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W niniejszej broszurze omoéwiono leki przeznaczone dla ludzi, ktore zostaty dopuszczone do obrotu przez EMA w
catej Unii Europejskiej w procedurze centralnej. Ulotka nie zawiera informacji o lekach dopuszczonych do obrotu
w procedurach krajowych (w tym takze procedury zdecentralizowanej i procedury wzajemnego uznania) przez
krajowe organy ds. rejestracji lekdw w panstwach cztonkowskich UE.


https://www.ema.europa.eu/en/about-us/what-we-do/authorisation-medicines
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Dziatalnosc¢
badawczo-
rozwojowa

Kto prowadzi wstepne prace
badawcze dotyczace lekow?

Firmy farmaceutyczne i biotechnologiczne,

a takze lekarze i naukowcy badaja kazdego
roku dziesiagtki tysiecy substancji pod katem
mozliwosci zastosowania ich w leczeniu choréb.
Jedynie ich niewielka liczba okaze sie na tyle
obiecujaca, aby mozna bylo przeprowadzi¢
badania z udziatem pacjentow, a tylko w
przypadku drobnej czesci wyniki badan beda
tak dobre, ze leki te trafia na rynek.

Wstepne prace badawcze dotyczace lekow
prowadzone sg zwykle przez firmy farmaceutyczne

i biotechnologiczne - niektére duze koncerny
opracowujg wiele lekdw, natomiast inne sg matymi
firmami, ktére mogg prowadzi¢ badania nad najwyzej
jednym lub dwoma lekami.

Warto wiedzieé

Twércy innowacyjnych lekéw, we

wczesnej fazie prac rozwojowych,
mogg omawiac naukowe, prawne i rejestracyjne
aspekty zwigzane z lekami z przedstawicielami
Europejskiej Agencji Lekow (EMA) w ramach
dziatan grupy zadaniowej ds. innowacji (ang.
Innovation Task Force).

W 2018 r. do omdwienia na wczesnym etapie
prac trafito 9 sposrod 22 takich wnioskow
zgtoszonych przez grupy pracownikéw naukowych
uniwersytetéw lub naukowcow z osrodkéw
akademickich.

Badaniami zajmujq sie réwniez lekarze i naukowcy,
ktérzy w ramach wzajemnej wspdtpracy mogg
prowadzi¢ badania nad nowymi lekami albo nowymi
zastosowaniami starych lekow.

Kazdego roku badacze ci oceniajg ogromne

ilosci substancji w instytucjach panstwowych

lub prywatnych pod katem ich przydatnosci
terapeutycznej. Jednakze tylko niewielka czesé
badanych zwigzkéw okaze sie obiecujgca na tyle, by
przejs¢ do kolejnej fazy prac rozwojowych.

Na czym polegajq badania
potencjalnych nowych lekéw?

Potencjalne nowe leki bada sie najpierw

w laboratorium, a nastepnie na zdrowych
ochotnikach w badaniach prowadzonych z
udziatem ludzi, zwanych prébami klinicznymi.
Te badania pomagaja zrozumieé, jak dziataja
leki, oraz umozliwiaja ocene korzysci
zwigzanych z ich stosowaniem i ich dziataniami
niepozadanymi.

Inwestorzy ktdrzy zechcag przeprowadzi¢ badania
kliniczne w Unii Europejskiej, musza ztozy¢ wnioski
we wiasciwych organach krajowych w panstwach, w
ktorych zamierzajg te badania prowadzic.

EMA nie uczestniczy w procesie udzielania zezwolen
na prowadzenie badan klinicznych w UE; nalezy to do
obowigzkéw wiasciwych organéw krajowych.



https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/research-development/clinical-trials-human-medicines
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/research-development/innovation-medicines
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/research-development/innovation-medicines
https://www.ema.europa.eu/en/documents/annual-report/2018-annual-report-european-medicines-agency_en.pdf
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Jednak EMA, we wspdtpracy z panstwami do prowadzenia prac rozwojowych nad lekami
cztonkowskimi UE, petni kluczowg role w procesie stosowanymi w rzadkich chorobach. Jest to na
kontroli przestrzegania przez twércéw lekdw norm przyktad zmniejszenie optat za ustugi swiadczone
miedzynarodowych i europejskich. Niezaleznie od przez EMA w ramach doradztwa naukowego.

tego, czy badania prowadzone sq w UE, czy poza
Unig, podmioty przeprowadzajace te badania w

celu uzyskania pozwolenia na dopuszczenie danego
leku do obrotu w UE musza przestrzegac¢ surowych
regut. Reguty te, nazywane zasadami dobrej praktyki
klinicznej, dotyczg sposobu planowania badan a takze
rejestrowania i zgtaszania ich wynikéw. Wprowadzono
je po to, by mie¢ pewnos¢, ze badania te sg oparte
na solidnych podstawach naukowych i prowadzone sgq
w sposéb etyczny.

Przepisy prawa obowigzujace w UE zapewniajq
rowniez system zobowigzan, nagrod i zachet
motywujacych producentéw do prowadzenia prac
badawczo-rozwojowych nad lekami dla dzieci i

miodziezy.

Czy EMA moze miec¢ wptyw
na to, ktore leki powinny
by¢ oceniane w ramach prac
rozwojowych?

EMA nie moze zmuszac¢ firm do prowadzenia
badan nad konkretnymi lekami pod katem
zastosowania w okreslonych schorzeniach.
Moze jednak ogtosié¢, w jakich dziedzinach
istnieje zapotrzebowanie na nowe leki,

aby zachecic¢ zainteresowane podmioty

do prowadzenia prac badawczych w tych
obszarach.

EMA nie moze sponsorowac lekdéw, finansowac badan
nad konkretnymi lekami ani zmuszac¢ firm do badania
okreslonych lekéw lub metod leczenia pod katem
zastosowania w okreslonych schorzeniach. Jako organ
nadzorujacy procedury rejestracji lekow, EMA musi
zachowac¢ neutralne stanowisko i nie moze czerpac
zadnych finansowych ani innych korzysci w zwigzku

z jakimikolwiek lekami ocenianymi w ramach prac
rozwojowych.

Moze jednak ogtaszac i ogtasza, w jakich dziedzinach
istnieje zapotrzebowanie na nowe leki - na przykfad
nowe antybiotyki — aby zacheci¢ zainteresowane
podmioty do prowadzenia prac badawczych w tych
obszarach. Ponadto przepisy prawa obowigzujace w
UE zapewniajq srodki majace na celu zachecenie firm



https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/research-development/compliance/good-clinical-practice
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/research-development/compliance/good-clinical-practice
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/research-development/orphan-designation-research-development
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/research-development/orphan-designation-research-development
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/research-development/paediatric-medicines-research-development
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/research-development/paediatric-medicines-research-development
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Doradztwo
naukowe

Czym jest doradztwo
naukowe?

Tworcy lekdw musza wykazaé, ze lek, ktéory ma by¢
dopuszczony do obrotu, jest skuteczny, bezpieczny i
dobrej jakosci.

W fazie prac rozwojowych, twércy lekdw mogg
poprosi¢ EMA o wskazowki i wytyczne dotyczace
najlepszych metod i planéw badan pozwalajacych
zebrac wiarygodne informacje na temat skutecznosci
dziatania leku i bezpieczenistwa jego stosowania.
Nazywa sie to doradztwem naukowym.

Nastepnie, ubiegajac sie o wydanie pozwolenia na
dopuszczenie do obrotu, twdrca leku przedstawia EMA
wszystkie zebrane dane dotyczace tego leku. Agencja
ocenia te informacje i okresla, czy lek jest bezpieczny
i zapewni korzysci pacjentom.

Doradztwo naukowe:

» nie jest wstepng oceng korzysci i zagrozen
zwigzanych ze stosowaniem leku

» nie gwarantuje, ze dany lek uzyska
pozwolenie na dopuszczenie do obrotu

Dlaczego EMA zajmuje sie
doradztwem naukowym?

EMA zajmuje sie doradztwem naukowym, aby
wspierac¢ terminowe i solidne prace rozwojowe
nad skutecznymi i bezpiecznymi lekami
wysokiej jakosci, ktore przyniosa korzysc¢
pacjentom.

EMA zajmuje sie doradztwem naukowym, poniewaz:

» Istnieje wieksze prawdopodobienstwo, ze lepiej
zaplanowane badania pozwolg zebrac solidne i
petne dane umozliwiajgce wykazanie, czy lek dziata
i czy jest bezpieczny. Im szybciej bedzie mozna
wykazaé, ze nowy lek dziata i jest bezpieczny, tym
szybciej mozna go bedzie udostepni¢ pacjentom;

» Mozliwos¢ skorzystania z doradztwa oznacza,
ze pacjenci nie zostang pozbawieni dostepu
do skutecznych lekéw tylko dlatego, iz stabo
zaplanowane badania nie wykazaty, ze lek dziata i
jest bezpieczny;

Warto wiedzieé

Wedtug analizy przeprowadzonej w
2015 r., dwa sposrod trzech programow
prac rozwojowych, przedstawionych do

zaopiniowania w ramach doradztwa naukowego,
uznano za nieodpowiednie do dalszej oceny
korzysci i zagrozen zwigzanych ze stosowaniem
leku. Po wydaniu opinii naukowej 63% tych badan
zmodyfikowano, uwzgledniajqc lepsze sposoby
oceny skutecznosci leku lub odpowiedniejszy
produkt porownawczy.



http://www.nature.com/articles/nrd4621
http://www.nature.com/articles/nrd4621
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» Dzieki lepszym planom badan mozna unikna¢
udziatu pacjentéw w badaniach, ktére nie
dostarczg uzytecznego materiatu dowodowego;

» Efektywniejszy program prac rozwojowych
oznacza, ze ograniczona pula zasobow naukowych
wykorzystywana jest w najlepszy sposodb,
przynoszac korzys¢ pacjentom.

Doradztwo naukowe jest szczegdlnie pomocne dla
tworcow lekow, takich jak pewne grupy naukowcow
albo mikroprzedsiebiorstwa oraz mate i $rednie
przedsiebiorstwa (MSP), ktérzy majg ograniczony
zasob wiedzy na temat procedur rejestracji lekéw.
Doradztwo naukowe ma réwniez istotne znaczenie
w przypadku innowacyjnych lekéw i metod leczenia,
dla ktorych jeszcze nie opracowano wytycznych
naukowych albo ich liczba jest ograniczona.

Warto wiedzieé

Jesli wstepne wyniki badan lekow sg

obiecujgce, w przypadku schorzen, w
ktdrych nie ma zadowalajacych metod leczenia,
EMA zapewnia dodatkowe wsparcie regulacyjne,
w tym doradztwo naukowe na kluczowych
etapach realizacji prac rozwojowych, w ramach
inicjatywy PRIME (leki priorytetowe).

Dlaczego doradztwem
naukowym zajmujq sie
organy nadzorujgce procedury
rejestracji lekow?

Organy nadzorujace dysponujg wyjatkowg wiedzg i
doswiadczeniem, w zakresie wtasciwego prowadzenia
prac rozwojowych nad lekami, ktére zbieraty przez
lata oceniajac leki. Ich obowigzkiem jest dzielenie
sie tg wiedzg i promowanie efektywniejszych metody
prowadzenia prac rozwojowych nad lekami, aby
zapewni¢ korzys¢ pacjentom.

Czy EMA doradza w
jakikolwiek inny sposob?

Tak. EMA opracowuje wytyczne naukowe,
doradzajac twércom lekow, jak najlepiej
prowadzi¢ badania. Niemniej jednak,

musza one dotyczy¢ sytuacji ogélnych i nie
uwzgledniaja innowacyjnych, niestandardowych
rozwigzan, jakie wiasnie powstaja. Zatem
doradztwo naukowe stanowi uzupetnienie
istniejacych wytycznych i opiera sie na nich,

ale tez jest indywidualnie dopasowywane do
konkretnego przypadku i, ostatecznie, moze by¢
wykorzystane do aktualizacji lub stworzenia
nowych wytycznych.

Wytyczne zawierajg ogdlne wskazdéwki dotyczace
najlepszych planéw i metod prowadzenia badan w
ramach prac rozwojowych nad pewnymi rodzajami
lekow, takimi jak szczepionki lub antybiotyki, albo
leki na niektére choroby, takie jak nowotwory. Jednak
wytyczne odnoszg sie wytacznie do ogdlnych sytuaciji;
nie mogg uwzgledniaé¢ nowych i innowacyjnych
rozwigzan, ktore wiasnie sie pojawiaja. Ponadto prace
rozwojowe trwajq dtugo.

W zwigzku z tym, w uzupetnieniu do wytycznych,
przekazywane sg na zyczenie konkretne porady
naukowe dotyczace prac rozwojowych nad
poszczegdblnymi lekami. Porady te opierajg sie na
istniejgcych wytycznych naukowych, ale réwniez
dopasowywane sg indywidualnie do konkretnego leku
i grupy pacjentow, ktorzy majg by¢ nim leczeni.

Z kolei podczas opracowywania i aktualizacji
wytycznych, uwzgledniana jest wiedza i
doswiadczenie zdobyte w ramach doradztwa
naukowego oraz doswiadczenia zwigzane z oceng
lekdéw, a zwitaszcza lekdw innowacyjnych. Na
przyktad, gdy nowatorski punkt koncowy jest
zalecony w wielu ztozonych ostatnio wnioskach

o doradztwo naukowe, stosowne wytyczne sg
weryfikowane aby uwzgledni¢ w nich odnosnik do
tego nowego punktu koncowego.W ten sposdb
wiedza zdobyta w ramach doradztwa naukowego
przekazywana jest szerszej spotecznosci naukowej.



https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/research-development/prime-priority-medicines
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Warto wiedzieé

W 2018 r. okoto jednq trzeciq z 634
porad naukowych udzielono mikro,
matym oraz srednim przedsiebiorstwom, a

jedna czwarta dotyczyta lekow sierocych. Dzieki
obnizeniu optat, mikro, mate oraz srednie
przedsiebiorstwa bedace pomystodawcami duzej
liczby innowacyjnych lekéw moggq miec dostep do
doradztwa naukowego podczas prowadzenia prac
rozwojowych nad lekami.

Jak optacane sg ustugi
Swiadczone w ramach
doradztwa naukowego?

Whnioskodawcy wnoszg optate administracyjng za
doradztwo naukowe. Swiadczenie przez EMA ustug
w ramach doradztwa naukowego wymagane jest
przez przepisy prawa obowigzujacego w UE, ktore

okreslajg réwniez wysokos¢ optat administracyjnych

ponoszonych przez wnioskodawce.

W przypadku pewnych rodzajow lekow i niektérych
wnioskodawcow przystuguja znizki: znizka 75%
dla lekéw na rzadkie choroby, znanych jako leki

sieroce; znizka 90% dla mikro, matych oraz $rednich

przedsiebiorstw (MSP).

Jak przebiega doradztwo
naukowe?

W ramach doradztwa naukowego eksperci
odpowiadaja na szczegotowe pytania naukowe
zwiazane z pracami rozwojowymi nad
konkretnym lekiem.

Tworca leku przedstawia sposéb w jaki zamierza
prowadzi¢ prace rozwojowe nad lekiem, formutuje
pytania oraz podaje mozliwe rozwigzania. Nastepnie
EMA udziela porad dotyczacych propozycji
przedstawionych przez tworce leku. W ramach
doradztwa naukowego EMA nie ocenia wynikow
badan ani w zaden sposéb nie okresla, czy korzysci
zwigzane ze stosowaniem leku przewazajg nad
ryzykiem.

Pytania zadawane w ramach doradztwa naukowego
mogaq dotyczy¢:

» aspektow zwigzanych z jakoscig (wytwarzanie,
chemiczne, farmaceutyczne i biologiczne badania
leku);

» aspektow nieklinicznych (badan toksykologicznych
i farmakologicznych, ktére majg wykazac dziatanie
leku w warunkach laboratoryjnych);

» aspektow klinicznych (adekwatnosci badan u
pacjentow lub zdrowych ochotnikéw, wyboru
punktow koncowych, czyli najlepszego sposobu
miarodajnej oceny efektéw w badaniu, dziatan

Przyktadowe pytania zadawane w ramach doradztwa

naukowego:

» Czy pacjenci, ktdrzy majg by¢ wiaczeni do
badania, stanowig dostateczng reprezentacje

populacji, dla ktérej dany lek jest przeznaczony?

» Czy zaplanowane srodki stuzace do oceny
korzysci zwigzanych ze stosowaniem leku sq
wiasciwe i potwierdzone?

» Czy zaproponowany plan analizy wynikow jest
odpowiedni?

» Czy czas trwania badania jest dostatecznie dtugi,
a liczba wtaczonych pacjentéow wystarczajaca,
aby zapewnic niezbedne dane do oceny stosunku
korzysci do ryzyka?

» Czy lek jest pordwnywany z wtasciwym
zamiennikiem?

» Czy diugoterminowa obserwacja bezpieczenstwa
produktu zostata odpowiednio zaplanowana?



https://www.ema.europa.eu/en/documents/annual-report/2018-annual-report-european-medicines-agency_en.pdf

Od laboratorium do pacjenta — droga leku dopuszczonego do obrotu przez Europejskg Agencje Lekow (EMA)

prowadzonych po wprowadzeniu leku do obrotu, w
tym planéw zarzadzania ryzykiem);

» zagadnien metodologicznych (wykorzystanych
testow statystycznych, analizy danych,
modelowania i symulacji).

Kto uczestniczy w doradztwie
naukowym?

Kilkudziesieciu ekspertow z réznych dziedzin
nauki udziela odpowiedzi na zadawane pytania

W EMA za ocene wnioskéw o dopuszczenie do
obrotu odpowiedzialny jest Komitet ds. Produktow
Leczniczych Stosowanych u Ludzi (ang. Committee
for Medicinal Products for Human Use, (CHMP)).
Jednym z jego obowigzkdéw jest takze wspieranie
prac badawczo-rozwojowych poprzez zapewnienie
doradztwa naukowego. To zadanie jest przekazywane
przez CHMP Grupie do spraw Doradztwa Naukowego
(ang. Scientific Advice Working Party, (SAWP))

przy EMA. SAWP opracowuje odpowiedzi na pytania
zadane przez twércow lekéw, a nastepnie CHMP
oficjalnie je zatwierdza i wydaje ostateczna opinie.

W sktad SAWP wchodzi maksymalnie 36 cztonkdw,
ekspertow z organdw nadzorujacych procedury
rejestracji lekéw w panstwach catej Unii Europejskiej,
ze $rodowisk akademickich oraz z komitetéw EMA
ds. lekéw sierocych, terapii zaawansowanych, lekéw
dla dzieci oraz komitetu ds. oceny ryzyka w ramach
nadzoru nad bezpieczenstwem farmakoterapii.

Mniej wiecej jedna pigta cztonkdw tej grupy jest

Warto wiedzieé

W 2018 r. pacjenci uczestniczyli w
jednej na pie¢ procedur doradztwa
naukowego, a cztonkowie SAWP uznali, ze prawie
w kazdym przypadku (okoto 90%) pacjenci
wniesli dodatkowag wartos¢ do opinii naukowej.
Mniej wiecej w jednym przypadku na cztery,

w opinii naukowej zalecono modyfikacje planu
prac rozwojowych, aby uwzgledni¢ wskazdwki
pacjentow.

réwniez cztonkami CHMP. Ta wspolna przynaleznos¢
umozliwia wykorzystanie dtugoterminowej fachowej
i specjalistycznej wiedzy o danym leku, zebranej
podczas doradztwa naukowego, w pdzniejszej ocenie
wniosku o dopuszczenie do obrotu przez CHMP.

Cztonkowie SAWP dysponujg wiedzq specjalistyczng
z takich dziedzin, jak bezpieczenstwo niekliniczne,
farmakokinetyka, metodyka i statystyka, terapia
genowa i komoérkowa, a takze z obszaréw
terapeutycznych, w ktorych czesto istnieje
zapotrzebowanie na doradztwo naukowe, takich

jak kardiologia, onkologia, diabetologia, zaburzenia
neurodegeneracyjne i choroby zakazne.

Czy pacjenci uczestniczg w
doradztwie naukowym?

Pacjenci czesto uczestniczg w doradztwie naukowym.
Zapraszani sg aby podzieli¢ sie opinig z wtasnego
punktu widzenia i swoimi doswiadczeniami w
odniesieniu do zastosowania konkretnego leku w
chorobie, na ktérg cierpig. Dzieki temu tworcy lekow
i przedstawiciele organow nadzorujacych moga lepiej
zrozumiec jakie rozwigzanie bedzie najlepsze dla
danej grupy pacjentéw i co uwazajg oni za istotne.

Konsultacje mogq by¢ takze prowadzone z udziatem
ekspertow z zewnatrz, ktére dodatkowo wzbogacajg
wiedze specjalistyczng dostepng dla cztonkéow SAWP.

Warto wiedzieé

Zastosowanie sie do wskazowek
przekazanych w ramach doradztwa
naukowego zwieksza prawdopodobieristwo
uzyskania pozwolenia na dopuszczenie leku
do obrotu, ale go nie gwarantuje. W analizie
przeprowadzonej w 2015 r. wykazano, ze
wnioski o dopuszczenie do obrotu zaopiniowano
negatywnie w przypadku 15% firm, ktdre
zastosowaty sie do wskazéwek przekazanych
przez EMA w ramach doradztwa naukowego.
Dla poréwnania, liczba wszystkich odrzuconych
wnioskow to 25%.



http://www.nature.com/articles/nrd4621
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Czy wydanie opinii w ramach
doradztwa naukowego ma
wptyw na ocene leku przez
EMA?

Doradztwo naukowe i ocena korzysci oraz
zagrozen zwiazanych ze stosowaniem leku
maja odmienny charakter: doradztwo naukowe
polega na sprawdzeniu, jak nalezy prowadzic
badania leku, aby zgromadzi¢ solidny i
wiarygodny material dowodowy, natomiast
ocena leku podczas rozpatrywania wniosku

o dopuszczenie do obrotu dotyczy ustalenia
na podstawie rzeczywistych dowodow, czy
korzysci zwigzane ze stosowaniem leku
przewazaja nad ryzykiem, niezaleznie od
jakichkolwiek wydanych wczesniej opinii.

Kwestie poruszane w ramach doradztwa naukowego
i podczas oceny leku réznig sie zasadniczo: w
przypadku doradztwa naukowego pytania dotyczg
najlepszych metod przeprowadzania testow i badan
leku; w czasie oceny leku CHMP analizuje wyniki
tych badan i na ich podstawie ustala, czy korzysci
zwigzane ze stosowaniem leku przewazajq nad
ryzykiem i w zwigzku z tym, czy lek mozna dopusci¢
do obrotu z przeznaczeniem do stosowania u
pacjentow.

Doradztwo naukowe powinno utatwic i przyspieszy¢
ocene leku, poniewaz zebrany materiat dowodowy
bedzie z duzym prawdopodobienstwem
wiarygodniejszy, bardziej odpowiedni i kompletny.
Nie wptywa to jednak na rygorystyczng ocene
skutecznosci i bezpieczenstwa stosowania leku
przez organy nadzorujgce ani nie oznacza, ze lek
ten automatycznie uzyska pozytywng ocene. Lepszy
materiat dowodowy utatwia okreslenie stosunku
korzysci do ryzyka, ale niekoniecznie musi oznaczac,
iz lek zostanie dopuszczony do obrotu - przeciwnie,
moze wyrazniej wykazac jego szkodliwos¢ lub brak
skutecznoséci. W praktyce oznacza to, iz tworcy
lekow, ktorzy poprosili o doradztwo naukowe, i
zastosowali sie do przekazanych wskazowek, i tak
mogg nie uzyskac pozwolenia na dopuszczenie

do obrotu. I odwrotnie - tworcy lekow, ktorzy nie
skorzystali z porad, i tak mogg uzyskac pozwolenie
na dopuszczenie do obrotu.

Chociaz zakres tych procedur jest inny,
diugoterminowa fachowa i specjalistyczna wiedza
o danym leku, gromadzona w ramach doradztwa
naukowego, przyda sie do jego lepszego poznania
i bedzie uzyteczna podczas oceny wniosku o
dopuszczenie do obrotu.

W obydwu procedurach decyzje podejmowane sg
wspdlnie na postawie szczegdtowych dyskusiji i
konsultacji. Zaden cztonek SAWP lub CHMP nie moze
indywidualnie narzuci¢ konkretnej decyzji - decyzja
musi by¢ uzgodniona przez wiekszos¢.

Jakie informacje dotyczace
wynikéw doradztwa
naukowego publikuje EMA?

W fazie prac rozwojowych i w fazie oceny dokfadne
porady przekazane firmie nie sg podawane do
publicznej wiadomosci, poniewaz ich ujawnienie na
tym etapie moze zniweczy¢ wysitek wtozony w prace
badawczo-rozwojowe i zniecheci¢ do badan nad
nowymi lekami.

Informacje sg jednak udostepniane jak tylko lek
otrzyma pozwolenie na dopuszczenie do obrotu.

W czerwcu 2018 r. EMA zaczeta publikowac¢
doktadniejsze informacje, dotyczace korzystania z
doradztwa naukowego podczas prac rozwojowych nad
lekami, zawarte w sprawozdaniu oceniajgcym leki,
ktére uzyskaty wsparcie w ramach programu PRIME
Europejskiej Agencji Lekdw (tj. leki na schorzenia, w
ktérych nie ma zadowalajgcych metod leczenia, ale
wstepne wyniki ich oceny okazaty sie obiecujace).
Inicjatywa PRIME ta objeta wszystkie leki, dla ktorych
sprawozdania oceniajgce ukonczono po 1 stycznia
2019 r.

W szczegdlnosci na poczatku sprawozdania
oceniajacego zamieszczane jest podsumowanie
pytan zadanych przez tworce leku, a w stosownych
punktach sprawozdania mozna znalez¢ najwazniejsze
elementy przekazanej opinii. Dodatkowo
sprawozdanie zawiera informacje dotyczace
zastosowania sie firmy do wskazéwek zawartych w
tej opinii.
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Sprawozdania oceniajace leki publikowane sg
na stronie internetowej EMA jak tylko Komisja
Europejska wyda ostateczng decyzje w sprawie
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu.

Poza tym na zyczenie udostepniona moze by¢ petna
opinia.

Doradztwo naukowe stanowi jedno z podstawowych
zrédet informacji wykorzystywanych do aktualizacji
wytycznych naukowych przez EMA, dotyczacych prac
rozwojowych nad lekami. Wytyczne dla konkretnych
choréb sa regularnie aktualizowane z uwzglednieniem
wiedzy i doswiadczen zdobytych podczas doradztwa
naukowego i procesu oceny lekéw. W ten sposob
wyniki doradztwa naukowego stajg sie dostepne dla
wszystkich.

Jakie kroki sg podejmowane,
aby zagwarantowac
niezaleznosc¢ ekspertéw

w procesie doradztwa
naukowego?

EMA sprawdza deklaracje o braku konfliktu
interesow skiadang przez kazdego eksperta
zanim dopusci go do procesu doradztwa
naukowego. Jesli uzna, ze jakiekolwiek interesy
moga mie¢ wptyw na jego bezstronnos¢,
zastosuje stosowne ograniczenia.

EMA wprowadzita w zycie zasady postepowania w

przypadku stwierdzenia sprzecznych intereséw w

celu ograniczenia udziatu w pracach Agencji cztonkéw
komitetow, ekspertdw i pracownikéw, ktérych interesy
moga by¢ sprzeczne, zachowujac jednoczesnie
mozliwo$¢ korzystania z najlepszej dostepnej wiedzy
specjalistycznej.

Cztonkowie SAWP i wszyscy pozostali eksperci
sktadajq deklaracje o braku konfliktu intereséw zanim
wezma udziat w jakichkolwiek pracach dla EMA.

Agencja przypisuje poziom ryzyka kazdej deklaracji
w zaleznosci od tego, czy dany ekspert czerpie
jakiekolwiek bezposrednie lub posrednie korzysci
(finansowe albo innego rodzaju), ktére mogtyby miec
wptyw na jego bezstronnosé. Przed rozpoczeciem
nowej procedury z zakresu doradztwa naukowego
EMA sprawdza ztozong przez kazdego cztonka

lub eksperta deklaracje i w razie stwierdzenia
sprzecznych intereséw ogranicza prawa danego
cztonka lub eksperta.

Ograniczenia te dotycza zakazu uczestniczenia w
dyskusji na konkretny temat lub wykluczenia z
gtosowania nad tym zagadnieniem.



http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/about_us/document_listing/document_listing_000178.jsp&mid=WC0b01ac0580029338
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Doradztwo naukowe - szczegdty procesu

Dwoch ekspertéw, wspieranych przez niezalezne zespoty, przeprowadza oddzielne oceny; czesto o konsultacje
proszeni sg rowniez dodatkowi eksperci i strony zainteresowane.

Tworca leku, ktéry chce ubiegac sie o doradztwo naukowe, musi najpierw powiadomi¢ EMA i
przestac krotkie streszczenie zatozen dotyczacych realizowanego projektu. Mozna zorganizowac tez
spotkanie, zwtaszcza w przypadku lekéw ztozonych lub dla podmiotéw, ktdre po raz pierwszy
korzystajg z doradztwa naukowego.

Nastepnie tworca leku wysyta liste konkretnych pytan naukowych i proponowanych odpowiedzi.
EMA ustala, czy sg to uzasadnione pytania dla doradztwa naukowego.

Dla kazdej zatwierdzonej procedury z zakresu doradztwa naukowego (lub procedury ,pomocy w
przygotowaniu protokotu” w przypadku lekdw sierocych) wyznacza sie doch cztonkéw SAWP,
dysponujacych gruntowng wiedzg specjalistyczng pozwalajaca na rozpatrzenie tych pytan, jako
koordynatorow.

Kazdy koordynator powotuje zespot oceniajacy, zapraszajac do niego biegtych ze swojej agencji
krajowej lub z innych agencji UE. Kazdy zespot przygotowuje raport dotyczacy rozpatrywanych
pytan naukowych; sporzadza liste zagadnien do omoéwienia ze wszystkimi pozostatymi cztonkami
SAWP i moze poprosi¢ wnioskodawce o wszelkie dodatkowe dokumenty lub wyjasnienia.

Jesli SAWP zechce omowic konkretne kwestie z twoércg leku, zorganizuje spotkanie, zwtaszcza gdy
nie zgadza sie z zaproponowanym planem i proponuje inne plany prac rozwojowych.

SAWP konsultuje sie z odpowiednimi komitetami EMA (np. z Komitetem ds. Terapii Zaawansowanych
(Committee for Advanced Therapies - CAT)) lub Komitetem ds. Lekéw Sierocych (Committee for
Orphan Medicinal Products, (COMP)) oraz z naukowymi grupami roboczymi. Dodatkowi eksperci
zewnetrzni mogg by¢ takze poproszeni o konsultacje, ktére dodatkowo wzbogacaja specjalistyczng
wiedze dostepng dla cztonkéow SAWP.

Czesto przeprowadza sie takze konsultacje z pacjentami. Jesli EMA podejmie decyzje o udzieleniu
tworcy leku odpowiedzi na pismie, pacjenci proszeni sg o uwagi i komentarz; jesli EMA zdecyduje
sie spotkac z tworcg leku, na spotkanie zaprasza sie réwniez pacjentow.

SAWP formutuje odpowiedz na zadane pytania naukowe. Ostateczna opinia jest omawiana i
zatwierdzana przez CHMP, a nastepnie wysytana do twdrcy leku.
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Co sie dzieje przed
rozpoczeciem oceny leku?

Na kilka miesiecy przed rozpoczeciem oceny,
EMA przekazuje wytyczne twércom lekéw,
aby miec¢ pewnos$¢, ze ich wnioski o wydanie
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu sa
zgodne z prawem i wymogami regulacyjnymi
oraz aby unikna¢ niepotrzebnych opé6znien.

Zeby uzyskaé pozwolenie na dopuszczenie do obrotu,
tworcy lekow muszg przedstawié okreslone dane
dotyczace ich leku. Nastepnie EMA przeprowadza
gruntowng ocene tych danych, aby médc podjaé
decyzje, czy dany lek jest dobrej jakosci, bezpieczny
i skuteczny, a wiec odpowiedni do stosowania u
pacjentow.

EMA przekazuje firmom wytyczne na temat rodzaju
informacji, jakie nalezy uwzgledni¢ we wniosku o
dopuszczenie do obrotu.

Na okoto 6-7 miesiecy przed ztozeniem wniosku,
tworcy leku mogg spotkac sie z przedstawicielami
EMA aby upewnic sie, ze ich wniosek jest zgodny

z prawem i wymogami regulacyjnymi. W praktyce
oznacza to, ze wniosek uwzglednia wszystkie
rozmaite aspekty wymagane przez prawodawstwo UE
i wykazuje, iz lek dziata zgodnie z przeznaczeniem.

W tych spotkaniach uczestniczy szereg oséb z EMA,
ktore s odpowiedzialne za rézne kwestie, takie jak
jakos$¢, bezpieczenstwo i skutecznos¢, zarzadzanie
ryzykiem lub aspekty dotyczace stosowania u dzieci
i mtodziezy. Osoby te bedg zajmowac sie wnioskiem
przez caty czas trwania oceny.

EMA zacheca tworcow lekow do ubiegania sie

0 organizacje takich spotkan przed ztozeniem
wniosku, poniewaz majg one na celu poprawe jakosci
wnioskéw i unikniecie niepotrzebnych opoznien.

Kto ponosi koszty oceny
leku?

Prawodawstwo europejskie wymaga, aby firmy
farmaceutyczne partycypowaly w kosztach
regulacji produktéw leczniczych. Jako ze

firmy bedq czerpaty dochody ze sprzedazy

lekéw, dlatego sprawiedliwe jest, aby ponosity
wiekszos¢ kosztow zwigzanych z ich regulacja.

To oznacza, ze podatnicy w UE nie muszg
pokrywac wszystkich kosztow zwigzanych z
zagwarantowaniem bezpieczenstwa i skutecznosci
lekow.

Firmy wnoszg z gory optate administracyjna,
zanim EMA rozpocznie ocene. Opfata
administracyjna dotyczaca kazdej procedury jest
okreslona w prawodawstwie UE.
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Jakie informacje nalezy podac
we wniosku o dopuszczenie do
obrotu?

Dane przedstawione przez tworcow lekéw

we wnioskach o dopuszczenie do obrotu
musza by¢ zgodne z przepisami prawa UE.
Musza zawieraé szereg informacji, w tym
sposob wytwarzania leku, wyniki jego oceny
w badaniach laboratoryjnych, dziatania
korzystne i niepozadane obserwowane u
pacjentéw oraz metody zarzadzania ryzykiem,
a takze proponowane materiaty informacyjne
przeznaczone dla pacjentow i lekarzy.

Dane zawarte we wniosku o dopuszczenie do obrotu
muszg uwzglednia¢ informacje dotyczace:

» grupy pacjentéw, w leczeniu ktérych ma by¢
stosowany dany lek oraz tego, czy istniejq
niezaspokojone potrzeby medyczne, ktore spetni
dany lek;

» jakosci leku, w tym jego wiasciwosci chemicznych
i fizycznych, takich jak trwatos¢, czystosé i
aktywnos¢ biologiczna;

» zgodnosci z miedzynarodowymi wymogami
dotyczacymi analiz laboratoryjnych, wytwarzania
lekow i prowadzenia badan klinicznych (zasady
,dobrej praktyki laboratoryjnej”, ,dobrej praktyki
klinicznej” i ,dobrej praktyki wytwarzania”);

» mechanizmu dziatania leku ocenianego w
badaniach laboratoryjnych;

» dystrybucji i eliminacji leku w organizmie;

» korzysci obserwowanych u pacjentéw dla ktérych
dany lek jest przeznaczony;

» niepozadanych dziatan leku obserwowanych u
pacjentow, w tym takze w szczegdlnych grupach
pacjentow, takich jak dzieci i mtodziez lub osoby w
podesztym wieku;

» sposobu zarzadzania ryzykiem i monitorowania
ryzyka po dopuszczeniu leku do obrotu;

» informacji, ktore majg by¢ zbierane w badaniach
kontrolnych po dopuszczeniu leku do obrotu.

Informacje na temat wszelkich mozliwych
(znanych lub potencjalnych) zagrozen zwigzanych
z bezpieczenstwem stosowania leku, sposoby
zarzadzania ryzykiem i monitorowania ryzyka po
dopuszczeniu leku do obrotu oraz informacje, ktére
majq by¢ zbierane w badaniach kontrolnych po
dopuszczeniu do obrotu opisano szczegdtowo w
dokumencie zwanym , planem zarzadzania ryzykiem”
(ang. Risk Management Plan, (RMP)). RMP jest
oceniany przez Komitet ds. bezpieczenstwa EMA,
PRAC, aby upewnic sie, ze jest odpowiedni.

Informacje, ktdre majg by¢ przekazane pacjentom

i pracownikom stuzby zdrowia (tj. Charakterystyka
Produktu Leczniczego (ChPL), oznakowanie produktu
leczniczego i ulotka informacyjna), musza by¢ takze
dostarczone przez tworce leku, a CHMP musi je
zweryfikowac i zatwierdzic.

Skad pochodzg te dane?

Wiekszo$¢ dowodow zebranych podczas prac
rozwojowych nad lekiem pochodzi z badan
finansowanych przez twérce leku. Wszelkie inne
dostepne dane (na przyktad z badan opisanych
w publikacjach medycznych) takze musza byc¢
przedifozone przez wnioskodawce i ocenione.

Badania przedstawione na poparcie wniosku

0 pozwolenie na dopuszczenie danego leku do

obrotu musza przestrzegac surowych zasad i

byc prowadzone w kontrolowanych warunkach.
Miedzynarodowe standardy nazywane zasadami
dobrej praktyki klinicznej dotyczq sporzadzania planu
badania oraz rejestrowania i zgtaszania jego wynikow
w sposob gwarantujacy, ze te badania sg oparte

na solidnych podstawach naukowych i prowadzone

W sposob etyczny. Materiat dowodowy konieczny

do ustalenia korzysci i zagrozen zwigzanych ze
stosowaniem leku okreslony jest w przepisach prawa
UE, ktérych muszg przestrzegac tworcy lekow. EMA
moze zazadac przeprowadzenia kontroli w celu
sprawdzenia czy te standardy zostaty spetnione.
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EMA wspiera prowadzenie badan wysokiej

jakosci poprzez takie inicjatywy jak warsztaty
Enpr-EMA i ENCePP, ktore pozwalajg potaczyc

wiedze specjalistyczng z niezaleznych osrodkdéw
akademickich w catej Europie. Dzieki tym inicjatywom
materiat dowodowy dostarczony przez tworcow

lekdw mozna uzupetnié¢, czerpigc z dodatkowych
zrédet, zwtaszcza w kontekscie nieustannego
monitorowania bezpieczenstwa stosowania leku po
jego dopuszczeniu do obrotu.

Jaka jest gtéwna zasada
stanowigca podstawe oceny
leku?

Glowna zasadq stanowiacq podstawe oceny
leku jest rownowaga miedzy korzys$ciami i
zagrozeniami zwigzanymi z jego stosowaniem.
Lek mozna dopusci¢ do obrotu jedynie
wowczas, gdy korzysci wynikajace z jego
stosowania przewyzszaja ryzyko.

Stosowanie wszystkich lekéw wigze sie z korzyscia,
ale takze z ryzykiem. Oceniajac zebrany materiat
dotyczacy leku, EMA ustala, czy korzysci z jego
stosowania przewazajq nad ryzykiem w grupie
pacjentow, dla ktérych ten lek jest przeznaczony.

Warto wiedzieé

W niektdrych przypadkach, na przyktad
gdy dany lek ma by¢ stosowany w

leczeniu zagrazajacej zyciu choroby, w ktorej

nie ma zadowalajgcych metod leczenia, albo

w_chorobie bardzo rzadkiej, EMA moze zalecic¢

przyznanie pozwolenia na dopuszczenie do obrotu
na podstawie mniej petnego lub ograniczonego
materiatu dowodowego pod warunkiem, ze

w pozniejszym okresie dostarczone zostang
dodatkowe dane.

Tak jak w przypadku wszystkich pozwolen na
dopuszczenie do obrotu, wciaz nalezy wykazac,
ze korzysci zwigzane ze stosowaniem leku
przewyzszajq ryzyko.

Ponadto, z uwagi na to, ze w chwili przyznania
pierwszego pozwolenia na dopuszczenie do obrotu
nie wszystko wiadomo o bezpieczenstwie stosowania
leku, sposdb w jaki ryzyko bedzie

minimalizowane, a takze metody zarzadzania
ryzykiem i jego monitorowania po udostepnieniu
leku do powszechnego uzytku rowniez stanowig
integralng czes¢ oceny i s uzgadnianie w momencie
dopuszczenia leku do obrotu.

Chociaz lek jest dopuszczany do obrotu na podstawie
ogdlnie pozytywnego stosunku korzysci do ryzyka w
okreslonej populacji, kazdy pacjent jest inny i zanim
lek zostanie zastosowany, lekarze oraz ich pacjenci
powinni oceni¢, w oparciu o dostepne informacje na
temat leku i szczegdlnej sytuacji pacjenta, czy jest to
odpowiedni wybdr w danym przypadku.

Kto zajmuje sie oceng
wnioskow o wydanie
pozwolenia na dopuszczenie
do obrotu?

Whnioski ocenia komitet zlozony z ekspertow
(CHMP). Kazdy z jego cztonkéw jest wspierany
przez zespot biegtych.

Komitet ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych

u Ludzi (ang. Committee for Medicinal Products
for Human Use, (CHMP)) przy EMA ocenia wnioski

ztozone przez twércow lekdw i zaleca, czy dany lek
powinien zosta¢ dopuszczony do obrotu, czy nie. W
skfad tego komitetu wchodzi po jednym cztonku i
jego zmienniku z kazdego panstwa cztonkowskiego
UE oraz z Islandii i Norwegii. Komitet sktada sie
dodatkowo z maksymalnie pieciu ekspertéow z UE
w odpowiednich dziedzinach, takich jak statystyka
i jakosc¢ lekdw; ekspertdow tych mianuje Komisja
Europejska.

Podczas przeprowadzania oceny kazdy z czionkéw
CHMP jest wspierany przez zespoét biegtych w
agencjach krajowych, ktorzy dysponujg wiedzg,
specjalistyczng i rozpatrujg rézne aspekty zwigzane
z lekiem, takie jak bezpieczenstwo jego stosowania,
jakos¢ i sposdb dziatania.
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W czasie oceny CHMP wspotpracuje réwniez z innymi
komitetami EMA: CAT, ktéry prowadzi ocene lekéw
stosowanych w terapii zaawansowanej (terapia
genowa, inzynieria tkankowa i terapia komadrkowa);
PRAC zajmujacy sie aspektami zwigzanymi z
bezpieczenstwem stosowania leku i zarzadzeniem
ryzykiem; PDCO zajmujacy sie aspektami zwigzanymi
ze stosowaniem lekdw u dzieci; oraz COMP zajmujacy
sie lekami wskazanymi jako leki sieroce.

Na czym polega praca CHMP?

Proces oceny CHMP opiera sie na weryfikacji
danych przez wszystkich recenzentow i
podejmowaniu wspdlnych decyzji przez caly
komitet.

Do prowadzenia procesu oceny kazdego wniosku
dotyczacego nowego leku wyznaczanych jest

dwoch cztonkéw komitetu z réoznych panstw,
znanych jako sprawozdawca i wspétsprawozdawca
(w przypadku lekéw generycznych wyznaczany

jest tylko jeden sprawozdawca). Wyznacza sie ich
zgodnie z obiektywnymi kryteriami, aby jak najlepiej
wykorzysta¢ wiedze specjalistyczng dostepng w UE.

Zadaniem sprawozdawcy i wspoétsprawozdawcy jest
przeprowadzenie naukowej oceny leku w sposdb
niezalezny od siebie. Kazdy z nich formuje zespot
oceniajacy ztozony z biegtych z agencji krajowej w
panstwie, z ktérego pochodzg, a czasami tez z innych
agencji krajowych.

Kazdy zespo6t w sprawozdaniach oceniajacych
przedstawia w skrécie dane z wniosku, wtasng opinie
na temat dziatania leku oraz spostrzezenia dotyczace
watpliwosci i ograniczen zwigzanych z przedtozonymi
danymi. Formutujg rdwniez pytania, na ktoére

ma odpowiedzie¢ wnioskodawca. W tych dwdch
oddzielnych procedurach oceny bierze sie pod uwage
wymogi regulacyjne, odpowiednie wytyczne naukowe
i doswiadczenie w ocenie podobnych lekdw.

Oprocz sprawozdawcy i wspotsprawozdawcy
CHMP wyznacza takze jednego lub wieksza liczbe
recenzentéw sposrdd cztonkéw CHMP . Majg oni
przygladac sie, w jaki sposéb przeprowadzana jest
ocena i upewnic sie, ze argumenty naukowe sg
rzetelne, przejrzyste i solidne.

Wszyscy cztonkowie CHMP réwniez aktywnie
uczestniczg w procesie oceny w dyskusjach z
kolegami i ekspertami ze swoich agencji krajowych.
Weryfikujg oceny sprawozdawcow, wnosza uwagi

i formutujg dodatkowe pytania skierowane do
whnioskodawcy. Nastepnie wyniki wstepnej oceny i
uwagi recenzentow oraz innych cztonkéw komitetu sq
omawiane w czasie posiedzen plenarnych CHMP.

W wyniku tych dyskusji i w miare udostepniania
nowych informacji dostarczanych przez dodatkowych
ekspertéow lub zawartych w wyjasnieniach
przedstawianych przez wnioskodawce w trakcie
procesu oceny, argumenty naukowe sg jasniej
okreslane tak aby wydac zalecenia koncowe
stanowigce wynik analizy danych i opinie komitetu na
ich temat. Czasami moze to oznacza¢, iz na przyktad
poglady komitetu na temat korzysci i zagrozen
zwigzanych ze stosowaniem leku moga ulec zmianie
w trakcie oceny i rézni¢ od wynikéw wstepnej oceny
przeprowadzonej przez sprawozdawcow.

Czy CHMP moze zazadac
dostarczenia wiekszej ilosci
informacji podczas oceny
leku?

W czasie oceny CHMP zadaje pytania dotyczace
materiatu dowodowego zawartego we wniosku i prosi
whnioskodawce o wyjasnienia lub dodatkowe analizy
w celu rozwiania wszelkich watpliwosci. Odpowiedzi
nalezy dostarczy¢ w uzgodnionym terminie.

CHMP moze zgtosi¢ zastrzezenia lub obawy
dotyczace dowolnego aspektu zwigzanego z lekiem.
Powazne zastrzezenia, jesli nie zostang wyjasnione,
uniemozliwiajg dopuszczenie leku do obrotu.

Powazne zastrzezenia mogga, na przyktad, dotyczyc
sposobu badania leku, procesu jego wytwarzania

lub dziatan obserwowanych u pacjentéw, takich jak
poziom korzysci albo skala dziatan niepozadanych.
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Na czyjej wiedzy fachowej
moze dodatkowo oprzec sie
CHMP?

W celu wzbogacenia dyskusji, w czasie oceny
o konsultacje czesto proszeni sq eksperci
dysponujacy specjalistyczng wiedza naukowa
lub do$wiadczeniem klinicznym.

W kazdym momencie oceny, CHMP moze powotac
dodatkowych ekspertéw, proszac o udzielenie porady
w sprawie konkretnych aspektow, jakie pojawity sie
podczas procesu.

CHMP moze poprosi¢ o wsparcie i udzielenie
odpowiedzi na pytania grupy robocze, ktérych
cztonkowie dysponujg wiedzg fachowg w okreslonej
dziedzinie, np. biostatystyce, lub z konkretnego
obszaru terapeutycznego, np. onkologii. Cztonkowie
grup roboczych EMA posiadaja obszerng wiedze

na temat najnowszych osiagnie¢ naukowych w ich
specjalnosci.

Komitet moze takze powotac ekspertow z zewnatrz w
ramach naukowych grup doradczych lub utworzonych
doraznie grup ekspertéw. Grupy te ztozone z
pracownikéw stuzby zdrowia i pacjentéw proszone

sg o0 odpowiedz na okreslone pytania dotyczace
mozliwosci zastosowania i wartosci danego leku w
praktyce klinicznej.

Warto wiedzieé

Eksperci z zewngtrz proszeni sq o

konsultacje w przypadku okoto 1/4
ocen dotyczacych nowych lekéw (pomijajac leki
generyczne).

Warto wiedzieé

EMA regularnie wymienia opinie w

sprawie trwajacych proceséw oceny
lekéw z innymi organami regulacyjnymi, takimi
Jjak FDA w Stanach Zjednoczonych, Health
Canada i urzedy w Japonii. Dyskusje te mogg
dotyczy¢, na przyktad, aspektow klinicznych i
statystycznych, strategii zarzadzania ryzykiem
oraz badan, jakie nalezy przeprowadzi¢ po
dopuszczeniu leku do obrotu.

Na czym polega udziat
pacjentow i pracownikow
stuzby zdrowia?

Pacjenci i pracownicy stuzby zdrowia maja
praktyczny wglad w omawiane kwestie.
Dlatego prowadzone sa konsultacje z nimi jako
ekspertami, ktdrzy sa w stanie ocenic, czy dany
lek moze zaspokoic ich potrzeby.

Pacjenci i pracownicy stuzby zdrowia zapraszani

sq jako eksperci do naukowych grup doradczych

lub powotanych doraznie grup ekspertéw. Pacjenci
uczestnicza w dyskusjach, na przykfad przedstawiajac
swoje doswiadczenia zwigzane z chorobg, wtasne
potrzeby i ryzyko, jakie mogliby zaakceptowac biorac
pod uwage spodziewane korzysci z leku. Pracownicy
stuzby zdrowia mogg doradzac¢ w kwestii grup
pacjentow, ktorych potrzeby sg niezaspokojone, albo
mozliwosci wykorzystania zaproponowanych srodkow
majacych na celu minimalizacje ryzyka zwigzanego
ze stosowaniem leku w praktyce klinicznej.

Poza tym poszczegdlni pacjenci mogg byc¢ zapraszani
na posiedzenia plenarne CHMP osobiscie lub

jako uczestnicy telekonferencji, albo proszeni o
konsultacje na pismie (na stronie internetowej EMA

mozna znalez¢ wyniki programu pilotazowego).
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Warto wiedzieé

W 2018 r. pacjenci i pracownicy stuzby

zdrowia uczestniczyli w ocenie mniej
wiecej jednego na cztery nowe leki (pomijajgc
leki generyczne).

W jaki sposdb gwarantowana
jest niezaleznosc¢ ekspertow?

Niezaleznos¢ jest zagwarantowana przez
wysoki poziom przejrzystosci oraz mozliwosc¢
natozenia ograniczen w przypadku stwierdzenia
konfliktu interesow ktory moze wptynac na
bezstronnosé.

EMA wprowadzita w zycie zasady postepowania w
przypadku stwierdzenia sprzecznych intereséw w celu
ograniczenia udziatu w pracach Agencji cztonkdw,
ekspertow i pracownikdw, ktorych interesy moga by¢
sprzeczne, przy jednoczesnym zachowaniu mozliwosci
dostepu do najlepszej wiedzy specjalistycznej.

Cztonkowie i eksperci komitetow oraz grup roboczych
i naukowych grup doradczych lub powotanych
doraznie grup eksperckich sktadajg deklaracje o
braku konfliktu intereséw zanim wezma udziat w
jakichkolwiek pracach EMA.

Kazdej takiej deklaracji Agencja przypisuje poziom
ryzyka w zaleznosci od tego, czy dany ekspert czerpie
jakiekolwiek bezposrednie lub posrednie korzysci
(finansowe albo innego rodzaju), ktére mogtyby mieé
wptyw na jego bezstronnos¢. Przed dopuszczeniem
do udziatu w okreslonych procedurach EMA sprawdza
deklaracje o braku konfliktu intereséw. W razie
stwierdzenia sprzecznych interesdw ogranicza prawa
danego cztonka lub eksperta.

Ograniczenia te dotycza zakazu uczestniczenia w
dyskusji na konkretny temat lub wykluczenia z
gtosowania nad tym zagadnieniem. Deklaracje o
braku konfliktu interesow sktadane przez cztonkow

i ekspertéw oraz informacje dotyczace ograniczen
naktadanych w czasie posiedzen naukowych komitetu
sq dostepne dla ogo6tu spoteczenstwa w protokotach z
posiedzen.

Warto wiedzieé

Deklaracje o braku konfliktu interesow
sktadane przez wszystkich ekspertow,

wigcznie z pacjentami i pracownikami stuzby
zdrowia, ktorzy uczestnicza w pracach EMA sg
publikowane na stronie internetowej EMA. EMA
publikuje takze roczne sprawozdania dotyczace
niezaleznosci jej przedstawicieli, ktére zawierajg
fakty i liczby dotyczace deklarowanych korzysci i
wynikajqcych z nich ograniczen.

Reguty obowigzujgce ekspertdw, ktérzy sg cztonkami
komitetéw naukowych sa surowsze niz te, ktére
obowigzujq dla ekspertéw nalezacych do komitetow
doradczych i powotanych doraznie grup eksperckich.
W ten sposdb EMA moze skorzystac z najlepszej
wiedzy fachowej grup doradczych w celu zebrania
najistotniejszych i najpetniejszych informacji, oraz
narzuci¢ surowsze reguty, w procesie podejmowania
decyzji.

Takze wymagania wobec przewodniczacych
komitetow i cztonkdéw petnigcych wiodacg role, np.
sprawozdawcow, sg surowsze niz te egzekwowane od
pozostatych cztonkéw komitetu.

Ponadto cztonkowie komitetow, grup roboczych,
naukowych grup badawczych (oraz eksperci
uczestniczacy w ich posiedzeniach), a takze
pracownicy EMA, muszg przestrzegac¢ zasad

okreslonych w kodeksie postepowania EMA.

Jak CHMP wydaje koncowe
zalecenia?

Koncowe zalecenia CHMP przyjmowane sg W
oficjalnym gtosowaniu. W warunkach idealnych CHMP
przyjmuje uzgodnione stanowisko i jednomyslinie
zaleca przyznanie lub odmowe wydania pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu; taki konsensus osiggany
jest w 90% przypadkéw. Kiedy jednak nie mozna
ustali¢ koncowych zalecen w drodze konsensusu,
zalecenia te przyjmuje sie wiekszoscig gtosow.
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Jakie informacje sg dostepne
dla ogotu spoteczenstwa
podczas procesu oceny
nowego leku i po podjeciu
decyzji?

EMA zapewnia wysoki poziom przejrzystosci
procesu oceny lekow dzieki publikacji
porzadkow obrad i protokotéw z posiedzen,
sprawozdan opisujacych sposoéb, w jaki lek
byt oceniany, oraz wynikow badan klinicznych

przedstawianych przez twércéow lekéw we
whnioskach.

Lista nowych lekéw ocenianych przez CHMP jest

dostepna na stronie internetowej EMA i aktualizowana

raz w miesigcu.

EMA publikuje takze porzadki obrad i protokoty ze
wszystkich posiedzen komitetow Agencji, w ktérych
zawarte sg informacje na temat aktualnego etapu
procesu oceny.

Po podjeciu decyzji o przyznaniu lub odmowie
dopuszczenia do obrotu, EMA publikuje petny
komplet dokumentéow zwany Europejskim
Publicznym Sprawozdaniem Oceniajgcym (ang.
European Public Assessment Report, (EPAR)).

Zawiera on sprawozdanie oceniajgce CHMP, w
ktérym szczegdtowo opisano oceniane dane oraz
uzasadnienie zalecenia lub odmowy przyznania
dopuszczenia do obrotu przez CHMP.

Dla wnioskéw ztozonych po 1 stycznia 2015 .

EMA publikuje takze wyniki badan klinicznych
przedstawione przez twércow lekéw na poparcie
wnioskow o dopuszczenie do obrotu. W przypadku
wnioskow starszych wyniki badan klinicznych mozna

otrzymac na zyczenie, sktadajac prosbe o dostep do
dokumentéw.

Warto wiedzieé

Od pazdziernika 2018 r. EMA
opublikowata wyniki badan klinicznych,
przedstawione przez tworcow lekow we wnioskach
o dopuszczenie do obrotu, dla ponad 100 lekéw
ocenionych ostatnio przez EMA. Sg one dostepne
do publicznego wglgadu na wyznaczonej stronie
internetowej EMA dotyczacej danych klinicznych.

Szczego6towy zakres publikowanych przez EMA
informacji o lekach stosowanych u ludzi i terminy

ich publikacji w okresie od wczesnej fazy prac
rozwojowych do wstepnej oceny leku, a takze opis
zmian wprowadzanych po dopuszczeniu do obrotu
mozna znalez¢ w Przewodniku po informacjach na
temat lekdw stosowanych u ludzi ocenianych przez
EMA (ang. Guide to information on human medicines

evaluated by EMA).
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Terminarz oceny lekow

Procedura oceny wniosku dotyczacego nowego leku
trwa maksymalnie 210 dni ,aktywnych”. Ten okres
aktywnej oceny to czas, jaki zajmuje ekspertom EMA
ocena materiatu dowodowego dostarczonego przez
whnioskodawce na poparcie wniosku o dopuszczenie
do obrotu. Okres ten jest jednokrotnie lub dwukrotnie
przerywany (zawieszenie prac, ang. ‘clock-stop’).

W czasie tych przerw wnioskodawca przygotowuje
odpowiedzi na wszelkie pytania zadane przez CHMP.
Maksymalny czas trwania zawieszenia prac zalezy od
tego, ile czasu zajmie wnioskodawcy przygotowanie
odpowiedzi na pytania, ale musi by¢ uzgodniony przez
CHMP. Pierwsze zawieszenie prac trwa zwykle 3 do 6
miesiecy, a drugie od 1 do 3 miesiecy. Na 0ogot ocena
nowego leku trwa zazwyczaj okoto roku.

Wstepna
ocena i lista

pytan

Zespoty sprawozdawcy i wspotsprawozdawcy
CHMP? oceniajg dostarczony materiat
dowodowy dotyczacy leku i niezaleznie

od siebie przygotowujq sprawozdania O 1

oceniajace, w ktorych podkreslajg wszelkie
kwestie lub problemy wymagajace
wyjasnienia przez wnioskodawce.

@

Warto wiedzieé

Czas oceny moze by¢ skrécony do 150
zamiast 210 dni, jesli danemu lekowi
przyznano prawo do ,przyspieszonej sciezki
oceny”, Jest to mozliwe w przypadku lekow
uznanych za majgce ogromne znaczenie
dla zdrowia publicznego, na przyktad lekéw
przeznaczonych do stosowania w schorzeniach, w
ktorych nie ma mozliwosci wyboru inneterapii, a
takze lekéw, ktére mogq spetni¢ niezaspokojone
potrzeby medyczne.

Na tym etapie sprawozdawcy moga zalecic¢
kontrole miejsca wytwarzania leku, osrodka
w ktorym prowadzone sg badania niekliniczne
lub kliniczne albo procesu nadzoru nad
bezpieczenstwem farmakoterapii
uwzglednionego we wniosku. Jesli komitet
zaaprobuje kontrole to przeprowadza jq
inspektorzy z agencji krajowych w UE.

1 W przypadku leku stosowanego w terapii zaawansowanej sprawozdawcy zostang wybrani sposrdd cztonkow Komitetu
ds. Terapii Zaawansowanych (ang. Committee for Advanced Therapies, CAT) EMA; kazdy z nich bedzie wspétpracowat z

koordynatorem z ramienia CHMP.
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Réwnolegle jako sprawozdawce i
wspdtsprawozdawce wyznacza sie dwoch
cztonkéw Komitetu ds. Oceny Ryzyka w
ramach Nadzoru nad Bezpieczenstwem
Farmakoterapii (ang. Pharmacovigilance Risk
Assessment Committee, (PRAC)) przy EMA,
ktérzy majq oceni¢ zaproponowany przez
firme plan zarzadzania ryzykiem (ang. RMP).
W planie tym opisano sposoby minimalizacji
lub eliminacji istotnych zagrozen po
dopuszczeniu leku do obrotu oraz zbierania
dodatkowych informacji na temat zagrozen i
watpliwosci zwigzanych ze stosowaniem leku
(np. poprzez prowadzenie badan
bezpieczenstwa po dopuszczeniu do obrotu).
Ta ocena jest weryfikowana przez wszystkich

cztonkow PRAC.

Sprawozdania oceniajqce przygotowane
przez sprawozdawcow weryfikowane

sq takze przez recenzentéw CHMP, ktorzy
przekazujg swoje uwagi po sprawdzeniu,
w jaki sposéb przeprowadzona

byta ocena i upewnieniu sig, ze argumenty

naukowe sa rzetelne, jasne i solidne.

Nastepnie to wspodlne sprawozdanie oceniajace
omawiane jest na posiedzeniu plenarnym
CHMP. W wyniku tych dyskus;ji niektére
odmienne poglady i kwestie mogg zostac
wyjasnione, nowe watpliwosci zgtoszone,

i tre$¢ sprawozdania jest odpowiednio
aktualizowana. Po zakonczeniu dyskusji CHMP
przyjmuje sprawozdanie, ktére odzwierciedla
wspolne stanowisko uzgodnione na

podstawie dotychczas zebranych dowoddw i
przeprowadzonych rozmow, oraz zawiera liste

pytan do wyjasnienia przez wnioskodawce.

Opierajac sie na wynikach wstepnej oceny,
sprawozdawca i wspotsprawozdawca CHMP
udostepniajg swoje sprawozdania oceniajace
wszystkim cztonkom CHMP i PRAC wraz z listg
pytan do wyjasnienia przez wnioskodawce.
Wyniki oceny planu zarzadzania ryzykiem, w
ktérych rowniez uwzgledniono pytania do
wnioskodawcy, takze przekazywane s
cztonkom CHMP i PRAC.

Uwagi przekazane przez wszystkie strony
zainteresowane, czyli zespoty sprawozdawcy

i wspotsprawozdawcy, pozostatych cztonkow
CHMP?, cztonkoéw PRAC i recenzentow CHMP,
sg omawiane w czasie spotkania poswieconego
wzajemnej weryfikacji (ang. peer-review
meeting). Jest to kluczowy punkt oceny leku,
w ktorym wstepne stanowiska i opinie sg
integrowane i konsolidowane. W ten sposéb
powstaje jedno wspolne sprawozdanie
oceniajace, ktore bedzie zawierato streszczenie
oceny oraz liste watpliwosci i zastrzezen.

2 W przypadkach dotyczacych terapii zaawansowanych w procesie tym biorg rowniez udziat cztonkowie CAT.
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Poczatkowa ocena trwa maksymalnie 120 dni.
Proces oceny zostaje przerwany (pierwsze
zawieszenie, ang. first clock stop) na czas

przygotowywania przez wnioskodawce
odpowiedzi na pytania zadane przez
CHMP i aktualizacji planu zarzadzania
ryzykiem dla danego leku.

Kolejny
etap oceny

Sprawozdawca i wspotsprawozdawca oceniajq
informacje nadestane przez wnioskodawce w
08 odpowiedzi na liste problemdéw poruszonych

przez CHMP. Nastepnie analize tych
odpowiedzi uwzgledniajg w zaktualizowanym
sprawozdaniu oceniajacym.

W tej wstepnej fazie cztonkowie CHMP
weryfikujq i komentujg zaktualizowane
sprawozdanie oceniajace.

Zaktualizowane sprawozdanie oceniajace jest
takze weryfikowane i komentowane przez
cztonkéw PRAC oraz omawiane na posiedzeniu
plenarnym PRAC. Na tym etapie PRAC moze
zazadac aby plan zarzadzania ryzykiem
zawierat koniecznosci przeprowadzenia badan
nad bezpieczeristwem leku po dopuszczeniu
do obrotu.

e ©

Uwagi CHMP i PRAC sg konsolidowane i
wlaczone dozaktualizowanego sprawozdania
oceniajacego, ktére jest omawiane i
zatwierdzone na posiedzeniu plenarnym
CHMP przed uptywem 180 dni okresu
aktywnej oceny. W wiekszosci przypadkdéw
sprawozdanie to zawiera¢ bedzie nowa liste
pytan do wnioskodawcy zwang listg
nierozstrzygnietych problemow.

W przypadku uzgodnienia listy nierozstrzygnietych
problemdw, proces oceny jest ponownie przerywany
(drugie zawieszenie, ang. second clock-stop) na czas

przygotowywania odpowiedzi przez wnioskodawce.

D@
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Po drugim zawieszeniu, wnioskodawca lub
CHMP mogag poprosi¢ o ztozenie ustnego
wyjasnienia, w ktérym wnioskodawca zwraca
sie bezposrednio do komitetu. Ma to
zazwyczaj miejsce gdy CHMP wcigz ma
powazne zastrzezenia do wniosku i
wtedywnioskodawca proszony jest o ztozenie
wyjasnien w sprawie nierozstrzygnietych
problemoéw zgtoszonych przez komitet.

Na tym etapie sprawozdawcy lub dowolny
cztonek CHMP mogg zasugerowac
skonsultowanie okreslonych kwestii z grupq
roboczg albo powotanie przez komitet
dodatkowych ekspertow, w tym takze
pacjentow i pracownikow stuzby zdrowia, w
ramach naukowej grupy doradczej lub
zorganizowanej doraznie grupy ekspertow.
Grupa zostanie poproszona o udzielenie
odpowiedzi na konkretne pytania, zwykle
zwigzane ze stosowaniem danego leku w
praktyce klinicznej, a przewodniczacy grupy
przekaze komitetowi wyniki dyskusji.

Koncowa
W CHER
opinia

Po otrzymaniu odpowiedzi na
nierozstrzygniete problemy i ich ewentualnym
omodwieniu, podczas udzielania przez firme
ustnych wyjasnien, sprawozdawca i
wspotsprawozdawca CHMP oceniajg
zweryfikowane informacje przekazane przez
wnioskodawce i wtaczajg wyniki swojej oceny
do zaktualizowanego sprawozdania
oceniajacego. Podobnie robi sprawozdawca i
wspotsprawozdawca PRAC w odniesieniu do

planu zarzadzania ryzykiem. i . .
Zaktualizowane sprawozdanie oceniajace

1 5 jest weryfikowane przez cztonkéw tych
dwoch komitetow i omawiane na

CHMP przyjmuje stanowisko w sprawie posiedzeniu CHMP.

wniosku najpdzniej do 210 dnia okresu
aktywnej oceny. Komitet wyda zalecenie czy
nalezy przyzna¢ pozwolenie na dopuszczenie
leku do obrotu, a jesli tak to pod jakimi
warunkami stosowania. Komitet uzgodni
réwniez sformutowania, ktére bedg zawarte @
w drukach informacyjnych przeznaczonych
dla pracownikéw stuzby zdrowia i pacjentéw
(tj. w ChPL, oznakowaniu produktu i ulotce
dotaczonej do opakowania) a takze wszelkie
dodatkowe dane, ktore firma musi
dostarczy¢ po dopuszczeniu leku do obrotu.
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Ponowna
rozpatrzenie

Whnioskodawca moze ubiegac sie o ponowne
rozpatrzenie opinii CHMP, podajac podstawy
zgtoszenia odwotania, w ciggu 15 dni od
daty otrzymania powiadomienia o wydaniu
opinii przez CHMP.

Procedura ponownego rozpatrywania opinii
dotyczy wytacznie punktéw wskazanych
przez wnioskodawce w odwotaniu i opiera sie
tylko na danych naukowych dostepnych w
czasie zatwierdzania wstepnej opinii przez
komitet. W praktyce oznacza to, ze na tym
etapie wnioskodawca nie moze przedtozyc
zadnych nowych dowodow. Wnioskodawca
moze poprosi¢ komitet o konsultacje z
naukowg grupg doradczg w procesie
ponownego rozpatrywania opinii. Jesli
konsultacje z dang grupa ekspertéw juz
zostaty przeprowadzone w fazie wstepnej
oceny, W ponownym rozpatrzeniu opinii
wezma udziat inni eksperci.

W wiekszosci przypadkéow decyzje komitetu
przyjmowane sgq w drodze konsensusu. Kiedy
nie mozna osiggna¢ konsensusu, korcowa
opinia komitetu bedzie reprezentowac poglad
wiekszosci. Odmienne stanowiska oraz
nazwiska cztonkdw, ktérzy je wyrazaja,
dotaczane sg do opinii komitetu i
odnotowywane w protokotach z posiedzen.
Nastepnie te odmienne stanowiska
publikowane sa wraz z publicznym
sprawozdaniem oceniajacym.

Nastepnie wyznacza sie sprawozdawce
i wspoOtsprawozdawce innego niz w
przypadku oceny wstepnej.

Na zakonczenie procedury ponownego
rozpatrywania opinii, ktora trwa
maksymalnie 60 aktywnych dni, CHMP

wydaje opinie koncowa.
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Pozwolenie na
dopuszczenie
do obrotu

Kto udziela pozwolen na
dopuszczenie do obrotu
waznych w catej Unii
Europejskiej?

EMA jest ciatem naukowym, ktére dysponuje wiedzg
specjalistyczng niezbedng do oceny korzysci i
zagrozen zwigzanych ze stosowaniem lekéw. Jednak
zgodnie z przepisami prawa obowigzujgcego w UE,
Agencja nie ma uprawnien do udzielania faktycznych
zezwolen na wprowadzenie lekow do obrotu w
réznych panstwach UE. Zadanie EMA polega na
wydawaniu zalecen Komisji Europejskiej, ktéra
nastepnie podejmuje ostateczng, prawnie wigzaca
decyzje w prawie mozliwosci wprowadzenia danego
leku do obrotu w UE.

Warto wiedzieé

Podczas gdy wiekszoS¢ nowych,
innowacyjnych lekéw ocenianych
jest przez EMA i dopuszczanych do obrotu
przez Komisje Europejskq z przeznaczeniem
na rynek UE, wiekszos¢ lekéw generycznych i
lekéw dostepnych bez recepty ocenianych jest
i rejestrowanych w UE na szczeblu krajowym.
Ponadto wiele dostepnych dzisiaj starszych
lekéw zostato dopuszczonych do obrotu na
szczeblu krajowym, poniewaz byty dostepne na
rynku zanim powstata EMA. Wiekszos¢ parstw
cztonkowskich posiada rejestr lekow

dopuszczonych do obrotu w procedurze krajowej.

Decyzja ta wydawana jest w ciggu 67 dni od daty
otrzymania zalecen od EMA. Zatem to Komisja jest
organem wydajacym pozwolenia dla wszystkich
produktow dopuszczanych do obrotu w procedurze
centralnej.

Decyzje Komisji s publikowane w rejestrze
wspolnotowym produktdw leczniczych stosowanych u
ludzi.
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Dostep

Kto podejmuje decyzje w
sprawie dostepu pacjentow do
lekéw?

Po przyznaniu pozwolenia na dopuszczenie

leku do obrotu waznego w catej UE, decyzje w
sprawie ustalania cen i polityki refundacyjnej
podejmowane sa na szczeblu krajowym i
regionalnym. Te wybory muszg by¢ dokonywane
z uwzglednieniem specyfiki narodowego
systemu ochrony zdrowia w kazdym kraju,

a EMA nie ma wplywu na kalkulacje cen ani

na polityke refundacyjna. EMA moze jednak
utatwic te procesy dzieki wspoétpracy z organami
krajowymi, takimi jak Agencja Oceny Technologii
Medycznych (HTA).

Leki, dla ktorych Komisja Europejska przyznata
pozwolenie na dopuszczenie do obrotu, mogg by¢
wprowadzone na rynek w catej Unii Europejskiej.
Jednak to firma posiadajaca pozwolenie na
dopuszczenie do obrotu decyduje, w ktérych
panstwach UE dany lek bedzie rozprowadzany.

Poza tym, zanim lek udostepniony zostanie pacjentom
w konkretnym panstwie UE, decyzje dotyczace
ustalania cen i polityki refundacyjnej podejmowane sa
na szczeblu krajowym i regionalnym z uwzglednieniem
specyfiki narodowego systemu ochrony zdrowia w
danym kraju.

EMA nie ma wplywu na ustalanie ceny ani na polityke
refundacyjna. Jednak aby ufatwic te procesy, Agencja
wspotpracuje z urzedami ds. oceny technologii
medycznych (HTA), ktére oceniajg wzgledng skutecznosc
nowego leku w poréwnaniu z lekami juz dostepnymi, a

takze z ptatnikami $wiadczen z zakresu ochrony zdrowia
w UE, ktdrzy analizujg efektywnos¢ kosztowg danej
terapii, jej wptyw na budzet systemu ochrony zdrowia
oraz stopien ciezkosci przebiegu choroby.

Wspétpraca ta ma na celu znalezienie sposobodw, jakimi
tworcy lekéw majq zapewnic niezbedne dane dla
organow nadzorujacych procedury rejestracji lekéw, a
takze dla urzeddéw ds. oceny technologii medycznych
oraz ptatnikow $wiadczen z zakresu ochrony zdrowia

w UE w czasie prac rozwojowych nad lekiem, zamiast
tworzenia nowych danych po jego dopuszczeniu do
obrotu. Jesli na wczesnym etapie prac rozwojowych nad
lekiem mozliwe bedzie utworzenie jednego kompletu
dowoddw, ktéry zaspokoi potrzeby wszystkich tych
grup, podjecie decyzji w sprawie ustalenia cen i

polityki refundacyjnej na szczeblu krajowym powinno
by¢ tatwiejsze i szybsze. Aby to osiagnaé, EMA oraz
europejska siec¢ ds. oceny technologii medycznych (ang.
European Network for Health Technology Assessment,
EUnetHTA) oferuje twdrcom lekdéw mozliwos¢ uzyskania

jednoczesnej, skoordynowanej opinii ha temat ich
planéw prac rozwojowych.

W tych konsultacjach rutynowo uczestniczg
przedstawiciele pacjentéw, co umozliwia uwzglednienie
w dyskusji ich pogladow i doswiadczen.

Warto wiedzieé

W 2018 r. w czasie prac rozwojowych
nad 27 lekami na zyczenie skorzystano
jednoczesnie z porad udzielanych przez
EMA i agencje oceny technologii medycznych.
W dwdch trzecich sposréd tych przypadkdow
uwzgledniono opinie pacjentow.
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~— Monitorowanie
bezpieczenstwa

W jaki sposdb zapewnia sie
bezpieczenstwo stosowania
leku po jego wprowadzeniu do
obrotu?

Po dopuszczeniu leku do obrotu z przeznaczeniem
do stosowania w Unii Europejskiej, EMA i panstwa
cztonkowskie UE nieprzerwanie monitorujq
bezpieczenstwo jego stosowania i podejmujg
stosowne dziatania, jesli nowe informacje wskazujg,
na to, ze dany lek juz nie jest tak skuteczny ani
bezpieczny, jak sgdzono wczesniej.

Proces monitorowania bezpieczefnstwa stosowania
lekdw obejmuje wiele rutynowych dziatan - od
oceny sposobu monitorowania ryzyka zwigzanego
ze stosowaniem leku i zarzadzania tym ryzykiem

po dopuszczeniu do obrotu; poprzez nieprzerwane
monitorowanie zgtaszanych przez pacjentéw i
pracownikéw stuzby zdrowia podejrzewanych dziatan
niepozadanych, ktére zostaty zidentyfikowane w
nowych badaniach klinicznych albo odnotowane

w publikacjach naukowych; regularng ocene
sprawozdan oceniajacych stosunek korzysci do
ryzyka zwigzanego ze stosowaniem leku w praktyce
klinicznej skftadanych przez firme posiadajacq
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu; az po

ocene plandw i wynikdw badan bezpieczenstwa
prowadzonych po wprowadzeniu leku do obrotu, ktére
byty wymagane w momencie przyznania pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu.

A
¥

-..a:adw‘?
5
N \,

L3

Na zyczenie panstwa cztonkowskiego lub Komisji
Europejskiej, EMA moze rowniez przeprowadzié
weryfikacje danych dotyczacych leku lub klasy lekdw.
Sa to tak zwane unijne procedury arbitrazowe; ktore
sq zazwyczaj rozpoczynane w przypadku problemdw
zwigzanych z bezpieczefistwem stosowania

leku, skutecznoscig dziatan majacych na celu
zminimalizowanie ryzyka lub stosunkiem korzysci do
ryzyka.

Przy EMA dziata specjalnie wyznaczony komitet
odpowiedzialny za ocene i monitorowanie
bezpieczenstwa stosowania lekdw, czyli Komitet
ds. Oceny Ryzyka w ramach Nadzoru nad
Bezpieczenstwem Farmakoterapii (PRAC). Dzieki
temu EMA i panstwa cztonkowskie UE mogg bardzo
szybko zareagowac w razie wykrycia problemu i w
celu ochrony pacjentéw we wtasciwym czasie podjac
wszelkie niezbedne dziatania, takie jak zmiana
informacji dostepnych dla pacjentéw i pracownikow
stuzby zdrowia, ograniczenie stosowania leku lub
zawieszenie pozwolenia na dopuszczenie do obrotu.

Wiecej informacji na temat nadzoru nad
bezpieczenstwem farmakoterapii mozna znalez¢ na

stronie internetowej EMA.
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