Stosowanie leku w
niezarejestrowanych
wskazaniach

Wprowadzenie

Stosowanie leku u pacjenta w niezarejestrowanych wskazaniach
jest to zastosowanie w sposéb nieuwzgledniony w pozwoleniu na
dopuszczenie do obrotu i nieopisany szczegétowo w odpowiedniej
Charakterystyce produktu leczniczego (ChPL).

Stosowanie leku w niezarejestrowanych wskazaniach nie podlega
prawodawstwu UE i nie ma jednolitej definicji. Zabronione jest
reklamowanie stosowania dopuszczonego do obrotu produktu
leczniczego w niezarejestrowanych wskazaniach. Wszelkie
reklamy muszg by¢ zgodne 2z Charakterystyka produktu
leczniczego.

Leki niezarejestrowane, 2
stosowanie leku W
niezarejestrowanych wskazaniach

Lek jest niezarejestrowany, jesli nie posiada pozwolenia na
dopuszczenie do obrotu. Lek niezarejestrowany nie jest
dostepny na rynku i moze by¢ stosowany wytgcznie w badaniach
klinicznych lub W ramach indywidualnego
stosowania/rozszerzonego dostepu.

Stosowanie leku w niezarejestrowanych wskazaniach natomiast
dotyczy lekdéw zarejestrowanych (posiadajgcych pozwolenie na
dopuszczenie do obrotu) 1 dostepnych na rynku. W przypadku
stosowania leku w niezarejestrowanych wskazaniach lekarz
stosuje dopuszczony do obrotu lek do leczenia pacjenta w
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sposéb nieuwzgledniony w pozwoleniu na dopuszczenie do obrotu.
Moze to obejmowac:

= Stosowanie innego schematu dawkowania

= Stosowanie innych wskazan (w przypadku innej choroby)

» Stosowanie w innej populacji, na przyktad stosowanie u
dzieci leku przeznaczonego do stosowania wytacznie u
dorostych.

Kiedy mozna stosowaé¢ lek w
niezarejestrowanych wskazaniach?

W pewnych okolicznosSciach stosowanie leku w
niezarejestrowanych wskazaniach moze by¢ wtasciwym i waznym
elementem wysokiej jakosci opieki nad pacjentem, ale jedynie w
przypadku uwzglednienia istniejgcych rygorystycznych wymagan
prawnych. Obejmuje to ombédwienie z
pacjentem/rodzicami/opiekunem nastepujgcych kwestii:

= Czy lek jest zatwierdzony do leczenia danej choroby, czy
tez jest to stosowanie w niezarejestrowanych
wskazaniach;

» Czy istnieje zatwierdzony lek alternatywny;

» Czy leczenie poza zarejestrowanymi wskazaniami jest
korzystniejsze w pordwnaniu z zatwierdzonymi
alternatywami Tlub

»Czy wiarygodne badania uzasadniajg stosowanie w
niezarejestrowanych wskazaniach.

Nalezy szanowa¢ autonomie pacjenta informujgc go o
alternatywnych metodach leczenia 1 ryzyku, co prowadzi do
lepszej decyzji medycznej. Poniewaz lek jest stosowany w
niezarejestrowanych wskazaniach, nalezy poinformowal pacjenta
0 wszelkich niejasno$ciach z tym zwigzanych. Pacjenci powinni
prosi¢ o dodatkowe informacje, aby wyjasni¢ wszystkie swoje
watpliwosci. Decyzja lekarza dotyczgca przepisania leku do
stosowania w niezarejestrowanych wskazaniach powinna mied



Zzréodto w medycynie opartej na dowodach i najlepszym interesie
oraz medycznych potrzebach pacjenta.

Zaleca sie udokumentowanie procesu uzyskiwania Swiadomej
zgody, a w pewnych przypadkach moze by¢ wtasciwe uzyskanie
zgody na pismie.

Lekarz przepisujacy lek do stosowania w niezarejestrowanych
wskazaniach jest odpowiedzialny za wszelkie problemy
wynikajgce z takiego zastosowania. Nawet jesli leczenie poza
zarejestrowanymi wskazaniami okaze sie pomy$lne i w poréwnaniu
z innymi mozliwymi metodami leczenia bedzie w najlepszym
interesie pacjenta, moze nie by¢ refundowane, poniewaz nie
jest zgodne ze standardowg praktykg lekarskg. Jednak w wielu
wypadkach stosowanie leku poza zarejestrowanymi wskazaniami
moze stanowil czesS¢ najlepszej praktyki lub standardu opieki.

Przyktady

Terapie w przypadku zakazenia wirusem HIV

Jednym z przyktadéw przepisywania leku poza zarejestrowanymi
wskazaniami jest skojarzone leczenie przeciw wirusowi HIV,
zastosowane jako profilaktyka zakazenia tym wirusem. Zgodnie
ze wskazaniami, lek powinien by¢ stosowany wytgcznie do
leczenia pacjentéw HIV-dodatnich, ale wielu pacjentoéw
przyjmuje go profilaktycznie. Organizacje pacjentdéw odgrywaja
kluczowg role w zgdaniach rozszerzenia wskazan, tak aby
uwzgledni¢ w nich nie tylko leczenie, ale takze profilaktyke.

Innym przyktadem jest lek przeciw wirusowi HIV, ktory, jak
dowiedziono, dziat*a w nizszych dawkach niz zatwierdzone dla
dorostych. Jednak tabletki w nizszej dawce nie sg dostepne dla
dorostych pacjentéw. Do stosowania u dzieci wprowadzono inng
posta¢ (granulki) pozwalajaca przyjmowaé¢ mniejsze dawki tego
samego zwigzku. Dorosli pacjenci z HIV zgadzaja sie na
stosowanie niezgodnie 2z zarejestrowang dokumentacjg, aby



zmniejszy¢ dziatania niepozgdane i nadmierne narazenie na lek.

Onkologia

Stosowanie w niezarejestrowanych wskazaniach w onkologii jest
czestsze niz w innych dziedzinach medycyny z wielu powodow,
ale przede wszystkim dlatego, ze istnieje bardzo wiele réznych
rodzajow nowotwordw. Lek przeciwrakowy moze by¢ przydatny w
leczeniu kilku rodzajow raka. Wiele powszechnie stosowanych
lekédw przeciwrakowych nie jest rejestrowanych we wszystkich
wskazaniach, w ktérych mozna je skutecznie wykorzystac.

Pediatria

Przepisywanie lekéw poza zarejestrowanymi wskazaniami jest
czeste w pediatrii, poniewaz wiele lekéw nie byto badanych pod
kgtem stosowania u dzieci 1 nie jest zarejestrowanych dla
dzieci. Najczestszymi przyktadami stosowania u dzieci lekoéw
niezgodnie z zarejestrowang dokumentacjg jest przepisywanie
innych niz wskazane dawek i innej czestotliwo$ci podawania.
Istniejg takze przypadki stosowania u dzieci danego leku w
innym wskazaniu lub inng droga podania.

Aby rozwigza¢ problem stosowania u dzieci leku w
niezarejestrowanych wskazaniach, w Unii Europejskiej weszto w
zycie Rozporzadzenie pediatryczne. Rozporzgdzenie ma na celu
poprawe zdrowia dzieci w Europie dzieki utatwieniu rozwoju i
udostepniania lekdéw dla dzieci od 0 do 17 roku zycia.
Rozporzadzenie gwarantuje, ze leki sa wysokiej jakosSci,
poddane ocenie etycznej 1 posiadajg odpowiednie pozwolenia.

Nadzor nad bezpieczenstwem
farmakoterapii 1 stosowanie leku w
niezarejestrowanych wskazaniach

Podmiot odpowiedzialny posiadajacy pozwolenie na dopuszczenie



do obrotu jest zobowigzany do zgtaszania odpowiednim wtadzom
wszelkich nowych informacji mogacych wptyng¢ na ocene korzysci
1 ryzyka zwigzanych z danym produktem, w tym danych o
stosowaniu produktu leczniczego, jesli takie stosowanie nie

zostato uwzglednione w pozwoleniu na dopuszczenie do obrotu.’
Jesli wazne informacje dotyczace stosowania leku w
niezarejestrowanych wskazaniach stang sie dostepne, powinny
zosta¢ umieszczone w Charakterystyce produktu leczniczego.
Dalsze wskazéwki znajdujg sie w wytycznych EMA dotyczgcych
dobrych praktyk nadzoru nad bezpieczenstwem farmakoterapii.

Dzieki rosngcej roli medidw spotecznosciowych i bezpos$rednich
interakcji miedzy spoteczno$ciami pacjentéw, organizacje
pacjentéw mogg odegra¢ kluczowg role w rozszerzaniu i
pogtebianiu zasiequ i skutecznosci nadzoru nad bezpieczenstwem
farmakoterapii. Jest to szczegdlnie wazne w przypadku
stosowania leku w niezarejestrowanych wskazaniach. Firmy
farmaceutyczne <coraz intensywniej monitorujg portale
spotecznosSciowe i nawigzujg formalne relacje z organizacjami
pacjentow, aby zdobywa¢ wiedze na temat swoich produktow
inaczej niz tylko za pomoca badan klinicznych po wprowadzeniu
produktu do obrotu.
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