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Przyktady niekomercyjnych badan finansowanych przez Agencje Badan Medycznych

1. Projekt: Childhood ALL w Polsce (CALL-POL): Harmonizacja diagnostyki i leczenia ostrej
biataczki limfoblastycznej u dzieci

Beneficjent: Uniwersytet Medyczny w todzi, badanie o charakterze ogélnopolskim
Gtoéwny Badacz: prof. dr hab. Wojciech Mtynarski
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Dzieki realizacji projektu wszystkie dzieci w Polsce (dotychczas w liczbie 555) z nowo rozpoznang ALL
moga mie¢ dostep do innowacyjnej terapii (nowoczesnymi lekami blinatumobab, bortesomib,
ruksolitinib) oraz zaawansowanej diagnostyki molekularnej catego genomu.

Ostra biataczka limfoblastyczna (ALL) jest najczestszym nowotworem ztosliwym w populacji
pediatrycznej, z chorobowoscig wynoszacg 47 na milion rocznie wsrdd dzieci ponizej 15 lat.

Realizacja projektu od 23.06.2020 do 21.06.2026

Dotychczasowe efekty:

Aktualnie liczba pacjentéw zrekrutowanych pacjentéw w ramach projektu CALL-POL wynosi 555.
W zaleznosci od badania pozwala to na zastosowanie nowoczesnych lekéw (blinatumobab, bortesomib,
ruksolitinib), ktorych dziatanie jest molekularnie ukierunkowane i dopasowane do kazdego pacjenta
w sposéb indywidualny. Wsrdd pacjentéw wigczonych do badania dominowato rozpoznanie ostrej
biataczki limfoblastycznej wywodzacej sie z limfocytéw B (ALL-B). Aktualnie w badaniu mediana czasu
obserwacji wynosi 13,2 miesigca. W populacji objetej badaniem odnotowano 3,5% zgondéw i jedynie
1,6% nawrotow choroby, oznacza to, ze nadal 96,5% pacjentéw zyje.

2. Projekt: Immunoterapia z zastosowaniem dinutuksymabu beta skojarzona z chemioterapiq
w leczeniu pacjentow z neuroblastoma pierwotnie oporng na leczenie standardowe oraz ze
wznowq lub progresjg choroby

Beneficjent: Uniwersytet Jagiellonski z udziatem osrodkéw onkologii/hematologii dzieciecej z catej
Polski

Gtowny Badacz: prof. dr hab. n. med. Walentyna Balwierz
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Terapia przedtuzajgca zycie pacjentdw pediatrycznych z neuroblastomg, dla ktérych wyczerpaty sie
standardowe metody leczenia. Okoto 15% pacjentéw Zle odpowiada na chemioterapie indukcyjne
i nie kwalifikuje sie do dalszych etapdw leczenia. Ponadto w trakcie immunoterapii lub po jej
zakonczeniu u okoto 25% dzieci stwierdza sie wznowy choroby. Ten projekt wypetnia luke w zakresie
leczenia pacjentéw z NBL opornym na wstepne leczenie lub ze wznowa choroby dajac im szanse na
dodatkowa linie leczenia.

Nerwiak zarodkowy wspodtczulny (neuroblastoma, NBL) jest jednym z najczestszych ztosliwych guzow
litych u dzieci. Nowotwor ten pojawia sie u 6-11 na 1 000 000 dzieci rocznie (60—70 nowych zachorowan

1



AGENCJA
BADAN
MEDYCZNYCH

w Polsce), w tym u okoto 1/3 pacjentéw stwierdza sie chorobe wysokiego ryzyka niepowodzenia
leczenia (HR-NBL). Pomimo standardowego skojarzonego leczenia i znacznej poprawy wynikow terapii
po wigczeniu immunoterapii w pierwszej linii, prognoza dla pacjentéw z HR-NBL jest nadal
niezadowalajgca.

Realizacja projektu od 2021-01-01 do 2026-12-31

Badang grupa sg pacjenci z NBL pierwotnie opornym na leczenie standardowe i ze wznowg lub
progresjg NBL, dla ktdrych brak jest aktualnie standardéw postepowania, a stosowane dotychczas
metody leczenia nie dajg szansy na uzyskanie trwatej remisji choroby

Dotychczasowe efekty:

e  Dotychczasowe wyniki wskazujg, ze chemoimmunoterapia na obecnym etapie badania daje
szanse na poprawe rokowania w grupie pacjentéw z chorobg oporng na leczenie standardowe.

e Do badania witaczono wszystkich pierwotnie zaplanowanych pacjentéw (tj. 20) skierowanych z 11
osrodkéw onkologii i hematologii dzieciecej w Polsce.

e Uzyskane wstepne wyniki leczenia sg obiecujgce, a obserwowane zdarzenia niepozgdane
akceptowalne.

3. Projekt: Optymalizacja postepowania oraz leczenia maftoletnich pacjentow z rozrostami
z komorek histiocytarnych — pierwsze polskie niekomercyjne badanie kliniczne POL HISTIO

Beneficjent: Instytut Matki i Dziecka w Warszawie, projekt o charakterze ogélnopolskim
Gtowny Badacz: prof. dr hab. Anna Raciborska
Jaki problem rozwigzuje?

Wdrozenie niedostepnego dotychczas, spersonalizowanego leczenia dzieci z choroby rzadkg -
rozrostami z komadrek histiocytarnych

Projekt zaktada przeprowadzanie badan genetycznych guza z komérek histiocytarnych tak, aby byto
mozliwe dobranie celowanej metody leczenia i wystandaryzowanie terapii w ujeciu krajowym.

Przed realizacjq badania jedynie 14% polskich pacjentow z rozrostami z komaérek histiocytarnych
miato wykonywane badania genetyczne, a jedynie kilku byto leczonych na podstawie tego wyniku,
co swiadczy o niskim stopniu podejmowania préb leczenia celowanego.

Projekt swoim zasiegiem ma objac¢ pacjentow z catej Polski. Niekomercyjne badania kliniczne
prowadzone w ramach tego projektu majg szanse stac¢ sie kamieniem milowym w opracowaniu
innowacyjnych i skutecznych terapii celowanych w leczeniu rozrostow histiocytarnych, ktérych brakuje
zarowno w Polsce, jak i na $wiecie. Potencjat naukowy projektu jest ogromny i wynika z potrzeby
opracowania skutecznych terapii celowanych i spersonalizowanych, ktérych projektowanie wymaga
poznania molekularnego profilu rozrostéw histiocytarnych. Obecnie projektowanie takich terapii jest
ograniczone.

Realizacja projektu od 23.06.2020 do 23.06.2026

Dotychczasowe efekty:

e Badanie jest w trakcie realizacji, dotychczas wtgczono 87 pacjentow.
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e Wiaczenie leczenia celowanego w najgorzej rokujgcej grupie pacjentéw, pozwolito
na osiggniecie odpowiedzi klinicznej u 100% pacjentéw (ustgpienie objawow klinicznych).
Reasumujgc wszyscy pacjenci odpowiedzieli na leczenie. Wczesniej tego typu leczenie byto
dostepne tylko dla pojedynczych pacjentéow w Polsce.

o Dzieki efektywnej organizacji proceséw leczniczych udato sie zredukowac koszty leczenia
dzieci, nie pozostawiajac zadnego pacjenta bez opieki i poczucia zagrozenia, ze terapia lub lek
nie jest finansowana przez szpital.

4. Projekt: Wptyw nieodwracalnej elektroporacji wapniowej, elektrochemioterapii oraz
elektroporacji na jakosc¢ zycia oraz przezycie wolne od progresji u chorych na raka trzustki.

Beneficjent: Uniwersytet Medyczny im. Piastéw Slaskich we Wroctawiu
Gtowny Badacz: prof. dr hab. med. Wojciech Kielan.
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Elektrochemioterpia w nowotworach trzustki - innowacyjna metoda leczenia w najbardziej
Smiertelnym nowotworze. Wedtug danych epidemiologicznych Krajowego Rejestru Nowotwordw
rocznie na raka gruczotowego trzustki zachorowato w Polsce 3486 oséb. Na ten rodzaj nowotworu
brak jest skutecznych metod terapeutycznych. W ostatnich latach obserwuje sie wzrost
zachorowalnosci na nowotwory trzustki. Zabieg resekcyjny jest jedyng szansg catkowitego wyleczenia,
niestety mozliwy jest jedynie u 20- 30 % chorych (stadium I, Il, niektére przypadki Ill). Ogétem 5-
letnie przezycie raka trzustki to okoto 7%.

Realizacja projektu od 01.07.2021 do 30.06.2027
Opis projektu:

Celem badania jest zastosowanie innowacyjnej terapii w leczeniu raka trzustki, ktéra poprawi wyniki
leczenia pacjentéw i przyniesie wymierne korzysci. Ta innowacyjna metoda faczy podejscie
niefarmakologiczne (elektroporacje) z podaniem jonéw wapnia lub bleomycyny w nieresekcyjnym raku
trzustki, w sposéb wykraczajgcy poza specyfikacje leku w terapii przeciwnowotworowej u pacjentéw
z nowo zdiagnozowanych nowotworem, jak réwniez u pacjentéw, u ktérych standardowe metody
leczenia nie przynoszg poprawy.

5. Projekt: Leczenie dzieci w wieku 6 — 18 lat z przewlektym wirusowym zapaleniem wgtroby
typu C przy uzyciu pangenotypowego leku o bezposrednim dziataniu przeciwwirusowym
sofosbuwir/welpataswir -PANDAA-PED

Beneficjent: Warszawski Uniwersytet Medyczny
Gtéwny Badacz: prof. dr hab. n. med. Maria Pokorska-Spiewak
Jaki problem projekt rozwigzuje?

Realizacja projektu pozwolita na zastosowanie w populacji dzieciecej leku o dziataniu
pangenotypowym (aktywnego wobec wszystkich genotypow HCV): sofosbuwiru/welpataswiru
(SOF/VEL), ktérego skutecznos¢ udowodniono u oséb dorostych, zakazonych genotypami 1 — 6 HCV
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oraz wyeliminowanie wirusa HCV z organizmu dziecka zapobiegajgc powiktaniom choroby (marskos¢
watroby, rak watrobowokomarkowy), prowadzacym do przedwczesnej Smierci pacjenta.

Wyniki badan potwierdzajgce skutecznos$¢ terapii przeciw HCV réwniez wsréd dzieci. Uzasadnienie
dla zmiany dotychczasowego programu lekowego.

Realizacja projektu od 01.07.2020 do 31.12.2024

Dotychczasowe efekty:

e Woyleczono 50 dzieci z przewlektym WZW C przy uzyciu terapii SOF/VEL. Wszyscy
pacjenci wiaczeni do badania zostali wyleczeni (osiggneli catkowita eliminacje HCV) —tym
samym, jako pacjenci zdrowi, bez obcigzen medycznych, wejdg w dorostosc.

e Wykazano 100% skutecznosci oraz wysoki profil bezpieczeristwa leczenia SOF/VEL u dzieci
w wieku 6-18 lat, jak rowniez korzystny wptyw leczenia na niektdre obszary jakosci zycia
dzieci.

e Jest to jedyna (poza badaniem przedrejestracyjnym) opisana na swiecie grupa dzieci
z przewleklym WZW C leczonych SOF/VEL, co dowodzi nowatorskiego charakteru
badania.

6. Projekt: Badanie bez radioterapii w poczgtkowym leczeniu wczesnego, niemasywnego
chtoniaka Hoodgkina o dobrym rokowaniu, definiowanego na podstawie niskiej objetosci
nowotworu metabolicznego i ujemnego tymczasowego badania PET po 2 cyklach
chemioterapii - RAFTING-2019

Beneficjent: Gdanski Uniwersytet Medyczny
Gtowny Badacz: prof. dr hab. n. med. Jan Maciej Zaucha
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Unikalna spersonalizowana terapia dostosowana specjalnie do pacjentow z wczesng postacia
chtoniaka Hodgkina

Realizacja projektu od 03.07.2020 do 15.06.2027

Opis projektu:

e Dodatkowym celem badania jest prospektywna ocena czestosci nawrotéw eHL u pacjentéw
niskiego ryzyka, ktére mozna by leczy¢ za pomocg radioterapii ,na zgdanie”, z nastepowym
leczeniem podtrzymujgcym Niwolumabem.

e Waznym celem badania jest réwniez okreslenie roli nowego biomarkera (pozakomdrkowy
nowotworowy DNA — cfDNA w przewidywaniu nawrotu u pacjentéw niskiego ryzyka).

Dotychczasowe efekty:

e Wiekszos$¢ pacjentow nalezgcych do grupy wysokiego ryzyka eHL charakteryzuje sie wysoka
objetoscig metaboliczng guza;
- Niwolumab jest bezpieczny i dobrze tolerowany (brak zdarzen niepozadanych).

e Prowadzone badania potwierdzajg przyjety w projekcie system leczenia spersonalizowanego,
a wdrazana metoda wykorzystania biomarkera cfDNA jest bardzo czuta.
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7. Projekt: Otwarte badanie fazy 2 majqce na celu ocene bezpieczerstwa i aktywnosci klinicznej
balstilimabu w monoterapii u pacjentéw z zaawansowanym / przerzutowym rakiem skéry
niebedgcym czerniakiem (AGENONMELA)

Beneficjent: Narodowy Instytut Onkologii im. Marii Sktodowskiej-Curie Pafistwowy Instytut Badawczy
w Warszawie

Gtéwny Badacz: Prof. dr hab. n. med. lwona tugowska
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Poprawa dostepnosci do leczenia nieoperacyjnego raka skory. Wyniki analizy farmakoekonomiczne;j
wskazujg, ze na mocy decyzji o refundacji lekéw sprowadzanych na warunkach i w trybie art. 4 ustawy
z dnia 6 wrzesnia 2001 r. - Prawo farmaceutyczne ze srodkéow NFZ, finansowanie leczenia 80 chorych
lekami z grupy antyPD1 przez srednio rok kosztowatoby ok. 23 min zt. Koszt badania AGENONMELA
wynosi ok. 8 miIn i dodatkowo efektem wymiernym jest jego wartos¢ naukowo-poznawcza.

Realizacja projektu od 01.07.2020 do 31.12.2025

Opis projektu:

Niemelanocytowe nowotwory skéry (NMSC) wystepujg gtéownie u oséb w podesztym wieku,
a w stadium nieoperacyjnym/rozsianym obserwuje sie je stosunkowo rzadko (ok. 80-100 chorych
w Polsce rocznie). Problemem Kklinicznym i spotecznym dla chorych i ich rodzin/opiekunéw jest
postepujaca znaczna destrukcja tkanek skory gtowy, karku, czy tutowia, a rozlegte rany
z owrzodzeniami skutkujg cierpieniem i bardzo niska jakoscig zycia chorych.

Realizacja przedmiotowego badania zatem przyczynia sie z jednej strony do zwiekszenia dostepnosci
do leczenia nieoperacyjnego raka skory oséb w podesztym wieku a z drugiej prowadzi do wymiernych
oszczednosci NFZ.

8. Projekt: Opracowanie optymalnej strategii wytwarzania i podawania limfocytéow CAR-T
u dorostych i dzieci chorych na chioniaki nieziarnicze z komdrek B i ostrqg biataczke
limfoblastycznq

Beneficjent: Uniwersytet Medyczny im. Powstaricéw Slgskich we Wroctawiu
Gtowny Badacz: prof. dr hab. Tomasz Wrébel
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Zaawansowana terapia CAR-T szansg na wyleczenie chorych na chtoniaki nieziarniczne i ostra
biataczke. Terapia za pomocy modyfikowanych genetycznie limfocytow T z chimerycznym
receptorem antygenowym (CAR) stata sie przetomem w immunoterapii nowotwordéw i nosi miano
terapii ratunkowej. Terapia ta nadal jest bardzo droga, co skutkuje ograniczonym dostepem,
z powodu ograniczenn ptatnika publicznego. Celem badania jest wdrozenie krajowej produkcji
komorek CAR-T, co umozliwi dostep do tej terapii szerszej grupie pacjentéw

Realizacja projektu od 29.03.2021 do 28.03.2027

Przewidywane efekty:
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e Konsorcjant, wytwornia Regionalne Centra Krwiodawstwa i Krwiolecznictwa (RCKiK), uzyskat
zezwolenie Gtéwnego Inspektora Farmaceutycznego na wytwarzanie badanego produktu
leczniczego terapii zaawansowanej — modyfikowanych limfocytéw T. Wytwdrca posiada
gotowosc¢ technologiczng do produkcji badanych produktéw leczniczych ATMP.

e proponowane badanie pozwoli wdrozy¢ produkcje komérek modyfikowanych CAR-T w celu
stworzenia Polskiej terapii CAR- T oraz zoptymalizowaé sposéb ich podawania, przy
wzglednie nizszych kosztach w poréwnaniu z kosztami leczenia produktami komercyjnymi.

e mozna przypuszczaé, ze dzieki proponowanemu badaniu opracowany zostanie model leczenia,
ktory umozliwi dostep do tej innowacyjnej terapii komdrkowej juz w pierwszej linii leczenia
ratunkowego w wybranej grupie chorych na chtoniaki agresywne i dzieci chorych na B-ALL
ze szczegblnie niepomysinym rokowaniem.

9. Projekt: Ocena skutecznosci i bezpieczenstwa zastosowania naksytamabu u pacjentow z
opornym na leczenie miesakiem Ewinga (BUTTERFLY)

Beneficjent: Instytut Matki i Dziecka
Gtowny Badacz: Prof. dr hab. n. med. Anna Raciborska.
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Przetomowy krok w walce z rzadkimi nowotworami kosci u dzieci. Migsak Ewinga (ES) jest drugim co
do czestosci pierwotnym ztosliwym nowotworem kosci u dzieci. Wystepuje z czestoscig od 1,6 do 2,9
nowych zachorowan na 1 milion dzieci na rok. Niestety, az u ok. 40% chorych momencie rozpoznania
stwierdza sie rozsiew choroby. Najczestszg lokalizacjg przerzutdw sg ptuca. Leczenie Il linii jest
niewystandaryzowane i czesto zalezy od doswiadczenia osrodka, wiedzy i mozliwosci terapeutycznych.
W zwigzku z powyzszym, obecnie poszukuje sie zaréwno metod leczniczych, jak i diagnostycznych, ktére
mogtyby poprawié¢ przeiycie w tej grupie pacjentéw. Dane z piSmiennictwa dowodza, ze sama
intensyfikacja chemioterapii wraz z radioterapig i chirurgia nie poprawia znaczaco rokowania
Potrzebne sg inne dodatkowe metody terapeutyczne Ilub diagnostyczne pozwalajace
na indywidualizacje leczenia i zwiekszenie odsetka przezy¢

Realizacja projektu od 1.08.2022 do 31.07.2028

Dotychczasowy efekt:

o Projekt to jedna z pierwszych immunoterapii w guzach kosci i prawdopodobnie pierwsza
terapia naksytamabem w miesaku Ewinga na swiecie

10. Projekt: Skutecznos¢ i bezpieczenstwo leczenia nawrotu u chorych na chioniaka
DLBCL/HGBCL rozpoznanego w oparciu o monitorowanie krgzgcego nowotworowego DNA -
badanie 2 fazy

Beneficjent: Instytut Hematologii i Transfuzjologii, o charakterze ogdlnopolskim
Gtowny Badacz: prof. dr hab. n. med. Ewa Lech-Maranda
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Definiuje nowe, przetomowe biomarkery w rozpoznaniu i monitorowaniu chtoniakéw
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Chtoniaki rozlane z duzych komdrek B (DLBCL, Diffuse Large B-cell lymphoma) sg najczestszymi
chtoniakami nie-Hodgkina. U podstaw tych nowotwordw lezg aberracje genetyczne, ktére powodujg
zmiany w materiale genetycznym komérek. W przypadku DLBCL stwierdzono ponad 150 rdznych
genetycznych nieprawidtowosci. Kazdy pacjent moze miec kilkadziesigt tych zmian. Chorzy na DLBCL,
niezaleznie od podtypu molekularnego, s obecnie leczeni zgodnie z jednolitym protokotem, ktéry
nie u wszystkich pacjentéw jest skuteczny.

Realizacja projektu od 1.01.2021 do 31.12.2026

Opis projektu:

e (Celem projektu jest opracowanie i ocena bezpieczenstwa stosowania algorytmu
diagnostycznego chtoniakéw rozlanych z duzych komérek B (DLBCL) lub chtoniakéw o wysokim
stopniu ztosliwosci z komdrek B (HGBCL). Algorytm bazuje na dynamice zmian stezenia
krazacego DNA pochodzenia nowotworowego i ma stuzyé do wczesnej identyfikacji chorych
wrazliwych i opornych na leczenie oraz wczesnej identyfikacji nawrotow.

e Dodatkowym celem projektu jest ocena skutecznosci leczenia podejmowanego w oparciu
o algorytm diagnostyczny uwzgledniajgcy miano krgzgcego DNA (cfDNA) pochodzenia
nowotworowego jako bardzo czutego biomarkera.

Dotychczasowe efekty:

e Dotychczas zrekrutowano do badania 84 pacjentéw, w 9 osrodkach badawczych.
e Poprawa diagnostyki wtdrnej

11. Projekt: Zastosowanie limfocytow CAR T antyCD19 w leczeniu dorostych chorych
na nawrotowq i oporng ostrqg biataczke limfoblastyczng. Badanie kliniczne fazy I/l -
MERMAID1

Beneficjent: Warszawski Uniwersytet Medyczny
Gtéwny Badacz: Prof. dr hab. med. Grzegorz W. Basak
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Gtownym celem projektu jest badanie aktywnosci przeciwnowotworowej i ewentualnych dziatan
niepozagdanych modyfikowanych limfocytéw CAR-T anty-CD19 u dorostych chorych z oporna
i nawrotowq ostrg biataczkg limfoblastyczng B-komoérkowa. Terapie otrzymajg pacjenci, ktorzy
ze wzgledu na ograniczenia wiekowe refundacji do tej pory nie mieli dostepu do tej terapii.

Realizacja projektu od 01.09.2020 do 31.01.2026

Opis projektu:

e Badanie bedzie prowadzone na grupie 20 chorych (wiek 18-65 lat) z rozpoznaniem oporng
i nawrotowa ostrg biataczkg limfoblastyczng B-komdrkowa u ktérych po minimum 2 cyklach
chemioterapii indukcyjnej nie uzyskano catkowitej remisji lub doszto do nawrotu/progresji
choroby.

e Proponowana terapia CAR-T nalezagca do grupy produktow leczniczych terapii
zaawansowanych (ang. Advanced Therapy Medicinal Products, ATMP) stanowi jedng
z najbardziej innowacyjnych rozwigzan terapeutycznych w dzisiejszej medycynie
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12. Projekt: Zastosowanie terapii tandemowej LutaPol/ItraPol (177Lu/90Y-DOTATATE) jako
skutecznego narzedzia w leczeniu nowotworéw neuroendokrynnych

Beneficjent: Narodowe Centrum Badan Jgdrowych
Gtéwny Badacz: Prof. dr hab. n. med. Alicja Hubalewska-Dydejczyk
Realizacja projektu od 2020-06-15 do 2026-06-15

Jaki problem rozwiazuje projekt? Medycyna nuklearna wsparciem w skutecznym leczeniu guzow
neuroendokrynnych

Opis projektu:

Gtéwnym celem badania jest ocena skutecznosci leczenia guzéw neuroendokrynnych radioizotopami.
Opracowanie algorytmu leczenia chorych z guzami neuroendokrynnymi z uzyciem mieszanek 177Lu-
DOTATATE i 90Y-DOTATATE.

Dotychczasowe efekty:

e Obecnie trwa aktywna rekrutacja do badania klinicznego. W badaniu zaplanowano udziat 92
pacjentdw z nowotworami neuroendokrynnymi, dotychczas zrekrutowano 39 pacjentow
u ktérych dostosowano dawke, stosujgc indywidualng dozymetria, w 6 osSrodkach badawczych.

13. Projekt RemiRit — Personalizowane leczenie immunosupresyjne z uzyciem rituksymabu
w leczeniu ukfadowych zapalen naczyn z obecnosciq przeciwciat ANCA — randomizowane,
wieloosrodkowe badanie kliniczne

Beneficjent: Wojskowy Instytut Medyczny - Panstwowy Instytut Badawczy

Gioéwny Badacz: prof. dr hab. n. med. Stanistaw Niemczyk

Realizacja projektu od 01.09.2021 do 31.08.2027

Jaki problem rozwigzuje projekt? Nowy standard leczenia uktadowych zapalen naczyn krwionosnych

Opis projektu:

Celem projektu jest optymalizacja terapii immunosupresyjnej w uktadowym zapaleniu naczyn
z obecnoscig przeciwciat ANCA w oparciu o schematy leczenia z uzyciem przeciwciata monoklonalnego
— rituksymab.

Dotychczasowe efekty:

e Na podstawie wstepnych wynikdw od 25 pacjentow schemat leczenia z uzyciem przeciwciata
rituksymab mozna przypuszczaé, ze jest bezpieczny w poréwnaniu do kontroli (brak ciezkich
zdarzen niepozgdanych) oraz wigze sie z mniejszym obcigzeniem personelu medycznego,
jednoczesnie pozytywnie wptywajgc na jakos¢ zycia pacjentéw poprzez zmniejszenie liczby
wizyt i skrécenie czasu podania leku. Schemat ten ma réwniez pozytywny wptyw na jakos$¢ zycia
pacjentdw (zwigzany jest z mniejszg liczbg wizyt i krotszym czasem podania badanego leku
w poréwnaniu do kontroli).

e Na podstawie dotychczasowych obserwacji mozna oczekiwac, ze badany schemat leczenia
moze sie sta¢ w przysztosci standardem optymalnego leczenia w badanej chorobie.
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14. Projekt: Jednoramienne badanie Il fazy oceniajgce skutecznos¢ i bezpieczerstwo
pembrolizumabu w pofgczeniu z rozpuszczalnym biatkiem LAG-3, eftilagimodem
i radioterapiq w leczeniu przedoperacyjnym chorych na miesaki tkanek miekkich (EFTISARC-
NEO) chorych na miesaki tkanek miekkich - EFTISARC-NEO

Beneficjent: Narodowy Instytut Onkologii im. Marii Sktodowskiej-Curie — Pafistwowy Instytut Badawczy
Gtowny Badacz: Dr n. med. Katarzyna Kozak
Realizacja projektu od 01.07.2022 do 31.12.2026

Jaki problem rozwigzuje projekt? Redukcja ryzyka nawrotu choroby i wydtuzenie zycia u chorych
na miesaki tkanek miekkich

Opis projektu:

e Gtownym celem projektu jest ocena skutecznosci i bezpieczenstwa terapii rozpuszczalnym
biatkiem fuzyjnym LAG-3 — eftilagimodem alfa — w potgczeniu z przeciwciatem monoklonalnym
— pembrolizumabem — oraz konwencjonalng radioterapia, w leczeniu przedoperacyjnym
chorych na miesaki tkanek miekkich.

Dotychczasowe efekty:

e Do badania wigczono 9 chorych z 40 zaplanowanych.

e Proponowany schemat ma wysokie szanse na redukcje ryzyka nawrotu choroby i wydtuzenie
przezycia catkowitego chorych.

e Trzech chorych zakonczyto leczenie. U kazdego pacjenta obserwowano bardzo dobra
odpowiedz na terapie.

15. Projekt: Zastosowanie terapii celowanej u dzieci od 3 do 18 roku zycia z rozpoznaniem
rozlanego naciekajgcego glejaka mostu (diffuse intrinsic pontine glioma-DIPG) w oparciu o
wyniki badan genetycznych -DIPGen

Beneficjent: Instytut "Pomnik - Centrum Zdrowia Dziecka" (IPCZD)
Gtowny Badacz: Dr hab. n. med. Bozenna Dembowska-Baginska, Prof IPCZD
Realizacja projektu od 04.01.2021 do 31.12.2026

Jaki problem rozwigzuje projekt? Personalizowana terapia dla dzieci z rozlanym glejakiem z szansa
na poprawe jakosci zycia

Opis projektu:

Gtéwnym celem badania jest opracowanie optymalnego leczenia dla pacjentéw w grupie pediatrycznej
z naciekajgcym glejakiem mostu poprzez personalizacje terapii i ocene i skutecznosci wybranych lekéw
— syrolimus, trametynib. Rozlane glejaki mostu stanowig okoto 8-10% nowotwordéw dzieciecych,
ta forma glejaka charakteryzuje sie krotkim okresem przezycia (8-12 miesiecy), gtdéwnie z powodu
lokalizacji guza i wysokiej ztosliwosci. Podstawg leczenia jest radioterapia. W rezultacie personalizacji
terapii oczekuje sie poprawy wynikéw leczenia wsréd dzieci z tg choroba.
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Dotychczasowe efekty:

16.

Badanie jest w trakcie realizacji, dotychczas wtgczono 25 ze 100 pacjentdéw z rozpoznanym
rozlanym naciekajgcym glejakiem mostu.

Wykonano ocene patomorfologiczng, badania molekularne oraz analize materiatu
genetycznego uzyskanego z tkanki guza i krwi u zrekrutowanych pacjentéw.

Wykonano analize molekularng prébek od pacjentéw z wykorzystaniem sekwencjonowania
nowej generacji (ang. Next Generation Sequencing, NGS) na poziomie DNA i RNA.
Opracowano system informatyczny SAMGen do gromadzenia i analizy danych medycznych
i genetycznych, umozliwiajagcy dopasowanie leczenia do cech molekularnych nowotworu,
ocene skutecznosci terapii oraz tworzenie molekularnego obrazu choroby. Trwajg pace nad
utworzeniem repozytorium danych genetycznych uzyskanych z materialu pobranego
od przewidywanych 100 pacjentéw. Bedzie to unikalna w skali swiatowej baza danych
molekularnych, ktéra moze by¢ wykorzystana w innych badaniach nowotworéw wieku
rozwojowego.

Projekt: Prospektywne, randomizowane, otwarte badanie kliniczne Ill fazy z zaslepieniem
oceny punktu korncowego oceniajgce skutecznosc i bezpieczeristwo stosowania cyklosporyny
i metotreksatu u dzieci i mtodzieZzy z atopowym zapaleniem skéry o nasileniu umiarkowanym
do ciezkiego.

Beneficjent: Uniwersytet Medyczny w todzi

Giowny

Badacz: Prof. dr hab. n. med. Joanna Narbutt

Realizacja projektu od 18.06.2020 do 17.06.2026

Jaki problem rozwigzuje projekt? Terapia umozliwiajgca wygaszenie ucigzliwych objawow

w Atom

owym Zapaleniu Skéry u dzieci

Opis projektu:

Projekt skupia sie na badaniu lekéw — metotreksatu (MTX) i cyklosporyny (CsA) — jako terapii
dla dzieci zumiarkowanym i ciezkim Atopowym Zapaleniu Skéry (AZS). Obecne terapie skupiajg
sie gtdwnie na ztagodzeniu objawdw, ale nie prowadza do wyleczenia choroby. Terapie
miejscowe nie zawsze sg wystarczajgce w kontrolowaniu ciezkich postaci AZS, co moze
wymagac uzycia lekdw immunosupresyjnych. Celem tego badania jest uzyskanie danych
naukowych potwierdzajacych bezpieczenstwo i skutecznos¢ kliniczng metotreksatu
i cyklosporyny oraz zmiane praktyki leczenia w terapii dzieci z umiarkowanym i ciezkim AZS.

Dotychczasowe efekty:

17.

Do badania wtaczonych zostato 172 z 317 planowanych pacjentéw (54%).

Wstepne, obserwowane przez lekarzy prowadzacych projekt wyniki leczenia sg obiecujgce
(dobre efekty kliniczne, brak dziatan niepozgdanych, zadowolenie oraz poprawa jakosci zycia
uczestnikdéw badania). Szczegdtowa analiza bedzie mozliwa po zebraniu kompletu danych.

Projekt: MIREN — opracowanie szybkiej i minimalnie inwazyjnej procedury rozpoznawania
endometriozy

Beneficjent: Wojskowy Instytut Medyczny - Panstwowy Instytut Badawczy
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Gtowny Badacz: Dr n.med. Monika Szafarowska
Realizacja projektu od 2023-09-01 do 2029-08-31

Jaki problem rozwiazuje projekt? Nieinwazyjna, szybka diagnostyka endometriozy szansg dla 2,5 min
kobiet w Polsce

Opis projektu:

Celem badania jest usprawnienie procesu diagnostyki endometriozy poprzez pordéwnanie
skutecznosci metod nieinwazyjnych takich jak: metoda molekularna (test mRNA), metody obrazowe
(MRI) lub pofaczenia obydwu metod w odniesieniu do inwazyjnej diagnostyki jakg stanowi
laparoskopia.

Endometrioza jest jednym z najczestszych schorzen ginekologicznych. Ocenia sie iz dotyczy okoto 10%
kobiet w wieku rozrodczym. Choroba jest rozpoznawana nawet u 40% kobiet leczonych z powodu
nieptodnosci oraz u ponad 60% kobiet z przewlektym bdélem miednicy mniejszej. Szacuje sie,
ze w Polsce na endometrioze moze cierpie¢ nawet do 2,5 min kobiet jednak proces diagnozy jest
dtugotrwaty. Sredni czas od wystapienia objawéw do postawienia prawidtowej diagnozy to nawet 8-
12 lat. Dlatego opracowanie algorytmu diagnostycznego, ktdry umozliwitby szybky i wiarygodng
procedure diagnostyczng tego schorzenia nawet we wczesnych jego fazach za pomoca bezinwazyjnych
metod pozwalatoby na wczesniejsze wdrozenie leczenia i poprawe zdrowia oraz jakosci zycia chorych
bez stosowania inwazyjnych metod.

Pozytywny wynik testu genetycznego maégtby oszczedzi¢ wielu pacjentkom tego zabiegu. Jest to istotne
dla poprawy jakosci zycia pacjentek, gdyz laparoskopia taczy sie z ryzykiem powiktan pooperacyjnych.
Pozytywna diagnoza endometriozy w tescie genetycznym czy w potgczeniu z diagnostyka obrazowg jest
procedurg szybkg i bardzo prostg, a co najwazniejsze oszczedzajgcym pacjentkom dtugotrwatych badan.

Dotychczasowe efekty:

e Projekt znalazt sie na liscie rankingowe]j kwalifikujgcej do dofinansowania Il rundy konkursu na
badania Head-to-Head w zakresie niekomercyjnych badan klinicznych lub eksperymentéw
badawczych — edycja Il (ABM/2023/1). Realizacja projektu dopiero sie rozpoczeta.

o Najwainiejszym efektem projektu bedzie opracowanie algorytmu diagnostycznego
umozliwiajgcego przesiewowq diagnostyke endometriozy takie w niewyspecjalizowanych
osrodkach, co pozytywnie wplynie na czas i efektywnos¢ diagnozy choroby.

e Przeprowadzone analizy w badaniu pozwolg na stworzenie prostego algorytmu wczesnego
wykrywania endometriozy u pacjentek z objawami klinicznymi. Tym samym umozliwi
to pacjentkom podejmowanie swiadomej decyzji odno$nie macierzynstwa (czasu zachodzenia
w cigze, zabezpieczenie ptodnosci). Ponadto wczesne rozpoznanie pozwoli na wdrozenie
najskuteczniejsze z dostepnych metod leczenia farmakologicznego oraz by¢ moze unikniecia
inwazyjnej metody diagnostyki jaka jest laparoskopia. Dodatkowym waznym celem projektu
jest poznanie nowych aspektéw patofizjologii endometriozy o podtozu immunologicznym oraz
genetycznym.

18. Projekt: Pembrolizumab w Terapii Zaawansowanego, Progresujgcego Raka Kory Nadnerczy

Beneficjent: Narodowy Instytut Onkologii im. Marii Sktodowskiej-Curie - Paristwowy Instytut Badawczy,
Oddziat w Gliwicach
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Gtowny Badacz: dr n. med. Barbara Zidétkowska,
Realizacja projektu od 2021-09-01 do 2027-08-31

Jaki problem rozwigzuje projekt? Szansa na leczenie nieoperacyjnych, rzadkich nowotworow
endokrynnych

Opis projektu:

Rak kory nadnerczy to bardzo rzadki nowotwor endokrynny, wystepujacy z czestoscig okoto
1/milion/rok. Jedynie radykalne leczenie operacyjne wczesnych postaci daje szanse catkowitego
wyleczenia. W przypadku postaci zaawansowanych rokowanie jest zte, a dostepne standardowe
terapie sg bardzo ograniczone, jednoczesnie charakteryzujgc sie umiarkowang efektywnoscia.
W projekcie planowane jest leczenie przeciwciatem monoklonalnym — Pembrolizumabem — ze
wspomagajgcym leczeniem inhibitorem steroidogenezy (Metopiron lub Ketokonazol) w przypadku raka
kory nadnercza.

Planowane jest wigczenie 24 uczestnikow.

Dotychczasowe efekty:

e Lliczba zrekrutowanych pacjentdow (uczestnikow z podpisang swiadomg zgodg): 6
e Nowy schemat leczenia dla pacjentéw z zaawansowanym nowotworem endokrynnym.

19. Projekt: Prospektywne, wieloosrodkowe, randomizowane badanie tréjramienne, Ib/lll fazy,
porownawcze majgce na celu Optymalizacje i Personalizacje Terapii Immunologicznej
nawrotowych Chorych na przewlektq biataczke limfocytowg (OPTIC)

Beneficjent: Uniwersytet Medyczny w Lublinie
Giowny Badacz: Prof. dr hab. n. med. Krzysztof Giannopoulos
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Szansa na terapie dla pacjentéw z oporng lub nawrotowg biataczka limfocytowq, ktdrzy nie
odpowiadajg na wczesniejsze leczenie.

Opis projektu:

Przewlektfa biataczka limfocytowa jest najczesciej rozpoznawang biataczkg w wieku dorostym w Europie
i Stanach Zjednoczonych. Populacjag docelowg dla tego badania sg dorosli chorzy na przewlektg
biataczkg limfocytowg nieodpowiadajgcy na wczesniejsze leczenie wenetoklaksem — tj. oporni lub
z nawrotem. W ramach badania proponowana jest nowa terapia, ktérej gtdwnym celem jest okreslenie
skutecznosci leczenia dla schematéw obinutuzumab + daratumumab + wenetoklaks w grupie
wysokiego ryzyka wraz z okresleniem jakosci zycia chorych w trackie prowadzonej terapii. Badane
produkty lecznicze sg zarejestrowane, dostepne na rynku ale zastosowane w nowym schemacie
leczenia dla chorych na przewlekta biataczke limfocytowa. Uzyskane wyniki bedg stanowity istotny
postep w opracowaniu nowych rozwigzan terapeutycznych co za tym idzie przyczynig sie do ratowania
zycia i uzyskania poprawy stanu zdrowia pacjentéw

Realizacja projektu: od 2023-09-01 do 2028-08-31
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20. Projekt: Zastosowanie MET-PET w fuzji z MRI w leczeniu operacyjnym i radioterapii
pooperacyjnej glejaka wielopostaciowego - badanie randomizowane, zaslepione,
prospektywne.

Beneficjent: Wojewddzkie Wielospecjalistyczne Centrum Onkologii i Traumatologii im. M. Kopernika
w todzi

Gtowny Badacz: dr Kamil Krystkiewicz
Jaki problem rozwiazuje projekt?

Zwiekszenie szans na skuteczno$¢ resekcji glejaka moézgu, dzieki innowacyjnej metodzie
obrazowania, ktdéra precyzyjnie okresla granice resekcji guza dajace najwiekszg szanse
na wyzdrowienie.

Opis projektu:

Glejak wielopostaciowy (GBM WHO 1V) jest najczestszym nowotworem pierwotnym madzgu u oséb
dorostych. Jednoczesnie jest najbardziej agresywny ze wszystkich pierwotnych nowotworéw mézgu,
a rokowanie, pomimo zastosowanego leczenia, jest zte. Szacowana mediana przezy¢ wynosi 12-16
miesiecy przy optymalnym leczeniu. Aktualnym standardem leczenia jest maksymalnie doszczetna
resekcja na podstawie przedoperacyjnego badania MRI z kontrastem. Udowodniono, ze zakres
wyciecia nowotworu przektada sie na czas przezycia wolnego od wznowy (PFS) i przezycia catkowitego
(0OS). Pomimo zabiegdw operacyjnych dochodzi od wznowy miejscowej w miejscu operowanym.
Ttumaczy sie to tym, ze w tkance nerwowej otaczajgcej ognisko wzmocnienia stwierdzane sg komorki
pnia (stem cells) glejaka wielopostaciowego, ktére sg odpowiedzialne za wczesne odrosty nowotworu
a aktualnie stosowana procedura diagnostyczna badanie MRI z kontrastem jest metodg, ktéra nie
pozwala z odpowiednig czutoscig wykazad granic resekcji, by maksymalnie wydtuzyé PFS czy przezycia
catkowitego 0OS. W literaturze istniejg doniesienia dotyczgce zastosowania badania PET
z radiofarmaceutykami  aminokwasowymi w diagnostyce guzéw glejowych, rdznicowaniu
nowotworéw czy planowania biopsji. Aktualnie brakuje dobrej jakosci badania pordwnujgcego
aktualny standard postepowania i planowania leczenia (MRI z kontrastem) z badaniem PET-CT,
a niniejsze badanie jest pierwszym w skali swiatowej tego typu projektem. Gtdwnym celem projektu
jest wydtuzenie czasu przezycia wolnego od wznowy i przezycia catkowitego.

Realizacja projektu: od 2023-08-01 do 2029-07-31

21. Projekt: GENTLE-PACE STUDY Wieloosrodkowy, randomizowany, prowadzony metodg
podwadijnie slepej proby eksperyment badawczy poréwnujgcy skutecznosé i bezpieczenstwo
kardioneuroablacji do statej stymulacji serca u pacjentéw z implantowanym stymulatorem
serca z powodu objawowej bradykardii.

Beneficjent: 4. Wojskowy Szpital Kliniczny z Poliklinikg SPZOZ we Wroctawiu
Gtowny Badacz: dr hab. Dariusz Jagielski
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Daje szanse na unikniecie koniecznosci wszczepiania statego rozrusznika serca mtodym ludziom
i zastgpienie go zabiegiem kardioneuroablacji.

Opis projektu”

13
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Projekt dotyczy kardioneuroablacji (CNA) jako alternatywnej metody leczenie dysfunkcji wezta
zatokowego (SND) i/lub przedsionkowo-komorowego (AVB) w stosunku do dotychczas zalecanej
terapii statg stymulacjg serca (PM). Wszczepienie PM u pacjentow w mtodym wieku z powodu
SND/AVB wigze sie z narazeniem ich na konsekwencje wieloletniej obecnosci i funkcji tego uktadu. Do
tej pory byta to jedyna mozliwos$¢ leczenia pacjentéw z SND/AVB, takze w populacji, w ktdrej
dominujgca przyczyng bradykardii mogta byé hiperwagotonia. Kilkanascie lat temu zaistniata metoda
skupiajaca sie na odnerwieniu przywspodtczulnym serca — CNA. Brak jest randomizowanych badan
klinicznych, ktére ocenityby skuteczno$é¢ CNA, jako metody leczenia czynnosciowych SND/AVB w
poréwnaniu do dotychczasowego standardu, a wiec terapii PM. Zasadniczym celem eksperymentu
medycznego jest ocena skutecznosci i bezpieczeristwa CNA, jako metody pozwalajacej na rezygnacje z
kontynuacji terapii PM u pacjentéw z czynnosciowa bradyarytmig w poréwnaniu z komparatorem
jakim jest PM, czyli dotychczas zalecana w wytycznych Europejskiego Towarzystwa Kardiologicznego
(ESC) strategia leczenia tych zaburzen.

Realizacja projektu: od 2023-08-01 do 2029-07-31

22. Projekt: Ocena czestosci wystepowania przetrwatego nadcisnienia ptucnego noworodkow
w grupie noworodkow urodzonych pomiedzy 32 a 42 tygodniem cigzy leczonych
salbutamolem

Beneficjent: Warszawski Uniwersytet Medyczny

Giowny Badacz: Dr hab. n. med. Renata Bokiniec

Jaki problem rozwigzuje projekt?

Zapobieganie ciezkiej niewydolnosci oddechowej u noworodkéw.

Coraz wiecej dzieci rodzi sie z niewydolnoscia oddechowg, ktéra jest jednym z najpowazniejszych
probleméw wspodtczesnej neonatologii. Projekt bada skutecznos$¢ leku — salbutamolu podawanego
wziewnie w celu zapobiegania rozwiniecia sie ciezkiej niewydolnosci oddechowej i unikniecia
stosowania wentylacji mechanicznej w pierwszych dobach zycia.

TTN — przemijajacy szybki oddech noworodka (ang. Transient Tachypnea of the Newborn) jest jedna
z najczestszych przyczyn niewydolnosci oddechowej wsréd noworodkéw urodzonych o czasie oraz
tzw. pdinych wczesniakéw. Czes¢ dzieci rozwija ciezka posta¢ niewydolnosci oddechowej, czyli
przetrwate nadcisnienie ptucne noworodkéw (PPHN), ktdrego leczenie jest trudne. U noworodkéw
leczonych dotychczasowymi metodami ryzyko zgonu wynosi ok. 10-15%. Ponadto dzieci, ktre przebyty
PPHN s3 narazone na odlegte skutki pod postaciag powiktan neurologicznych, czy tez zaburzen
neurorozwojowych. Zaproponowana przez badaczy metoda leczenia moze skutecznie zapobiegac

Realizacja projektu od 1.10.2020 do 30.09.2026

Opis projektu:

e Celem badania jest zmniejszenie (dzieki zastosowanej interwencji, tj. podazy salbutamolu —
leku stosowanemu przeciwko astmie) odsetka ciezkiego nadcisnienia ptucnego, ktére moze by¢
powiktaniem przedtuzajgcych sie zaburzed oddychania zwanych TTN szczegdélnie u dzieci
urodzonych cieciem cesarskim

Dotychczasowe efekty:

14
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e Dotychczas zrekrutowano do badania 297 pacjentéw w 8 osrodkach badawczych.
e Lek nie wykazat dziatan niepozgdanych

23. Projekt: Ocena odpowiedzi immunologicznej u chorych leczonych pembrolizumabem z nowo
zdiagnozowanym glejakiem wielopostaciowym mdzgu (PIRG)

Beneficjent: Slaski Uniwersytet Medyczny w Katowicach
Gtowny Badacz: Dr hab. n. med. Wojciech Kaspera
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Zwiekszenie szans na przezycie pacjentow z glejakiem wielopostaciowym moézgu, dzieki wigczeniu
nieobjetego standardem terapii leczenia immunologicznego, ktére aktywizuje uktad odpornosciowy
do walki z rakiem.

Glejak wielopostaciowy (GBM) charakteryzuje sie skrajnie ztosliwym przebiegiem klinicznym, oraz
znaczng opornoscig na zastosowang terapie. Aktualny przyjety standard leczenia GBM obejmuje
maksymalnie mozliwy zakres resekcji chirurgicznej oraz uzupetniajgce leczenie w postaci radio-
i chemioterapii. Pomimo tak radykalnego leczenia czesto dochodzi u pacjentdw do wznowy. Projekt
przewiduje leczenie chorych na etapie przedoperacyjnym innowacyjng metoda w celu aktywacji
uktadu immunologicznego skutkujgcej bardziej intensywnym niszczeniem komorek guza, co moze
zapobiec pojawianiu sie jego wznowy po przebytym leczeniu.

Glejak wielopostaciowy to guz osrodkowego ukfadu nerwowego, charakteryzujgcy sie skrajnie
ztosliwym przebiegiem klinicznym, znaczng opornoscia na terapie oraz ztym rokowaniem. Szacuje sie,
ze roczna zapadalnos¢ na ten typ nowotworu wynosi 3/100.000 przypadkéw. Tylko 10% os6b
po leczeniu glejaka przezywa 3 lata. Zastosowanie przyjetej przez badaczy metody leczenia
pobudzajgcej uktad immunologiczny do zwalczania komdrek guza moie zwiekszy¢ szanse osdb
dotknietych tym nowotworem na jego zwalczenie.

Realizacja projektu od 1.06.2020 do 30.05.2026

Opis projektu:

e QOcena odpowiedzi immunologicznej mikrosSrodowiska guza na przedoperacyjne podanie
pembrolizumabu.

e QOcena uzytecznosci obrazowania majgcego na celu ocene pobudzenia ukfadu
immunologicznego pacjentéw

Przewidywane efekty:

e Zastosowanie proponowanej terapii u chorych z rozpoznanym GBM przed zabiegiem
chirurgicznym przyczyni sie do zwiekszonego pobudzenia ukfadu immunologicznego
wzmachniajgc efektywnos¢ odpowiedzi immunologicznej i ostatecznie poprawi rokowanie
u tych chorych.

e Zwiekszenie kontroli uktadu immunologicznego nad guzem moze zmniejszy¢ agresywnosc
wzrostu guza w momencie wystgpienia wznowy, co w konsekwencji powinno przyczynic sie
do polepszenia jakosci zycia chorych.
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24. Projekt: Niekomercyjne badanie kliniczne statyn w profilaktyce raka i terapii plejotropowej
u palaczy z przewlektq obturacyjng chorobq ptuc (POChP)

Beneficjent: Uniwersytet Medyczny w Biatymstoku
Gtowny Badacz: Prof. dr hab. Robert Marek Mréz
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Poprawa parametrow oddechowych u 0séb z Przewlektg Obturacyjng Chorobg Ptuc. Ztagodzenie stanu
zapalnego zaréwno w samym uktadzie oddechowym jak i w ptucach oraz wywotanie efektu
chemoprewencyjnego — odwracanie lub opdznianie proceséw nowotworowych.

Badania epidemiologiczne wykazaty czestsze wystepowanie raka ptuca oraz podwyzszone ryzyko zgonu
z powodu raka ptuca wsrdd pacjentow z Przewlektg Obturacyjng Chorobg Ptuc (POChP). Rak ptuca oraz
POChP s3 ze sobg blisko zwigzane i szacuje sie ze od 40 do 70% pacjentéw z rakiem ptuca choruje
réwniez na POChP, ustanawiajgc POChP drugim najwazniejszym czynnikiem ryzyka raka ptuca poza
paleniem. Uwaza sie réwniez ze POChP jest jednym z czynnikédw powodujgcych raka ptuca. W badaniu
zastosowany lek (tatwo dostepny i tani) moze redukowac liczbe zaostrzen POChP, poprawic
funkcjonowanie ptuc oraz jako$é zycia pacjentéw. Moze tez posrednio wptywaé na hamowanie
procesow nowotworowych.

Realizacja projektu od 1.06.2020 do 31.05.2026

Opis projektu:

e Gtownym celem projektu jest wykazanie efektu dziatania statyn (lekdw obnizajgcych stezenie
cholesterolu we krwi) — powszechnie stosowanych, stosunkowo tanich oraz fatwo dostepnych
— na poprawe stanu klinicznego, redukcje czestosci zaostrzern oraz prewencje zapadalnosci
na raka ptuca wsrdd pacjentow z rozpoznang Przewlektg Obturacyjng Chorobg Ptuc (POChP).

Dotychczasowe efekty:

e Projekt ma zasieg ogdlnopolski zrekrutowano 91 pacjentdéw.

25. Projekt: Ocena skutecznosci i bezpieczeristwa nebiwololu w leczeniu nadcisnienia tetniczego
u nastolatkow

Beneficjent: Warszawski Uniwersytet Medyczny
Giowny Badacz: Dr hab. n. med. Matgorzata Panczyk-Tomaszewska
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Skuteczne przeciwdziatanie nadcisnieniu tetniczemu u miodziezy w wieku 12-17 lat ograniczajace
wystepowanie dziatan niepozgdanych znacznie obnizajacych jako$¢ zycia nastolatkow w poréwnaniu
do obecnego standardu leczenia.

Nadcisnienie tetnicze (NT) wystepuje u nastolatkow z czestoscig 10-13% i jest chorobg o duzym
znaczeniu klinicznym. Leki rekomendowane przez Europejskie Towarzystwo Nadcisnienia Tetniczego
majg ograniczone zastosowanie przez mozliwe dziatania niepozgdane u nastolatkéw (niekorzystny
wptyw na zaburzenia metaboliczne, tolerancje wysitku oraz erekcje). Proponowany przez badaczy lek
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(Nebiwolol), nie pogarsza funkcji seksualnych oraz nie wykazuje negatywnego wptywu na funkcje
oddechowe. Ma réwniez dziatanie antyoksydacyjne. Jest zatem dobrze rokujgcym lekiem w tej grupie
chorych.

Realizacja projektu od 15.04.2020 do 15.04.2025

Opis projektu:

e Celem projektu jest ocena bezpieczeristwa stosowania i wptywu badanego leku na cisnienie
tetnicze obwodowe u nastolatkéw z nadcisnieniem tetniczym.

Dotychczasowe efekty:

e Projekt ma zasieg ogdlnopolski zrekrutowano ponad 1/3 docelowej grupy pacjentow.

e Badana jest szeroko rozumiana poprawa stanu zdrowia nastolatkdw z nadci$nieniem tetniczym
takze w aspekcie lepszego ich funkcjonowania spotecznego (zmniejszenie absencji szkolnych,
poprawa funkcjonowania w domu i szkole)

26. Projekt: Ocena efektywnosci klinicznej technologii BSD (B-matrix Spatial Distribution) oraz
algorytméw opartych na sztucznej inteligencji do analizy obrazéw MRI w przebiegu
stwardnienia rozsianego (SM)

Beneficjent: Samodzielny Publiczny Zaktad Opieki Zdrowotnej Szpital Uniwersytecki w Krakowie
Gtowny Badacz: Prof. dr hab. n. med. Agnieszka Stowik
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Poprawa metod wczesnej diagnostyki osob chorych na stwardnienie rozsiane oraz bardzo dokfadny
monitoring rezultatéw stosowanych terapii.

Stwardnienie rozsiane (SM) to choroba autoimmunologiczna, w ktérej uktad odpornosciowy atakuje
wtasne komadrki uktadu nerwowego. Stanowi najczestszg nieurazowg przyczyne niesprawnosci u ludzi
mtodych. Wyleczenie SM nie jest obecnie mozliwe. W 2019 roku polska populacja pacjentéw z SM
liczyta ponad 50 tysiecy osdb. Jednym z najwazniejszych badan wykonywanych w SM jest rezonans
magnetyczny (MR), pozwalajgcy na uwidocznienie uszkodzen uktadu nerwowego w mézgu i rdzeniu
kregowym. W ramach prowadzonego badania stworzony zostat algorytm sztucznej inteligencji (Al)
do analizy obrazow MR, ktéry z duza dokfadnoscig klasyfikuje stopnie zaawansowania postepéw
choroby.

Realizacja projektu od 1.10.2020 do 31.12.2024

Opis projektu:

e Celem projektu jest ocena przydatnosci klinicznej korekty obrazéw rezonansu magnetycznego
przy pomocy innowacyjnej technologii (testowanej dotychczas w warunkach przedklinicznych),
do monitorowania przebiegu choroby u pacjentdw z rozpoznaniem stwardnienia rozsianego
(SM), a takze mozliwosci jej wykorzystania dla stworzenia algorytmow oceniajgcych opartych
na sztucznej inteligencji (Al).

Dotychczasowe efekty:

e Stworzony w ramach badania klinicznego program moze stuzy¢ do wczesnego wykrywania SM.
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e Opracowana w ramach badania innowacyjna metoda diagnostyczna bedzie mogta byc
stosowana u pacjentow nie tylko ze stwardnieniem rozsianym, ale réwniez z innymi chorobami
neurodegeneracyjnymi, gdzie doktadna ocena jest kluczowa dla planowania terapii
i monitorowania postepu choroby.

27. Projekt: Indukcyjne leczenie chorych na raka ptaskonabtonkowego regionu gfowy i szyi z
zastosowaniem jednoczesnej chemioterapii i radioterapii niskimi dawkami promieniowania
jonizujgcego (iCHRTL)

Beneficjent: Narodowy Instytut Onkologii im. Marii Sktodowskiej-Curie - Panstwowy Instytut Badawczy
oddziat w Gliwicach

Gtowny Badacz: Prof. dr hab. n. med. Piotr Rutkowski
Jaki problem rozwigzuje projekt?
Zmniejszenie niepowodzen leczenia nowotworéw gltowy i szyi.

W Polsce wiekszos¢ chorych na raka regionéw gtowy i szyi (RRGiSz) trafia do onkologa z choroba w
stanie zaawansowanym. Standardowe leczenie (operacja, radioterapia - RT) jest skuteczne u mniej niz
potowy takich chorych. Gtéwnga przyczyna niepowodzen sg niewyleczenia lub wznowy. U istotnego
odsetka chorych pojawiajg sie réwniez przerzuty. Z tego wzgledu podjeto badanie nad skutecznoscia
stosowania dodatkowo chemioterapii (CHT) w okresie poprzedzajgcym leczenie operacyjne (metoda
indukcyjna -i) i skojarzonej z radioterapia. Jest to trzecie badanie kliniczne na $wiecie testujgce ztozong
terapie nowotwordow gtowy i szyi.

Realizacja projektu od 1.12.2020 do 30.06.2026

Opis projektu:

e (Celem badania jest weryfikacja skutecznosci i dobrej tolerancji zastosowanej metody leczenia
iCHRTL u chorych na raka pfaskonabtonkowego jamy ustnej, gardta, krtani lub zatok
przynosowych. Dzieki zaktadanej poprawie tolerancji chemioterapii mozliwe bedzie
zwiekszenie dostepnosci leczenia z wykorzystaniem chemioterapii w tej grupie chorych.

Dotychczasowe i planowane efekty:

e Leczeniu poddano 20 z 40 przewidzianych pacjentéw
e Upowszechnienie lepiej tolerowanego schematu leczenia, ktére w czesci moze by¢ prowadzone
ambulatoryjnie — bez koniecznosci hospitalizacji.

28. Projekt: Ocena bezpieczenstwa i efektywnosci klinicznej stent-graftow aortalnych
modelowanych przy uzyciu innowacyjnej technologii drukowania modeli w formacie 3D —
wieloosrodkowe badanie randomizowane

Beneficjent: Samodzielny Publiczny Szpital Kliniczny Nr 2 PUM w Szczecinie
Gtowny Badacz: Dr n. med. Pawet Rynio

Jaki problem rozwigzuje projekt?
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Skuteczne przeciwdziatanie peknieciom tetniaka aorty brzusznej przy pomocy spersonalizowanego
podejscia do pacjenta. Wprowadzenie innowacyjnej, polskiej metody obrazowania cyfrowego
i drukowania (w drukarce 3D) modelu aorty pacjenta dopasowanego indywidualnie.

Tetniak aorty brzusznej jest schorzeniem wystepujacym nawet u 4-9% starszych meiczyzn. Tetniak
czesto nazwany jest "tykajgcg bombg" ze wzgledu na wysokie ryzyko niekontrolowanego pekniecia i
zgonu. W takiej sytuacji smiertelno$¢ siega ponad 90%. Leczenie polega na zapobieganiu w formie
operacji naczyniowej zanim dojdzie do pekniecia. Nowoczesna wewnatrznaczyniowa naprawa tetniaka
aorty jest leczeniem matoinwazyjnym. Zabieg ten wigze sie z dtugim okresem rekonwalescencji i
wiekszg Smiertelnoscia wczesng. W projekcie badacze proponujg wszczepiang proteze naczynia
(stent-graft), ktéra bedzie korzystng alternatywg dla operacji klasycznej. Rozmieszczenie naczyn jest u
kazdego cztowieka inne, w zwigzku z tym nie ma dostepnych "gotowych" stent-graftéw. W ramach
badania klinicznego uzyte zostanie polskie rozwigzanie informatyczne (oprogramowanie PrintGraft),
ktére faczy w sobie technologie sztucznej inteligencji (Al) i druku 3D, w ten sposéb kazdy pacjent
otrzyma stent-graft zaprojektowany na bazie wtasnego szablonu stent-graftu. Metoda pozbawiona
jest wszystkich niedoskonatosci zwigzanych 2z dotychczas stosowang ‘'"reczng" metodg
przygotowywania stent-graftow oraz posiada lepsze parametry niz stent-grafty produkowane
na zamowienie.

Realizacja projektu od 1.04.2021 do 31.03.2027

Opis projektu:

e (Celem badania jest wykazanie réwnowaznosci stent-graftow formowanych przy pomocy
oprogramowania PrintGraft do stent-graftow wytwarzanych na zamoéwienie (CMD) pod
wzgledem wskaznikéw operacyjnych oraz przezywalnosci po operacji tetniaka aorty.

Dotychczasowe i planowane efekty:

e Leczeniu poddano 30 ze 100 przewidzianych pacjentéw

o Wspomaganie lekarzy w podejmowaniu najlepszych decyzji terapeutycznych w leczeniu
tetniakdéw aorty i zwiekszenie bezpieczeristwa pacjentéw podczas i po wykonaniu procedury
leczniczej.

29. Projekt: Randomizowane, podwdjnie zaslepione, kontrolowane placebo- badanie
oceniajgceskutecznos¢ i bezpieczenstwo terapii dekanianem nandrolonu oraz terapii
z zastosowaniemkompleksowej fizjoterapii i diety w leczeniu sarkopenii

Beneficjent: Narodowy Instytut Geriatrii, Reumatologii i Rehabilitacji im. prof. dr hab. med. Eleonory
Reicher

Gtéwny Badacz: Prof. dr hab. n.med. Tomasz Targowski
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Skuteczna diagnostyka i wprowadzenie kompleksowej terapii taczacej fizjoterapie, dietetyke
i farmakoterapie w zapobieganiu utraty masy miesniowej i funkcji miesni szkieletowych, zwigzanej
z wiekiem.

Sarkopenia to zespdt charakteryzujacy sie utratg masy miesniowe] i funkcji miesni szkieletowych,
zwigzany z wiekiem. Choroba ta najczesciej diagnozowana jest u 0séb starszych. To jeden z wiekszych
probleméw zdrowia publicznego. Skutecznos$¢ obecnie podejmowanych interwencji jest w duzej
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mierze nieznana, brak jest réwniez markeréw definiujgcych rézne stadia tej choroby wyniszczajgce;j.
Projekt jest jednym z nielicznych na swiecie poswieconym poszukiwaniu réwnoczesnie nowych
terapii w sarkopenii w potaczeniu z udoskonaleniem sSciezki diagnostycznej. Badacze testujg lek
(dekanian nandrolonu) stosowany w zapobieganiu osteoporozy oraz okre$lone metody fizjoterapii
potaczonej z dieta.

Gtéwny cel badania: Ocena skuteczno$ci terapii nandrolonem oraz interwencji fizjoterapeutycznej
i diety w leczeniu pacjentéw z sarkopenia. Celem prezentowanego badania bedzie okreslenie réwniez:

1) biomarkeréw sarkopenii majgcych zasadnicze znaczenie dla lepszego zrozumienia patogenezy
schorzenia w celu doktadnegoprognozowania, diagnozowania i oceny sarkopenii;

2) a takze okreslenie wptywu skutecznosci zastosowanej farmakoterapii, diety oraz fizjoterapii na sktad
mikrobiomu,profili metabolomicznych oraz poziom czynnikéw pro-/anty-zapalnych u pacjentéw -
bedzie to pierwsze badanie tego typu zaréwno w Polsce, jak i na $wiecie.

Realizacja projektu od 1.03.2022 do 29.02.2028

Opis projektu:

e (Celem projektu bedzie opracowanie nowych procedur dotyczacych postepowania
diagnostycznego i farmakologicznego u chorych z sarkopenig, ktére bedg mogty by¢ szeroko
stosowane w celu zapobiegania wykluczenia spotecznego oséb starszych.

Dotychczasowe i planowane efekty:

e Badanie juz rozpoczeto rekrutacje pacjentéw

e Efekty badania bedg mogty wptynac¢ nie tylko na polityke zdrowotng, ale réwniez spoteczng,
poniewaz zarowno wczesna diagnostyka sarkopenii, jak i efektywny system powstrzymywania
jej skutkdw zmniejszy koszty opieki nad osobami dotknietymi tg choroba.

30. Projekt: Wieloosrodkowe, czteroramienne, randomizowane badanie z podwdjnie slepqg
probg, oceniajgce rownowazinos¢ dawek bewacyzumabu w terapii w | linii leczenia raka
jajnika

Beneficjent: Uniwersytet Medyczny w Lublinie
Giowny Badacz: dr hab. n. med. Marcin Bobinski
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Ustalenie schematu dawkowania bewacyzymabu - leku stosowanego w raku jajnika w sposdb
zachowujacy jego skutecznosé, lecz zmniejszajacy liczbe ciezkich dziatan niepoigdanych ktére
wywotuje.

Rak jajnika jest pigtym co do czestotliwosci zachorowan i czwartym pod wzgledem $miertelnosci
nowotworem wsrdd kobiet w Polsce. Leczenie chorych w zaawansowanym stadium choroby polega na
przeprowadzeniu zabiegu chirurgicznego obejmujgcego wyciecie wszystkich zmian nowotworowych,
a nastepnie zastosowanie do 6 cykli chemioterapii i terapie bewacyzumabem.

Bewacyzumab stanowi tez podstawe leczenia podtrzymujacego u pacjentek z rakiem jajnika. W Polsce,
przez ostatnie kilka lat bewacizumab byt stosowany w ramach programu terapeutycznego w scisle
opisanej grupie chorych w dawce w 15 mg/kg m. c. Bewacyzumab, jako lek antyangiogenny, moze
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powodowac liczne dziatania niepozgdane, w tym ciezkie powiktania takie jak: perforacje zotadkowo-
jelitowe, przetoki, komplikacje w gojeniu ran, encefalopatia, biatkomocz, zakrzepica zatorowa tetnic
i zyt, tetniaki, zastoinowa niewydolnos$¢ serca, oraz martwicze zapalenie powiezi, w tym zakoriczone
zgonem.

Przedmiotem projektu jest badanie kliniczne dotyczace zastosowania bewacyzumabu w nowym
schemacie uwzgledniajgcym zmniejszenie jego dawkowania, a co za tym idzie zmniejszenie
toksycznosci leczenia onkologicznego. W projekcie proponowana jest redukcja dawki bewacyzumabu
z15 mg/kg m.c. do 7.5 mg/kg m.c, z zatozeniem utrzymania skutecznosci leczenia onkologicznego
w obu grupach pacjentek.

Przeprowadzenie powyzszego badania moze wptyng¢ na zmiane dotychczasowego schematu pierwszej
linii leczenia w niskozréznicowanym raku jajnika w zaawansowanym stadium choroby. Obnizenie dawki
leku przy zachowaniu skutecznosci leczenia umozliwi z jednej strony uzyskanie lepszego profilu
bezpieczenstwa, a co za tym idzie obnizy¢ odsetek chorych przerywajacych terapie z drugiej zas, pozwoli
obnizy¢ koszty terapii, co jest istotne z punktu widzenia systemu finansowania leczenia onkologicznego.

Realizacja projektu: od 2023-08-01 do 2029-07-31
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