Zastosowanie leku ze wzgledodw
humanitarnych

Czym jest zastosowanie 1leku ze
wzgledéw humanitarnych?

Termin ,zastosowanie leku ze wzgleddéw humanitarnych” odnosi
sie do specjalnych programéw prowadzonych w celu udostepnienia
pacjentom lekdédw, na ktore nie wydano pozwolenia na
dopuszczenie do obrotu. W szczegdlnosci moze by¢ to sposdb na
udostepnienie lekdéw, na ktdére jeszcze nie wydano pozwolenia na
dopuszczenie do obrotu, pacjentom:

»u ktdérych obecna terapia z wykorzystaniem lekéw z
pozwoleniem na dopuszczenie do obrotu nie przynosi
zadowalajgcych efektoéw,

= ktérzy cierpig na chorobe, na ktdorg nie ma jeszcze leku
z pozwoleniem na dopuszczenie do obrotu,

nie mogg zapisa¢ sie do trwajacych juz badan
klinicznych.

Na wszystkie leki pozwolenie na dopuszczenie do obrotu wydaje
sie na okreslone zastosowanie. JeSli sg przepisywane do innego
zastosowania, méwi sie, ze jest to zastosowanie niezgodne ze
wskazaniami. Niniejszy artykut dotyczy zastosowania leku ze
wzgledoéw humanitarnych.

Ktore leki mozna udostepniac w
ramach zastosowanie 1leku ze
wzgledéw humanitarnych?

Programy stosowania lekéw ze wzgleddw humanitarnych powinny
by¢ wdrazany tylko dla lekéw, ktdére wedtug przewidywan maja
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poméc pacjentom z cierpigcym na choroby zagrazajgce zyciu,
dtugotrwate lub powazne.

Aby dany lek mogt zosta¢ uzyty w programie stosowania lekow ze
wzgleddw humanitarnych, musi on najpierw pomyslnie przejs¢
przez wczesne stadium opracowywania klinicznego, w tym badania
toksykologiczne i pierwsze badania na ludziach. Wcigz moga by¢
watpliwosci co do profilu bezpieczenstwa leku i optymalnej
dawki czy harmonogramu dawkowania.

Jak dziatajg programy zastosowanie leku ze wzgledow
humanitarnych?

Programy zastosowanie leku ze wzgleddow humanitarnych sg
koordynowane 1 wdrazane na poziomie krajowym. Tutaj, zgodnie z
krajowymi przepisami, podejmuje sie niezalezne decyzje, jak 1
kiedy rozpoczg¢ takie programy.

Lekarze, ktorzy chcg udostepni¢ obiecujgcy lek osobom powaznie
chorym, muszg skontaktowa¢ sie z odpowiednim organem krajowym
we wtasnym kraju i postepowad zgodnie z odpowiednig procedurgq.
Organ krajowy prowadzi rejestr pacjentéw leczonych w ramach
programu zastosowania leku ze wzgledéw humanitarnych.
Prowadzone sg takze rejestry wszelkich dziat*an niepozadanych
zgtaszanych przez pacjentdéw lub ich lekarzy.

W jaki sposdéb pacjent moze zosta¢ objety programem
zastosowania leku ze wzgleddéw humanitarnych?

Aby zostac¢ objetym programem zastosowania leku ze wzgleddw
humanitarnych, pacjenci muszg poprosi¢ o to swojego lekarza.
Lekarze mogg najpierw udzieli¢ informacji, czy w kraju
pacjenta prowadzone sg takie badania kliniczne, do ktdrych
pacjent mégtby sie zapisac¢, bo leki, ktdre nie majg jeszcze
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu, sg ogdélnie udostepniane
pacjentom najpierw w ramach badan klinicznych. Lekarze moga
takze udzieli¢ pacjentowi informacji na temat sposobu
dziatania programéw stosowania lekow ze wzgleddw humanitarnych
w jego kraju.



W uzasadnionych sytuacjach lekarz moze porozmawia¢ z organem
krajowym odpowiadajgcym za programy stosowania lekow ze
wzgledéw w ich kraju i dowiedzie¢ sie, czy istnieje
odpowiadajacy program.

Jaka jest rola Europejskiej Agencji
Lekdow w zastosowaniu leku ze
wzgledow humanitarnych?

Komitet ds. Produktdéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi
Europejskiej Agencji Lekéw (ang. Committee for Medicinal
Products for Human Use, CHMP) moze wydawal zalecenia wszystkim
panstwom cztonkowskim UE w zakresie administracji, dystrybucji
i stosowania okreslonych 1lekdéw w celach zwigzanych z
zastosowan ze wzgledéw humanitarnych. Komitet ten wskazuje
takze, ktorym pacjentom programy zastosowania leku ze wzgledéow
humanitarnych moga przynies¢ korzysci.

Komitet ds. Produktdéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi moze
przekaza¢ zalecenia na wniosek panstwa cztonkowskiego. Moze
takze to robi¢, jedsli dowiaduje sie, ze w panstwach
cztonkowskich przystepuje sie do okreslonej liczby programdéw
zastosowania leku ze wzgleddéw humanitarnych z wykorzystaniem
danego leku.

Zalecenia od Komitetu ds. Produktdéw Leczniczych Stosowanych u
Ludzi majg na celu ustandaryzowaé programy stosowania lekéw ze
wzgledéw humanitarnych w UE i moga takze sprawic, ze warunki
realizacji takich programéw bedg bardziej przejrzyste.
Niemniej zalecenia Komitetu ds. Produktéw Leczniczych
Stosowanych u Ludzi nie majg implikacji prawnych 1 sg
przestrzegane wytgcznie przez te panstwa cztonkowskie, ktdre
chcag ich przestrzegacd.

EMA publikuje liste opinii Komitetu ds. Produktéw Leczniczych
Stosowanych u Ludzi na temat stosowania lekdéw ze wzgleddw



humanitarnych na swojej witrynie internetowej. Ten rejestr
zawiera takze informacje na temat zalecen Agencji, takich jak
zalecenia dotyczgce tego, czy lek powinien by¢ stosowany, a
jesli tak, to u ktdrych pacjentow.

Czy oprdécz zastosowania leku ze
wzgledow humanitarnych 1istnieja
inne sposoby uzyskiwania dostepu do
lekéw przed wydaniem na nile
pozwolenia?

Lekarze mogg takze udostepni¢ obiecujacy lek pacjentom poprzez
zawnioskowanie o dostawe leku od producenta z przeznaczeniem
do zastosowania u pacjenta na ich wtasng odpowiedzialnosc.
Taka procedura nazywana jest czesto udostepnianiem leku ,na
zambéwienie imienne” i nie nalezy jej myli¢ z programami
zastosowania leku ze wzgleddéw humanitarnych. W tym przypadku
lekarz odpowiedzialny za leczenie kontaktuje sie z producentem
bezposSrednio. Podczas gdy producenci prowadza rejestry dostaw,
nie ma zadnego centralnego rejestru pacjentédw otrzymujgcych
dostep do leczenia tym sposobenm.

Niekiedy pacjenci mogg zostad objeci ,programami rozszerzonego
dostepu”. Firma produkujgca obiecujacy lek moze podjac decyzje
0 rozpoczeciu jednego z takich programéw, aby umozliwid
wczesny dostep do ich leku i rozszerzyC jego zastosowanie na
pacjentdéw, ktdérzy moga na tym skorzystal¢. Na przyktad
pacjenci, ktérzy byli poddawaniu kuracji danym lekiem w ramach
badan klinicznych i chcg kontynuowal leczenie, mogg to zrobi¢
w ramach programu rozszerzonego dostepu. Na takie programy
czasami pozwolenie wydajg organy krajowe w taki sam sposodb,
jak w przypadku badan klinicznych, a pacjenci sg monitorowani
w ten sam sposdb, jak w badaniach klinicznych.

Amerykanska Agencja Zywno$ci i Lekdédw uzywa termindw



,rozszerzony dostep” 1 ,zastosowanie leku ze wzgledodw
humanitarnych” wymiennie, jednak w Europie jest inaczej.

Znaczna cze$¢ niniejszego tekstu pochodzi z pytan i odpowiedzi
na temat zastosowania leku ze wzgleddéw humanitarnych w Unii
Europejskiej EMA, Wytycznych na temat zastosowania produktodw
leczniczych ze wzgledéw humanitarnych, zgodnie z artykutem 83
rozporzadzenia (WE) nr 726/2004 i witryny internetowej.
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