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ABSTRACT

Precision medicine represents a healthcare approach that utilizes patients’ molecu-
lar data - including genomic, transcriptomic, proteomic, and metabolomic information
- alongside phenotypic and health data to enable targeted screening, diagnostics, and
treatment options based on the most accurate data available, thereby improving the
effectiveness of healthcare systems. Supporting precision medicine is in the interest of
states for various reasons, as it can provide numerous social and economic benefits. This
study aims to present the legal framework within which the EMA’s mechanisms related
to precision medicine operate, focusing exclusively on legally relevant documents issued
by EU institutions and guidelines and recommendations developed under the aegis of the
EMA.
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I. BEVEZETES

A precizids medicina egy olyan egészségiigyi megkozelités, amely
a betegek molekularis - példaul genomikai, transzkriptomikai, pro-
teomikai, metabolomikai, stb. - adatait, fenotipusos informaciéit és
egészségiigyi adatait hasznalja fel, hogy a lehetd legpontosabb adatok
és informaciok alapjan célzott sziirési, diagnosztikai és kezelési lehe-
téségeket tegyen lehet6vé, javitva ezaltal az egészségligyi rendszerek
eredményességét.lll Megjegyzendd, hogy a szakirodalomban kordbban
nem kiilonilt el a ,,személyre szabott” és a,,precizi6és” orvoslas fogalma,
mara ugyanakkor a tudomanyos k6zosség inkabb a preciziés medicina

[1] Nogel, 2022.
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kifejezés hasznalatat tamogatja.””! A terminoldgiai valtas oka az, hogy a teljesen
személyre szabott medicina elérhetdsége inkabb egy tavoli ideal, semmint realis
valdsag. Az egyén genetikai, bioldgiai és kornyezeti tényezo6inek atfogd megér-
tése és az arra alapitott egészségligyi szolgaltatas nyujtasa rendkiviil 6sszetett
feladat, amely szamos akadalyba titkozik a jelenlegi orvosi gyakorlatban. A tudo-
manyos korlatokon tilmenden a személyre szabott orvoslasnak jelentds gazda-
sagi és tarsadalmi akadalyai is vannak. Ezzel szemben a preciziés medicina nem
egyénekre, hanem a hasonlé genomikai, molekularis és klinikai jellemzdkkel
rendelkezd csoportokra 6sszpontosit, ezzel egy megvaldsithatobb és klinikailag
alkalmazhaté alternativat nyujtva. Ez azt jelenti, hogy a betegségek diagnézisa
és kezelése soran a betegek olyan alcsoportokra vannak osztva, akiknek hasonld
genetikai mutacioi, biomarkerei vagy mas specifikus jellemz&ik vannak, ame-
lyek meghatarozzak, hogyan reagalnak egy adott kezelésre.Bl-

Az allamoknak tobb szempontbdl is érdekiikben all a preciziés medicina ta-
mogatasa, mivel az szamos tarsadalmi és gazdasagi el6nyt biztosithat. Ezt felis-
merve az elmult években OECD tobb allama, példaul Izland, Esztorszég, Kanada,
az Egyesiilt Kiralysag és az Egyesiilt Allamok kimagasléan nagy pénzosszegeket
fektetett a preciziés medicina fejlesztésébe.! A legtobb adllamban ugyanakkor -
koztiik Magyarorszagon is — a preciziés medicina f6ként csak egy-egy tertileten,
kiilonosen példaul az onkoldgia teriiletén nyer maganak teret, de 6sszességében
a genetikai, proteomikai, epigenetikai, farmakogenomikai stb. (amelyeket 6ssze-
foglalé néven gyakorta ,,-omikai” vizsgalatokként emlegetnek) hozzaférhetdsé-
ge korlatozott, és regionalisan nagy eltéréseket mutat.[® [71- ]

Ha eltavolodunk a tagallami szintt6l, megallapithat6, hogy Eurépaban az Eu-
ropai Bizottsag kulcsszerepet jatszik a precizids orvoslas fejlesztésében és meg-
valo6sitasdban.[! Az Eurdpai Bizottsdg 2010-ben kezdett célzott eréfeszitéseket a
preciziés medicina teriiletén, kutatasi projekteket timogatva, amelyek a beteg-
ségek alapvetd megértésétdl a biomarker-validacion, 4j diagnosztikai mdodsze-
reken és innovativ terapidkon at a betegstratifikacié alkalmazasaig terjednek az
egészségiigyben. Eddig tobb mint 3 milliard eurot fektettek be ezen a teriileten
az EU altal, kiegészitve a nemzeti szinti kormanyzati befektetésekkel. A rend-
szeres palyazati felhivasok mellett a hosszt tavu stratégiak és a koz-magan vagy
koz-koz szervezeti strukturak fejlesztésére dsszpontositanak, mint példaul az
ERA PerMed, az Innovativ Egészségiigyi Kezdeményezés, az International Con-
sortium for Personalised Medicine (ICPerMed) és a jovébeni European Partner-

[2] Magyar Tudomanyos Akadémia, Orvosi Tudomanyok Osztalya, 22. 8.
[3] Brooksetal, 2016.

[4] Kohler, 2023.

[5] OECD, 2017.

[6] Sipka, 2016.

[7] Dobietal, 2022.

[8] Molnar M. - S4gi - Molnar M. J., 2023.

[9] Nimmesgern - Benediktsson - Norstedt, 2017.
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ship for Personalised Medicine (EP PerMed), amely varhatdan a preciziés medi-
cina tovabbi fejlédésének f6 mozgatérugdja lesz. Ezenkiviil az Eurdpai Bizottsag
fontos jogszabalyi hozzajarulasokat nyujtott a preciziés medicina fejlesztésének
tamogatasahoz, példaul az Eurdpai Egészségligyi Adattér (EHDS), a klinikai
vizsgalatok szabalyozasa, az altalanos adatvédelmi rendelet (GDPR), az egész-
ségligyi technolégiaértékelési (HTA) rendelet, valamint az in vitro diagnosztikai
orvostechnikai eszk6z6k rendelete (IVDR) révén.t”

Kiilon kiemelést érdemel az Eurdpai Gyogyszeriigynokség (European Me-
dicines Agency, a tovabbiakban: EMA), amely kulcsszerepet jatszik a precizids
medicina fejlesztésében azaltal, hogy szabalyozza az innovativ gyogyszerek és
diagnosztikai eszkozok piacra jutasat, valamint biztositja azok biztonsagat és
hatékonysagat. Az EMA kozponti engedélyezési eljarasai, valamint 6sszehangolt
értékelési eljarasai biztositjak a precizids diagnosztikai eszkozok és gyogysze-
rek elterjedését.

Jelen tanulmany célja annak a jogi keretrendszernek a bemutatasa, amely-
ben az EMA preciziés medicinaval 6sszefiiggd mechanizmusai miikédnek. A
cikk kizaroélag az Eurépai Unid (a tovabbiakban: EU) intézményei altal kiadott
jogi relevanciaval biré dokumentumaira, valamint az EMA égisze alatt sziiletett
iranymutatasaira és ajanlasaira fokuszal.

II. APREC{ZIOS MEDICINA FOGALMANAK MEGJELENESE A EU JOGANYAGABAN

A ,preciziés medicina” kifejezést jogi dokumentumban az EU az Eurdpai Unid
Tanacsa altal kiadott 2015/C 421/03 kovetkeztetései hasznalta el6szor.' Ez a
dokumentum a preciziés medicinat egy olyan orvosi modellként hatarozza meg,
amely az egyének fenotipusainak és genotipusainak jellemzését hasznalja - pél-
daul molekularis profilalkotas, orvosi képalkotas és életmodbeli adatok alapjan
-, hogy a megfelel6 terapias stratégiat a megfeleld idében biztositsa a paciens
szamara. Ez a jogi elismerés alapot teremtett a precizios orvoslas EU-s egész-
ségligyi rendszerekbe torténd bevezetését tamogatoé politikak kidolgozasahoz.
A precizids orvoslast olyan orvosi modellként definialtak, amely az egyének
fenotipusainak és genotipusainak jellemzését alkalmazza (példaul molekularis
profilalkotas, orvosi képalkotas, életmddbeli adatok) a megfeleld terapias stra-
tégia személyre szabdsara, annak meghatarozasara, hogy az egyén hajlamos-e
bizonyos betegségekre, illetve célzott és id6ben torténd megel6z6 intézkedések
biztositasara. A meghatarozast harom teriileten érvényesiilé szabalyozas alap-
jan rogzitették:['? (i) in vitro diagnosztikai orvostechnikai eszk6zokre vonat-

[10] Stenzinger etal., 2023.

[11] A Tandacs 2015/C 421/03 koévetkeztetései a betegek szamara elérhetd, személyre szabott orvos-
lasrol (2015.12.17.).
[12] Becciaetal, 2022.
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koz6 szabalyozas;™ (ii) a személyes adatok feldolgozéisa és szabad dramlaséa-
ra vonatkoz6 jogi szabalyozas;™*¥ valamint (iii) a human felhasznalasra szant
gyogyszerek Kklinikai vizsgalataira vonatkozé joganyag.['>! [61 171 A definici6
megjelenésének idépontjara tekintettel a precizids medicina szempontjabol re-
levans jogi dokumentumokat kiilén mutatom be, csoportositva azokat 2015-ig,
majd 2016-t6l napjainkig.

III. A PRECI{ZIOS MEDICINARA VONATKOZO JOGANYAG 2015-IG

Az 1998/79/EK iranyelv az in vitro diagnosztikai (IVD) orvostechnikai esz-
kozokre vonatkozé szabalyozas.'®! Mivel ezek az eszk6zok biztositjdk azokat a
diagnosztikai adatokat, példaul a biomarker elemzéseket, amelyek lehet6vé te-
szik az egyének fenotipusainak és genotipusainak azonositasat, az iranyelv hoz-
zajarult az eszkdzok biztonsagos és hatékony alkalmazasahoz, biztositva, hogy
az IVD eszko6zok megfeleljenek a minGségi kovetelményeknek, és igy megbizhaté
alapot nyujtsanak a precizios diagnosztikai és terapias dontésekhez.

Az ,arva gyogyszerek”, azaz a ritka betegségek*! kezelését célz6 gyogysze-
rek kifejlesztését és forgalmazasat az EU-ban az 141/2000/EK rendelet szaba-
lyozza.?l Ezek a gy6gyszerek olyan, ritka betegségek kezelésére szolgilnak,
amelyekre a hagyomanyos piac nem kinal megfelel6 terapias megoldast. A ren-
delet 6sztonzdket nyljt a gydgyszergyartok szamara, példaul piaci kizarélagos-
sagot és kiilonleges timogatasokat, amelyek megkonnyitik a ritka genetikai be-
tegségek célzott, személyre szabott kezeléseinek fejlesztését. Ezaltal a rendelet
fontos alapot teremtett a precizios orvoslas szamara, hogy a kis betegpopulaci-

[13] Az Eurépai Parlament és a Tanacs 98/79/EK iranyelve az in vitro diagnosztikai orvostechnikai
eszkozokrol (1998. oktéber 27.).

[14] Az Eurdpai Parlament és a Tanacs 95/46/EK iranyelve.) a személyes adatok feldolgozasa vonat-
kozasaban az egyének védelmérdl és az ilyen adatok szabad aramlasardl (1995. oktéber 24.).

[15] Az Eurépai Unidroél sz6lé szerzédés és az Eurépai Unié miikodésérd szold szerz6dés egységes
szerkezetbe foglalt valtozata 2008/C 115/01 (2008.05.09.).

[16] A Bizottsag ajanlasa az elektronikus egészségligyi nyilvantarté rendszerek hatdrokon atnyuld
atjarhatésagarol (2009.07.02.).

[17] AzEurdpai Unié Tanacsanak 2009/C 151/02 ajanlasa a ritka betegségek tertiletén megvaldsitan-
do fellépésrdl (2009.16.08.).

[18] Az Eurépai Parlament és a Tanacs 98/79/EK irdnyelve az in vitro diagnosztikai orvostechnikai
eszkozokrdl (1998. oktéber 27.).

[19] A ritka betegség olyan egészségiigyi allapot, amely a lakossag kis részét érinti. Az Eurépai Uni-
6ban egy betegséget akkor tekintenek ritkanak, ha kevesebb mint 1 embert érint 2000-b6l. Ezek a
betegségek gyakran krénikusak, stlyosak, és a genetikai eredetii betegségek kozé tartoznak. A ritka
betegségek tobb mint 80%-a genetikai eredetti, és altaldban korai életkorban jelentkeznek, komoly
hatdssal a betegek életmin&ségére.

[20] Az Eurépai Parlament és a Tanacs 141/2000/EK rendelete a ritka betegségek gyogyszereir6l
(1999. december 16.).
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6kban is hozzaférhet6vé valjanak az egyénre szabott terapiak.

A 2001/20/EK irdnyelv?! meghatarozza a klinikai vizsgalatok egységesité-
sére vonatkoz6 szabalyokat az EU-ban, biztositva a helyes klinikai gyakorlat el-
veinek betartasat. Ez az irdnyelv garantalja, hogy a gy6gyszerekkel kapcsola-
tos klinikai vizsgalatok biztonsagosak, etikailag megfelel6ek és tudomanyosan
megalapozottak legyenek. A precizids orvoslas szamara kiemelkedden fontos,
mivel a célzott terapiak fejlesztéséhez és validalasahoz jol megtervezett és meg-
felel6en végrehajtott klinikai vizsgalatok sziikségesek, amelyek az iranyelvnek
megfelelden valdsulnak meg.

A 2001/83/EK iranyelvi®! az emberi felhasznalasra szant gy6gyszerek forga-
lomba hozatalanak és engedélyezésének szabalyozasara vonatkozik. Az irany-
elv biztositja, hogy a gyogyszerek megfeleljenek a szigoru biztonsagi, mindségi
és hatékonysagi el6irasoknak. Ez kiemelt relevanciaval bir a precizids orvoslas
szamara, mivel a célzott terapiak, amelyek egyének genetikai és fenotipusos jel-
lemzd6ihez igazodnak, csak akkor lehetnek sikeresek, ha megfelelnek a szigoru
uniods szabalyozasi el6irasoknak, biztositva a betegek biztonsagat és a terapiak
hatékonysagat.

Az EMA-ta 726/2004/EK rendelet? hozta létre. Az ligynokség kozponti sze-
repet jatszik az Gj gyogyszerek, koztiik a precizids terapiak értékelésében és en-
gedélyezésében. A rendelet biztositja a kozpontositott eljarast, amely lehet6vé
teszi, hogy a gyogyszerek gyorsan és hatékonyan kapjanak piaci engedélyt az
EU-ban, kiilonos figyelmet forditva az innovativ és célzott kezelésekre. Ez alap-
vetOen eldsegiti a precizids gydgyszerekhez vald hozzaférést, biztositva, hogy
ezek a terapiak atfogdé tudomanyos értékelésen és engedélyezési folyamaton
menjenek keresztiil, ami garantalja a hatékonysagukat és biztonsagukat.

A 2006/C 146/01 tanacsi kovetkeztetések?® rogzitik az EU egészségligyi
rendszereinek kozos értékeit és alapelveit, mint a méltanyossag, a mindség, a
betegkozpontisag és az egyetemes hozzaférés. A precizids orvoslas alapelve,
hogy minden paciens szamara a lehet6 legcélzottabb kezelést biztositsa, ami
osszhangban all ezekkel az értékekkel. A tanacsi kovetkeztetések tamogatjak
a precizios orvoslas integracidjat az egészségiigyi rendszerekbe azaltal, hogy

[21] Az Eurépai Parlament és a Tanacs 2001/20/EK iranyelve az emberi felhasznalasra szant gyogy-
szerekkel végzett klinikai vizsgalatok soran alkalmazandd helyes klinikai gyakorlat bevezetésére vo-
natkozo tagallami torvényi, rendeleti és kozigazgatasi rendelkezések kozelitésérdl (2001. aprilis 4.).
[22] A helyes klinikai gyakorlat (Good Clinical Practice, GCP) elvei a klinikai vizsgéalatok soran ko-
vetendd nemzetkozi etikai és tudomanyos el6irasokat foglaljak dssze, amelyek célja a vizsgalatokban
részt vevd alanyok jogainak, biztonsaganak és jolétének biztositasa, valamint a vizsgalati adatok pon-
tossaganak és hitelességének garantalasa.

[23] Az Eurépai Parlament és a Tanacs 2001/83/EK irdanyelve az emberi felhasznalasra szant gyogy-
szerek k6zosségi kédexérdl (2001. november 6.)

[24] Az Eurépai Parlament és a Tanacs 726/2004 /EK rendelete az emberi, illetve allatgy6gyaszati fel-
haszndlasra szant gyogyszerek engedélyezésére és feliigyeletére vonatkozo6 kozosségi eljarasok meg-
hatdrozasarol és az Eurépai Gyogyszeriigynokség létrehozasarél (2004. marcius 31.).

[25] Az Eurdpai Uni6 Tandcsanak 2006/C 146/01kovetkeztetései a kozos értékekrdl és elvekrol az
eurdpai uniés egészségligyi rendszerekben (2006.06.22.).
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hangsulyozzak a magas szinvonald, egyénre szabott egészségiigyi ellatas fon-
tossagat, amely minden beteg szamara elérhetd, hozzajarulva ezzel a precizios
terapiak egyenl6 hozzaférhet6ségéhez és alkalmazasahoz az EU-ban.

A 1394/2007/EK rendelet?? szabalyozza a fejlett terapias gyogyszerkészit-
ményeket (advanced therapy medicinal product, ATMP), beleértve a génterapias,
sejtterapias és szovetmérnoki készitményeket. Ezek a terapiak kulcsszerepet
jatszanak a precizids orvoslasban, mivel lehet6vé teszik a betegségek genetikai
és egyéni szinten torténd kezelését. A rendelet biztositja, hogy ezek a fejlett tera-
piak szigoru biztonsagi, mindségi és hatékonysagi kovetelmények alapjan keriil-
jenek engedélyezésre és feliigyeletre, el6segitve a betegbiztonsagot és a magas
szinvonaly, célzott kezelések elérhet6ségét az EU-ban. Ez hozzajarul a precizids
orvoslas innovativ terapiainak fejlesztéséhez és elterjedéséhez.

Az elektronikus egészségligyi nyilvantartasi rendszerek hatarokon atnyu-
16 interoperabilitasarol szolé 2008. jilius 2-i bizottsdgi ajanlas?” elGsegiti az
egészségligyi adatok megosztasat és hozzaférhet6ségét az EU-n beliil. Az ajan-
las célja, hogy az elektronikus egészségligyi nyilvantartasok (EHR) egységes
formaban elérheték legyenek az unios tagallamok kozott, lehet6vé téve a bete-
gek adataihoz valé biztonsagos és hatékony hozzaférést. Ez a precizids orvoslas
szamara azért fontos, mert a személyre szabott kezelésekhez gyakran sziikség
van pontos és atfogd betegadatokra, beleértve a genetikai, fenotipusos és egész-
ségiigyi el6zményeket, melyek gyors hozzaférhetfsége elengedhetetlen a célzott
terapiak alkalmazasahoz.

A 2009. junius 8-i tanacsi ajanlas?! a ritka betegségek teriiletén végrehaj-
tandd intézkedésekrdl kiemeli a ritka betegségek kezelésének fontossagat, és
elGsegiti a kutatas, a diagnoézis és a kezelés koordinaciéjat az EU-ban. Az ajanlas
célja, hogy elémozditsa a ritka betegségek teriiletén torténd egyiittmiikodést,
0sztonozze a tagallamok kozotti adatmegosztast, és tamogassa a megfeleld di-
agnosztikai modszerek fejlesztését. A precizids orvoslas alapvetd célja az egyéni
genetikai és biologiai jellemzdék alapjan torténd személyre szabott kezelés, amely
kiilonosen fontos a ritka betegségek esetében, hiszen ezen betegségek gyakran
genetikai eredetiiek és egyedi terapias megkozelitést igényelnek.

A betegek hatarokon atnyuld egészségiigyi ellatashoz valé jogainak alkal-
mazasaroél sz616 2011/24/EU iranyelv? biztositja, hogy az uniés polgarok sza-
badon hozzaférhessenek a sziikséges egészségiigyi szolgaltatisokhoz barmely
tagallamban, beleértve a precizios orvoslas altal kinalt specialis, célzott kezelé-

[26] Az Eurdpai Parlament és a Tanacs 1394/2007 /EK rendelete fejlett terapias gydgyszerkészitmé-
nyekrdl, valaminta 2001/83/EK irdnyelv és a 726/2004 /EK rendelet mddositasarél (2007. november
13.).

[27] A Bizottsag C(2008) 3282. ajanlasa az elektronikus egészségiigyi nyilvantartd rendszerek hata-
rokon atnyulé atjarhat6sagarol (2008. julius 2.).

[28] Az Eurdpai Uni6é Tanacsanak (2009/C 151/02) ajanlasa a ritka betegségek teriiletén megvaldsi-
tando fellépésrdl (20009. junius 8.).

[29] AzEuropai Parlament és a Tanacs 2011/24/EU irdnyelve a hatdron atnyul6 egészségiigyi ellatas-
ra vonatkozé betegjogok érvényesitésérdl (2011. marcius 9.).
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seket is. Az iranyelv elGsegiti az orvosi szakértelem és a legtjabb technolégiak,
példaul az innovativ diagnosztikai és terapias megoldasok elérését, kiilonosen
akkor, ha az adott kezelést a beteg sajat orszagaban nem biztositjak. Ez noveli a
precizios kezelésekhez vald hozzaférést és biztositja, hogy a betegek a legmeg-
felel6bb, egyénre szabott ellatast kapjak, fliggetleniil a lakdhelytiik szerinti tag-
allamtol.

Az orvostechnikai eszkdzok innovaciéjarol sz6l6 2011/C 202/03 tanacsi ko-
vetkeztetésekB% tdmogatjak az 1j, fejlett technolégiak fejlesztését és alkalma-
zasat az egészségiigyi szektorban. A dokumentum hangstlyozza az innovacid
szlikségességét, hogy az orvostechnikai eszkdzok megfeleljenek a modern or-
voslas kovetelményeinek. Az innovativ orvostechnikai eszkdzok, mint példaul
a molekularis diagnosztikai rendszerek, kulcsszerepet jatszanak a precizios or-
voslasban, mivel lehet6vé teszik az egyének genetikai és fenotipusos tulajdon-
sagainak pontos felmérését, ezzel biztositva a személyre szabott kezelési stra-
tégiak alkalmazasat. A kovetkeztetések timogatjak a kutatast és a fejlesztést az
orvostechnikai szektorban, amely elGsegiti a precizids orvoslas elterjedését és
hatékony alkalmazasat az egészségligyi rendszerekben.

A 2011/C 202/04 tanacsi kovetkeztetések®! a modern, rugalmas és fenntart-
hat6 egészségligyi rendszerek kialakitasat tiizik ki célul, kiemelik az egészség-
ligyi rendszerek fejlesztésének sziikségességét a hatékony és egyénre szabott
ellatas érdekében. A dokumentum hangsilyozza az innovativ kezelések integ-
ralasanak fontossagat, valamint az egészségiigyi rendszerek rugalmassaganak
novelését, hogy azok alkalmazkodni tudjanak a gyorsan fejl6dé orvosi techno-
l6giakhoz, mint amilyen a preciziés orvoslas is. A kovetkeztetések tamogatjak
az egyénre szabott, célzott kezelési megkozelitések bevezetését, valamint az
egészségligyi rendszerek atalakitasat, hogy fenntarthaté médon biztositsak az
innovativ terapidkhoz val6 hozzaférést, ezaltal javitva a betegek egészségiigyi
ellatasat és a kezelések hatékonysagat.

A 2013. december 10-i tanacsi kovetkeztetések® hangsilyozzak a rugalmas-
sag és az innovacié fontossagat az egészségligyi rendszerek atalakitasaban. A
dokumentum célja, hogy az egészségiigyi rendszerek képesek legyenek alkal-
mazkodni a technolégiai fejlédéshez, tovabba kiemeli az egészségiigyi szolgalta-
tasok hatékonysaganak és hozzaférhetGségének novelését, amelyek alapvetdek
ahhoz, hogy a precizids orvoslasban rejlé potencial teljes mértékben kihasznal-
hato legyen, kiilondsen a célzott, egyénre szabott kezelések biztositasaban és a
betegségmegel6zés terén.

A human gydgyaszati termékek klinikai vizsgalatairél szo6l6 536/2014/EU

[30] Az Eurépai Uni6 Tanacsanak (2011/C 202/03) kovetkeztetése az orvostechnikai eszkézok aga-
zataban megval6suld innovaciérdl (2011.07.08.).

[31] AzEurdpai Unié Tandcsanak 2011/C 202/04) kovetkeztetései a modern, rugalmas és fenntartha-
t6 egészségiigyi rendszerek felé (2011.07.08.).

[32] Az Eurépai Uni6 Tanacsanak kovetkeztetései a modern, rugalmas és fenntarthaté egészségiigyi
rendszerekrél sz616 reflexids folyamatrol (2013.12.10.).

AZ EUROPAI GYOGYSZERUGYNOKSEG (EMA) PRECIZIOS MEDICINARA... 95



TANULMANYOK

”

rendelet®* harmonizélja és egyszertsiti a klinikai vizsgalatok engedélyezését
és lebonyolitasat az EU-ban. A rendelet bevezeti az EU kozponti portalt és adat-
bazist (Clinical Trials Information System - CTIS), amely atlathatobba és hatéko-
nyabba teszi a klinikai vizsgalatok folyamatat. Ez kiilonosen fontos a precizids
orvoslas szamara, mivel a célzott terapiak gyakran kisebb betegpopulacidkat
céloznak, és specialis vizsgalati protokollokat igényelnek. Az egységes és gyor-
sitott engedélyezési folyamat elGsegiti az innovativ kezelések fejlesztését és el-
érhet6ségét. Megjegyzendd, hogy a rendelet a teljes alkalmazhatésagahoz sziik-
ség van az uni6s kozponti klinikai vizsgalati portal és adatbazis bevezetésére
és miikdodésére, amely 2022. januar 31-én indult el. Az Gj rendelet alkalmazasa
fokozatosan torténik, és a tagallamoknak haroméves atmeneti idészakuk van
a régi rendszerbdl val6 atallasra, igy 2025-t6l lesz kotelez6 minden j klinikai
vizsgalat esetében.

IV. APRECi{ZIOS MEDICINARA VONATKOZO JOGANYAG 2015-TOL

A 2015/C 421/03 tanacsi kovetkeztetések34 részletesen elemzik a személy-
re szabott orvoslas szerepét és jelentGségét az eurdpai egészségiigyi rendsze-
rekben. A dokumentum kiemelt figyelmet fordit a paciensek szamara nyujtott
elényokre. Hangstlyozza, hogy a preciziés orvoslas célja az egyének genetikai,
fenotipusos és kornyezeti jellemzdinek felhasznaldsa annak érdekében, hogy a
megfeleld terapias stratégiat a megfelel6 id6ben, a megfelel6 személy szamara
biztositsak. Ez a megkdzelités lehet6vé teszi a betegségek korai felismerését, a
megel6z6 intézkedések alkalmazasat és a célzott kezelést, amely sokkal hatéko-
nyabb, mint a hagyomanyos, altalanos megkozelitések.

A tanacsi kovetkeztetések egyik {6 célkitlizése, hogy a precizios orvoslas in-
tegralhato legyen az egészségligyi rendszerekbe, mivel ez a megkdzelités jelen-
t6sen hozzajarulhat az ellatas minGségének javitasahoz és a koltséghatékonysag
noveléséhez. A dokumentum hangsilyozza a szabalyozasi kdrnyezet egyszeri-
sitésének és a nemzeti stratégidk kidolgozasanak sziikségességét, hogy a pre-
cizi6s medicina széles korben alkalmazhato legyen, és az j terapias lehet6ségek
minél hamarabb eljussanak a betegekhez.

A dokumentum kiemelt figyelmet fordit a kutatasi és fejlesztési tevékenysé-
gek elémozditasara, kiilondsen a biomarkerek azonositasara és 4j diagnosztikai
maddszerek kifejlesztésére.®! Hangstlyozza a kiilonb6z6 érintett felek, példaul
a kutatasi intézmények, gydgyszeripari szereplok és betegképviseleti szerve-

[33] AzEurdpai Parlament és a Tanacs 536/2014/EU rendelete az emberi felhasznalasra szant gyogy-
szerek klinikai vizsgalatairél és a 2001/20/EK iranyelv hatalyon kiviil helyezésérdl (2014. aprilis 16.).
[34] Az Eurdpai Unié Tanacsanak 2015/C 421/03 kovetkeztetései a betegek szdmara elérhetd, sze-
mélyre szabott orvoslasrol (2015.12.17.).

[35] Bakker etal., 2023.
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zetek kozotti egyiittmiikodés fontossagat annak érdekében, hogy az 0j terapias
megkozelitések hatékonyan beépiilhessenek az ellatasi folyamatokba. A kutatas
tamogatasa azért is fontos, mert lehet6vé teszi a célzott terapiak klinikai vali-
dalasat és széleskori alkalmazasat, ami alapvetd a preciziés orvoslas sikeres
bevezetéséhez.

A tanacsi kovetkeztetések kiilon figyelmet szentelnek annak, hogy az egész-
ségligyi informacios rendszerek kozott interoperabilitas valésuljon meg, hiszen
az egészségiigyi adatok megosztasa és hozzaférhetGsége alapvetd feltétele a
precizios kezelések alkalmazasanak. Az interoperabilis rendszerek segitségével
az orvosok és a kutaték konnyen hozzaférhetnek a sziikséges adatokhoz, ami
elGsegiti a személyre szabott diagnosztikai és kezelési dontéseket, igy novelve a
terapiak hatékonysagat.®!

Végezetiil, a dokumentum célja a preciziés orvoslas szélesebb korti elterjesz-
tése és beépitése az egészségligyi rendszerekbe, hogy a betegek hozzaférhes-
senek a legjabb innovativ terapiakhoz, kiilondsen azokban az esetekben, ahol
a hagyomanyos kezelések nem biztositanak kielégité eredményeket. A tanacs
felismerte, hogy a precizids medicina nemcsak a betegek szamara jelent eldnyt,
hanem hozzijarul az egészségiigyi rendszerek fenntarthatésagahoz és rugal-
massagahoz is, mivel célzott és hatékony beavatkozasokat tesz lehet6vé.

Az EMA preciziés medicindra vonatkozo jogi természetesen része a GDPRE!
is, mivel biztositja a genetikai és egészségligyi adatok feldolgozasanak biztonsa-
gat és szabalyozottsagat, ami alapvetd fontossagu a preciziés orvoslasban.

2016-ban az EU Tanacsa Bizottsag és Gazdasagpolitikai Bizottsag kozos je-
lentést® adott ki EU-ban nyujtott egészségiigyi és hosszi tavi ellatasrol. A do-
kumentum tdmogatja az egészségligyi rendszerek atalakitasat a jobb mindség,
hatékonyabb ellatas érdekében. A kovetkeztetések hangsulyozzak az integralt
ellatasi modellek fejlesztésének fontossagat, amelyek lehet6vé teszik az egyé-
nek atfogobb kezelését és a kiilonbo6zd egészségiigyi szolgaltatok kozotti jobb
egyuttmiikodést. Ez az integracié kiilondsen elényds a preciziés orvoslas sza-
mara, mivel a betegek kiilonb6z6 egészségligyi igényeinek figyelembevétele és a
személyre szabott kezelések koordinalasa csak igy valésulhat meg hatékonyan.
Emellett a jelentés tAmogatja a hosszu tavu ellatas és a kronikus betegségek ke-
zelésének fejlesztését, amely szintén fontos a preciziés medicina szempontjabdl,
mivel a célzott kezelések javitjak a kronikus betegségben szenved6k életmindsé-
gét és hosszu tavu egészségiigyi kimenetelét.

A preciziés medicina szempontjabdl kiemelked? jelentdséggel birt az Euroépai

[36] Prainsack - Kickbusch, 2024.

[37] Atermészetes személyeknek a személyes adatok kezelése tekintetében torténd védelméral, vala-
mint az adatok szabad dramlasardl szdl6 2016/679/EU rendelet.

[38] Eurdpai Bizottsag. (2021). Kozos jelentés az egészségiigyi és hosszu tavi gondozasi rendszerek-
rél és a koltségvetési fenntarthatsagrdl. Gazdasagi és Pénziigyi Féigazgatosag. (Elérhetd: https://eco-
nomy-finance.ec.europa.eu/publications/joint-report-health-care-and-long-term-care-systems-fis-
cal-sustainability_en.).
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Bizottsag azon lépése, hogy létrehozta az ICPerMed-et (International Consortium
for Personalised Medicine), ami egy nemzetko6zi konzorcium, amelynek célja, hogy
elGsegitse a személyre szabott orvoslas fejlesztését és alkalmazasat Eurépaban
ésvilagszerte. Az ICPerMed szilikebb célja a kutatasok és innovaciok tamogatasa,
valamint a legjobb gyakorlatok megosztasa, hogy javuljon a betegek ellatasa és
az egészségligyi rendszerek hatékonysaga. Az egyiittmiikodés kiilonb6z6 orsza-
gok és intézmények kozotti kozos projekteken keresztiil valosul meg.

A 2017/C 440/05 tanacsi kovetkeztetések®? az egészségligy digitalizaci6ja-
rol és az adatvezérelt innovaci6 el6mozditasarol szdélnak, és jelentds szerepet
jatszanak a preciziés orvoslas fejlédésében. A dokumentum hangsulyozza a di-
gitalis technolégiak, a big data és az egészségiigyi adatok elemzésének fontossa-
gat, amelyek alapvetGek a preciziés orvoslas sikeréhez. Az adatvezérelt innova-
ci6 segiti az egyénre szabott kezelések kialakitasat, hiszen a nagymennyiségi
egészségligyi adat elemzésével pontosabb diagnézisok és célzott terapidk fej-
leszthetdk ki. A kovetkeztetések kiemelik az interoperabilitas, az egészségligyi
adatok megosztasa és a digitalis alkalmazasok fejlesztésének sziikségességét,
amely elGsegiti a személyre szabott ellatashoz sziikséges informacidk hatékony
felhasznalasat és a betegek bevonasat az egészségligyi dontésekbe. Ezzel a do-
kumentum tamogatja a precizids orvoslas integracidjat az egészségiigyi rend-
szerekbe, amely hosszl tavon hozzajarul a magasabb szinvonald, személyre sza-
bott ellatashoz és a betegek jobb egészségiigyi kimeneteléhez.

Az eurdpai elektronikus egészségiigyi nyilvantartasok (EHR) adatcseréjé-
nek egységes formatumarol sz616 2019/243/EU bizottsagi ajanlas? elésegiti az
egészségligyi adatok hatékony megosztasat és hozzaférhet6ségét az EU-n belil.
Az egységes adatcsereformatum lehetévé teszi az egészségiligyi informaciok in-
teroperabilitasat a tagallamok kozott, biztositva, hogy a betegek orvosi adatai
konnyen hozzaférhet6k és felhasznalhatdk legyenek kiilonboz6 orszagokban. Ez
kiilonosen fontos a precizids orvoslas szamara, amely nagymértékben fligg az
atfogo és pontos betegadatoktdl. Az adatok hatékony megosztasa segiti a pon-
tosabb diagnézist, a célzott kezelések alkalmazasat, és noveli a hatékonysagot
az egészségiigyi rendszerekben, hozzajarulva a preciziés ellatas mindségének
javitasahoz.

A 2019/881/EU rendelet az Eurépai Unié Kibervédelmi Ugynokségérsl (ENI-
SA) és az informacids és kommunikaciés technolégia (IKT) kiberbiztonsagi ta-
nusitasarol fontos szerepet jatszik a precizidés orvoslas szempontjabol, mivel
biztositja az egészségiigyi adatok védelmét és a digitalis infrastruktiira bizton-
sagat. A precizids orvoslasban nagy mennyiségii érzékeny adatot, koztiik geneti-
kai és egészségiligyi informaciokat kezelnek, amelyek kiberbiztonsagi szempont-
bol kiemelt védelmet igényelnek. A rendelet célja az egészségligyi rendszerek

[39] Az Eurépai Uni6 Tanacsanak 2017/C 440/05. kévetkeztetései az egészségiigyrol a digitalis tar-
sadalomban (2017.12.21.).

[40] A Bizottsag (EU) 2019/243 ajanlasa.) az elektronikus egészségiigyi dokumentacié eurdpai cse-
reformatumardél (2019. februar 6.).
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és digitalis eszkozok kiberbiztonsaganak megerdsitése, hogy a betegek adatai
biztonsagban legyenek, ezzel novelve a betegek bizalmat az j digitalis egész-
ségligyi megoldasok, koztiik a precizids orvoslas alkalmazasa irant. Az ENISA
tamogatja az egységes kiberbiztonsagi szabvanyok kidolgozasat, ami eldsegiti a
biztonsagos adatmegosztast és az e-egészségligyi rendszerek biztonsagos mi-
kddését az EU-ban.

Az Eurdpa digitalis jov6jének alakitasarol szl 2020/C 202 1/01 tanacsi ko-
vetkeztetések tdmogatjak a digitalis technoldgiak fejlesztését és integralasat az
egészségiigyi rendszerekbe. A dokumentum hangsulyozza a digitalis megolda-
sok, példaul a mesterséges intelligencia, az adatvezérelt innovacié és a big data
elemzés szerepét az egészségiigy modernizalasaban. A dokumentum tovabba ki-
emeli az interoperabilitas és az adatok szabad dramlasanak jelent6ségét, amely
lehet6vé teszi a személyre szabott egészségiigyi ellatas széles korti alkalmaza-
sat az EU-ban, novelve a kezelések hatékonysagat és a betegellatas mingségét.

Az Europai Bizottsag és az Eur6pai Gyogyszeriigynokség 2017-ben kiadott,
2020-ban pontositott kozos cselekvési terve a fejlett terapias gyogyszerkészit-
mények szabalyozasi kornyezetének javitisara o6sszpontosit, hogy elGsegitse a
fejlesztésiiket és a betegekhez val6 eljutasukat. A terv célja az adminisztrativ
terhek csokkentése, a szabalyozasi folyamatok harmonizalasa és a kiilonb6z6
érintett felek kozotti egylittm{ikodés erdsitése. Kiilonos figyelmet forditanak a
gyartasi folyamatok specifikus igényeire, az engedélyezési eljarasok egyszert-
sitésére és a fejlett terapiak fejlesztésének tamogatasara, beleértve a precizios
medicina teriiletét is. A fejlett terapiak (mint példaul a génterapiak, sejtterapiak
és szovetmérnoki termékek) célzott szabalyozasa segit a betegek szamara hoz-
zaférhetévé tenni az 1j, innovativ kezeléseket. Az intézkedések kozé tartoznak a
jo gyartasi gyakorlatra vonatkoz6 iranyelvek kidolgozasa, a tagallamok kézotti
informacidcsere elémozditasa, valamint a géntechnolégiai médositasokra vo-
natkozé szabalyozas harmonizalasa. A fejlett terapias gyogyszerkészitmények
fejlesztésében részt vevo kis- és kozépvallalkozasok és tudomanyos intézmények
tamogatasa érdekében kiilon intézkedéseket vezettek be, hogy javitsak a fejlett
terapias gyogyszerkészitményekhez valé hozzaférést és azok piaci bevezetését.
A terv hangsulyozza a digitalis megoldasok, példaul az elektronikus egészség-
ligyi nyilvantartasok és az interoperabilitasi keretrendszerek fejlesztését, ame-
lyek elGsegitik a preciziés medicina alkalmazasat. A végrehajtott intézkedések
célja a betegek kezelési lehet6ségeinek novelése, az innovacio és a versenyképes-
ség 0sztonzése az EU biotechnolégiai szektoraban, valamint a fejlett terapiadkhoz
valo6 hozzaférés biztositasa.

Végezetiil kiemelést érdemel az EMA Szabalyozasi Tudomanyi Stratégia
2025, amely célja az 0j tudomanyos és technolédgiai fejlédések gyogyszer-érté-
kelési folyamatba val6 integralasa, beleértve a precizios medicinat is.*! A stra-
tégia az innovacid elGsegitésére, a betegbevonas novelésére és a valos adatok

[41] European Medicines Agency: Regulatory Science Strategy. (Elérhetd: https://www.ema.europa.
eu/en/about-us/how-we-work/regulatory-science-strategy.).
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felhasznalasara koncentral. Nyilvanos konzultacié soran tobb mint 150 résztve-
v0 véleményét vették figyelembe, és a kovetkezd lépések magukban foglaljak a
stratégia véglegesitését és implementalasat a tagallamok és az Eurdpai Bizott-
sag bevonasaval.

V. OSSZEGZES

Az ,,-omikai” médszerek, biomarkerek, farmakometriai elemzések, gépi tanu-
1as és digitalis viselhet eszkozok integracidja az egészségiigybe jelentds atalakito
potenciallal bir a preciziés medicina és a betegellatas terén. Ezek a médszerek sza-
mos elényt kinalnak, mint példaul a diagnosztikai pontossag javitasa, a személyre
szabott kezelési tervek kidolgozasa, valamint a betegmegfigyelés hatékonysaga-
nak novelése. A preciziés medicina az egészségligyi rendszer atalakitasanak haj-
toerejeként van jelen az EU-ban, amelyet az Eurdpai Bizottsag és az EU Tanacsa
kiilon politikakkal tAimogat. Vitathatatlan, hogy el6bb-utébb a tagallamok szama-
ra is konkrét 1épéseket, nagyobb eréfeszitéseket kell majd tenni ezen a teriileten.
Jelenleg a paciensek szamara a precizidos modszerekhez valé hozzaférést legin-
kabb az EMA kozponti engedélyeztetési eljarasa jelenti, mivel egyetlen eljarassal
biztositja a gyogyszerek és terapiak jovahagyasat az egész EU teriiletén, ami id6t
és er6forrast takarit meg. Ez az egységes szabalyozasi folyamat csokkenti az ad-
minisztrativ terheket, egységesitve a gyogyszerek engedélyezését, és biztositja a
magas mindségi, biztonsagi és hatékonysagi kovetelmények betartasat minden
tagallamban, elGsegitve a betegek gyorsabb hozzaférését az 0j terapiakhoz. An-
nak érdekében, hogy a paciensek ténylegesen hozzaférhessenek a legmodernebb
kezelésekhez, elengedhetetlen a széles korii ,-omikai” vizsgalatok alkalmazasa.
Azonban ahhoz, hogy ezek a vizsgalatok az EU minden paciense szamara elérhet6-
vé valjanak, még hosszu utat kell megtenni.
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