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Kryterium formalne 9: Czy projekt dotyczy niekomercyjnego badania
klinicznego produktu leczniczego lub wyrobu medycznego?

Zgodnie z regulaminami dotychczas realizowanych konkursow celem projektow
moglo by¢ prowadzenie zaawansowanych prac badawczo-rozwojowych w postaci
badan klinicznych:

<+ produktu leczniczego lub

** wyrobu medycznego.
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Kryterium formalne 10: Czy problem badawczy wskazany w Projekcie
dotyczy choroby lub chordéb rzadkich?

Weryfikacja kryterium nastapi na podstawie kodu ORPHA wskazanego we
Whniosku.
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Kryterium formalne 9: Czy projekt dotyczy niekomercyjnego badania
klinicznego produktu leczniczego lub wyrobu medycznego?

Do rozstrzygniecia w przedmiocie ww. kryterium formalnego decydujace znaczenie maja
uregulowania nastepujacych ustaw:

<+ Do oceny badaniaklinicznego produktu leczniczego zapisy ustawy z dnia 6 wrzesnia

2001 r. Prawo farmaceutyczne (Dz. U. z 2020 r. poz. 944, z pdzn. zm.),

** Do ocenybadaniaklinicznego wyrobu medycznego - przepisy ustawy z dnia 20 maja

2010 r. o wyrobach medycznych (Dz. U. z 2020 r. poz. 186 z pozn. zm.).
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Badanie kliniczne a eksperyment medyczny

Badanie kliniczne jest eksperymentem medycznym
(z wyltaczeniem fazy porejestracyjnej).
Badanie kliniczne Eksperyment medyczny Natomiast nie kazdy eksperyment medyczny jest
badaniem klinicznym.
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Badanie kliniczne a eksperyment medyczny

Badanie kliniczne 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 by¢:
+* eksperymentem leczniczym albo

<+ eksperymentem badawczym

- AGENCIA
A M| BADAMN
: MEDYCZNYCH



B

i

Eksperyment leczniczy vs eksperyment badawczy
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Eksperymentem leczniczym jest wprowadzenie nowych albo tylko czeSciowo wyprobowanych metod

diagnostycznych, leczniczych lub profilaktycznych w_celu osiggniecia_bezposredniej korzysci dla _zdrowia

osoby chorej. Moze on byc¢ przeprowadzony, jezeli dotychczas stosowane metody nie sg skuteczne albo
jezeli ich skutecznosc nie jest wystarczajaca. Udziat w eksperymencie leczniczym kobiet ciezarnych wymaga

szczegolnie wnikliwej oceny zwigzanego z tym ryzyka dla matki i dziecka poczetego.

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

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

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

pozostaje w dysproporcji do mozliwych pozytywnych rezultatow takiego eksperymentu.




Badanie kliniczne produktu leczniczego
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Zegodnie z art. 2 pkt 2 ustawy Prawo farmaceutyczne badaniem klinicznym jest kazde badanie prowadzone z udziatem
ludzi w celu odkrycia lub potwierdzenia klinicznych, farmakologicznych, w tym farmakodynamicznych skutkéw dziatania
jednego lub wielu badanych produktow leczniczych, lub w celu zidentyfikowania dziatan niepozadanych jednego lub
wieksze] liczby badanych produktow leczniczych, lub sledzenia wchianiania, dystrybucji, metabolizmu
i wydalania jednego lub wiekszej liczby badanych produktéw leczniczych, majac na wzgledzie ich bezpieczenstwo
i skutecznosc.

)

Badanym produktem leczniczym jest substancja albo mieszanina substancji, ktorym nadano
postac farmaceutycznqg substancji czynnej lub placebo, badana lub wykorzystywana jako
produkt referencyjny w badaniu klinicznym, w tym rowniez produkt juz dopuszczony do obrotu,
ale stosowany lub przygotowany w sposob odmienny od postaci dopuszczonej do obrotu lub
stosowany we wskazaniu nieobjetym pozwoleniem, lub stosowany w celu uzyskania

dodatkowych informacji dotyczgcych postaci juz dopuszczonych do obrotu.

)




Badanie kliniczne wyrobu medycznego

Zgodnie z art. 2 ust. 1 pkt 4 ustawy o wyrobach medycznych badanie kliniczne wyrobu medycznego to
zaprojektowane | zaplanowane systematyczne badanie prowadzone na ludziach, podjete w_celu
weryfikacji bezpieczenstwa Iub dzialania okreslonego wyrobu medycznego, wyposazenia wyrobu
medycznego albo aktywnego wyrobu medycznego do implantacji.

wyréb do badania klinicznego - wyrob medyczny, wyposazenie wyrobu medycznego lub aktywny wyradb
medyczny do implantacji, przeznaczony lub przeznaczone do stosowania podczas prowadzenia badan
klinicznych
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Badanie kliniczne wyrobu medycznego
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wyrob medyczny - narzedzie, przyrzad, urzadzenie, oprogramowanie, materiat lub inny artykut,
stosowany samodzielnie lub w potaczeniu, w tym z oprogramowaniem przeznaczonym przez jego
wytworce do uzywania specjalnie w celach diagnostycznych lub terapeutycznych i niezbednym do
jego wiasciwego stosowania, przeznaczony przez wytworce do stosowania u ludzi w celu:

a) diagnozowania, zapobiegania, monitorowania, leczenia lub tagodzenia przebiegu choroby,

b) diagnozowania, monitorowania, leczenia, fagodzenia lub kompensowania skutkow urazu lub
uposledzenia,

c) badania, zastepowania lub modyfikowania budowy anatomicznej lub procesu fizjologicznego,

d) regulacji poczec
- ktory nie osigga zasadniczego zamierzonego dziatania w ciele lub na ciele ludzkim srodkami
farmakologicznymi, immunologicznymi lub metabolicznymi, lecz ktérego dziatanie moze byc¢
wspomagane takimi srodkami




Badanie kliniczne wyrobu medycznego

I Bardzo istotne:

W badaniu klinicznym wyrobu medycznego, odmiennie niz w przypadku badania klinicznego
produktu leczniczego sponsorem badania klinicznego wyrobu medycznego moze by¢ jedynie
wytworca wyrobu medycznego.

sponsor - wytworca odpowiedzialny za podjecie, prowadzenie i finansowanie badania klinicznego,
a w przypadku wytworcy niemajgcego miejsca zamieszkania lub siedziby w panstwie
cztonkowskim - jego autoryzowany przedstawiciel;

Wytworca:

a) podmiot odpowiedzialny za projektowanie, wytwarzanie, pakowanie i oznakowanie wyrobu
przed wprowadzeniem go do obrotu pod nazwa wtasng, niezaleznie od tego, czy te
czynnosci wykonuje on sam, czy w jego imieniu inny podmiot,

b) podmiot, ktory montuje, pakuje, przetwarza, catkowicie odtwarza lub oznakowuje gotowy
produkt lub nadaje mu przewidziane zastosowanie, w celu wprowadzenia go do obrotu
jako wyrobu pod nazwg wtasng, z wyjatkiem podmiotu, ktory montuje lub dostosowuje
wyroby juz wprowadzone do obrotu, w celu ich przewidzianego zastosowania przez
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Badanie kliniczne wyrobu medycznego

Sciste powiazanie obowiazku petnienia roli sponsora i wytwoércy przez jeden podmiot w badaniu

klinicznym wyrobu medycznego przestanie obowigzywa¢ w momencie rozpoczecia stosowania

Rozporzadzenia Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) 2017/745 z dnia 5 kwietnia 2017 r. w
sprawie wyrobow medycznych, zmiany dyrektywy 2001/83/WE, rozporzadzenia (WE) nr 178/2002
i rozporzadzenia (WE) nr 1223/2009 oraz uchylenia dyrektyw Rady 90/385/EWG i 93/42/EWG,

ktore to na nowo definiuje sponsora badania klinicznego, nie powigzujac go z wytwodrcg wyrobu

medycznego.
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WAZNE!

Badania klinicznego wyrobu medycznego nie stanowi zaprojektowane i zaplanowane systematyczne
badanie wyrobu oznakowanego znakiem CE prowadzone na ludziach, podjete w celu weryfikacji

bezpieczenstwa lub dziatania tego wyrobu, jezeli wyrob w badaniu jest stosowany zgodnie z przewidzianym

zastosowaniem wyrobu. — art . 40 ust. 3 ustawy o wyrobach medycznych
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Badania nieinterwencyjne

WAZNE!

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

Badania nieinterwencyjneto badania, w ktorych:

1) produkty lecznicze sg 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 protokotu badania, ale zalezy od aktualnej praktyki, a decyzja o
podaniu leku jest jednoznacznie oddzielona od decyzji o wigczeniu 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 oczekujgcym 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:

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

b) stwierdzenie wszelkich dziatan niepozadanych jednego lub wiekszej liczby produktow leczniczych;

c) zbadanie wchtaniania, dystrybucji, metabolizmu i wydalania jednego Iub wiekszej liczby
produktow leczniczych; majace na celu upewnienie sie co do bezpieczenstwa lub skutecznosci
tych produktow leczniczych;

badanie kliniczne oznacza badanie biomedyczne spetniajgce ktorykolwiek z nastepujgcych warunkow:

a) przydziat uczestnika do danej strategii terapeutycznej ustalany jest z gory i odbywa sie w sposob
niestanowigcy standardowej praktyki klinicznej zainteresowanego panstwa cztonkowskiego;

b) decyzja o przepisaniu badanego produktu leczniczego jest podejmowana fgcznie z decyzjg o
wigczeniu uczestnika do badania biomedycznego; lub

c) oprocz standardowej praktyki klinicznej u uczestnikow wykonuje sie dodatkowe procedury
diagnostyczne lub procedury monitorowania;
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TERMINOLOGIA stosowana w oczekujgcym 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 spetniajgce wszystkie nastepujgce warunki:

a) badane produkty lecznicze, z wyjatkiem placebo, s3 dopuszczone do obrotu;

b) wedtug protokotu badania klinicznego:(i)badane produkty lecznicze s3 stosowane zgodnie z warunkami
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu; lub stosowanie badanych produktow leczniczych jest oparte na
dowodach i poparte opublikowanymi dowodami naukowymi dotyczgcymi bezpieczenstwa i skutecznosci
tych badanych produktow leczniczych w ktorymkolwiek z zainteresowanych panstw cztonkowskich; oraz

c) dodatkowe procedury diagnostyczne lub procedury monitorowania stwarzaja najwyzej minimalne
dodatkowe ryzyko lub obcigzenie dla bezpieczenistwa uczestnikow w poréwnaniu ze standardowg
praktyka kliniczng w ktorymkolwiek z zainteresowanych paristw cztonkowskich;

badanie nieinterwencyjne oznacza badanie biomedyczne inne niz badanie kliniczne
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Badania porejestracyjne

WAZNE!

Prawo farmaceutyczne art. 37al ust. 2 wylgcza badania porejestracyjne z zakresu
zastosowania rozdziatu 2a ustawy Prawo farmaceutyczne odnoszgcego sie do badan
klinicznych produktow leczniczych.

Badania porejestracyjne to badania dotyczace bezpieczenstwa przeprowadzane po wydaniu
pozwolenia.
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Definicja niekomercyjnego badania klinicznego

Badanie kliniczne jest badaniem klinicznym niekomercyjnym jezeli:

»

++ wiascicielem danych uzyskanych w trakcie badania klinicznego jest sponsor bedacy: uczelnig lub federacja
podmiotow systemu szkolnictwa wyiszego i nauki lub innym podmiotem posiadajgcym uprawnienie do
nadawania co najmniej stopnia naukowego doktora, podmiotem leczniczym, badaczem, organizacja
pacjentow, organizacjg badaczy lub inng osobg fizyczng lub prawng lub jednostkg organizacyjng

nieposiadajgcg osobowosci prawnej, ktorej celem dzialalnosci nie jest osigganie zysku w_zakresie

prowadzenia i organizacji badan klinicznych bad? wytwarzania lub obrotu produktami leczniczymi — 37ia

u.p.f,
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Niekomercyjne badania kliniczne

Mozliwosci wykorzystania danych pochodzacych z niekomercyjnego badania klinicznego podlegaja
ograniczeniom.

Dane uzyskane w trakcie badania klinicznego niekomercyjnego zgodnie z art. 37ia ust. 2 u.p.f.
nie mogg by¢ wykorzystane w celu:

*

% uzyskania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu produktu leczniczego,
+» dokonania zmian w istniejgcym pozwoleniu lub
%+ w celach marketingowych.

Potwierdzeniem niekomercyjnego charakteru badania jest ztozenie oswiadczenia sktadanego przez
sponsora w trakcie rejestracji badania.
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Niekomercyjne badania kliniczne
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Sponsor, sktadajgc wniosek o rozpoczecie badania klinicznego niekomercyjnego, oswiadcza, Ze nie
zostaty zawarte | nie bedg zawarte podczas prowadzenia badania klinicznego jakiekolwiek
porozumienia umozliwiajgce wykorzystanie danych uzyskanych w trakcie badania klinicznego
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 celéw innych niz niekomercyjne -

stosuje sie art. 37x (zmiana istotna).




Bezpieczenstwo uczestnikow badania klinicznego

Art.37x.
1. Dokonanie istotnych i majgcych wptyw na bezpieczenstwo uczestnikow badania klinicznego
zmian w protokole badania klinicznego lub dokumentacji dotyczgcej badanego produktu

leczniczego bedgcej podstawg uzyskania pozwolenia na prowadzenie badania wymaga uzyskania

w tym zakresie pozytywnej opinii komisji bioetycznej, ktéra wyrazita opinie o tym badaniu, oraz

wyrazenia zgody przez Prezesa Urzedu.

2. Zgode, o ktérej mowa w ust. 1, wydaje sie w terminie nie diuzszym niz 35 dni od dnia zfozenia

whniosku.

3. Zmiany, o ktérych mowa w ust. 1, moina réwniez wprowadzic, jezeli Prezes Urzedu nie zgtosit

w terminie okreslonym w ust.2 zastrzezen co do dopuszczalnosci ich wprowadzenia.
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Brak definicji ustawowej NBK wyrobu medycznego

W aktualnie obowigzujacych regulacjach prawnych nie ma instytucji niekomercyjnego badania
klinicznego wyrobu medycznego.

Nowa ustawa o wyrobach medycznych to zmienia.

Niekomercyjny charakter badan klinicznych wyrobow medycznych finansowanych przez Agencje
ksztaltowany jest poprzez odpowiednie zapisy znajdujgce sie w umowie o dofinansowanie.
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PRZYKtADY UCHYBIEN FORMALNYCH WE WNIOSKACH
SKtADANYCH DO ABM
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.
PROJEKT NIE ZAKtADA PRZEPROWADZENIA BADANIA
INTERWENCYINEGO Z UDZIALEM LUDZI
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Przyktad 1
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Przedmiotem prac badawczych w ramach projektu miato 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 catego egzomu (WES). We wniosku aplikacyjnym
zapisano, iZ w badaniu nie przewidziano stosowania interwencji leczniczych ani leczenia

towarzyszacego

Przediozony projekt nie wpisywat sie w definicje badania klinicznego z uwagi na fakt,
iz nie przewidywat wigczenia pacjentow do badania.
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Przyktad 2
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Przedmiotem prac badawczych w ramach projektu miato by¢ zastosowanie algorytmoéw sztucznej
inteligencji w analizie | barwieniu obrazow histopatologicznych, pozwalajacych przyspieszyc,
wspomoc | ograniczy¢ koszty przeprowadzenia rozpoznania. Badanie retrospektywne,
wykorzystujace dotychczas zebrany materiat diagnostyczny, wiec pacjenci nie zostaliby poddani
interwencji.

Przediozony projekt nie wpisywat sie w definicje badania klinicznego z uwagi na fakt,
iz nie przewidywat wigczenia pacjentow do badania.




Il.
PROJEKT NIE MA NA CELU BADANIA WLASCIWOSCI
PRODUKTU LECZNICZEGO LUB WYROBU MEDYCZNEGO
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Przyktad 1
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Proponowana interwencja w projekcie to udziat pacjenta w formie rehabilitacji hybrydowej
w ramach zaprojektowanego modelu kompleksowej rehabilitacji kardiologiczne;.

W ramach hybrydowej rehabilitacji kardiologicznej kazdy pacjent mial by¢ poddany X etapom
leczenia: Y-tygodniowy etap stacjonarny lub ambulatoryjny (w zaleinosci od stanu klinicznego
i preferencji pacjenta), nastepnie X-tygodniowy etap telerehabilitacji, a po jego zakoriczeniu miat
by¢ zaproponowany indywidualny zestaw cwiczenn domowych, z mozliwosci monitoringu EKG
w ramach teleopieki.

Wynikiem projektu miato byc opracowanie zasad optymalnego modelu opieki, ktory wpisathy sie
w potrzeby fizyczne i psychospoteczne dorostych z wrodzonymi wadami serca

Projekt nie miat na celu badania wtasciwosci okreslonego produktu leczniczego /
wyrobu medycznego.




B

i

Przyktad 2
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Interwencja miata polegaC na zastosowaniu nowatorskiej terapii rehabilitacyjnej polegajgcej na
wspothieznym poiaczeniu fizykoterapii ze stymulacjami roznymi czynnikami fizycznymi. Caty proces
rehabilitacji w nowej terapii mial polega¢ na synchronicznym dotgczeniu do fizjoterapii terapii
opartych na stymulacji czynnikami fizycznymi m. in. termoterapii, ultrasonoterapii, elektroterapii,
magnetoterapii i magnetostymulacji, laseroterapii i dziatania swiattem, oddziatywanie bioptronem,
po odziatywanie ultradZzwiekami.

Projekt nie miat na celu badania wlasciwosci okreslonego produktu leczniczego /
wyrobu medycznego.
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Przyktad 3

AGENCJA
BADAN
MEDYCZNYCH

Celem badania miata by¢ ocena uzytecznosci przedoperacyjnego zastosowania nowoczesnych
metod obrazowania gruczotu piersiowego (...) oraz nowych technik patologicznego badania
pooperacyjnego (...) w aspekcie ich wptywu na sposéb postepowania klinicznego (rodzaj zabiegu,
sekwencja leczenia, koniecznos¢ reoperacji), a takze okreslenie korelacji wynikow nowych badar
obrazowych z pooperacyjnym badaniem histopatologicznym - standardowym oraz poszerzonym
o dodatkowe techniki ewaluacji.

Przedmiotem porownania miat by¢ zakres istotnych klinicznie informacji pozyskanych dzieki
wykonaniu dodatkowych, ponadstandardowych procedur oraz ich wptyw na postepowanie przed- |
pooperacyjne

Projekt nie miat na celu badania wiasciwosci okreslonego produktu leczniczego /
wyrobu medycznego.




Przyktad 4

AGENCIA

Interwencje w badaniu stanowi¢ miata operacja przepukliny okofostomijnej nowatorsky, ziozong
metodg, ktorej efekty miaty by¢ porownane z klasyczng metody operowania przepuklin
okotostomijnych. Zaktadanym celem badania miatlo byc¢ potwierdzenie skutecznosci

| bezpieczeristwa operacji naprawczej przepukliny okotostomijnej nowa metoda.

Przedmiotem oceny w przediozonym projekcie miata by zatem nowa technika chirurgiczna.

Projekt nie miat na celu badania wiasciwosci okreslonego produktu leczniczego /
wyrobu medycznego.

BADAN
MEDYCZIMNYCH



IR
WNIOSKODAWCA NIE BYt SPONSOREM i WYTWORCA
WYROBU MEDYCZNRGO BEDACEGO PRZEDMIOTEM BADANIA
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Przykiad 1

AGENCJA
BADAN
MEDYCZNYCH

Przedmiotem prac badawczych miata byc ocena skutecznosci przezskornej ablacji z zastosowaniem
14-dniowej telemetrycznej rejestracji zapisu EKG u dzieci w diugiej obserwacji po zabiegu.

W projekcie zaplanowano zastosowac system X - nowe rozwigzanie technologiczne dajace szanse
dtugotrwatego, zdalnego monitorowania rytmu serca oraz automatyczng diagnostyke.

Zaproponowany we whniosku model badania klinicznego uniemozliwiat petnienie
funkcji sponsora badania klinicznego wyrobu medycznego przez Whnioskodawce,
poniewaz Wnioskodawca nie byt wytworcg systemu.

Ponadto badania kliniczhego nie stanowi zaprojektowane i zaplanowane
systematyczne badanie wyrobu oznakowanego znakiem CE prowadzone na ludziach,
podjete w celu weryfikacji bezpieczennstwa lub dziatania tego wyrobu, jezeli wyrob
w badaniu jest stosowany zgodnie z przewidzianym zastosowaniem wyrobu.

Whnioskodawca nie wykazat w tresci wniosku, ze wyréb medyczny miatby byc
stosowany poza zastosowaniem przewidzianym dla tego wyrobu medycznego.
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Przyktad 2

AGENCJA
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W ramach interwencji badawczej grupa badana miata otrzymac¢ do domu, po odpowiednim
przeszkoleniu, przenosny spirometr potaczony z telefonem komadrkowym lub tabletem pacjenta
do wykonywania domowych spirometrii. Aplikacja zainstalowana na urzadzeniu pacjenta z
dostepem do Internetu w czasie rzeczywistym miafa przesytac dane do osrodka koordynujgcego
leczenie pacjenta.

Zaproponowany we whniosku model badania klinicznego uniemozliwiat petnienie
funkcji sponsora badania klinicznego wyrobu medycznego przez wnioskodawce,
poniewaz wnioskodawca nie byt wytworcg komercyjne dostepnego mobilnego
zestawu do spirometrii.

Whnioskodawca nie wykazat w tresci wniosku, ze wyréb medyczny miatby byc
stosowany poza zastosowaniem przewidzianym dla tego wyrobu medycznego.




IV.
WYROB MEDYCZNY NIE ISTNIAt W MOMENCIE SKtADANIA
WNIOSKU O DOFINANSOWANIE
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Przyktad 1

AGENCJA
BADAN
MEDYCZNYCH

Projekt obejmowat opracowanie platformy wspierajgcej diagnostyke martwiczego zapalenia jelit
z wykorzystaniem technik uczenia maszynowego, ktora szybciej, doktadniej i na wczesSniejszym
etapie miata wykrywac /przewidywac chorobe, w poréwnaniu do diagnostyki wykonywanej przez
personel medyczny. Kazdy etap oceny chorego miat by¢ rejestrowany w bazie danych na osi czasu,
uwzgledniajgc wszelkie pomiary fizjologiczne oraz obrazowanie medyczne. Zebrane dane miaty
podlegac analizie i selekcji do skonstruowania optymalnej sieci neuronowej, dzieki ktorej miat
zostac opracowany model diagnostyczny.

Przedtozony projekt nie wpisywat sie w definicje badania klinicznego z uwagi na fakt,
ze dopiero na etapie realizacji projektu zaplanowano opracowanie, a nastepnie
testowanie i optymalizowanie dziatania prototypu platformy wspierajgcej diagnostyke
martwiczego zapalenia jelit z wykorzystaniem technik uczenia maszynowego. Wyréb
medyczny nie istniat w momencie skiadania wniosku.




Przyktad 2

AGENCJA
BADAN
MEDYCZNYCH

Celem badania bylo opracowanie wyrobu medycznego tj. programu sztucznej inteligencji do
wczesnej | nieinwazyjnej diagnostyki retinopatii cukrzycowej, ktory mogtby byc¢ zastosowany
w potaczeniu z telemedycyna. Program mial analizowac¢ obraz dna oka, badania optycznej
koherentnej tomografii (OCT), angiografie optycznej tomografii (OCTA), a nastepnie okreslac¢
obecnosc, stopieni | ryzyko progresji retinopatii cukrzycowej. Dodatkowo miatl oceniat ryzyko innych
powiktan takich jak nefropatia, udar, zawat serca i choroby naczyn obwodowych.

Przedtozony projekt nie wpisywat sie w definicje badania klinicznego z uwagi na fakt,
ze dopiero na etapie realizacji projektu zaplanowano opracowanie algorytmu. Wyrdéb
medyczny nie istniat w momencie sktadania wniosku.




Przyktad 3

AGENCJA
BADAN
MEDYCZNYCH

Celem projektu bylio wypracowanie nowego algorytmu diagnostycznego opartego na analizie
wzoru molekularnego oraz cech morfologicznych skrzeplin powstajacych w  mechanizmie
sercopochodnym w odroznieniu od powstajacych w przebiegu patologii miazdiycowej. Jako
interwencje w projekcie badawczym wskazano przeprowadzenie analiz morfologii skrzeplin
usuwanych podczas zabiegow trombektomii mechanicznej i materiatu usunietego podczas zabiegu
endarterektomii.

Przedtozony projekt nie wpisywat sie w definicje badania klinicznego z uwagi na fakt,
ze dopiero na etapie realizacji projektu zaplanowano opracowanie
algorytmu/modelu. Wyréb medyczny nie istniat w momencie sktadania wniosku.




V.
BLtEDNE ZAKWALIFIKOWANIE SUPLEMENTU DIETY JAKO
BADANEGO PRODUKTU LECZNICZEGO
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Suplement diety a produkt leczniczy

AGENCJA
BADAN
MEDYCZNYCH

Zgodnie z art. 3 ust. 3 pkt 39 ustawy z dnia 25 sierpnia 2006 r. 0 bezpieczenstwie zywnosci
| Zywienia: suplement diety jest srodkiem spozywczym, ktorego celem jest uzupetnienie normalnej
diety, bedacy skoncentrowanym Zradiem witamin lub skiadnikéw mineralnych lub innych
substancji wykazujacych efekt odizywczy lub inny fizjologiczny, z wyigczeniem produktow
posiadajgcych wiasciwosci 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
wiasciwosci 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 dziatanie farmakologiczne, immunologiczne lub metaboliczne.
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Przyktad

AGENCIA
BADAN

Przedmiotem projektu badawczego miat by¢ produkt leczniczy, jednakze analiza wniosku wykazata,
ze gtdwng interwencje w badaniu stanowi preparat Omega 3-6-9 firmy X, ktory jest suplementem
diety.

Projekt zaktadat przeprowadzenie badania klinicznego z wykorzystaniem suplementu
diety, ktory zgodnie z obowigzujgcymi regulacjami prawnymi nie stanowi produktu
leczniczego.

MEDYCZIMNYCH
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I. PRZYKLADY DOTYCZACE PRODUKTOW LECZNICZYCH
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Przykiad 1 Produkt leczniczy vs. placebo

e I Rituximab

Placebo

Wieloosrodkowe, randomizowane, podwojnie zaslepione

Cel badania Cel gtowny projektu dotyczyt wydluzenia okresu remisji idiopatycznego zespolu nerczycowego (IZN)
steroidozaleznego lub z czestymi nawrotami bez stosowania steroidow. Cele dodatkowe stanowity m.in.
odstawienie steroidow bez nawrotu IZN, monitorowanie deplecji limfocytow B, jako biowskainika nawrotu czy
tez utworzenie sieci badawczej osrodkow nefrologii dzieciecej.

Projekt byt nowatorski, kompletny, bazujacy na dobrze opisanych zalozeniach, trafiony w aspekcie celowosci
klinicznej i posiadajacy wszelkie atuty, aby jego realizacja zakoriczyta sie sukcesem. ldiopatyczny zespot
nerczycowy wymaga bezwzglednie leczenia. W przypadku braku podjecia leczenia moze w konsekwencji
doprowadzic do zgonu pacjenta. Lek bedacy przedmiotem badania jest stosowany u pacjentow pediatrycznych
jako "off-label". Aktualnie jest on jedynie rekomendowany w sytuacji braku poprawy po zastosowaniu
klasycznego schematu leczenia.

AGENCIA
BADAN

MEDYCZIMNYCH




Przyktad 2 Kombinacja produktow leczniczych vs. standard terapii

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

Cel badania Cel gtéwny projektu dotyczyt zwiekszenia dostepnosci do zaawansowanych terapii dla wszystkich polskich dzieci z
nowo zdiagnozowana ostrg biataczka limfoblastyczng, a takie opracowanie opcji leczniczych przy uzyciu
zaawansowane] diagnostyki molekularne] catego genomu, dla pacjentow, ktorzy nie zareagowali na
standardowy schemat terapeutyczny oraz wprowadzenie nowoczesne] diagnostyki do stratyfikacji ryzyka i do
zastosowania terapii ukierunkowanych molekularnie.

Zastosowanie wynikow projektu umozliwi polskim pacjentom osigganie wynikow leczenia porownywalnych
z osigganymi w krajach Europy Zachodniej. Umozliwi takze dostep do nowych opcji leczniczych pacjentom
z ostrg biataczka limfoblastyczng z fuzjg BCR-ABL lub podtypem BCR-ABL-1 like z klasy ABL1 oraz z grupy bardzo
wysokiego ryzyka i aktywacja szlaku sygnatowego JAK/STAT, ktorzy nie reaguja odpowiednio na standardowe
leczenie.

AGENCIA
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Przykiad 3 3 ramiona z innym skojarzeniem produktow leczniczych

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

Brak komparatora

GCLICTLELERICI Iednoosrodkowe, randomizowane, otwarte

Cel badania Celem byto ustalenie zakresu bezpiecznych dawek dotychczas niebadanego skojarzenia deksametazonu z lekam
i_hamujacymi_wewnatrizkomdrkowe szlaki przekazywania sygnatow - trametinib, ewerolimus i gilteritinib
u pacjentéw z rozpoznaniem nawrotowe] ostre] biataczki limfoblastycznej B-komorkowej. Leki bedace
przedmiotem badania albo nie byly dotychczas stosowane u chorych z ALL (trametinib, gilteritinib) albo nie byty
stosowane w tym wskazaniu w skojarzeniu z deksametazonem w celu przywrdécenia wrazliwosci na
glikokortykosteroidy (ewerolimus).

AGENCIA
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Przykiad 4 Nowy schemat dawkowania vs. dotychczas stosowany schemat dawkowania

Interwencja Prednizon + deksametazon w nowym schemacie

Prednizon + deksametazon w poprzednio stosowanym protokole EURO-LB-02 i NHL-BFM-95

Rodzaj badania Miedzynarodowe, wieloosrodkowe, randomizowane
Cel badania W projekcie okreslone zostaly 2 cele pierwszorzedowe przewidziane dla wszystkich pacjentow wigczonych do

badania oraz dla grupy chorych spetniajgcych kryteria wysokiego ryzyka:

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

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

Wyniki badania beda mogly wptyna¢ w przysztosci na praktyke kliniczng w Polsce, poprzez zmiane standardu
leczenia populacji pediatrycznej.

AGENCIA
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Przyktad 5

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

Dinutuksymab beta w skojarzeniu z chemioterapig

Brak komparatora (poréwnane z historyczna grupa pacjentdw z HR-NBL, u ktdrych po wystapieniu
niepowodzenia leczenia nie byta stosowana immunochemioterapia)

Jednooérodkowe, nierandomizowane (ze wzgledu na stosunkowo mata liczebnosé grupy oraz jej duia
heterogennosc; ch. ultrarzadka)

Cel badania Gtownym celem byia ocena bezpieczenstwa podawania DB w terapii skojarzone] z konwencjonalna
chemioterapia u pacjentow z nerwiakiem zarodkowym wspotczulnym (NBL) pierwotnie opornym na
standardowa chemioterapie oraz ze wznowa lub progresja choroby. Zalozenia Projektu, ich uzasadnienie
merytoryczne, wybor metodyki realizacji zatozonych celow oraz innowacyjnosc badanej metody terapeutycznej wska
zywaly na doswiadczenie badaczy, rozumienie potrzeb systemu opieki zdrowia. Realizacja projektu
dostarczy nie tylko dowodow dotyczacych bezpieczeristwa | skutecznosci zastosowane] interwencji
terapeutycznej u chorych na NBL, co w przysztosci moze skutkowac opracowaniem skutecznej terapii. Projekt
wpisywat sie w zatozenia Narodowej Strategii Onkologicznej.
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Przyktad 6

Nowy radiofarmacutyk vs. dotychczas stosowany radiofarmaceutyk

Radiofarmaceutyk 225Ac-DOTATATE + zimne analogi somatostatyny

Terapia standardowa + dtugodziatajace analogi somatostatyny

Jednoosrodkowe, randomizowane

Cel badania Celem badania byta ocena skutecznosci leczenia za pomoca innowacyjne] metody, z uzyciem zupeinie nowego,
dotad nie stosowanego radiobiokoniugatu znakowanego emiterem alfa - 225Ac-DOTATATE u chorych
z nowotworami neuroendokrynnymi i nieresekcyjnymi przerzutami do watroby iflub zmianami w innych
narzadach, z postepujgcym obrazem choroby na dotychczas stosowanych metodach leczenia. Projekt dotyczyt
bardzo wainego zagadnienia leczenia onkologicznego potréjnie ujemnego raka piersi u kobiet w Polsce.

Projekt byt innowacyjny i powinien przyniesc w przysziosci realne korzysci pacjentom. Zastosowanie nowoczesngj, op
racowane] 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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Przykiad 7 Produkt leczniczy vs. Produkt leczniczy dla oceny skutecznosci

Syrolimus, Trametynib

Komparator Brak komparatora (ze wzgledu na charakter badania; nieetyczne bytoby utworzenie obserwacyjnej grupy
kontrolnej)
Rodzaj badania Wielosrodkowe, nierandomizowane

Cel badania Celem badania bylo opracowanie optymalnego leczenia dla pacjentow z rozlanym naciekajgcym glejakiem
mostu (DIPG) poprzez identyfikacje istotnych dla terapii markerow molekularnych, dostosowanie rodzaju
produktu leczniczego do wskazanych markerdow oraz ocene bezpieczenstwa i skutecznosci wybranych lekow
(Syrolimus, Trametynib) w leczeniu rozlanych naciekajacych glejakow mostu u dzieci.

Projekt zaktadat przeprowadzenie ujednoliconego postepowania diaghostyczno-terapeutycznego u okoto 100
dzieci z DIPG. Do badania zostana wiaczeni pacjenci pediatryczni, w wieku od ukonczenia 3 roku zycia do
ukonczenia 18 roku zycia. Badanie obejmie pacjentow z terytorium catego kraju.

Utworzona w ramach projektu baza danych obejmujaca dane kliniczne 100 chorych oraz wyniki badan

histologicznych, genetycznych | molekularmnych bedzie unikalnym w skali swiatowe] materiatem danych
molekularnych DIPG.
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Przyktad 8

Produkt leczniczy off- label vs. placebo

Rapamycyna

Knmparatur F’Iacebo

Rodzaj badania Wieloosrodkowe, randomizowane, podwadjnie zaslepione

Cel badania Celem badania bylo ustalenie skutecznosci | bezpieczenstwa leczenia rapamycyng 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
skuteczng terapie rapamycyng w grupie chorych z padaczka o etologii genetycznie uwarunkowanego
uszkodzenia mozgu i catego organizmu jakim jest TS i tym samym prowadzac do rzeczywiste] indywidualizacji
terapii. Przede wszystkim jednak lek moze by¢ cenng alternatywna terapia dla pacjentow z padaczka lekooporng o
innym podtozu ale napadach zwigzanych z hamowaniem szlaku mTOR.
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Il. PRZYKEAD DOTYCZACY WYROBOW MEDYCZNYCH
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Przyktad

Istniejgcy na moment sktadania wniosku wyréb medyczny — algorytm

technologia BSD (B-matrix Spatial Distribution) oraz algorytmy oparte na sztucznejinteligencji do analizy
obrazow MRI w populacji osob chorych (grupa badana)

technologia BSD (B-matrix Spatial Distribution) oraz algorytmy oparte na sztucznej inteligencji do analizy
obrazéw MRI w populacji osob zdrowych (grupa kontrolna)

Jednoosrodkowe, nierandomizowane

Cel badania Celem badania byla ocena przydatnosci klinicznej post-processingowej korekty obrazow MRI przy pomocy
innowacyjnej technologii BSD (B-matrix Spatial Distribution), testowanej dotychczas w warunkach
przedklinicznych, do monitorowania przebiegu choroby u pacjentow 2 rozpoznaniem  postaci
rzutowo-remitujgcej stwardnienia rozsianego (SM), a takie moiliwosc jej wykorzystania dla stworzenia
algorytmow oceniajgcych opartych na sztucznej inteligencji (Al). Projekt wykorzystywat innowacyjna technologie o
pracowang przez polskich badaczy. Jezeli wyrob medyczny w postaci technologii BSD potwierdzi jej przydatnosc w
przysztosci, to mozliwe bedzie wprowadzenie jej do prakityki klinicznej co w znacznym stopniu poprawiioby
mozliwosci diagnostyki stwardnienia rozsianego.
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Dziekuje za uwage

AGENCJA
BADAN
MEDYCZNYCH



	jpg2pdf
	jpg2pdf (1)
	jpg2pdf (2)

