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100 miliondw ztotych na innowacyjne projekty z obszaru
chorob rzadkich

Ponad 100 miliondw ztotych zostanie rozdysponowanych przez Agencje Badan Medycznych
na realizacje 12 projektdw zwigzanych z chorobami rzadkimi. Dzieki temu bedzie szansa na
opracowanie nowych metod leczenia schorzen, ktére ze wzgledu na rzadkos¢ ich
wystepowania pozostajg trudne w rozpoznaniu i leczeniu.

W ramach zorganizowanego przez Agencje Badan Medycznych konkursu na niekomercyjne badania
kliniczne zwigzanego z chorobami rzadkimi wptyneto 39 wnioskéw. Po wnikliwej analizie kazdego z
nich, niezalezni eksperci wytonili 12, ktére w przeciggu najblizszych lat otrzymajg finansowanie w
taczonej wysokosci ok. 102 min ztotych. Lista beneficjentéw konkursu zostata wiashie przedstawiona
przez dr. hab. Radostawa Sierpifskiego, prezesa Agencji oraz wiceministra Stawomira Gadomskiego z
Ministerstwa Zdrowia.

Jak zapewniat dr hab. Radostaw Sierpinski, w ciggu najblizszych kilku tygodni zawarte zostang
wszystkie umowy z beneficjentami, co umozliwi transfer pierwszych kwot pozwalajgcych na zakup
wyposazenia badawczego.

JIstotg konkursu jest wsparcie niekomercyjnych instytutéw naukowych i osrodkéw akademickich w
odnajdywaniu nowych metod leczenia schorzen rzadkich z zastosowaniem produktéw leczniczych,
ktdre juz s dostepne na rynku” - mowi prezes Sierpinski. Celem Agencji jest pomoc tym pacjentom,
dla ktérych aktualne mozliwosci leczenia czesto nie oferujg zadnych rozwigzan W tym aspekcie duzg
nadzieje pokfadamy w umiedzynarodowieniu prowadzonych badan i nawigzywaniu wspétpracy z
osrodkami zagranicznymi” - dodat.

Choroby rzadkie, zagrazajace zyciu lub powodujace przewlekta niepetnosprawnosé, wystepujg raz na
2 tys. 0sob lub rzadziej. Z kolei schorzenia, na ktore cierpi jeden cztowiek na 50 tys. lub mniej,
nazywane sg ultrarzadkimi. Do tej pory ich ciezkiemu i przewlektemu przebiegowi towarzyszyt réwniez
brak Swiadomosci spoteczenstwa oraz faktyczne wykluczenie z systemu opieki zdrowotnej, zwigzane z
bardzo wysokimi kosztami diagnostyki i opieki medyczne;j.

Aby poprawi¢ sytuacje tej grupy pacjentéw, Ministerstwo Zdrowia opracowato Narodowy Plan dla
Chordb Rzadkich. Przewiduje on m.in. stworzenie osrodkdw eksperckich, szeroki dostep do lekéw czy
stworzenie Rejestru Chorob Rzadkich. Dodatkowo, opracowany zostanie paszport dla pacjentéw z
chorobami rzadkimi, wymagajacymi czesto kompleksowego leczenia oraz interdyscyplinarnej opieki.
Jak zapewniat wiceminister Stawomir Gadomski, rzad powinien zaakceptowac catos¢ projektu do konca
wakacji.

+Agencja Badan Medycznych zostata utworzona stosunkowo niedawno , ale efekty jej dziatalnosci sa
juz imponujgce, czego przyktadem jest zakonczony wiasnie konkurs, realizujgcy cele Narodowego



Planu dla Chordéb Rzadkich. Ponad sto miliondw ztotych dla niekomercyjnych badan klinicznych to
kwota olbrzymia i bezprecedensowa. Polska, z kraju jedynie obserwujgcego Swiatowe przetomy w
leczeniu chordb rzadkich, staje sie liderem rozwoju innowacyjnych terapii” - podkreslat wiceminister
Gadomski.

Zwycieskie projekty dotykaja obszaréw: onkologii, kardiologii, urologii, ginekologii i potoznictwa,
neurologii klinicznej oraz hematologii. Jak podkreslat prezes ABM, faktycznymi beneficjentami konkursu
beda jednak sami pacjenci. Podstawowym celem wszystkich zespotéw badawczych jest bowiem
opracowanie powszechnie dostepnych i przynoszacych wymierne efekty metod leczenia.

,Dotykamy niewielkiej grupy pacjentdw, ale w wartosciach bezwzglednych méwimy o pomaganiu
niemal wszystkim osobom cierpigcym na dang chorobe rzadka. W ciggu najblizszych lat mamy szanse
zapewni¢ im terapie na Swiatowym poziomie, a takze uzyskac efekty naukowe prowadzace do
dalszych przetoméw w medycynie” - zapewniat dr hab. Sierpinski.

Wsrdd wyrdznionych inicjatyw znalazt sie projekt ,,BraimTOR” koordynowany przez dr hab. n. med.
Joanne Trubicka - profesor Instytutu ,,Pomnik - Centrum Zdrowia Dziecka”. . Jej zespét zajmuje sie
problematyka onkologii i neurologii dzieciecej. Nowotwory wieku dzieciecego, cho¢ kwalifikowane jako
choroby rzadkie, sg drugg najczestszg przyczyng zgondw najmiodszych pacjentdw. Ich powodem jest
niekiedy deregulacja szlaku mTOR, powodujgca réwniez inne schorzenia, takie jak padaczka
lekooporna czy zaburzenia neurorozwojowe ze spektrum autyzmu. Eksperci Instytutu, dziatajacy w
ramach projektu ,BraimTOR” majg nadzieje, ze poprawe rokowan dla tej grupy pacjentow moze
przynies¢ zastosowanie repamycyny. Finansowanie ABM pozwoli na przeprowadzenie odpowiednie]
terapii na 100 pacjentach w wieku od 2 do 18 lat.

Kolejny beneficjent konkursu ABM - projekt ,REGBONE”, realizowany w Instytucie Matki i Dziecka
(IMiD) w Warszawie, koncentruje sie na leczeniu ultrarzadkich nowotwordw pierwotnych kosci u dzieci i
miodziezy. Okoto 20 pacjentéw rocznie nie odpowiada na leczenie pierwszej linii, a ich rokowania
wynoszg od 15 do 20 proc. Jak ttumaczyta prof. Anna Raciborska z IMiD, naukowcy chcg przebadac
skutecznos¢ i bezpieczenstwo zastosowania regorafenibu na grupie 30 pacjentéw w wieku od
drugiegodo 21 r.z.

Naukowcy z Gdanskiego Uniwersytetu Medycznego (GUMed) otrzymali finansowanie na rozwdj
projektu ,POLPHITT” zajmujgcego sie leczeniem u dzieci i mtodziezy ultrarzadkiego nowotworu
watroby - watrobiaka zarodkowego oraz raka watrobowokomérkowego. Okoto 45 pacjentdw ponizej
18 r.z. ma zostac zbadanych pod katem skutecznosci redukcji leczenia chemioterapeutycznego przy
jednoczesnej intensyfikacji uzycia nowych, innowacyjnych lekéw. Jak podkreslat prof. Piotr Czauderna z
GUMed, badania te prowadzone bedg w skali globalnej, we wspdtpracy z osrodkami naukowymi w UE,
Japonii, USA i Kanadzie.
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