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Anotacija. Retoms ligoms gydyti skirty vaisty prieimamumo klausimas | Europos Sq-
Jungos (ES) teisés reguliavimo srity pries desimtmety pateko siekiant paskatinti jy kivrimg ir
taip padeti uZtikrinti geresng retomis ligomis serganciy pacienty sveikatos prieziirg. Tuo
tikslu pries keletq mety ES lygiu priimtos ir teises normos del pacienty galimybiy gydytis
dar tiriamu — taigi neregistruotu vaistiniu preparatu, jet jie serga retomis, sunkiomis, gy-
vybei gresianciomis ligomis ir negali dalyvauti to vaisto klinikiniame tyrime, o kity gydymo
alternatyvy nera. Straipsnyje tatkant istoring, lyginamqyi, dokumenty analizes, sintezes bei
apibendrinimo metodus, remiantis ES ir nacionaliniy teises akty normomis bei JAV sveika-
tos teises doktrina wr jurisprudencija analizuwojami retomis ligomis serganciy pacienty tei-
siniy galimybiy gydytis neregistruotais vaistais ypatwmai, probleminiai aspektai. Siekiama
atskleisti nevegistruoty vaisty prietmamumo bidy skirtumus, retkSme, i$siaiskinti, kodel ne
visi 18 galimy Siy vaisty prieinamumo biidy yra teiseti, svarstoma, kodel ne visose Salyse jie
jteisinti ir vetkia.

Reiksminiai ZodZiai: nevegistruoty vaisty prieimamumo reglamentavimas, tiriamieji
vaistai, vaisty prieinamumas, retomis ligomis sexgantys pacientai, labdaringos vaisty pro-
gramos.
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Ivadas

Naujy vaisty pateikimas rinkai ir galimybé juos naudoti pacienty sveikatos prie-
zitros tikslais tiesiogiai sietini su jy kokybés, saugumo ir veiksmingumo palankiu jver-
tinimu. Daugumoje iSsivysciusiy valstybiy teisés nuostatos, draudziancios pardavinéti
neregistruotus vaistus, buvo priimtos XX a. septintajame deSimtmetyje, suvokus buti-
nybe apsaugoti pacientus nuo nepakankamai istirty ir todél galimai pavojingy vaisty'.
Dél sugrieztinty vaisty gamybos ir klinikiniy tyrimy standarty Zenkliai pailgéjo ir vaisto
patekimo { rinka laikas (nuo kiirimo pradzios iki tol, kol preparatas teisétai gali tapti
prieinamas vartotojui, praeina 11-15 metu ar dar daugiau)®.

XX a. devintajame deSimtmetyje, farmacijos ir biotechnologijy imonéms pradé-
jus kurti daugiau vaisty, skirty sunkioms retai pasitaikanc¢ioms ligoms gydyti (viena to
priezas¢iy — 1983 m. JAV priimtas Retujuy vaisty aktas®), netrukus sveikatos ir teisés
sistemos susidire su nauju i$§§ukiu — praSymais ir net bylomis, kad biity leista teisétai ju
isigyti ir juos vartoti, nepaisant veiksmingumo, saugumo ir kokybés jrodymy trakumo —
t. y. dar pries§ registravimo procediira. JAV Maisto ir vaisty administracija, atsiliepdama
1 sunkiomis, gyvybei gresianciomis ligomis serganciy pacienty ir ju artimyju lukescius,
1987 m. priémé teisés nuostatas, iSimtiniais atvejais leidziancias skirti ir vartoti pasku-
tinése klinikiniy tyrimy fazése esancius vaistus®. Netrukus, sekdamos JAV pavyzdZiu,
atitinkamas nuostatas priéme ir kai kurios kitos pasaulio Salys (pvz., Brazilija, Australi-
ja, kai kurios Europos Sajungos valstybés)’.

Nors teoriskai problema pradéta spresti, pastaraisiais metais karStas diskusijas dél
tiriamyjy vaisty prieinamumo klific¢iy sunkiy ligy atvejais vél paskatino JAV teisés prak-
tikoje iSkilgs klausimas dél paciento ,,teisés gyventi® uztikrinimo po to, kai dvideSimt
vieneriy mety amziaus merginos Abigail Burroughs, mirusios nuo kaklo vézio, tévas,
subtirgs dukros vardu pavadinta pacienty teisiy gynéju aljansa, teismui apskundé Maisto
ir vaisty administracija dél to, jog sunkios sveikatos biiklés pacientams (pvz., sergan-
tiems retomis vézio formomis), neturintiems jokiy gydymo alternatyvy ir negalintiems
dalyvauti nauju vaisty klinikiniuose tyrimuose, nesuteikiami leidimai isigyti galimai

1 1962 m. Europoje {vyko ,talidomido tragedija“. Jos metu buvo uzregistruota apie 30 000 naujagimiy ap-
sigimimy, kuriuos, kaip iSsiaiskinta véliau atlikus tyrimus, sukélé migdomasis ir raminamasis preparatas
Talidomidas (jo buvo rekomenduojama skirti nés¢ioms moterims rytinio pykinimo simptomams slopinti).

2 Di Masi, J.; Hansen, R. W.; Grabowski, H. G. The price of innovation: new estimates of drug development
costs. Journal of Health Economics. 2003, 22: 151-185.

3 JAV — pirmoji $alis pasaulyje, priémusi teisés akta, skirta paskatinti retoms ligoms gydyti skirty vaisty kiiri-
ma (Orphan Drug Act of 1983. Pub. L. 1983, No. 97-414, 96 Stat. 2094). Jame farmacijos ir biotechnologijy
imonéms numatytos paskatos, i§ kuriy svarbiausia — 7 mety rinkos iSimtinumo teisé registruotam retajam
vaistui [Daugiau: Stakisaitis, D.; gpokiené, 1.; Juskevicius, J.; Valuckas, K. V.; Baiardi, P. Access to infor-
mation supporting availability of medicines for patients suffering from rare diseases looking for possible
treatments: the EuOrphan Service. Medicina. 2007, 43(6): 441-446.].

4 Vale, J. Expanding expanded access: how the Food and Drug Administration can achieve better access to
experimental drugs for seriously ill patients. The Georgetown Law Journal [interaktyvus]. 2008, 96: 2149
[zitiréta 2010-02-21]. <http://www.georgetownlawjournal.org/issues/pdf/96-6/Vale.PDF>.

5 Bedell, E. Global access to medicinal products: compassionate use procedures. Regulatory Focus. January
2010, p. 10.
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veiksmingy vaisty po I klinikiniy tyrimy fazés. Klausimo kebluma dar labiau iSryskino
Abigail byloje® priimti kardinaliai prieSingi apygardos ir apeliacinio teismy sprendimai,
ne tik aiSkiai rodantys tolydzio augancia itampa tarp farmacijos sektoriuje persipinanciy
laisvosios rinkos ir griezto valstybinio reguliavimo principy, bet ir skatinantys permas-
tyti asmens autonomijos principo igyvendinimo sveikatos priezitiroje riby aspekta.
Debaty atgarsiai dél vaisty po I klinikiniy tyrimy fazés prieinamumo sunkiai ser-
gantiems pacientams jteisinimo 2008-yjy pabaigoje nuvilnijo ir Lietuvos ziniasklaidoje,
Laisvosios rinkos institutui surengus diskusija ,,Nauji vaistai: kaip nepavéluoti?*’?, ta-
¢iau placiau nei Sios temos, nei apskritai problemos dél neregistruoty vaisty prieinamu-
mo rety ligy atvejais misy Salies mokslininkai iki Siol néra nagrinéje. Beje, ir uzsienyje
tokiy tyrimy néra gausu. Tokia situacija pirmiausia sietina su temos naujumu ir tarpda-
lykiniu bendrumu, nes dél temos reik§mingumo abejoniy nekyla — niekas neapsaugotas
nuo to, jog neteks iSgirsti savo, savo vaiko ar kito artimojo retos ligos diagnozeés, kuriai
gydyti vaistai dar nesukurti arba tik kuriami. Pagal ES teiséje galiojancia apibrézti prie
rety ligy priskiriamos Iétinés, sekinancios, gyvybei gresiancios ligos, kuriomis serga
maziau nei 5 asmenys i§ 10 000 gyventoju, kai vaistai joms gydyti nekuriami dél eko-
nominiy motyvy, t. y. palyginti mazos paklausos ir dideliy investiciju’. Sia samprata
atitinka ne tik genetinés (paveldimos) ligos, bet ir retos véZzio formos (pvz., visi vaiky
piktybiniai navikai, sarkomos, melanomos ir kt.), autoimuninés ligos, igimtos ydos, ap-
sinuodijimo sukeltos biiklés ir kai kurios retai ES pasitaikancios infekcinés (atograzu) li-
gos. Siuo metu ES teritorijoje gyvena 27—36 milijonai retomis ligomis serganéiy pacien-
tu'’. Paskaiéiuota, jog Lictuvoje tokiy ligoniy yra mazdaug apie 200-240 tikst.!'. Todél
nekelia abejoniy praktiné tyrimo reiksmeé: tiek esamiems, tiek vadinamiesiems ateities
pacientams Lietuvoje svarbu, kad tos teisinés galimybés, kurios numatytos ES teiséje
siekiant vaisty prieinamumo, ir kitos, geriausiai atitinkancios sunkiai serganciy pacienty
poreikius ir likescius, biity itvirtintos ir Lietuvoje nacionaliniu lygiu, kad jomis bty ga-
lima tinkamu laiku pasinaudoti iSkilus poreikiui. Tyrimas aktualus ir teoriniu poziiriu,
nes pirma karta Lietuvos sveikatos teisés diskurse sistemiskai nagrinéjamas neregis-
truoty vaisty prieinamumo retomis ligomis sergantiems pacientams teisiniy galimybiy
klausimas: nuo teisinio reglamentavimo ypatumuy ES ir Lietuvos teiséje iki jzvalgy dél
asmens (Siuo atveju reta liga sergancio paciento) laisvo apsisprendimo jgyvendinimo
riby renkantis gydyma. Straipsnio objektas — neregistruoty vaisty prieinamumo teisi-
nio reglamentavimo probleminiai aspektai. Kadangi jie daugiausia susij¢ su tiriamyjy

6 Abigail Alliance for Better Access to Developmental Drugs v. von Eschenbach, 445 F.3d 470 (D.C. Cir.
2006), rev’d, 495 F.3d 695 (D.C. Cir 2007) (en banc).

7 Lietuvos laisvosios rinkos instituto surengta diskusija ,,Nauji vaistai: kaip nepavéluoti?* vyko 2008 m. lap-
kric¢io 18 d.

8 Valentas, A. Rusiskoji ruleté farmakoterapijoje. Lietuvos sveikata. 2008-12-05.

9 Europos Parlamento ir Tarybos (EB) 1999 m. gruodzio 16 d. reglamentas Nr. 141/2000 ,,Dél retyjy vaisty*.
[2000] OL L 18/1.

10 Rare diseases: Europe’s challenges. Public consultation. European Commission, Health and Consumer pro-
tection directorate-general. 2007, p. 2.

11 Spokiené, I. Legal assessment of current situation on orphan patients in Lithuania. Medicina. 2008, 44(8): 573;
Tumiené, B.; Kuéinskas, V. Retosios ligos Lietuvoje ir Europoje. Gydymo menas. 2008, 11/12: 25-27.
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vaisty prieinamumu pacientams, neturintiems kity gydymo alternatyvy ir negalintiems
dalyvauti klinikiniuose tyrimuose, pabréZztina, jog straipsnyje orientuojamasi biitent i Sia
grupe. Tikslas — iSskirti ES teiséje numatytus neregistruoty vaisty prieinamumo biidus,
kuriais gali pasinaudoti retomis ligomis sergantys pacientai, iSnagrinéti tiriamujy vaisty
pricinamuma numatancias i§imtis, nustatyti ir jvertinti ju raiS$ka nacionalinéje teiséje,
nagrinéjamame kontekste apsvarstyti asmens autonomijos principo igyvendinimo riby
klausima. Metodai: istorinis, lyginamasis, dokumenty analizés, sintezés bei apibendri-
nimo.

Atkreiptinas démesys, jog ,,neregistruoty vaisty" samprata yra dviprasmé: apima ir
Salyje neregistruotus vaistinius preparatus (taciau uzsienyje parduodamus), ir apskritai
dar prekybos leidimy neturinéius, kitaip tariant, naujus dar tiriamus vaistus. Straipsnyje
nagrinéjamos temos atzvilgiu §i ,,neregistruoty vaisty sampratos ypatybé yra reikSminga
ir priklausomai nuo nagrinéjamy probleminiy aspekty iSrySkinama.

1. Neregistruoty vaisty prieinamumo iSimtys ES teis¢je

Kad vaistinis preparatas galéty biiti tickiamas Bendrijos rinkai, tai yra kad juo galé-
ty buti prekiaujama, jam privalo biiti suteikta rinkodaros teisé. Taigi vaistas privalo biiti
registruotas — itrauktas | nacionalinj arba Bendrijos vaistiniy preparaty registrus. Preky-
ba vaistais Bendrijoje neturint atitinkamo leidimo yra neteiséta. Sis fundamentalus ES
farmacijos teisés principas $iuo metu jtvirtintas 2001/83/EB direktyvos 6 straipsnyje'2.
Vis délto iSanalizavus pastaryjy dviejy deSimtmeciy ES teisés norming baze¢ sveikatos
prieziiiros srityje matyti, jog yra numatytos ir kelios Sios taisyklés iSimtys, t. y. biidai,
kai ir neregistruoty vaisty ligonis gali gauti teisétai, t. y.: (1) galimybé jtraukti pacientus
i klinikinius tyrimus, o pacientams juose dalyvauti'; (2) galimybé skirti ir vartoti ne-
registruotus vaistus pavieniams pacientams'4; (3) vadinamosios ,,paskutinés vilties/lab-
daringos* vaisty programos' (angl. compassionate use programms)'®; (4) ekstremalios

12 Directive 2001/83/EC of the European Parliament and of the Council of 6 November 2001 on the Commu-
nity code relating to medicinal products for human use. [2001] OJ L 311.

13 Directive 2001/20/EC of the European Parliament and of the Council of 4 April 2001 on the approximation
of the laws, regulations and administrative provisions of the Member States relating to the implementation
of good clinical practice in the conduct of clinical trials on medicinal products for human use. [2001] OJ L
121.

14 Directive 2001/83/EC of the European Parliament and of the Council of 6 November 2001 on the Commu-
nity code relating to medicinal products for human use. [2001] OJ L 311.

15  Regulation (EC) No 726/2004 of the European Parliament and of the Council of 31 March 2004 laying down
Community procedures for the authorisation and supervision of medicinal products for human and veterina-
ry use and establishing a European Medicines Agency. [2004] OJ L 136.

16  Anglisko zodzio compassionate lietuviskos reik§més — gailintis, uzjauciantis; labdaringas. Keliy ES do-
kumenty, tarp ju ir 726/2004/EB reglamento, lietuviskuose vertimuose aptariamas terminas i§verstas kaip
,,vaisty panaudojimas labdaros tikslu®, bet tokio vertimo tikslumas yra diskutuotinas. Sio termino ES teisé¢je
pirmtakas — analogiSkas terminas JAV teiséje. Beje, kalbédami apie toki tiriamyjy vaisty panaudojima ame-
rikieéiai dar vartoja ir ,,iSplésto priecinamumo® (angl. expanded eccess) termina: dazniausiai kaip compassio-
nate use sinonima (nors pastarasis daugiau sietinas su tiriamyjy vaisty prieinamumu pacienty grupéms, o ne
pavieniams pacientams). Tenka konstatuoti terminy vienovés ir aiskaus apibréztumo trikuma.
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situacijos, kai laikinai leidziama naudoti neregistruotus, taciau biitinus vartoti vaistus
(pvz., ivykus gaivalinei nelaimei ir pan.)'”. Pazymétina, kad nors tik tre¢ioji i$ Cia i$-
vardinty i$im¢iy yra specialiai priimta sunkiomis, retomis, gyvybei gresianciomis ligo-
mis serganciy pacienty gydymo galimybéms palengvinti, Siame straipsnyje apsibrézto
tyrimo objekto atzvilgiu ne maziau svarbi ir antroji. Tai paaiskéja detaliau nagrinéjant
Sias i§imtis reglamentuojanciy ES teisés normy priémimo priezastis, turinio skirtumus,
idiegimo ir taikymo skirtingose ES Salyse narése pavyzdzius.

1.1. Galimybe skirti ir vartoti neregistruotus vaistus
pavieniams pacientams

Neregistruotus vaistus, skirtus pavieniams pacientams gydyti, valstybéms ES na-
réms leista jsivezti remiantis 1989 m. priimtds Tarybos direktyvos 89/341/EEB (toliau
— 89/341/EEB direktyva) 1 str. 3 dalimi'®. Konkreciai apie retomis ligomis sergancius
pacientus joje neuzsiminta. Taciau Siuo atveju svarbu tai, jog iteisinta galimybé esant
biitinybei gydytojui skirti gydyma, o pacientui gydytis geriausiai gydymo poreikj atitin-
kanc¢iu vaistu, neatsizvelgiant | jo registravimo fakta.

Kad pastaroji nuostata svarbi rety ligy atvejais, rodo jos idiegimo Pranciizijos
sveikatos teis¢je pavyzdys. Jau 1992-aisiais | nacionaling teisg perkeliant $ia ES teisés
norma visuomeneés sveikatos kodekse gydytytojui jo paties atsakomybe numatyta teisé
teikti praSymus dél uzsienyje parduodamy vaisty jvezimo konkreciam sunkia reta liga
serganc¢iam pacientui. O Pranciizijos vaisty agentiirai suteikta teisé ligoninei iSduoti lei-
dima isigyti ir laikinai naudoti dar tiriamus vaistus retoms ligoms ir bitkkléms gydyti, kai
néra Siy patologiju gydymo alternatyvy ir kai yra pagrista tikimybe, kad tokie vaistai
bus ligoniui veiksmingi'®®. Taigi Pranciizija pirmoji i§ ES nariy rety ligy atvejais regla-
mentavo ir Salyje neregistruoty (taciau uzsienyje parduodamy), ir dar tiriamy vaisty (po
IT ar I klinikiniy tyrimy fazés) prieinamuma. Susiklos¢ius atitinkamoms aplinkybéms
gydytojas tiriamuyjy vaisty gali skirti ir pavieniam reta liga serganc¢iam pacientui gydyti,
pritaikius vadinama varding laikinos registracijos procediira (pranc. [’ATU dite nomina-
tive), ir skirti tiriamuosius vaistus daugiau nei vienam pacientui — t. y. pacienty grupei
— gydyti (pranc. [’ATU dite de cohorte)*'.

Matyti, jog Pranciizija i§ karto pasirinko placia ,,neregistruoto vaisto* sampratos
interpretacija. Kitose valstybése narése susiklosté jvairi minétos ES teisés normos per-

17 Directive 2004/27/EC of the European Parliament and of the Council of 31 March 2004 amending Directive
2001/83/EC on the Community code relating to medicinal products for human use. [2004] OJ L 136.

18  Council Directive 89/341/EEC of 3 May 1989 amending Directives 65/65/EEC, 75/318/EEC and 75/319/
EEC on the approximation of provisions laid down by law, regulation or administrative action relating to
proprietary medicinal products. OJ [1989] L 142.

19  Costille, M. B. Les Medicaments Orphelins a I’heure de 1I’Europe: une longue histoire: these pour le diplome
d’etat docteur en pharmacie.Lyon: Universite Claude Bernard — Lyon I, Faculte de pharmacie, Institut des
sciences pharmaceutiques et biologiques, 2000.

20  Dabar Pranciizijos visuomeneés sveikatos kodekso L.5121-12, R.5121-68 ir R. 5121-76 straipsniai [Bedell,
E., supra note 5, p. 10].

21  Sios procediiros i¥samiai aprasytos Pranciizijos sveikatos ir produkty saugumo agentiiros (Afssaps) 2007 m.
pranesime [Notice to applicants for Temporary Authorisation for Use (ATU). Afssaps, November 2007].
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kélimo praktika. Sios praktikos ypatumy analizé reikalauty atskiro i$samaus, statisti-
niais duomenimis paremto tyrimo. Taciau tam, kad biity galima konstatuoti, jog skirtin-
gose valstybése narése sunkiai sergantiems pacientams susidaré nevienodos galimybés
gauti gydyma reikalingais neregistruotais vaistais, pakanka fakty, jog tiriamyjy vaisty
skyrimas ir naudojimas pavieniam pacientui gydyti iki Siol teisiSkai reglamentuotas tik
mazdaug deSimtyje valstybiy ES nariy (tarp ju Vokietijoje, Italijoje, Jungtinéje Kara-
lystéje*?, Danijoje*); ir nors Salyje neregistruoty vaisty importas jteisintas visose ES
narése, taciau leidimy iSdavimo, atsakomybés uz tokio vaisto sauguma, paskirstymo,
kontrolés ir vaisty apmokeéjimo tvarka skiriasi*, tai rodo esant nevienodas tokiy vaisty
prieinamumo salygas skirtingy ES nariy gyventojams.

Reikia pasakyti, kad 2001 m. priémus 2001/83/EB direktyva® neregistruoty vaisty
prieinamumo teisiniu pagrindu tapo jos 5 straipsnis. Nepaisant skirtingo iki tol galioju-
sios 89/341/EEB direktyvos 1 str. 3 dalies normos interpretavimo ES narése, 2001/83/
EB direktyvos 5 straipsnio norma nebuvo pakoreguota. Tik 2004 m. kovo 31 d. priémus
2004/27/EB direktyva? joje padarytas smulkus pakeitimas: zodZiai ,,individualiems pa-
cientams* i§ daugiskaitos perrasyti vienaskaita. Si teisés normos gramatiné korekcija
tampa reikSminga susiejant ja su faktu, jog ta pacia diena Europos Parlamentas ir Taryba
priemé 726/2004/EB reglamenta®’, kurio 83 straipsnyje itvirtino nuostatas dél vadina-
muyju compassionate use programy, tiesiogiai sietiny su tiriamyjy vaisty prieinamumo
galimybiy retomis ir kitomis sunkiomis ligomis sergantiems pacientams i§plétimu.

1.2. Galimybe dalyvauti ,,paskutines vilties/labdaringose®
vaisty programose

726/2004/EB reglamento 83 str. 1 d. reglamentuota galimybe¢ ,,panaudoti labdaros
tikslu* vaistus, jei pacientai labai sunkiai serga (pvz., véziu, ZIV/AIDS, neurodegene-
racine ar autoimunine liga?®) ir negali buti tinkamai gydomi registruotu vaistu. Europos
vaisty agentiiros iSleistose gairése paaiskinta, kad vaisty ,,panaudojimas labdaros tikslu*

22 A guide to cancer drug development and regulation. AstraZeneca, 2006. In Wagstaff, A. Dying for a lack of
compassion? Cancer World [interaktyvus]. November/ December, 2007, p. 22 [zitréta 2010-02-15]. <http://
www.cancerworld.org/CancerWorld/getStaticModFile.aspx?id=1955>.

23 Compassionate use permit for experimental treatment with medicinal products [interaktyvus] [zitréta 2010-
03-05]. <http://www.dkma.dk/1024/visUKLSArtikel.asp?artikelID=4619>.

24 Bourg, E., de Crémiers, F. Compassionate use and early access to the market in the USA and EU. The Re-
gulatory Affairs Journal. 2000, 11(9): 640-645. In de Varax, A., Letellier, M., Bortlein, G. Overview of the
conditions for marketing orphan drugs in Europe. Paris: Alcimed, 2005, p. 21-22.

25  Directive 2001/83/EC of the European Parliament and of the Council of 6 November 2001 on the Commu-
nity code relating to medicinal products for human use. [2001] OJ L 311.

26  Directive 2004/27/EC of the European Parliament and of the Council of 31 March 2004 amending Directive
2001/83/EC on the Community code relating to medicinal products for human use. [2004] OJ L 136.

27  Regulation (EC) No 726/2004 of the European Parliament and of the Council of 31 March 2004 laying down
Community procedures for the authorisation and supervision of medicinal products for human and veterina-
ry use and establishing a European Medicines Agency. [2004] OJ L 136.

28  Guideline on compassionate use of medicinal products, pursuant to article 83 of regulation (EC) No
726/2004. London: EMEA, 19 July 2007 [interaktyvus] [ziGiréta 2010-03-05]. <http://www.emea.europa.eu/
pdfs/human/euleg/ 2717006enfin.pdf>.
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Siame straipsnyje turi biiti suprantamas kaip ,,vaisty davimas pacientams, sergantiems
létine arba sunkia sekinancia liga arba kuriy liga pripazistama gyvybei pavojinga ir kurie
negali biiti gydomi patenkinamai, duodant jau turinti leidima vaista™ —t. y. likg be jokiy
gydymo galimybiy arba tie, kuriy liga nepasiduoda esamam gydymui ar vél pasikartoja,
arba tie, kuriems esantis gydymas yra zalingas ar nepakankamas?®.

PaZzymeétina, kad nuo 2001/83/EB direktyvos 5 str. normos minétoji norma skiriasi
tuo, jog ¢ia kalbama isskirtinai apie prekybos leidimo dar neturin¢iy — biitent tiriamuyju
—vaisty vartojima. Beje, skirtingai nei 2001/83/EB direktyvos 5 str., 726/2004/EB regla-
mento 83 str. nustato, kad teisg kreiptis dél labdaringo vaisty vartojimo turi ne pacienta
gydantis gydytojas, o farmacijos imoné. Dar vienas ir bene pats svarbiausias skirtumas
yra tas, jog $ia nuostata reglamentuojama tik pacienty grupés — t. y. daugiau nei vieno
paciento — galimybé gydytis tiriamaisiais vaistais. Pastarasis faktas paaiSkina minétos
nedidelés gramatinés pataisos, 2004 m. padarytos 2001/83/EB direktyvos 5 straipsnyje,
prasme. Daugiskaitos pakeitimas vienaskaita kalbant apie tikslinius pacientus, kuriems
skiriamas gydymas tiriamaisiais vaistais, grei¢iausiai yra normos patobulinimas juri-
dinés technikos pozitiriu, taip kur kas aiSkiau atskiriant tiriamuyjy vaistiniy preparaty
skyrimo pavieniam pacientui ir pacienty grupéms teisinius pagrindus.

Analizuojant 726/2004/EB reglamento 83 str. reikia pabrézti dar keleta aspekty.
Pirma, vaistas, kuri rengiamasi vartoti ,,labdaros tikslu®, turi biiti toks, kuriam priva-
loma i8duoti leidima prekiauti pagal centralizuota procediira. Tai rodo, kad nuostatos
dél tokio vaisty panaudojimo apima ir pagal §i straipsni yra taikytinos tik nedidelés
produkty kategorijos atzvilgiu®!. Preparatams, nepriklausantiems $iai kategorijai, tebe-
liecka galioti nacionaliniy teisés aktu nuostatos, jei jos priimtos. Nors vadinamiesiems
retiesiems vaistiniams preparatams* ir kitiems ,,aukstuyju technologiju* pagrindu kuria-
miems vaistams, kurie irgi gali bati skirti retoms ligoms gydyti, nuo 2005 m. pabaigos
galioja privaloma centralizuoto registravimo procediira, manytina, kad toks grieztas api-

29  Op.cit.
30  Palyginimui:
2001/83/EB direktyvos 5 str. iStraukos atitinkamai angly ir lietuviy kalbomis: ,,in accordance with the
specifications of an authorized health care professional and for use by his individual patients on his direct
personal responsibility; ,,pagal teisg turinc¢io medicinos specialisto nurodymus ir skirtas jo individualiems
pacientams, uz kuriuos jis tiesiogiai ir asmeniskai yra atsakingas®.
2004/27/EC direktyvos 5 str. iStraukos angly ir lietuviy kalbomis: ,,in accordance with the specificati-
ons of an authorised health-care professional and for use by an individual patient under his direct personal
responsibility; ,,pagal tam teisg turincio sveikatos priezitiros specialisto nurodymus ir skirtas individualiems
pacientams, uz kuriuos jis tiesiogiai ir asmeniskai yra atsakingas®. Pastaba: lietuviskas direktyvos vertimas
tikslintinas.

31  Centralizuotos vaisty registravimo procediiros pagrindinis privalumas tas, jog suteikiama galimybé atitinka-
mu vaistu prekiauti visose ES valstybése narése. Taip registruojami ,,auksStyjy technologiju pagrindu kuria-
mi vaistai, taip pat ir retieji. UZ §ig registravimo procediira atsakinga Europos vaisty agentiira, o jos taikymo
tvarka nuo 2004 m. vidurio nustatyta Europos Parlamento ir Tarybos reglamente (EB) Nr. 726/2004.

32 Nuo 2000 m. ES galiojan¢iame Europos Parlamento ir Tarybos reglamente Nr. 141/2000/EB ,,Dél retyju
vaisty“ numatyti kriterijai, pagal kuriuos vaistas gali biiti priskirtas retyjuy vaisty kategorijai. Kadangi tai
vaistai retai paplitusioms, sunkioms, létinéms, gyvybei gresian¢ioms ligoms gydyti, ju kiirima numatyta
ivairiai skatinti [Europos Parlamento ir Tarybos (EB) 1999 m. gruodzio 16 d. reglamentas Nr. 141/2000 ,,Dél
retyjy vaisty“. [2000] OL L 18/1].
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bréztumas lemia arba ateityje gali lemti papildomus retoms ligoms gydyti skirty vaisty
prieinamumo skirtumus valstybése ES narése. Antra, Siame straipsnyje néra uzsimena-
ma apie tirilamyju vaisty, tiekiamu per ,,paskutinés vilties/labdaringas programas‘, arba
ty programy apmokéjima. J. P. Griffinas pastebi, kad, rengiantis priimti 726/2004/EB
reglamenta, ankstyvuosiuose 83 str. projektuose buvo siiiloma jteisinti, kad tokie vaistai
pacientams bty tiekiami tik nemokamai, taciau véliau Sios id¢jos atsisakyta ir dabar,
nors reglamente nieko apie tai nesakoma, laikomasi nuostatos, jog farmacijos imonés
gali tokias programas apmokestinti**. Tai tarsi prieStarauja programy pavadinimui ,,lab-
daringumas/uzuojauta®, kita vertus, toks sprendimas, matyt, priimtas suprantant, kad
imperatyvi norma tik slopinty farmacijos imoniy, kuriy vaistai galéty tapti prieinami per
tokias programas, nora jas vykdyti, jei jmonés privaléty prisiimti visas vaisto gamybos,
logistikos, programos administravimo ir kitas sanaudas.

Nors aptartoji reglamento nuostata jsigaliojo mazdaug prie§ penkerius metus,
A. Wagstaff straipsnyje ,,MirStantys dél uzuojautos stokos? (orig. Dying for lack of
compassion?*‘) nurodoma, kad kol kas tik mazdaug puséje valstybiy ES nariy yra pri-
imtos teisés nuostatos dél pacienty grupéms skirty vaisty prieinamumo programuy. Lei-
dimy naudoti tokius vaistus i§davimo sistemos bei apmokéjimo reguliavimas skirtin-
gose Salyse taip pat yra skirtingas. Vienose Salyse numatytos ilgai trunkancios grieztos
kompleksinés procediiros ir biitina parengti pluostus dokumenty, o kiekvienas atvejis
apsvarstomas keliose skirtingose institucijose. Kitur atvirks¢iai — tvarka supaprastinta.
Vienur nustatyta, jog visas su tais vaistais susijusias iSlaidas turi apmokéti gamintojas,
kitur pacientas turi pats apmokéti programos administravimo islaidas, o kai kuriais atve-
jais ir vaisto gamybos ar netgi nedidele dalj vaisto kiirimo ir tyrimy i$laidy**. Nors tokia
situacija, kaip ir vaisty prieinamumo skirtumai pavieniams pacientams, i§ dalies gali
biiti pateisinama valstybiy ES nariy diskrecija organizuojant savas sveikatos priezit-
ros sistemas, vis délto tai, jog skirtingose Salyse gyvenanciuy pacienty galimybés gauti
galimai veiksmingy vaisty laiko atzvilgiu skiriasi net iki penkeriy mety, vertintina kaip
priestaravimas solidarumui ir lygiateisiSkumui — vienoms i$ pagrindiniy ES sveikatos
sistemy vertybiy®.

1.3. Isim¢iy del neregistruoty vaisty prieinamumo jteisinimo reik§me
uztikrinant retomis ligomis serganciy pacienty teises ir interesus

Vaisty retoms ligoms gydyti prieinamumas, tarp juy ir tiriamyjuy, yra sietinas ne tik
su lygiateisiSkumo ir solidarumo principy uztikrinimu sveikatos prieziiiros sistemoje,
bet ir vertintinas kaip retomis ligomis sergan¢iy pacienty teisés | sveikatos prieziiira
igyvendinimo dalis*. Nors uZztikrinant $ia teis¢ (ypa¢ ekonominiu pozitriu) pagrindinis

33 Griffin, J. P. The textbook of pharmaceutical medicine. 6" ed. London: Wiley-Blackwell, 2009, p. 333.

34  Wagstaff, A. Dying for a lack of compassion? Cancer World [interaktyvus]. November/ December, 2007,
p- 22 [ziGréta 2009-02-15]. <http://www.cancerworld.org/Cancer World/getStatic ModFile.aspx?id=
1955>.

35  Tarybos i§vados dél Europos Sajungos sveikatos sistemy bendry vertybiy ir principy. [2006] OL C 146/1.

36  Spokieng, I. Retyjy vaisty pricinamumo problema jgyvendinant teisg i sveikatos prieZitira. Jurisprudencija.
2008, 12(114): 64-72.
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vaidmuo tenka pacioms valstybéms, galima teigti, kad ES teisés nuostatos, vienodinan-
¢ios tiriamuyjy vaisty prieinamumo pacientams salygas bei kriterijus, padeda arba turéty
padéti uztikrinti Sig teisg¢, nes jos leidzia labai sunkiai sergantiems pacientams naujau-
sius vaistinius preparatus pradéti vartoti net iki penkeriy mety anksciau, nei jie buty
pateikti rinkai*’. Taip atsizvelgiama i sunkios sveikatos biiklés pacienty likes¢ius gauti
bent kiek vilties teikiantj gydyma, kai rizika vartoti dar tiriamus vaistus yra mazesné uz
pasekmes, kurios iStikty ju nevartojant (pvz., yra didelé tikimybe, jog pacientas mirty
nesulaukgs, kol jam reikalingi vaistai bty registruoti arba dél ligos progresavimo patir-
ty negriztamy sveikatos buklés pakitimy).

Taciau, kaip matyti i§ tirlamyju vaisty prieinamumo reglamentavimo ES narése
statistiniy duomeny, tenka konstatuoti, kad tokios pacienty galimybés prilygsta loteri-
jai. Europos vaisty agentiira gali priimti tik nuomones dél konkretaus tiriamojo vaisto
naudojimo, vaisto paskirstymo salygy ir tiksliniy pacienty, taigi nesprendzia tiriamyju
vaisty tiekimo skirtumy, lemianciy juy prieinamumo pacientams nelygybe skirtingose
valstybése ES narése. Vadinasi, sunkia, gyvybei gresiancia liga serganéiam pacientui
pasiseka, jei jo gyvenamojoje valstybéje yra imtasi veiksmingy teisiniy priemoniy uz-
tikrinant ne tik Salyje neregistruoty, bet ir naujy tiriamyjy vaisty pricinamumo gali-
mybes, jei gydytoju derybos su farmacijos imone d¢l vilties teikiancio vaisto tiekimo
yra sekmingos, o medicinos etikos komiteto nariai, kuriems daznai pavedama funkcija
iSreiksti pritarima arba nepritarima dél tiriamyju vaisty vartojimo, yra kompetentingi
ir geranoriski, trumpiau tariant, jei atsakingiems asmenims visose grandyse, turin¢iose
itakos, kad sunkiai sergantis pacientas gauty vilties teikianti gydyma, tai tikrai rupi.

2. Tirtamuyjuy vaisty prieinamumo reglamentavimas Lietuvoje

Lietuvos Respublikos sveikatos sistemos jstatymo* (LR SSI) 20 str. 1 dalyje nu-
statyta, kad ,,sveikatos prieziiiros specialistai turi teis¢ pasirinkti Sveikatos apsaugos
ministerijos nustatyta tvarka aprobuotas diagnostikos ir gydymo metodikas bei techno-
logijas“. O 2 dalyje numatyta, kad panaudoti ,,naujus, moksliskai pagristus, bet dar nu-
statyta tvarka nejregistruotus vaistus, neaprobuotus profilaktikos, diagnostikos ir gydy-
mo metodus [...] gali tik stengdamiesi pacienta iSgydyti, iSgelbéti ar pratgsti jo gyvybg®.
Lietuvos teisés normingje bazéje tai vienintelé nuostata, kuri i§ pirmo zvilgsnio atrodo
sietina su tiriamyjy vaisty naudojimo galimybémis pacientui gydyti. Ji galioja jau 16
mety, nuo pat {statymo priémimo 1994-aisiais®’, ta¢iau nei LR sveikatos sistemos jstaty-
me, nei jstatymo igyvendinamuosiuose teisés aktuose $ios nuostatos nedetalizuojamos.
Todél néra aisku, kokie ,,nejregistruoti vaistai* ir ,,neaprobuoti gydymo metodai ¢ia
turimi omenyje. Manant, jog kalbama apie dar tiriamus vaistus, nelogiska tai, jog néra
numatyta nei tokiy vaisty isigijimo (tiekimo) tvarka, nei tai, kokioje klinikiniy tyrimy

37  Vale, J., supra note 4, p. 2152-2153.

38 Lietuvos Respublikos sveikatos sistemos jstatymas. Valstybés Zinios. 1994, Nr. 63-1231; 1998, Nr. 112-
3099; 2000, Nr. 92-2876; 2004, Nr. 68-2367, 2372; Nr. 171-6309; 2007, Nr. 64-2456; 2008, Nr. 50-1850.

39  Lietuvos Respublikos sveikatos sistemos jstatymas. Valstybés zinios. 1994, Nr. 63-1231. 41 str.
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fazéje esantis vaistas galéty biiti panaudotas sveikatos prieziiiros reikméms, nenurodyti
paciento(-y) ligos sunkumo kriterijai, neaiSkus gydytojo atsakomybés aspektas, pranesi-
mo apie nepageidaujamas reakcijas i tirilamajj vaista tvarka ir t. t. Vienintelé salyga, kuri
keliama — rastiSkas paciento, o jeigu jis yra nesamoningos biisenos arba nepilnametis
— jo atstovy sutikimas. Lyginant su Pranciizijoje nustatyta tvarka, toks tiriamy vaisty
vartojimo reguliavimas biity pernelyg paprastas. Patvirtinti iSkeltos prielaidos, kad ¢ia
turimi omenyje dar tiriami vaistai, neleidzia ir tai, kad LR farmacijos istatymo 8 str.
3 d. numatyta, jog Lietuvos rinkai gali biiti tiekiami ir vartojami sveikatos priezitirai
tik neregistruoti buitinieji vaistiniai preparatai, jeigu jiems suteikta rinkodaros teisé bent
vienoje Europos ekonominés erdvés (EEE) valstybéje, ir vardiniai vaistai, kai gydytojas,
skirdamas juos vartoti pavieniam pacientui, prisiima tiesioging ir asmening atsakomy-
be .

Jau i§ pacios cituotos teisés normos formuluotés matyti, jog { neregistruoty biiti-
nyjy vaisty sampratg tiriamieji vaistai nepatenka*'. Vardiniy vaistiniy preparaty isigi-
jimo taisyklése** (toliau — Taisyklés) nurodyta, kad vardinis vaistinis preparatas turi
biti registruotas bent vienoje EEE valstybéje arba gamintojo valstybéje (4 punktas), ir
aiskiai pabrézta, kad Sios Taisyklés netaikomos tiriamiesiems vaistiniams preparatams
(2.4 punktas). Taigi ¢ia reglamentuota tik Lietuvoje neregistruoty, o ne tiriamyju vaisty
isigijimo tvarka. Taisykliy 9 bei 10 punktuose i§ esmés pakartotas 2001/83/EB direk-
tyvos 5 str., nurodant, kad jei néra galimybiy Lietuvoje registruotais vaistais gydyti pa-
cienta, diagnozuoti liga ar jos i§vengti, o gydymo neregistruotu vaistu naudos ir rizikos
santykis yra reikSmingai palankesnis negu $alies rinkoje esamy vaistiniy preparaty ir gy-
dymo biidy (10 punktas), toks vaistas gali buti tiekiamas i Lietuvos Respublika remian-
tis to paciento gydytojo paskyrimu ir skirtas vartoti tiesiogiai Siam gydytojui atsakant.
Vadinasi, Lietuvoje perkeliant 2001/83/EB direktyvos 5 str. pasirinkta pati siauriausia
jo interpretacija — apsiribota tik Salyje neregistruoty vaisty prieinamumu pavieniams
pacientams ir, skirtingai nei Pranciizijoje, nejteisintas tiriamyjy vaisty prieinamumas.
Miisu teisés aktuose teisiSkai nereglamentuotas ir labdaringas vaisty vartojimas rety ligy
atvejais pacienty grupéms. Nepaisant to, jog Europos vaisty agentiira 2007 m. liepa yra
iSleidusi gaires, palengvinancias 726/2004/EB reglamento 83 str. supratimg ir igyven-
dinima®, { nacionaling teise §i nuostata iki $iol néra perkelta. Reikéty tai kuo grei¢iau
atlikti.

40  Lietuvos Respublikos farmacijos istatymas. Valstybés zinios. 2006, Nr. 78-3056.

41  Lietuvos Respublikos sveikatos apsaugos ministro 2007 m. gruodzio 29 d. jsakymas Nr. V-1080 ,,Dél
Neregistruoty biitinyjy vaistiniy preparaty tiekimo rinkai taisykliy patvirtinimo®. Valstybés zinios. 2008,
Nr. 4-140.

42 Lietuvos Respublikos sveikatos apsaugos ministro 2007 m. balandzio 5 d. jsakymas Nr. V-233 | Dél Lie-
tuvos Respublikos sveikatos apsaugos ministro 2005 m. geguzés 9 d. jsakymo Nr. V-374 | Dél Vardiniy
vaistiniy preparaty isigijimo taisykliy patvirtinimo* pakeitimo®. Valstybés Zinios. 2007, Nr. 42-1598.

43 Guideline on compassionate use of medicinal products, pursuant to article 83 of regulation (EC)
No 726/20004. London: EMEA, 19 July 2007.
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3. Izvalgos del priezasc¢iy, lemianciy tiriamuyjy vaisty
prieinamumo neklinikiniy tyrimy metu reglamentavimo
skirtumus valstybése ES narese

Ir zvelgiant | situacija Lietuvoje, ir turint omenyje tiriamyjy vaisty prieinamumo
reglamentavimo ES narése skirtumus kyla klausimas, kodél vienose Salyse atitinkamos
nuostatos jau senokai priimtos, o kitur vis dar ne. Dél kokios priezasties nacionaliniais
istatymais vengiama iteisinti i§imtis dél tiriamyjy vaisty priecinamumo? Nors ir Sis klau-
simas teoriskai reikalauty atskiro i§samaus tyrimo, kai kurios {zvalgos persasi prisimi-
nus, jog teisés akty iSimtys dél neregistruoty vaisty teiséto isigijimo pirmiausia buvo
itvirtintos JAV ir aiSkéja gilinantis i ju priémimo aplinkybes bei priezastis. [vade miné-
ta, jog pacientai kélé bylas, siekdami neregistruoty vaisty prieinamumo*. Jose apeliuota
1 pagarba asmens priva¢iam gyvenimui ir asmens autonomijai, kuri yra neatsiejama §ios
teisés dalis. PripaZjstant §j argumenta svariu, nuo 1987 m. leista sigyti naujy tiriamyju
vaisty, esanciy vélesnése ju klinikiniy tyrimy fazése, pacientams, kurie serga sunkia,
reta liga, jiems gresia mirtis, néra alternatyvaus registruoto gydymo ir kt.*

Asmens autonomija sveikatos prieziliros sistemoje suvokiama kaip asmens apsis-
prendimo laisvé, kai asmuo turi placia diskrecija savo paties kiino ar net gyvybés at-
zvilgiu®. I§ Sios vertybés kildinama ir informuoto paciento sutikimo koncepcija, kurios
vienas aspekty — paciento teisé sutikti net ir su labai rizikingu gydymu arba tokio gy-
dymo atsisakyti. Asmens teisé | apsisprendima ir pagarba jo autonomijai kontinentinés
teisés Saliy teisés doktrinoje pripaZistama nuo XX a. vidurio*’. Todél galima teigti, kad
tos ES valstybés narés, kurios yra jteisinusios tiriamyjy vaisty prieinamuma po II ir (ar)
IIT klinikiniy tyrimy fazés, taip pat pripaZista platesni pozitri i informuoto paciento
teis¢ spresti dél gydymo metody ir juos rinktis, nei tos, kuriose, neatsizvelgiant i paci-
ento sveikatos buklés sunkuma, yra jmanomas tik registruoty (gyvenamojoje Salyje ar
uzsienyje) vaisty prieinamumas. Taciau ar Sios Salys asmens autonomijos principa svei-
katos prieziiiroje pazeidzia — santykinis klausimas, nes reikia pripazinti, jog ,,Vakary
kultiiringje tradicijoje $i vertybé nebiitinai yra suvokiama inidividualistiniais terminais

44 Zr. Carnohan v. United States, 616 F.2d 1120, 1122 (9th Cir. 1980) (dél konstitucinés teisés i privatuma ir
asmens laisvés teiséto suvarzymo neleidziant asmenims laisvai isigyti vaisto Laetril (véziui gydyti); Duncan
v. United States, 590 F. Supp. 39, 44 (W.D.Okla. 1984); Rutherford v. United States, 438 F. Supp. 1287,
1301 (W.D. Okla. 1977), aff’d, 582 F.2d 1234 (10th Cir. 1978), rev'd, 442 U.S. 544 (1979) (dél konstitucinés
teisés | privatuma uztikrinimo suteikiant leidima nepagydomai sergantiems pacientams naudoti netoksiska
vaista Laetril asmeninio gydymo reikméms). In Vale, J. Expanding expanded access: how the Food and
Drug Administration can achieve better access to experimental drugs for seriously ill patients. The George-
town Law Journal [interaktyvus]. 2008, 96: 2149 [zitréta 2010-02-21]. <http://www.georgetownlawjournal.
org/issues/pdf/96-6/Vale.PDF>.

45 Investigational New Drug Application, 21 C.F.R. § 312.34(b)(1)(i)-(iv); Expanded access investigational
drugs for treatment use; Final Rules. Federal Register [interaktyvus]. 2009, 74(155) [zitréta 2010-02-14].
<http://edocket.access.gpo.gov/ 2009/pdf/E9-19005.pdf>.

46  JuskeviCius, J. Teisés principy taikymas norminant sveikatos priezitiros sritj. Jurisprudencija. 2008, 12(114):
12-13.

47  Kutkauskiené, J.; Rudzinskas, A. Informuoto paciento sutikimas: pacientui teikiamos informacijos teisinio
vertinimo problemos. Socialiniy moksly studijos. 2009, 2(2): 321.
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ir visuotiniu lygiu“*. Be to, valstybés ES narés turi placia diskrecija reguliuoti savo
sveikatos prieziiiros sistemas. Todél suformuluoti vienareikSmiska atsakyma i $i klau-
sima kol kas sunku.

Pasak J. JuskevicCiaus, pastaruoju metu doktrina tik pradeda kreipti démesi i asmens
autonomijos principo taikymo sveikatos priezitiroje galimybes ir ribas*. Tiriamujy vais-
ty prieinamumo rety ligy atveju klausimas yra vaizdus pavyzdys. Tam tikros iSimtys
(pvz., tirlamyjy vaisty po II ar III klinikiniy tyrimy fazés teisétas jsigijimas), nusverian-
Cios prastais atvejais taikoma vaisto saugumo prioriteta pries pacienty pasirinkimo lais-
vg, rodo tendencija ribinése sveikatai situacijose asmens apsisprendimo laisve suabso-
liutinti, kita vertus, naujausias JAV teismy praktikos pavyzdys byloje Abigail Alliance
for Better Access to Developmental Drugs v. von Eschenbach patvirtina, kad net ir $iais
atvejais asmens autonomija sveikatos priezitiroje turi ribas.

2003 m. JAV Maisto ir vaisty administracijai pareiksto reikalavimo esmé gana
aiskiai atsispindi pac¢iame bylos pavadinime — Abigailés aljansas uz geresnj tiriamyjy
vaisty prieinamumq’. Patikslintina, kad remiantis paciento autonomijos ir laisvo pasi-
rinkimo teise siekta, jog retomis, sunkiomis, gyvybei gresian¢iomis ligomis sergantiems
pacientams biity leista sigyti naujai kuriamy vaisty pasibaigus ju I klinikiniy tyrimy
fazei tuo atveju, jei pacientai negali dalyvauti reikiamo vaisto klinikiniame tyrime, o
kity gydymo alternatyvy néra arba esantys gydymo metodai neveiksmingi. 2006 m. Ko-
lumbijos apygardos teismas priémé sprendima, i§ esmés patenkinanti toki reikalavima,
iSkeldamas tam tikras tiriamyju vaisty prieinamumo salygas: pacientas turi biiti suauges
ir veiksnus; sirgti sunkia, greitai mirtimi gresiancia liga; registruoty vaisty Siai ligai
gydyti rinkoje néra arba jie pacientui neveiksmingi; turi buti irodymu, jog vaistas po I
klinikinio tyrimo fazés yra pakankamai saugus, kad buty tgsiamas jo klinikinis tyrimas.
Teismas rémési Cruzan v. Director, Missouri Department of Health byla dél teisés atsi-
sakyti gyvybe palaikancio gydymo, kurioje teigta, jog ,,asmenys yra laisvi apsispresti,
ar prisiimti bet kokia Zinoma ar nezinoma vaisty, galin¢iy pratesti ju gyvybe, rizikg“!.
Teiséjai konstatavo, kad abi bylos sietinos su ,,pacienty teise dél savo gyvenimo apsi-
spresti laisvai, nepriklausomai nuo valdzios ki§imosi®. Taip pat iSvesta dar viena, tik
Sikart atvirkstiné paralelé — jei Cruzan byloje buvo pripaZinta paciento ,,teis¢ mirti*
apsisprendziant atsisakyti gyvybe palaikancéio gydymo, tai Abigail byloje — patvirtinta
pacienty teis¢ | galimai gyvybe palaikysian¢io gydymo prieinamuma, ,,teis¢ pabandyti
likti gyvam“*2.

48  Juskevicius, J., supra note 46, p. 13.

49 Ibid., p. 12.

50  Abigail Alliance for Better Access to Developmental Drugs v. von Eschenbach, 445 F.3d 470 (D.C. Cir.
20006), rev’d, 495 F.3d 695 (D.C. Cir 2007) (en banc).

51  Cruzanv. Dir., Miss. Dept.of Health, 497 U.S. 261 (1990). In Romano, L. V., Jacobson, P. D. Patient access
to unapproved therapies: the leading edge of medicine and law. Journal of Health & Life Sciences Law [inte-
raktyvus]. 2009, 2(2): 52 [ziaréta 2010-02-28].<http://www.hallrender.com/library/articles/497/1226_001a.
pdf.>

52 Hill, J. The constitutional right to make medical treatment decisions: a tale of two doctrines. Texas Law
Review. 2007, 86(2): 280.
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TacCiau byla persvarstes apeliacinis teismas 2008-aisiais prieémé visiSkai kitoki
sprendima, pareik§damas, jog nepagydomai sergantys pacientai, iSbandg visus leidZia-
mus gydymo metodus, neturi fundamentalios teisés | tiriamyjy vaisty po I klinikiniy
tyrimy fazés prieinamuma, nes ju gydomasis poveikis kol kas néra jrodytas®*. Trumpai
tariant, pagrindinis argumentas, kuriuo baigta Abigail byla, yra tas, kad I klinikiniy tyri-
my fazés metu iStiriamas tik vaisto toksiSkumas ir farmakokinetika, taigi néra informa-
cijos apie vaisto sauguma ir veiksminguma, todél pacientai tokiy vaisty isigyti ir naudoti
negali.

Toks aukséiausios instancijos teismo sprendimas aiskiai parodé asmens autonomi-
jos principo koreliacija su paciento sveikatos saugos, uztikrinamos valstybinio regulia-
vimo priemonémis, prioritetu. Kaip matyti, §iuo atveju asmens autonomija jau nebuvo
traktuota kaip asmens valios iSreiSkimas, savanoriskas gydytojo ir paciento rizikos pri-
siémimas, o greic¢iau kaip gynyba (gydytojo; farmacijos imonés; kompetentingos insti-
tucijos, iSdavusios leidima naudoti tiriamaji vaista) nuo galimo kaltinimo deliktu.

Abigailés aljanso propaguojamos idéjos Salininkai (terminaliniy biuikliy pacientai,
ju artimieji, kai kurie gydytojai) nusivylé tokiu teismo sprendimu tvirtindami, kad tiria-
mojo vaisto saugumo, jo ilgalaikio Salutinio poveikio argumentai yra niekiniai. Pasak
Jju, ,,negaunant jokio gydymo, vienintelis ilgalaikis nepalankus poveikis, kuris laukia,
yra mirtis*>*. Atsirado ir teisininky, gana astriai kritikuojanéiy 4bigail byloje priim-
ta galutini sprendima®. Ir nors neskundziama teismo nutartis, nepripazistanti pacienty
interesy bandyti gydyma vaistais po I klinikiniy tyrimy fazés, buvo priimta, ir medici-
nos etikos zinovai, ir teisés specialistai tebediskutuoja, kuris pasirinkimas teisingesnis:
terminalinés biiklés pacientui drausti galimybe gauti ankstyvoje tyrimy fazéje esanti
galimai veiksminga gydyma, ar leisti jam rizikuoti ir vartoti nezinomo saugumo vaista?
Beje, ieSkantieji argumenty, neigianciy tokios iSimties reikalinguma, mini ir problemas,
galincias kilti jteisinus vaisty po I klinikiniy tyrimy fazés prieinamuma: pavyzdziui,
klinikiniy tyrimy dalyviy trikuma vélesnése to vaisto tyrimy fazése; jmoniy intereso
vykdyti brangius klinikinius tyrimus smukima; neigiama jtaka moksliniy tyrimy pro-
cesui ir tiikstan¢iams pacienty, laukiantiems, kol bus patvirtintas moksliskai pagristas
gydymo metodas. Jie priduria, jog nederéty pamirsti ir vartojant tiriamuosius vaistus
daznai pasitaikancio klaidingo vaisto gydomojo poveikio supratimo (angl. therapeutic
misconception) arba didelés §io psichologinio reiskinio, galincio istikti ir pacienta, ir jo
artimuosius, tikimybés, o tai savo ruoztu galéty suklaidinti ne tik gydytoja, bet ir vaisto
kiréjus®. Sie papildomi argumentai, be abejo, taip pat konkuruoja su paciento laisvo

53 Abigail Alliance for Better Access to Developmental Drugs v. von Eschenbach, 495 F.3d 695, 697 (D.C. Cir.
2007) (en banc), cert. denied, 128 S. Ct. 1069 (2008); Placiau apie §ia byla: Chin, B. R. One last chance:
Abigail Alliance v. von Eschenbach and the right to access experimental drugs. Note. University of Ca-
lifornia, Davis [interaktyvus]. 2008, 41: 1969-2000 [zitréta 2010-02-23]. <http://lawreview.law.ucdavis.
edu/issues/41-5_Chin.pdf>.

54  Wagstaff, A. Dying for a lack of compassion? Cancer World [interaktyvus]. November/ December, 2007,
p.- 23 [ziGréta 2009-02-15]. <http://www.cancerworld.org/Cancer World/getStatic ModFile.aspx?id=
1955>.

55  Chin, B. R,, op. cit., p. 1969-2000.

56  Caplan, A. Is it sound public policy to let the terminally ill access experimental medical innovations? The
American Journal of Bioethics. 2007, 7: 1-3; Bender, S.; Flicker, L.; Rhodes, R. Access for the terminally
ill to experimental medical innovations: a three-pronged threat. The American Journal of Bioethics. 2007, 7:
3-6.
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apsisprendimo teise gydymui rinktis tiriamuosius vaistus ir rodo ne tik nagrinéjamos
situacijos jvairiapusiS$kuma, bet ir prieStaringuma.

Vaisty retoms ligoms gydyti prieinamumo reglamentavimo srityje ES jau tris de-
Simtmecius Zengia Jungtinéms Valstijoms pavymui, todél ir problemos, kylanc¢ios Cia
deél tiriamyjy vaisty prieinamumo, ir ju sprendimai neabejotinai yra svarbiis ES vals-
tybiy nariy sveikatos ir teisés sistemoms. Abigail byla, kurioje, galima teigti, nubrézta
tam tikra paciento autonomijos riba renkantis gydyma, galéty tapti argumentu, jei panasi
dilema kilty kurioje nors i§ ES valstybiy nariy. Negalima atmesti tikimybés, jog nevie-
nodos teisés normos ES Salyse, tiriamyju vaisty prieinamumo sunkiai sergantiems pa-
cientams srityje ir retoms ligoms gydyti skirty tiriamuyjy vaisty prieinamumo po II ar I11
klinikiniy tyrimy fazés reglamentavimo spragos atskirose valstybése narése gali sukelti
pacienty ir gydytoju nepasitenkinima, kaip kad neseniai buvo nutik¢ JAV. Manytina,
jog pacienty skundai, atsizvelgiant { konkrecias bylos aplinkybes, galéty biti tiriami net-
gi pagal Europos zmogaus teisiy ir pagrindiniy laisviy konvencijos 8 str. dél privataus
gyvenimo gerbimo ar 3 str. dél Ziauraus ar Zeminan¢io oruma elgesio draudimo®’. Todél
ES valstybés narés, kurios dar néra jteisinusios tokiy iSim¢iy, tarp ju ir Lietuva, galéty
ir turéty pasinaudoti ne tik kity valstybiy ES nariy, bet ir JAV patirtimi, kurioje nuo
2009 m. spalio 13 d., priémus atitinkamas pataisas, galioja §iuo metu pazangiausia tiria-
muyjy vaisty pricinamumo retomis ligomis sergantiems pacientams sistema’.

57  Europos zmogaus teisiy ir pagrindiniy laisviy apsaugos konvencija. Valstybés zinios. 1995, Nr. 40-987.

58 2009 m. rugpjuti Maisto ir vaisty administracijos priimtos pataisos aiSkiau nei 1987 m. versija nusako pro-
cedurg ir kriterijus, kuriais reikia vadovautis, jei pacientams reikalingi tiriamieji vaistai. Nurodyta, kad tokiy
vaisty nauda pacientams turi buti didesné nei rizika, galinti kilti dél ju ligos ar biklés (pvz., ilgesnés gyveni-
mo trukmés sergant atitinkama sunkia, reta liga ar buikle tikimyb¢); pavieniai pacientai turi neturéti galimy-
bés gauti tokiy vaisty dalyvaudami klinikiniame tyrime ar labdaringose to vaisto prieinamumo programose;
iSpléstas vaisty priecinamumas neturi trikdyti tolesniy to vaisto tyrimy, t. y. ir toliau turi bati vykdomi to

ParaiSka dél pavienio paciento gydymo nauju tiriamuoju vaistu reikalingumo suteikta teisé pateikti arba
vaisto réméjui, arba gydytojui. Kaip ,,saugikliai* priimtos nuostatos: kad pavienio paciento gydymas nauju
tirlamuoju vaistu apribojamas vienu gydymo kursu nustatytam laikotarpiui, iki tol, kol JAV Maisto ir vaisty
administracija suteiks leidima didesniam gydymo kursy skaiéiui ar ilgalaikiam gydymui; kad baigus gydyma
JAV Maisto ir vaisty administracijai reikia pateikti iSvadas apie gydymo rezultatus bei $alutinj vaisto povei-
ki; kad vaisto réméjas gali buiti papraSytas stebéti pavienio paciento gydymo eiga, jei gydymas trunka ilgesni
laika.

JAV Maisto ir vaisty administracija numaté ir aplinkybes, kurioms esant vaisto gamintojas gali imti
mokestj i§ paciento uz tiriamajj vaista pacientui dalyvaujant klinikiniame tyrime ar iSplésto prieinamumo
programoje, ir nurod¢, kad vaisto gamintojas gali prasyti, kad pacientas apmokéty vaisto gamybos iSlaidas
ir i§plésto pricinamumo programos administravimo i§laidas. Siomis nuostatomis farmacijos jmonéms kartu
uzkirstas kelias pasipelnyti i§ eksperimentiniy vaisty pardavimo. [Expanded access investigational drugs for
treatment use. Final Rules. Federal Register. 2009, 74(155); Charging for investigational drugs under and
investigational new drug application; Final Rules. Federal Register [interaktyvus]. 2009, 74(155) [ziGréta
2010-04-04]. <http://edocket.access.gpo.gov/2009/pdf/E9-19004.pdf>; FDA expands access to investiga-
tional drugs. FDA Consumer Health Information [interaktyvus]. Agust 2009 [zitréta 2010-04-13]. <http:/
www.fda.gov/ downloads/ForConsumers/ConsumerUpdates/UCM177001.pdf>.].
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ISvados

1. Pacientai, ken¢iantys nuo retos, sunkios ar (ir) gyvybei gresiancios ligos, kuriai
gydyti néra tinkamy registruoty vaisty, teoriskai gali tikétis gydymo galimai veiksmin-
gu tiriamuoju vaistu (jei toks atitinkamai ligai jau kuriamas) pasibaigus jo II arba III
klinikiniy tyrimy fazei. Galimi du budai: a) pavieniam pacientui, kuris negali dalyvauti
tokio vaistinio preparato klinikiniame tyrime, individuali gydymo juo programa skiria-
ma pacienta gydanc¢io gydytojo iniciatyva; b) pacienty grupéms taikomos ,,paskutinés
vilties/labdaringos* programos farmacijos imoniy iniciatyva. ES teiséje Sios galimy-
bés reglamentuotos atitinkamai 2001/83/EB direktyvos 5 str. 1 dalimi (netiesiogiai) ir
726/2004/EB reglamento 83 straipsniu. Viena i§ esminiy salygu, kad pacientai realiai
galéty Siais budais pasinaudoti, yra ta, kad atitinkamos normos biity idiegtos paciento
gyvenamosios Salies nacionalinéje teiséje. Kol kas tiriamyju vaisty prieinamuma itei-
sinan¢ias nuostatas yra priémusios ne visos ES Salys, todél retomis ligomis serganciy
pacienty galimybés pasinaudoti ,,paskutinés vilties vaistais yra nevienodos.

2. Lietuvoje iteisinta galimybé¢ isigyti tik Salyje neregistruoty (vardiniy) vaisty.
Tiriamyjy vaisty prieinamumas ne klinikiniy tyrimy tikslais nereglamentuotas. Tai, atsi-
zvelgiant | pacienty liikes¢ius bei interesus dél vaisty retoms ligoms gydyti prieinamu-
mo, reikéty padaryti, priimant atitinkamas pataisas LR farmacijos jstatyme ir jstatymo
igyvendinamaisiais teisés aktais nustatant gydymo neregistruotais vaistais salygas bei
kriterijus.

3. ISimciy dél tiriamyjy vaisty prieinamumo (ne klinikiniy tyrimy metu) rety ligy
atvejais jteisinimas reiskia ir tam tikry asmens autonomijos principo riby persvarstyma.
Abigail bylos eiga parodé, jog asmens autonomijos sveikatos prieziiiroje principas teo-
riSkai néra iki galo apibréztas: jis gali buiti suvokiamas kaip asmens valios manifestacija,
informuotam pacientui suteikiant laisvg prisiimti rizika vartoti vaista po II ir (arba) III
klinikiniy tyrimy fazés, kita vertus, kaip gynyba (gydytojo; farmacijos imonés; kom-
petentingos institucijos, iSdavusios leidima gydytis tiriamuoju vaistu) nuo kaltinimo
deliktu — vienos i$ priezasciy, kodél terminalinés biiklés pacientams neleidziama teisé-
tai isigyti vaisty po I klinikiniy tyrimy fazés. Abigail bylos baigtis suteiké ir tam tikro
aiSkumo — net ribinéje sveikatai situacijoje vaisty po I klinikiniy tyrimy fazés legalus
isigijimas asmens autonomijos principu negali biiti pagrindZiamas.

4. ES narése pastebimi skirtumai reglamentuojant neregistruoty vaisty prieinamu-
ma taip pat aiskintini asmens autonomijos principo sveikatos prieziliroje riby neapi-
bréztumu. Dél nevienodo tiriamyjy vaisty prieinamumo retomis ligomis sergantiems
pacientams ES nariy sveikatos ir teisés sistemos gali susidurti su i$§iikiais. Vieninga
valstybiy ES nariy pozicija ir priemonés dél tiriamyjuy vaisty prieinamumo rety ligy
atvejais sudaryty lygesnes skirtingose valstybése gyvenanciy retomis ligomis serganciy
pacienty galimybes gydytis tokiais vaistais ir padéty geriau uztikrinti $iy pacienty teisg
1 sveikatos priezilira.
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LEGAL REGULATION OF ACCESS TO UNAUTHORISED MEDICINES
FOR PATIENTS SUFFERING FROM RARE DISEASES

Indré Spokien¢

Mykolas Romeris University, Lithuania

Summary. In the European Union (EU), medicines can be marketed only after they
have been authorised. However, some medicines need to be accessible before they have been
authorised. This especially applies to medicines, which are expected to benefit severely ill
patients who cannot be treated with authorised medicines or who have a disease for which no
medicine has been authorised yet. The treatment with unauthorised medicines may be the last
chance for patients who suffer from rare diseases and cannot enrol in an ongoing clinical
trial or be treated with a potentially life-saving medicine.

The aim of this article is to analyse the aspects of the legal regulation of access to unaut-
horised medicines for such patients. The fact that 27-36 million patients with rare diseases
live in the EU and there are approximately 200,000-240,000 of such patients in Lithuania
underlines the relevance of the study.

The first part of the article analyses the EU legal provisions, which govern the so called
“named patient” programmes for single patient use under the Article 5 of Directive 2001/83/
EC (ex Article 3.1 of Directive 1989/341/EEC) and “compassionate use” programmes for a
group of patients set out in the Article 83 of Regulation (EC) No 726/2004. Upon the intro-
duction of these legal exceptions into the national law, medicines intended for the treatment
of rare diseases can reach patients more quickly and easily. The national legal regulation of
patient access to unauthorised medicines differs by country, because EC regulations define
only the general principles. Therefore, access to new investigational medicines depends on
the country where the patient resides. This means that patients are not always able to access
medicines that would be of benefit to them. As a consequence, their lives can be endangered.
Such a situation is inequitable.

The second part of the article reviews the legal framework of access to unauthorised
medicines in Lithuania. Patients are able to access medicines approved in other countries for
a genuine, unmet medical need before the drugs are licensed in Lithuania. The treatment,
however, with investigational drugs for individual patients and for groups of patients who
are unable to participate in clinical trials and suffer from rare, life-threatening diseases is
not regulated. According to the authoy;, the Law on Pharmacy of the Republic of Lithuania
must be supplemented with such important exceptions.

The third part of the article addresses the question why patients have no access to poten-
tially life saving post-Phase I investigational new drugs. The article considers the margins of
personal autonomy principle in the light of the problem of accessibility to unapproved medi-
cinal products intended for treatment of rare diseases. In the summanry of the findings of the
article, the author emphasize the need for joint approach of EU Member States to availability
of unauthorised medicinal products for orphan patients.
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