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3.1. Uwagi wstepne

1. Wspotczesna etyka medyczna oparta na powszechnie akceptowanym modelu!
przyjetym przez J. Childressa i T. Beauchampa?, cho¢ niepozbawionym krytycznych
komentarzy®, wyraznie wyznacza lekarzowi cztery pryncypia postepowania: autono-
mig, nieszkodzenie, dobroczynienie i sprawiedliwos¢. Kazda z tych wartosci moze
by¢ powiazana z ideg dostepu pacjenta do nowych odkry¢ medycznych. Szczegdlnie
prawo pacjenta do decydowania o sobie stanowi wazny argument lezacy u podstaw
idei right to try, czyli prawa chorego do podjecia proby leczenia, mimo niepewnosci
jego skuteczno$ci i bezpieczenstwa w sytuacji wyczerpania innych dostepnych metod
terapii. Podobnie zasada sprawiedliwosci, interpretowana jako otwarcie mozliwosci
skorzystania przez pacjentéow, u ktorych wyczerpano juz dostepne metody leczenia,
a zdiagnozowana u nich choroba jest $miertelna, z eksperymentalnej formy leczenia,
bardzo mocno wigze si¢ z problematyka dostepu do nowych produktéow leczniczych
czy metod terapeutycznych. Przede wszystkim jednak kazde dziatanie lekarza wigze
si¢ z konieczno$cig zachowania rownowagi miedzy obowiazkiem pomocy choremu:
salus aegroti suprema lex esto a nakazem nieszkodzenia: primum non nocere. Ten dyle-
mat staje si¢ jeszcze bardziej wyrazny w odniesieniu do terapii eksperymentalnej, czyli
zastosowania nowatorskiej metody, z jednej strony dajacej nadziej¢ (opartg na wstep-
nych badaniach) na powodzenie terapeutyczne i, z drugiej, obarczonej ryzykiem nie-
powodzenia ze wzglgdu na brak twardych, sprawdzonych dowoddw na jej skuteczno$é
i bezpieczenstwo, uzyskanych w badaniach klinicznych*. Jednak, jak stusznie zauwaza
Z. Szawarski, tradycyjnym obowiazkiem lekarza jest podtrzymywanie nadziei pacjenta,
ale tylko wtedy gdy to ma sens®. Ocena tego sensu ma kluczowe znaczenie w decydo-
waniu o dostepie do nowych, niesprawdzonych jeszcze metod leczenia. Wymaga wy-
wazenia aspektow etycznych i prawnych, co, ex definitione, nie jest tatwym zadaniem.
Dlatego tez nalezy zgodzic€ si¢ z A.L. Caplanem 1 A. Bateman-House, ktorzy doszli do
wniosku, ze obecnie wydaje si¢ niemozliwe sformutowanie jednej uniwersalnej etyki
pasujacej do kazdej sytuacji zwiagzanej z dostegpem do terapii eksperymentalnej. Jest
natomiast osiggalne podazanie pewna $ciezkg do przodu. Za najbardziej prawidlowy
kierunek postgpowania uznaja oni zwrocenie uwagi na takie czynniki jak: sprawiedliwy
dostep, redukcja kosztow, zapewnienie swiadomej zgody, weryfikacja proponowanych
rozwigzan i podmiotow oferujacych je oraz poszerzenie dostepu do nowych lekoéw bez
niszczenia obecnego systemu regulacyjnego gwarantujacego ich bezpieczenstwo i sku-
teczno$¢ dla obecnych i przysztych pacjentow.6.

' T. McCormick, D. Min, Principles of Bioethics.

2 T'L. Beauchamp, J.F. Childress, Principles of Biomedical Ethics, passim.

3 Zob. np. H. Lloyd, A Genealogical Critique of Beauchamp; P. Mallia, The Nature of a Doctor-Patient
Relationship Health Care Principles, s. 7-25.

4 A.L. Caplan, A. Bateman-House, Should patients in need be given access to experimental drugs?,
s. 1275-1279.

5 Z. Szawarski, Terapia eksperymentalna.

® A.L. Caplan, A. Bateman-House, Should patients in need be given access to experimental drugs?,
s. 1275-1279.
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2. Terapia eksperymentalna jest nazywana w roézny sposéb — ,.expanded access”,
compassionate use”, czy ,,preapproval access”,. Ta wielo$¢ nazw powoduje pewien
rozdzwick pojeciowy i moze sugerowac roznice zakresowe. W powszechnym rozu-
mieniu jednak chodzi przede wszystkim o stosowanie niezbadanych jeszcze lub tylko
czgsciowo zbadanych produktow leczniczych wobec 0sdb, ktdre wyczerpaly juz wszel-
kie dostepne zarejestrowane metody leczenia, a zdiagnozowana u nich choroba jest po-
wazna lub ma charakter zagrazajacy zyciu. Réznice terminologiczne moga wplywaé
na niejednolite pojmowanie terapii eksperymentalnej, powodujac dyskomfort zarowno
wsrod lekarzy, badaczy, pacjentow, komisji bioetycznych, jak i prawnikow. Stad waz-
nym postulatem jest sprecyzowanie pojecia terapii eksperymentalnej. Ta idea wymaga-
taby jednak ujednoliconego podejscia w perspektywie migdzynarodowej, co na obec-
nym etapie nie wydaje si¢ osiggalne. Mozliwe natomiast jest przedstawienie aspektow
medycznych i etycznych terapii eksperymentalnej, jak rowniez prawnych ram jej pro-
wadzenia w rezimie wprowadzonym przez FDA w Stanach Zjednoczonych i EMA
w Unii Europejskiej oraz proba zarysowania problemu w polskim porzadku prawnym.

3.2. Medyczne i etyczne aspekty terapii eksperymentalnej

3.2.1. Uwagi wstepne

1. Historia medycyny zna wiele przypadkow, w ktorych uzycie produktow leczni-
czych i preparatéw o niesprawdzonym bezpieczenstwie prowadzito do powaznych ob-
jawow ubocznych, a nawet $mierci chorych. W 1937 r. zazycie preparatu zawierajacego
glikol dietylenowy spowodowato w Stanach Zjednoczonych $mier¢ ponad 100 osob.
W latach 1958-1960 w wyniku czestego stosowania talidomidu przez kobiety ci¢zarne
odnotowano ponad 10 000 przypadkow wystepowania wad wrodzonych u noworod-
koéw. Aby zapobiec podobnym sytuacjom w przysztosci (a przynajmniej zminimalizo-
wac ich ryzyko), w drugiej polowie XX w. w wielu krajach opracowano bardzo zto-
zone systemy regulacji dostepu do nowych produktow leczniczych. Generalnie, nowy
lek moze zosta¢ zarejestrowany do stosowania w okreslonej chorobie, grupie chorych
i dawce po przeprowadzeniu badan, ktére sa niezbedne dla pelnej weryfikacji jego bez-
pieczenstwa i skutecznosci’. Obecnie ,,ztotym standardem” takich badan sg randomizo-
wane badania kliniczne®. Po ich zakonczeniu ostateczng decyzje o rejestracji nowego
leku podejmuje odpowiednia agencja regulacyjna.

2. W niektorych przypadkach jednak Zzaden z zarejestrowanych lekow nie wykazu-
je u danego chorego dostatecznej skutecznosci (np. w wyniku rozwoju opornosci) lub
z roznych wzgledow nie moze byé zastosowany. W takich sytuacjach, po spetnieniu
okreslonych warunkow, lekarz ma prawo zastosowac terapi¢ eksperymentalng, ktora

" L. Réigo, B. Santoso, Drug Regulation. History, Present and Future, s. 65-77; G.4. Van Norman,
Drugs and Devices, s. 399-412.

8 O.D. Flecha, D.W. Douglas de Oliveira, L.S. Marques, P.F. Gong¢alves, A commentary on rando-
mized clinical trials, s. 75-80.
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W sposob istotny rozni si¢ od uznanej standardowej terapii i ktorej bezpieczenstwo
i skuteczno$¢ nie zostaty zweryfikowane przez badania kliniczne. Nalezy podkresli¢, ze
eksperymentalny charakter takiej terapii nie sprawia, ze jej prowadzenie jest forma ba-
dania biomedycznego. Glownym celem stosowania terapii eksperymentalnej (podobnie
jak innych metod leczniczych) jest bowiem wyleczenie chorego, a przynajmniej ztago-
dzenie jego dolegliwosci, a nie poszerzenie wiedzy o dziataniu danej terapii.

3. Innym, czg¢sto stosowanym w pismiennictwie pojeciem jest terapia innowacyj-
na’. Zwazywszy na to, ze poj¢cia eksperyment i innowacja nie sg synonimami, rOwniez
okreslenia terapia eksperymentalna i terapia innowacyjna nie sg tozsame. Zdaniem au-
torow niniejszego rozdziatu gtéwnym warunkiem okreslenia danej metody leczniczej
jako innowacyjnej jest jej nowatorstwo, nie kazda za$ terapia eksperymentalna jest no-
watorska. Na przyktad terapia, ktdra jest stosowana od dawna na podstawie pewnych
danych sugerujacych jej skutecznos$c i bezpieczenstwo, ale nie zostata formalnie zwe-
ryfikowana przez badania kliniczne, moze by¢ okreslona jako eksperymentalna, ale
juz nie innowacyjna.

4. Terapia eksperymentalna jest pojeciem bardzo szerokim. Jej przyktadami sg m.in.
niektore zastosowania pozarejestracyjne (off-label) lekow, zwlaszcza takie, dla ktérych
nie ma wiarygodnych danych sugerujacych bezpieczenstwo i skutecznos¢ w nowym
zastosowaniu'®. Do terapii eksperymentalnej mozna tez zaliczy¢ uzycie nowatorskich
technik operacyjnych w chirurgii''. Niniejszy rozdziat skupia si¢ jednak przede wszyst-
kim na szczegdlnym rodzaju terapii eksperymentalnej, ktory obejmuje zastosowania
lekow niezarejestrowanych (w praktyce sg to najczesciej leki pozostajace na rdéznych
etapach badan klinicznych, ktore po spetnieniu $cisle okre§lonych warunkéw moga
by¢ udostepniane chorym poza formalnym protokotem badania), cho¢ uwzglednia tez
prawne aspekty stosowania lekow zarejestrowanych poza Charakterystyka Produktu
Leczniczego (off-label). W pismiennictwie terapi¢ z uzyciem lekow niezarejestrowa-
nych najczesciej okresla si¢ jako expanded access (termin preferowany przez amery-
kanska Agencje ds. Zywnosci i Lekow — Food and Drug Administration) lub compas-
sionate use (pojecie uzywane przez Europejska Agencje Lekéw — European Medicines
Agency). Innymi, rzadziej uzywanymi pojeciami sg special access (agencje regulacyjne
Therapeutic Goods Administration w Australii i Health Canada w Kanadzie) i pre-ap-
proval access. W dalszej czgsci rozdziatu — co do zasady — okreslenie terapia ekspery-
mentalna bedzie oznaczato zastosowanie lekow niezarejestrowanych.

3.2.2. Aspekty medyczne

1. Terapia eksperymentalna jest obecnie stosowana praktycznie na catym $wie-
cie — w USA, Europie, niektorych krajach Ameryki Poludniowej, Australii, Kanadzie,

® Raport z Belmont. https://www.hhs.gov/ohrp/regulations-and-policy/belmont-report/index.html
(data dostepu: 11.3.2018 r.); T'E. Chan, Legal and regulatory responses, s. 92—130.

1 R. Dresser, J. Frader, Off-label prescribing, s. 476—86, 396; T. Eguale, D.L. Buckeridge, A. Verma,
N.E. Winslade, A. Benedetti, J.A. Hanley, R. Tamblyn, Association of Off-label Drug Use, s. 55-63.

"W M.L. Broekman, M.E. Carriére, A.L. Bredenoord, Surgical innovation, passim.
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Japonii i Chinach'?. Niedawno opublikowano wyniki analizy programéw terapii eks-
perymentalnej zarejestrowanych w bazie ClinicalTrials.gov. Rejestr ten, prowadzony
przez Narodowe Instytuty Zdrowia w Stanach Zjednoczonych, zawiera podstawowe
dane o badaniach klinicznych prowadzonych na catym $wiecie. W analizie tej stwier-
dzono, ze do 1.7.2016 r. zarejestrowano 398 programow terapii eksperymentalnej (na-
lezy zaznaczyé, ze wiele z nich bylo przeznaczonych dla wigkszych grup chorych,
ktorych doktadna liczebno$¢ nie zostata sprecyzowana). Wigkszos¢ tych programow
dotyczyta uzycia lekow (71%), rzadziej byty w nich stosowane produkty biologiczne
(11%) 1 wyroby medyczne (10%), w pozostatych przypadkach typ uzytego produktu nie
zostat okreslony. W wigkszosci programéw terapia eksperymentalna byta zastosowana
w zakazeniach wirusem HIV, biataczkach, szpiczaku mnogim, cholestazie, czerniaku,
cukrzycy, chtoniakach i nerwiaku zarodkowym®.

2. W Unii Europejskiej opinie dotyczace programow terapii eksperymentalnej wy-
daje Komitet Produktéw Medycznych do Stosowania u Ludzi — CHMP (Committee
for Medicinal Products for Human Use) be¢dacy czeScia EMA (European Medicines
Agency). Zgodnie z regulacjami unijnymi' terapia eksperymentalna moze by¢ zasto-
sowana w chorobie prowadzacej do przewleklej lub powaznej niepetnosprawnosci lub
chorobie zagrazajacej zyciu w przypadkach, w ktérych chory nie moze by¢ skutecznie
leczony lekiem zarejestrowanym w Unii Europejskiej. Lek, ktory ma by¢ zastosowany
w terapii eksperymentalnej, musi by¢ przedmiotem badan klinicznych lub by¢ w trak-
cie procesu centralnej autoryzacji w Unii Europejskiej. Jak widaé, regulacje te obejmu-
ja jedynie najbardziej ogdlne warunki stosowania terapii eksperymentalnej. Sformu-
lowanie bardziej szczegotowych zasad i kryteriow pozostaje w gestii poszczegdlnych
krajow cztonkowskich. W ostatnich latach opublikowano wyniki wielu europejskich
programéw terapii eksperymentalnej'®. Dotychczas nie przeprowadzono jednak sys-
tematycznej analizy programow terapii eksperymentalnej prowadzonych w Europie.

3. W USA terapia eksperymentalna jest nadzorowana przez FDA, a konkretnie przez
Osrodek Oceny i Badan Lekéw — CDER (Center for Drug Evaluation and Research)
bedacy czescia tej agencji's.

4. W ostatnich latach liczba przesytanych do CDER aplikacji o wydanie zezwolenia
na przeprowadzenie terapii eksperymentalnej znaczaco wzrosta. W okresie od 2005 do
2014 r. CDER otrzymat 10 939 wnioskow, przy czym liczba aplikacji w 2014 r. byta
ponad dwukrotnie wyzsza niz w 2005 r. — 99,7% wnioskow zostato zaopiniowanych
pozytywnie'”.

12 E. Bedell, Global Access to Medicinal Products, passim; M.J. Walker, W.A. Rogers, V. Entwistle,
Ethical justifications for access to unapproved medical interventions, s. 3—15.

3 JE. Miller, J.S. Ross, K.I. Moch, A.L. Caplan, Characterizing expanded access and compassionate
use programs, s. 350.

14 Zob. szerzej w pkt 3.2.3.

15 Zob. np. G. Metro i in., Ceritinib compassionate use for patients, passim; S. Petta i in., Ombitasvir,
paritaprevir, and ritonavir, with or without dasabuvir, s. 427-434.

16 Zob. szerzej pkt 3.2.4.

7 J.P. Jarow, S. Lemery, K. Bugin, S. Khozin, R. Moscicki, Expanded Access of Investigational Drugs,
s. 705-7009.
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Zdecydowana wigkszo$¢ aplikacji dotyczyla zastosowania lekéw u pojedynczych
chorych (5511 w stanach nagtych i 5284 dla innych wskazan). Kolejne 116 wnioskow
dotyczylo zastosowania terapii eksperymentalnej w grupach chorych o $redniej wiel-
kosci, a 28 — w duzych grupach. Niestety, FDA nie posiada danych o doktadnej liczeb-
nos$ci poszczegolnych grup, dlatego nie mozna podagé, ilu chorych w sumie byto pod-
danych terapii eksperymentalnej w analizowanym okresie czasu.

Najwigksza liczba aplikacji dotyczyta zastosowania terapii eksperymentalne;j
w chorobach zakaznych, transplantologii, okulistyce, hematologii, onkologii, gastro-
enterologii i we wrodzonych zaburzeniach metabolizmu. Najwigcej wnioskéw o za-
stosowanie terapii eksperymentalnej w stanach nagtych dotyczyto lekéw przeciwwi-
rusowych, transplantologii, okulistyki, hematologii, gastroenterologii i wrodzonych
zaburzen metabolizmu. Wigkszo$¢ aplikacji o zastosowanie terapii eksperymentalne;j le-
kami o dziataniu przeciwbakteryjnym i lekami onkologicznymi dotyczyta przypadkow
niezwigzanych ze stanem nagtym. Z konkretnych chorob, dla ktorych liczba wnioskow
byta najwigksza, nalezy wymieni¢ nowotwory uktadu krwiotworczego i guzy lite, zaka-
zenie wirusem grypy, zespot jelita nadwrazliwego, zylng chorobg zakrzepowo-zatoro-
wa, toksoplazmoze, wirusowe zapalenie watroby (WZW) typu C i chorobe Fabry’ego'®.

5. Kluczowymi problemami w terapii eksperymentalnej sa skutecznos¢ i bezpie-
czenstwo stosowania lekow niezarejestrowanych. Ze wzgledu na to, ze najbardziej
wiarygodnym sposobem oceny dzialania leku jest randomizowane badanie kliniczne,
leki, ktore nie zostaly poddane takim badaniom (lub dla ktorych badania nie zostaty
zakonczone), z zatozenia cechuje niepewny profil bezpieczenstwa i skutecznosci. Na-
lezy podkresli¢, ze nawet leki, ktore osiggaja pozniejsze fazy badan klinicznych, cze-
sto ostatecznie nie zostaja zarejestrowane (m.in. ze wzgledu na problemy zwigzane
z ich niedostatecznym bezpieczenstwem i/lub skutecznoscia). Wykazano to np. w nie-
dawnym badaniu, ktore objeto 1442 leki opracowywane przez 50 réznych firm farma-
ceutycznych. Prawdopodobienstwo pozytywnego zakonczenia faz I (wstgpna ocena
bezpieczenstwa danego leku w grupie zdrowych ochotnikéw), II (okreslenie, czy lek
dziata w okreslonej grupie chorych oraz czy jest dla nich bezpieczny), 111 (potwierdze-
nie skuteczno$ci i bezpieczenstwa badanego leku w leczeniu danej choroby na wigk-
szej grupie) oraz etapu oceny wynikow badan klinicznych tych lekow przez agencje
regulacyjne wynosito odpowiednio 59,52%, 35,52%, 61,95% oraz 90,35%; ogodlnie,
prawdopodobienstwo tego, ze lek, ktory wchodzi do badan klinicznych, zostanie osta-
tecznie zarejestrowany wynosito jedynie 11,83%". Co prawda autorzy nie podali, jaki
odsetek niepowodzen prac badawczo-rozwojowych obejmujacych nowe leki wynikat
z probleméw zwigzanych z ich bezpieczenstwem i/lub skutecznos$cia. Inne badanie tego
zespotu wykazato jednak, ze nieakceptowalne objawy uboczne odpowiadaty za 20,5%
niepowodzen, a niedostateczna skuteczno$¢ za 35,3% niepowodzen®. Kolejna analiza
ujawnita, ze z 640 lekéw na zaawansowanym etapie badan klinicznych az 54% odpa-
dlo na etapie kluczowego badania. Niedostateczna skuteczno$¢ odpowiadata za 57%

8 J.P. Jarow, S. Lemery, K. Bugin, S. Khozin, R. Moscicki, Expanded Access of Investigational Drugs,
s. 705-7009.

¥ J.A. DiMasi, H.G. Grabowski, R.W. Hansen. Innovation in the pharmaceutical industry, s. 20-33.

20 J.A. DiMasi, Risks in new drug development, s. 297-307.
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niepowodzen, natomiast niekorzystny profil bezpieczenstwa za 17%?'. Wyniki tych ba-
dan wyraznie wykazuja, ze zastosowanie terapeutyczne lekow bedacych przedmiotem
badan klinicznych (nawet w zaawansowanych fazach tych badan) wiaze si¢ z istotnym
ryzykiem powaznych dziatan niepozadanych i obawami o niedostateczng ich skutecz-
nos¢. Problem ten ma réwniez istotne implikacje etyczne, ktére omowione sa w kolej-
nym podrozdziale.

3.2.3. Aspekty etyczne

1. Terapeutyczne zastosowanie lekéw o niepewnym bezpieczenstwie i skutecznos$ci
rodzi istotne dylematy natury etycznej?’. Zarowno zwolennicy, jak i przeciwnicy uzycia
takich lekow wysuwajg wiele argumentdéw za terapia eksperymentalng i przeciw niej.
Jak wiadomo, terapia taka jest stosowana w sytuacjach, kiedy wszystkie zarejestrowane
leki okazaty si¢ nieskuteczne (lub w schorzeniach, w ktorych w ogole brakuje takich
lekow). W zwigzku z tym bardzo waznym argumentem za zastosowaniem terapii eks-
perymentalnej jest przekonanie o konieczno$ci niesienia pomocy chorym — wyleczenia
lub przynajmniej ztagodzenia ich dolegliwosci. Jednak czy lekarz ma prawo uzy¢ (na-
wet w tak ciezkich przypadkach) leku o nieudowodnionym bezpieczenstwie i skutecz-
nosci? Watpliwosci dotyczace bezpieczenstwa takich lekow rodza pytanie, czy terapia
eksperymentalna jest zgodna z fundamentalng zasada primum non nocere? Mozliwy
brak skutecznosci terapii eksperymentalnej moze natomiast oznaczac, ze sugeruje si¢
chorym istnienie bezpodstawnej nadziei na poprawg ich stanu zdrowia (w niektorych
przypadkach moze to rowniez wigzac si¢ z pogorszeniem stanu chorego, np. w wy-
niku rezygnacji z opieki paliatywnej na rzecz dajacej nadziej¢ na wyleczenie terapii
eksperymentalnej®).

2. Chorzy mogg uzyskac dostep do niezarejestrowanych lekow na dwa gtowne
sposoby: poprzez udziat w badaniu klinicznym lub w terapii eksperymentalnej. Na-
lezy jednak podkresli¢, ze nadrzednym celem badania klinicznego jest postep wiedzy
o roznych aspektach dziatania leku (farmakokinetyka, bezpieczenstwo, skutecznosc),
a uczestnik badania moze (ale wcale nie musi) odnies¢ bezposrednie korzysci tera-
peutyczne z udzialu w badaniu. Z punktu widzenia kazdego potencjalnego uczestnika
wazne jest to, ze moze on by¢ wiaczony nie do grupy badanej, a kontrolnej, w ktorej
nie otrzyma badanego leku. Co wigcej, udzial w badaniu klinicznym moze wigzacé si¢
z r6znymi obcigzeniami i trudno$ciami. Przyktadem jest koniecznos¢ wizyt w osrodku,
w ktorym prowadzone jest badanie, a ktory moze znajdowac si¢ w duzym oddaleniu od
miejsca zamieszkania uczestnika badania. Wizyty takie moga zajmowac¢ duzo czasu,
wiazac si¢ z kosztami podrozy, rozlaka z bliskimi i pewnym utrudnieniem aktywno$ci

2 T.J. Hwang, D. Carpenter, J.C. Lauffenburger, B. Wang, J.M. Franklin, A.S. Kesselheim, Failure of
Investigational Drugs, s. 1826-1833.

22 U. Schiiklenk, C. Lowry, Terminal illness and access, s. 7-22; A.L. Caplan, A. Bateman-House,
Should patients in need be given access to experimental drugs?, passim.

B M.J. Walker, W.A. Rogers, V. Entwistle, Ethical justifications for access to unapproved medical
interventions, s. 3—15.
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zawodowej*. Z tego wzgledu chorzy moga preferowac udziat w terapii eksperymental-
nej, ktorej gtownym celem (w przeciwienstwie do badania klinicznego), jest leczenie
chorych. W programach terapii eksperymentalnej z zatozenia nie ma grupy kontrolnej,
a wszyscy chorzy otrzymuja dany lek. Problem ten moze mie¢ szczegolne znaczenie
w przypadku badan klinicznych oceniajacych dziatanie lekow w rzadko wystepuja-
cych chorobach — opisano konkretne przyktady badan, ktorych postep byt utrudniony
ze wzgledu na udziat zbyt duzej liczby chorych w programach terapii eksperymental-
nej®. Ze wzgledu na to, ze badania kliniczne w zatoZeniu majg prowadzi¢ do postepu
wiedzy o dziataniu lekow, z ktorej skorzystaja wszyscy chorzy, problem ten ma nie-
watpliwie istotne znaczenie etyczne.

3. Wazny zapis dotyczacy terapii eksperymentalnej znajduje si¢ w Deklaracji Hel-
siniskiej?: ,,Podczas leczenia pacjenta tam, gdzie sprawdzone interwencje nie istnieja
lub tez okazaty sie nieskuteczne, lekarz, po zasiggnigciu porady eksperta i uzyskaniu
swiadomej zgody pacjenta lub jego przedstawiciela ustawowego, moze zastosowac
interwencj¢ o nieudowodnionej skutecznoscei, jesli w ocenie lekarza daje ona nadzieje
na ratowanie zycia, przywrocenie zdrowia lub przyniesienie ulgi w cierpieniu. Nastep-
nie interwencja taka powinna sta¢ si¢ przedmiotem badan naukowych majacych na celu
oceng jej bezpieczenstwa i skuteczno$ci. We wszystkich przypadkach nowe informacje
powinny by¢ rejestrowane i tam, gdzie jest to stosowne, powinny zosta¢ udostgpnione
publicznie” (§ 37). Paragraf ten jest do$¢ kontrowersyjny, juz cho¢by z tego wzgledu,
ze Deklaracja Helsinska jest kodeksem badan biomedycznych prowadzonych z udzia-
tem ludzi, a nie kodeksem etyki lekarskiej. Zdaniem niektdrych etykoéw § 37 jest zbyt
,liberalny” poprzez dopuszczenie mozliwos$ci stosowania terapii eksperymentalnej bez
odpowiedniego nadzoru?’.

4. Istotnym problemem (zaréwno etycznym, jak i prawnym) jest kwestia opinio-
wania programo6w terapii eksperymentalnej przez komisje bioetyczne. Przytacza si¢
istotne argumenty zaréwno za, jak i przeciw udziatowi komisji bioetycznych w oce-
nie projektow terapii eksperymentalnej. Gtéwnym argumentem przeciw konieczno$ci
nadzorowania przez komisje bioetyczne terapii eksperymentalnej jest to, ze nie jest ona
badaniem biomedycznym, lecz rodzajem leczenia prowadzonym w najlepszym intere-
sie chorego. Jednak terapia taka czesto obejmuje aspekty badawcze (zbieranie danych
dotyczacych bezpieczenstwa i skutecznosci lekow) i stosowane sa w niej leki o nie-
pewnym bezpieczenstwie i skutecznosci. Wydaje si¢, ze komisje bioetyczne mogtyby
réwniez mie¢ udzial w ocenie formularzy (i szerzej — procesu uzyskiwania) $wiadomej
zgody, kwalifikacji lekarzy oraz kryteriow sprawiedliwego wyboru chorych do progra-
mow terapii eksperymentalnej?. Obecnie wymog uzyskania zgody komisji bioetycznej

2 C.M. Ulrich, K.A. Knafl, S.J. Ratcliffe, T.S. Richmond, C. Grady, C. Miller-Davis, G.R. Wallen,
Developing a Model of the Benefits and Burdens of Research Participation, s. 10-23; C. Nardini, The
ethics of clinical trials, s. 387.

» P. Lorigan i in., Expanded access programmes, s. 15-17.

26 Deklaracja Helsinska Swiatowego Stowarzyszenia Lekarzy (WMA), http:/www.nil.org.pl/__data/
assets/pdf file/0010/93097/Deklaracja-Helsinska-przyjeta-na-64-ZO-WMA_-pazdziernik-2013_pelny-
-tekst.pdf (data dostepu: 11.3.2018 r.).

7 K. Asplund, G. Hermerén, The need to revise, s. 1190-1191.

2 J. Borysowski, H.J. Ehni, A. Gorski, Ethics review, s. 136.
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na prowadzenie takiej terapii obowiazuje w nielicznych krajach (w USA, we Wtoszech,
w Polsce i Australii, ale w tym ostatnim kraju tylko w przypadku programow obejmuja-
cych grupy chorych). Problem nadzoru komisji bioetycznych nad terapig eksperymen-
talng jest dos¢ kontrowersyjny. Po pierwsze, gldwna rola komisji bioetycznej jest oce-
na projektow badan biomedycznych prowadzonych z udziatem ludzi i w tym zakresie
komisje posiadaja najwicksze doswiadczenie. Co wigcej, nawet w krajach, w ktorych
istnieje wymog prawny opiniowania przez komisje bioetyczne projektow terapii eks-
perymentalnej, komisje te nie dysponuja zadnymi szczegélowymi wytycznymi doty-
czacymi trybu, w jakim powinny takie projekty oceniac®. Dostepne w pismiennictwie
dane opisujace tryb oceniania przez komisje bioetyczne aplikacji dotyczacych terapii
eksperymentalnej sg bardzo skape®.

5. Programy terapii eksperymentalnej umozliwiaja dostep chorych do nowych le-
kow pozostajacych na réoznych etapach badan klinicznych. Terapia taka jest stosowana
w roznych chorobach, czgsto w sytuacji, gdy wszystkie standardowe metody lecznicze
zawiodly lub nie mogg by¢ uzyte. Podejmowane w ostatnich latach inicjatywy legi-
slacyjne i dziatania agencji regulacyjnych maja na celu (przy spelieniu okreslonych
warunkow) utatwienie dostgpu chorych do nowych lekow przed ich formalnym zare-
jestrowaniem. Nalezy jednak pamigtaé, ze leki stosowane w terapii eksperymentalne;j
najczesciej cechuje niepewny profil bezpieczenstwa i skutecznosci. Terapia ekspery-
mentalna budzi tez wiele dylematow natury etyczne;j.

3.3. Prawne aspekty terapii eksperymentalne;j

3.3.1. Prawo miedzynarodowe wobec terapii eksperymentalnej

1. Powszechne prawo mi¢dzynarodowe nie reguluje kwestii terapii eksperymental-
nej w $cistym rozumieniu. Odnosi si¢ raczej do ogdlnej kategorii badan biomedycznych
z udziatem czlowieka oraz eksperymentéw medycznych z udziatem cztowieka, w kto-
rej terapia eksperymentalna moze by¢ uwzgledniona, aczkolwiek ze wzgledu na swo-
ja specyfike nie podlega takim skonkretyzowanym wymogom jak badania kliniczne,
stanowigce gtowny nurt badan biomedycznych. Pierwszym i podstawowym dokumen-
tem funkcjonujacym w przestrzeni prawa miedzynarodowego, cho¢ powstatym jako
zbior norm etycznych’!, w odniesieniu do kwestii eksperymentu medycznego z udzia-
tem cztowieka jest Kodeks Norymberski, opracowany w 1947 r. w zwiazku z dziatal-
noscig Trybunalu Norymberskiego, ktorego rola bylo osadzenie zbrodniarzy wojen-
nych, w tym lekarzy-nazistow prowadzacych nieludzkie pseudonaukowe eksperymenty

» B.K. Redman, A. Bateman-House, Institutional Review Boards, s. 515-516

3 N. Montanaro, M. Melis, S. Proni, G. Chiabrando, D. Motola, Six-year activity on approval of
compassionate use of medicines, s. 479-485,

31 Szerzej na temat charakteru prawnego Kodeksu Norymberskiego zob. 4. Wnukiewicz-Koztowska,
Rozwoj migdzynarodowych regulacji dotyczacych badan biomedycznych z udziatem cztowieka, s. 31-34.
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na wig¢zniach obozow koncentracyjnych®. Dokument ten nie odnosi si¢ do terapii eks-
perymentalnej jako jakiej$ szczegdlnej kategorii. Zawiera podstawowe zasady prze-
prowadzania wszelkich eksperymentéw medycznych na cztowieku, jako absolutnie
konieczny warunek, wskazujac dobrowolna i $wiadomg zgodg¢ zainteresowanego.

2. Bezposrednie nawigzanie do terapii eksperymentalnej, cho¢ nienazwanej tak
wprost, zawarte jest dopiero w Deklaracji Helsinskiej z 1964 133, Dokument ten sporza-
dzony przez Swiatowe Stowarzyszenie Lekarzy (World Medical Association) w formie
zbioru etycznych zasad prowadzenia badan medycznych (medical research) z udziatem
ludzi byt juz kilkakrotnie poprawiany i uzupekiany; ostatni raz w 2013 r. w brazylij-
skiej Fortalezie. Zawiera katalog podstawowych nakazoéw etycznych obowiazujacych
lekarza w roli badacza. W ostatnim paragrafie dokumentu (§ 37) przewidziano mozli-
wos¢ zastosowania niesprawdzonej interwencji w praktyce klinicznej. Taka opcja jest
mozliwa, jesli: ,,sprawdzone interwencje [medyczne] nie istnieja lub tez okazaly si¢
nieskuteczne. [Wtedy] lekarz — po zasiggnieciu fachowej porady i uzyskaniu §wiadomej
zgody pacjenta lub jego przedstawiciela ustawowego — moze zastosowac interwencje
o nieudowodnionej skutecznosci w trakcie leczenia pacjenta, jesli w jego ocenie daje
ona nadziej¢ na uratowanie zycia pacjenta, przywrocenie mu zdrowia lub przyniesie-
nie mu ulgi w cierpieniu. W miar¢ mozliwosci, interwencja ta powinna stac si¢ przed-
miotem badan majacych na celu oceng jej bezpieczenstwa i skutecznosci. W kazdym
przypadku nalezy odnotowaé¢ nowe informacje i — jesli to zasadne — publicznie je udo-
stepni¢™. Takg niesprawdzong interwencja, jak sie¢ wydaje, moze by¢ tez terapia eks-
perymentalna, szczegdlnie w rozumieniu rozszerzonego dostepu do dopiero badanego
produktu leczniczego.

3. Z prawniczego punktu widzenia wazne jest odczytywanie deklaracji jako cato-
$ci, biorac tez pod uwagg tres¢ zasady 10, ktéra wymaga od lekarzy, aby: ,,uwzglednia-
li oni etyczne, prawne i regulacyjne normy i standardy dotyczace prowadzenia badan
z udziatem ludzi, ktore obowiazuja w ich wtasnych krajach, a takze wlasciwe normy
i standardy migdzynarodowe”. Co wigcej, deklaracja wymaga, aby powyzsze wymogi
nie ograniczaly w zaden sposob poziomu ochrony przez niag natozonego (czyli moga
podwyzsza¢ standard ochrony, ale nie moga go obnizaé). Stad wniosek, Ze terapia eks-
perymentalna powinna podlegac tak samo rygorystycznym wymogom, jak kazde inne

32 The Nuremberg Code, w: Trials of War Criminals before the Nuremberg Military Tribunals, t. 11,
s. 181-182, dostepny pod adresem: https://history.nih.gov/research/downloads/nuremberg.pdf (data do-
stepu: 11.3.2018 r.)

3 WMA Declaration of Helsinki — Ethical Principles for Medical Research Involving Human Sub-
jects, Helsinki 1964-Fortaleza 2013, tekst dostepny pod adresem: https://www.wma.net/policies-post/
wma-declaration-of-helsinki-ethical-principles-for-medical-research-involving-human-subjects/ (data
dostepu: 11.3.2018 r.), polskie ttumaczenie wedtug J. Rozyriskiej, w: Badania naukowe z udziatem ludzi
(red. J. Rozynska, M. Waligora), s. 238-244.

3+ ,In the treatment of an individual patient, where proven interventions do not exist or other known
interventions have been ineffective, the physician, after seeking expert advice, with informed consent from
the patient or a legally authorised representative, may use an unproven intervention if in the physician’s
Jjudgement it offers hope of saving life, re-establishing health or alleviating suffering. This intervention
should subsequently be made the object of research, designed to evaluate its safety and efficacy. In all
cases, new information must be recorded and, where appropriate, made publicly available”.
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badanie biomedyczne z udziatem czlowieka i powinna odbywac si¢ w zgodzie z nor-
mami prawa mi¢dzynarodowego i krajowego.

4. Tego rodzaju interpretacja, co do zasady prawidtowa z punktu widzenia wyktadni
systemowej, jezykowej i kontekstualnej prowadzi do powstania powaznych watpliwo-
$ci. Istota bowiem i charakter terapii eksperymentalnej, zawierajaca si¢ w § 37 Dekla-
racji Helsinskiej, otwiera drogg do wprowadzenia wyjatku. Nalezatoby zatem rozwazy¢
zastosowanie wyktadni celowosciowej, ktora pozwalataby na odejscie w indywidual-
nych przypadkach od wymogéw zwigzanych z klasyczng $ciezka badan w rozumieniu
eksperymentu medycznego, w tym badania klinicznego, ktérego rezim prawny — co do
zasady — wyklucza wolno$¢ lekarza w stosowaniu nowej niesprawdzonej metody lecz-
niczej, poddajac ja weryfikacji przez niezalezna komisj¢ bioetyczna, opiniujaca zgod-
nos$¢ projektu badawczego z wymogami etycznymi i prawnymi. Kazda nowa metoda
wymaga wczesniejszego zbadania i udowodnienia jej skutecznoéci, co z kolei miesci
si¢ w zakresie korzystania z wolno$ci badan naukowych. Na problem ten zwrécono
uwage np. w dokumencie sporzadzonym w 1996 r. przez Migdzynarodowy Komitet
Bioetyczny — IBC (International Bioethics Committee), dzialajacy przy UNESCO od
1993 r., ktory jest ciatem sktadajacym si¢ z 36 niezaleznych ekspertow §ledzacych po-
stepy w naukach przyrodniczych i ich zastosowaniach w celu zapewnienia poszanowa-
nia ludzkiej godnosci i wolno$ci®*. Gtownym celem tego opracowania byty rozwazania
nad zagadnieniem dostepu pojedynczych oséb lub grup do leczenia eksperymentalnego
(experimental treatement). Przy czym kluczowymi pytaniami byty dwie kwestie: czy
w ogole istnieje prawo (right) do tego rodzaju leczenia, a jesli tak, to czy roszczenia
na nim oparte nie stawiaja pod znakiem zapytania zasad i praktyki lezacej u podstaw
badan biomedycznych z udziatem ludzi*. Punktem wyjscia tych rozwazan byla kwe-
stia dopuszczenia niesprawdzonej terapii w zwigzku z epidemig AIDS*. W zestawie-
niu z powszechnie przyjetym w prawnych i etycznych zasadach prowadzenia badan
paradygmatem koniecznos$ci ochrony jednostki przed ryzykiem zwigzanym z udziatem
w eksperymencie, pojawit si¢ nowy, cho¢ klasyczny (w sensie konfliktu migdzy zna-
nym i nieznanym) dylemat, wywotany wspomniang epidemia. Mozna go scharaktery-
zowac jako probe zbalansowania postawy otwarto$ci pacjenta narazonego na pewna
$mier¢ z powodu choroby na wyprobowanie nowej metody, stanowigcej jedyna i ostat-
nig szanse¢ przezycia i/lub polepszenia stanu zdrowia oraz ulgi w cierpieniu w zesta-
wieniu z niepewnos$cia co do bezpieczenstwa i skutecznoséci nowego sposobu leczenia.

5. W konflikcie zatem migdzy nakazem przestrzegania prawnych i etycznych ram
eksperymentowania na cztowieku a etycznym i zawodowym (opartym na wiedzy i do-
$wiadczeniu) przekonaniem, ze istnieje mozliwo$¢ leczenia pacjenta poza powszechnie

3 Informacje na temat komitetu i jego dziatalnosci dostgpne pod adresem: http://www.unesco.org/
new/en/social-and-human-sciences/themes/bioethics/international-bioethics-committee/ (data dostepu:
11.3.2018 r.).

3¢ Ethical Considerations Regarding Access to Experimental Treatment and Experimentation
on Human Subjects, CIP/BIO.501/96/4 Paris, 22 December 1996, http://unesdoc.unesco.org/image-
$/0013/001323/132338e.pdf (data dostepu: 11.3.2018 r.).

37 Szerzej zob. Expanding Access to Investigational Therapies for HIV Infection and AIDS March
12—13, 1990 Conference Summary, https://www.ncbi.nlm.nih.gov/books/NBK234129/ (data dostgpu:
15.3.2018 .); A Commitment to Action for Expanded Access to HIV/AIDS Treatment WHO, Geneva 2002.
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uznang i dowiedziong praktyka (czyli tzw. standardem evidence based medicine®®) przez
podjecie ryzyka zastosowania nowej, niesprawdzonej i niepotwierdzonej wynikami
badan metody, lekarz pozostaje z dylematem podjecia decyzji. Z jednej strony wiedza
medyczna i szacunek dla norm prawnych i etycznych dyktuje mu obowigzek postgpo-
wania zgodnie ze standardami. Z drugiej za$ strony wolno$¢ korzystania z wtasnego
osadu i przekonanie o mozliwosci dania pacjentowi szansy, rowniez oparte na wiedzy
medycznej i etycznym nakazie kierowania si¢ dobrem pacjenta (,,7he health and well-
-being of my patient will be my first consideration”), kaze mu normy te naruszy¢. Bio-
rac pod uwage konstrukcj¢ Deklaracji Helsinskiej, w ktorej mozliwos¢ zastosowania
terapii eksperymentalnej, pojawia si¢ w ostatnim jej paragrafie, nalezatoby chyba zra-
cjonalizowa¢ wnioskowanie i, mimo podniesionych watpliwos$ci, doj$¢ do wniosku, ze
terapia ta ma charakter wyjatku, czyli nie wymaga zastosowania rygorystycznej pro-
cedury charakterystycznej dla protokotu badan biomedycznych z udziatem cztowieka.
Rownoczesnie jednak, z cala mocg nalezy podkresli¢, ze — podobnie jak kazda inter-
wencja medyczna — terapia eksperymentalna wymaga dobrowolnej i §wiadomej zgody
pacjenta, wobec ktorego lekarz planuje jej zastosowanie. Brak tego elementu podwa-
zalby zar6wno aksjologicznie, jak i logicznie oraz prawnie wspdtczesny uniwersalny
kanon zasad prowadzenia eksperymentow medycznych na cztowieku. Ponadto terapia
eksperymentalna powinna opiera¢ si¢ na racjonalnym przekonaniu lekarza o jej przy-
datnosci. Zwrot ,,daje nadziej¢” w § 37 Deklaracji Helsinskiej ma zatem kluczowe
znaczenie. Nalezy go rozumie¢ jako istotng wskazowke dla lekarza, ktérego decyzja
o wdrozeniu eksperymentalnego leczenia powinna opiera¢ si¢ na przekonaniu wspar-
tym wiedza i doswiadczeniem zawodowym o jego zasadnosci. Innymi stowy, lekarz nie
powinien dawac¢ pacjentowi falszywej nadziei i stosowaé leczenia, co do ktoérego nie
ma przekonania, ze moze by¢ skuteczne. Wiasciwie wigc konkludujg cztonkowie Mig-
dzynarodowego Komitetu Bioetycznego w opracowaniu dotyczacym kwestii dostepu
do terapii eksperymentalnej, ze nalezy dobrze wywazy¢ miedzy wyjatkowym trakto-
waniem interesu jednostki w postaci dostgpu do terapii eksperymentalnej, a ogélnymi
zasadami prowadzenia eksperymentoéw medycznych.

W ich opinii: ,,przyjecie, ze absolutne zasady w istocie nie sg absolutne (czyli moz-
liwe sg odstepstwa od nich — przyp. 4. W.-K.), zagrazatoby calemu przedsiewzigciu
(jakim jest powszechnie przyjety i akceptowany katalog etycznych i prawnych zasad
prowadzenia badan biomedycznych z udziatem cztowieka przyjety po I wojnie swia-
towej — przyp. 4. W.-K.), a z kolei odczytywanie ich (tych zasad — przyp. 4. W.-K.)

3% Na temat pojecia i roli evidence based medicine szerzej zob. np. w: D.L Sackett, W.M.C Rosenberg,
J.A. Muir Gray, R.B. Haynes, W.S. Richardson, Evidence based medicine, s. 71; E.R. Dias, G.B. da Silva
Junior, Evidence-Based Medicine, s. 1-5.

3 The Declaration of Geneva is one of the World Medical Association’s (WMA) oldest policies ad-
opted by the 2nd General Assembly in Geneva in 1947 and and amended by the 22nd World Medical
Assembly, Sydney, Australia, August 1968 and the 35th World Medical Assembly, Venice, Italy, October
1983 and the 46th WMA General Assembly, Stockholm, Sweden, September 1994 and editorially revised
by the 170th WMA Council Session, Divonne-les-Bains, France, May 2005 and the 173rd WMA Council
Session, Divonne-les-Bains, France, May 2006 and amended by the 68th WMA General Assembly, Chi-
cago, United States, October 2017, adres: https://www.wma.net/policies-post/wma-declaration-of-geneva/.
It builds on the principles of the Hippocratic Oath, and is now known as its modern version, https://www.
wma.net/what-we-do/medical-ethics/declaration-of-geneva/ (data dostgpu: 11.3.2018 1.).
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poza kontekstem tradycyjnej relacji lekarz-pacjent mogloby powodowac istotne trud-
nos$ci, podwazajac uktad: profesjonalista (w tym wypadku lekarz) a osoba zwracajaca
si¢ o fachowa pomoc (czyli pacjent).

6. Powyzsze uwagi, zwlaszcza w perspektywie migdzynarodowej powinno si¢ tez
potaczy¢ z zakazem prowadzenia eksperymentow medycznych na cztowieku bez zgody
pacjenta, zawartym w Migdzynarodowym Pakcie Praw Obywatelskich i Politycznych
7 1966 1., Ze wzgledu na forme¢ paktu (umowa migdzynarodowa), norma ta ma cha-
rakter wigzacy. Zobowigzuje panstwa-strony umowy (w tym Polske) do przestrzegania
tego zakazu: ,,Nikt nie bedzie poddawany torturom ani okrutnemu, nieludzkiemu lub
ponizajacemu traktowaniu albo karaniu. W szczegoélnosci, nikt, bez swej swobodnie
wyrazonej zgody, nie bedzie poddawany doswiadczeniom medycznym lub naukowym”
(art. 7 MPPOIP). Istota tego zakazu jest niedopuszczalno$¢ ingerencji o charakterze
eksperymentalnym w braku zgody osoby zainteresowanej. Odnoszac to do kwestii te-
rapii eksperymentalnej, nalezy podkresli¢, ze cytowany przepis nie stoi na przeszko-
dzie tego rodzaju terapii, a jedynie warunkuje ja uprzednig dobrowolng i swiadoma
zgoda pacjenta. W kontekscie terapii eksperymentalnej wyraznie jednak nalezy stwier-
dzié, ze zgoda chorego jest tylko warunkiem wstepnym. Strong decyzyjna, w sensie
czy w ogole taka terapia moze mie¢ miejsce, jest lekarz. Zgoda pacjenta warunkuje
dopuszczalno$¢ tego rodzaju interwencji, ale bez zgody, udziatu i przekonania lekarza
nie wystarcza do przeprowadzenia terapii. W ten sposob ujawnia si¢ element paterna-
lizmu, ktory krytykowany jest w doktrynie jako godzacy w zasade autonomii pacjenta.
Wydaje si¢ jednak, ze autonomia tegoz gwarantowana jest bezwzglednym wymogiem
jego zgody, za$ chroniona wiedzg medyczng i do§wiadczeniem zawodowym oraz zy-
ciowym lekarza. Czyli powstaje swoista koniunkcja paternalizmu lekarza z autonomia
pacjenta. Dwie, na pierwszy rzut oka niedajace si¢ pogodzi¢ wartosci tacza si¢ w tera-
pii eksperymentalnej. Tym bardziej, ze zaufanie miedzy lekarzem i pacjentem nie jest
relacja automatyczng. To raczej cos, co obie strony muszg wypracowac, zdajac sobie
sprawe, ze bez wzajemnego zaufania lekarze nie moga leczy¢ pacjentow, a ci drudzy
czerpac tego, co najlepsze od lekarzy*!.

7. W poszukiwaniu migdzynarodowych ram prawnych terapii eksperymentalnej na-
lezy jeszcze odwotaé si¢ do Miedzynarodowych wytycznych etycznych dotyczacych
badan odnoszacych si¢ do zdrowia z udziatem ludzi (International Ethical Guidelines
Jfor Health-related Research Involving Humans)* przyjetych przez CIOMS (Council for
International Organizations of Medical Sciences — Rad¢ Mi¢dzynarodowych Organi-
zacji Nauk Medycznych) we wspotpracy ze Swiatowa Organizacja Zdrowia w 1982 1.,
a poprawianych i uzupetnianych jeszcze kilkakrotnie (1993, 2002, 2009), w ostatnig;j
wersji w 2016 r.**. Nazwa i forma tego dokumentu sugerujg, stusznie, jego etyczny,

“Dz.U.z 1977 r. Nr 38, poz. 167.

4 D.M. Turner-Warwick, Paternalism versus patient autonomy.

4 Pierwotnie zatytutowanych: International Ethical Guidelines for Biomedical Research Involving
Human Subjects, a po ostatniej rewizji przyjetych z korekta nazwy z: ,,badania biomedyczne” na ,,badania
zwigzane ze zdrowiem”.

4 International Ethical Guidelines for Health-related Research Involving Humans, Prepared by
the Council for International Organizations of Medical Sciences (CIOMS) in collaboration with the World
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a nie prawny charakter. Ze wzgledu jednak na udziat WHO (World Health Organiza-
tion) w przygotowaniu wytycznych mozna przyjac, ze rownoczesnie sg one przejawem
soft law. Najbardziej znamienna poprawka przyjeta w 2016 r. jest terminologia same-
go tytutu, w ktorej stowa ,,badania biomedyczne” zostaty zastapione sformutowaniem
,badania odnoszace si¢ do zdrowia” czy ,,badania zwigzane ze zdrowiem” (helath-re-
lated research). Zmiana ta nie jest przypadkowa i zostata nawet wyjasniona w pream-
bule do dokumentu w ten sposob, ze nowo wprowadzony termin odnosi si¢ do dziatan
majacych na celu rozwdj lub przyczynienie si¢ do uogoélnionej wiedzy na temat zdro-
wia w bardziej klasycznym krolestwie badan z udziatem ludzi, takich jak badania ob-
serwacyjne, badania kliniczne, biobankowanie oraz badania epidemiologiczne. Dajaca
si¢ uogolni¢ zas$ wiedza medyczna sktada si¢ z teorii, zasad, zwigzkéw lub nagroma-
dzenia informacji, na ktorych one si¢ opieraja w odniesieniu do zdrowia i moga by¢
potwierdzone przyjetymi metodami obserwacji i inferencji*.

W przedostatnim akapicie preambuty do wytycznych ich autorzy okreslaja za-
kres tego dokumentu przez formute ,te wytyczne adresowane sa do badan z udzia-
tem ludzi”®. Analiza tresci wytycznych prowadzi do wniosku, ze nie uwzgledniajg
one wprost terapii eksperymentalnej. Jednakze w jednym fragmencie odnosza si¢ do
procedury ,,compassionate use”*. Konkretnie w komentarzu do wytycznej Nr 6, obej-
mujacej zagadnienie troski o potrzeby zdrowotne uczestnikow badan (caring for par-
ticipants’ health needs). Sama wytyczna dotyczy opieki zdrowotnej nad uczestnikami
badan w trakcie ich trwania oraz po ich zakonczeniu. W szczegdlnosci jezeli metody
zastosowane podczas badan okazaty si¢ skuteczne, nalezy umozliwi¢ uczestnikom do-
step do nich. Komentarz za$ rozwija ten watek, wskazujac, w jaki sposob ten dostep
powinien by¢ zorganizowany (za pomocg badania rozszerzajacego lub compassionate
use). Przy czym zobowiazanie to uzaleznione jest od kilku czynnikoéw. Kategorycznosé
zobowigzania moze przyjmowac zroznicowang intensywno$¢: od koniecznosci zapew-
nienia dostepu do badanego produktu do ewentualnej mozliwosci. Skala uwzglednia
wplyw przeprowadzonego badania na stan zdrowia pacjenta oraz dostep/utrudniony
dostep/brak dostepu chorego do systemowej opieki zdrowotnej, a takze brak alterna-
tywnej metody leczenia o porownywalnych skutkach. Wszystkie jednak te dzialania,
jako wyjatkowe, musza szanowac zasade wymogu akceptacji nowych produktow lecz-
niczych i nowych metod leczniczych w stosowanej procedurze przez odpowiednie or-
gany i musza odbywac si¢ w kontekscie przedpozwoleniowej (pre-licensure) procedury
stosowania tak, aby nie ucierpiat na tym proces zdobywania pozwolenia na dopuszcze-
nie nowych produktéow leczniczych do rynku.

Health Organization (WHO), Geneva 2016, https://cioms.ch/wp-content/uploads/2017/01/WEB-CIOMS-
-EthicalGuidelines.pdf (data dostgpu: 11.3.2018 r.).

4 The term «health-related research» in these Guidelines refers to activities designed to develop
or contribute to generalizable health knowledge within the more classic realm of research with humans,
such as observational research, clinical trials, biobanking and epidemiological studies. Generalizable
health knowledge consists of theories, principles or relationships, or the accumulation of information
on which they are based related to health, which can be corroborated by accepted scientific methods of
observation and inference”.

4 These Guidelines address research involving humans”.

46 Konkretnie w komentarzu do wytycznej Nr 6, obejmujacej zagadnienie troski o potrzeby zdrowotne
uczestnikow badan (caring for participants’ health needs).
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Podsumowujac zatem tres¢ wytycznych CIOMS, nalezy stwierdzi¢, ze, podobnie
jak Deklaracja Helsinska, odnoszg si¢ one do badan biomedycznych z udziatem czto-
wieka inaczej nazywanych badaniami powiazanymi ze zdrowiem, wyznaczajac rygo-
rystyczne zasady ich prowadzenia. Jednoczes$nie przewidujg odstepstwo od tych regut
w przypadku konkretnej formy terapii eksperymentalnej w postaci extension study lub
compassionate use, rozumianych jako kontynuacja stosowania terapii obje¢tej protoko-
lem badania biomedycznego z udziatem cztowieka. Uzasadnieniem troski o potrzeby
zdrowotne uczestnikow badan sg dwie wazne zasady bioetyczne: zasada dobroczynno-
$ci, wymagajaca od naukowcow i sponsoréw ochrony zdrowia os6b bedacych podmio-
tem badan oraz zasada wzajemnosci, z ktorej wynika, ze udziat jednostek w badaniach
stanowi ogromna pomoc dedykowana badaczom (naukowcom) w ich prowadzeniu
oraz uzyskiwaniu cennych danych. W zamian za ten wktad w rozwoj nauki, badacze
powinni badanym zapewni¢ odpowiednig opieke, wiaczajac w to profilaktyke (komen-
tarz do wytycznej Nr 6).

8. Mozna zatem przyjac, ze prawo mi¢dzynarodowe nie reguluje wprost terapii
eksperymentalnej. Jednakze nie milczy catkowicie w tej kwestii. Co prawda opiera si¢
gtéwnie na zasadach o proweniencji etycznej i charakterze rekomendacji, ale swoje
podejscie do nowego rodzaju niesprawdzonego leczenia porzadkuje w sposob raczej
konsekwentny, spojny, jednolity. W ten sposéb wypetnia niejako warunek statej, trwa-
tej, powtarzalnej praktyki jako elementu ksztaltowania si¢ norm zwyczajowych. Przez
powszechng za$ akceptacje tych zasad w migdzynarodowym $rodowisku medycznym
i badawczym czyni, przynajmniej w pewnym stopniu, zado$¢ warunkowi opinio iu-
ris, czyli przekonania stosujacych je, ze ich zachowania oparte na tychze zasadach
sa elementem prawa. Ten tok wnioskowania potwierdzaja i rownoczes$nie podwaza-
ja (w pewnym stopniu) ustalenia dokonane w cytowanym juz w punkcie 5 opracowa-
niu dotyczacym etycznych aspektow terapii eksperymentalnej autorstwa H. Edgara
i E. Cruz-Cokea przygotowanym na zlecenie Migdzynarodowego Komitetu ds. Bio-
etyki (International Biotehics Committee, IBC) w 1996 r. Wynika z nich, ze, cho¢
w innych kwestiach bioetycznych, takich jak np. aborcja, eutanazja, wspomagana pro-
kreacja, nie osiagnigto jednolitego stanowiska, to w dziedzinie badan biomedycznych
z udziatem cztowieka taki powszechny konsensus istnieje i opiera si¢ na nastgpujacych
zasadach: wymogu zgody niezaleznej komisji bioetycznej, koniecznosci uzyskania
swiadomej zgody uczestnika z uwzglednieniem sytuacji 0sob szczegolnie narazonych
na wykorzystanie, z zastrzezeniem, ze ani wsrod rzadoéw, ani badaczy nie ma pewnosci
co do tego, ze te wlasnie zasady sa wlasciwe i ze sg efektywnie wdrazane. Stad pojawia
si¢ tez pytanie czy ten do$¢ watly konsensus moze by¢ podstawa dokonywania oceny,
kto i na jakich warunkach moze uzyska¢ dostep do terapii eksperymentalnej. W kon-
kluzjach cytowanego opracowania (niemajacego charakteru raportu, co podkreslono
we wstepie), autorzy przyjmujag znany juz wniosek, ze jakieckolwiek wyjatki od zasad
regulujacych prowadzenie biomedycznych badan z udzialem cztowieka, powinny by¢
scisle okreslone i uwarunkowane. W przeciwnym razie moga spowodowac odejscie od
(lub rozluznienie) shusznego, sprawdzonego i powszechnie akceptowanego kanonu za-
sad dotyczacych eksperymentowania w medycynie.
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