Warszawa, dnia 24 pazdziernika 2019 r.

Poz. 1024

UCHWALA NR 90
RADY MINISTROW

z dnia 20 wrzesnia 2019 r.
w sprawie przyjecia Planu Rozwoju Badan Klinicznych na lata 2020-2025

Rada Ministrow uchwala, co nastepuje:

§ 1. Przyjmuje si¢ Plan Rozwoju Badan Klinicznych na lata 2020-2025, zwany dalej ,,Planem”, stanowigcy zatacznik
do uchwaty.

§ 2. Celem Planu jest rozwoj krajowego rynku badan klinicznych oraz zdefiniowanie srodkéw wsparcia o charakterze
organizacyjnym, finansowym i normatywnym, a takze wyodrebnienie obszar6w wymagajacych wsparcia w przypadku nie-
komercyjnych badan klinicznych.

§ 3. Monitorowanie realizacji Planu powierza si¢ ministrowi wtasciwemu do spraw zdrowia.

§ 4. Uchwata wchodzi w zycie z dniem nast¢pujacym po dniu ogloszenia.

Prezes Rady Ministrow: M. Morawiecki
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1. Wstep

1.1. Badania kliniczne w Polsce — analiza systemowa

Badania kliniczne, czyli badania produktéw leczniczych i wyrobow medycznych z udzialem
ludzi, stanowia obecnie jeden z fundamentalnych elementow wspierajacych rozwoj nauk
medycznych na $wiecie. Wdrozenie do systemu ochrony zdrowia nowych technologii
medycznych wymaga podjecia dlugotrwatych oraz kosztochtonnych badan naukowych.
Obecne regulacje, w trosce zardwno o bezpieczenstwo pacjentow, jak i o jako$¢ i
wiarygodnos$¢ uzyskanych danych, niezwykle szczegélowo normujg procedury badawcze.
Pojawiajace si¢ nieustannie dodatkowe wymogi rejestracyjne dla nowych technologii
medycznych zwigzane sa glownie z szybkim rozwojem nowych technik badawczych w
zakresie nauk medycznych, chemicznych i biologicznych. W efekcie tego caly proces
badawczy prowadzacy do wprowadzenia do obrotu nowego produktu staje si¢ czaso- i
kosztochtonny. Koszt opracowania nowego leku, uwzgledniajacy przeprowadzenie badan
przedklinicznych oraz klinicznych, szacuje si¢ w przedziale od 1,9 do 2,5 mld euro, a czas
konieczny do przeprowadzenia catego procesu od badan przedklinicznych do zarejestrowania

leku szacuje si¢ na 12-20 lat.

W Polsce aktualnie w wigkszosci prowadzi si¢ badania kliniczne komercyjne majace
charakter globalny, sponsorowane glownie przez przemyst farmaceutyczny o kapitale
zagranicznym. Z kolei niekomercyjne badania kliniczne stanowig w kraju jak dotad niewielki

utamek (ok. 2%) tego typu badan.

Panujacy na $wiecie model rozwoju nowych technologii medycznych, w szczegdlnosci
produktow leczniczych, w oparciu o dowodd bezpieczenstwa 1 zarazem skuteczno$¢
stosowania zostat wypracowany w II potowie ubieglego wieku, dajac podwaliny systemowi
tzw. medycyny opartej na dowodach (ang. Evidence-Based Medicine, EBM). Lata 70. i §0.
XX w. byly okresem niespotykanego wczesniej na taka skale przyspieszenia rozwoju nowych
technologii medycznych, w tym wdrazania do przemystu rosngcej liczby terapeutycznie
innowacyjnych lekow. Czas ten to jednoczesnie okres globalizacji procesu rozwoju lekow,
zwlaszcza w fazie klinicznej. Mniej wigcej od tego czasu badania kliniczne na §wiecie sa

przeprowadzane w jednej z dwoch formut organizacyjnych:

1. Badania kliniczne prowadzone w wyspecjalizowanych do tego celu jednostkach

badawczych (ang. clinical trial units).
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2. Badania kliniczne prowadzone w og6lnodostepnych szpitalach 1 poradniach,

udzielajacych $wiadczen zdrowotnych.

Badania Kkliniczne prowadzone w wyspecjalizowanych do tego celu jednostkach

badawczych (ang. clinical trial units)

Osrodki badawcze tego typu to w wigkszosci przypadkow mate szpitale czy wydzielone
oddziaty szpitalne, zwykle nieudzielajace typowych $wiadczen zdrowotnych w zakresie
leczenia, diagnostyki czy profilaktyki chorob. Sa zaprojektowane 1 nastawione na
prowadzenie badan nieterapeutycznych, oceniajacych farmakologi¢ kliniczng danego leku, w
tym prowadzace badania: (i) wezesnych faz klinicznych lekow innowacyjnych terapeutycznie
(drobnoczasteczkowych lub biologicznych) lub farmaceutycznie (lekow biopodobnych), w
tym badania pierwszego podania u cztowieka (ang. first-in-human study) oraz (ii) badania
biorownowaznosci lub  biodostepnosci  lekow  odtworczych — drobnoczasteczkowych
(generycznych). Badania takie, przeprowadzane w ww. osrodkach, sg najczesciej nieduze
(obeymujg od kilku do kilkudziesieciu uczestnikow) 1 jednoosrodkowe (albo co najwyzej
kilkuoosrodkowe). Co do zasady przeprowadza si¢ je na ochotnikach albo zdrowych osobach
lub charakteryzujacych si¢ szczegdlnym profilem metabolicznym (np. z niewydolnoscig nerek
czy watroby); niekiedy przeprowadza si¢ je u osob cierpigcych na chorobe, ktora ma
docelowo leczy¢ badany lek, ale bez formalnej oceny jego skutecznosci (np. badania
chemioterapeutykdw, badania oceniajace farmakodynamike leku). Osrodki do badan w takiej
formule moga by¢ czescig korporacji sponsora, albo — czesciej — przedsigbiorstwa
prowadzacego badania kliniczne na zlecenie (ang. Clinical Research Organisation, CRO) czy
tez szpitala klinicznego. Bywaja tez wydzielonymi jednostkami utworzonymi na bazie
ogolnodostepnych szpitali $wiadczacych ustugi medyczne, niekoniecznie klinicznych czy

uniwersyteckich.

Warunki stosowania leku sag w tego typu badaniach i1 osrodkach najbardziej odlegle od
faktycznych warunkéw ewentualnego przysziego stosowania leku w zwyklej praktyce
lekarskiej: z jednej strony prowadzi je badacz (lekarz) i pozostaly personel wyspecjalizowany
w takiej dzialalno$ci, z drugiej strony uczestnicy na czas badania czgsto pozostaja
calodobowo w o$rodku i nie prowadza zwyklego dla siebie trybu zycia, tacznie z dieta,
wysitkiem fizycznym czy uzywkami. Taki model jednak, mimo wszystko, jest co do zasady
optymalny dla zapewnienia maksymalnego bezpieczenstwa uczestnikow (zwykle z
zaawansowanym monitorowaniem m.in. parametrow zyciowych czy laboratoryjnych) oraz

dostarczenia danych o najwyzszej jakosci pod wzglgdem ewentualnych odstgpstw od
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protokotu badania czy niezamierzonych bledow/pomytek. W modelu takim uczestnicy
badania zwykle otrzymujg wynagrodzenie za udziat w badaniu. Mimo Ze badania prowadzone
w powyzszej formule — nieterapeutyczne — nie maja praktycznie znaczenia w systemie
udzielania §wiadczen zdrowotnych, ich obecnos$¢ jest dobrym wskaznikiem dojrzatosei i
przyjaznosci danego rynku dla innowacji. W wymiarze komercyjnym buduje zaufanie
przemystu do danego rynku czy kraju, w szczegolnosci do poziomu kompetencii,
wiarygodnosci i1 efektywnosci dziatan branzy badawczej w danym kraju, poczawszy od
regulatora i systemu opiniowania etycznego przez badaczy i pozostaty personel, po dostepng

infrastrukture.

Badania Kkliniczne prowadzone w ogdlnodostepnych szpitalach i poradniach,

udzielajacych Swiadczen zdrowotnych

W tym modelu do przeprowadzenia badania angazowani sg lekarze praktycy, ktorzy na co
dzien zajmuja si¢ przede wszystkim praktyka kliniczng. Badanie kliniczne w wymienionych
podmiotach prowadzone jest, co do zasady, jako jeden z elementow procesu leczniczego
(diagnostycznego, profilaktycznego), ktory oparty jest na ustanowione] juz relacji pacjenta

z lekarzem (i pozostalym personelem medycznym).

W przedmiotowym modelu przeprowadza si¢ badania skuteczno$ci i bezpieczenstwa lekow
w docelowej populacji (chorych cierpigcych na chorobe, ktora ma leczy¢ nowy lek), a wige

badania:

o przedrejestracyjne (fazy II i III) — niezbgdne dla dopuszczenia do obrotu lekow
innowacyjnych terapeutycznie oraz lekow biopodobnych albo sprawdzajace skuteczno$¢
dziatania leku juz bedacego w obrocie w nowych wskazaniach terapeutycznych, nowym
dawkowaniu badz innej drodze podawania;

e porejestracyjne (fazy IV) — prowadzone dla wszystkich kategorii lekow dopuszczonych
do obrotu, majace na celu dostarczenie dodatkowych danych o bezpieczenstwie i/lub
skutecznosci leku, czesto prowadzone w kontekécie bardziej marketingowym niz

naukowym.

Wyzej wymienione badania, przeprowadzane w takich osrodkach, zazwyczaj obejmuja duza
populacje pacjentow (bierze w nich udziat od kilkudziesieciu do kilkuset, a nawet kilku
tysiecy uczestnikéw), czgsto sg to badania wieloosrodkowe o charakterze miedzynarodowym

badz wreez globalnym.
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Podstawowa trudnos$cig organizacyjng dla sponsora badania jest konieczno$¢ kazdorazowej
identyfikacji wielu odpowiednich szpitali/poradni, ktore moga petni¢ funkcje osrodkdw, oraz
lekarzy, ktorzy podejma si¢ roli badaczy oraz dysponujg mozliwoscig zapewnienia
pomocniczego personelu medycznego. Przedmiotowym zadaniom towarzyszy konieczno$¢
wynegocjowania i zawarcia uméw o prowadzenie badania klinicznego, wyszkolenia tychze
badaczy 1 przedstawicieli osrodkoéw, zorganizowania monitorowania kazdego z nich.
Jednakze taki model, mimo Ze jest bardzo kosztowny, okazuje si¢ najbardziej efektywny w
kontekscie rekrutacji pacjentow, wartosci naukowej wynikow badan, a takze jest optymalny z

punktu widzenia bioetyki. Wynika to z nastepujacych czynnikow:

o osrodki kliniczne maja naturalny dostgp do pozadanej populacji uczestnikéw — co

umozliwia zrekrutowanie ww. duzej populacji badanej w relatywnie krotkim czasie;

o rekrutacja prowadzona przez badaczy bedacych jednoczesnie lekarzami udzielajacymi
swiadczen opieki zdrowotnej i na co dzien prowadzacych pacjentéw cierpigcych na dang
chorobe umozliwia oparcie dobrowolnej i §wiadomej zgody uczestnika badania (pacjenta)
na ewentualny udzial w badaniu klinicznym na zaufaniu do lekarza, ktory wystepuje tez

w roli badacza;

o formula badania przeprowadzanego w ogolnodostepnych szpitalach 1 poradniach jest
blizsza warunkom docelowego stosowania leku, po jego ewentualnym dopuszczeniu do
obrotu (czy dopuszczeniu w nowym wskazaniu terapeutycznym) — funkcjonowanie czy
tryb zycia pacjentéw w takim badaniu klinicznym nie odbiega diametralnie od
funkcjonowania pozostatych pacjentow z dang choroba (np. w kontekscie hospitalizacji

czy prowadzenia w trybie ambulatoryjnym);

e migdzynarodowa populacja pacjentow eksponowanych na badany lek pozwala na
uzyskanie danych klinicznych opartych na populacji zréznicowane; pod wzgledem
etnicznym/rasowym, w ktorej dana choroba jest na co dzien leczona (czy diagnozowana)
nieco odmiennie, w zaleznosci od standardow leczenia w danym kraju/o$rodku, taka
heterogenno$¢ populacji badanej (jak 1 samych badaczy) co do zasady zwigksza warto§¢

naukowg 1 wiarygodno$¢ uzyskanych tacznie wynikow, w kontekscie EBM.

W zwiazku z toczacg si¢ w Polsce w latach 80. i 90. ubieglego w. transformacja gospodarki
zaobserwowano znaczace opOznienie we wprowadzeniu mechanizmow sprzyjajacych
rozwojowi rynku badan klinicznych, w stosunku do krajow wysoko rozwinigtych

gospodarczo.
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W przytoczonym okresie nie bytlo w Polsce osrodkéw klinicznych dziatajacych lub mogacych
dziata¢ w formule clinical trials unit. Istniat za§ rozwiniety publiczny system ochrony
zdrowia ze stabo optacanymi, ale dobrze wyksztalconymi kadrami medycznymi oraz
niedostatkiem S$rodkow publicznych na zakup nowych, zagranicznych technologii
medycznych, w tym lekow. Do$¢ szybko okazato sie, ze Polska, podobnie jak pozostate kraje
bytego bloku wschodniego, jest atrakcyjnym miejscem do prowadzenia komercyjnych badan
klinicznych w ogélnodostgpnych szpitalach 1 poradniach, udzielajacych $wiadczen
zdrowotnych. W ciggu kolejnych lat coraz szerzej zaczely do Polski naplywaé
miedzynarodowe badania kliniczne II, III 1 IV fazy, prowadzone w takim wtasnie modelu.
Jednoczesnie prywatyzujacy sie w tym okresie krajowy przemyst farmaceutyczny operujacy
glownie na rynku lekéw odtworczych sponsorowat coraz wigksza liczb¢ badan

biorownowaznosci i biodostepnosci.

W ciggu pierwszej dekady po transformacji ustrojowej rynek badan klinicznych zostat istotnie

uregulowany, gtownie za sprawa:

o w 1996 r. — przyjecia na rynkach rozwinigtych zharmonizowanych wymogow
rejestracyjnych dla produktow leczniczych opracowywanych przez Migdzynarodows
Konferencj¢ ds. Harmonizacji (dzi§ funkcjonujacg jako Miedzynarodowa Rada
ds. Harmonizacji, ang. International Council for Harmonisation, ICH), w tym zasad tzw.
Dobrej Praktyki Klinicznej (ang. Good Clinical Practice), ktéore m.in. nazwaty
1 zdefiniowaly podstawowych interesariuszy badan klinicznych: sponsora, badacza, a
takze obserwatora badania (zwanego ,,monitorem” badania — takiego terminu uzywa si¢
dalej w Planie Rozwoju Badan Klinicznych na lata 2020-2025, zwanym dalej ,,PRBK”)

oraz szczegdtowo okreslity ich obowiazki wzgledem uczestnikow badania oraz regulatora;

e w1997 r. — uksztaltowania polskiego systemu oceny bioetycznej badan (sie¢ krajowych

komisji bioetycznych oraz Odwotawcza Komisja Bioetyczna);

e w 2001 r. — okreslenia podstawowych zasad dopuszczalnosci i prowadzenia badan
klinicznych w polskim prawie, w tym okre$lenia organu kompetentnego do udzielania

pozwolen na rozpoczecie badania klinicznego w Polsce.

W kolejnych latach (w 2011 r.) zostata prawnie uregulowana kwestia finansowania $wiadczen
uczestnikow badan klinicznych, tj. okreslono, ktore kategorie kosztow $wiadczen pokrywa
sponsor badania, a ktore platnik (Narodowy Fundusz Zdrowia). W potowie 2019 r.

wprowadzono dodatkowe narzedzie utatwiajace kontrolg nad stosowaniem ww. podziatu —
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obowigzek informowania platnika przez badaczy o uczestnikach badania klinicznego przez

przesylanie ich numerdéw identyfikacyjnych PESEL.

W ciggu minionych 3 dekad nieprzerwanego rozwoju powstal w Polsce rynek badan
klinicznych majacy aktualnie warto$¢ szacowana na ponad 1 mld zt. Obecnie w Polsce
rozpoczyna si¢ ok. 400-500 nowych badan klinicznych rocznie. Nie zmienila si¢ jednak
znaczaco struktura rynku pod wzgledem rodzaju (fazy klinicznej ani charakteru
komercyjnego) prowadzonych badan. W kraju nadal dominuja duze badania fazy II i III,
sponsorowane przez przemyst farmaceutyczny, gléwnie zagraniczny (przyktadowo sposrod
badan klinicznych zarejestrowanych w Polsce w 2018 r. bylo 57% badan fazy III, 32% fazy
II, a tylko 7,5% fazy I). W Polsce, jak i w pozostatych panstwach regionu, dominujg nadal
badania prowadzone w ogolnodostgpnych szpitalach i poradniach, udzielajacych s§wiadczen
zdrowotnych, tak mierzone samg liczbg badan, jak i — co bardziej istotne — ich wolumenem,
czyli liczbg pacjentow bioracych w nich udzial. Wedlug danych Europejskiej Agencji Lekéw,
zwane] dalej ,,EMA”, (ostatnie dane publikowane w 2012 r.), Polska byta (i niewatpliwie
pozostaje) w Scistej czolowce europejskiej pod wzgledem Sredniej liczby uczestnikow

badania zrekrutowanych na jedno rejestracyjne badanie kliniczne (136 uczestnikow).

Na przestrzeni minionych trzech dekad mozna zaobserwowal w Polsce nastepujace

pozytywne zjawiska i trendy:

e znaczacy profesjonalizacje kadr, zarowno lekarzy-badaczy, jak i pozostalego personelu
osrodkow w zakresie prowadzenia badan klinicznych — glownie za sprawa nabywania

doswiadczenia praktycznego, jak 1 ukierunkowanego ksztatcenia podyplomowego;

e wraz z rozwojem sektora niepublicznej ochrony zdrowia, prowadzenie terapeutycznych

badan klinicznych (fazy II- IV) takze w niepublicznych podmiotach leczniczych;

e powstanie 1 rozw0j niepublicznych podmiotow leczniczych nastawionych na prowadzenie
badan klinicznych w ogolnodostepnych szpitalach 1 poradniach, udzielajacych §wiadczen

zdrowotnych jako glownej dziatalnosci;

o powstanie i rozw0j kilku clinical trial units, gtéwnie z kapitalem polskim, majacych

formalny status podmiotu leczniczego lub czgsci takiego podmiotu;

¢ nabycie do$wiadczenia polskich komisji bioetycznych w opiniowaniu badan klinicznych

1 szerokiej wiedzy o metodologii prowadzenia takich badan;
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e zmian¢ $wiadomosci 1 percepcji spotecznej, takze medialnej, na rzecz pozytywnego
obrazu badan klinicznych jako niezbg¢dnej sktadowej rozwoju technologii medycznych w
ramach ,,uczacego si¢” globalnego systemu ochrony zdrowia (ang. learning healthcare
system); poprawe te nalezy przynajmniej po czgsci przypisaé inicjatywom i kampaniom
edukacyjnym organizacji pozarzadowych (takich jak kampania ,Pacjent w badaniach
klinicznych”), a takze dziataniom publiczno-prywatnej ogdlnoeuropejskiej inicjatywy pn.

Europejska Akademia Pacjentow (EUPATI).

W przypadku niektérych dziedzin terapeutycznych, zwlaszcza takich, w ktorych stosowanie
innowacyjnych technologii medycznych, w szczegélnosci lekow, wigze si¢ z wysokim
kosztem, badania kliniczne terapeutyczne prowadzone w ogolnodostgpnych szpitalach
i poradniach udzielajacych $wiadczen zdrowotnych stajg si¢ zauwazalng opcja dostepu do
takich technologii, a przez to odcigzeniem czy uzupetnieniem mozliwosci terapeutycznych
dostepnych w ramach Narodowego Funduszu Zdrowia. Dzieje si¢ tak dzigki nadrzg¢dne;
zasadzie (usankcjonowanej prawem polskim 1 europejskim) nakazujacej sponsorom badan
klinicznych dostarcza¢ nieodptatnie badany produkt leczniczy, a takze ewentualny produkt
czy produkty porownawcze (komparatory), cho¢by byty dostgpne w obrocie. Co wigcej koszt
procedur diagnostycznych (leczniczych, profilaktycznych) objetych protokolem badania
rowniez pokrywa sponsor. Najbardziej wyrazistym przyktadem takiej korzysci systemowe;
jest onkologia 1 terapie drogimi innowacyjnymi lekami biologicznymi (leczenie
immuno-onkologiczne). Wedlug szacunkéw branzowych za 2013 r., dzigki prowadzonym
terapeutycznym badaniom klinicznym oszczgdnosci ptatnika w wydatkach na leczenie
onkologiczne wyniosty migdzy 160 a 600 mln zt, co stanowito od 3% do 11% catkowitych
wydatkéw na onkologi¢. Odcigzeniem kosztowym co do zasady s3 rowniez coraz bardziej
liczne badania kliniczne (fazy III) lekow biopodobnych — w ktorych wszyscy pacjenci
w badaniu otrzymuja nieodplatnie od sponsora biologiczny lek badany — biopodobny lub

oryginalny.

Tym niemniej aktualna struktura rynku badan klinicznych w Polsce nie odpowiada jeszcze
pozadanej, docelowe;j strukturze, obserwowanej w panstwach opartych na kulturze innowacji
1 ksztattujacych system ochrony zdrowia wedtug modelu learning healthcare system.
W modelu takim badania kliniczne czy szerzej — wszelkie badania biomedyczne, sg integralng
cze$cig systemu ochrony zdrowia. ,,Uczacy si¢” system ochrony zdrowia to — wbrew nazwie —
najbardziej dojrzala posta¢ takiego systemu, w ktorej dziatalno$¢ nie tylko Scisle badawcza,

ale takze zwykla/rutynowa jest nieustannie analizowana (coraz czgsciej z wykorzystaniem
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analiz duzych zbiorow danych, ang. big data) pod katem eliminacji zagrozen dla zdrowia
publicznego, nieoptymalnego wykorzystania $rodkéw w ochronie zdrowia 1 mozliwosci
innowacji praktycznie na kazdym polu, ktora przektadataby si¢ na poprawe skutecznosci i
bezpieczenstwa stosowanych opcji terapeutycznych (diagnostycznych, profilaktycznych),
tudziez optymalizacji kosztow leczenia. W odniesieniu do lekow czy wyrobow medycznych
badania kliniczne s3 jednym z podstawowych narzedzi tego systemu. O ile jednak
wspotczesnie to gtownie przemyst farmaceutyczny jest posiadaczem kapitalu oraz know-how
niezbednego do rozwoju klinicznego nowych lekéw czy wyrobow medycznych, o tyle
niemniej waznym elementem ,,uczacego si¢” systemu s3 badania kliniczne niekomercyjne
majgce na celu ustawiczng optymalizacje stosowania juz dostepnych w obrocie lekow czy
innych technologii (tzw. strategy trials), a przez to pozwalajace na opracowanie i ciagle
doskonalenie wytycznych terapeutycznych (diagnostycznych, profilaktycznych) towarzystw
lekarskich w poszczegdlnych dziedzinach medycyny. Kolejnym filarem takiego systemu sg
badania akademickie — niekomercyjne, badajace potencjat dotychczasowych lekéw 1/lub
technologii medycznych, jednak przeznaczonych do nowych, dotad nieopisanych wskazan

medycznych.

Tymczasem Polska jest wcigz przede wszystkim miejscem realizacji protokotow badawczych
zagranicznych koncernow farmaceutycznych, a jedynie w marginalnym zakresie podejmuje
wilasne badania kliniczne w ramach rozwoju innowacyjnych technologii medycznych,

przedstawiajacych potencjat komercyjny.
Mozna zidentyfikowac co najmniej 4 gtdwne przyczyny wyzej opisanego stanu rzeczy:

e niemal nieobecne s3 w Polsce krajowe przedsigbiorstwa farmaceutyczne posiadajace
kapitat oraz know-how niezbgdny do samodzielnego prowadzenia rozwoju innowacyjnych
lekéw (nowych molekut, czy to drobnoczasteczkowych, czy biologicznych), zwtaszcza
w odniesieniu do fazy klinicznej — za$ przedsigbiorstwa zagraniczne prowadzace w Polsce
dziatania w ww. zakresie koncepcyjnym i naukowym rozwoju leku/wyrobu medycznego

sg nieliczne;

e marginalne znaczenie i wolumen maja badania kliniczne niekomercyjne, czy to
o charakterze strategy trials, czy prowadzone w kontek$cie ewentualnej przyszlej

komercjalizacji nowej czasteczki/leku czy innej technologii medycznej;

e otoczenie prawne i praktyka regulacyjna w Polsce jest wzglednie nieprzyjazna

prowadzeniu badan klinicznych wczesnych faz: po pierwsze w badaniach tych



Monitor Polski —-12 - Poz. 1024

szczegllnie istotny dla sponsoréw badan jest czas uruchomienia badania — tymczasem
badania takie maja rownie dhugi czas uzyskiwania pozwolenia na rozpoczgcie badania (a
takze opinii komisji bioetycznej) jak pozostate badania, ogélnie plasujacy Polske daleko
w szeregu panstw europejskich; po drugie w Polsce obowigzuja dalej posunigte niz w
innych panstwach europejskich restrykcje odno$nie do stosowania zachet czy gratyfikacji
finansowych, ktorych nie mozna stosowa¢ dla ochotnikéw innych niz zdrowi (w
szczegllnosci u cierpigcych np. na niewydolno$¢ watroby czy nerek), mimo ze sytuacja
terapeutyczna takich ochotnikow nie rozni si¢ od sytuacji ochotnikéw zdrowych (ani

jedni, ani drudzy nie chorujg na chorobg, ktorag docelowo ma leczy¢ dany lek);

e polskie osrodki badawcze, z nielicznymi ciggle wyjatkami, nie funkcjonujg lub stabo
funkcjonujg w kulturze wspotpracy w ramach sieci osrodkow lub badaczy, wspotpraca
taka ma fundamentalne znaczenie dla badan niekomercyjnych, dotychczas powstaty
jedynie nieliczne 1 niewielkie sieci krajowe zorientowane na dang dziedzing terapeutyczng
(np. w hematologii czy pediatrii); dotychczasowa nieobecno$¢ Polski w Europejskiej Sieci

Infrastruktur Badan Klinicznych (ECRIN).

Droga do odwrocenia tej niekorzystnej tendencji moze wies¢ czgSciowo przez rozwoj
krajowych niekomercyjnych badan klinicznych. Polski system ochrony zdrowia musi sta¢ si¢
systemem efektywnym, opartym na najnowocze$niejszych terapiach z zastosowaniem
najskuteczniejszych lekéw 1 innych technologii medycznych. W przeciwnym razie nawet
systematycznie zwiekszane naklady na ochrone zdrowia nie spowodujg trwalych zmian
gwarantujacych poprawe dostgpnosci do $wiadczen zdrowotnych populacji. Jest to istotne
rowniez ze wzgledu na konsekwencj¢ zmian demograficznych i1 efekt starzejacego sie
spoteczenstwa, ktore musi mie¢ zapewniony réwny i pelny dostep do swiadczen zdrowotnych
na najwyzszym poziomie. Polska zmienia si¢ w sposob dynamiczny i trwaty, a system
ochrony zdrowia powinien na te zmiany odpowiada¢ i w odpowiedni sposob si¢ do nich
dostosowywac. Wsparcie rozwoju badan klinicznych jest jednym z glownych zadan wiadz
publicznych odpowiadajacych za system ochrony zdrowia. Podjgte w ciggu ostatnich lat
dziatania Ministra Zdrowia byly przelomem w prowadzonej polityce zdrowotnej. Gtownym
efektem tych dziatan bylo powolanie Agencji Badan Medycznych, zwanej dalej ,,ABM”,

ktora ma wesprze¢ finansowo i organizacyjnie badania kliniczne w Polsce.

Celem PRBK jest rozwoj krajowego rynku badan klinicznych oraz zdefiniowanie

instrumentoéw wsparcia o charakterze organizacyjnym, finansowym i normatywnym, a takze
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wyodrebnienie obszarow wymagajacych wsparcia w przypadku niekomercyjnych badan

klinicznych.

Co kluczowe realizacja PRBK pozwoli osiaggna¢ wieloplaszczyznowe efekty m.in. system
ochrony zdrowia zostanie wzbogacony o wyrazne instrumenty zmieniajgce jego
funkcjonowanie w oparciu o dostep do nowych technologii biomedycznych. Zapewni to
fundamentalng zmiane¢ systemu, w kierunku coraz bardziej spdjnego oparcia go o badania
naukowe. Takie zmiany zblizg nasz system ochrony zdrowia do tych najlepiej rozwinigtych
na §wiecie, gdzie pacjenci korzystaja z najnowszych rozwigzan dajacych szanse szybszego
1 efektywniejszego powrotu do zdrowia z mniejszym ryzykiem powiklan. Takie rozwigzania
w sposob bezposredni przyczynig si¢ do zmniejszenia kosztow spotecznych zwigzanych

z chorobg i powrotem do zdrowia.

Dodatkowo podkreslenia wymaga, iz rozwo6j badan klinicznych jest $cisle zwigzany
z rozwojem przemystu biotechnologicznego w kraju. Prowadzenie badan klinicznych sprzyja
tworzeniu przyjaznego Srodowiska dla rozwoju innowacji, komercjalizacji 1 produkcji

nowych lekéw czy produktow medycznych.

2. Finansowanie grantow naukowych — niekomercyjne badania kliniczne, zasady oraz

podmioty uprawnione do finansowania. Oczekiwane rezultaty

Jednym z kluczowych zadan ABM jest wspieranie dziatalno$ci innowacyjnej w ochronie
zdrowia, ze szczegdlnym uwzglednieniem rozwoju niekomercyjnych badan klinicznych. Co
do zasady badaniem klinicznym produktu leczniczego jest kazde badanie prowadzone z
udziatem ludzi w celu odkrycia lub potwierdzenia klinicznych, farmakologicznych, w tym
farmakodynamicznych skutkow dziatania jednego Iub wielu badanych produktow
leczniczych, lub w celu zidentyfikowania dziatan niepozadanych jednego lub wiekszej liczby
badanych produktow leczniczych, S$ledzenia wchtaniania, dystrybucji, metabolizmu 1i
wydalania jednego lub wigkszej liczby badanych produktéw leczniczych, majac na wzgledzie
ich bezpieczenstwo 1 skuteczno$¢. Natomiast mianem badania klinicznego wyrobu
medycznego okresla si¢ zaprojektowane i zaplanowane systematyczne badanie prowadzone
na ludziach, podjete w celu weryfikacji bezpieczenstwa lub dziatania okreslonego wyrobu
medycznego, wyposazenia wyrobu medycznego albo aktywnego wyrobu medycznego do

implantacji.
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Glownymi sponsorami badan klinicznych sg firmy farmaceutyczne oraz przedsigbiorstwa
dzialajace w branzy wyrobéw medycznych, ktore prowadza badania o charakterze
komercyjnym w celu uzyskania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu nowego produktu.
Poza komercyjnymi badaniami klinicznymi, istotnym obszarem badawczym w naukach
medycznych s3 niekomercyjne badania kliniczne, zwane dalej réwniez ,badaniami
akademickimi”. Celem badania klinicznego niekomercyjnego nie jest wprowadzenie na rynek
nowego produktu. Najczesciej badania te majg na celu dokonanie porownania juz
zarejestrowanych lekow lub weryfikacje skutecznosci klinicznej dostgpnych terapii,
dostarczajac w rezultacie wiedzy co do wyboru bardziej skutecznego schematu postepowania
leczniczego (diagnostycznego, profilaktycznego). Badania niekomercyjne realizowane
bywaja rowniez w celu okreslenia mozliwosci zastosowania produktow leczniczych
stosowanych dla dorostych w terapii pediatrycznej. Celem niekomercyjnego badania
klinicznego moze by¢ réwniez poszukiwanie nowych metod leczenia schorzen rzadkich z
zastosowaniem produktow dopuszczonych do obrotu w innych wskazaniach (tzw. leki
sieroce). Wyniki badan niekomercyjnych moga prowadzi¢ do zmiany dotychczasowych
standardow leczenia.

W przypadku niekomercyjnego badania klinicznego wlascicielem danych uzyskanych
w trakcie badania jest sponsor, bedacy uczelnig lub inng placowka naukowa, podmiotem
leczniczym, badaczem, organizacja pacjentow, organizacjg badaczy lub inng osobg fizyczng
lub prawng, lub jednostka organizacyjng nieposiadajaca osobowosci prawnej, ktorej celem
dziatalnosci nie jest osigganie zysku w zakresie prowadzenia i organizacji badan klinicznych
badz wytwarzania lub obrotu produktami leczniczymi.

Z uwagi na dotychczasowy brak wyodrebnionych zrodel finansowania niekomercyjnych
badan klinicznych od wielu lat stanowia one w Polsce niewielkg czg§¢ wszystkich badan
klinicznych. W 2011 r. zarejestrowano 3 takie badania, 2012 r. — 8, 2013 r. — 2, 2014 1. - 8,
2015 r. — 15, 2016 r. — 14, 2017 r. — 24, w 2018 r. — 11. Polska pod wzgledem liczby
niekomercyjnych badan klinicznych plasuje si¢ na 15. miejscu w Europie. Jest to odlegta
pozycja w stosunku to czolowki, gdzie realizuje si¢ do ok. 200 takich badan rocznie.
Niewielka liczba niekomercyjnych badan klinicznych realizowanych w kraju w stosunku do
liczby badan komercyjnych §wiadczy o niewykorzystanym potencjale polskich osrodkéw oraz

wskazuje na potrzebg wsparcia dziatan w tym zakresie.

2.1. Korzysci plynace z niekomercyjnych badan klinicznych
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Realizacja projektow niekomercyjnych badan klinicznych zwigzana jest z licznymi
korzy$ciami, ktére mozna rozpatrywa¢ na wielu plaszczyznach np. z punktu widzenia
pacjenta — realizacja niekomercyjnego badania klinicznego daje szanse na latwiejszy dostep
do nowoczesnych, innowacyjnych terapii, w tym takze samej opieki medycznej (jako ze
protokoly badaf klinicznych zwykle wymagaja czestszego kontaktu z lekarzem,
czestszej/szerszej diagnostyki itp. w poréwnaniu z opieka standardows). Badania te czesto
zwigzane s z poszukiwaniem rozwigzan terapeutycznych dla chorob, dla ktorych medycyna
nie oferuje zadnych rozwigzan lub dostepne metody leczenia maja marginalng skutecznosé.
Niekomercyjne badania kliniczne maja tym wigksze znaczenie z punktu widzenia
spotecznego, ze prowadzone sg w tych obszarach medycyny, ktorymi nie sg zainteresowane
koncerny farmaceutyczne, dotyczy to w szczegélnosci chorob rzadkich, gdzie zwrot z
inwestycji wiaze si¢ z duzym ryzykiem ekonomicznym. Badania niekomercyjne czgsto
dotycza populacji pacjentéw, dla ktorych komercyjne podmioty rzadziej prowadza badania
kliniczne, np. badania lekéw niepodlegajacych ochronie patentowej w populacji
pediatrycznej. Z punktu widzenia podmiotow leczniczych — realizacja projektow
niekomercyjnych badan klinicznych jest szansa na poprawe ich sytuacji finansowej, gdyz
badania te stanowig dodatkowe zrodto finansowania, co moze przyczyni¢ si¢ do spadku
zadtuzenia publicznego sektora ochrony zdrowia. Dzigki realizacji niekomercyjnych badan
klinicznych powigksza si¢ budzet, ktorym dysponuje podmiot leczniczy. Realizacja tego typu
projektow stwarza rowniez szans¢ na dodatkowe wynagrodzenie dla personelu medycznego
angazowanego do realizacji projektu (dla lekarzy, pielegniarek, diagnostow laboratoryjnych,

pracownikow aptek szpitalnych itp.).

Z punktu widzenia badaczy — niekomercyjne badania kliniczne daja szanse na podnoszenie
kwalifikacji i pozycji badaczy oraz wymiang doswiadczen migdzy osrodkami na terytorium
Polski, a takze sg szansa na udzial w projektach o charakterze miedzynarodowym/globalnym.
Projekty realizowane jako miedzynarodowe niekomercyjne badana kliniczne powalaja na
sprowadzanie do Polski najnowszych rozwigzan w obszarze nauk medycznych i1 nauk
o zdrowiu, pozyskanie know-how dla rodzimego przemystu farmaceutycznego i branzy
wyrobow medycznych. Z punku widzenia Narodowego Funduszu Zdrowia sama realizacja
niekomercyjnych badan klinicznych, jak 1 uzyskana z nich wiedza, daja korzysci zwigzane
z poprawa jako$ci leczenia, podnoszeniem standardéw postgpowania oraz optymalizacji
kosztow leczenia, tym samym pozwalajac lepiej wykorzystywac srodki finansowe alokowane

na ochrone zdrowia.
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2.2. Zasady finansowania badan niekomercyjnych przez Agencje Badan

Medycznych

Wybor projektow bedzie prowadzony w trybie konkursowym. Zgodnie z zatozeniami

finansowane bedzie 100% kosztow kwalifikowanych zwigzanych z niekomercyjnym

badaniem klinicznym. Finansowane b¢dg nastepujace kategorie wydatkow:

koszty wszystkich procedur medycznych przewidzianych protokotem badania
klinicznego;

koszty zakupu/wytworzenia badanych lekéw lub wyrobow medycznych, zakup
placebo, koszty utylizacji lekow;

koszty wynagrodzenia personelu medycznego zaangazowanego przy realizacji
projektu niekomercyjnego badania klinicznego (lekarzy, pielggniarek, diagnostow
laboratoryjnych, pracownikéw apteki szpitalnej itp.);

koszty przygotowania badania, w tym koszty opracowania protokotu badawczego,
Standardowych Procedur Operacyjnych (SOP), koszt przygotowania kompletu
dokumentacji badania, koszty zwigzane z uzyskaniem pozwolenia na rozpoczecie
badania, koszt optaty za wydanie opinii komisji bioetycznej;

koszty zaangazowania organizacji prowadzacej badania kliniczne na zlecenie;

koszty zwigzane z administrowaniem badaniem klinicznym, w tym zakup i
prowadzenie Karty Obserwacyjnej Pacjenta (eCRF), programéw biostatycznych,
wynagrodzenie monitorow, audytorow, o0séb nadzorujacych bezpieczenstwo
farmakoterapii, biostatystykow i1 koordynatoréw badania;

koszty zakupu niezbgdnej infrastruktury badawczej, w tym wyposazenia laboratoriow;
koszty ubezpieczenia badania;

koszt rekrutacji uczestnikéw badania;

koszty ustug eksperckich.

Podkreslenia wymaga, iz projekty, ktore otrzymaja dofinansowanie ze $srodkow ABM, beda

katalogowane w systemie teleinformatycznym, o ktorym mowa w art. 21 ustawy z dnia

21 lutego 2019 r. o Agencji Badan Medycznych (Dz. U. poz. 447), co uniemozliwi przyznanie

dofinansowania na identyczny projekt badania naukowego kilkukrotnie.
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Budzet ABM z przeznaczeniem na niekomercyjne badania kliniczne na lata 2020-2025

ksztattuje sie w nastgpujacy sposob:

Rok Budzet (z1)

2020 266 000 000,00
2021 280 000 000,00
2022 294 000 000,00
2023 309 000 000,00
2024 324 000 000,00
2025 341 000 000,00

Razem 1 814 000 000,00

Zrédlo: Ocena Skutkéw Regulacji do ustawy z dnia 21 lutego 2019 r. o Agencji Badan Medycznych

(www.rcl.gov.pl).

2.3. Polska na forum miedzynarodowym w zakresie rozwoju niekomercyjnych badan

klinicznych — Europejska Sie¢ Infrastruktury ds. Badan Klinicznych (ECRIN)

W 2019 r. Polska, za posrednictwem ABM, podjeta odpowiednie czynnosci zmierzajace do
przystapienia do Europejskiej Sieci Infrastruktury ds. Badan Klinicznych (ECRIN). Podjete
dziatania majg prowadzi¢ do uzyskania przez Polske statusu obserwatora, a nastepnie
cztonkostwa w sieci ECRIN, ktora jest migdzynarodowa agencja wspierajaca sie¢ badan
klinicznych w Europie. Miedzynarodowy charakter wspotpracy wptywa na podniesienie
dostepnosci badan dla pacjenta, zasobow i wiedzy specjalistycznej, tym samym pozytywnie
wplywajac na stan zdrowia publicznego krajow wspotpracujacych w ramach sieci. Celem
ECRIN jest poprawa stanu zdrowia obywateli na calym $wiecie przez wsparcie
miedzynarodowych projektow badan klinicznych, ktorym oferuje zintegrowane wsparcie

przez dostarczanie:

o informacji o realizowanych projektach badawczych w zakresie niekomercyjnych badan
klinicznych (dzigki sieci Europejskich Wystannikow ECRIN);

o doradztwa (dzieki ekspertom wybranym spos$rod narodowych partnerow ECRIN
koordynowanych przez Europejskiego Wystannika);

o ustug badawczych (koordynowanych przez Europejskich Wystannikow ECRIN

1 oferowanych przez narodowych partnerow ECRIN do celow badan naukowych).

ECRIN skupia si¢ glownie na wsparciu projektow niekomercyjnych (akademickich) badan
klinicznych,  dostarczajac ~ wszelkich  narzedzi  niezbednych do  przygotowania
1 przeprowadzenia badania (np. porady dotyczace finansowania wraz z wnioskowaniem o nie

czy projektowania badania od momentu wyboru osrodka do czynno$ci logistycznych czy
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ubezpieczenia), sprawdzenia protokotu (w kontekscie naukowym, jak 1 praktycznym) oraz

zarzadzania badaniem (uzyskanie pozwolen urzedowych oraz opinii bioetycznych,

raportowanie, monitorowanie, zarzadzanie danymi, statystyka i zarzadzanie projektem).

2.4. Znaczenie nieckomercyjnych badan klinicznych dla polskiego systemu ochrony

zdrowia (podsumowanie)

Stworzenie efektywnego mechanizmu stymulacji rozwoju niekomercyjnych badan

klinicznych bedzie miato pozytywny wptyw na caly system ochrony zdrowia, gdyz badania

te:

dajg szanse na poszukiwanie rozwigzan terapeutycznych dla schorzen, dla ktorych
brak jest przebadanych terapii;

dajg mozliwos¢ racjonalizacji kosztow leczenia,

sg dodatkowym zrodtem $rodkoéw finansowych dla podmiotéw leczniczych;

s3 szansg na rozwoj catego sektora gospodarki, jakim jest branza medyczna;
uwzgledniaja cele badawcze, ktore nie zostatyby osiagnigte inaczej z powodu ich
niskiej atrakcyjnosci ekonomicznej dla prywatnego sektora farmaceutycznego;
pozwalaja na  optymalizacjg 1  wprowadzanie = nowych  zastosowan
niefarmakologicznych form leczenia (radioterapia, chirurgia), a takze leczenia
taczacego kilka metod terapeutycznych (np. radiochemioterapia, okolooperacyjna
chemioterapia 1 innych);

majg na celu poszerzanie wiedzy i rozwdj praktyki klinicznej oraz opracowanie

nowych standardow terapii;

sg optymalnym narzedziem analizy skutecznosci i1 bezpieczenstwa lekow bedacych juz
na rynku, ale w innym dawkowaniu czy dtugosci terapii, a nawet w innym wskazaniu

niz zarejestrowane;

realizowane sg przewaznie w chorobach, gdzie potrzebne sg poszukiwania nowych

metod leczenia.

3. Badania kliniczne jako narzedzie rozwoju innowacyjnej gospodarki

Innowacje w zakresie terapii, diagnostyki i1 profilaktyki choréb sa motorem poprawy

skutecznosci leczenia pacjentow. Pozytywny wptyw widziany jest rowniez po drugiej stronie
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— efektu dla systemu opieki zdrowotnej przez obnizenie kosztow leczenia, uniknigcie kosztow
hospitalizacji czy leczenia drogich powiktan zwigzanych ze stosowaniem dostepnych lekow.
Innowacyjne leki mogg zmniejszy¢ lub catkowicie wyeliminowa¢ skutki choroby, wydtuzajac
tym samym okres aktywnosci zawodowej chorego w petnym lub prawie pelnym wymiarze
w poréwnaniu do okresu sprzed choroby. Wsréd takich innowacji Raport OECD" wylicza
m.in. leki antyretrowirusowe, antynowotworowe czy przeciw wirusowemu zapaleniu watroby
typu C (WZW C), dzieki ktorym od lat 80. ubieglego w. obserwuje si¢ znaczny spadek
$miertelnosci z powodu HIV (o ponad 80%), od lat 90. z powodu nowotworow ztosliwych (o
20%), a w ostatnim czasie z powodu WZW C (90%). Wspolczesna medycyna jest w stanie
kontrolowa¢ 1 stabilizowa¢ wysokie ci$nienie oraz inne choroby ukfadu krazenia. Postep
w obszarze protetyki umozliwia ponowne uczestniczenie w aktywnym zyciu osobom po
operacji. Postep w obszarze onkologii, szczegdlnie terapie celowane, pozwalajg na skuteczng
walke z nowotworami zlosliwymi. Nowe terapie w diabetologii, w tym nowe generacje
insulin, zmniejszajg ryzyko utraty wzroku, amputacji konczyn 1 wystapienia innych powiktan
cukrzycy. Przed branza farmaceutyczng stoja juz kolejne wyzwania — medycyna
spersonalizowana oraz transformacja cyfrowa w kierunku wykorzystania potencjatu tzw. big
data, ktore maja utatwic 1 przyspieszy¢ proces przejscia od badan podstawowych do produktu
dostepnego na rynku, jednoczesnie czyniac go dostgpnym cenowo dla ptatnika publicznego

oraz samego pacjenta — w zaleznosci od trybu refundacji.

W innym raporcie OECD? wskazuje, ze na podstawie danych z 30 panstw, w latach 2000—
2009 wzrost $redniej oczekiwanej dlugosci zycia az w 73% spowodowany byl
dopuszczonymi na rynek innowacyjnymi lekami. Proces ten dalej postgpuje, oczekiwana
dtugos¢ zycia w 2022 r. ma wynies$¢ 74,4 roku, co spowoduje, iz 0sob powyzej 65. roku zycia
na $wiecie bedzie prawie 670 milionéw, co bedzie stanowito udziat 11,6% w catkowitej

populacii’.

Stworzenie, a tym bardziej wdrozenie na rynek innowacyjnego leku jest niezwykle czaso-
i kosztochtonne. Przedsigbiorstwa farmaceutyczne przeznaczaja tacznie prawie 20% swoich
dochoddéw na projekty badawcze nad stworzeniem kolejnych innowacyjnych lekéw. Sektor
farmaceutyczny odpowiada za 19% udziatu w §wiatowych wydatkach na badania i rozwo;",

Wedlug WHO celem innowacji w sektorze zdrowia jest opracowanie i dostarczanie nowych

! Pharmaceutical Innovation and Access to Medicines, OECD, 2018.

2 FR. Lichtenberg, Pharmaceutical innovation and longevity growth in 30 developing OECD and high-income countries, 2000-2009,
Working Paper 18235, National Bureau of Economic Research, 2012.

% Global health care outlook, Shaping the future, 2019, https:/www2.deloitte.com/content/dam/Deloitte/global/Documents/Life-Sciences-
Health-Care/gx-Ishc-hc-outlook-2019.pdf

# https:/www.infarma.pl/assets/files/raporty/raport_przelomowe_innowacje_farmaceutyczne.pdf (dostep: lipiec 2019 1.).
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lub ulepszonych polityk zdrowotnych, systemow, produktow, technologii oraz ustug i metod

ich $wiadczenia, ktére wplyna na poprawe zdrowia ludzi’.

Tak jak w innych sektorach, rowniez w przemysle farmaceutycznym innowacje prowadzga
do ulepszenia systemu ochrony zdrowia. Nowe leki, ktore odpowiadaja na niespetniong
potrzeb¢ medyczng (ang. unmet medical need), a przy tym sa skuteczne i bezpieczne,
sprawiaja, ze choroby dotychczas nieuleczalne stajg si¢ uleczalne, a $miertelne stajg si¢
chorobami przewleklymi. Skuteczne leczenie to jednak nie tylko wydtuzenie zycia, ale
rowniez podniesienie jego jakosci do takiego stopnia, aby chory mogh z powrotem wroci¢ na

rynek pracy lub petni¢, w zalezno$ci od wieku, swoje inne role spoteczne.

Aby jednak oceni¢ skuteczno$¢ i1 bezpieczenstwo innowacyjnego leku, niezbedne jest
przeprowadzenie badan klinicznych. Jak juz wspomniano wyzej, stworzenie innowacyjnego
leku czy wyrobu medycznego jest procesem czaso- 1 kosztochtonnym, ale przede wszystkim
odznaczajacym si¢ bardzo wysokim ryzykiem. Srednio, jedna do maksymalnie dwoch na
osiem do dziesigciu tysiecy cza,steczek(’) identyfikowanych w tzw. fazie discovery, czyli
odsiewaniu potencjalnych lekéw przez badania in vitro oraz in silico, zostaje faktycznie
lekiem”. Koszty stworzenia i wprowadzenia jednego leku do obrotu wynosza miedzy 1,9 a
2,5 mld euro”, a caly proces trwa §rednio 12-20 lat”. Badania kliniczne stanowia az 60-80%

kosztow catego procesu.

W 2014 r. Komisja Europejska uznala przemyst farmaceutyczny za strategiczny dla
przysztosci Europy'”. Wskazano na jego znaczenie dla gospodarki bazujacej na wiedzy,

wynikajace:
* ze ztozonosci procesow produkcyjnych;
* ze stopnia komplikacji prac badawczo-rozwojowych;

* 7 charakterystyki wytwarzanych produktow, w coraz wigkszym stopniu zmieniajacej si¢

w kierunku lekow wytwarzanych z wykorzystaniem biotechnologii;

7 wysokiej intensywnosci badan i rozwoju (B+R), wyrazonej poziomem naktadow na B+R

do sprzedazy, w porownaniu do innych sektoréw przemystowych.

5 https://www.who.int/topics/innovation/en/ (dostep: lipiec 2019 1.).

5 EFPIA — European Federation of Pharmaceutical Industries and Associations, The Pharmaceutical Industry in Figures. Key Data 2018.

" Wplyw na gospodarke i potencjal rozwoju branzy innowacyjnych firm farmaceutycznych w Polsce, Raport przygotowany przez PEX
PharmaSequence dla Zwiazku Pracodawcow Innowacyjnych Firm Farmaceutycznych INFARMA, Warszawa, 2017.

8 EFPIA, The Pharmaceutical Industry in Figures, 2018.

%) DiMasi et al, Journal of Health Economics, January 2016.

1 Pharmaceutical Industry: A Strategic Sector for the European Economy, Brussels, 2014
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Zgodnie z danymi EUROSTAT, sektor farmaceutyczny jest sektorem z obszaru wysokich
technologii o najwiekszej wypracowywanej wartosci dodanej w przeliczeniu na jednego
zatrudnionego. Jak juz wspomniano wyzej, farmacja jest branzg o najwiekszej proporcji
wydatkdw na B+R w przeliczeniu do sprzedazy netto. Same badania kliniczne to globalny
rynek o wartosci ponad 44 mld USD. W Polsce to nieco ponad 1 mld zt. Od 2009 r. rynek ten
rozwijat si¢ ze $rednioroczng stopg wzrostu 2,0% (CAGR 09-14), tj. ponizej stopy wzrostu
PKB w tym okresie (2,9%). Dla zobrazowania postgpu: w 2000 r. — prowadzono 2 119 badan
klinicznych na $wiecie, w 2017 r. — 29 198 badan'". Polska, wedtug raportu IQVIA, jest na

liscie 21 rynkéw farmaceutycznych o wysokim potencjale rozwoju'?.

Zgodnie z raportem Zwigzku Pracodawcow Innowacyjnych Firm Farmaceutycznych
INFARMA'", 28 firm nalezgcych do Zwiazku wytworzylo w 2015 r. okoto 6,76 mld zt, co
odpowiada 0,37% PKB 1 zatrudnialo prawie 30 000 pracownikow. Z przebadanych
na potrzeby Raportu przedstawicieli Zwigzku kazda zlotdwka wypracowana generowata
dodatkowe 1,97 zt wartosci dodanej w gospodarce (m.in. towary i ustugi zamawiane
w podmiotach nalezacych do innych sektorow). Dodatkowo kazdy pracownik indukowat

dodatkowe 3,5 etatu w pozostatych sektorach.

Polski rynek farmaceutyczny zdominowany jest przez podmioty o juz ugruntowanej pozycji,
cho¢ na popularnosci zyskuja mtode spotki technologiczne, tzw. startupy. Nadal jednak
Polska jest na poczatku drogi rozwoju systemu startupdw medycznych. Najszybciej rozwijaja
si¢ spotki dzialajace w obszarze telemedycyny, urzadzen medycznych czy rozwigzan
informatycznych dla sektora zdrowia. Startupy z obszaréw nauk przyrodniczych, sektora
zdrowia 1 biotechnologii, szczegdlnie te rozwijajace nowe terapie czy czasteczki,
charakteryzuja si¢ najmniej regularnymi przychodami na polskim rynku startupowym. Te

dziedziny wymagaja sporych naktadow finansowych, zasobow kadrowych i czasu.

Wedtug raportu Fundacji Startup Poland, polskie startupy z réznych branz mogty dotychczas
skorzysta¢ z 890 mln zt z Polskiej Agencji Rozwoju Przedsigbiorczosci, 440 min zt
z Krajowego Funduszu Kapitatowego i 250 mln zt z NCBR (Narodowe Centrum Badan

i Rozwoju). Kolejne 2 miliardy zt na pobudzanie rynku inwestycji w innowacyjne firmy ma

' Statista Clinical trials and Pharma data (dostep: lipiec 2019 r.).

2 Pharmerging comprises 21 countries ranked by IQVIA as high-growth pharmaceutical markets (Algeria, Argentina, Bangladesh, Brazil,
Colombia, Chile, China, Egypt, India, Indonesia, Kazakhstan, Mexico, Nigeria, Pakistan, Philippines, Poland, Russia, Saudi Arabia, South
Africa, Turkey and Vietnam) Source: IQVIA (MIDAS May 2018).

3 Wplyw na gospodarke i potencjal rozwoju branzy innowacyjnych firm farmaceutycznych w Polsce, Raport przygotowany przez PEX
PharmaSequence dla Zwiazku Pracodawcoéw Innowacyjnych Firm Farmaceutycznych INFARMA, Warszawa, 2017.
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przeznaczyé nalezacy do Polskiego Funduszu Rozwoju PFR Ventures'!

w ramach funduszy
kapitalowych wybranych w otwartych konkursach. W skali $wiata jest to jednak nadal
niewiele, poréwnujac chocby z rundami inwestycyjnymi dla startupow z obszaru healthcare —
tylko w pierwszym potroczu 2018 r. zebraly one w USA 15 mld USD, o 70% wigcej niz
w analogicznym okresie rok WCZCéniCjIS) (1 to mimo glosnej afery z amerykanskim startupem
Theranos). W serwisie Crunchbase (najpopularniejszej na §wiecie bazie danych dotyczacej
startupow) zarejestrowanych jest aktualnie okoto 7 000 podmiotow (health care startups),
ktore zebraly taczne finansowanie w wysokosci ponad 80 mld USD'® i liczba ich ciagle
ro$nie. Zgodnie z raportem MEDmeetsTECH, polskie startupy z obszaru medtech (w tym
m.in. telemedycyna, diagnostyka, odzywianie) maja problemy z finansowaniem. Prawie
potowa z nich pozyskata zaledwie do 1 min zt na swoj rozw6j'”. O tym jak wazng role
odgrywaja mate, zwinne spotki w systemie zdrowia §wiadczy trend, iz na $wiecie role si¢
odwracaja i to tzw. wschodzace/nowe podmioty na rynku zaczynajg przewodzi¢ w zakresie
projektow rozwojowych, sktadanych patentow czy wdrozen. Spotki te odpowiadajg m.in. za

80% dziatalnosci B+R (w tym 84% projektow tzw. wczesnej fazy).

Wedtug raportu IQVIA mate spotki odpowiadajg za stworzenie jednych z najbardziej
innowacyjnych lekow na przestrzeni ostatnich pigciu lat, ktore nastepnie zostaly przejete
przez duze korporacje. Jest to juz popularny model, w ktorym duze korporacje wspotpracuja z
tzw. startupami. Dodatkowo raport Deloitte” podaje, iz zwrot z badan najwigkszych
koncernow farmaceutycznych na $wiecie spadt w 2018 r. do najnizszego poziomu od 2010 r.
- 1,9% przy jednoczesnym wyraznym trendzie podejmowania innowacyjnych zagadnien
przez male, niszowe spotki, ktore napedzaja rozwdj w obszarze innowacyjnych lekow 1
terapii. Obecnie w innowacjach prym wioda leki biologiczne, leki sieroce, terapie genowe
1 komorkowe, w tym terapia CAR-T (ang. Chimeric Antigen Receptor T-cell therapy) — tylko
dla tej ostatniej technologii rynek ma wzrosnag¢ o 51% do 2030 r. Rynek medycyny
spersonalizowanej ma rosng¢ w tempie 11% do 2024 r. Tematy podejmowane przez startupy
wpisuja si¢, a nawet wyznaczajg trendy value-based medicine, ktore dodatkowo wsparte
technologiami sztucznej inteligencji, big data czy blockchain i sztucznej inteligencji majg
przeprowadzi¢ opieke zdrowia z zarzadzania chorobg w kierunku zarzadzania zdrowiem

(wczesnej diagnostyki 1 diagnostyki umozliwiajacej skuteczng prewencje).

") http://www.citibank.pl/poland/kronenberg/polish/files/raport_startup_poland_2018.pdf (dostep: lipiec 2019 1.).

15) https://www.forbes.com/sites/matthewherper/2018/07/09/theranos-whatever-healthcare-startups-have-raised- 1 5-billion-so-far-this-
year/#dbfdbf373f4a (dostep: lipiec 2019 1.).

9 https://www.crunchbase.com/hub/health-care-startups#section-recent-activities (dostep: lipiec 2019 1.).

') http://www.citibank.pl/poland/kronenberg/polish/files/raport_startup_poland 2018.pdf (dostep: lipiec 2019 .).

) Raport Global health care outlook, 2019, https://www2.deloitte.com/content/dam/Deloitte/global/Documents/Life-Sciences-Health-
Care/gx-Ishc-hc-outlook-2019.pdf
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Maksymalne wysokosci dotacji budzetowej na rzecz ABM:

Rok Budzet (z})
2020 100 000 000,00
2021 200 000 000,00
2022 250 000 000,00
2023 300 000 000,00
2024 350 000 000,00
2025 400 000 000,00
Razem 1600 000 000,00

Zrodlo: Ocena Skutkow Regulacji do ustawy z dnia 21 lutego 2019 r. o Agencji Badan Medycznych

(www.rcl.gov.pl).

4. Obszary wsparcia badan klinicznych

4.1. Obszar wsparcia systemowego

Istnieje potrzeba podj¢cia nastgpujacych dziatan wspierajacych rozwdj badan klinicznych

w Polsce w kierunku uksztaltowania si¢ dojrzalego 1 dynamicznego ich rynku,

charakteryzujacego pafistwa oparte na kulturze innowacji, w ramach learning healthcare

system, jednocze$nie z zachowaniem atrakcyjnoscei 1 sity tych obszarow rynku, w ktorych

Polska juz jest jednym z liderow (tj. w prowadzeniu duzych, wieloosrodkowych badan faz

I do IV):

wspieranie rozwoju niekomercyjnych badan klinicznych, m.in. przez odpowiednig
edukacje, szkolenia oraz wsparcie organizacyjne i pod katem know-how lekarzy
i przedstawicieli innych zawodéw medycznych, a takze personelu pomocniczego;
wspieranie przez wprowadzenie utatwien i ulg dla takich badan, jednak bez
uszczerbku dla bezpieczenstwa ich uczestnikow czy warto$ci/jakosci uzyskiwanych
danych;

wspieranie rozwoju badan klinicznych wczesnych faz, przede wszystkim przez
popraw¢ otoczenia regulacyjnego;

wspieranie rozwoju sieci badaczy i o$rodkow, a takze sieci instytucji pomocniczych
w prowadzeniu badan klinicznych (np. laboratoriow);

wspieranie innowacyjnosci tak polskich uczelni, jak i przemyshu, zwlaszcza matych
i $rednich przedsigbiorstw, w zakresie rozwoju nowych technologii, mogacych
zaowocowac dopuszczeniem danej technologii (np. leku) do fazy klinicznej — w tym

bezposrednie wsparcie w postaci dofinansowania czy grantow;
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wspieranie i budowanie mechanizméw zachecajacych przedsigbiorstwa zagraniczne
posiadajace know-how odnosnie do prowadzenia rozwoju klinicznego lekéw do
tworzenia jednostek organizacyjnych w Polsce i zatrudniania w nich polskich
naukowcow, przedstawicieli zawodéw medycznych 1 menedzerow;

wspieranie rozwoju lekow biopodobnych przez polski przemyst — dzigki takiemu
rozwojowi polski przemyst moze nabywa¢ doswiadczenie w biotechnologii
wytwarzania lekow biologicznych oraz przeprowadzaniu ich dalszego rozwoju
przedklinicznego i klinicznego;

edukacja pacjentow — potencjalnych 1 aktualnych uczestnikow badan;

wspieranie dziatan pokrewnych badaniom klinicznym:

o umozliwienie, przede wszystkim od strony regulacyjnej, systemu
indywidualnego stosowania leku (ang. compassionate use), po zakoficzeniu
badania klinicznego, w trakcie ktorego uczestnik (pacjent) odnidst ewidentng
korzy$¢ lecznicza, a sponsor zakoficzonego badania mogtby i chciatby
dostarcza¢ dany lek pacjentowi w czasie, gdy lek pozostaje jeszcze
niedopuszczony do obrotu (obecnie w Polsce praktycznie brak jest rezimu
prawnego, w ktorym lek niedopuszczony do obrotu mogtby by¢ stosowany
wramach compassionate use po zakonczonym badaniu klinicznym
z poszanowaniem interesOw 1 bezpieczenstwa wszystkich stron takiego
procesu — pacjenta, lekarza 1 dostawcy leku);

o wspieranie tworzenia 1 prowadzenia tzw. rejestrow medycznych
(systematycznego dokumentowania poszczegolnych pacjentow/przypadkoéw
choroby, w tym szczegdlnie skutecznosci i bezpieczefistwa zastosowanego
leczenia (diagnostyki, profilaktyki);

O Wwspieranie przyjaznego otoczenia regulacyjnego, naukowego
iinfrastrukturalnego  dla  porejestracyjnych ~ badan  bezpieczenstwa
lekow/wyrobow medycznych (ang. Post-Authorisation Safety Studies, PASS);
badania takie mogg mie¢ formule badania klinicznego, rejestru medycznego
lub inng;

o wspieranie rozwoju badan naukowych ludzkiego materiatu biologicznego oraz
tworzenia i funkcjonowania biobankow;

o uregulowanie rynku badan/testow genetycznych.
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Realizacja dzialan w powyzszym obszarze powinna mie¢ charakter faktycznie systemowy —
tzn. skoordynowanego procesu obejmujacego wszystkie wskazane elementy obszaru, a nie
tylko wybrane. Dzialalno$¢ badawcza w naukach biomedycznych, jak szczegétowo
przedstawiono w poprzednich rozdziatach, jest niezwykle skomplikowana i jednocze$nie
ogromnie ryzykowna w kontek$cie ekonomicznym (zwrotu z inwestycji). Dlatego jej
optymalny rozwdj wymaga szczegdlnie sprzyjajacego otoczenia. Istnienie nawet
pojedynczych przeszkod systemowych moze skutkowaé finalnym brakiem atrakcyjnosci
danego otoczenia — np. Polski jako kraju — i w efekcie odplyw dziatalnoéci badawczej do

krajow/regionéw konkurencyjnych albo co najmniej rozwoj nieodpowiadajacy potencjatowi.

4.2. Obecne przeszkody w obszarze infrastruktury i procesow w osrodkach

badawczych

Aktualnie do przeszkdd w dynamicznym rozwoju sektora badan klinicznych w Polsce
zaliczy¢ nalezy m.in. niewykorzystany potencjal kadrowo-infrastrukturalny podmiotow
leczniczych (tylko ok. 10% szpitali prowadzi badania kliniczne), brak w wigkszo$ci osrodkow
badawczych efektywnie dziatajacych jednostek koordynujacych procesy administracyjne oraz
logistyke, ktore petnityby role centréw badan klinicznych (dotyczy to glownie publicznych
podmiotow leczniczych), niedostateczne wykorzystanie infrastruktury istniejacych centrow
badan klinicznych (pominigcie np. badan niekomercyjnych) oraz brak dostatecznej ilosci
wyspecjalizowanej kadry: lekarzy i pielegniarek posiadajacych tak niezbgdng wiedze
idoswiadczenie, jak 1 niezbedne zasoby czasowe; koordynatorow, tj. personelu
wyspecjalizowanego w obstudze administracyjnej i logistycznej, czgsto na poziomie jednostki
organizacyjnej (oddziatu, kliniki, poradni) os$rodka; prawnikéw kompetentnych w materii
badan klinicznych, menedzerow badan klinicznych, a w przypadku badan niekomercyjnych
np. biostatystykow czy 0sob zajmujacych si¢ nadzorem nad bezpieczefistwem farmakoterapii.
W wielu oérodkach brak jest wprowadzonych przejrzystych standardowych procedur
operacyjnych dotyczacych procesow i procedur zwigzanych z badaniami klinicznymi np.
zarzadzania produktem badanym czy dokumentacja badania. Inng problematyczng kwestig
jest zwykle dtugotrwaty proces negocjowania i zawierania umow o prowadzenie badania
klinicznego migdzy sponsorem (lub przedsigbiorstwem prowadzacym badanie kliniczne na
zlecenie, CRO) a o$rodkiem badawczym (dotyczy to zwlaszcza osrodkéw publicznych) czy
niejednolity 1 nierzadko nietransparentny proces gratyfikacji poszczegolnych cztonkow

zespotu badawczego przez tzw. glownego badacza w danym o$rodku (ang. princpal
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investigator) ze S$rodkow otrzymywanych od sponsora, co nierzadko powoduje niska
motywacje ww. cztonkow zespotu, nieotrzymujacych dostatecznego wynagrodzenia za prace
(albo majacych takie przeswiadczenie). Jedng z przeszkdd jest rowniez brak jednego punktu
kontaktowego (referencyjnego) na poziomie osrodka dla sponsoréw w procesie wyboru

osrodkéw, w ramach studium wykonalnosci danego badania (ang. feasability study).

Wsrod czynnikow wptywajacych na rekrutacje pacjentow do badania nalezy wymienic:

o brak w wigkszosci osrodkéw systemu pozwalajacego na wyszukiwanie kandydatow na
uczestnikow badania sposrod puli wlasnych pacjentow przy uzyciu danych zakodowanych
(np. pseudonimizowanych);

e niewystarczajaca wspolprace miedzy osrodkami badawczymi w procesie rekrutacji
pacjentow do badania, t]. dzielenia si¢ doswiadczeniem, spostrzezeniami, wypracowanymi
wiasnymi sposobami, wiedza, jak unikna¢ btedow itp.;

o niedostateczny poziom wiedzy pacjentow — potencjalnych uczestnikow badan — o
specyfice badan klinicznych, jak rowniez ograniczony dostgp do informacji o aktualnie
prowadzonych lub planowanych badaniach klinicznych; nadal brakuje polskojezycznego
narzgdzia/rejestru  wszystkich badan prowadzonych w kraju, zawierajacego dane

kontaktowe o$rodkow lub przynajmniej ich identyfikacje.

4.3. Likwidacja przeszkod — narzedzia
Infrastruktura

W celu usunigcia przeszkod w dynamicznym rozwoju sektora badan klinicznych w Polsce
nalezy m.in. poprawi¢ infrastruktur¢ i procesy operacyjne w osrodkach badawczych przez
stworzenie efektywnie dziatajacych jednostek koordynujacych procesy administracyjne oraz

logistyke, ktore petnityby role centrow badan klinicznych.

Pierwszym krokiem bedzie stworzenie przez ABM wzoru modelowego centrum badan
klinicznych. Kolejnym bedzie stworzenie sieci osrodkow badawczych w  Polsce,
wspdtpracujacych $cisle z ABM, z ujednoliconymi procesami oraz rekomendowanym
wzorem umowy o prowadzenie badania klinicznego oraz integracja z istniejagcymi sieciami
osrodkow badawczych, zwlaszcza dla badan niekomercyjnych, w tym migdzynarodowymi,

w szczegolnosci z Europejska Siecig Infrastruktur Badan Klinicznych (ECRIN).
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Finansowanie

Aby w Polsce powstaty dodatkowe centra badan klinicznych lub rozwinely si¢ juz istniejace,
konieczne bedzie wsparcie finansowe tego dziatania. ABM przygotuje i przeprowadzi
konkurs dotyczacy dofinansowania procesu rozwoju centrow badan klinicznych. Na
finansowanie centrow planowane jest przeznaczenie kwoty 100 mln zt. Pozwoli to nie tylko
na inwestycje infrastrukturalne, ale réwniez ujednolicenie systemow informatycznych i
procedur. Dodatkowo planowane polaczenie zrestrukturyzowanych centrow w sie¢ pozwoli

na lepsze wykorzystanie potencjatu klinicznego.

Kwalifikacje

Rozwazane jest utworzenie przez ABM centrum edukacyjnego, ktore bedzie szkolito zespoty
badawcze, a takze lekarzy podstawowej opieki zdrowotnej oraz pacjentow czy przedstawicieli
organizacji pacjenckich. Szkolenia bedg miaty charakter powtarzalny, poniewaz ich celem

jest trwale utrzymanie wysokich kwalifikacji kadr badawczych.

4.4. Oczekiwany efekt

Zdefiniowanie obszarow wsparcia 1 dedykowanie im zaplanowanych dziatan z pewnos$cia
przyniesie wymierny, oczekiwany efekt. Mozna stwierdzi¢, ze jednoczesna niwelacja
przeszkod dla rozwoju badan klinicznych bedzie dodatkowym czynnikiem przyspieszajacym
rozwoj tej dziedziny medycyny 1 gospodarki.

Jednym z gtownych czynnikow hamujacych rozwdj badan jest dtugotrwalo$¢ procedur
klinicznych. Skrocenie catkowitego czasu przeprowadzenia badania i lepsza jako$¢
uzyskanych danych pozwolg na uatrakcyjnienie rynku badan klinicznych w Polsce, co
przyczyni si¢ do czgstszego wyboru przez sponsorow osrodkow badawczych w Polsce, a to z
kolei da szanse pacjentom na lepszy dostep do nowoczesnych, innowacyjnych terapii, za$
badaczom na podnoszenie kwalifikacji 1 wzmocnienie pozycji na arenie migdzynarodowe;.
Wigksza liczba badan w Polsce przyniesie dodatkowe dochody os$rodkom badawczym
(podmiotom leczniczym), w tym czgsto samym badaczom i cztonkom zespotéw badawczych,
jak réwniez dodatkowy dochod budzetu panstwa.

Docelowym efektem bedzie spozycjonowanie badan klinicznych jako istotnego 1 integralnego
elementu systemu ochrony zdrowia. Nowe spojrzenie na badania kliniczne z cata pewnoscia

wplynie pozytywnie na ich rozw6j. Obecnie, chociaz nie mozna oprze¢ si¢ na wiarygodnych
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badaniach, postrzeganie badan klinicznych nie ma wystarczajaco pozytywnego wymiaru.

Zmiany, nawet w tym zakresie, utrwalg efekty, wypracowane przedstawionymi dziataniami.

Po 2,5 roku od przyjecia PRBK zostanie dokonana ewaluacja jego efektow. Opracowane
wskazniki zostang zbadane pod katem postepu ich realizacji. W oparciu o nowe dane

dokonane zostang korekty i zaktualizowane priorytety.

5. Badania kliniczne a wzrost kompetencji kadr
5.1. Potencjal krajowej kadry naukowej oraz aktualne finansowanie badan

w konteksScie rozwoju badan klinicznych w kraju

Podstawowym zrodlem finansowania badan naukowych uczelni wyzszych w kraju sg Srodki
statutowe uczelni, ktére finansowe s3 z budzetu panstwa. Srodki te w niewielkim tylko
stopniu pokrywaja potrzeby finansowe grup badawczych, nie pozwalajagc tym samym na
prowadzenie zaawansowanych badan naukowych. Kolejnym zrédlem finansowania
dziatalnosci naukowej sg $rodki finansowe przyznawane przez Narodowe Centrum Nauki
(NCN) w ramach konkurséw finansujacych badania z zakresu nauk podstawowych, cho¢ od
2014 r. zostaly wprowadzone programy badawcze wspomagajace projekty badawcze
poprzedzajace komercjalizacje wynikow. Jednak biorac pod uwage zaréwno liczbe
wszystkich naukowcow w kraju oraz liczb¢ organizowanych konkurséw, ostatecznie mniej
niz 1% tych naukowcow uzyskuje finansowanie na wiasne badania naukowe. Sytuacja
wyglada jeszcze mniej korzystnie, jesli wezmie si¢ pod uwage niekomercyjne badania
kliniczne, ktorych przyktadowo w 2018 r. zarejestrowano w Polsce zaledwie 11. Pokazuje to,
iz istnieje realna konieczno$¢ zaangazowania wigkszych §rodkow finansowych dla wsparcia
prowadzenia badan naukowych w zakresie niekomercyjnych badan klinicznych. Utworzenie
odpowiednich programow, nie tylko finansujacych tego typu badania, ale réwniez
stwarzajacych odpowiedni system dla ich promocji, wydaje si¢ by¢ konieczne dla budowania

gospodarki opartej na nauce.

Srodowisko akademickie w kraju, reprezentujgce rézne uczelnie, w tym o profilu medycznym
czy technicznym, podejmuje ograniczone dziatania badawcze zwigzane z prowadzeniem prac

naukowych w zakresie niekomercyjnych badan klinicznych. W krajach wysoce rozwinigtych,
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jak podaje Danish Medicine Agency' (Annual report 2017), w latach 2008-2017 udziat
badan naukowych w zakresie badaf klinicznych niekomercyjnych byl 10-krotnie wyzszy
w odniesieniu do badan prowadzonych w naszym kraju i stale rosnie. Liderem w zakresie
prowadzenia badan niekomercyjnych sg kraje skandynawskie, ale rowniez Niemcy i Francja.
Badana biomedyczne w ww. wysoce rozwinigtych krajach stanowig podstawowy sposob
rozwoju nowych technologii medycznych, ktore zasilaja system leczenia pacjentéw. Obecnie
istniejg ograniczone mechanizmy finansowe wspomagajace polskich naukowcoéw w zakresie
prowadzenia badan klinicznych niekomercyjnych. Nieco lepsza sytuacj¢ zauwaza si¢ na polu
badan przedklinicznych, w ktorych polscy naukowcy zaczynaja odnajdywaé swoja niszg
badawcza 1 ksztaltuja swoja pozycje migdzynarodowa. Wedlug danych NCBiR w latach
2012-2016 problematyka biomedyczna dotyczyta 23% sposrod wszystkich projektow
badawczych. Wedlug raportu Deutsche Forschungsgemeinschaft™® (Processing Times and
Success Rates) w latach 2015-2018 w badaniach o podtozu biomedycznym w Niemczech
brato udzial ponad 18% naukowcow z jednostek publicznych i az 6% kadry naukowej z
sektora prywatnego, co razem daje 24% naukowcow zaangazowanych w prace badawczo-
rozwojowe Niemiec. Dane te wyraznie wskazuja, iz istnieje uzasadniona konieczno$¢
aktywizacji polskich grup badawczych, aby zwigksza¢ udziat polskich naukowcow w

badaniach biomedycznych.

Proces powstawania technologii komercyjnej w zakresie nauk medycznych rozpoczyna sie
od badan podstawowych. W badania te zaangazowane sa Srodowiska naukowe opierajace si¢
o badaczy glownie z nauk o zyciu (NZ-wedtug klasyfikacji NCN). Grupy te oparte sg o
system zarzadzania wynikajacy z ustawy z dnia 20 lipca 2018 r. — Prawo o szkolnictwie
wyzszym inauce (Dz. U. poz. 1668, z pozn. zm.), gdzie kadr¢ zarzadzajaca stanowig
samodzielni pracownicy naukowi, tj. profesorowie oraz profesorowie uczelni lub ze stopniem

doktora habilitowanego.

Kolejng grupa pracownikéw sa mtodzi naukowcy oraz doktoranci, ktorzy stanowia trzon
badaczy polskich uczelni o profilu medycznym. System ten niewiele odbiega od systemow
zachodnich, jednak udzial mtodych naukowcow oraz doktorantdéw w badaniach naukowych
w krajach wysoce rozwinietych jest znacznie wyzszy i stanowi ponad 25%. Zaréwno w

grupie doktorantow, jak 1 mlodych naukowcow istnieje potrzeba aktywizacji w kierunku

) https:/laegemiddelstyrelsen.dk/en/publications/2018/annual-report-on-clinical-trials-of-medicines-in-
2017/~/media/02A91A79D58C468FAB5084B2EF8D5D03 ashx (dostep: lipiec 2019 1.).
0 https://www.dfg.de/en/dfg_profile/facts_figures/statistics/processing_times_success_rates/index.html (dostep: lipiec 2019 1.).
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usamodzielniania w procesie prowadzenia i zarzadzania badaniami naukowymi w zakresie
nauk biomedycznych, ktore nakierowane bylyby na translacyjne podejscie do badan
naukowych. Model ten zostat sprawdzony i wprowadzony przez najlepsze uczelnie wyzsze na
Swiecie, w tym przez Stanford Medical School w USA, aktywizujace mtoda kadrg naukowg
przez programy kliniczne translacyjne, ktorych celem jest prowadzenie badan ,,0d stolu
laboratoryjnego do t6zka chorego” (ang. bench-to-bedside). Model ten wydaje si¢ by¢ bardzo
skuteczny. Co roku Stanford Medical School (USA) udziela wsparcia na poziome
5 mln dolarow kierowanego wylacznie dla miodych lekarzy, prowadzacych akademickie
badania kliniczne, bedace odpowiednikiem niekomercyjnych badan klinicznych
(ang. academic clinical researchm). Obecnie w kraju nie istniejg mechanizmy wspierajace
niekomercyjne badania kliniczne dedykowane wytacznie mtodej kadrze lekarskiej. Dostepne
programy promujg duze konsorcja naukowe, czesto dziatajace mato efektywnie. Tym samym
brak jest efektywnych mechanizméw promujacych miodych lekarzy klinicystow, ktorzy

mogliby kierowa¢ badaniami klinicznymi.

Wedtug danych NCBiR naukowcy reprezentujacy nauki $ciste stanowili wiekszo$¢ laureatow
konkurséw w zakresie badan biomedycznych. Jednak sposrod wszystkich ztozonych
wnioskow w kazdej z dyscyplin zaledwie 7% dotyczylo badan o profilu medycznym lub
takich, ktore mogtyby w przysztosci zaowocowac powstaniem nowej technologii medyczne;.
Dane te wyraznie wskazujg na ograniczony udzial $rodowiska naukowego w budowaniu
gospodarki opartej na nauce w kontekscie nauk biomedycznych. W ujeciu statystycznym, w
celu podniesienia udziatu polskich naukowcow w prowadzeniu badan biomedycznych w
zakresie badan klinicznych, ich liczba powinna wzrosnag¢ mniej wigcej dwukrotnie. Dlatego
tez koniecznym jest utworzenie dodatkowych mechanizméw systemowych i finansowych

promujacych naukowcow, ktorzy podejmowaliby taka tematyke badawcza.

5.2. Kwalifikacje zawodowe zespoldw badawczych konieczne do prowadzenia badan

klinicznych. Zadania czlonkow zespoléw prowadzacych badania kliniczne

Badania kliniczne wymagaja zaangazowania kadry naukowej o okreslonym profilu
kompetencji. Personel badawczy powotany do prowadzenia ww. badan jest jednym

z najwazniejszych komponentdw programu badawczego. Ocenia si¢, ze personel pielggniarski

2D SPARK at Stanford Medical School, USA.
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wraz z zespotem zarzadzajacym badaniami klinicznymi poswieca az 30% swojego czasu dla
prawidlowego wypetnienia swoich obowiagzkow, podczas gdy tylko 9% catkowitego czasu
badania klinicznego stanowi czas pracy lekarzy 1 personelu naukowego. Jedng
z najwazniejszych 1ol w trakcie prowadzenia badania klinicznego, opisanego przez
opiniotworcze amerykanskie czasopismo Journal of Oncology Practice™ (JOP) jest rola
glownego badacza®. Obok jego kompetencji zawodowych i dorobku naukowego réwnie
istotne s3 umiejetnosci zarzadzania zespotem. W tym miejscu nalezy podkreslic, ze w
odréznieniu do modelu amerykanskiego, w polskim systemie ksztatcenia lekarzy tak przed-
jak 1 podyplomowego brak jest rozwoju kompetencji w zakresie zarzadzania zespotem. Ten
element ksztatcenia polskiej kadry lekarskiej, a w zasadzie konieczno$¢ dodatkowego
ksztalcenia kadry lekarskiej 1 pozyskiwania przez nig dodatkowych kompetencji
menedzerskich, wydaje si¢ by¢ jedng z palacych potrzeb w obecnej sytuacji kadry
zarzadzajacej badaniami klinicznymi. Dlatego tez wskazanym jest opracowanie wsparcia
systemowego umozliwiajacego podnoszenie kompetencji zawodowych w formie kursow oraz
studiow podyplomowych umozliwiajacych uzyskanie kompetencji zawodowych w zakresie
badan klinicznych (czy szerzej — badan biomedycznych z udziatem ludzi), co w odniesieniu

do pielegniarek okresla si¢ jako kompetencje tzw. pielegniarki badawczej (ang. study nurse).

W $lad za podobnymi programami ksztatcenia istniejacymi w innych krajach, w warunkach
polskich nalezy opracowa¢ whasny system szkolen nie tylko dla personelu pielegniarskiego,
ale rowniez pozostatych czlonkoéw zespotow badawczych. Dodatkowo nalezy opracowaé
system wynagrodzen promujacy pielegniarki badawcze, ktore uzyskuja dodatkowe certyfikaty
podnoszace ich kompetencje zawodowe. Jak zaleca migdzynarodowy zwiagzek Association
of Clinical Research Professionals*”, jedna z najbardziej skutecznych metod zachgcania
cztonkow zespotéw badawczych do podnoszenia kwalifikacji zawodowych jest zdobywanie

dodatkowych certyfikatow zawodowych, ktore przektadaja si¢ na wyzsze wynagrodzenia.

W celu zwigkszenia kompetencji zawodowych czlonkow zespotdw badawczych
prowadzacych badania kliniczne ABM we wspotpracy z uczelniami powezmie stosowne
dziatania polegajace na wsparciu organizacji ksztalcenia podyplomowego w zakresie badan

klinicznych (studia podyplomowe oraz kursy zawodowe).

2 Journal of Oncology Practice (JOP), J Oncol Pract. 2011 Mar; 7(2): 124-128.
2 Ibidem.
 https://actpnet.org/ (dostep: lipiec 2019 1.).
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5.3. Potencjal naukowy polskiej kadry badawczej w kontekscie gospodarki opartej

na wiedzy

W kategorii grantow dla naukowcow do 12 lat po uzyskaniu stopnia doktora wspotczynnik
sukcesu w Polsce wynosi 2,7% wobec np. 28% w Niemczech. Dla poréwnania $rednia w Unii
Europejskiej to niemal 11%. Oznacza to niewielki udzial krajowego potencjatu
intelektualnego w rozwoju globalnej nauki. W przypadku grantow dla doswiadczonych
badaczy jest jeszcze gorzej i wspotczynnik sukcesu dla Polski to 1,5%, co jest bardzo
niepokojagcym wynikiem w poréwnaniu do $redniej Unii Europejskiej, ktora wynosi ponad
14%. Analiza powyzszych danych wskazuje, ze budowanie gospodarki opartej na wiedzy
wymaga zaangazowania sporych $rodkow finansowych w celu podnoszenia kompetencji
polskich naukowcéw, w tym podnoszenia ich kwalifikacji zawodowych. W tym celu,
rownolegle do zwigkszonego finansowania samych projektow badawczych, nalezy podjac

dziatania wspierajace podnoszenie kwalifikacji cztonkéw zespotow badawczych.

W kontekscie badan klinicznych niekomercyjnych brak jest rowniez (z nielicznymi
wyjatkami) wspotpracy zaréwno na poziomie krajowym, jak 1 miedzynarodowym miedzy
osrodkami prowadzacymi tego typu badania naukowe. Polscy naukowcy na ogét nie zrzeszaja
sie w sieci badawcze, ktore umozliwiatyby podnoszenie wiedzy i kompetencji w zakresie
prowadzenia badan klinicznych niekomercyjnych. W zwiazku z tym konieczne jest podjgcie
dziatan nie tylko w zakresie zwigkszonego finansowania sprzyjajacego rozwojowi krajowych
zespotow badawczych, ale rowniez podjgcie dziatan, ktore podniosg znaczenie polskich grup

badawczych na arenie mi¢gdzynarodowe;.

6. Normatywne uwarunkowania badan klinicznych — postulaty zmian legislacyjnych

Interesariusze rynku badan klinicznych czesto uzalezniajg szanse powodzenia dynamicznego
rozwoju badan klinicznych od stopnia skomplikowania i przyjaznosci regulacji prawnych
obowigzujacych w kraju ich prowadzenia. Niewatpliwie jednym ze stymulantow dla rozwoju
badan klinicznych jest zapewnienie przejrzystego systemu prawnego pozbawionego barier
o charakterze administracyjno-prawnym. Obecny stan prawny, mimo dotychczas
podejmowanych dziatan legislacyjnych, jest jeszcze daleki od ideatu. W przedmiotowym
dokumencie podjeto probe analizy genezy aktualnych probleméw oraz przedstawiono

dziatania majace na celu ich zniwelowanie.
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Regulacje wspolnotowe

Obecnie kluczowymi aktami prawnymi regulujacymi obszar badan klinicznych w Unii
Europejskiej sg dyrektywa 2001/20/WE Parlamentu Europejskiego i Rady z dnia 4 kwietnia
2001 r. w sprawie zblizania przepisow ustawowych, wykonawczych i administracyjnych
Panistw Cztonkowskich, odnoszacych si¢ do wdrozenia zasady dobrej praktyki klinicznej
w prowadzeniu badan klinicznych produktéw leczniczych, przeznaczonych do stosowania
przez cztowieka (Dz. Urz. UE L 121 z 01.05.2001, str. 34, z poézn. zm.), zwana dalej
»dyrektywa Parlamentu Europejskiego i Rady nr 2001/20/WE”, oraz uzupetniajaca ja
dyrektywa Komisji 2005/28/WE z dnia 8 kwietnia 2005 r. ustalajaca zasady oraz szczegotowe
wytyczne dobrej praktyki klinicznej w odniesieniu do badanych produktow leczniczych
przeznaczonych do stosowania u ludzi, a takze wymogi zatwierdzania produkcji oraz
przywozu takich produktow (Dz. Urz. UE L 91 z 09.04.2005, str. 13), zwana dalej
wdyrektywa Komisji nr 2005/28/WE”. Celem wprowadzenia ww. aktow prawnych bylo
zapewnienie istnienia w krajach cztonkowskich Unii Europejskiej jednolitych ram prawnych

w zakresie najistotniejszych zagadnien zwigzanych z prowadzeniem badan klinicznych.

W praktyce wiele z unijnych krajow cztonkowskich zaimplementowato przepisy dyrektyw
w odmienny sposob, dodajac krajowe szczegotowe uregulowania, nierzadko bardziej
restrykcyjne. Takie dziatanie doprowadzito do dysharmonizacji europejskich systemow
prawnych dotyczacych prowadzenia badan klinicznych i tym samym do pewnego stopnia
odstraszyto m.in. sponsoréw mi¢dzynarodowych badan klinicznych od prowadzenia ich na

starym kontynencie.

Skutkiem petnej implementacji dyrektywy Parlamentu Europejskiego i Rady nr 2001/20/WE
do porzadku prawnego panstw cztonkowskich byto zmniejszenie si¢ liczby badan klinicznych
prowadzonych na obszarze Unii Europejskiej w porownaniu do okresu sprzed wejscia w zycie

tego aktu prawnego.

Spadajgca na przestrzeni lat atrakcyjnos¢ krajow europejskich jako miejsca prowadzenia
badan stala si¢ impulsem do poszukiwania rozwigzania, ktore byloby odpowiedzia na
zidentyfikowane  bariery rozwoju rynku badan  klinicznych o  charakterze

administracyjno-prawnym.

Prawodawca europejski zdecydowat, iz najlepszym rozwigzaniem przedmiotowego problemu
bedzie wprowadzenie nowego aktu prawnego, ktory zastapi aktualnie obowigzujacg

dyrektywe Parlamentu Europejskiego i Rady nr 2001/20/WE i w praktyce dyrektywe Komisji
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nr 2005/28/WE. Tym razem jednak, majac na uwadze ogromng wage ujednolicenia regulacji
w obszarze badan klinicznych, dla ww. aktu wybrano forme rozporzadzenia, ktére pozwala na
najwyzszy stopien harmonizacji, bowiem jego przepisy wigzg panstwa cztonkowskie

bezposrednio 1 wprost, bez koniecznosci implementacji do krajowego porzadku prawnego.

Nowe regulacje zawarte w rozporzadzeniu Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) nr
536/2014 z dnia 16 kwietnia 2014 r. w sprawie badan klinicznych produktow leczniczych
stosowanych u ludzi oraz uchylenia dyrektywy 2001/20/WE (Dz. Urz. UE L 158 z
27.05.2014, str. 1), zwane dalej ,,rozporzadzeniem 536/2014”, przewiduja m.in. uproszczenie
1 harmonizacj¢ przepisow administracyjnych regulujacych badania kliniczne oraz
ograniczenie do minimum réznic w podejsciu do rejestracji badan klinicznych migdzy
panstwami cztonkowskimi. Zgodnie zrozporzadzeniem 536/2014 proces wydawania
pozwolenia na badania kliniczne bedzie prowadzony przez wspdlng ocene wszystkich panstw,
w ktorych sponsor planuje przeprowadzi¢ dane badanie kliniczne, za posrednictwem
wspolnego dla catej Unii Europejskiej portalu 1 na podstawie zharmonizowanej dokumentac;ji
w okreslonych ramach czasowych dla kazdego etapu procesu wydawania pozwolenia. Proces
bedzie si¢ konczyt pozwoleniem (lub odmowg) zawartym w jednej decyzji administracyjnej

wydanej przez kazde panstwo cztonkowskie.

Rozporzadzenie 536/2014 mialo by¢ stosowane po uplywie 6 miesi¢gcy od opublikowania
zawiadomienia o petnej funkcjonalnoéci portalu Unii Europejskiej i bazy danych Unii
Europejskiej, nie wezesniej jednak niz 28 maja 2016 r. Z uwagi na duze opdznienia zwigzane
z budowa portalu Unii Europejskiej przewiduje si¢, ze rozporzadzenie 536/2014 bedzie

stosowane nie wezesniej niz w I potowie 2021 r.

W 2015 r. Polska przystapita do procedury dobrowolnej wspdlnej oceny dokumentacji badan
klinicznych produktow leczniczych (ang. Voluntary Harmonisation Procedure, VHP), ktora
powstala z inicjatywy Heads of Medicines Agencies. Procedura ta stosowana jest do badan,
ktére beda prowadzone w wiecej niz jednym panstwie cztonkowskim. Ocenie podlega przede
wszystkim jako$¢ badanego produktu leczniczego oraz bezpieczenstwo uczestnikow badania
klinicznego. Wspétpraca w ramach VHP umozliwia panstwom uczestniczacym zdobycie

niezb¢dnego doswiadczenia, ktore bedzie przydatne do stosowania rozporzadzenia 536/2014.

Regulacje krajowe

Instytucja badan klinicznych produktow leczniczych w polskim prawodawstwie zostata

uregulowana w rozdziale 2a ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. — Prawo farmaceutyczne (Dz.
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U. z 2019 1. poz. 499, z pdzn. zm.) oraz w szeregu aktow wykonawczych do tejze ustawy.
Przepisy te stanowig transpozycje dyrektywy Parlamentu Europejskiego 1 Rady nr
2001/20/WE oraz dyrektywy Komisji nr 2005/28/WE.

Wskaza¢ nalezy, iz polski ustawodawca rownolegle z problemami pojawiajacymi si¢ na
rynku wewnetrznym Unii Europejskiej identyfikowat pewne istniejagce wowczas bariery na
poziomie krajowym 1 podjat probe ich usunigcia. Probg rozwigzania czgsci z nich byty prace
legislacyjne prowadzone na poczatku drugiej dekady biezacego stulecia zwigzane z
opracowaniem projektu ustawy o badaniach klinicznych produktéw leczniczych i produktow
leczniczych weterynaryjnych, nad ktorym finalnie wstrzymano prace z uwagi na informacj¢ o
zamiarach wydania przez Uni¢ Europejska rozporzadzenia w analogicznym zakresie, ktore

zgodnie z zasadami kolizyjnymi miato pierwszenstwo w stosowaniu.

Przystapiono zatem do poszukiwania alternatywnych mozliwos$ci uatrakcyjnienia procesu
prowadzenia badan klinicznych na poziomie krajowym. Wsrdd takich inicjatyw mozna
zidentyfikowa¢ ustanowienie jednego organu wlasciwego zarowno w zakresie oceny wniosku
o wydanie pozwolenia na badanie kliniczne, jak i finalnej decyzji (Prezes Urzgdu Rejestracji
Produktéw Leczniczych, Wyrobow Medycznych 1 Produktéw Biobojczych, URPL). Przed
zmiang dokonang w maju 2011 r. ocena wniosku nalezata do URPL, natomiast wydanie
decyzji w zakresie pozwolenia na rozpoczecie badania bylo jedng z prerogatyw Ministra

Zdrowia.

Dodatkowo polski ustawodawca, dostrzegajac potrzebe wsparcia rozwoju badan klinicznych
o charakterze niekomercyjnym, w drugiej potowie 2015 r. przez nowelizacj¢ ustawy z dnia
6 wrzesnia 2001 r. — Prawo farmaceutycznezs) wprowadzil istotne zmiany, prowadzace do
znacznego obnizenia kosztow prowadzenia tego rodzaju badan klinicznych dla ich
sponsorow, w szczegolnosci w zakresie pokrycia kosztow $wiadczen opieki zdrowotnej,

udzielanych uczestnikom niekomercyjnych badan klinicznych.

Przedmiotowa nowelizacja byla oceniana pozytywnie dzieki szansie na zwigkszenie liczby
takich badan w Polsce przez czgsciowe przeniesienie obowiazku finansowania §wiadczen
opieki zdrowotnej udzielanych uczestnikom takich badan na Narodowy Fundusz Zdrowia
oraz wprowadzenie preferencyjnej optaty dla sponsora niekomercyjnego za ztozenie wniosku

o wydanie pozwolenia na prowadzenie badania klinicznego.

) Ustawa z dnia 25 wrzesnia 2015 r. o zmianie ustawy — Prawo farmaceutyczne (Dz. U. poz. 1771).
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Kolejng istotng z punktu widzenia badafn klinicznych w Polsce zmiang ustawy z dnia 6
wrzesnia 2001 r. — Prawo farmaceutyczne byla nowelizacja z dnia 7 czerwca 2018 1.2,
bedaca odpowiedzig na postulaty interesariuszy $rodowiska badan klinicznych w zakresie

przyspieszenia procesu uzyskiwania pozwolenia na rozpoczecie badania klinicznego.

Wprowadzonym w ustawie nowelizujacej z dnia 7 czerwca 2018 r. rozwigzaniem bylo
zniesienie konieczno$ci przedkladania zawartych umoéw o badanie kliniczne jako warunku
kompletnosci dokumentacji sktadanej wraz z wnioskiem o pozwolenie na badanie kliniczne,
aw zamian wprowadzenie wymogu przedstawienia krotkiego opisu finansowania badania
klinicznego, przedlozenia informacji na temat transakcji finansowych oraz rekompensat
wyplacanych uczestnikom oraz badaczom lub o$rodkom badawczym, w ktorych jest
prowadzone badanie kliniczne, za udzial w badaniu klinicznym oraz przedlozenia opisu
wszelkich innych uméw miedzy sponsorem a os$rodkiem badawczym, w ktorym jest

prowadzone badanie kliniczne.

Przed wprowadzeniem przedmiotowej zmiany Polska byla praktycznie jedynym panstwem
cztonkowskim Unii Europejskiej, ktore wymagato sktadania wraz z wnioskiem o rozpoczgcie
badania klinicznego umow dotyczacych badania klinicznego zawieranych miedzy stronami
biorgcymi udzial w badaniu klinicznym. Konieczno$¢ sktadania wynegocjowanych umow
o badanie kliniczne powodowata znaczne przedtuzenie przygotowania dokumentacji
sktadanej wraz z wnioskiem przez sponsora badania klinicznego, a w rezultacie skutkowata
odptywem badan klinicznych z Polski z uwagi na mozliwos$¢ duzo szybszej rejestracji badania
klinicznego w innych panstwach czlonkowskich Unii Europejskiej. Niecaly rok po
wprowadzeniu tej niewielkiej zmiany obserwuje si¢ zauwazalny wzrost liczby sktadanych
wnioskow o wydanie pozwolenia na rozpoczecie badania klinicznego, co $wiadczy o
ogromnej wadze likwidacji barier o charakterze administracyjno-prawnym w procesie

stymulacji rozwoju rynku badan klinicznych.

Niestety mimo podejmowania ww. dziatan wskazniki dotyczace liczby prowadzonych badan
w stosunku do liczby mieszkancow sg niesatysfakcjonujace w porownaniu do innych krajow
europejskich, takich jak Czechy czy Wegry. Dazac do zmiany tego negatywnego stanu,
rozw0j sektora badan klinicznych stat si¢ waznym elementem dokumentu Polityka Lekowa
Panstwa, okreslajacym priorytety dziatah Rzadu Rzeczypospolitej Polskiej w zakresie

gospodarowania lekami w latach 2018-2022. W przedmiotowym dokumencie wskazano na

) Ustawa z dnia 7 czerwca 2018 . o zmianie ustawy — Prawo farmaceutyczne oraz niektérych innych ustaw (Dz. U. poz. 1375 i 1515).
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szczegolng rolg zwiekszenia konkurencyjnosci 1 innowacyjnosci przemystu farmaceutycznego
przez stymulacj¢ badan 1 rozwoju lekow oraz poprawe warunkow realizacji badan

klinicznych.

Wisrod instrumentéw umozliwiajacych osiagniecie tego celu znalazto si¢ m.in. powotanie
ABM, finansujacej m.in. niekomercyjne badania kliniczne oraz przygotowanie 1 wdrozenie
rozwigzan prawnych z rozporzadzenia 536/2014 wraz z ustawa dostosowujaca polskie prawo
do wymagan rozporzadzenia oraz zmiang stosownych aktow prawnych dotyczacych badan

klinicznych w sposob sprzyjajacy rozwojowi badan klinicznych.

Celem polskiego ustawodawcy jest zwigkszenie konkurencyjnosci Polski jako miejsca
prowadzenia badan klinicznych przez wdrozenie przejrzystych regulacji prawnych
umozliwiajacych stosowanie europejskich standardow okreslonych w rozporzadzeniu
536/2014 oraz wprowadzenie dodatkowych ulatwien i mechanizméw zachecajacych do
prowadzenia badan klinicznych, ktore pozytywnie wyrdznig Polske na tle panstw
wdrazajacych jedynie plan minimum wylacznie umozliwiajacy stosowanie rozporzadzenia

536/2014.

Zgodnie z zasada pomocniczosci rozporzadzenie 536/2014 pozostawia szereg kwestii do
regulacji panstw cztonkowskich, ktore w Polsce beda zawarte w projekcie ustawy o
badaniach klinicznych produktow leczniczych stosowanych u ludzi. Od jakosci rozwigzan,
ktore zostang przyjete w przedmiotowej ustawie, zalezy, czy Polska, jako kraj o
niewykorzystanym potencjale, stanie si¢ liderem rynku badan klinicznych w regionie Europy

Srodkowowschodniej.

Rozporzadzenie 536/2014 nie ma charakteru wyczerpujacego 1 wymaga od pafistw
czlonkowskich wprowadzenia regulacji prawnych, ktore nie moga zosta¢ narzucone na
poziomie wspdlnotowym. Kluczowe kwestie pozostawione w kompetencji krajowej, ktore
zostang uregulowane w projekcie ustawy o badaniach klinicznych produktow leczniczych

stosowanych u ludzi, dotycza m.in.:

o okreslenia systemu oceny etycznej wniosku i organizacji komisji bioetycznych — sprawnie
dziatajaca struktura/sie¢ komisji bioetycznych (na czele ktorej planowane jest powolanie
Naczelnej Komisji Bioetyczne;);

o kwestii odpowiedzialnosci cywilnej oraz systemu ubezpieczen (planowane jest
zapewnienie uczestnikom badan klinicznych realnych mozliwosci  uzyskania

odszkodowania za szkody poniesione w zwigzku z badaniem, wprowadzenie réznych
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kategorii ubezpieczen dostosowanych do skali ryzyka badania klinicznego, wprowadzenie
odpowiedzialnosci sponsora czesciowo na zasadzie ryzyka);

okreslenia wysokos$ci oplaty za dokonanie oceny naukowej i etycznej wniosku w sposob
przejrzysty 1 jednoznaczny;

zasad finansowania $wiadczen zwigzanych z prowadzonym badaniem klinicznym
(planowane jest wprowadzenie instrumentow zapobiegajacych trudnosciom zwigzanym ze
zmienng interpretacja oddzialow wojewddzkich Narodowego Funduszu Zdrowia
w zakresie $wiadczen finansowanych przez platnika publicznego, zwigkszenie
transparentno$ci zasad podziatu obowigzkéw finansowych sponsora oraz platnika
publicznego przez deklaracj¢ Narodowego Funduszu Zdrowia co do kwalifikowalnosci
$wiadczen w danym badaniu klinicznym do finansowania przez ptatnika publicznego);
wprowadzenia mechanizméw wsparcia badan klinicznych niekomercyjnych (planowane
sa granty w ramach konkursow realizowanych przez ABM, zapewnienie badaczom
niezbednych szkolen i wsparcia merytorycznego w zakresie projektowania badania
klinicznego);

okreslenia wymogow jezykowych dotyczacych dokumentacii.

Obecnie konieczne jest podjecie whasciwych 1 finalnych prac legislacyjnych zmierzajacych do

opracowania tekstu projektu ustawy o badaniach klinicznych produktow leczniczych

stosowanych u ludzi, ktory zostanie wypracowany w ramach Zespolu powotanego przez

Ministra Zdrowia®”. W skfadzie Zespohlu znajduja sie glowni interesariusze rynku badan

klinicznych, ktérych zadaniem bedzie wypracowanie przepisow, ktore sg wazne i1 warte

wprowadzenia badz doprecyzowania na gruncie polskiego prawa.

Podjete dziatania legislacyjne powinny zaprojektowaé na nowo polski rynek badan

klinicznych, tworzac przyjazne oraz konkurencyjne srodowisko do ich prowadzenia.

7. Obszary wsparcia — tabele dzialan

Obszar: Niekomercyjne badania kliniczne

1.

Finansowanie Przeprowadzenie ABM 2020~ Liczba niekomercyjnych 1 814000 000 | Budzet ABM
projektow konkursow 2025 badan klinicznych

niekomercyjnych | majacych na celu rejestrowanych w Polsce

badan klinicznych | dofinasowanie

) Zarzadzenie Ministra Zdrowia z dnia 14 sierpnia 2019 r. w sprawie powotania Zespolu do spraw opracowania projektu ustawy o

badaniach klinicznych produktow leczniczych stosowanych u ludzi (Dz. Urz. Min. Zdrow. poz. 62).
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niekomercyjnych
badan klinicznych
Odsetek niekomercyjnych
badan klinicznych
w stosunku do ogélnej
liczby badan klinicznych
rejestrowanych w Polsce
Obszar: Nowoczesne prawo badan klinicznych
2. Poprawa 1. Wprowadzenie MZ 2019 Liczba projektow aktow Budzet MZ
funkcjonowania nowych norm prawnych przekazanych
otoczenia prawnych Ministrowi Zdrowia
prawnego badafi | umozliwiajacych
klinicznych stosowanie
(legislacja) rozporzadzenia
536/2014 wraz z
mechanizmami
uatrakcyjniajacymi
Polske jako migjsce
do prowadzenia
badan klinicznych.
2. Prowadzenie
procesu
legislacyjnego przy
wsparciu ekspertow
ABM.
Obszar: Ksztalcenia kadry badan klinicznych
3. Ksztatcenie Rozwoj ksztalcenia | ABM we 2020- Liczba osob objetych 3500 000 Budzet ABM
podyplomowe podyplomowego w | wspdtpracyz | 2025 ksztalceniem
zakresie badan uczelniami podyplomowym w zakresie
klinicznych (studia badan klinicznych
podyplomowe,
kursy zawodowe)
Obszar: Rozwdj badan klinicznych w Polsce — infrastruktura i procesy operacyjne
Analiza/Weryfikacj | ABM 2019 Liczba zdiagnozowanych 100 000 000 Budzet ABM
a potrzeb w osrodkow badawczych
obszarze
Utworzenie Sieci mfrastr’uktury !
4. . procesow w
wyspecjalizowany oérodkach
ch Centréw Badan badawezych
Klinicznych
Opracowanie Opracowanie standardu
standardu ABM 2019 modelowego Centrum
modelowego Badan Klinicznych
Centrum Badan
Klinicznych
Przeprowadzenie ABM 2020~ Liczba
konkursow 2025 utworzonych/zmodernizowa
majacych na celu nych Centrow Badan
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utworzenie lub/i
modernizacje
Centrow Badan
Klinicznych

Klinicznych

Stworzenie i
utrzymanie sieci
teleinformatycznej
Centréw Badan
Klinicznych

ABM/CSIOZ

2020-
2025

Realizacja podstawy
zatozen projektowych

Upowszechnianie
informacji na temat
badan klinicznych
»Pacjent w
badaniach”

ABM

2019-
2025

Liczba zrealizowanych
kampanii spolecznych

Obszar: Wspélpraca miedzynarodowa

5.

Przystapienie
Polski do
Europejskiej Sieci
Infrastruktury
Badan
Klinicznych
(ECRIN)

Integracja z
Europejska Siecia
Infrastruktury
Badan Klinicznych
(ECRIN)

Etap [:
Przystapienie Polski

do ECRIN —Status
,,obserwatora”

Etap II:
Zorganizowanie
Infrastruktury
POLCRIN w Polsce

Etap III:
Przystapienie Polski

do sieci ECRIN -
cztonkostwo

ABM

2019-
2022

Liczba inicjatyw w ramach
Europejskiej Sieci
Infrastruktury Badan
Klinicznych (ECRIN)

Budzet ABM

8. Przewidywane efekty gospodarcze wsparcia badan. Wnioski koncowe

Wsparcie badan klinicznych zaréwno komercyjnych, jak 1 niekomercyjnych, poza

bezposrednimi efektami w zakresie wsparcia rozwoju sytemu ochrony zdrowia, bedzie miato

rowniez szerszy wptyw na gospodarkeg.

Podstawowym efektem makroekonomicznym bedzie wptyw na rozwoj innowacyjnych galezi

gospodarki — przemystu farmaceutycznego 1 biotechnologicznego. Sa to kluczowe gatezie

zapewniajace staly wzrost gospodarczy, a tym samym wzrost PKB. Stanowig rowniez

strategiczne sektory dajace podstawe do budowania przewagi konkurencyjnej polskiej

gospodarki. Znaczenie przemystu farmaceutycznego i biotechnologicznego w ujeciu
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bezposrednim okresla warto$¢ PKB tworzona przez te sektory, liczba pracujacych w tych
sektorach, ptacone podatki 1 saldo obrotow produktami  farmaceutycznymi

i biotechnologicznymi z zagranica.

[stniejgce bariery w finansowaniu badan medycznych, w tym badan klinicznych, przyczyniaja
si¢ do powstania istotnych strat dla budzetu. Szacuje si¢ (zgodnie z raportem PWC z 2015
1Y), 7e tylko w 2014 . okoto 70 badan nie doszto do skutku. W rezultacie polski rynek mogt
straci¢ nawet ok. 170 mln zl, a budzet panstwa ok. 54 miln zt. Stad drugim obszarem
oddzialywania, w jakim bedzie widoczny wptyw wsparcia badan klinicznych, sg bezposrednie
wplywy do budzetu panstwa, wynikajace przede wszystkim ze wzrostu liczby realizowanych

badan klinicznych, w szczegélnosci komercyjnych. Obejmuja one m.in.:

* platnosci na rzecz Urzedu Rejestracji Produktow Leczniczych, Wyrobéw Medycznych

1 Produktow Biobdjczych (URPL);
* podatki ptacone bezposrednio przez sponsoréw i podmioty realizujace badania (CIT, PIT);

+ podatki ptacone bezposrednio przez podmioty wspolpracujace w ramach badan

klinicznych (badacze, pracownicy firm wspdtpracujacych);

+ podatki ptacone przez firmy $wiadczace swoje ustugi na rzecz sponsoréw i realizatorow

badan klinicznych.

[stotnym elementem wplywajacym na wydatki budzetu panstwa, zwigzane ze Srodkami
przekazywanymi do budzetu Narodowego Funduszu Zdrowia, sg rowniez mozliwe do

osiggniecia oszczednosci, obejmujace m.in.:

+ oszczednosci bezposrednie wynikajace z faktu, Ze pacjent wiaczony do badania
klinicznego nie generuje kosztow po stronie Narodowego Funduszu Zdrowia albo generuje
ich mniej; koszty leczenia takiego pacjenta (w zakresie przewidzianym protokolem

badania) sa ponoszone przez sponsora badania;

* oszczgdnosci posrednie zwigzane z uniknigciem kosztow leczenia pacjenta, ktorego stan

zdrowia ulegl poprawie na skutek terapii zastosowanej w ramach badania klinicznego;

* obnizenie w dlugoterminowej perspektywie kosztow  poszczegolnych terapii
(w szczegdlnosci w obszarze onkologii 1 kardiologii), dzigki uzyskanym danym

przekladajacym si¢ na analizy ekonomiki zdrowia/farmakoekonomiki.

* https://www.pwe.pl/pl/pdf/badania-kliniczne-raport-pwe.pdf
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Oszacowanie finansowego wplywu tych badan na budzet panstwa jest trudne. Niemniej
jednak szacuje si¢, ze w 2014 r. do budzetu pafistwa z tytulu realizacji glownie badan
komercyjnych wplyneto 300 min z** w formie podatkéw i odprowadzanych opfat z tytutu

realizacji badan.

Wsparcie rozwoju badan klinicznych bedzie miatlo réwniez wplyw na rynek pracy —
utworzenie nowych miejsc pracy, przy czym szczegblne znaczenie bedg miaty
wysokospecjalistyczne, wysoko wynagradzane stanowiska. Wigze si¢ to z dodatkowymi
wplywami do budzetu z tytulu podatkow 1 obcigzen wynagrodzen placonych przez

pracodawcow 1 tych pracownikow.

Kolejnymi efektami wdrozenia, ktore beda widoczne za kilka — kilkanascie lat bedzie dalszy,
staly rozw¢j badan naukowych w dziedzinie nauk medycznych 1 nauk o zdrowiu, a tym
samym na rozwdj nowoczesnych technologii medycznych, ktore beda wykorzystywane w
procesie terapeutycznym mogacych wptywac na obnizenie kosztow ptatnika czy wzrost PKB.
Sredni okres miedzy badaniami a rzeczywistym wptywem na leczenie jest zalezny od rodzaju
badania. Ewaluacja badan brytyjskiego Medical Research Council wskazuje, iz zyski netto
wygenerowane dzigki dziatalno$ci instytucji tylko w Wielkiej Brytanii w obszarze kardiologii
to okolo 9% zyskow calego brytyjskiego systemu ochrony zdrowia. MRC okreslito, iz
wydatek £ 1ze $rodkéw publicznych na badania medyczne przynosi zwrot na poziomie £

0,39 rocznie.

Przedstawione w raporcie kierunki dziatania podjete przez ABM oraz inne instytucje
z pewnoscig zwigksza udziat badan klinicznych w ochronie zdrowia, a przez to wptyna na
budowanie medycyny opartej na badaniach naukowych. Idac w slad najlepiej rozwinigtych
systemOw ochrony zdrowia, ABM umozliwi podj¢cie badan klinicznych, w tym
nickomercyjnych, dla wsparcia rozwoju rodzimej biotechnologii. Ponadto zaplanowane
dziatania wespra rozwoj biomedycyny oraz technologii biomedycznych. Przyczyni si¢ to do
budowy systemu ochrony zdrowia opartego o wiedze. Przedstawiony raport nakresla dziatania
konieczne do realizacji w najblizszej perspektywie czasowej dla stworzenia nowoczesnego,
innowacyjnego systemu opieki zdrowotnej — systemu wspartego nieustajagcym podnoszeniem

kompetencji 1 kwalifikacji kadry lekarsko-badawczej, prowadzacych badania kliniczne.

) https://www.pwe.pl/pl/pdf/badania-kliniczne-raport-pwe.pdf, s. 4.
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