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Az uj tipusu fejlett terapias készitmények szamos Uj
gyakorlati problémat vetnek fel a gyogyszeripar és az
egészségligy szamara egyarant. A fejlett terapias készit-
mények kérébe tartozik a génterapia, a szomatikus sejt-
terapia, médositott sejteket vagy széveteket tartalmazé
készitmények, tovabba az orvostechnikai eszk6zok és
fejlett terapias készitmények kombinaciéja. Gyakran a
betegek szamara egyedileg kell a terapias készitménye-
ket elkésziteni. A kereskedelmi forgalomban lévo génte-
rapias készitmények a piacon 1évé legdragabb gyogysze-
rek kozé tartoznak. Arképzésiik szamos etikai problémat
vet fel. E készitmények klinikai vizsgalatahoz és késobbi
alkalmazasahoz mutidiszciplinaris-multiprofesszionalis
klinikai munkacsoportokra van sziikség. A munkacso-
portok fenntartasa, lizemeltetése jelentos gazdasagi kihi-
vast jelent a gyogyszerfejlesztok és a késobbi klinikai
alkalmazok szamara. Nyilvanvalé, hogy a multiprofesszi-
onalis munkacsoportok orvos és nem-orvos tagjainak
koézosen kell viselnilik a beavatkozasok szakmai és etikai
felelosségét. Az International Federation of Associations
of Pharmaceutical Physicians (IFAPP) 2018-ban kézrea-
dott ,,Nemzetkozi Etikai keretrendszere” részletes tamo-
gatast igyekszik nyujtani ilyen komplex csoportok klini-
kai munkaja soran felmeriil6 etikai problémak megolda-
sahoz.

Financial and ethical challenges are related to the clini-
cal development and application of new types of advanced
medicinal products. New types of drugs, especially the
advanced therapy medicinal products create many new
practical problems for both the pharmaceutical industry
and the healthcare. Gene and somatic cell therapy med-
icines, as well as tissue-engineered medicines, the
combination of advanced medicinal products with med-
ical devices belong to this large group of products.
Frequently the medicines have to be prepared indivi-
dually for the patients considering their biological char-
acteristics. The gene therapy products belong to the
most expensive drugs on the market. Several ethical
concerns are rising related to their extreme high prices.
Multidisciplinary-multiprofessional teams are needed for
the clinical development and later application of these
complex drugs. The professional support and main-
tenance of the activities of such clinical teams provide a
great financial burden both for the pharmaceutical
industry and later for the hospitals. It is evident that the
medically and non-medically qualified members of such
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complex clinical teams must share the professional and
ethical responsibilities of their clinical work. The ,,Inter-
national Ethical Framework” published by the Inter-
national Federation of Associations of Pharmaceutical
Physicians (IFAPP) in 2018, intended to provide detailed
support for solving the ethical issues related to the work
of such complex multidisciplinary-multiprofessional
clinical teams.

BEVEZETES

A dolgozatban az uj tipusu fejlett terapias gydgyszerké-
szitmények (FTGyK) fejlesztésével és alkalmazaséaval kap-
csolatos tudoméanyos, gazdasagi és etikai kérdésekre kiva-
nom felhivni a figyelmet, melyek jelentésen moédositani fogjak
a jové orvosi beavatkozasait. Jelenleg csak kevés FTGyK
talalhat6 a kereskedelmi forgalomban, de nagyszamu készit-
mény all fejlesztése alatt, azaz szélesebb kori elterjedésiik-
kel szamolni kell a jvében. Most még csak kdrvonalazni tud-
juk az altaluk tamasztott uj kezelési feltételek szakmai és tar-
sadalmi kévetkezményeit, ennek ellenére fontos mar ma fel-
hivni a figyelmet a varhat6 véaltozasokra.

Terapias felhasznalasuk célja alapvetéen azonos a tébbi
tipust gyogyszerkészitményével. A FTGyK emberi betegsé-
gek gyogyitasat vagy megel6zését szolgaloé bioldgiai gyogy-
szerkészitmények, melyek elsésorban farmakolégiai, immu-
nolégiai vagy metabolikus hatas kivaltasa révén élettani funk-
ciok helyredllitasara, visszadllitasara vagy moédositasara
hasznalhaték fel emberekben [1, 2].

A FTGyK négy csoportjat kilénbdztetik meg:

+ Génterapias gyodgyszerkészitmények: embereknek bea-
dott rekombinans nukleinsavakbdl éallnak, melyek egy
genetikai szekvencia szabalyozasara, javitasara, helyet-
tesitésére, hozzdadasara vagy torlésére szolgalnak.

+ Szomatikus sejtterapias gyoégyszerkészitmények: él6
autolog vagy allogén sejtek, amelyek emberi szervezet-
ben alkalmazva farmakol6giai, immunolégiai vagy meta-
bolikus hatéasaik révén egy adott betegség kezelésére,
megel6zésére vagy diagnosztizalasara alkalmasak.

+ Modositott szdvet alapu gyogyszerkészitmények: hibas
szovetek helyettesitésére, regeneralasara alkalmas olyan
sejt-, ill. szdvettartalmu készitmények, melyek bioldgiai
sajatossagait modositottak.

+ Kombinalt fejlett terapias gyogyszerkészitmények: altala-
ban gyogyaszati segédeszkdzok és életképes sejteket
vagy mobdositott szdveteket tartalmazé fejlett terapias
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gyogyszerkészitmények kombinaciojara épulé integralt
készitmények.

Noha a FTGyK felhasznalasanak alapvetd céljai meg-
egyeznek a tobbi gyogyszerkészitménnyel, elkészitésik és
felhasznalasuk modjai messzemenden eltérnek az eddig fej-
lesztett, Gzemi mértékben kénnyen elbéllithato, egyszerien
adagolhaté kis molekulatémeg(l kémiai gyogyszerektdl,
illetve a biolégiai makromolekulaktol. A FTGyK jéval komple-
xebb bioldgiai szerkezeti egységek, nukleinsav szekvencia-
kat tartalmazé virusok, sejtek vagy médositott szovetek.
Gyakran egyedi betegek szamara célzottan allitjak el6 az
alkalmazandé készitményt a beteg sajat sejtjeinek, szévete-
inek felhasznalasaval. llyen esetekben a FTGyK biologiai
tulajdonsagainak reprodukalasat, valamint a terapia optima-
lizalasat a kezel6 munkacsoportnak esetenként kell a hatoé-
sag altal engedélyezett elballitasi folyamat célzott médosita-
saval biztositani. Noha a biologiai gyogyszertermékek meg-
kivant tulajdonséagai, az eléallitasi és felhasznalasi folyama-
tok a hatéséag altal pontosan meghatarozottak, a FTGyK sike-
res klinikai alkalmazasa e folyamatok gondos, egyedi 6ssze-
hangolasan nyugszik. Kénnyen belathat6, hogy a FTGyK
alkalmazéasat gyakran csak multidiszciplinaris, illetve multi-
professzionélis munkacsoportok tudjak hatasosan biztositani
[3]. E munkacsoportok specialis etikai kérdéseit a dolgozat
harmadik részében fogjuk részletesen targyalni.

GENTERAPIAS GYOGYSZERKESZITMENYEK

A fent elmondottakat a k6zelmultban bevezetett géntera-
pias gyogyszerkészitmények rovid ismertetésével lehet
szemléletesen érzékeltetni. Hosszu évek alapkutatasanak és
ipari fejlesztésének eredményekeént a kbzelmultban hét gén-
terapias készitményt hoztak forgalomban az Amerikai Egye-
siilt Allamokban. (Glybera, Strimvelis, Kymriah, Yescarta,
Luxturna, Zolgensma és Zynteglo) [4]. Forgalomba hozata-
lukra részben mar sor kerllt az EU-ban is, a hazai gyogy-
szerkincsben még nem szerepel génterapias készitmény. A
vizsgalatokat kisszamu betegen végezték, mivel az eddig
kezelt betegségek tébbsége ritka betegségnek szamit, azaz
az USA szabalyozas szerint kevesebb mint 200 000, ultra-
ritka betegségek esetén kevesebb mint 10 000 beteget érin-
tenek az Egyestilt Allamokban [5]. Az eurépai szabalyozas
szerint kevesebb mint 5 beteg esik 10 000 személyre, vagy
igen ritka betegségek esetén 1/100 000 a betegség el6for-
dulasa. Noha ezek kis szamok, mégis az EU lakosainak 6-
8%-a, azaz nagyjabol 30 milli6 beteg szenved ritka beteg-
ségben [6]. A ritka betegségekben szenvedd betegek ellata-
sara dolgoztak ki az arva gyogyszerek fejlesztését tamogato
némileg eltér intézkedéseket az Egyesiilt Allamokban és az
EU-ban [5, 6].
egyik esetben a kromoszémakba nem integralédo6 vektorok
segitségével juttatjak be a kivant DNS-szekvenciat hosszan
elé, ritkan osztdédo sejtekbe. A gén extra-kromoszémalisan
stabilizalodik, a gén altal hordott informacio a sejt teljes élet-
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ciklusa soran expresszalodik. A nem integralédé gének bevi-
tele altalaban in vivo torténik, hasonl6an az altalanosan alkal-
mazott gyogyszeradagolashoz, intravénas vagy kdézvetlendl
a kezelni kivant sejtek kdrnyezetébe torténé fecskendezés-
sel. Intravénasan adagoljak példaul a spinalis muscularis
atrophia kezelésére alkalmazott Zolgensmat [8]. A vaksaghoz
vezetd retinitis pigmentosa kezelésére alkalmazott gént vivé
vektort viszont kézvetlenul a retina ala, a retinalis pigment-
ham réteg folé fecskendezik [9]. A génterapiak tébbségénél
a betegekbdl nyert csontveld ssejtekbe, vagy T-sejtekbe ex
vivo megfeleld vektorok segitségével viszik be a kivant DNS-
szekvenciat, mely beépul a sejtek kromoszéma allomanyaba.
Végezetil egyedileg készitett gydgyszerként felfoghato, gén-
nel kezelt sejteket adagolnak a betegeknek, gyakran elézetes
in vitro szaporitas utan. A hemopoetikus 6ssejteket alkalmaz6
terapiak sikeréhez fontos a beteg csontveld sejtjek szamanak
elézetes csokkentése in vivo citotoxikus kezeléssel, ami
helyet biztosit a modositott sejtek elszaporodasahoz. llyen
modon torténik példaul thalassemia kezelése Zyntegloval
(lentiglobin), mely médositott human béta-globin gént épit a
csontveldi 6ssejtekbe [10]. Ehhez a csoporthoz tartoznak az
onkolégiai immunterapiaban a kdzelmultban forradalmi Gjitast
jelenté Kymriah és Yescarta készitmények. Ezek esetében a
T-limfocitékat izolaljak a betegbdl, és ezekbe a sejtekbe épitik
be a tumor antigént célzottan felismerd receptort kodold gént,
kiegészitve tovabbi fehérjék kodjaival, melyek a cél tumor-
sejtek hathatés elpusztitasat segitik el6. A teljes gyégyszer
konstrukciét Chimeric Antigen Receptor sejteknek (CAR-T
cells) nevezik [12-14].

A GENTERAPIAS KESZITMENYEK ARA

Nem véletlen, hogy a rendkivil bonyolult génterapias
készitmények a ma forgalmazott legdragabb készitmények,
tébbségikben arva gyodgyszerek kozott is vezetd szerepet
téltenek be [15]. Az 1. tablazat a 10 legdragabb amerikai
gyogyszert mutatja, amelyet kiegészitettem a par héttel
ezel6tt kereskedelmi forgalmazasi engedélyt nyert Zynteglo
adataival. A tablazatban feltling, hogy a legdragabb gyoégy-
szerek sorat harom génterapias készitmény, nevezetesen
Zolgensma, Zynteglo és Luxturna vezeti. Természetesen a
készitmények ara orszagonként valtozik, de a jelen kérdés
kérbejarasa céljabol az Egyesiilt Allamokban bejegyzett arak
szolgaltatjak a legjobb tdmpontot, annal is inkabb, mert tébb
Uj gyégyszer még csak ott kerult kereskedelmi forgalomba.
Tovabba az Egyesiilt Allamokban a gyarté cégek énallo fel-
adata a gyogyszerek aranak megallapitasa, ar-stratégiajuk
vilagosabban kdvethet6. Mas orszagokban a cégek és a
nemzeti hatésagok targyalas Gtjan hatarozzak meg a forga-
lomba kerul6é gyogyszerek arat, illetve a forgalmazas soran
tovabbi, nem publikus armédositasok toérténnek. Ezek elle-
nére a génterapias készitmények nagysagrendileg kiemelke-
déen magas ara az eddig forgalmazott kémiai és biolégiai
gyogyszerekhez viszonyitva megmarad.

A génterapias készitmények arai megddébbentéen ma-
gasak, a Novartis altal forgalomba hozott, legdragabb Zol-
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1. tablazat

Az Egyesiilt Allamok piacan taldlhaté 11 legdrégabb készitmény (for-
ras [15] sajat kiegészitéssel).

gensma ara 2 125 000 US$. Az arképzés gondolatmeneté-
nek pontosabb megértéséhez szikséges a spinalis muscu-
laris atrophia (SMA) koértani hatterének és a rendelkezésre
allé gyogyszeres kezelések mechanizmusanak attekintése.
A betegséget a survival motor neuron (SMN) gén mutécitja
okozza, melynek kdvetkeztében nem termelédik megfeleld
survival motor neuron protein, ami sziikséges a motor neu-
ronok mikddéséhez. A fehérjét ugyanazon kromoszémaban
elhelyezkedé SMN1 és SMN2 gének mindegyike kodolja,
azonban az SMN2 sokkal kisebb mennyiségben termeli a
szukséges fehérjét, mert a SMN2 gén mRNS transzkriptu-
mabol hianyzik az exon 7, melynek kovetkeztében a kelet-
kez6 fehérje instabil, hamar lebomlik. A legsulyosabb forma
az SMNT1 gén teljes hianya, altalaban a gyerekek kétéves
kora el6tt halalhoz vezet. A kevésbé sulyos betegség formak-
ban nagyobb szamlU SMN2 kopia talalhato, a betegség is
késdbb jelentkezik. A kor oki kezelését el6szér Spinrasa
(nusinersen) tette lehetévé. Spinrasa egy antiszensz oligo-
nukleotida, mely az SMN2 pre-mRNS splicing silencer régi-
6hoz koétédve leszoritja a splicing repressor fehérjét, ezaltal
fokozza az exon 7 kod beépllését a mRNS-be. Az eredmény
egy teljes hosszisagd mRNS, mely funkcioképes SMN
fehérje termelédéséhez vezet az SMN1 gén karosodasa elle-
nére. A gyogyszer hatdsmechanizmusa kompetitiv gatlas,
ezért ismételt intrathekalis adagolassal biztositani kell kelld
mennyiségl Spinrasa jelenlétét a cerebro-spindlis folyadék
térben [16].

Zolgensma a fenti gyogyszerrel ellentétben egy rekombi-
nans modszerrel eldallitott Snkomplementald adeno-associalt
virus (rAAV), melyben a kddol6 gén szakasz dupla-hélix for-
maban talalhat6 a vektoron belil [8, 16]. llyen modon a bevitt
gén azonnal rendelkezésre all a replikaciohoz és a génsza-
kasz atirasahoz. A rAAV vektor jelentds kdzponti idegrend-
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szeri tropizmussal rendelkezik, ezért egyszeri intravénas
adagolassal lehet a génterapiat végezni. A nem 0szt6do6 ideg-
sejtekben a gén expresszidja hosszl iddn keresztll lehetsé-
ges, feltételezések szerint életre sz616 terapias hatast bizto-
sithat. Az eddigi vizsgalati eredmények azonban csak par
éves megfigyelésre korlatozédnak, tehat ma még nem tudjuk,
hogy milyen hosszU idén keresztll marad a beépilt gén funk-
cibképes a betegben. Ez a kialakuloban 1évé génterapia
egyik legfontosabb kérdése, melyre csak hosszl évek meg-
figyelése adhat majd valaszt [17]. Ennek ellenére a Zolges-
mat fogalmaz6 Novartis cég arképzési stratégiaja egyszeri
kezelésbdl és hosszl, remélhetbleg az egész életre kiterjedd
terapias hatasbol indul ki.

Spinraza és Zolgensma is eredményesen alkalmazhatdk
SMA kezelésében, ezért a kés6bb megjelené Zolgensma
aranak kialakitasaban Spinrazaval nyert tapasztalatok jelen-
t6s szerepet kaptak. A Spinrazat intrathecalisan adagoljak az
els6 évben 4 alkalommal, majd évenként 3 alkalommal. A
gyogyszer ara az elsé évben 750 000 US$, majd a kévetkezd
években 375 000 US$. Zolgensma érték alapl arképzése a
kdvetkez6 meggondolasokon nyugszik Novartis kézlése
alapjan:

+ Az ar legyen 50%-kal az ultra-ritka betegségek koltség-
hatas kuszobértéke alatt. 250 000 US$ per QALY
(Quality-Adjusted Life-Year)

+ Az ar legyen 50%-kal az ultra-ritka gyermekgyogyaszati
betegségek 10 éves kezelési koltségének ara alatt. (4.4
millié-5,7 milli6 US$)

+ Az ar legyen 50%-kal az SMA Spinrazaval térténé 10
éves kezelés koltsége alatt, mely 4,1 millié6 US$-t tesz ki.

A fenti elképzelések alapjan az arat 2,12 millié US$-ban
allapitottak meg, melyet 5 év alatt, részletekben kell befizetni.
A kOzzétett ar alapjan szamitott értékek nagysagrendileg
kézel esnek az Egyesiilt Allamokban gyakran idézett arva
gyogyszer koltség-hatas kiiszéb értékhez, mely 100-150 000
US$/QALY [18-20].

A Zolgensma arképzésének elvei feltehetéen jelent6s
hatassal lesznek tovabbi génterapias készitmények ara-
nak megallapitasara. Az elmult hetekben fogadtak be az
Egyesiilt Allamokban Zynteglo-t (Lentiglobin) a thalassemia
génterapias kezelésére, melynek ara hasonl6é nagysagrend-
ben van, 1 800 000 US$. Ebben az esetben azonban a teljes
terapias koltségbe még be kell szamitani a csontvel6 dssej-
tek izolalasat, az ex-vivo gén bevitel laboratériumi kéltségeit,
melyhez jelent6s szamu multidisciplinaris-multiprofessziona-
lis munkacsoportot kell fenntartani; végezetil a beteg csont-
veld sejtek elpusztitasat célzé klinikai el6kezelés, illetve a
modositott Ossejtek repopulacioja alatt szikséges tamogat6
betegellatas arat. Osszességében tehat egyes gén terapiak
jelentds tovabbi laboratériumi és klinikai kéltségeket emész-
tenek fel. A Zynteglo aranak tikrében az onkologiai betegek
immun-kezelését célz6 Kymriah, illetve Yeskarta CAR-T sejt
terapia 400 000-500 000 US$ kozétti arai szinte alacsonynak
tinnek, noha a génterapias moédszer elvileg hasonl6 jellegi
[12-14].
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gaban logikus, jol érzékelteti a génterapias készitményekre
vonatkoz6 altalanos gondolatmenetet. A gyarté cégek uttéré
kutatasi, fejlesztési és gyartasi kiadasai az Gj tipusu, komplex
génterapias gyogyszerek esetében igen nagyok, hiszen sza-
mos eddig ismeretlen problémat kell megoldani. A ritkan el6-
fordul6 betegségek esetén az eladhatd gyogyszermennyiség
alacsony marad. A génterapia esetében tovabbi gondot jelent
a cégek szamara, hogy jelenleg a betegek egyszeri kezelé-
sével szamolnak, feltételezve, hogy a bevitt gén egy életen
keresztll biztositja a terapias hatast. Ma még azonban
korantsem biztos, hogy az egyszeri kezelés képes-e életen
at tartd eredményt szolgéltatni [4, 7, 17]. Ezért e szempont
beépitése az arképzési stratégiaba etikailag eleve megkeér-
déjelezhetd. Noha a jelenleg alkalmazott kezelések bizonyi-
tottan hatasosak, a klinikai eredmények korantsem jelentik a
betegek teljes gyogyulasat, inkabb pontosan mérhetd funk-
ciondlis és életmindség javulast eredményeznek. Ezek ter-
mészetesen az érintetteknek nagyon sokat jelentenek, a tar-
sadalom szamara azonban a hosszabban tulélé betegek
okan tovabbi jelentés egészséglgyi kiadasokat okoznak [4,
7, 8, 9,10,11,16]. Az elmondott meggondolasok késztetik a
cégeket arra, hogy az arva gyogyszerek, kulénésképen a
génterapias készitmények arat nagysagrendileg a széles kor-
ben alkalmazott gydgyszerek feletti prémium arként allapit-
sak meg. A magas arak tarsadalmi elfogadhato6sagat céloz-
zak a részletfizetési lehetdségek, tovabba a vart hatas elma-
radasa esetén az ar kifizetésének elengedése.

Az arva gyogyszerek rendkivil magas ara azonban sza-
mos tarsadalmi és etikai problémat vet fel. A gyogyszerek
kifejlesztésének tudoméanyos hatterét az esetek jelentds
hanyadaban a tarsadalom altal fenntartott akadémiai kutato-
csoportok tarjak fel, az ipari fejlesztés ezekhez kapcsolodik.
Az arva gyogyszerek fejlesztését tamogatja a hatésagok altal
nyujtott ingyenes tanacsadas, a gyogyszerengedélyezéssel
kapcsolatos kiadasok jelentds csokkentése/elhagyasa, vala-
mint jelentds idejl piaci exkluzivitas biztositasa. Ezenkivil a
ritka betegségek esetében mar kisszamu beteg meggy6z6
kezelési eredménye alapjan az arva gyogyszerek forgalom-
bahozatali engedélyt kapnak [4, 5, 6]. E rendelkezések célja
a fejlesztési koltségek csdkkentésével az az arva gyodgysze-
rek aranak csokkentése. A cégek célja azonban nemcsak a
kifejlesztésre forditott 6sszeg visszanyerése, hanem az arva
gyogyszerek kiemelten magas araval a nagyforgalmu,
olcsobb gyogyszerekhez hasonld bevétel és profit biztosi-
tasa.

A jelenlegi koérilmények kézott az arva gyogyszerek fej-
lesztése az ipar szamara kelléképpen nyereségesnek tlinik.
Erre mutat, hogy a fejlesztés alatt allé gyogyszerek egyre
jelentésebb hanyadat az arva gyégyszerek, ezen belil a gén-
terapiak teszik ki [21]. A molekuléaris diagnosztikai eljarasok
szamos kis betegcsoport azonositasahoz vezettek, melyek
jelentésen felduzzasztjék a ritka betegségek csoportjat. Az
arva gyogyszerek fejlesztésével kapcsolatos tarsadalmi
tamogatéas eddig alkalmazott elvei, a fejlesztési kdltségeket
jelentésen meghalad6 arképzés mellett elvesztik gyakorlati
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és etikai értelmiiket egyarant [22]. Ugy t(inik, hogy a helyzet
megérett egy alaposabb valtoztatasra, a jelenlegi rendszer
Ujragondolasara. Fontos volna a jelentds tarsadalmi rafordi-
tassal 6sszhangban allé alacsonyabb, a fejlesztési kdltsége-
ket csak korlatozott mértékben meghaladé arva gyogyszer
arakhoz vezetd koncepciot kidolgozni, mely kielégitené az
ipar és a tarsadalom érdekeit egyarant. Ujra meg kellene
hatarozni azon betegségek korét, melyekhez a gyogyszerfej-
lesztés tarsadalmi tamogatésa szikséges. A jelenlegi rend-
szer fennmaradasa esetén a ritka betegségek kezelése tar-
sadalmi szinten a j6vében megoldhatatlannéa fog valni, mert
az Osszességlkben jelentds szamu ritka korban szenvedd
beteg el fogja szivni a tébbi beteg elél az egészségugy ren-
delkezésre all6 forrasok nagy részét. Ellentétes egészség-
Ugyi politikai dontés viszont csdkkentené a ritka betegségben
szenvedb6k szamara a kezelésikh6z szlikséges gydgysze-
rekhez val6 hozzajutast. Tehat barmelyik megoldas kedve-
z6tlen a tarsadalom szamara.

MULTIDISZCIPLINARIS ES MULTIPROFESSZIONALIS
GYOGYSZERKUTATO ES BETEGELLATO
MUNKACSOPORTOKKAL KAPCSOLATOS

ETIKAI KERDESEK

A fejlett terapias készitmények kérdéskoérének komplexi-
tasa szikségessé teszi, hogy a fejlesztés folyaman, de sok
esetben a készitmény bonyolult terapias alkalmazasa soran
is kildnb6z6 szakorvosok, illetve nem-orvos diplomas szak-
erték bevonasaval klinikai munkacsoportokat szervezzenek
a sokrétl feladat ellatasara. Az ex vivo génbevitelen alapulo
eljarasok esetén a végso terapias készitmény a transzdukalt
izolalt sejtkészitmény. A szervezetbe t6rténd visszajuttatas
el6étt gyakran a sejteket in vitro tovabb kell tenyészteni a tera-
piahoz szlikséges, nagyszamu gént hordozé sejttémeg eléré-
séhez. llyen tipust munkacsoportokban biolbgusokat, immu-
nolégusokat, génterapias szakembereket, esetleg egyéb
szakértéket kell foglalkoztatni a beteg kezelését ellaté klini-
kus mellett. E komplex munkacsoportokban ma mar nem
elfogadhat6 az eljaras teljes szakmai és etikai felel6sségét a
kezel6orvosra bizni. Korabban a klinikai vizsgalatokat a
kezelborvos egyedll, vagy kizarélag orvosokbol allé6 multi-
diszciplinaris csoportok végezték, ezért redlis volt kizarolag
az orvosok etikai felelésségével foglalkozni. E szemléletet
tkr6zi még ma is a Helsinki Nyilatkozat, mely szerint a kuta-
tasi alanyok védelméért a felel6sséget mindig az orvos vagy
mas egészségligyi szakember koételes viselni, tovabba a
betegeken és egészséges Onkénteseken végzett kutatasok-
hoz mindig szikséges hozzaérté és megfeleléen képzett
orvos vagy mas egészségugyi szakember felligyelete [23].

Az IFAPP (International Federation of Pharmaceutical
Physicians and Pharmaceutical Medicine) etikai munkacso-
portja részletesen foglalkozott ezzel a kérdéssel [24, 25].
Véleményuk szerint a komplex szervezési klinikai gyégy-
szerfejlesztési munkacsoportokban dolgozé valamennyi
szakembernek k6zdsen kell a vizsgalat gyakorlati feleléssége
mellett az etikai felelésséget is viselnie, mivel egyedil a mun-

XVIIl. EVFOLYAM 7. SZAM 2019. SZEPTEMBER 53



GYOGYSZERESZET

kacsoport egyetlen tagja sem képes a bonyolult beavatkoza-
sok tudomanyos hatterét és etikai vonatkozasait teljes mély-
séglkben attekinteni. Természetesen a kdzos felelésség elfo-
gadasa mellett a vizsgalt személy biztonsaganak felligyelete,
a vizsgalt személy veszélyeztetettsége esetén a vizsgalat fel-
flggesztése a munkacsoportban tevékenykedd kezel6orvos
egyedili etikai feleléssége marad. A nem-orvosi diplomaval
rendelkez6é munkatarsaknak is szamos sajatos etikai felelGs-
sége van a vizsgalat soran, példaul a beteg szamara gén-
transzdukalt sejtek létrehozasa az elfogadott Good Manu-
facturing Practice eljaras szerint, vagy a vizsgalatok lefolyta-
tasahoz szlkséges specialis biomarkerek mérése a Good
Clinical Laboratory Practice elveinek betartasaval.

A komplex munkacsoportok valamennyi szakemberét
képezni kell a human klinikai vizsgalatok modszertani és eti-
kai kérdéseinek elsajatitasara. A felkészités eredményeként
abbdl kell kiindulni, hogy a human vizsgalatok etikai szabalyai
valamennyi tagra érvényesek. A felmerulé problémak elsé-
sorban abbdl adédnak, hogy az eltér6 szakmaju tagoknak
kilénb6z6 etikai prioritasai lehetnek az eltéré helyzetekben,
ezeért eltéréen sulyozzak a felmerulé etikai problémakat.
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