praktyk.

Wszystkie ramy nalezy regularnie poddawa¢ przegladom.

Cele angazowanlia pacjentoéw



w prace nad regulacjami
dotyczacymi lekow

Dwie podstawowe zasady, ktdére nalezy wzig¢ pod uwage podczas
wdrazania ram, to usprawnienie interakcji =z pacjentami
i koncentracja na obszarach, w ktérych mozna spodziewal sie
obopdlnych korzysci.

Celem powinno by¢ dalsze budowanie przejrzystosci i zaufania
w relacjach ze spotecznosciami pacjentdédw poprzez ich aktywne
angazowanie (udziat-konsultacja-informacja). Aby osiagng¢ ten
cel, nalezy realizowa¢ konkretne cele, takie jak:

» wsSpieranie organu regulacyjnego w uzyskiwaniu dostepu do
rzeczywistych doswiadczen zwigzanych z chorobami i ich
leczeniem 1 zdobywaniu informacji o aktualnym stosowaniu
lekdéw; przyczyni sie to do zrozumienia postrzeganej
przez pacjentéw wartosci dowoddéw naukowych dostarczanych
w toku procesu oceny na potrzeby podejmowania decyzji
o stosunku korzysci do ryzyka;

zapewnianie, ze pacjenci 1 1ich organizacje
przedstawicielskie zostang wystuchani, ze beda
prowadzone z nimi konsultacje oraz ze zostang
Zzaangazowani w opracowywanie polityki i plandw;

= zwiekszanie zrozumienia przez organizacje pacjentow
mandatu i roli organu regulacyjnego w konteksScie
rozwoju, oceny, zatwierdzania, monitorowania
i dostarczania informacji o lekach;

optymalizacja narzedzi komunikacyjnych (w zakresie
tresci i ich dostarczania) w celu utatwiania
i pobudzania kaskady informacji docierajacych do kregow
reprezentowanych przez organizacje pacjentow (tj. aby
dotrze¢ do indywidualnych pacjentéw) dla wspierania ich
roli w bezpiecznym i racjonalnym stosowaniu lekOw;

» utatwianie udziatu pacjentow w ocenie korzys$ci/ryzyka
i w powigzanych dziat*aniach, aby pozna¢ wartosci



i preferencje pacjentéw oraz uzyskaé¢ informacje
o aktualnym stosowaniu lekdéw i o ich $rodowisku
terapeutycznym przez caty cykl rozwoju lekdéw od
wczesnego etapu rozwoju, poprzez ocene, az po badania
porejestracyjne.

Osiggniecie tych celdédw wymaga scistej wspoOtpracy miedzy
organami regulacyjnymi, krajowymi ministerstwami zdrowia
i innymi wtasciwymi stronami zainteresowanymi, jak réwniez
aktywnego udziatu pacjentédw, pracownikéw ochrony zdrowia i ich
organizacji przedstawicielskich oraz dobrych interakcji
z nimi.

Sugerowane metody dziatania
(na podstawie ram interakcji
EMA)

Na podstawie doswiadczen EMA na poziomie europejskim pacjenci
mogg uczestniczy¢ w dziataniach organéw regulacyjnych
w nastepujgcych rolach:

- cztonkowie (i zastepcy) niektdédrych grup roboczych lub
komitetdw (naukowych) organu regulacyjnego oraz
w przypadku EMA - cztonkowie zarzadu EMA (formalnie
mianowani przez instytucje UE);

- indywidualni eksperci;

- przedstawicie konkretnych organizacji, z ktérymi
prowadzone sg konsultacje i ktdérzy uczestniczg
w dyskusjach w celu wyrazenia opinii organizacji na
temat okreslonych probleméw;

= czasami jako obserwatorzy w niektdérych aspektach prac
EMA lub organu regulacyjnego.

Organy regulacyjne powinny okreslic¢ kryteria kwalifikacji.

Kiedy pacjenci uczestniczg w dziataniach organu regulacyjnego



jako indywidualne osoby, a nie jako przedstawiciele swoich
organizacji, powinni zadeklarowa¢ wszelkie interesy
i przestrzega¢ kodeksu postepowania organu regulacyjnego tak
samo jak inny eksperci. Ponadto organizacje zaangazowane
w prace organu regulacyjnego powinny zachowac¢ peitna
przejrzysto$s¢ w zakresie swoich dziatan i Zrdédet finansowania.

Aby osiggng¢ cele wskazane w punkcie 4, nalezy wzig¢ pod uwage
sze$¢ ponizszych elementéw o krytycznym znaczeniu:

- Sie¢ organizacjli pacjentéw (potencjalnie we wspétpracy
z innymi organami regulacyjnymi)Sie¢ organizacji
pacjentow pozwala organowi regulacyjnemu na budowane
spéjnych i ukierunkowanych interakcji z szerokag grupa
organizacji posiadajgcych zrdéznicowany zakres wiedzy
specjalistycznej i interesd6w. Nalezy zastosowal kryteria
doboru. Takie kryteria powinny zapewnic¢, aby organ
regulacyjny nawigzywat kontakt z najodpowiedniejszymi
organizacjami reprezentujgcymi pacjentdédw w przejrzysty
sposb6b. Kryteria te powinny by¢ ujednolicone w obrebie
sieci.

- Forum wymiany informacji z organizacjami pacjentéw
ustanowione w obrebie organu regulacyjnegolest to
platforma dialogu i wymiany informacji z organizacjami
pacjentow na temat istotnych probleméw dotyczacych lekéw
stosowanych u ludzi i, kiedy ma to zastosowanie, wyrobdw
medycznych; poprzez te platforme organ regulacyjny
informuje i uzyskuje informacje zwrotne oraz opinie od
pacjentdw w ramach réznych 1inicjatyw organu
regulacyjnego. Obejmuje to zrdéwnowazong reprezentacje
réznych typow pacjentdow i organizacji reprezentujgcych
specjalne i1 wrazliwe populacje stabo reprezentowane
w toku rozwoju lekoéw, takie jak osoby starsze i kobiety.
Powinno by¢ to forum umozliwiajgce wskazywanie 1luk
i priorytetéow w ogdlnych interakcjach.

= Pula indywidualnych pacjentéow dziatajacych jako eksperci
z zakresu swojej choroby i jej leczenia, ktdéra utatwi



angazowanie pacjentéw w ocene lekéw i informowanie
o lekachUtworzenie puli ekspertéw umozliwi organowi
regulacyjnemu szybkie i skuteczne okreslenie, ktérzy
pacjenci mogg by¢ zaangazowani w dziatania zwigzane
z produktem, w przeglad informacji o produkcie
i materiat*éw komunikacyjnych.

Interakcja szczegdélnie w obszarze komunikacji Bedzie
cennym wsparciem istniejgcych struktur zajmujagcych sie
publicznym rozpowszechnianiem informacji. Ponadto
wspbétpraca w tym obszarze bedzie sprzyja¢ dostarczaniu
pacjentom potwierdzonych i aktualnych informacji na
temat korzysci i zagrozen zwigzanych z lekami oraz
bedzie przyczyniac sie do opracowywania
i rozpowszechniania zrozumiatych komunikatéw na temat
bezpiecznego i racjonalnego stosowania lekodw
przeznaczonych dla spoteczennstwa. Wszelkie materiaty
informacyjne dla pacjentdéw powinny by¢ analizowane przez
przedstawicieli pacjentéw, aby polepszy¢ ich czytelnos¢
oraz odpowiednio$¢ jezyka i tresci.

Program dziatan majacy na celu budowanie potencjatu,
skupienie na szkoleniach i podnoszeniu wiedzy o systemie
regulacyjnym Aby wktad pacjentéw byt konstruktywny,
muszg oni rozumiec¢ mandat organu regulacyjnego oraz
oczekiwang role pacjentdéw w procesie oceny. Powinien by¢
dostepny program szkoleniowy. W niektorych organizacjach
pacjentédw lub innych wspdlnych projektach opracowano
wtasne materiaty szkoleniowe, dzieki ktérym pacjenci
zyskujg narzedzia pozwalajgce im odgrywac¢ role uznanych
rzecznikow.

Wsparcie finansowe Nalezy zapewni¢ wsparcie finansowe
pacjentom wnoszacym swlj wktad w dziatania organu
regulacyjnego. Jest ono wyrazem uznania za prace
wykonywang przez te osoby 1 przyczynia sie do ich
niezaleznosci. Pacjenci powinni by¢ uznawani za
ekspertow i traktowani wedtug tych samych standardéw co



inni eksperci, roéwniez w odniesieniu do wynagrodzenia.
Niekiedy pacjenci mogg potrzebowa¢ dodatkowej pomocy,
dzieki ktorej bedg w stanie angazowad¢ sie w okres$lone
dziatania.

Definiowanie interakcji

Przed kazda interakcja nalezy wspdlnie uzgodnié¢ nastepujgce
kwestie (gdzie ma to zastosowanie):

= cel dziatania angazujgcego pacjentéw i/lub obszary
wspdlnego zainteresowania, aby ustanowi¢ uzgodniong
1 usystematyzowang interakcje przy zapewnieniu wszystkim
stronom koniecznej ochrony ich niezaleznoS$ci,
prywatnosci, poufnos$ci i oczekiwan;

»rodzaj dostarczanych informacji 1 upowaznienie
zaangazowanej osoby;

= narzedzia i metody interakcji np. czestos¢ spotkan,
podstawowe zasady, rozstrzyganie konfliktéw,
wynagrodzenie, ocena;

»nalezy omoéwi¢ i wspdédlnie uzgodnic¢ metode
interakcji (spotkania, telekonferencje itp.),
starajgc sie przede wszystkim zapewni¢ warunki
dogodne dla pacjentéw / organizacji pacjentéw;
jesli interakcja wymaga spotkan osobistych T1lub
opracowania czy zorganizowania wydarzen, powinny
one by¢ zgodne z wymogami istniejgcych kodekséw
postepowania co do odpowiedniego miejsca
i warunkéw przyjecia;

» kiedy organizowane sg wydarzenia, nalezy wzigc pod
uwage zdolnosS¢ uczestnictwa zaktadanej grupy
pacjentdéw i podjac¢ odpowiednie kroki, aby zapewnid
dostepnosé, pomoc w transporcie i wstep na
wydarzenie;

»pozgdana organizacja pacjentéw lub partnerska
organizacja pacjentéw, z ktdédrg mozna nawigzad



dtugoterminowe relacje przy zapewnieniu niezaleznosci;

»profil typu pacjentdw lub przedstawicieli pacjentoéw,
ktérzy majg by¢ zaangazowani, oraz ich liczba;

» jak beda wykorzystywane rezultaty podejmowanych dzia%tan;

» jak 1 kiedy zaangazowani pacjenci beda informowani
0 rezultatach;

warunki umowy, w tym zgoda 1 =zasady zachowania
poufno$ci, jak réwniez umowa dotyczaca samej interakcji
(rodzaj spotkan, czestotliwos¢, wynagrodzenie);

 inne elementy w zaleznosci od konkretnego dziatania.

Wyszukiwanie pacjentow

1 interakcja

Istnieje wiele sposobow okreslania, ktdérzy pacjenci powinni
by¢ zaangazowani w interakcje. Gtownie odbywa sie to poprzez:

= istniejgce organizacje pacjentow;

EUPATI lub podobny projekt;

reklamowanie mozliwosci udziatu pacjentéw;

otwarte wezwanie;

istniejgce relacje ze $wiadczeniodawcami, szpitalami
1 badaczami oraz innymi agencjami;

dobrowolne wnioski wczesniej ztozone przez strony
zalnteresowane;

istniejgce rady / grupy doradcze (np. Grupa Robocza
Pacjentéw i Konsumentéw przy EMA, Think Tank przy
EFPIA);

= agencje bedace stronami trzecimi.

Kryteria kwalifikacji

Organizacje pacjentow

Aby zwiekszy¢ przejrzystos¢ zaangazowania pacjentdow, agencje



i organizacje pacjentdéw powinny ujgé¢ w swoich planach doroczne
publiczne ujawnienie wspdlnie prowadzonych dziatan. Nazwiska
indywidualnych pacjentéw mozna ujawnia¢ w przypadku oséb
bedacych cztonkami zwyktej rady doradczej, ale w 1innych
przypadkach nie wolno ujawnia¢ nazwisk.

Organizacje pacjentdw powinny z zaangazowaniem brac¢ aktywny
udziat w interakcji z organem regulacyjnym.

Sg to organizacje zatozone w panstwie cztonkowskim Unii
Europejskiej (UE) Llub Europejskiego Obszaru Gospodarczego
(EOG), ktére spetniajg nastepujgce kryteria:

Organizacja posiada statut
zarejestrowany w jednym z panstw
cztonkowskich UE/EOG. Jesli jest to
organizacja miedzynarodowa

Zasadnos¢ niezarejestrowana w panstwie
cztonkowskim UE/EOG, nalezy
dostarczy¢ dodatkowych informacji
wykazujagcych, ze jej dziatalnosc
jest skupiona na UE.

Organizacja lub indywidualny
pacjent ekspert ma jasno okreslong
misje 1 cele 1 taka organizacja lub

osoba powinna zgodzi¢ sie na

opublikowanie ich na witrynie
internetowej organu regulacyjnego.

Misja/cele

W ramach swojej dziatalnos$ci
organizacja w szczegdlny sposoéb
interesuje sie produktami
leczniczymi (i w stosownych
Dziatania przypadkach wyrobami medycznymi),
co powinno by¢ udokumentowane (np.
poprzez raport opublikowany na
witrynie internetowej organizacji
lub indywidualnej osoby).




Reprezentacja

Organizacja jest reprezentatywna
dla pacjentéw w catej UE/EOG lub na
odpowiednim poziomie krajowym.
Uznaje sie, ze organizacje
zarejestrowane juz na szczeblu
wspOlnotowym, np. w Forum Zdrowia
UE czy w Radzie Europy, odpowiednio
reprezentujg pacjentéow lub mogg byc
angazowane w dziatania regulacyjne
dotyczace lekéw.

W przypadku braku europejskich
organizacji zajmujacych sie
konkretng chorobg lub obszarem
terapeutycznym mozna rozwazyc¢
zaangazowanie krajowych
organizacji, cho¢ preferowane bedag
organizacje ogdélnoeuropejskie.
Mozna réwniez wzig¢ pod uwage
organizacje miedzynarodowe, jesli
koncentrujg sie na Europie 1 maja
tu swojg reprezentacje, w tym biura
w UE/EOG.

Struktura

Organizacja powinna mie¢ organy
kierownicze wybierane przez jej
cztonkéw, ktdédrymi sg pacjenci, ich
opiekunowie lub ich wybrani
przedstawiciele.

Odpowiedzialnos¢
1 sposoby
konsultacji

Oswiadczenia i opinie organizacji
powinny odzwierciedla¢ opinie jej
cztonkoéw i nalezy wdrozyc
odpowiednie procedury konsultacji
z tymi cztonkami. W szczegdélnosSci
organizacja powinna zapewnic
odpowiedni przepiyw informacji, aby
umozliwic¢ obustronny dialog: od
cztonkéw i do cztonkdw.




Organizacja ujawnia organowi
regulacyjnemu swoje publiczne
i prywatne Zrédta finansowania,
podajac nazwe podmiotu i jego wktad
finansowy, zaréwno w wartosciach
bezwzglednych, jak i w postaci
procentowego udziatu w budzecie
organizacji. Wszelkie powigzania ze
sponsoringiem korporacyjnym powinny
by¢ jasne i przejrzyste. Informacje
te sg przekazywane do Agencji raz
do roku.

W przypadku organizacji
patronackich nalezy udostepnit
agencji liste stowarzyszen

Przejrzystosc cztonkowskich.
Organizacja publikuje na swojej
witrynie internetowe]
zarejestrowany statut wraz
z informacjami finansowymi
obejmujgcymi publiczne 1 prywatne
zrodta finansowania oraz informacje
o0 swojej dziatalnosci.
Organizacja przestrzega zasad
kodeksu postepowania / polityki,
ktére regulujg jej relacje
ze sponsorem i niezaleznos$¢ od
niego.

Organ regulacyjny ocenia informacje
finansowe zgodnie z przejrzystymi,
okreslonymi z g6ry uregulowaniami.

Wynagrodzenie

Nalezy mie¢ na uwadze, ze w wielu sytuacjach pacjenci angazuja
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¢ uczciwe
i odpowiednie do rodzaju zaangazowania; najlepiej,
aby koszty podrézy byty optacane bezposSrednio
przez organizatora, a nie zwracane;

- pokrycie kosztdw poniesionych przez organizacje
pacjentow podczas okreslania, ktérzy pacjenci sg
odpowiedni do zaangazowania w dziatania, 1 podczas
udzielania 1im wsparcia ich (tj. grupy wsparcia,
szkolenia i przygotowania);

= pomoc w organizowaniu logistycznej strony udziatu
pacjentéw, w tym podrézy i/lub zakwaterowania.

Wynagrodzenie obejmuje réwniez posrednie Swiadczenia rzeczowe
(takie jak bezptatne ustugi Swiadczone przez organizacije
pacjentéw) oraz wszelkie inne niefinansowe $wiadczenia
rzeczowe uzyskane przez pacjenta / organizacje pacjentow
(takie jak szkolenia czy zaktadanie witryn internetowych).

Pisemna umowa

Pisemna umowna powinna jasno definiowa¢ co najmniej
nastepujgce kwestie: opis 1 cele dziatania, charakter
interakcji podczas dziatania, zgoda (jesli jest wymagana),
ujawnienie, poufnos$¢, wynagrodzenie, poufnos$¢ danych,
zgodnos¢, deklaracja konfliktu interesdéw, terminy. Interakcja
moze sie odbywaé wytgcznie na podstawie pisemnej umowy, ktdéra
jako minimum okresla podstawowe elementy wspdtpracy (np.
zasady angazowania, zgodno$¢, wtasnos¢ intelektualna,
ptatnosci finansowe). Nalezy zadba¢ o to, aby pisemne umowy
byty przejrzyste i nie ograniczaty wtasciwego udostepniania
wiedzy.



Wdrozenie 1 monitorowanie

Ramy zaangazowania pacjentow mozna wdraza¢ stopniowo i/lub
w stosownych przypadkach po etapie pilotazowym. Po peinym
wdrozeniu, kiedy pacjenci sa juz zaangazowani zarowno
w problemy ogdlne, jak i charakterystyczne dla produktu, i po
utworzeniu puli organizacji i pacjentédw jako indywidualnych
ekspertdéw oraz na potrzeby fordéw interakcji, nalezy opracowacd
publiczny roczny raport o interakcjach, obejmujacy nastepujgce
kwestie:

=analiza wskaZznikéw (definiowanych dla rodzaju
interakcji) oceniajgcych przydatnos$¢ interakcji,

= opinie zwrotne od pacjentow i reprezentujgcych ich
organizacji uzyskane poprzez ukierunkowane badania,

= opinie zwrotne uzyskane od samego organu regulacyjnego,

» przeglagd dziatan prowadzonych z udziatem organizacji
i pacjentéw jako indywidualnych ekspertéw,

» zaleca sie sformutowanie sugestii na przysztosé, w tym
strategii dla przysztych interakcji z pacjentami.

Zatacznik 1 — Schemat
angazowanla pacjentow
w procesy regulacyjne -
przyktad EMA



Wspoétpraca z pacjentami w EMA
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CAT = Komitet ds. Produktéw Sierocych PDCO = Komitet Pediatryczny (Paediatric Committee)
(ang. Committee for Orphan Medicinal Products) PRAC = Komitet ds. oceny ryzyka w ramach nadzoru
CHMP = Komitet ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych nad bezpieczenstwem farmakoterapii
u Ludzi (Committee for Human Medicinal Products) (ang. Pharmacovigilance Risk Assessment Committee) .
COMP = Komitet ds. Sierocych Produktow Leczniczych SAG = Naukewa Grupa Doradcza Whkiad pacjenta
E U PATI (Committee for Orphan Medicinal Products) (Scientific Advisory Group)
E Patients* Acad EMA = Europejska Agencja Lekdw SAWP = Grupa robocza ds. doradztwa naukowego iy
o:rgr?:f;pezt'fc"l:nojjli;"y {European Medicines Agency) {Scientific Advice Working Party) , Wychodzacy dokument

EFAR = Europejskie Publiczne Sprawozdania Oceniajace

www‘eupatl‘eu (European Public Assessment Reports)

Pacjenci mogg bra¢ udziat w dziataniach EMA w trakcie
procedury rejestracyjnej w rézny sposodb.

Zatacznik 2 — Przeanalizowane
kodeksy postepowania

Istotne fundamenty niniejszych wytycznych maja swoje Zrodto
w wielu uznanych kodeksach.

1. The ECAB Protocol (description of and working procedures
of ECAB (European Community Advisory Board, scientific
working group at EATG, established 1997))

2. Mandate, objectives and rules of procedure for the
European Medicines Agency Human Scientific Committees’
Working Party with Patients' and Consumers'
Organisations (PCWP) (30 May 2013)


https://toolbox.eupati.eu/wp-content/uploads/sites/4/2020/07/Patient-involvement-EMA-v1_PL.png

3. Minutes of EMA Human Scientific Committees’ Working
Party with Patients’ and Consumers’ Organisations (PCWP)
meeting with all eligible organisations (31 January
2014)

4. 10 December 2009 EMA Reflection Paper on the Further
Involvement of Patients and Consumers in the Agency’s
Activities

5. EMA leaflet on working with patients and consumers
(updated 22/4/2015)

6. EMA framework of interaction (revised 16 October 2014)

7. Recommendations from ECAB meeting held in Bergen, Norway
1997EATG ECAB, “The impatient Patient - From Anger to
Activism”A systematic review of the history, working
models, relevance and perspectives of the European
Community Advisory Board

8. FDA Patient Representative Program

9. FDA Patient-Focused Drug Development; The Voice of the
Patient: A Series of Reports from FDA's Patient-Focused
Drug Development Initiative

10. FDA Patient-Focused Drug Development: Enhancing Benefit-
Risk Assessment in Regulatory Decision-Making

11. WMA Declaration of Helsinki - Ethical Principles for
Medical Research Involving Human Subjects Retrieved 13
July, 2021, from
https://www.wma.net/policies-post/wma-declaration-of-hel
sinki-ethical-principles-for-medical-research-involving-
human-subjects/

Pismiennictwo

1. Adapted from the EMA framework. European Medicines

Agency (2014) EMA/637573/2014.

http://www.ema.europa.eu/docs/en GB/document library/0t
her/2009/12/WC500018013.pdf. Last Accessed 21.11.2016.

2. Regulation (EC) No 726/2004

http://ec.europa.eu/health/files/eudralex/vol-1/reg 2004


https://www.wma.net/policies-post/wma-declaration-of-helsinki-ethical-principles-for-medical-research-involving-human-subjects/
https://www.wma.net/policies-post/wma-declaration-of-helsinki-ethical-principles-for-medical-research-involving-human-subjects/
https://www.wma.net/policies-post/wma-declaration-of-helsinki-ethical-principles-for-medical-research-involving-human-subjects/
https://www.ema.europa.eu/en/partners-networks/patients-and-consumers
https://www.ema.europa.eu/en/partners-networks/patients-and-consumers
http://ec.europa.eu/health/files/eudralex/vol-1/reg_2004_726/reg_2004_726_en.pdf

~726/reg 2004 726 en.pdf. Last Accessed 21.11.2016.

* 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.

Zataczniki


http://ec.europa.eu/health/files/eudralex/vol-1/reg_2004_726/reg_2004_726_en.pdf

