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EKSPERYMENTALNE TERAPIE — DEFINICJE I REGULACJE!

- Wlodzimierz Galewicz -

Abstrakt: Przedmiotem tego artykulu sa definicyjne i regulacyjne aspekty eksperymentalnych (lub
innowacyjnych) terapii, rozumianych badz to jako nowe i niesprawdzone metody leczenia, ktére
moga by¢ testowane - i w tym celu stosowane - takze w badaniach klinicznych, badz to jako zastoso-
wania tych nowych i niesprawdzonych procedur w praktyce medycznej. Po krétkim wprowadzeniu,
przypominajacym jedno z waznych zrédet pojecia eksperymentalnej lub innowacyjnej terapii, jakim
byt Raport belmoncki, omawiam najpierw problemy zwiazane z definicja terapii eksperymentalnej
(jako nowej i niepotwierdzonej procedury medycznej, stosowanej w celu poprawy zdrowia pacjenta),
a nastepnie sporne kwestie zwigzane z jej regulacja (w tym zwlaszcza z wymagana kontrola, jakiej
powinna podlega¢ kazda taka terapeutyczna interwencja). Na koniec wskazuje na znaczenie, jakie
relacjonowane w tym artykule dyskusje wokoét eksperymentalnej terapii, prowadzone w innych
krajach lub w kontaktach miedzynarodowych, maja dla nieodzownej rewizji czy tez reinterpretacji
polskich przepiséw dotyczacych eksperymentéw leczniczych.

Stowa kluczowe: eksperymentalne terapie; medyczne innowacje; niepotwierdzone procedury me-

dyczne; eksperymenty lecznicze

Zgloszono: 22 pazdziernika 2023
Zaakceptowano: 30 pazdziernika 2023
Opublikowano online: 20 grudnia 2023

I. Wprowadzenie

Terapie eksperymentalna (niekiedy zwang tez innowacyjna) mozna rozumiec szerzej
albo weziej. W szerszym rozumieniu oznacza ona jakakolwiek nowg i niesprawdzona
(lub tez nie w pelni sprawdzona) terapeutyczng procedure medyczna, ktéra moze by¢
albo prébnie stosowana w praktyce medycznej (dla bezposredniej korzysci pacjentow),
albo w badaniach klinicznych (ostatecznie takze w interesie obecnych lub przysztych
pacjentéw, ale bezposrednio dla dobra nauki), albo w ogoéle nie by¢ jeszcze stosowana.
Eksperymentalna terapia w wezszym rozumieniu nazywa si¢ natomiast nowg i nie-
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! Temat ponizszego artykulu wiaze sie z kierowanym przeze mnie projektem badawczym
~Normatywne aspekty badan i zastosowan innowacyjnych terapii” realizowanym przez Wydziat
Filozoficzny U] i finansowanym przez MEiN w ramach programu ,, Nauka dla Spoteczeristwa”. Polskie
tlumaczenia cytowanych fragmentéw z tekstéw w jezyku angielskim pochodza ode mnie, chyba ze
w przypisie lub w bibliografii podani sg inni thumacze.
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sprawdzong (lub tez nie w pelni sprawdzona) terapeutyczng procedure, ktora jest
stosowana w praktyce medycznej (eksperymentalna terapia jako ogdlny typ), lub tez
samo praktyczne zastosowanie takiej procedury poza obrebem badan klinicznych (eks-
perymentalna terapia jako indywidualny przypadek).

Waznym impulsem do dyskusji wokot terapii eksperymentalnych (lub innowa-
cyjnych), zapoczatkowanej w Stanach Zjednoczonych, lecz wkrétce potem podjetej takze
w innych krajach, byt Zrédtowy tekst amerykanskiej etyki badari naukowych, zwany Ra-
portem belmonckim. Gtéwnym zadaniem tego dokumentu, ogloszonego pod koniec lat
70-tych ubieglego wieku, byto sformulowanie etycznych regut badan z udziatem ludzi,
stuzacych ochronie praw ich uczestnikow. W tym celu nalezalo przede wszystkim odgra-
niczy¢ regulowang dziedzine eksperymentéw lub badani biomedycznych od wylaczanej
spod tej regulacji praktyki medycznej, co jak przyznaja twércy dokumentu, okazalo sie
utrudnione takze ze wzgledéw terminologicznych: , dlatego, ze sposoby postepowania
znacznie odbiegajace od standardowej praktyki czesto okresla sie jako ‘eksperymentalne’,
przy czym terminy ‘eksperymentalne’ i ‘badania’ nie sg starannie zdefiniowane”. Aby
zaradzi¢ wskazanej trudnosci, autorzy Raportu stwierdzaja nastepnie:

Kiedy lekarz w istotny sposéb odstepuje od standardowej lub uznanej praktyki, ta
innowacja sama w sobie nie stanowi jeszcze badania. Sam fakt, ze jakas procedura
jest ,eksperymentalna”, w sensie praktyki nowej, niesprawdzonej lub odmiennej, nie
przesuwa jej automatycznie do kategorii ,,badania”. Radykalnie nowe procedury tego
rodzaju powinno si¢ jednak w ich wczesnej fazie czyni¢ przedmiotem formalnych
badan, aby ustali¢, czy s one bezpieczne i skuteczne. Tak wiec do obowiazkéw
komisji nadzorujacych praktyke medyczng nalezy na przyklad dopilnowanie, aby
wazna innowacja zostala wiaczona do formalnego projektu badawczego®.

Przytoczony akapit, przy calejjego skrétowosci, zawiera juz wszystkie podstawo-
we elementy pewnej formalnej koncepcji terapii eksperymentalnych lub innowacyjnych,
podejmowanej i rozwijanej takze w wielu opracowaniach p6zniejszych, az po catkiem
wspolczesne. Przede wszystkim wskazuje on - w polaczeniu z wcze$niej podanym
objasnieniem terminu , praktyka [medyczna]” - na trzy gléwne cechy, odrézniajace te-
rapeutyczne innowacje z jednej strony od badarh medycznych, a z drugiej od procedur
stosowanych w ramach standardowej lub konwencjonalnej praktyki medycznej. Od tych
pierwszych eksperymentalne terapie r6znia sie swoja terapeutyczng intencja - tym, ze
sa spelniane nie dla rozwoju nauki, lecz (wytacznie lub przede wszystkim) w zamiarze
poprawy zdrowia pacjenta - od drugich natomiast sposobem, w jaki maja realizowac ten
(nadrzedny) zamiar, tzn. jako procedury zaréwno nowe, jak i niesprawdzone. Oprécz

2 Narodowa Komisja Ochrony Os6b Uczestniczgcych w Badaniach Biomedycznych i Behawioralnych
(2011), s. 71; zob. NCPHSBBR (1979): ,, When a clinician departs in a significant way from standard or
accepted practice, the innovation does not, in and of itself, constitute research. The fact that a procedure
is ,experimental”, in the sense of new, untested or different, does not automatically place it in the
category of research. Radically new procedures of this description should, however, be made the object
of formal research at an early stage in order to determine whether they are safe and effective. Thus,
it is the responsibility of medical practice committees, for example, to insist that a major innovation
be incorporated into a formal research project.”
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tych elementéw definicyjnych lub deskryptywnych zarysowana koncepcja eksperymen-
talnej terapii zawiera jednak réwniez pewne skladniki regulacyjne czy tez normatywne,
mowiace o tym, co nalezy czynic¢ przed podjeciem eksperymentalnej terapii, w trakcie jej
prowadzenia i po jej zakoriczeniu, aby spelniata ona warunki etycznej akceptowalnosci.
Wszystkie te okreslenia byly jednak przedmiotem dalszych etycznych dyskusji, z ktérych
wypada tutaj cho¢ krétko zdac sprawe.

II. Eksperymentalne terapie - problemy ich definicji

Pojecie - czy tez samo istnienie - eksperymentalnych lub innowacyjnych terapii w pe-
wien sposob zaburza prosty dychotomiczny podzial czynnosci zwigzanych z medycyna
na praktyke kliniczng i naukowe badania medyczne. Medyczne innowacje zdaja sie
bowiem stanowi¢ trzeci i poniekad posredni element w tym dwuczlonowym ukladzie.
Ich posrednia pozycja polega na podzielaniu istotnych cech kazdego z dwéch przeciw-
stawnych czlonéw: z dziedzing naukowych badan medycznych taczy je charakter eks-
perymentalny, natomiast z praktyka medyczng - ich nadrzedny cel, ktérym jest (a przy-
najmniej ma by¢) poprawa zdrowia i polepszenie dobrostanu pacjenta. Réwnoczesnie
jednak eksperymentalnym terapiom przystuguja pewne cechy swoiste, ktére odrézniaja
je z jednej strony od form standardowej praktyki medycznej, a z drugiej od badan kli-
nicznych. Obydwu grupom odrézniajacych cech trzeba poswieci¢ osobna uwage.

A. Eksperymentalne terapie w odréznieniu od badain medycznych

Eksperymentalne terapie w ujeciu Raportu belmonckiego stanowia wiec najpierw szcze-
golny rodzaj praktyki medycznej i jako takie wymagaja odréznienia od badart medycz-
nych. We wspomnianym juz objasnieniu ,, praktyki medycznej” czytamy, ze termin ten
,»odnosi sie najczesciej do interwencji, ktore maja stuzy¢ wytgcznie dobru indywidualnego
pacjenta i ktére daja rozsadna nadzieje na powodzenie”® (podkr. moje, W.G.). Uwydat-
nione tutaj okreslenia ,najczesciej” (for the most part) i ,,wytqcznie” (solely) w polaczeniu
ze soba sprawiajg, ze przytoczona wypowiedz nie jest jednoznaczna. Kierujac sie okre-
Sleniem ,, wytacznie” - i zapominajac na chwile o ograniczeniu ,najczesciej” - nalezaloby
przyjaé, ze dobro indywidualnego pacjenta, czyli poprawienie stanu jego zdrowia jest
zawsze jedynym celem jakiejkolwiek, w tym réwniez eksperymentalnej terapii, tak iz
interwencja medyczna, ktéra niejako przy okazji stara sie realizowac réwniez inny cel,
mianowicie wnosi¢ wklad do wiedzy medycznej, nie jest juz terapia, lecz formg badan
naukowych. Czy jednak to ekskluzywistyczne ujecie praktyki medycznej jest uzasad-
nione? Jak zauwaza Chan,

intencja wylacznie terapeutyczna moze by¢ standardem zbyt rygorystycznym. Sto-
sowanie innowacyjnej terapii moze z samej swojej natury laczy¢ sie ze zdobywaniem
przynajmniej anegdotycznych danych, stanowiagcych podstawe dla przysztych badan

* NCPHSBBR (1979): ,for the most part ... refers to interventions that are designed solely to enhance
the well-being of an individual patient or client and that have a reasonable expectation of success.”
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pilotazowych albo préb klinicznych. Tak wiec innowacyjna terapia moze by¢ zawsze
spelniana z pewna drugorzedna intencjg badawcza, nawet jezeli jej pierwszorzednym
celem jest cel terapeutyczny*.

Tak zatem terapeutyczny eksluzywizm jako stanowisko w sprawie definicyjnie
dopuszczalnych celéw eksperymentalnej terapii jest pogladem dyskusyjnym. Nie bar-
dzo tez wiadomo, czy jest to poglad rzeczywiscie wyrazany w Raporcie belmonckim.
Watpliwosci co do tego moga sie nasunaé, gdy przypomnimy sobie drugie z podkreslo-
nych miejsc w przytoczonym objasnieniu , praktyki medycznej”. Skoro bowiem termin
~praktyka” nie ogranicza sie¢ do interwencji, ktére maja stuzy¢ wylacznie dobru indywi-
dualnego pacjenta, a tylko odnosi sie do nich najczesciej czy tez w wigkszosci przypadkow,
to mozna by przyjaé, ze w jego zakresie jest rowniez miejsce dla interwencji, ktérych
celem - chociazby tylko ubocznym lub drugorzednym - jest rozwdj nauki. W tej sytuacji
sam Raport belmoncki nie rozstrzyga kwestii, czy dobro pacjenta, do ktérego maja dazy¢
interwencje nalezace do praktyki i nie podlegajace rygorom badan naukowych, ma by¢
ich celem jedynym, czy tylko nadrzednym.

Ta niejednoznacznoé¢ intencjonalnej charakterystyki praktyki medycznej, a
zwlaszcza terapii eksperymentalnej, zaznaczajaca sie w ostatecznej wersji Raportu
belmonckiego, nie jest przypadkiem, gdyz wynika z kontrowersji pojawiajacych sie juz
w trakcie jego redagowania. O pewnej niezgodnosci czy tez chwiejnosci pogladéw, jakie
zywili tworcy tego dokumentu §wiadczy zwtaszcza roboczy tekst Roberta Levine’a z 14
lipca 1975 roku®. Jego autor, jeden z najbardziej wplywowych cztonkéw komisji pracu-
jacej nad Raportem, proponuje w nim bowiem rozumie¢ eksperymentalne terapie jako
czynnosci ,,zazwyczaj wykonywane przez lekarzy, ktére badz to sg spelniane z zamiarem
czysto praktycznym, badz to w ré6znym stopniu 1aczg zamiar badawczy z zamiarem
praktycznym i ktére nie sa wystarczajaco sprawdzone, aby spetnia¢ kryteria akceptacji
lub aprobaty”®. Definicja Levine’a taczy w sobie dwa kryteria innowacyjnej terapii: jed-
no z nich mozna okreslac jako epistemologiczne, a drugie jako intencjonalne. Zgodnie
z kryterium epistemologicznym za innowacyjna terapie nalezatoby uznac interwencje,
ktora nie jest dostatecznie sprawdzona, natomiast zgodnie z kryterium intencjonalnym
taka, ktéra badz to jest spelniana z zamiarem czysto praktycznym, badz to w jakims$
stopniu ,, miesza” zamiar badawczy z zamiarem praktycznym. Stad nie wynika jeszcze
oczywiscie, aby innowacyjna praktyka obejmowata wszelkie niesprawdzone interwen-
cje, ktore oprécz zamiaru badawczego starajq sie w jakimkolwiek, choéby najmniejszym
stopniu zrealizowac takze zamiar praktyczny. Niemniej do jej zakresu wypadatoby zali-
czy¢ przynajmniej te ,mieszane” formy dziatalnosci medycznej, w ktérych do realizacji
przy$wiecajacego im zamiaru praktycznego przyklada sie wieksza - cho¢ niekoniecznie
bezwzglednie wigekszg - preferencyjng wage niz do realizacji ich zamiaru badawczego.

¢ Chan (2013): 102: ,,exclusive therapeutic intent may be an unduly stringent standard. Administering
innovative therapy has the inherent capacity to generate, at the least, anecdotal evidence which could
ground future pilot studies or clinical trials. It is thus always possible to infer some secondary research
intent in deploying innovative therapy, even if the primary purpose is therapeutic.”

5 Zob. Levine (1978).

¢ Levine (1978): 14: , ordinarily conducted by. . . physician[s] with either pure practice intent or with
varying degrees of mixed research and practice intent that have been insufficiently tested to meet
standards for acceptance or approval.” Cytuje za: Cowan (1986): 621.
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Ta szeroka koncepcja praktyki medycznej, w tym réwniez praktycznych zasto-
sowan procedur eksperymentalnych, zostata podjeta przez niektérych pdzniejszych
autorow. Nawiazuja do niej wyraznie np. Ghaemi i Goodwin, opisujac réznice pomie-
dzy badaniem naukowym i praktyka medyczna raczej zgodnie z jej ustopniowanym
modelem, pojawiajacym sie we wczedniejszym tekécie Levine’a, niz z dychotomicznym
ujeciem ostatecznie akceptowanym w Raporcie belmonckim:

Ostatecznie w naszym artykule proponujemy, aby badania naukowe i opieke klinicz-
na traktowac jako kontinuum, a nie jako dwie kategorycznie r6zne formy aktywno-
Sci. Badania naukowe prowadzi sie przede wszystkim w celu wytworzenia wiedzy,
a opieke kliniczng przede wszystkim w celu objecia indywidualna opieka pacjenta;
jednak badania naukowe w sposéb wtérny stuza tez opiece nad pacjentem, a opieka
nad pacjentem w sposéb wtdrny przyczynia sie do rozwoju wiedzy. [...] Powinnisémy
odrzuci¢ dychotomiczng dysjunkcje z Raportu belmonckiego, ktéra podzielita nasza
profesje na lekarzy praktykéw i na badaczy i wytworzyla lekarzy praktykéw, ktérzy
nie potrafig stosowacé wiedzy zdobytej przez nasze badania, oraz badaczy, ktérzy
nie wiedzg, jakiego rodzaju wiedze warto jest zdobywac”.

Opisujac ten szerszy, , gradualistyczny” model eksperymentalnej terapii jako
swoistej praktyki medycznej, najdalej odbiegajacy od jej modelu ,ekskluzywistyczne-
go”, zauwazytem, ze umieszcza on w zakresie praktyki rowniez takie formy mieszanej,
czyli zarazem praktycznej i badawczej dzialalnosci medycznej, w ktérych do realizacji
jej zamiaru praktycznego przyklada sie wiekszg, cho¢ niekoniecznie bezwzglednie
wieksza wage niz do realizacji jej zamiaru badawczego. W ten spos6b chcialem juz za-
znaczy¢, ze mozliwy jest rowniez taki model praktyki medycznej - zajmujacy poniekad
pozycje posrednia pomiedzy ekskluzywizmem i gradualizmem - zgodnie z ktérym za
praktyczne interwencje medyczne uznaje sie wszystkie czynnosci, w ktérych poprawa
zdrowia stanowi ich cel niekoniecznie jedyny, ale przynajmniej bezwzglednie nadrzedny.
Nasuwa sie oczywiscie pytanie, jak dokladniej rozumie¢ owa bezwzgledna przewage
celu terapeutycznego nad celem badawczym, uznawang na tym poérednim stanowisku
za jedna z definicyjnych cech eksperymentalnej terapii. Godng uwagi eksplikacje tego
pojecia, utozsamiajaca cel bezwzglednie nadrzedny z celem realizowanym w stopniu
optymalnym, proponuje Lewens. Autor ten zastanawia sie, skad bierze sie nieoczywiste
przekonanie, ze jakie$ medyczne dzialanie moze by¢ uznane za leczenie tylko wtedy,
gdy jego jedyng funkcja jest poprawa zdrowia. I odpowiada:

7 Zob. Ghaemi, Goodwin (2007): 8: ,In sum, we suggest in this paper that research and clinical
care should be viewed as a continuum, rather than as two categorically distinct activities. Research
is primarily conducted to produce knowledge, and clinical care is primarily conducted to provide
individualized care to a patient; but research also secondarily provides patient care, and clinical care
secondarily produces knowledge. [...]. We should give up the either-or dichotomy of the Belmont
Report, which has so polarized our profession into clinicians versus researchers, and has produced
clinicians who cannot apply the knowledge produced by our research, and researchers who do not
know what kind of knowledge it is important to provide.”
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Jedno mozliwe wyjasnienie wigze si¢ z naszym podstawowym celem wyrdznienia
tych sytuacji, w ktérych dzialania lekarza moga nie stuzy¢ najlepiej zdrowotnym
interesom pacjenta. Jezeli leczenie zdefiniujemy nie tylko jako serie zdarzerr majacych
na celu poprawe zdrowia pacjenta, lecz jako serie zdarzen, ktére maja stuzy¢ popra-
wie zdrowia pacjenta w optymalnym stopniu, wéwczas zadne dziatanie, ktore nie
jest prowadzone tak, aby sluzy¢ dobru pacjenta w optymalnym stopniu, nie moze
by¢ uznane za leczenie®.

Cytowany autor odnosi si¢ tutaj (by¢ moze w nie catkiem jednoznaczny spo-
sob) do koncepcji, zgodnie z ktéra poprawa zdrowia pacjenta nie musi by¢ wprawdzie
jedynym celem czynnosci leczniczych, ale tez nie moze by¢ tylko jednym z ich (poréw-
nywalnie waznych) celéw, poniewaz ma by¢ ich celem bezwzglednie nadrzednym.
Bezwzglednie nadrzednym celem jakiej$ czynnosci jest zas cel, ktéry ma by¢ w niej
realizowany w stopniu optymalnym. Czynnoéc¢ lecznicza moze wiec ubocznie zmierza¢
takze do realizacji jakiegos$ innego celu, w tym zwlaszcza do postepu wiedzy medycz-
nej, ale tylko pod warunkiem, ze realizacja tego ubocznego celu nie odbywa sie w niej
nawet z najmniejszym uszczerbkiem dla jej celu nadrzednego. Ten warunek nie bylby
na przyklad spelniony, gdyby lekarz dla celéw badawczych poddawat swojego pacjenta
dodatkowej biopsji, niepotrzebnej do prowadzonej terapii.

B. Eksperymentalne terapie w odréznieniu od terapii standardowych

Eksperymentalne lub innowacyjne terapie musza jednak posiadac réwniez takie cechy,
ktoére odrézniaja je od terapii standardowych lub konwencjonalnych. Za jedna z tych
odrézniajacych cech uwaza sie ich nowoéc¢ (sugerowang przez sama etymologie ,,in-
nowacyjnoéci”), za druga za$ - wlasciwosé, ktéra w jezyku angielsku okreélaja takie
przymiotniki jak unproven, untested lub nonvalidated, natomiast w polskim takie ich od-
powiedniki jak ,niesprawdzona”, ,niewyprébowana” lub ,niepotwierdzona”.

Czesto cytowana nowos¢ eksperymentalnych terapii jest jednak mniej czesto
przedmiotem szerszych komentarzy. Niemniej warto tutaj wspomnie¢ o kilku intere-
sujacych probach wyjasnienia, w jakim sensie medyczne procedury czy tez interwencje
zaliczane do tej kategorii majg by¢ nowe czy tez nowatorskie. Godng przytoczenia eks-
plikacje innowacyjnosci (jako cechy $cisle zwiazanej z nowoscia) proponuje London,
wymieniajac trzy gléwne aspekty, ktore trzeba wyrézni¢ w celu scharakteryzowania
stosunku zawartych w jej pojeciu elementéw normatywnych oraz opisowych:

Pierwszy aspekt wiaze sie ze zmiana lub modyfikacja. Innowacja jest czyms$ nowym,
badz to dlatego, ze stanowi odrdzniajace sie przeksztalcenie czego$ juz istniejacego,
badz to dlatego, ze jest czyms$ pierwszym w swoim rodzaju. Drugi aspekt innowacji
wiaze sie z ewaluacyjnym statusem tej zmiany. To znaczy, termin ,innowacja” impli-

8 Zob. Lewens (2006): 427: ,,One possible rationale derives from our basic goal of flagging those
situations in which the health interests of the patient may not be best served by the actions of the doctor.
If we define treatment not merely as a series of events designed to promote the health of the patient,
but as a series of events optimised solely for the promotion of the health of the patient, then anything
that is not optimised solely for the promotion of the health of the patient does not count as treatment.”
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kuje lub wspoétoznacza, ze odpowiednia zmiana stanowi poprawe czy tez przynosi
pewnego rodzaju korzys¢. [...] Po trzecie, innowacja jest pojeciem relacjonalnym
lub poréwnawczym. Coé moze by¢ innowacja jedynie w stosunku do pewnego
wyjéciowego stanu rzeczy lub zbioru dopuszczalnych mozliwosci alternatywnych’.

Na relacjonalnos¢, a takze stopniowalnoé¢ innowacyjnosci ktada réwniez nacisk
Eyadhy i Razack w ich czesto cytowanej definicji terapii innowacyjnej:

Innowacyjna terapia to nowo wprowadzona lub zmodyfikowana terapia o niespraw-
dzonym skutku lub skutku ubocznym podejmowana w jak najlepszym interesie
pacjenta. Tak wiec innowacyjna terapia moze mieécic sie w dowolnym punkcie kon-
tinuum rozciagajacego sie od wlasciwej innowacji niepoprzedzanej przez nic wcze-
$niejszego, tak jak uzycie nowego sposobu leczenia lub leku (np. wprowadzenie nowej
szczepionki), az do wzglednej innowacji stanowiacej niewielkie odstepstwo od terapii
standardowej, tak jak przedluzenie terapii poza standardowy czas jej stosowania (...)".

Aspekty innowacyjnosci uwydatnione w dwéch wspomnianych artykutach tacza
sie wreszcie z soba w charakterystyce ,nowosci” jako jednego z definicyjnych ryséw
eksperymentalnych terapii, ktéra podaja Mastroleo i Holzer:

Przyjmujemy, ze w charakterystyce cechy, ktéra nazywamy nowoscia, termin
,nowa” odnosi sie do niedawno wprowadzonego lub pierwszego zastosowania
interwengcji, ktéra wprowadza znaczna zmiane w kontekscie praktyki medyczne;.
W tym miejscu warto odrézni¢ , znaczna zmiane” od ,niewielkiej modyfikacji” lub
,Zmiany nieznacznej”, aby nie podciagac¢ pod pojecie innowacji zmian niemajacych
w praktyce zadnego znaczenia''.

Znacznie wiecej miejsca w dyskusjach wokoét definicji eksperymentalnych terapii
zajmuje jednak ta ich cecha, ktéra w jezyku angielskim okreslaja takie przymiotniki jak
unproven, untested lub nonvalidated. Z wymienionych okresleni najbardziej ogolne, gdyz
stosujace sie do najwiekszej liczby przypadkow, wydaje sie okreslenie ,nonvalidated”,

? Zob. London (2006): 27: , The first aspect deals with change or alteration. An innovation is something
new, either because it represents a distinctive modification of something that already exists, or because
it is a first of its kind. The second aspect of innovation involves the evaluative status of this change.
That is, the term “innovation” implies or connotes that the change represents an improvement or an
advantage of some kind. [...]. Finally, as these previous points illustrate, innovation is a relational
or comparative concept. Something is only an innovation relative to some baseline state of affairs or
set of admissible alternatives.”

1 Eyadhy, Razack (2008): 181: ,Innovative therapy is a newly introduced or modified therapy with
unproven effect or side effect undertaken in the best interest of the patient. Thus, an innovative therapy
could be situated at any point of the continuum from genuine innovation with no precedent, such
as using a new procedure or drug (ie, introducing new vaccine), to relative innovation representing
a small variation from standard therapy, such as extension of therapy beyond the standard duration...”
1 Zob. Mastroleo, Holzer (2020): 332: ,We stipulate that in the attribute we call ‘novelty,” the term ‘new’
refers to the recent or first use of an intervention that introduces a significant change in the context of
medical practice. Here, it is useful to differentiate ‘significant change” from ‘mere variation” or non-
significant change to avoid including meaningless changes in practice under the label of innovation.”
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ktore po polsku oddaje moéwiac o tym, co jest niepotwierdzone lub nieposwiadczone.
Jednakze ta najwyzsza og6lnos¢ lub najszersza stosowalno$¢ wybranych wyrazéw wy-
nika rowniez z ich najwiekszej wieloznacznoéci - ,,niepotwierdzone” lub ,, nieposwiad-
czone” terapie obejmuja tak wiele przypadkéw, poniewaz maja wiele r6znych znaczen.
Przypisywane im znaczenia mozna przy tym podzieli¢ na dwie gléwne grupy, miano-
wicie na takie, w wypadku ktérych uznanie jakiej$ procedury za niepotwierdzona jest
stwierdzeniem pewnego faktu oraz na znaczenia, w ktérych jest to raczej przyznaniem
jej pewnej wartosci. Faktem, ktéry mamy na mysli méwiac, ze dana terapia jest niepo-
twierdzona, moze by¢ najpierw to, ze nie zostata ona dotad poddana sprawdzajacym
jej wartoé¢ badaniom klinicznym albo nie przeszla jeszcze wszystkich wymaganych
etapow tych badan. Innym faktem, o ktéry moze chodzi¢ w takim zdaniu, bedzie stan
rzeczy polegajacy na tym, ze rozwazana terapia nie uzyskata jeszcze oficjalnej aprobaty
odpowiedniej decyzyjnej instancji czy tez instytucji, np. Komisji Europejskiej. Jeszcze
innym faktycznym stanem rzeczy, decydujacym o tym, ze jakas terapia jest ,, niepotwier-
dzona”, moze by¢ brak nie tyle jej aprobaty instytucjonalnej, ile akceptacji zbiorowe;j
lub profesjonalnej, jak w wypadku innowacyjnych procedur, ktére nie zagniezdzily sie
jeszcze w $wiadomosci srodowiska lekarskiego. Od tych ré6znych opisowych znaczeni
~eksperymentalnej terapii” jako niepotwierdzonej procedury medycznej nalezy odréznic,
nie mniej zréznicowane, znaczenia oceniajace. W kazdym z nich chodzi o to, czy rozwa-
zana terapia, ze wzgledu na poswiadczajace jej skutecznoéc i bezpieczeristwo dowody
lub dane, zgromadzone w toku dotychczasowych badan, ale takze w trakcie wieloletniej
nieraz praktyki medycznej, jest godna czegos$ albo zastuguje na cos, przy czym jednak
to, na co ona zastuguje lub czego jest godna, mozna nadal rozumie¢ réznie. Najbardziej
bezposrednia rzecza, na ktéra moze zastugiwac terapia majaca oparcie w dostatecznych
danych, jest akceptacja terapeutycznej wartosci, potwierdzanej przez te dane, czyli po-
zytywna ocena rozpatrywanej terapii. Jednakze wystarczajace uzasadnienie ocenianej
terapii moze usprawiedliwia¢ réwniez jej oficjalna aprobate w sensie pewnej decyzji
administracyjnej, a w dalszej kolejnoéci takze przyznang jej refundacje. Stwierdzajac,
ze jakas terapia jest wystarczajaco potwierdzona, aby zastugiwac na aprobate lub auto-
ryzacje, uznajemy przy tym, ze jej autoryzacja bedzie decyzja wlasciwa lub stuszna. To
oczywiscie nie gwarantuje, ze rutynowe stosowanie tej terapii, przewidywane i naste-
pujace po jej dopuszczeniu do obrotu, nie spowoduje zadnych skutkéw niepozadanych,
ale powinno dawac¢ gwarancje, ze nie beda one mialy przynajmniej tak duzej wagi jak
skutki korzystne. Jezeli wezmiemy pod uwage te rézne sposoby, w jakie mozna rozumiec
terapie potwierdzone lub niepotwierdzone, musimy tez zauwazy¢, ze terapia potwier-
dzona w jednym rozumieniu nierzadko okazuje si¢ niepotwierdzona w innym. Tak
zatem pewna nowa metoda leczenia, zaakceptowana juz przez odpowiednie naukowe
towarzystwo lub w ogoéle przez srodowisko medyczne, w pewnym znaczeniu przestaje
by¢ terapia eksperymentalng, lecz w pewnym innym nadal nig jest, jezeli jej akceptujace
przyjecie nie opiera si¢ na wystarczajacych podstawach poznawczych.

Te systematyzujace uwagi na temat drugiej definicyjnej wlasciwosci odrézniajacej
eksperymentalne terapie od procedur standardowych - cechy, ktérg rzeczownikowo
mozna tez okreslac jako ich niepetlng lub niedostateczng walidacje - warto uzupetnic
przynajmniej pobieznym przegladem rozwoju tego pojecia. W amerykariskiej bioetyce
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takze ono wywodzi sie w pewien spos6b z dyskusji, ktére toczono w czasie redakcji Ra-
portu belmonckiego. W przytoczonym wyzej kluczowym fragmencie tego dokumentu
eksperymentalne procedury okresla sie¢ jako niesprawdzone (unproven), ale to okreslenie
nie jest w zaden sposéb rozwiniete. Wiecej miejsca poswieca mu natomiast Robert Levine
w jednym ze swoich tekstow z tego okresu. W specjalnym paragrafie zatytulowanym
Nonvalidated practices (Praktyki niepotwierdzone) pisze on mianowicie:

Pewna klasa procedur dokonywanych przez lekarzy o tyle spelnia definicje , prak-
tyki”, ze sa to procedury , przeznaczone wytacznie do tego, aby zwieksza¢ dobro-
stan indywidualnego pacjenta lub klienta”. Moze by¢ wszakze tak, ze nie byly one
sprawdzane wystarczajaco czesto i wystarczajaco dobrze, aby spetnia¢ kryterium
dawania , rozsadnej nadziei na powodzenie”. Komisja uzywa réznych terminéw,
aby opisa¢ te procedury: ,terapie innowacyjne”, , praktyki niepotwierdzone”,
a najczesciej ,interwencje, ktére daja nadzieje na bezposrednia korzys¢ indywidual-
nych podmiotéw”. [...] Moim zdaniem najlepszym okresleniem tej klasy procedur
jest okredlenie , praktyki niepotwierdzone”. Nowos¢ nie jest cecha wyrédzniajacy te
klase praktyk; jest nig raczej brak stosownego potwierdzenia bezpieczenistwa lub
skutecznosci danej praktyki'2.

Jak stad wida¢, wyréznikiem terapii eksperymentalnych lub innowacyjnych jest
w ujeciu Levine’a ich szczegdlny status epistemiczny lub ewidencyjny, okreslany jako
brak stosownego potwierdzenia ich terapeutycznej wartosci, obejmujacej skutecznos¢
i bezpieczenstwo. Tak rozumiane potwierdzenie (validation) w jego najbardziej pierwot-
nym znaczeniu nie jest dziataniem jakiej$ oceniajacej instancji, ktéra by , potwierdza-
la”, ze dana terapia ma wystarczajacq wartos¢. Terapeutyczna warto$¢ rozpatrywane;j
procedury jest potwierdzana lub niepotwierdzana - czy tez potwierdzana w pelni lub
jedynie w czesci - nie przez oceniajace ja osoby; jest ona raczej potwierdzana czy tez
poswiadczana przez zwiazane z nig dane poznawcze, zdobyte przez szereg doswiadczen
lub innych dziatan sprawdzajacych jej wartosc.

Jest jednak jasne, ze potwierdzanie w sensie relacji pomiedzy odpowiednim
zespoltem danych poznawczych dotyczacych bezpieczenstwa i skutecznosci rozpa-
trywanej interwencji oraz sadem klinicznym uznajacym jej terapeutyczng wartos¢,
stanowi naturalng podstawe dla potwierdzania w sensie dzialania odpowiedniego
podmiotu, zasadnie sklaniajacego sie do takiej oceny. Nic wiec dziwnego, ze znaczenie
,niepotwierdzanych terapii” w toku dalszych dyskusji przesuwalo sie nieraz i zlewato
ze znaczeniem wlasciwym raczej terapiom niezatwierdzonym niz niepotwierdzonym.
Tego typu przesuniecia zdaje sie dokonywac np. Freedman:

12 Zob. Levine (1979): 22: , A class of procedures performed by physicians conforms to the definition of
“practice” to the extent that these procedures are “designed solely to enhance the well-being of an individual
patient or client.” However, they may not have been tested sufficiently often or sufficiently well to meet the
standard of having “a reasonable expectation of success.” The Commission uses various terms to describe
these procedures: “innovative therapies,” nonvalidated practices,” and, most commonly, , interventions
that hold out the prospect of direct benefit for the individual subjects.” [...]. In my opinion, the best
designation for this class of procedures is “nonvalidated practices.” Novelty is not the attribute that defines
this class of practices; rather it is the lack of suitable validation of the safety or efficacy of the practice.”
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Moéwiac o niepotwierdzonych terapiach bede miat na mysli te leki, interwencje me-
dyczne i chirurgiczne oraz formy rezimu medycznego, ktére sa zalecane pacjentowi
i uznawane przez pacjenta ze wzgledu na potencjalng korzys¢ i ktore nie zostaly ani
uznane, ani odrzucone przez kliniczng wspdlnote specjalistéw. Niepotwierdzone
terapie odrdzniaja sie z jednej strony od tradycyjnych i akceptowanych sposobéw
leczenia, a z drugiej strony od srodkéw szarlatariskich®.

Wydaje sie zatem, ze zgodnie z przytoczonym wyjasnieniem Freedmana niepo-
twierdzone terapie wyréznia bezposrednio nie tyle ich status epistemiczny lub ewiden-
cyjny, jak to bylo we wczesniejszym ujeciu Levine’a, ile raczej co$, co mozna by nazwac
ich statusem aprobacyjnym - to, czy sa one aprobowane czy tez nieaprobowane przez
miarodajny podmiot lub zespét podmiotéw, w tym wypadku utozsamiany ze wspol-
nota klinicznych specjalistow. Tej réznicy pomiedzy ujeciami obu autoréw nie nalezy
jednak wyolbrzymiaé, poniewaz ,, wspdlnota klinicznych specjalistow”, o ktorej mowi
Freedman, jest zapewne nie tyle faktycznie istniejaca grupa lekarzy, mogacych uznawac
takze procedury niewarte uznania, ile pewna wspélnota idealng; czlonkowie tej ostatniej
udzielaliby wszakze swojego potwierdzenia takim i tylko takim terapiom, ktére maja
wystarczajace potwierdzenie w znaczeniu Levine’a.

Te uwagi na temat relacji pomiedzy ewidencyjnym i aprobacyjnym statusem te-
rapii pozwalaja tez lepiej uchwyci¢ szczeg6lng dwoistos¢ w godnej uwagi opinii w spra-
wie definicji eksperymentalnych procedur, wydanej w 2013 r. przez etyczna (czy tez
~praktyczna”) komisje Amerykanskiego Towarzystwa Medycyny Reprodukcyjnej (The
American Society for Reproductive Medicine - ASRM). W dokumencie tym czytamy:

Procedury ... stuzace do diagnozowania lub leczenia nieplodnosci beda uwazane
za eksperymentalne, dopdki opublikowane medyczne dane dotyczace zwigzanych
z nimi form ryzyka, korzysci i catosciowego profilu bezpieczeristwa i skutecznosci nie
beda wystarczajace, aby wlaczyc je do ustalonej praktyki medycznej. Stosowne dane
medyczne moga pochodzi¢ wylacznie z odpowiednio zaprojektowanych, poddanych
recenzji ekspertéw, opublikowanych [wynikéw] badan przeprowadzonych przez
kilku niezaleznych badaczy, wlacznie z opisem materialéw i metod wystarczajacym
do tego, aby oceni¢ ich naukowa waznos¢ i umozliwi¢ niezalezna weryfikacje. Ame-
rykariskie Towarzystwo Medycyny Reprodukcyjnej (ASRM) bedzie szczegétowo
informowato w oficjalnych publikacjach, ze pewna procedura jest uwazana za eks-
perymentalng, bedzie w regularnych przedziatach czasowych rewidowato stosowne
nowe dane naukowe i bedzie wytaczalo oceniang procedure z kategorii procedur
majacych status eksperymentalny, gdy dostepne dane beda to uzasadniaty*.

13 Zob. Freedman (1989): 14: ,I shall mean by nonvalidated therapies those drugs, medical and
surgical interventions, and regimens that are offered to and accepted by a patient on the basis of
potential benefit, and that have neither been accepted nor discredited by the expert clinical community.
Nonvalidated therapies are distinct from, on the one hand, customary and accepted treatments; and,
on the other, quack remedies.”

14 Zob. ASRM (2013): 1197: ,Procedures (including tests, treatments, or other interventions) for
the diagnosis or treatment of infertility will be considered experimental or investigational until
the published medical evidence regarding their risks, benefits, and overall safety and efficacy is
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W zwigzku z przytoczonym stanowiskiem nasuwa sie kilka uwag. Po pierwsze,
procedura medyczna ma zgodnie z nim charakter eksperymentalny, dopdki opubliko-
wane dane naukowe dotyczace jej bezpieczenstwa i skutecznosci nie sa wystarczajaca
podstawa, aby zaliczy¢ ja do potwierdzonych praktyk medycznych. Z chwila zatem, gdy
te zdobyte i udostepnione dane osiagna 6w wystarczajacy poziom, uzasadniana przez
nie procedura traci charakter eksperymentalny i uzyskuje status procedury potwierdzo-
nej, czy ASRM powiadamia o tym, czy nie powiadamia. Ta zmiana statusu rozwazanej
procedury jest jednak niezalezna nie tylko od komunikatéw ASRM. Wydaje sie ona
niezalezna takze od werdyktow odpowiednich cial decyzyjnych, takich jak urzad ds.
rejestracji produktow leczniczych. Te decyzyjne gremia moga bowiem nie doceni¢ mocy
zgromadzonych danych, przemawiajacych za rejestracja jakiego$ produktu, a czasem
tez przecenia¢ te dane. Mimo to w wypadku produktéw leczniczych, wymagajacych
oficjalnej aprobaty czy tez rejestracji, zbiér produktéw akceptowanych przez ASRM
bedzie sie z reguly pokrywat ze zbiorem produktéw formalnie zarejestrowanych. Jed-
nakze przedmiotem komunikatéw ASRM, , przesuwajacych” jakas procedure z kategorii
terapii eksperymentalnych do juz potwierdzonych, moga by¢ takze metody lecznicze,
nie podlegajace rygorom waznym dla produktéw. W odniesieniu do takich ekspery-
mentalnych modi operandi akceptacja ASRM odgrywa wiec podobna role jak decyzja
odpowiedniego urzedu o rejestracji danego produktu, ale to podobieristwo polega tez
na tym, ze ani jedna, ani druga forma aprobaty nie nadaje rozpatrywanej terapii statusu
procedury zaakceptowanej, lecz co najwyzej potwierdza ten status. Mimo to komunikaty
i wytyczne ASRM sg pewnym sensie wigzace dla indywidualnych lekarzy specjalizu-
jacych sie w medycynie reprodukcyjnej. Rozsadnie jest bowiem przyjaé, ze wydajace je
komisje moga - a takze z obowigzku musza - poswieci¢ ocenie zasadnosci rozpatrywanej
terapii (opartej na krytycznej lekturze i metaanalizie dotyczacych jej publikacji) znacznie
wiecej wysilku i czasu, niz jest to mozliwe w wypadku indywidualnego lekarza.

III. Eksperymentalne terapie - problemy ich regulacji

Jak juz jednak wspomniatem, na peina koncepcje eksperymentalnych terapii oprocz jej
elementéw definicyjnych lub deskryptywnych skladaja sie réwniez pewne sktadniki
regulacyjne czy tez normatywne, méwigce o tym, co nalezy czyni¢ przed podjeciem
eksperymentalnej terapii, w trakcie jej prowadzenia i po jej zakoniczeniu, aby spelniata
ona warunki etycznej akceptowalnosci. Rézne normatywne problemy dotyczace regu-
lacji eksperymentalnych terapii daja sie w pewien sposéb sprowadzi¢ do zagadnienia
ich wlasciwej kontroli. Jesli bowiem na przyklad przyjmiemy, ze stosownym sposobem
kontroli eksperymentalnych terapii jest nadzér sprawowany przez komisje bioetyczne,
woweczas dla sprecyzowanie tego postulatu bedziemy musieli rozwazy¢ kryteria, ktérymi

sufficient to regard them as established medical practice. Relevant medical evidence can derive only
from appropriately designed, peer-reviewed, published studies performed by several independent
investigators, including a description of materials and methods sufficient to assess their scientific
validity and to allow independent verification. The American Society for Reproductive Medicine
(ASRM) will state specifically in official publications that a procedure is considered experimental
or investigational, will review relevant new scientific evidence at regular intervals, and will remove
a procedure from experimental or investigational status when evidence warrants.”
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komisje bioetyczne powinny kierowac sie w swoich ocenach projektéw badawczych,
a tym samym owe inne warunki, ktére powinny zosta¢ spetnione przed przystapieniem
do planowanych badan, w trakcie ich prowadzenia czy tez po ich zakoniczeniu.
Eksperymentalna terapia niewatpliwie wymaga wlasciwej kontroli. Te teze
prawdopodobnie kazdy bez wahania poprze, lecz r6zni popierajacy beda rozumiec ja
réznie, i to tak w zaleznosci od tego, co nazywaja eksperymentalna terapia, jak i co maja
na mys$li méwiac o kontroli, wymaganej czy tez wtasciwej dla takiej formy dziatalnosci
medycznej. Doktadniej méwigc, rozmaite koncepcje dotyczace warunku odpowiedniej
kontroli r6zniq sie ze wzgledu na to, jak rozstrzygaja kilka gtéwnych kwestii:
1. Czy kontrola eksperymentalnego sposobu leczenia musi by¢ dokonywana
(takze) ex ante, czyli przed jego wdrozeniem, czy moze by¢ przeprowadzana
(wylacznie) ex post, czyli po jego zastosowaniu?
2. Jezeli eksperymentalny sposéb leczenia wymaga kontroli ex ante, czyli opinii
odnoszacej sie do jego projektu, to jaki ma by¢ status tej opinii i jaki wlasciwie
podmiot - indywidualny lub zespolowy - powinien ja wydac?
3. Jezeli projekt eksperymentalnej terapii ma by¢ przedmiotem oceny pewnego
zespolu - , niezaleznej komisji etycznej” - to jak dokladniej okresli¢ zadania,
wymagane kompetencje i nalezne uprawnienia takiego opiniodawczego
gremium? Czy eksperymentalne terapie powinny by¢ opiniowane i nadzo-
rowane przez te same komisje etyczne, ktére opiniuja i nadzoruja badania
medyczne, czy przez jakie$ gremia analogiczne do nich, czy wreszcie przez
catkiem inne?
ad 1. Do rozwazenia jest wiec przede wszystkim, czy eksperymentalna interwen-
cja terapeutyczna musi by¢ kontrolowana juz przed jej podjeciem, tak jak to sie czyni
w wypadku préby klinicznej, czy tez (w razie potrzeby) dopiero po jej przeprowadzeniu,
tak jak w wypadku terapii nieeksperymentalnej, lecz nieraz réwniez kontrowersyjne;j.
Dwoisty charakter ,eksperymentu leczniczego” - jako czynnosci zarazem eksperymen-
talnej i terapeutycznej - usprawiedliwia obydwa podejécia, jakkolwiek wiecej zwolen-
nikéw ma chyba to pierwsze® .

ad 2. Przyjmuje sie, ze eksperymenty badawcze wymagaja uprzedniej oceny
odpowiedniego gremium opiniodawczego. Silg bezwladu mozna by wiec sadzi¢, ze
taka sama zespotowa lub komisyjna kontrola powinna by¢ przeprowadzana takze
w wypadku eksperymentalnej terapii. Nie wszystkie jednak wazne wypowiedzi mia-
rodajnych organizacji medycznych przychylaja sie do tej konkluzji. Bardziej ostrozne
i og6lnikowe stanowisko w tej sprawie zajmuje chociazby Deklaracja helsiriska, ktéra
w 37 paragrafie stwierdza:

Podczas leczenia pacjenta tam, gdzie sprawdzone interwencje nie istniejg lub tez
[inne znane interwencje] okazaly sie nieskuteczne, lekarz, po zasiegnieciu porady
eksperta i uzyskaniu $wiadomej zgody pacjenta lub jego przedstawiciela ustawo-
wego, moze zastosowac interwencje o nieudowodnionej skutecznosci, jesli w ocenie
lekarza daje ona nadzieje na ratowanie zycia, przywrécenie zdrowia lub przynie-
sienie ulgi w cierpieniu. Nastepnie interwencja taka powinna stac sie przedmiotem

5 Por. Earl (2019): 9.

27



Wihodzimierz Galewicz ° Eksperymentalne terapie — definicje i requlacje

badan naukowych majacych na celu ocene jej bezpieczeristwa i skutecznosci. We
wszystkich przypadkach nowe informacje powinny by¢ rejestrowane i tam, gdzie
jest to stosowne, powinny zosta¢ udostepnione publicznie®.

Kontrola, jakiej zgodnie z przytoczonym ustepem wymaga zastosowanie ekspe-
rymentalnej terapii - interwencji o nieudowodnionej skutecznosci - jest zatem pod dwo-
ma wzgledami mniej $cista niz w wypadku badan klinicznych. Po pierwsze, projektujacy
to zastosowanie lekarz nie musi uzyskac¢ formalnej akceptacji swojego projektu; tym,
czego sie od niego wymaga, jest jedynie zasiegniecie porady eksperta, czy moze nawet
sama proba jej zasiegniecia (seeking expert advice). A po drugie, nawet gdyby przyjaé, ze
»porada” jest tutaj tylko eufemistyczng nazwa dla opinii, to udzielajacym jej podmiotem
ma by¢ ekspert, a nie caly zespét ekspertéw i nieekspertow.

Przytoczony paragraf Deklaracji helsifiskiej jest jednak przedmiotem rozbieznych
interpretacji. Tak wiec Borysowski, Ehni i Gérski co prawda przyznaja, Ze nie wymaga
on explicite, aby kazde zastosowanie eksperymentalnej terapii bylo poprzedzone uzy-
skaniem pozytywnej opinii etycznej, niemniej uwazaja, ze implicite takie wymaganie
mozna w nim odnalez¢, zwazywszy na podkreslany poznawczy aspekt eksperymen-
talnej terapii'’.

Przeciwnej interpretacji przytoczonego paragrafu broni Agich, ktéry widzi w nim
dowdd na to, ze wprowadzajaca go wersja Deklaracji wychodzi poza , paradygmat etyki
regulacyjnej” (requlatory ethics paradigm), tzn. poza poglad, zgodnie z ktérym odstepstwa
od standardowej praktyki medycznej sg na tyle ,eksperymentalne”, iz powinny podle-
gac rygorom stuzacym ochronie praw i intereséw uczestnikow badan, w tym réwniez
wymogowi uprzedniej oceny komisji etycznej'®.

Krytyczne stanowisko wobec kontrolowania eksperymentalnych terapii zgodnie
ze standardowym paradygmatem przyjetym dla badan klinicznych zajmujg réwniez
Wendler, Anjum i Williamson, gdy argumentuja:

Odstepowanie od standardowej praktyki bez wczesniejszego formalnego badania
moze narazaé pacjentéw na nadmierne ryzyko. Aby temu zapobiec, krytycy mogliby
argumentowac, ze innowacyjna terapie nalezy traktowac tak, jak gdyby zawierata
badanie naukowe. Chociaz to podejscie zapewnia pacjentom pewna ochrone, moze

16 WMA (2013): ,In the treatment of an individual patient, where proven interventions do not exist
or other known interventions have been ineffective, the physician, after seeking expert advice, with
informed consent from the patient or a legally authorised representative, may use an unproven
intervention if in the physician’s judgement it offers hope of saving life, re-establishing health or
alleviating suffering. This intervention should subsequently be made the object of research, designed to
evaluate its safety and efficacy. In all cases, new information must be recorded and, where appropriate,
made publicly available.”

7 Borysowski, Ehni, Gérski (2017), s. 2: ,, The Declaration does not explicitly state that use of unproven
intervention must be preceded by ethical review. However, the suggestion to include research aspects
does seem to imply this, especially when one reads the Declaration as a whole (independent ethical
review as a mandatory requirement for biomedical research involving humans is one of the most
important questions discussed by the Declaration).”

8 Agich (2001), s. 295: , The regulatory ethics paradigm holds that deviations from standard care
involve a degree or kind of experimentation that requires the application of a set of procedures
designed to assure the protection of the rights and welfare of the subjects of research.”
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ono takze narzuca¢ innowacyjnej praktyce niewtasciwe standardy, ktére szkodza
interesom obecnych pacjentéw. Moze ono na przyklad zmuszac lekarzy, aby opra-
cowywali formalny protokoét terapii, zamiast dostosowywac ja do [potrzeb] indy-
widualnego pacjenta. Moze ich takze zmuszac do tego, aby podawali wyrazne kry-
teria wlaczania i odrzucali pacjentéw, ktorzy ich nie spetniaja. Lepszym sposobem
ochrony pacjentéw jest opracowanie wytycznych i procesu ocen specyficznego dla
innowacyjnej praktyki.

Warto przy tym zauwazyg¢, ze zarysowane watpliwosci co do reguty wymagaja-
cej, aby jakiekolwiek zastosowanie eksperymentalnej terapii bylo poprzedzone uzyska-
niem pozytywnej oceny odpowiedniego zespotu opiniodawczego, odnosza sie takze do
bardziej uregulowanych terapii z wykorzystaniem eksperymentalnego leku. Zaostrzaja
sie one zatem tym bardziej, gdy chodzi o eksperymentalne terapie wykorzystujace nie
tyle jaki$ innowacyjny lek, ile pewien nowy modus operandi, jak to zazwyczaj jest w in-
nowacyjnej chirurgii.

Godne uwagi stanowisko zajmuja w tej kwestii autorzy Innovative Care Guidelines
wydanych w 2011 roku przez Stanford University Medical Center. W dokumencie tym
definiuje sie najpierw innowacyjna opieke czy tez praktyke medyczna (innovative care),
odrézniajac ja (za Raportem belmonckim) od praktyki standardowej lub akceptowanej
jako ,niestandardowgq procedure lub terapie, ktora jest stosowana wylacznie w celu
zwiekszenia dobrostanu pacjenta, lecz dla ktérej istnieja tylko ograniczone dowody
wskazujace na jej bezpieczenistwo i skuteczno$é”®. Przyjmujac taka definicje, autorzy
Wytycznych zaznaczaja, ze nie kazda podpadajaca pod nia, czyli do pewnego stopnia
innowacyjna interwencja medyczna wymaga opinii i dyskusji, jezeli wprowadza tylko
nieznaczna zmiane do procedury ustalonej i nie stwarza istotnego ryzyka. Jezeli jednak
lekarz ma powody sadzi¢, ze w wypadku planowanej interwencji taka opinia lub wy-
miana zdan jest wskazana, powinien najpierw porozmawiaé ze swoim przetozonym,
pelnigcym odpowiednia kierownicza funkcje w danej instytucji medycznej. I dopiero
gdy po tej rozmowie potrzebna okaze si¢ dalsza dyskusja, do udzialu w niej powinna
sie wlaczy¢ odpowiednia komisja ds. innowacyjnych terapii, bedaca jedna ze stalych
jednostek nadzorczych dziatajacych (w razie potrzeby) w danej instytucji.

ad 3. Nawet jednak jesli przyjaé, ze wszelkie zastosowania eksperymentalnej
terapii (wyjawszy moze jej uzycia w sytuacjach nagtych) wymagaja uprzedniej oceny
odpowiedniego ciala opiniodawczego, pozostaje jeszcze ustalié, jakie to cialo lub gre-

¥ Wendler, Anjum, Williamson (2021): 2-3: ,, Departing from standard care without prior formal
testing can expose patients to excessive risks. To protect them, critics might argue that innovative
therapy should be treated as though it involves research. Although this approach offers patients some
protection, it also has the potential to force innovative practice to satisfy inappropriate standards
that can undermine the interests of the present patients (10). For example, this approach might force
clinicians to develop a formal treatment protocol rather than tailoring treatment to the individual
patient. It might also force clinicians to develop explicit inclusion/ exclusion criteria and reject patients
who do not satisfy them. A better approach for protecting patients is to develop guidelines and a
review process specific to innovative practice.”

2 Stanford University Medical Center (2011): ,,a non-standard procedure or treatment that is employed
solely to enhance the wellbeing of a patient, but for which there is limited prospective evidence of
safety and efficacy.”
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mium bedzie dla nich odpowiednie. Jednym z mozliwych rozwiazan jest powierzenie
tej kontrolnej funkcji tym samym komisjom, ktére sprawuja nadzér nad badaniami me-
dycznymi. Waznym przykladem takiej regulacji - mozna by ja nazwac koncepcja dwéch
zadan, poniewaz upowaznia ona komisje zajmujace sie opiniowaniem badan naukowych
takze do wydawania opinii na temat eksperymentalnych terapii - sa federalne przepisy
w Stanach Zjednoczonych.

Tak zatem w dokumencie FDA z 2016 roku, zawierajacym pytania i odpowiedzi
w sprawie poszerzonego dostepu do lekéw eksperymentalnych, na pytanie [Q6], czy
opinia i aprobata instytucjonalnej komisji opiniodawczej (institutional review board - IRB)
jest wymagana dla wszystkich kategorii poszerzonego dostepu, udziela sie odpowiedzi
zasadniczo pozytywnej:

Wyjawszy poszerzony dostep do eksperymentalnego leku w sytuacji naglej, w kto-
rej nie ma dosy¢ czasu, aby postarac sie o opinie komisji etycznej, eksperymentator
leczacy pacjenta przy uzyciu eksperymentalnego leku w programie poszerzonego
dostepu ma obowiazek uzyskac opinie i aprobate etycznej komisji, zanim rozpocz-
nie leczenie za pomocg eksperymentalnego leku ... W przypadku poszerzonego
dostepu w sytuacji naglej zgoda FDA jest nadal wymagana, ale nie trzeba czekac na
aprobate komisji etycznej, aby rozpoczaé leczenie. Komisja etyczna powinna jednak
zosta¢ powiadomiona o uzyciu eksperymentalnego leku w sytuacji naglej w ciaggu 5
roboczych dni po jego zastosowaniu?'.

Teza, zgodnie z ktéra eksperymentalna terapia z reguly wymaga oceny i aprobaty
»instytucjonalnej komisji opiniodawczej”, nie musialaby jeszcze oznaczad, ze zastosowania
eksperymentalnego leku w ramach poszerzonego dostepu maja by¢ opiniowane przez te
same komisje, ktérym podlegaja projekty badarn naukowych. W samej nazwie , instytucjo-
nalnej komisji opiniodawczej” nie przesadza sie bowiem, Ze jej opinie maja dotyczy¢ pro-
jektéw badawczych, tak iz mozna by przyjac, ze w wypadku opinii komisji nadzorujacych
eksperymentalne terapie odnosza si¢ one po prostu do czego innego. Te interpretacyjna
mozliwo$¢ odcina jednak przypis do przytoczonej wytycznej, w ktérym objasniajac nazwe
“institutional review board” stwierdza sie wyraznie, ze oznacza ona “any board, committee,
or other group formally designated by an institution to review, to approve the initiation of,
and to conduct periodic review of biomedical research involving human subjects”*.

2 Zob. FDA (2016): ,,A6: Except for emergency expanded access use (see Q8) when there is not sufficient
time to secure prospective IRB review, an investigator treating a patient with an investigational drug
under expanded access is responsible for obtaining IRB review and approval consistent with 21 CFR
part 56 before treatment with the investigational drug may begin, regardless of whether the protocol
is submitted in a new IND or to an existing IND (21 CFR 312.305(c)(4)). In the case of emergency
expanded access use, FDA authorization is still required (§ 312.310(d)), but it is not necessary to wait
for IRB approval to begin treatment. However, the IRB must be notified of the emergency expanded
access use within 5 working days of emergency use (§ 56.104(c)).”

2 Potwierdzana w ten spos6b koncepcje dwoch zadant wzmacnia tez nastepne zdanie, w ktérym
czytamy: ,The primary purpose of IRB review is to assure that the rights and welfare of human
subjects are protected”. Jest bowiem zrozumiate, ze ochrona praw i intereséw o0s6b uczestniczacych
w badaniu, czy tez poddawanych eksperymentalnemu leczeniu moze by¢ niejako wspdélnym
mianownikiem opinii dotyczacych badan klinicznych i odnoszacych sie do eksperymentalnych terapii.
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Koncepcja dwoch zadan jest takze wyraznie podtrzymywana w polskiej usta-
wie o zawodzie lekarza. Jej art. 21(1) stanowi bowiem, ze , [e]ksperyment medyczny
przeprowadzany na ludziach moze by¢ eksperymentem leczniczym albo ekspery-
mentem badawczym” natomiast art. 29(1) stwierdza, ze , eksperyment medyczny”
- a wiec zaréwno badawczy, jak i leczniczy - ,moze by¢ przeprowadzony wytacznie
po wyrazeniu pozytywnej opinii o projekcie przez niezalezng komisje bioetyczng”.
Trzeba jednak zauwazy¢, ze polskie przepisy wspierajace koncepcje dwoéch zadan nie
tylko przychylaja sie pod tym wzgledem do amerykanskich, lecz posuwaja jeszcze
dalej. Nie bez znaczenia jest bowiem, co rozumie sie przez eksperymentalng terapie,
wymagajaca opinii komisji ds. etyki badar biomedycznych. W regulacjach amerykan-
skich chodzi o terapie z wykorzystaniem eksperymentalnych produktéw leczniczych,
przez ktére rozumie sie potencjalne leki jeszcze niezarejestrowane, ale juz przecho-
dzace cykl badan klinicznych. W przepisach polskich podobny warunek ma natomiast
spetnia¢ kazdy eksperyment leczniczy, w art. 29(2) definiowany jako ,wprowadzenie
nowych albo tylko czesciowo wyprébowanych metod diagnostycznych, leczniczych
lub profilaktycznych w celu osiagniecia bezposredniej korzysci dla zdrowia osoby
chorej”. Ten zapis niezwykle poszerza zakres opiniodawczych zadan komisji bio-
etycznych, jezeli wzig¢ pod uwage, ze ,wprowadzenie nowych albo tylko czesciowo
wyprébowanych metod diagnostycznych, leczniczych lub profilaktycznych w celu
osiggniecia bezposredniej korzyséci dla zdrowia osoby chorej” nie musi sie jeszcze
taczy¢ z zadnym regularnym i zaprojektowanym badaniem, dotyczacym wartosci
tych metod.

Oprocz tej pierwszej koncepgji, ktéra opiniowanie eksperymentalnych terapii
traktuje jako dodatkowe zadanie komisji opiniujacych przede wszystkim projekty badan
naukowych, istnieja jednak inne, mniej lub bardziej oddalajace si¢ od niej. Jedna z nich,
dosy¢ jeszcze podobna, zaproponowat juz Robert Levine, we wczesnej fazie relacjono-
wanej dyskusji, w ktorej toczyla sie ona w zwiazku z Raportem belmonckim. Zgodnie
z jego zaleceniem oceng terapii eksperymentalnych, definiowanych jako procedury
niepotwierdzone (nonvalidated), miatyby sie zajmowac specjalne komisje instytucjonalne,
analogiczne - ale tez tylko analogiczne - do tych, ktére oceniaja badania medyczne,
i majace w swoim skladzie nie tylko medycznych profesjonalistow, lecz takze przed-
stawicieli innych zainteresowanych stron, w tym réwniez potencjalnych pacjentéw,
ktérzy by¢ moze juz wkroétce beda dopytywali sie o te terapie®.

Do proponowanej regulacji przychylito sie w pewien sposob takze Amerykan-
skie Stowarzyszenie Uniwersyteckich Chirurgéw (The Society of University Surgeons),
ktére w 2008 roku ogtosito stanowisko Responsible development and application of surgical
innovations. W cytowanym dokumencie zestawiono kryteria pozwalajace wyr6znié chi-
rurgiczne innowacje, ktére wymagaja formalnego nadzoru. Ot6z taka prospektywna
kontrola powinna by¢ przeprowadzana:

jezeli innowacja jest zaplanowana ORAZ lekarz stara si¢ potwierdzi¢ jakas intuicje
lub teorie na temat innowacji LUB innowacja r6zni si¢ znacznie od obecnie uzna-
wanej lokalnej praktyki LUB wyniki innowacji nie zostaly jeszcze opisane LUB

2 Opieram sie tutaj na informacjach, ktére podaje za: McKneally (1999): 787.
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innowacja aczy sie z ryzykiem powiklann LUB wskazana wydaje sie szczegétowa
lub dodatkowa zgoda pacjenta®.

W wypadku, gdy spelnione sa powyzsze warunki, ,wymaga sie oceny lokalnej
komisji ds. innowagji chirurgicznych oraz przekazania informacji do paristwowego reje-
stru innowacji, a takze uzyskania dodatkowej $wiadomej zgody pacjenta, dostosowanej
do natury planowanej innowacji”.

Do proponowanej regulacji innowacyjnych zabiegéw chirurgicznych nawiazuja
réwniez Lindvall i Hyun, ktérzy uwazajg, ze po stosownej modyfikacji da sie ja zastoso-
wac takze do innowacyjnych terapii z wykorzystaniem komoérek macierzystych:

Analogiczny proces dla innowacji z uzyciem komoérek macierzystych powinien
uwzglednia¢ ztozonos¢ nauki o komérkach macierzystych. Nalezy sporzadzié¢ pi-
semny plan, ktéry zawiera uzasadnienie naukowe, dostepne dowody na skutecznos¢
i bezpieczenstwo czerpane z badan przedklinicznych na modelach zwierzecych, jak
réwniez z zastosowania danej interwengji dla innych wskazan u ludzi, pelna charak-
terystyke komorek, ktore maja by¢ podane oraz opis trybu podania komérek i ka-
tamnezy. Taki plan powinien zosta¢ zatwierdzony na drodze recenzji eksperckiej™.

Istnieja rowniez takie wypowiedzi towarzystw lub organizacji medycznych, ktére
postuluja, aby eksperymentalne terapie wymagaty opinii pewnych komisji etycznych,
ale nie przesadzaja, czy takich samych jak te, ktérym podlegaja badania medyczne. Tak
np. w dokumencie opublikowanym przez miedzynarodowy Sojusz na rzecz Medycyny
Regeneracyjnej (The Alliance for Regenerative Medicine), dotyczacym warunkéw udo-
stepniania eksperymentalnych produktéw leczniczych w ramach wyjatkéw szpitalnych,
stwierdza sie miedzy innymi:

Oproécz akceptacji Kompetentnych Wiadz Paristwowych parnistwa cztonkowskie po-
winny tez rozwazy¢, czy wyjatki szpitalne nie powinny wymagac¢ akceptacji komisji
etycznej, oceniajacej etyczne elementy wniosku o zezwolenie na dany wyjatek, w celu
zapewnienia $wiadomej zgody pacjentéw na zabieg i potwierdzenia braku lepszej
alternatywy dla pacjentow. Nalezy zadbac o przejrzystos¢ bodZcéw finansowych i in-
nych, aw decyzji o leczeniu kierowac¢ sie bezpieczeristwem i interesami pacjentéw?*.

# Biffl et al. (2008): 1206: ,If the innovation is planned, AND: The surgeon seeks to confirm a hunch
or theory about the innovation OR: The innovation differs significantly from currently accepted
local practice; OR: Outcomes of the innovation have not been previously described; OR: The
innovation entails potential risks for complications; OR: Specific or additional patient consent appears
appropriate.”

% Ttumaczenie P. Choldy; zob. Lindvall, Hyun (2009): 1665.

% Tlumaczenie P. Choldy; zob. ARM (2020): 1: , In addition to the approval by the National Competent
Authorities (NCAs), Member States should consider to also subject HE to the approval by an ethical
committee for the ethical components of the HE application before HE can be authorised to ensure
patients” informed consent to treatment and to control the lack of better alternative for the patients.
Financial or other incentives should be made transparent and the decision for treatment should be
guided by patients’ safety and interests.”
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Kwestie wymaganej kontroli eksperymentalnej terapii podejmuje réwniez do-
kument ISSCR z 2021 roku, poswiecony medycznym innowacjom z wykorzystaniem
komoérek macierzystych. Jak postuluje jedna z zawartych w nim rekomendagji (3.5.2)%,
projekt zastosowania eksperymentalnej terapii poza obrebem badan klinicznych po-
winien podlega¢ podwodjnej ocenie: najpierw specjalistycznej ocenie naukowej (peer
review), dokonanej przez odpowiednich ekspertéw, niemajacych osobistego interesu
w proponowanej procedurze, a nastepnie ocenie bioracej pod uwage ryzyko i korzysci
dla pacjentéw, poddawanych danej terapii; autorzy rekomendacji zaznaczaja przy tym,
ze w warunkach akademickich tej drugiej oceny dokonuje zazwyczaj instytucjonalna
komisja ds. etyki badan z udziatem ludzi, przez co jednak nie wykluczajg, ze mogtaby
jej dokonywac takze osobna komisja, powotana specjalnie w celu oceny niebadawczego
stosowania eksperymentalnych interwencji medycznych.

Przytoczonym wypowiedziom, przynajmniej dopuszczajacym mozliwoé¢ dwo-
jakich opinii, wydawanych przez wspélne , komisje bioetyczne”, nalezy przeciwstawic¢
stanowisko tych, wedlug ktérych te dwie opiniodawcze funkcje powinny by¢ rozdzie-
lone. Ten ,separacjonizm” moze by¢ uzasadniany przez r6zne powody, ale niemalq
role odgrywaja wsréd nich watpliwosci, czy zwyczajne komisje ds. etyki badan bio-
medycznych sa w stanie sprosta¢ nadzwyczajnym trudnosciom, jakie sprawia nieraz
ocena eksperymentalnych procedur medycznych, w tym szczeg6lnie czynigcych uzytek
z produktéw terapii zaawansowanej, np. genowej czy tez komoérkowej. W dyskus;ji
wokot terapii komérkowej zastrzezenia co do opiniodawczych kompetencji zwyczaj-
nych komisji instytucjonalnych zgtoszono juz w jej wczesnej fazie, w ktérej dotyczyla
ona etycznych aspektow terapii z wykorzystaniem komoérek zarodkowych; podobne
obiekcje wysunieto réwniez w odniesieniu do préb terapii genowej*, postulujac, aby ich
ocenga zajela sie raczej centralna panstwowa komisja, skupiajaca w swoim gronie nie tak
licznych specjalistow, ktérzy rzeczywiscie znajq si¢ na jej arkanach.

Zarysowane problemy definicji i regulacji eksperymentalnych terapii, ktére
omoéwilem tutaj gléwnie w nawiazaniu do dyskusji prowadzonych w innych krajach czy
tez w kontaktach miedzynarodowych, sa oczywiscie wazne réwniez w odniesieniu do
norm i zwyczajéw panujacych w Polsce. W polskim prawie medycznym nie méwi sie
wprost o eksperymentalnych terapiach, wyréznia sie jednak dwa typy eksperymentéow
medycznych, z ktérych jeden nazywa sie eksperymentem leczniczym. W przepisach
dotyczacych eksperymentéw leczniczych (czyli w istocie zastosowari eksperymentalnych
procedur medycznych) zaznacza sie przy tym wyrazne napiecie pomiedzy ogélnikowa
definicja eksperymentu leczniczego (ma by¢ nim kazde zastosowanie procedury jeszcze
nie catkiem sprawdzonej) a rygorystyczna regulacjg, ktérej on podlega (chociazby przez
to, ze w kazdym przypadku musi by¢ poddany uprzedniej ocenie niezaleznej komisji
etycznej). To nieuzgodnienie definicji i regulacji niesprawdzonych czynnoéci leczni-

Z Por. zwlaszcza punkty: ,b. The written plan is approved through a peer review process by
appropriate experts who have no vested interest in the proposed procedure; c. The written plan is
approved by an independent oversight body after evaluating the risks and benefits for patients. In
the academic context this would be routinely done through an institutional review process for human
subjects research”, zob. ISSCR (2021).

% Por. Kimmelman (2003).
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czych jest okolicznoscia bardzo klopotliwag zaré6wno dla samych lekarzy, ktérzy - ze
wzgledu na niemal nieograniczony zakres eksperymentéw leczniczych - musza takich
do pewnego stopnia probnych interwencji czesto dokonywag, jak i dla komisji bioetycz-
nych, majacych oceniac ich proby. Jest ono réwniez bardzo niekorzystne dla samego
tadu prawnego, ktéremu na pewno nie stuzy uchwalanie zbyt sztywnych przepisoéw,
a nastepnie ich nieuchronne naruszanie czy tez obchodzenie. W tej sytuacji definicyjny
zakres i regulacyjny status polskich ,eksperymentéw leczniczych” wymaga gruntownej
rewizji czy tez reinterpretacji. Opisane w tym artykule doswiadczenia i rozwiazania
z innych krajéw mogtyby - w mojej ostroznej nadziei - stanowic istotng pomoc w jej
przeprowadzeniu.

Finansowanie: Artykul powstal w ramach projektu Normatywne aspekty badan i zastosowan
innowacyjnych terapii (NdS/ 547697 /2022 /2022) finansowanego przez MEiN w programie
Nauka dla spoteczenstwa.

Konflikt interesow: Autor oswiadcza, ze w ramach pracy nad artykulem nie wystapit
konflikt intereséw na zadnym z jej etapow.

Licencja: Artykut opublikowany w otwartym dostepie na licencji Creative Commons
Attribution License, ktéra dopuszcza uzycie, rozpowszechnianie oraz powielanie
w dowolnym medium, pod warunkiem, Ze oryginalne dzielo jest stosownie cytowane.
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