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W odniesieniu do relacji pomiedzy stosowaniem eksperymentalnej terapii i badaniem na-
ukowym mozna postawic¢ caly szereg pytar: 1. czy stosowanie eksperymentalnej terapii,
czyli przeprowadzanie eksperymentu leczniczego samo w sobie jest pewnym badaniem;
2. czy terapeutyczne stosowanie jakiej$ innowacyjnej procedury medycznej moze taczy¢
sie z naukowym badaniem tej procedury, nie tracac swojej terapeutycznej natury; 3. czy
polaczenie terapeutycznego stosowania innowacyjnej procedury z badaniem tej innowacji
jest jako catos¢ dziataniem terapeutycznym, czy przedsiewzieciem badawczym; 4. czy
zbieranie, przekazywanie i rejestrowanie danych na temat przebiegu i wyniku prowa-
dzonych eksperymentalnych terapii jest obowigzkiem odpowiednich stron, a jezeli tak,
to pod jakim warunkiem oraz w jaki spos6b ten obowigzek moze by¢ spetniany.

ad 1. Eksperyment medyczny, takze ten leczniczy, jest w pewnym aspekcie
zabiegiem poznawczym, podobnie jak np. eksperyment kulinarny lub eksperyment
fryzjerski. Kto$, kto go przeprowadza, ma na wzgledzie pewien cel praktyczny lub
pozapoznawczy, ktérym moze by¢ poprawa zdrowia, smaczna potrawa lub elegancka
fryzura. Nie jest jednak pewny, czy jakas nowa, niewyprébowana jeszcze procedura,
ktéra zamierza zastosowad, pozwoli mu osiagna¢ ten cel, i chce si¢ o tym przekonac.
Innymi stowy, jego celem jest nie tylko osiggniecie pozadanego praktycznego wyniku,
lecz takze sprawdzenie, czy i w jakim stopniu daje si¢ on osiggnac¢ za pomoca stosowanej
metody. Ten poznawczy aspekt wszelkiego rodzaju eksperymentéw wiacznie z leczni-
czymi nie powinien jednak przestania¢ r6znicy pomiedzy eksperymentalnym leczeniem
i badaniem medycznym. Po pierwsze bowiem, w eksperymencie leczniczym uzyskanie
pewnego rodzaju wiedzy jest tylko celem ubocznym, natomiast w badaniu - gtéwnym.
A po drugie, wiedza uzyskiwana w badaniu medycznym jest wiedzg innego rodzaju
anizeli ta, ktora bezposrednio uzyskuje sie w eksperymencie leczniczym. Podczas gdy
badacz przeprowadzajacy probe kliniczng stara sie uzyskac wiedze ogélna (lub ,, uogol-
nialng”), lekarz stosujacy eksperymentalna terapie dowiaduje sie raczej, czy moze ona
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pomoc jego pacjentowi; ta ostatnia wiedza jest wprawdzie w pewnym znaczeniu ogodlna,
dotyczy bowiem wielu zastosowan sprawdzanej metody u tegoz pacjenta, nie odznacza
si¢ jednak ogolnoscia w wezszym rozumieniu, w ktérym te ceche przyznaje sie jedynie
wiedzy stosujacej sie do wielu jednostek. Lekarz, ktéry juz ustali, ze pewien lek jest
skuteczny dla tego lub tamtego pacjenta, moze co prawda per analogiam wnosi¢, ze
bedzie on skuteczny takze dla innych, znajdujacych sie w podobnej kondydji, ale prze-
prowadzajac takie wnioskowanie, a nastepnie weryfikujac jego konkluzje w swej dalszej
praktyce, wychodzi juz poza granice samej eksperymentalnej terapii. Nie jest po prostu
lekarzem, ani nawet lekarzem eksperymentujacym, lecz co najwyzej lekarzem badaczem.

ad 2. Jezeli jednak zgodzimy sie na to, ze eksperymentalna terapia, pomimo jej
eksperymentalnej, a wiec w pewnym sensie badawczej natury, sama nie jest wlasciwym
badaniem naukowym, do rozwazenia pozostaje jeszcze, czy nie moze ona taczy¢ sie
z takim badaniem - czy zatem lekarz przeprowadzajacy eksperymentalng terapie nie
moze rownoczesnie wykonywacé czynnosci mieszczacych sie juz w zakresie badarn na-
ukowych. Pytajac ,,czy nie moze” nie mamy przy tym na mysli mozliwosci realnej, lecz
konceptualnag: czy eksperymentalne leczenie polaczone z réwnoczesnym zbieraniem i re-
jestrowaniem danych w celu pozyskania ogolnej wiedzy jest jeszcze w ogole leczeniem,
a w szczegoblnosci eksperymentem leczniczym. OdpowiedZ musi naturalnie zaleze¢ od
tego, jak wiele wklada sie w to ostatnie pojecie. Jezeli wiec eksperyment leczniczy defi-
niowaloby sie jako dzialanie lekarza, ktéry ma na wzgledzie wyfgcznie interes pacjenta,
to eksperymentalna terapia potaczona z jakakolwiek czynnoscia badawcza nie bedzie
juz wlasciwym, a przynajmniej czystym eksperymentem leczniczym. Najczesciej spoty-
kane definicje eksperymentu leczniczego lub eksperymentalnej terapii nie idg jednak tak
daleko i nie wymagaja od czynnosci mieszczacych sie w ich zakresie, aby ani same nie
dazyly takze do innego celu, ani nie taczyly sie z zadng réwnoczesna czynnoscia dazaca
do innego celu, jak tylko do zdrowotnej korzysci indywidualnego pacjenta; wymagaja
one tylko, azeby dobro indywidualnego pacjenta bylo nadrzednym lub gtéwnym celem
podmiotu, ktéry przeprowadza taki eksperyment, przy czym za gtéwny lub nadrzedny
mozemy uznac cel pewnej osoby, ktérego ona ani catkiem nie po$wieca, ani istotnie nie
ogranicza dla innego celu. Dop6ki zatem dobro pacjenta, ktéremu ma stuzy¢ pewien eks-
peryment leczniczy, nie doznaje zadnego uszczerbku wskutek spetnianych réwnoczesnie
czynnosci badawczych, dopéty takze ten eksperyment nie traci swojej leczniczej natury.

ad 3. Od pytania, czy eksperymentalna terapia moze taczy¢ sie z jakas czynnoscia
badawcza, nie przestajac by¢ szczegélna terapia, czyli forma praktyki medycznej, nalezy
odrézni¢ pytanie, czy takze obszerniejsza calos¢, w sktad ktérej wchodzi eksperymen-
talna terapia i towarzyszaca jej czynnosé badawcza, powinna by¢ zaliczana do badan’,

! Do tego ujecia zdaje sie przychyla¢ Emanuel, odnoszac sie do punktu 37 Deklaracji helsiriskiej
(Supplement), zgodnie z ktérym , [p]odczas leczenia pacjenta tam, gdzie sprawdzone interwencje
nie istnieja lub tez okazaly sie nieskuteczne, lekarz, po zasiegnieciu porady eksperta i uzyskaniu
swiadomej zgody pacjenta lub jego przedstawiciela ustawowego, moze zastosowac interwencje
o nieudowodnionej skutecznoéci, jesli w ocenie lekarza daje ona nadzieje na ratowanie zycia,
przywrécenie zdrowia lub przyniesienie ulgi w cierpieniu” (por. WMA /Swiatowe Stowarzyszenie
Lekarzy (2013): 7-8), ogranicza on mianowicie te zezwalajaca norme przez dodatkowy warunek:
»ale jedynie wtedy, gdy ta interwencja jest podejmowana w ramach badania naukowego, majacego
ocenic jej bezpieczenistwo i skutecznoé¢ (but only if it is undertaken as a research study designed to
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czy tez do praktyki. Ta ostatnia kwestia, chociaz na pozér raczej terminologiczna, jest
wprawdzie réwniez praktycznie nieobojetna, zwlaszcza jezeli eksperymentalne terapie
poddaje sie innym normatywnym rygorom niz badania medyczne, ale w naszym obec-
nym kontekscie nie musi by¢ szerzej dyskutowana.

ad 4. Najistotniejsze dla nas jest bowiem ostatnie z zestawionych pytan. Jezeli
eksperymentalna terapia moze faczyc¢ sie z pewnym badaniem, nie tracac swojej terapeu-
tycznej natury, to czy nie powinna si¢ z nim réwniez taczy¢? Czy zatem dazac przede
wszystkim do dobra indywidualnego pacjenta, lecznicze eksperymenty nie powinny nie-
jako na drugim planie, ubocznie lub okazjonalnie mie¢ na wzgledzie takze dobra nauki?

Uznajac, ze eksperymentalna terapia moze Iaczy¢ sie z badaniem naukowym, nie
musi sie naturalnie przyjmowag, ze powinna sie z nim Iaczy¢. Najpierw bowiem mozna
twierdzi¢, ze nawet jesli rownoczesne czynnoéci badawcze, towarzyszace eksperymen-
talnej terapii, nie przekreslaja catkiem jej terapeutycznej natury, to jednak nie stuza
optymalnej realizacji jej terapeutycznych celow; indywidualny pacjent, traktowany jako
~przypadek” ogélniejszego problemu zdrowia publicznego, nic na tym sam nie zyskuje,
a zawsze co$ traci; chociazby nawet eksperymentujacy lekarz uczciwie i szczerze starat
sie nie robi¢ nic wbrew jego indywidualnym zdrowotnym potrzebom, mimo woli nagina
je do potrzeb nauki. Nastepnie za§ mozna tez argumentowac, ze w rozwigzywaniu tych
ogolniejszych probleméw zdrowotnych terapeutyczne zastosowania innowacyjnych
procedur nie sa szczegdlnie pomocne; uzyskiwane dzieki nim wyniki poznawcze maja
bowiem charakter niesystematyczny lub wrecz anegdotyczny, tak iz czerpany z nich
pozytek spoteczny - wktad do medycznej wiedzy - nie jest bardzo wielki, a moze by¢
nawet zbyt maly, aby zréwnowazy¢ 6w nieznaczny uszczerbek na bezposredniej ko-
rzysci, ktéra ze stosowanej terapii moéglby odnies¢ pacjent®.

Zarysowane argumenty, chociaz na pewno godne uwzglednienia, nie s jednak
na tyle istotne, aby zawazy¢ na najczesciej reprezentowanym modelu dopuszczalnej,
a w kazdym razie optymalnej formy eksperymentalnej terapii. Zgodnie z tym przewaza-
jacym stanowiskiem praktyczne stosowanie innowacyjnych procedur medycznych poza
rygorem badan naukowych nie tylko moze, ale i powinno w pewien sposob faczyc¢ sie
z badawczym podejéciem do tych innowacji. Ten czesto wysuwany postulat przybiera
jednak rézny sens zaleznie od tego, jakie postepowanie wobec innowacyjnych terapii
okreslamy jako podejécie badawcze, ale takze jak rozumiemy 6w sposéb, w ktory eks-
perymentalna terapia powinna by¢ z nim potaczona.

evaluate its safety and efficacy)”, zob. Emanuel (2013): Supplementary appendix. Polskie ttumaczenia
cytowanych fragmentéw z tekstow w jezyku angielskim pochodzg ode mnie, chyba ze w przypisie
lub w bibliografii podani s inni ttumacze.

2 Tak np. Dulak pisze: ,Nalezy pamietaé, ze w przypadku préb niekontrolowanych,
nierandomizowanych, a takimi sitg rzeczy sa wszelkie zabiegi komercyjne, nie mozna udowodnic,
ze poprawa (oceniana subiektywnie) nie jest wynikiem efektu placebo, czyli np. oczekiwania
poprawy przez rodzicéw ciezko chorych dzieci”, zob. Dulak (2020): 119. Caplan i Bateman-House
podkreslaja natomiast szczegdlnie niemiarodajnosé¢ danych, jakie mozna uzyskaé, gdy chodzi o wpltyw
eksperymentalnych terapii na stan zdrowia pacjentéw terminalnie chorych: , First, desperately ill
patients who receive access to unapproved treatments may not provide worthwhile clinical data,
simply on account of their degree of illness or disability. The terminally ill and extremely sick can
shed little light on safety concerns. Demanding that data be collected on these patients to satisfy the
corporate or common good is useful only to the extent that it is scientifically meaningful; otherwise,
it is simply make-work that costs time, money, and effort,” zob. Caplan, Bateman-House (2014): 16.
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Co do tej ostatniej kwestii, polaczenie eksperymentalnych terapii z badaniami
medycznymi moze by¢ realizowane na co najmniej dwa rézne, choc raczej uzupelniajace
sie niz wykluczajace sposoby, na ktére zwraca uwage chociazby Deklaracja helsifiska
(WMA 2013). W jej artykule 37, majacym za przedmiot , interwencje o nieudowodnionej
skutecznosci w praktyce klinicznej”, stwierdza sie¢ mianowicie:

Podczas leczenia pacjenta tam, gdzie sprawdzone interwencje nie istniejg lub tez
[inne znane interwencje - W.G.] okazaly sie nieskuteczne, lekarz, po zasiegnieciu
porady eksperta i uzyskaniu $wiadomej zgody pacjenta lub jego przedstawiciela
ustawowego, moze zastosowac interwencje o nieudowodnionej skutecznosci, jesli
w ocenie lekarza daje ona nadzieje na ratowanie zycia, przywrécenie zdrowia lub
przyniesienie ulgi w cierpieniu. Nastgpnie interwencja taka powinna sta¢ sie przed-
miotem badani 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® (podkr. moje - W.G.).

Przytoczony paragraf upowaznia zatem lekarza do tego, aby w opisanej sytuacji
- jezeli zadna sprawdzona terapia nie moze uratowac jego pacjenta, a pewna interwen-
cja o nieudowodnionej skutecznosci daje mu nadzieje na uratowanie* - zastosowat te
niesprawdzong terapie. Przyznajac lekarzowi takie uprawnienie - a wiec zwalniajac
go poniekad z odpowiedzialnosci za ewentualne niepomyslne skutki niedostatecznie
przebadanej, ale zasadnie stosowanej interwencji - Deklaracja naklada jednak réwno-
czednie czy to na niego samego, czy to na jego instytucje, czy to na caly system opieki
medycznej takze pewne obowiazki, z ktérych przynajmniej dwa daja sie juz zaliczy¢ do
badan medycznych. Po pierwsze, zastosowana eksperymentalna interwencja powinna
,nastepnie” (subsequently) - a wiec zapewne juz po jej zastosowaniu w danym przypad-
ku, czy tez catej serii podobnych przypadkéw - ,,stac sie przedmiotem badant naukowych
majacych na celu ocene jej bezpieczenstwa i skutecznosci”. Po drugie, wszelkie nowe
informacje, pozyskane w trakcie lub na podstawie takiej interwencji powinny by¢ we
wszystkich przypadkach - a wiec nie tylko wtedy, gdy potwierdzaja jej terapeutyczne
zalety, lecz takze gdy kaza o nich powatpiewac - rejestrowane i udostepniane publicznie
(o ile tylko jest to stosowne). To rejestrowanie i upublicznianie informacji o wynikach
eksperymentalnych terapii moze co prawda stuzy¢ takze innym celom - np. ostrzezeniu
innych potencjalnych pacjentéw, aby nie pokiadali nadmiernych nadziei w oferowanej

3 Swiatowe Stowarzyszenie Lekarzy (2013): 7-8 ; zob. WMA (2013): ,37. 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.”

* Ten opis wydaje sie nie calkiem spojny, tak iz nie jest zapewne przypadkiem, ze jeden z jego
strukturalnych elementéw ,,other known interventions” zostal po prostu pominiety w polskim
ttumaczeniu. Nie jest bowiem jasne, jak rozumie¢ owe ,inne znane interwencje”, ktére okazatly sie
nieskuteczne - w stosunku do ktérych sg one inne.
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cudownej terapii - ale na pewno przydaje sie takze do celéw badawczych, a nawet moze
by¢ traktowane jako wchodzace juz w sktad postepowania badawczego, ktore jest pro-
wadzone réwnoczesnie z terapeutycznym stosowaniem eksperymentalnej interwencji,
nawet jezeli nie ma jeszcze typowych cech badania klinicznego.

Te dwa badawcze obowiazki, stanowiace niejako druga strone prawa do ekspe-
rymentalnej terapii, s uznawane takze w innych dokumentach instytucji lub organizacji
medycznych. Pojawiajq sie réwniez - juz nieco bardziej rozwiniete i uwyraznione -
w wytycznych ISSCR z 2021 roku. Formulowane w nich Zalecenie 3.5.2 glosi:

Klinicysci-naukowcy s zobowiazani, aby podzieli¢ sie¢ doswiadczeniem zdobytym
podczas leczenia indywidualnych pacjentéw, wnoszac swo6j wklad w uogélnialna
wiedze medyczna. To obejmuje:

* systematyczna i obiektywna ocene skutkow;

* plan przekazywania srodowisku naukowemu wynikéw, w tym wynikow
negatywnych oraz zdarzen niepozadanych, aby umozliwié¢ recenzje pod-
jetych dziatan (na przyklad przez udostepnianie wynikéw specjalistom np.
w postaci streszczenia lub publikacji w recenzowanych periodykach);

* rozpoczecie w odpowiednim czasie formalnego badania klinicznego dotyczacego
danej interwencji wkroétce po jej probnym zastosowaniu u bardzo niewielkiej
liczby pacjentow?®.

Obydwie wymienione tutaj formy ,wkladu w uogoélnialng wiedze medyczna”
moga by¢ jednak w praktyce realizowane réznie. Dotyczy to najpierw obowiazku ,dal-
szych badan”, a zatem regularnych badan naukowych, podejmowanych juz po pewnej
serii zastosowan nieprzebadanej jeszcze terapii. Tak np. w Stanowisku NRL z 2022 roku
ten wymog wigzany jest szczeg6lnie z potrzeba oceny diugoterminowych skutkéw eks-

perymentalnych terapii komérkowych:

W przypadku eksperymentéw leczniczych niezwykle istotna jest rzetelna ocena
efektow dlugoterminowych. Nalezy przedstawic¢ plan zbierania danych klinicznych
potwierdzajgcych bezpieczenistwo i skutecznosc terapii/ produktu. Zgodnie z zasadami
Evidence Based Medicine (EBM) rzeczywiste informacje o skutecznosci terapii moga
by¢ uzyskane jedynie w ramach odpowiednio zaplanowanych badan, poddanych
odpowiedniej analizie®.

> Zob. ISSCR (2021), s. 45: , There is a commitment by clinician-scientists to use their experience with
individual patients to contribute to generalizable knowledge. This includes: i. Ascertaining outcomes
in a systematic and objective manner; ii. A plan for communicating outcomes, including negative
outcomes and adverse events, to the scientific community to enable critical review (for example, as
abstracts to professional meetings or publications in peer-reviewed journals); iii. Initiating a formal
clinical trial for the intervention in a timely manner after experience a very small number of patients.”
¢ Ocena dlugoterminowych efektéw eksperymentu leczniczego musi oczywiscie opiera¢ sie na
badaniach prowadzonych jeszcze przez dtugi okres po jego zakoriczeniu. W przytoczonej wypowiedzi
nie przesadza si¢ jednak, czy ta badawcza kontynuacja eksperymentalnej terapii musi przybierac
klasyczng forme randomizowanych préb klinicznych z grupa kontrolng, bowiem do ,, zbierania danych
klinicznych” nie jest koniecznie potrzebne tak $cisle rozumiane badanie kliniczne.
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Wyrazne réznice zdan czy tez uje¢ wiaza sie takze z obowiazkiem rejestrowania
i upubliczniania wynikéw eksperymentalnych terapii. Dotycza one zwlaszcza potrzeby
i mozliwosci utworzenia ogélnego (a wiec nie tylko szpitalnego czy tez lokalnego)
rejestru gromadzacego tego typu dane. W dokumencie opublikowanym przez miedzy-
narodowy Sojusz na rzecz Medycyny Regeneracyjnej (The Alliance for Regenerative
Medicine) czytamy:

Nalezy zatozy¢ obowigzkowy rejestr, zawierajacy publicznie dostepne informacje na
temat produktéw leczniczych terapii zaawansowanej wytwarzanych w ramach wyjatku
szpitalnego, w tym informacje na temat miejsca ich wytwarzania i stosowania, Zrédia
finansowania, odpowiedzialnego lekarza, szczegétowych danych produktow wraz
z ich zamierzonym wskazaniem, liczby leczonych pacjentéw i wszelkie dane na temat
skutecznosci i bezpieczeristwa, uzyskane w wyniku zastosowania wyjatku szpitalnego’.

Podobny postulat, chociaz w nieco mniej stanowczej postaci, formutowany jest
w Stanowisku NRL z 2022 roku, w ktérym rekomenduje sie:

podjecie dziatan organizacyjnych i legislacyjnych w celu wprowadzenia obowiaz-
ku prawnego zglaszania efektéw ubocznych w przypadku HE-ATMP, a docelowo
stworzenia rejestru zabiegéw z obszaru eksperymentalnych terapii komérkowych
w celu weryfikacji ich skuteczno$ci i bezpieczenistwa.

Proby realizacji tego typu postulatéw spotkaly sie jednak dotad z dos¢ umiarko-
wanym powodzeniem. Potwierdza to na przykiad dokument Nuffield Council on Bio-
ethics, w ktérym czytamy, ze chociaz w Wiekiej Brytanii juz w 2016 r. zaproponowano,
aby utworzy¢ rejestr eksperymentalnych terapii przeprowadzanych przez angielskich
lekarzy, to jednak ,zaden taki rejestr nie zostat zalozony, a cele, ktérym miatby on stu-
zy¢, sa przedmiotem sporu”®.

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

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

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

7 ARM (2020), s 1: ,,A mandatory registry should be established with publicly accessible information
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