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Stowo wstepne

Oddajemy w Panistwa rece raport na temat aktualnego stanu badan klinicznych w Polsce,
przygotowany przez firme PwC na zlecenie i we wspdtpracy ze Zwigzkiem Pracodawcow
Innowacyjnych Firm Farmaceutycznych INFARMA, Stowarzyszeniem na Rzecz Dobrej
Praktyki Badan Klinicznych GCPpl oraz Polskim Zwigzkiem Pracodawcéw Firm Prowadzacych
Badania Kliniczne na Zlecenie POLCRO.

Badania kliniczne stanowig fundament wspdtczesnej medycyny, sg warunkiem dostepu
pacjentéw do nowoczesnych terapii i wptywaja znaczaco na poszerzenie zawodowej wiedzy
lekarzy. Obecnie Wspdlnota Europejska przygotowuje sie do wdrozenia Rozporzadzenia
Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) nr 536/2014 w sprawie badan klinicznych produktéw
leczniczych stosowanych u ludzi. Postanowienia tego rozporzadzenia beda obowiazywaty
najprawdopodobniej od marca 2017 roku i w znaczacy sposéb zmienia funkcjonujace

do tej pory zasady uzyskiwania pozwolenia na prowadzenie badan klinicznych. Kraje

Unii Europejskiej prezentuja rozny stopien przygotowania legislacyjno-administracyjnego
do jego przyjecia. Te réznice beda wplywaly na rozmieszczenie badan klinicznych

w krajach Unii. Dlatego w interesie Polski jest jak najlepsze przygotowanie sie pod wzgledem
legislacyjnym i administracyjnym do nadchodacych zmian w stosunkowo krotkim czasie.

W niniejszym raporcie znajda Panstwo analize aktualnej sytuacji w obszarze badan
klinicznych w Polsce oraz trzech potencjalnych scenariuszy, jakie moga sie wydarzy¢.
Realizacja scenariusza, w ktorym aktywnos$¢ Polski ograniczytaby sie wytacznie do rozpoczecia
stosowania rozporzadzenia nr 536/2014 z pominieciem dziatan dostosowawczych

w obszarach nieuregulowanych bezposrednio przez legislacje unijng, doprowadzitaby

do zatamania sie rynku badan klinicznych w naszym kraju. Negatywne konsekwencje takiego
rozwoju wypadkéw poniesliby nie tylko pacjenci, ale takze lekarze i placéwki stuzby zdrowia.
Widoczny bylby réwniez jego negatywny wplyw na budzet panistwa i innowacyjnos¢ gospodarki.

W bardziej optymistycznych scenariuszach, w ktérych czesciowo lub catkowicie zlikwidowano
by gtéwne bariery administracyjne i legislacyjne, rynek badan klinicznych w Polsce miatby
szanse utrzymac sie na obecnym poziomie lub znaczaco rozwing¢. Ten wariant przynidstby
najwieksze korzysci pacjentom, a przeciez ich dobro jest najwazniejsze. Bylby takze korzystny
dla lekarzy, placowek stuzby zdrowia i budzetu panstwa.

Dziekujemy wszystkim osobom zaangazowanym w przygotowanie raportu. Wierzymy,
Ze stanie sie on podstawa do prowadzenia merytorycznego dialogu na temat rozwoju
komercyjnego i niekomercyjnego rynku badan klinicznych w naszym kraju.

Pawel Sztwiertnia Teresa Brodniewicz Wojciech Maselbas
Dyrektor Generalny Zwigzku Prezes Zarzqdu Stowarzyszenia Prezes Zarzqdu Polskiego
Pracodawcéw Innowacyjnych na Rzecz Dobrej Praktyki Zwiqzku Pracodawcéw Firm
Firm Farmaceutycznych Badari Klinicznych w Polsce Prowadzqcych Badania

INFARMA Kliniczne na Zlecenie POLCRO
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Streszczenie

W dobie wielu choréb
cywilizacyjnych oraz zagrozern

dla zdrowia i gycia ludzkiego
pacjenci na catym $wiecie oczekujq
nowych, skutecznych, a zarazem
bezpiecznych terapii

W dobie wielu choréb cywilizacyjnych oraz zagrozen dla zdrowia i zycia ludzkiego
pacjenci na catym swiecie oczekuja nowych, skutecznych, a zarazem bezpiecznych terapii.
Dostep do nowoczesnych lekéw nie bylby jednak mozliwy, gdyby nie badania kliniczne,
ktore sa niezbednym elementem procesu dopuszczenia leku do obrotu.

W niniejszym raporcie podjeliSmy prébe kompleksowej analizy obszaru badan klinicznych
uwzgledniajacej aspekty regulacyjne oraz rynkowe. Publikacja zostata przygotowana

na zlecenie trzech organizacji INFARMA, GCPpl oraz POLCRO) przez PwC i stanowi
kontynuacje raportu ,,Badania kliniczne w Polsce — Gtéwne wyzwania”, opublikowanego

w listopadzie 2010 r. We wspomnianym raporcie rozpatrywano cztery scenariusze rozwoju
polskiego rynku badan klinicznych w kolejnych latach (od najbardziej pesymistycznego

— po najbardziej optymistyczny, uwzgledniajacy nie tylko poprawe otoczenia administracyjnego,
ale takze wdrozenie dodatkowych inicjatyw sprzyjajacych badaniom klinicznym).
Ustalenie, ktdry z tych scenariuszy zostat w rzeczywistosci zrealizowany, stato sie punktem
wyjscia do analizy i oceny obecnego ksztattu rynku badan klinicznych.

Przeprowadzone przez nas analizy wskazaly, ze w Polsce w latach 2011-2014
nie wykorzystano potencjatu istniejacego w obszarze badan klinicznych. Co wiecej,
w ostatnim czasie mozna zaobserwowac powolne kurczenie sie tego rynku.

Badania kliniczne stanowia wielka szanse dla pacjentéw, w szczegdlnosci tych cierpiacych
z powodu ciezkich choréb, w leczeniu ktérych wszystkie standardowo dostepne terapie
zawiodly.

* Pacjenci uczestniczacy w badaniach klinicznych bezptatnie korzystaja z najnowoczesniejszych
terapii oraz opieki medycznej o podwyzszonym standardzie.

* Badania kliniczne sg czasami jedyna szansg na dostep do leku mogacego zapewnic
poprawe stanu zdrowia w przypadku choréb terminalnych.

» Sam fakt wziecia udziatu w procesie kwalifikacji do badania klinicznego daje szanse
na odbycie bezptatnych badan przesiewowych, ktdre czesto pozwalaja na wezesna
diagnoze innych niebezpiecznych schorzen.

Wybdr Polski jako miejsca prowadzenia badan klinicznych przyczynia sie do wymiernych
oszczednosci w budzecie panstwa oraz Narodowego Funduszu Zdrowia (NFZ).

* W samym 2014 r. do budzetu panstwa wptyneto ponad 300 mln PLN z tytutu podatkéw
i oplat odprowadzonych w zwigzku z prowadzonymi w Polsce badaniami klinicznymi.

* W przypadku jednego tylko obszaru terapeutycznego, tj. onkologii, w tym samym
okresie NFZ mdgt zaoszczedzi¢ nawet 600 min PLN.

Badania kliniczne to dzialalnos¢ scisle innowacyjna, ktdéra przyczynia sie do budowania
bardziej nowoczesnej rzeczywistosci w obszarze polskiej medycyny.

* Badacze oraz naukowcy wykonujgcy czynnosci zwigzane z prowadzeniem badan
Kklinicznych zyskuja mozliwos¢ zdobycia unikatowej wiedzy i gromadzenia doswiadczenia
w danej dziedzinie medycyny poprzez dostep do nowych terapii, zwiekszona mozliwos¢
wykorzystania nowoczesnej aparatury medycznej (np. diagnostyki PET), tatwiejsza
wymiane wiedzy w ramach sieci specjalistéw i badaczy, a takze dostep do dodatkowych
materialéw i szkolen.



* Ostatecznym beneficjentem jest pacjent, ktéry moze korzystac z opieki wysoko
wykwalifikowanego personelu.

Polska nadal postrzegana jest jako kraj z duzym potencjatem w zakresie mozliwosci
prowadzenia badan klinicznych. Przemawia za tym duza populacja pacjentéw, dobrze
wykwalifikowani specjalisci oraz stosunkowo niskie koszty.

Pomimo oczywistych korzysci oraz duzego potencjalu wzrostowego liczba badan klinicznych
prowadzonych w Polsce spada. Podczas gdy w 2009 r. w Polsce zarejestrowanych byto

469 badan, w 2014 r. tylko 396. Zmalata réwniez liczba uczestnikéw badan klinicznych.
Niepokoi¢ powinien takze fakt, iz wskazniki dotyczace liczby prowadzonych badan

w stosunku do liczby mieszkancow sg istotnie gorsze w Polsce niz w innych poréwnywalnych
krajach europejskich, takich jak Czechy czy Wegry.

Przyczyn obecnego stanu rzeczy upatrywac nalezy przede wszystkim w barierach
o charakterze prawno-administracyjnym.

* Rozpoczecie prowadzenia badania klinicznego wymaga od sponsora spetnienia wielu
formalnosci. Jednym z najbardziej ucigzliwych wymogdéw jest obowiazek dostarczenia
umdw pomiedzy sponsorem a badaczem i/lub o$rodkiem badawczym wraz z wnioskiem
o rozpoczecie badania klinicznego.

* Prowadzac badania kliniczne w Polsce, trudno jest oszacowac ostateczny koszt poszczegolnych
projektéw. Powodem tego jest niejasny podzial obowigzkéw sponsora i NFZ w zakresie
finansowania $wiadczen opieki zdrowotnej.

* Nie bez znaczenia pozostaje takze niski poziom wiedzy spoleczenstwa na temat badan
klinicznych. Obecnie brakuje platformy, za pomoca ktérej pacjent mégiby uzyskaé
pelna informacje o badaniach klinicznych prowadzonych w Polsce, co wynika
z ograniczen prawnych.

Spadajaca na przestrzeni lat atrakcyjnos¢ krajow europejskich jako miejsca prowadzenia
badan stata sie punktem wyjscia do wydania rozporzadzenia nr 536/2014, ktére zastapi
dotychczas obowiazujaca i krytykowana przez srodowisko dyrektywe 2001/20. Nowe
regulacje, ktére beda obowiazywac bezposrednio we wszystkich krajach UE, przewiduja
szereg ulatwien i usprawnien w procesie rejestracji oraz prowadzenia badan na terenie UE.

Oczekujac na rozpoczecie stosowania rozporzadzenia nr 536/2014, Polska stoi u progu zmian.

Wykorzystanie potencjatu nowych regulacji zalezy gléwnie od dziatan podjetych

na szczeblu krajowym. Rozporzadzenie nie ingeruje bowiem w najbardziej problematyczne
kwestie dotyczace praktyki urzedniczej, systemu oceny etycznej, systemu ubezpieczen

oraz finansowania badan klinicznych.

Podobnie jak w 2010 r., bazujac na przeprowadzonych przez nas badaniach i analizach,
opisali$my w raporcie trzy alternatywne scenariusze rozwoju sytuacji badan klinicznych
w Polsce:

* Bierne wdrozenie rozporzadzenia nr 536/2014. W przypadku braku proaktywnego
podejscia w kwestii zniwelowania obecnie istniejacych barier oraz ograniczenia sie
do biernego stosowania regulacji unijnych Polska moze stac sie krajem jeszcze mniej
atrakcyjnym dla podmiotéw prowadzacych badania kliniczne.

* Eliminacja oczywistych barier. Podjecie dziatan ukierunkowanych na zniesienie
barier w obszarze badan klinicznych wraz z rozpoczeciem stosowania rozporzadzenia
nr 536/2014 moze sprawi¢, ze Polska stanie sie krajem o warunkach poréwnywalnych
do innych krajéw UE.

* Aktywna promocja Polski jako kraju przyjaznego badaniom klinicznym.
Dopiero likwidacja barier administracyjnych, zmiana polskich regulacji w kierunku
maksymalnego wykorzystania potencjatu rozporzadzenia nr 536/2014 oraz podjecie
dodatkowych dzialann majacych na celu zwiekszenie atrakcyjnosci obszaru badan
Kklinicznych w Polsce moga doprowadzi¢ do sytuacji, w ktorej Polska osiagnie najszybszy
wzrost w regionie i umocni swoja pozycje najwiekszego rynku badan klinicznych
Europy Srodkowo-Wschodniej.



Realizacja optymistycznych prognoz zalezy od wielu czynnikdéw. Do najwazniejszych
z nich nalezy potozenie nacisku na zmiany w zakresie regulacji prawnych, praktyk
urzedniczych i §wiadomosci spotecznej. Zmiany o kluczowym charakterze powinny
obejmowac w szczegdlnosci:

— wylaczenie z procesu rejestracji badania klinicznego obowigzku przedlozenia do oceny
uméw z badaczami i/lub osrodkami badawczymi — ta kosmetyczna zmiana znacznie
przyczyni sie do skrocenia czasu potrzebnego na rozpoczecie badania klinicznego,
dzieki czemu Polska stanie sie bardziej atrakcyjnym miejscem do prowadzenia tego
rodzaju dziatalnosci;

— zapewnienie pacjentowi dostepu do leku po zakoniczeniu badania klinicznego,
co oznacza mozliwo$¢ kontynuacji skutecznej terapii;

— wprowadzenie procedury compassionate use — polegajacej na dopuszczeniu wybranych
kategorii lekow do indywidualnego stosowania w odniesieniu do pacjentéw znajdujacych
sie w szczegolnie ciezkiej sytuacji chorobowej i takich, ktérzy nie moga by¢ pomyslnie
leczeni przez dopuszczony produkt leczniczy;

— ustalenie jasnych zasad udzielania uczestnikom badan klinicznych rekompensat
i gratyfikacji, wprowadzenie mozliwo$ci dokonywania gratyfikacji za uczestnictwo
w badaniu dla chorych i zdrowych pacjentéw, ktorzy nie odnosza korzysci terapeutycznej
(badania I fazy, badania bioréwnowaznosci);

— ulatwienie pacjentowi dostepu do wiedzy na temat innowacyjnych terapii i zasad
prowadzenia badan klinicznych poprzez stworzenie publicznej, niezaleznej platformy
informacyjnej na temat prowadzonych w Polsce badan klinicznych - takie rozwiazanie
mogloby stanowi¢ narzedzie do wstepnego kwalifikowania pacjentéw do poszczegdlnych
programow — obecnie takie rozwiazanie nie jest mozliwe;

— usprawnienie funkcjonowania systemu oceny etycznej poprzez utworzenie sprawnie
dziatajgcej struktury komisji bioetycznych, co umozliwi wydawanie opinii o badaniu
klinicznym w terminach okreslonych rozporzadzeniem nr 536,/2014;

— zapewnienie pacjentowi realnej mozliwosci uzyskania odszkodowania za szkody
poniesione w zwiagzku z przeprowadzonym badaniem poprzez wprowadzenie
odpowiedzialnos$ci sponsora na zasadzie winy i ryzyka oraz utworzenie specjalnego
funduszu ubezpieczeniowego — w obecnym stanie prawnym dochodzenie odszkodowania
za szkody wyrzadzone w zwigzku z prowadzonym badaniem klinicznym wigze sie
z wieloma trudno$ciami;

— zwiekszenie przejrzystosci zasad podziatu obowigzkéw sponsora i platnika publicznego
w zakresie finansowania $wiadczen opieki zdrowotnej udzielanych w zwiazku
z prowadzonym badaniem klinicznym — w obecnym stanie prawnym wszelkie
niejasnosci doprowadzaja do sytuacji, w ktdrej ciezar finansowania $wiadczen
zdrowotnych gwarantowanych ze srodkéw publicznych jest przerzucany z ptatnika
publicznego na sponsora;

— wspieranie badan niekomercyjnych poprzez redukeje obciazen finansowych zwiazanych
z ich rozpoczeciem (kwestia optat urzedowych oraz ubezpieczenia), a takze zapewnienie
wsparcia merytorycznego w zakresie organizacji tego rodzaju dziatalnosci;

— wprowadzenie rozwiazan prawno-podatkowych i inwestycyjnych, ktére zacheca sponsoréw
do prowadzenia badan klinicznych w Polsce — za przyktadem innych krajéw moga
to by¢ ulgi podatkowe na dziatalnos¢ badawczo-rozwojowsa czy programy grantowe.
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Stownik pojec i skrotow

Skrot Definicja

CARG Srednia roczna stopa wzrostu (Compound Annual Growth Rate)

CEE Europa Srodkowo-Wschodnia (Central and Eastern Europe), w tym raporcie
region ten obejmuje: Polske, Czechy, Stowacje, Wegry, Estonie, Litwe i Lotwe

CIT Podatek dochodowy od oséb prawnych (Corporate Income Tax)

CRA Monitor badan klinicznych (Clinical Research Associate)

CRO Wyspecjalizowana firma ustugowa nadzorujgca proces prowadzenia badan
klinicznych na zlecenie firmy farmaceutycznej (Contract Research Organization)

DiA Dane-i-Analizy.pl Sp. z 0.0.

Dyrektywa 2001/20 Dyrektywa 2001/20/WE Parlamentu Europejskiego i Rady UE
z dnia 4 kwietnia 2001 roku w sprawie zblizania przepiséw ustawowych,
wykonawczych i administracyjnych Panstw Czlonkowskich, odnoszacych
sie do wdrozenia zasady dobrej praktyki klinicznej w prowadzeniu badan
klinicznych produktéw leczniczych, przeznaczonych do stosowania
przez cztowieka (Dz.U.UE.L.2001.121.34)

Dyrektywa 2005/28 Dyrektywa Komisji Europejskiej 2005/28/WE z dnia 8 kwietnia 2005 r. ustalajaca
zasady oraz szczegdtowe wytyczne dobrej praktyki klinicznej w odniesieniu
do badanych produktéw leczniczych przeznaczonych do stosowania u ludzi,
a takze wymogi zatwierdzania produkcji oraz przywozu takich produktow
(Tekst majacy znaczenie dla EOG) (Dz.U.UE.L.2005.91.13)

EUPATI Platforma Akademii Pacjentéw (European Patients’ Academy
on Therapeutic Innovation)

GCP Dobra Praktyka Kliniczna (Good Clinical Practice)

GUS Glowny Urzad Statystyczny

HMA Szefowie Agencji Lekéw (Heads of Medicines Agencies)

ICH Miedzynarodowa Konferencja na rzecz Harmonizacji
(International Conference on Harmonization)

INFARMA Zwiazek Pracodawcow Innowacyjnych Firm Farmaceutycznych INFARMA

MHRA Urzad Rejestracji Produktéw Leczniczych i Wyrobéw Medycznych
w Wielkiej Brytanii (Medicines and Healthcare Products Regulatory Agency)

mld miliardy

min miliony
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Stownik pojec i skrotow

Skrot Definicja

MZ Ministerstwo Zdrowia

NCBiR Narodowe Centrum Badan i Rozwoju

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia

NIHR Instytucja panstwowa wspierajaca rozwoj badan klinicznych w Wielkiej Brytanii
(National Institute for Health Research)

PET Pozytonowa tomografia emisyjna

PIT Podatek dochodowy od 0s6b fizycznych (Personal Income Tax)

PLN Polski nowy zloty

Prawo farmaceutyczne

Ustawa z dnia 6 wrzesnia 2001 r. Prawo farmaceutyczne
(Dz.U. z 2008 1. nr 45, poz. 271 z p6zn. zm.)

PwC

PricewaterhouseCoopers Sp. z 0.0.

Rozporzadzenie nr 536/2014

Rozporzadzenie Parlamentu Europejskiego i Rady UE nr 536/2014

z dnia 16 kwietnia 2014 r. w sprawie badan klinicznych produktéw leczniczych
stosowanych u ludzi oraz uchylenia dyrektywy 2001/20/WE
(Dz.U.UE.L.2014.158.1)

SUSAR Niespodziewane ciezkie niepozadane dziatanie produktu leczniczego
(Suspected Unexpected Serious Adverse Reaction)

tys. tysiace

UE, Unia Europejska Unia Europejska — gospodarczo-polityczny zwiazek demokratycznych
panstw europejskich

UE-15 Kraje ,,pietnastki”, wszystkie kraje nalezace do UE przed majem 2004

URPL Urzad Rejestracji Produktéw Leczniczych, Wyrobéw Medycznych
i Produktéw Biobdjczych

VAT Podatek od towardw i ustug (Value Added Tax)

VHP Dobrowolna procedura wspdlnej oceny dokumentacji badan klinicznych produk-
téw leczniczych (Voluntary Harmonisation Procedure)

Z0Z Zaktad Opieki Zdrowotnej
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(@ 'NFARMA

Innowacyjnych Firm Farmaceutycznych

Zwiazek Pracodawcow Innowacyjnych Firm Farmaceutycznych INFARMA

reprezentuje 28 wiodgcych firm sektora farmaceutycznego, prowadzacych dziatalnosé
badawczo-rozwojowa i produkujacych leki innowacyjne. INFARMA jest cztonkiem
miedzynarodowej organizacji zrzeszajacej innowacyjna branze farmaceutyczna

— Europejskiej Federacji Przemystu i Stowarzyszen Farmaceutycznych (EFPIA),

a takze Pracodawcéw RP oraz Krajowej Izby Gospodarczej.

GCPpl

Stowarzyszenie Na Rzecz Dobrej Praktyki Badan klinicznych w Polsce (GCPpl)

powstato w 1997 roku. Od poczatku dziatania misja GCPpl bylo tworzenie i wspieranie
inicjatyw sprzyjajacych wprowadzaniu w zycie zasad etycznego i rzetelnego prowadzenia
badan klinicznych. Stowarzyszenie odgrywa istotng role w srodowisku badan klinicznych
w Polsce. Prowadzi dziatalnos¢ edukacyjno-szkoleniowa, tworzy i propaguje standardy,
bierze udziat w konsultacjach spotecznych dotyczacych nowych regulacji prawnych

oraz wspiera pozytywny wizerunek badan klinicznych w oczach opinii publiczne;j.

Dzieki spotecznej pracy swoich cztonkéw GCPpl skutecznie integruje dziatania catego
srodowiska i dziata na rzecz rozwoju badan klinicznych w Polsce.

POLCRQ)

Polski Zwiazek Pracodawcow Firm Prowadzacych Badania Kliniczne na Zlecenie
(POLCRO)

powstal we wrzesniu 2012 roku. Powotanie Zwigzku byto podyktowane potrzeba stworzenia
spojnej, a zwlaszcza umocowanej prawnie, reprezentacji intereséw branzy badan klinicznych
w Polsce. Obecnie status cztonkowski ma 15 firm typu CRO (Clinical Research Organizations).
W ramach POLCRO dziataja 3 grupy robocze — legislacyjna, szkoleniowa oraz jakosci

i standardéw, w sktad ktérych wchodza pracownicy firm czlonkowskich oraz niezalezni
doradcy wspoélpracujacy ze Zwiazkiem.

e

pwec

PwC

jest globalng organizacja, dziatajaca na Swiecie od ponad 150 lat, a w Polsce od 1990 roku.
Korzystajac z wiedzy i kwalifikacji ponad 208 tysiecy pracownikéw w 157 krajach, §wiadczy
profesjonalne ustugi w zakresie audytu, doradztwa biznesowego, podatkowego i prawnego.
W Polsce PwC zatrudnia zespot ponad 2 tysiecy specjalistéw i kadry wspierajgcej w siedmiu
miastach: w Gdansku, Katowicach, Krakowie, L.odzi, Poznaniu, Wroctawiu i Warszawie.
Oferta firmy jest kierowana do podmiotéw dziatajacych we wszystkich sektorach gospodarki
—zaréwno do najwiekszych koncernéw, jak i lokalnych przedsiebiorstw rodzinnych.
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