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Istotne aspekty prawne przy skladaniu wnioskow
o dofinansowanie

Eunika Ksiazkiewicz - Kierownik Dzialu Kontraktowania, Agencja Badan Medycznych



Projekty skladane w ramach Konkursu
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Projekty skladane w ramach Konkursu musza posiada¢ status niekomercyjnych

badan klinicznych dotyczacych oceny skutkow dzialania produktu leczniczego.

Regulamin dopuszcza finansowanie niekomercyjnych badan Kklinicznych, ktorych
przedmiotem jest wypracowanie nowych schematow diagnostycznych i
terapeutycznych, jezeli schematy te zostana wypracowane w ramach badania

klinicznego produ
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KONKURS NA NIEKOMERCYINE BADANIA KLINICZNE
W OBSZARZE CHOROB CYWILIZACYINYCH




Projekty skladane w ramach Konkursu

Kryterium formalne nr 9 : Czy Projekt dotyczy Niekomercyjnego badania klinicznego produktu
leczniczego?

(TAK/NIE)

Kryterium obligatoryjne (spelnienie kryterium jest niezbedne dla mozliwosci otrzymania
dofinansowania). Niespelienie kryterium skutkuje negatywna ocena formalna Wniosku i jego
odrzuceniem.

Kryterium nie podlega uzupemhieniu.

Czy Projekt dotyczy Niekomercynego badama klinicznego produktu leczniczego?

9 | (Krytermum nie podlega uzupelnieni)

o TAK 0 NIE — ODRZUCIC WNIOSEK
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Do zakwalifikowania badania klinicznego jako badania produktu Badania 7 udzialem ludzi

leczniczego decydujace znaczenie maja przepisy ustawy Prawo
Farmaceutyczne

Eksperyment medyczny

Badania kliniczne

produktow leczniczych Ustawa

prawo

farmaceutyczne

Ustawa o zawodzie
lekarza i lekarza dentysty
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Badanie Kkliniczne a eksperyment medyczny

Badanie Kkliniczne produktu leczniczego jest eksperymentem medycznym z uzyciem produktu
leczniczego przeprowadzanym na ludziach w rozumieniu przepisow ustawy z dnia 5 grudnia 1996 r.

o zawodach lekarza i lekarza dentysty (art. 37a, ust. 2, Ustawa Prawo farmaceutyczne).

Eksperyment medyczny przeprowadzany na ludziach moze byé:
% eksperymentem leczniczym albo

% eksperymentem badawczym

B

AGENCJA
A M|] BADAN
§ MEDYCZNYCH



Eksperyment leczniczy vs eksperyment badawczy

Eksperymentem leczniczym jest wprowadzenie nowych albo tylko czesciowo wyprobowanych metod

diagnostycznych, leczniczych lub profilaktycznych w celu osiagniecia bezposredniej korzysci dla zdrowia osoby

chorej. Moze on by¢ przeprowadzony, jezeli dotychczas stosowane metody nie sa skuteczne albo jezeli ich
skutecznos$c nie jest wystarczajaca. Udzial w eksperymencie leczniczym kobiet ciezarnych wymaga szczegolnie

wnikliwej oceny zwiazanego z tym ryzyka dla matki i dziecka poczetego.

Eksperyment badawczy na celu przede wszystkim rozszerzenie wiedzy medycznej. Moze by¢ on

przeprowadzany zarowno na osobie chorej, jak i zdrowej. Przeprowadzenie eksperymentu badawczego jest

dopuszczalne, gdy uczestnictwo w nim nie jest zwigzane 7z ryzykiem albo tez ryzyko jest minimalne i nie

pozostaje w dysproporcji do mozliwych pozytywnych rezultatow takiego eksperymentu.
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Badanie kliniczne produktu leczniczego

Zgodnie 7 art. 2 pkt 2 ustawy Prawo farmaceutyczne badaniem klinicznym jest kazde badanie prowadzone z
udzialem ludzi w_ celu odkrycia lub potwierdzenia klinicznych, farmakologicznych, w tym
farmakodynamicznych skutkow dzialania jednego lub wielu badanych produktow leczniczych, lub w celu
zidentyfikowania dzialan niepozadanych jednego lub wiekszej liczby badanych produktow leczniczych, lub
sledzenia wchlaniania, dystrybucji, metabolizmu
i wydalania jednego lub wickszej liczby badanych produktow leczniczych, majac na wzgledzie ich

bezpieczenstwo
f?ﬁ’ﬁ’%” %Oégmduktem leczniczsym jest substancja albo mieszanina substancji, ktorvm nadano postac

farmaceutvcezna substancji csynnej lub placebo, badana lub wvyvkorzystywana jako produkt referencyjny w
badaniu klinicznym, @ tym rownies produkt jus dopussczony do obrotu, ale stosowany lub przygotowany
sposob odmienny od postaci dopuszczonej do obrotu lub stosowany we wskazaniu nieobjetym poswoleniem, lub

stosowany @ celu usyskania dodatkowych informacji dotyczacych postaci jus dopuszczonych do obrotu.”
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Badania nieinterwencyjne

WAZNE!

Prawo farmaceutyczne art. 37al ust. 1 wylacza badania nieinterwencyjne z zakresu zastosowania
rozdzialu 2a ustawy Prawo farmaceutyczne odnoszacego sie do badan klinicznych produktow
leczniczych.

Badania nieinterwencyjne to badania, w ktorych:

1)  produkty lecznicze sa stosowane w sposob okreslony w pozwoleniu na dopuszczenie do obrotu;

2) przydzielenie chorego do grupy, w ktorej stosowana jest okreslona metoda leczenia, nie nastepuje
na podstawie protokolu badania, ale zalezy od aktualnej praktyki, a decyzja o podaniu leku jest
jednoznacznie oddzielona od decyzji o wlaczeniu pacjenta do badania;

3) u pacjentow nie wykonuje sie zadnych dodatkowych procedur diagnostycznych ani monitorowania,

a do analizy zebranych danych stosuje sie metody epidemiologiczne.

Agencja aktualnie nie finansuje badan nieinterwencyjnych.
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TERMINOLOGIA stosowana w oczekujacym na rozpoczecie stosowania Rozporzadzeniu
536/2014 PARLAMENTU EUROPEJSKIEGO i RADY w sprawie badan klinicznych produktow
leczniczych stosowanych u ludzi oraz uchylenia dyrektywy 2001/20/WE

badanie biomedyczne oznacza kazde badanie dotyczace ludzi, majace na celu:

odkrycie lub potwierdzenie klinicznych, farmakologicznych lub innych farmakodynamicznych skutkow
jednego lub wiekszej liczby produktow leczniczych;

stwierdzenie wszelkich dzialan niepozadanych jednego lub wiekszej liczby produktow leczniczych;
zbadanie wchlaniania, dystrybucji, metabolizmu i wydalania jednego lub wiekszej liczby produktow
leczniczych; majace na celu upewnienie sie co do bezpieczenstwa lub skutecznosci tych produktow

leczniczych;

badanie kliniczne oznacza badanie biomedyczne speliajace ktorykolwiek z nastepujacych warunkow:

a)

b)

przydzial uczestnika do danej strategii terapeutycznej ustalany jest z gory i odbywa sie w sposob
niestanowiacy standardowej praktyki klinicznej zainteresowanego panstwa czlonkowskiego;

decyzja o przepisaniu badanego produktu leczniczego jest podejmowana lacznie z decyzja o wilaczeniu
uczestnika do badania biomedycznego; lub

oprocz standardowej praktyki klinicznej u uczestnikow wykonuje sie dodatkowe procedury diagnostyczne

lub procedury monitorowania;




TERMINOLOGIA stosowana w oczekujacym na rozpoczecie stosowania Rozporzadzeniu
536/2014 PARLAMENTU EUROPEJSKIEGO i RADY w sprawie badan klinicznych produktow
leczniczych stosowanych u ludzi oraz uchylenia dyrektywy 2001/20/WE

badanie kliniczne o niskim stopniu interwencji badanie kliniczne spehiajace wszystkie nastepujace warunki:

a) badane produkty lecznicze, z wyjatkiem placebo, sa dopuszczone do obrotu;

b) wedlug protokolu badania klinicznego:(i)badane produkty lecznicze sa stosowane zgodnie z warunkami
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu; lub stosowanie badanych produktow leczniczych jest oparte na
dowodach i poparte opublikowanymi dowodami naukowymi dotyczacymi bezpieczenstwa i skutecznosci
tych badanych produktow leczniczych w ktorymkolwiek z zainteresowanych panstw czlonkowskich; oraz

¢) dodatkowe procedury diagnostyczne lub procedury monitorowania stwarzaja najwyzej minimalne
dodatkowe ryzyko lub obciazenie dla bezpieczenstwa uczestnikow w porownaniu ze standardowa praktyka

kliniczna w ktorymkolwiek z zainteresowanych panstw cztonkowskich;

badanie nieinterwencyjne oznacza badanie biomedyczne inne niz badanie kliniczne
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Badania porejestracyjne

WAZNE!

Prawo farmaceutyczne art. 37al ust. 2 wylacza badania porejestracyjne z zakresu zastosowania
rozdzialu 2a ustawy Prawo farmaceutyczne odnoszacego sie do badan klinicznych produktow

leczniczych.

Badania porejestracyjne to badania dotyczace bezpieczenstwa przeprowadzane po wydaniu pozwolenia.
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Badanie kliniczne jest badaniem klinicznym niekomercyjnym jezeli:

/7
0’0

wlascicielem danych uzyskanych w trakcie badania klinicznego jest sponsor bedacy: uczelnia lub federacja
podmiotow systemu szkolnictwa wyzszego i nauki lub innym podmiotem posiadajacym uprawnienie do
nadawania co najmniej stopnia naukowego doktora, podmiotem leczniczym, badaczem, organizacja pacjentow,
organizacja badaczy lub inna osoba fizyczna lub prawna lub jednostka organizacyjna nieposiadajaca osobowosci

prawnej, ktorej celem dzialalno$ci nie jest osiaganie zvsku w zakresie prowadzenia i oreanizacji badan

klinicznvch badz wytwarzania lub obrotu produktami leczniczymi - 37ia u.p.f.,




Niekomercyjne badania kliniczne

Mozliwosci wykorzystania danych pochodzacych 7z niekomercyjnego badania klinicznego
podlegaja ograniczeniom.

Dane uzyskane w trakcie badania klinicznego niekomercyjnego zgodnie z art. 37ia ust. 2 u.p.f.

nie moga by¢ wykorzystane w celu:

% uzyskania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu produktu leczniczego,
% dokonania zmian w istniejacym pozwoleniu lub

% w celach marketingowych.

Potwierdzeniem niekomercyjnego charakteru badania jest ztozenie oSwiadczenia skladanego przez

sponsora w trakcie rejestracji badania.
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Niekomercyjne badania kliniczne
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Sponsor, skladajac wniosek o rozpoczecie badania klinicznego niekomercyjnego, oswiadcza, 7Ze nie
zostaly zawarte i nie beda zawarte podczas prowadzenia badania Kklinicznego jakiekolwiek
porozumienia umozliwiajgce wykorzystanie danych uzyskanych w trakcie badania Kklinicznego
niekomercyjnego w celu uzyskania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu produktu leczniczego,

dokonania zmian w istniejacym pozwoleniu lub w celach marketingowych.

W przypadku:

1) zmiany sponsora na inny podmiot niz okreslony w ustawie,

2) wykorzystania danych w celu komercyjnym,

3) Zawarcia porozumienia umozliwiajacego uzycie danych do celow innych niz niekomercyjne - stosuje

sie art. 37x (zmiana istotna).
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Bezpieczenstwo uczestnikow badania klinicznego
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Art.37x.
1. Dokonanie istotnych i majacych wplyw na bezpieczenstwo uczestnikow badania klinicznego zmian w
protokole badania klinicznego lub dokumentacji dotyczacej badanego produktu leczniczego bedace;j

podstawa uzyskania pozwolenia na prowadzenie badania wymaga uzvskania w tvin zakresie

pozvtywnej opinii komisji bioetvcznej, ktora wyrazila opinie o tym badaniu, oraz wyrazenia zgody

przez Prezesa Urzedu.

2. Zgode, o ktorej mowa w ust. 1, wydaje sie w terminie nie dluzszym niz 35 dni od dnia ztozenia
wniosku.
3. Zmiany, o ktorych mowa w ust. 1, mozna rowniez wprowadzic, jezeli Prezes Urzedu nie zglosit w

terminie okreslonym w ust.2 zastrzezen co do dopuszczalnosSci ich wprowadzenia.




PRZYKEADY UCHYBIEN FORMALNYCH WE
WNIOSKACH SKEADANYCH DO ABM
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PROJEKT NIE ZAKEADA PRZEPROWADZENIA
BADANIA

INTERWENCYJNEGO Z UDZIALEM LUDZI
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Przyklad 1
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Przedmiotem prac badawczych w ramach projektu mialo by¢ opracowanie algorytmu diagnostyki
pierwotnego niedoboru odpornosci w oparciu o analize zebranych juz danych z badan
diagnostycznych i przebiegu klinicznego pacjentow z potwierdzonym niedoborem odpornosci oraz
pacjentow z IZW jako grupy osob z ciezkim zakazeniem, z uwzglednieniem diagnostyki genetycznej
metoda NGS o typie sekwencjonowania calego egzomu (WES). We wniosku aplikacyjnym zapisano, iz w

badaniu nie przewidziano stosowania interwencji leczniczych ani leczenia towarzyszacego

Przedlozony projekt nie wpisywal sie w definicje badania klinicznego z uwagi na fakt, iz nie

przewidywal wlaczenia pacjentow do badania.
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Przyklad 2

AGENCJA
BADAN
MEDYCZNYCH

Przedmiotem prac badawczych w ramach projektu mialo by¢ zastosowanie algorytmow sztucznej
inteligencji w analizie i barwieniu obrazow histopatologicznych, pozwalajacych przyspieszyc,
wspomoc 1 ograniczy¢ Kkoszty przeprowadzenia rozpoznania. Badanie retrospektywne,
wykorzystujace dotychczas zebrany material diagnostyczny, wicc pacjenci nie zostaliby poddani

interwencji.

Przedlozony projekt nie wpisywal sie w definicje badania klinicznego z uwagi na fakt, iz nie

przewidywal wlaczenia pacjentow do badania.




I1.
PROJEKT NIE MA NA CELU BADANIA WEASCIWOSCI
PRODUKTU LECZNICZEGO
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Przyklad 1
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Proponowana interwencja w projekcie to udzial pacjenta w formie rehabilitacji hybrydowej

w ramach zaprojektowanego modelu kompleksowej rehabilitacji kardiologicznej.

W ramach hybrydowej rehabilitacji kardiologicznej kazdy pacjent mial by¢ poddany X etapom
leczenia: Y-tygodniowy etap stacjonarny lub ambulatoryjny (w zaleznoSci od stanu Kklinicznego
i preferencji pacjenta), nastepnie X-tygodniowy etap telerehabilitacji, a po jego zakonczeniu mial by¢
zaproponowany indywidualny zestaw c¢wiczen domowych, z mozliwosci monitoringu EKG

w ramach teleopieki.

Wynikiem projektu mialo by¢ opracowanie zasad optymalnego modelu opieki, ktory wpisalby sie w

potrzeby fizyczne i psychospoleczne dorostych z wrodzonymi wadami serca

Projekt nie mial na celu badania wlasciwosci okreslonego produktu leczniczego.
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Przyklad 2
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Interwencja miala polega¢ na zastosowaniu nowatorskiej terapii rehabilitacyjnej polegajacej na
wspolbieznym polaczeniu fizykoterapii ze stymulacjami réznymi czynnikami fizycznymi. Caly proces
rehabilitacji w nowej terapii mial polega¢ na synchronicznym dolaczeniu do fizjoterapii terapii
opartych na stymulacji czynnikami fizycznymi m. in. termoterapii, ultrasonoterapii, elektroterapii,
magnetoterapii i magnetostymulacji, laseroterapii i dziatania swiatlem, oddzialywanie bioptronem, po

odzialywanie ultradzwiekami.

Projekt nie mial na celu badania wlasciwosci okreslonego produktu leczniczego.




I11.
BLEDNE ZAKWALIFIKOWANIE SUPLEMENTU DIETY
JAKO BADANEGO PRODUKTU LECZNICZEGO
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Suplement diety a produkt leczniczy
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Zgodnie 7z art. 3 ust. 3 pkt 39 ustawy z dnia 25 sierpnia 2006 r. o bezpieczenstwie zywnosci
i zywienia: suplement diety jest Srodkiem spozywczym, ktorego celem jest uzupeklienie normalnej
diety, bedacy skoncentrowanym zrodlem witamin lub skladnikow mineralnych lub innych substancji
wykazujacych efekt odzywczy lub inny fizjologiczny, z wylaczeniem produktow posiadajacych

wlasciwosci produktu leczniczego.

Natomiast zgodnie z art. 2 pkt 32 ustawy z dnia 6 wrzesnia 2001 r. - Prawo farmaceutyczne:
produktem leczniczym jest substancja lub mieszanina substancji, przedstawiana jako posiadajaca
wlasciwosci zapobiegania lub leczenia chorob wystepujacych u ludzi lub zwierzat lub podawana w
celu postawienia diagnozy lub w celu przywrocenia, poprawienia lub modyfikacji fizjologicznych

funkcji organizmu poprzez dzialanie farmakologiczne, immunologiczne lub metaboliczne.




Przyklad

Przedmiotem projektu badawczego mial by¢ produkt leczniczy, jednakze analiza wniosku wykazala, ze

elowna interwencje w badaniu stanowi preparat Omega 3-6-9 firmy X, ktory jest suplementem diety.

Projekt zakladal przeprowadzenie badania klinicznego z wykorzystaniem suplementu diety, ktory

zgodnie z obowigzujacymi regulacjami prawnymi nie stanowi produktu leczniczego.
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PRZYKEADY PRAWIDLOWO ZAPROJEKTOWANYCH
WNIOSKOW SKEADANYCH DO ABM

5 AGENCJA
A M|] BADAN
0 MEDYCZNYCH



Przyklad 1 produktleczniczy vs. placebo

Interwencja

Rituximab

Placebe

RUGLLEICIUE I \Vicloosrodkowe, randomizowane, podwéjnie zaslepione
Cel badania

Cel glowny projektu dotyczyt wydluzenia okresu remisji idiopatycznego zespolu nerczycowego (IZN)

steroidozaleznego lub z czestymi nawrotami bez stosowania steroidéw. Cele dodatkowe stanowily

m.in. odstawienie steroidow bez nawrotu IZN, monitorowanie deplecji limfocytow B, jako
biowskaznika nawrotu czy tez utworzenie sieci badawczej osrodkow nefrologii dzieciecej.

Projekt byl nowatorski, kompletny, bazujacy na dobrze opisanych zalozeniach, trafiony w aspekcie
celowosci klinicznej i posiadajacy wszelkie atuty, aby jego realizacja zakonczyla sie sukcesem.
Idiopatyczny zespol nerczycowy wymaga bezwzglednie leczenia. W przypadku braku podjecia leczenia

moze w konsekwencji doprowadzi¢ do zgonu pacjenta. Lek bedacy przedmiotem badania jest

stosowany u pacjentéw pediatrycznych jako "off-label". Aktualnie jest on jedynie rekomendowany w

sytuacji braku poprawy po zastosowaniu klasycznego schematu leczenia.
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Przyklad 2 Kombinacja produktow leczniczych vs. standard terapii

Interwencja Bortezomib i blinantumomab
Komparator Standardowo stosowana linia terapeutyczna
Rodzaj badania Wieloosrodkowe, randomizowane

Cel badania Cel gléwny projektu dotyczyt zwiekszenia dostepno$ci do zaawansowanych terapii dla wszystkich

polskich dzieci z nowo zdiagnozowana ostra bialaczka limfoblastyczna, a takze opracowanie opcji
leczniczych przy uzyciu zaawansowanej diagnostyki molekularnej calego genomu, dla pacjentow, ktorzy
nie zareagowali na standardowy schemat terapeutyczny oraz wprowadzenie nowoczesnej diagnostyki do

stratyfikacji ryzyka i do zastosowania terapii ukierunkowanych molekularnie.

Zastosowanie wynikow projektu umozliwi polskim pacjentom osiaganie wynikow leczenia
porownywalnych z osiaganymi w krajach Europy Zachodniej. Umozliwi takze dostep do nowych opcji
leczniczych pacjentom z ostra bialaczka limfoblastyczng z fuzja BCR-ABL lub podtypem BCR-ABL-1 like
7 klasy ABL1 oraz z grupy bardzo wysokiego ryzyka i aktywacja szlaku sygnalowego JAK/STAT, ktorzy nie

reaguja odpowiednio na standardowe leczenie.
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Przyklad 3 3 ramiona z innym skojarzeniem produktow leczniczych

Deksametazon + trametinib, ewerolimus i gilteritinib (jednoczesnie 3 grupy)

Brak komparatora

RUGAVLEIENI [ (100srodkowe, randomizowane, otwarte
a

Cel badania Celem bylo ustalenie zakresu bezpiecznych dawek dotychezas niebadanego  skojarzenia

deksametazonu 7z lekami hamujacymi wewnatrzkomorkowe szlaki przekazywania syenalow

- trametinib, ewerolimus i gilteritinib u pacjentow z rozpoznaniem nawrotowej ostrej bialaczki

limfoblastycznej B-komorkowej. Leki bedace przedmiotem badania albo nie byly dotychczas
stosowane u chorych z ALL (trametinib, gilteritinib) albo nie byly stosowane w tym wskazaniu w
skojarzeniu z deksametazonem w celu przywrocenia wrazliwosci na glikokortykosteroidy (ewerolim

us).
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Przyklad 4 Nowy schemat dawkowania vs. dotychczas stosowany schemat

dawkowania
Prednizon + deksametazon w nowym schemacie
Prednizon + deksametazon w poprzednio stosowanym protokole EURO-LB-02 i NHL-BFM-95
RUNVATL RGBT ER Micdzynarodowe, wieloosrodkowe, randomizowane
Cel badania W projekcie okreslone zostaly 2 cele pierwszorzedowe przewidziane dla wszystkich pacjentow

wlaczonych do badania oraz dla grupy chorych speliajacych kryteria wysokiego ryzyka:

1) porownanie skumulowanej czestoSci wystapienia nawrotu chloniaka w centralnym systemie
nerwowym w grupach pacjentow poddanych we wstepnej fazie leczenia (tzw. Profazie) sterydoterapii
7 deksametazonem w dawce X mg/m2 przez 14 dni (grupa badana) lub prednizonem w dawce
Y mg/mz2 przez 21 dni z 9 dniowa stopniowa redukcja dawki (grupa kontrolna).

2) porownanie przezycia chorych, u ktorych zastosowano zintensyfikowana chemioterapie z przezyciem
chorych, u ktorych przeprowadzono chemioterapie standardowa.

Wyniki badania beda mogly wplyna¢ w przyszlosci na praktyke Kkliniczna w Polsce, poprzez zmiane
standardu leczenia populacji pediatryczne;j.
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Przyklad 5

Produkt leczniczy + chemioterapia vs. Dane historyczne dot. grupy
pacjentow

Dinutuksymab beta w skojarzeniu z chemioterapia
Brak komparatora (porownane z historyczna grupa pacjentow z HR-NBL, u ktorych po wystapieniu
niepowodzenia leczenia nie byla stosowana immunochemioterapia)

ISUUZTMEIELIC I |- noosrodkowe, nierandomizowane (ze wzgledu na stosunkowo mala liczebnosé grupy oraz jej duza
heterogennosc; ch. ultrarzadka)

Cel badania

Glownym celem byla ocena bezpieczenstwa podawania DB w terapii skojarzonej z konwencjonalna
chemioterapia u pacjentow z nerwiakiem zarodkowym wspolczulnym (NBL) pierwotnie opornym na
standardowa chemioterapie oraz ze wznowg lub progresja choroby. Zalozenia Projektu, ich uzasadnienie
merytoryczne, wybor metodyki realizacji zalozonych celow oraz innowacyjnos¢ badanej metody
terapeutycznej wskazywaly na doswiadczenie badaczy, rozumienie potrzeb systemu opieki zdrowia.
Realizacja projektu dostarczy nie tylko dowodow dotyczacych bezpieczenstwa i skutecznosci

zastosowanej interwencji terapeutycznej u chorych na NBL, co w przyszlosci moze skutkowac

opracowaniem skutecznej terapii. Projekt wpisywat sie w zalozenia Narodowej Strategii Onkologicznej.
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Przyklad 6

Nowy radiofarmacutyk vs. dotychczas stosowany
radiofarmaceutyk

Radiofarmaceutyk 225Ac-DOTATATE + zimne analogi somatostatyny
Terapia standardowa + dlugodzialajace analogi somatostatyny

Rodzaj badania Jednoosrodkowe, randomizowane

Cel badania Celem badania byla ocena skuteczno$ci leczenia za pomoca innowacyjnej metody, z uzyciem zupehie

nowego, dotad nie stosowanego radiobiokoniugatu znakowanego emiterem alfa - 225Ac-DOTATATE u
chorych z nowotworami neuroendokrynnymi i nieresekcyjnymi przerzutami do watroby i/lub zmianami
w innych narzadach, z postepujacym obrazem choroby na dotychczas stosowanych metodach leczenia.
Projekt dotyczyl bardzo waznego zagadnienia leczenia onkologicznego potrojnie ujemnego raka piersi u

kobiet w Polsce.

Projekt byl innowacyjny i powinien przynies¢ w przysztosci realne korzysci pacjentom. Zastosowanie
nowoczesnej, opracowanej w wyniku niniejszego projektu, metody leczenia z wykorzystaniem alfa
emitera w terapii - Ac (225Ac) na podstawie przeprowadzonych juz wstepnych badan, daje nadzieje

ciezko, nieuleczalnie chorym pacjentom na dalsze skuteczne leczenie.
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Przyklad 7 Produktleczniczy vs. Produkt leczniczy dla oceny
skutecznosci

Syrolimus, Trametynib

Brak komparatora (ze wzgledu na charakter badania; nieetyczne byloby utworzenie obserwacyjnej
grupy kontrolnej)

Rodzaj badania Wielosrodkowe, nierandomizowane

BADAN

Cel badania Celem badania bylo opracowanie optymalnego leczenia dla pacjentéw z rozlanym naciekajacym
glejakiem mostu (DIPG) poprzez identyfikacje istotnych dla terapii markerow molekularnych,
dostosowanie rodzaju produktu leczniczego do wskazanych markerow oraz ocene bezpieczenstwa i
skutecznosci wybranych lekow (Syrolimus, Trametynib) w leczeniu rozlanych naciekajacych glejakow
mostu u dzieci.
Projekt zakladal przeprowadzenie ujednoliconego postepowania diagnostyczno-terapeutycznego u
okolo 100 dzieci z DIPG. Do badania zostana wlaczeni pacjenci pediatryczni, w wieku od ukonczenia
3 roku zycia do ukonczenia 18 roku zycia. Badanie obejmie pacjentow z terytorium calego kraju.
Utworzona w ramach projektu baza danych obejmujaca dane kliniczne 100 chorych oraz wyniki badan
histologicznych, genetycznych i molekularnych bedzie unikalnym w skali Swiatowej materialem

A%M AGENCJA danych molekularnych DIPG.
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Przyklad 8  Produkt leczniczy off- label vs. placebo

Rapamycyna
Placcho

Rodzaj badania Wieloosrodkowe, randomizowane, podwdjnie zaslepione
Cel badania Celem badania bylo ustalenie skutecznoéci i bezpieczenstwa leczenia rapamycyna lekoopornych

napadow padaczkowych w stwardnieniu guzowatym (TSC). Lek bedzie podawany poza wskazaniami
rejestracyjnymi; rapamycyna jest obecnie zarejestrowana w transplantologii. Badanie moze dostarczy¢
dowodow nie tylko na skuteczna terapie rapamycyna w grupie chorych z padaczka o etologii
genetycznie uwarunkowanego uszkodzenia mozgu i calego organizmu jakim jest TS i tym samym
prowadzac do rzeczywistej indywidualizacji terapii. Przede wszystkim jednak lek moze by¢ cenna
alternatywna terapia dla pacjentow z padaczka lekooporna o innym podlozu ale napadach zwiazanych z

hamowaniem szlaku mTOR.
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