Lista projektow skierowanych do oceny merytorycznej po zakonczonej procedurze oceny formalnej w ramach Konkursu
na niekomercyjne badania kliniczne w obszarze chorob rzadkich o numerze: ABM/2021/1

Numer projektu

Lider Projektu

Konsorcjanci

Tytut projektu

2021/ABM/01/00002/P/01

Uniwersytet Medyczny w todzi

Samodzielny Publiczny Zakiad
Opieki Zdrowotnej Centralny
Szpital Kliniczny Uniwersytetu
Medycznego w todzi

OptiMD - Program harmonizacji diagnostyki i
personalizacji terapii cukrzycy monogenowej

2021/ABM/01/00003

Warszawski Uniwersytet
Medyczny

Niekomercyjne i nierandomizowane badanie
interwencyjne fazy 2a. oceniajgce skutecznosé
produktu leczniczego kryzotynib w terapii dzieci z
ciezkg postacig neurofibromatozy typu 2., w
szczegolnosci niepoddajgcych sie leczeniu
chirurgicznemu oraz/lub radioterapii. (Akronim badania:
KRONF2)

2021/ABM/01/00004

Narodowy Instytut Kardiologii
Stefana kardynata Wyszynskiego -
Panstwowy Instytut Badawczy

Slgski Uniwersytet Medyczny

Stowarzyszenie "Serce dla Arytmii"

Sakubitryl/walsartan w zapobieganiu progresji choroby
u pacjentow z arytmogenng kardiomiopatig prawe;j
komory - wieloosrodkowe badanie randomizowane

ARNI-ARVC

2021/ABM/01/00005

Narodowy Instytut Kardiologii
Stefana kardynata Wyszynskiego -
Panstwowy Instytut Badawczy

Fundacja Serce Dziecka

Wptyw sakubitrylu/walsartanu na wydolnosé wysitkowa,
przebudowe i czynnos¢ systemowej prawej komory u
dorostych chorych z wrodzonym skorygowanym
przetozeniem pni tetniczych — randomizowane badanie
kliniczne ORPHAN COR

2021/ABM/01/00006

Uniwersytet Medyczny w
Biatymstoku

Randomizowane, podwdjnie zaslepione badanie
kliniczne oceniajgce wptyw leczenia metforming na
receptywnos$¢ endometrium u kobiet z rozpoznanag
nieptodnosciag zenska spowodowang nieprawidtowa

implantacjg




2021/ABM/01/00007

Instytut Psychiatrii i Neurologii

Leczenie substytucyjne kwasami ttuszczowymi omega
3 u pacjentow z neurozwyrodnieniem ze spichrzaniem

zelaza typu MPAN

Zastosowanie dupilumabu w leczeniu mastocytozy

2021/ABM/01/00008

Gdanski Uniwersytet Medyczny

Stowarzyszenie chorych na
mastocytoze

uktadowej o powolnym przebiegu

Badanie kliniczne obejmujgce dzieci i mtodziez z

2021/ABM/01/00009

Gdanski Uniwersytet Medyczny

pierwotnym ztosliwym nowotworem watroby -
watrobiakiem zarodkowym (Hepatoblastoma) i rakiem

watrobowokomorkowym (Hepatocarcinoma) -
POLPHITT

Randomizowane badanie kliniczne oceniajgce wptyw

2021/ABM/01/00010

Uniwersytet Medyczny w
Biatymstoku

desmopresyny na ilos¢ powiktan krwotocznych po

biopsji nerki STOP BLEED (SafeTy Outcomes Post

kidney Biopsy - randomized cLinical Evaluation of
Efficacy of Desmopressin)

Ocena skutecznos$ci walsartanu w zwalnianiu

2021/ABM/01/00011

Gdanski Uniwersytet Medyczny

Instytut Centrum Zdrowia Matki
Polki

Stowarzyszenie Marfan Polska

poszerzania sie aorty u dzieci i mtodych dorostych z
uwarunkowanymi genetycznie chorobami aorty
piersiowej typu zespotu Marfana — wieloosrodkowe
badanie randomizowane kontrolowane placebo z
podwadjnie slepg prébg (Valsartan in Children and
Young Adults with Marfan-type Heritable Thoracic
Aortic Diseases — Valsar-TAD, a randomized,
multicenter, double-blind, placebo-controlled trial)

Zastosowanie metforminy jako leku wspomagajgcego

2021/ABM/01/00012

Samodzielny Publiczny Szpital
Kliniczny Nr 7 SUM w Katowicach
Goérnoslgskie Centrum Medyczne

im. prof. Leszka Gieca w

remielinizacje u pacjentéw z chorobg ze spektrum
zapalenia rdzenia i nerwéw wzrokowych (neuromeylitis
optica spectrum disorder - NMOSD)

Katowicach




Ocena skutecznosci i bezpieczehnstwa zastosowania N-

2021/ABM/01/00013 Uniwersytet Medyczny w Lublinie - acetylocysteiny u pacjentéw z izolowang formg
zwyrodnienia barwnikowego siatkowki — badanie 2 fazy
Narodowy Instytut Kardiologii ,Zastosowanie sildenafilu u chorych z sercem
2021/ABM/01/00014 Stefana kardynata Wyszynskiego - Fundacja Serce Dziecka jednokomorowym po operacji Fontana — badanie
Panstwowy Instytut Badawczy SINFON-PL”
PLACENTA_PL: Pierwsze polskie badanie
2021/ABM/01/00015 Pomorski Uniwersytet Medyczny - mekomgrc_yme (_)ptymallz_UJace badania przesiewowe,
prewencje i monitorowanie wczesnych ciezkich postaci
niewydolnosci fozyska
Centrum Medvczne Ksztalcenia Ocena skuteczno$ci leczenia chorych z twardzing
2021/ABM/01/00016 y Uniwersytet Medyczny w Lublinie uktadowg z uzyciem rekombinowanego ludzkiego
Podyplomowego L .
przeciwciata monoklonalnego dupilumabu
Uniwersytet Medyczny w
Biatymstoku,
A Randomized, Double-Blind, Placebo-Controlled
2021/ABM/01/00017 Gdanski Uniwersytet Medyczny Uniwersytet Opolski Multicenter Study of Levosimendan Therapy in low
P ejection fraction Takotsubo Syndrome (LevoTako Trial)
Polskie Stowarzyszenie Osob z
Niewydolnoscig Serca
o . Ocena SkUtecznosci i bezPieczenstwa teRapii
Gornoslagskie Centrum Medyczne bEznosrednimi d ) K | Ml
- R im. prof. Leszka Gieca Slgskiego DEzposrednimi oustnymi a_nty oagu anta W
2021/ABM/01/00018 Slgski Uniwersytet Medyczny . poréwnaniu do warfaryny u pacjentéw z zakrzepicg zyt
Uniwersytetu Medycznego w /lub K mé h - badanie Klini
Katowicach i/lub zato mézgowych - badanie Kliniczne z
randomizacjg (SUPREMI)
Narodowy Instytut Onkologii im. Ocena skuteczno$ci i bezpieczenstwa zastosowania
2021/ABM/01/00019 Instytut Matki i Dziecka Marii Sktodowskiej-Curie — regorafenibu u pacjentéw z opornymi na leczenie

Panstwowy Instytut Badawczy

pierwotnymi nowotworami kosci (REGBONE)




Stowarzyszenie Pomocy Chorym
na Miesaki i Czerniaki SARCOMA

"Skutecznos¢ i bezpieczenstwo ryluzolu u pacjentow w
objawowym stadium ataksji rdzeniowo-moézdzkowej

2021/ABM/01/00020 Instytut Psychiatrii i Neurologii - typu 1 — badanie wieloosrodkowe, randomizowane,
podwdjnie zaslepione, z zastosowaniem protokotu z
opo6znionym wigczeniem interwencji leczniczej"
) ) Rola markeréw procesu zapalnego w krwi, ptynie
. . o Politechnika Wroctawska mozgowo-rdzeniowym oraz rezonansie magnetycznym
2021/ABM/01/00021 Umweysytet‘ Medyczny im. P'aStOW w monitorowaniu bezpieczenstwa terapii
Slgskich we Wroctawiu . ; :
Fundacja SMA oligonukleotydami antysensownymi u chorych z
rdzeniowym zanikiem miesni.
Szpital Uniwersytecki nr 1 im. dr | A Prospective multi-centre study to describe the safety
_ . ~ | Antoniego Jurasza w Bydgoszczy and efficacy of Wharton's Jellyderived mesenchymal
2021/ABM/01/00022 Uniwersytet Medyczny im. Piastow stromal cells (hUCMSC) and tocilizumab in Ster0|d-_
Slgskich we Wroctawiu ) o Refractory acuteGvHD (SR-aGvHD; ORPHA:39812) in
Fundacja ,Na Ratunek Dzieciom z | pediatric patients after allogeneic hematopoietic stem
Chorobg Nowotworowg” celltransplantation (HSCT)
Instytut ,Pomnik — Centrum Centrum Medyczne Ksztatcenia ,LImfotok, Prenatalna i Okotoporodowa Diagnostyka,
2021/ABM/01/00023 Zdrowia Dziecka” Podyplomowego Obliteracyjne Leczenie — LIPIODOL”
Narodowy Instytut Onkologii im. . .
2021/ABM/01/00024 Marii Skiodowskiej-Curie — : Pergbm"z“”.‘ab W Terepl Zaawansowanego,
Panstwowy Instytut Badawczy rogresujgcego Raka Rory Nadnerczy
Warszawski Uniwersytet Mezenchymalne komarki macierzyste pozyskiwane z
Uniwersytet Medyczny w Medyczny tkanki ttuszczowej (ADSC) jako strategia terapeutyczna
2021/ABM/01/00025 w leczeniu wczesnej aktywnej uogoélnionej postaci

Biatymstoku

Ogodlnopolska Federacja
Stowarzyszen Reumatykow "REF"

twardziny uktadowej — randomizowane, kontrolowane
placebo badanie kliniczne ,ScleroCell”




2021/ABM/01/00026

Narodowy Instytut Onkologii im.

Marii Sktodowskiej-Curie —
Panstwowy Instytut Badawczy

Stowarzyszenie pomocy chorym
na miesaki i czerniaki Sarcoma

Alektynib w leczeniu chorych na Inflammatory
Myofibroblastic Tumor (IMT) z rearanzacjg genu ALK w
stadium nieoperacyjnym — jednoramienne,
wieloosrodkowe badanie Il fazy

2021/ABM/01/00027

Instytut ,Pomnik — Centrum
Zdrowia Dziecka”

Transition Technologies Science
Sp. zo.0.

Krajowe Forum na rzecz terapii
choréb rzadkich ORPHAN

Otwarte randomizowane badanie kliniczne Il fazy
oceniajgce bezpieczenstwo i skutecznos¢ rapamycyny
w leczeniu rzadkich i ultrarzadkich choréb
osrodkowego uktadu nerwowego zwigzanych z
aktywacjg szlaku mTOR u dzieci- BraimTOR.

2021/ABM/01/00028

Instytut Psychiatrii i Neurologii

Gdanski Uniwersytet Medyczny

Uniwersytet Medyczny im. Karola
Marcinkowskiego w Poznaniu

Randomizowane, kontrolowane placebo, prowadzone
w grupach rownolegtych metodg podwdjnie slepej
préby badanie z uzyciem polisomnografii majgce na
celu ocene skutecznosci i bezpieczenstwa stosowania
baklofenu w leczeniu oséb dorostych i mtodziezy w
wieku powyzej 15 r.z. chorujgcych na narkolepsje z
katapleksja.

2021/ABM/01/00029

Uniwersytet Medyczny w todzi

Samodzielny Publiczny Zaktad
Opieki Zdrowotnej Centralny
Szpital Kliniczny Uniwersytetu
Medycznego w todzi

Stowarzyszenie Rodzin z Chorobg
Fabry'ego

Prospektywne randomizowane badanie poréwnujgce
minimalne dawki glikokortykosteroidéw vs. placebo
jako leczenie wspomagajgce enzymatyczng terapie

zastepczg w chorobie Fabry’ego (PL-Fabry Trial)

2021/ABM/01/00030

Wojskowy Instytut Medyczny

Uniwersytet Medyczny w todzi
Gdanski Uniwersytet Medyczny

Stowarzyszenie Chorych na
Uktadowe Zapalenie Naczyn:
Vasculitis

VASCULITIS — Personalizowane leczenie
immunosupresyjne z uzyciem rituximabu w leczeniu
uktadowych zapalen naczyn z obecnoscig przeciwciat
ANCA — randomizowane, wieloosrodkowe badanie
kliniczne




2021/ABM/01/00031

Uniwersytet Medyczny im. Karola
Marcinkowskiego w Poznaniu

Pomorski Uniwersytet Medyczny

Uniwersytet Medyczny im. Piastéw

Slgskich

Inhibitory SGLT2 (Sodium-glucose co-transporter 2) a
remodeling mitochondriéw w chorobach
mitochondrialnych z zajeciem uktadu nerwowego,
krazenia lub narzgdu wzroku

2021/ABM/01/00034

Narodowy Instytut Onkologii im.
Marii Sktodowskiej-Curie —
Panstwowy Instytut Badawczy

Nowoczesne leczenie chorych na raka gruczotowo-
torbielowatego regionu gtowy i szyi z wykorzystaniem
PSMA znakowanego lutetem 177

2021/ABM/01/00035

Instytut Centrum Zdrowia Matki
Polki

Uniwersytet Medyczny w todzi

POINTED (ang. Personalised management of patients
with Osteogenesis Imperfecta — Novel Treatment upon
Explicit Diagnosis) - Strategia spersonalizowanej opieki
nad pacjentem z wrodzong tamliwos$cig kosci w oparciu
0 precyzyjng diagnoze i nowe podejscie terapeutyczne

2021/ABM/01/00036

Wojskowy Instytut Medyczny

Uniwersytet Medyczny w todzi

FORMA — wieloosrodkowe randomizowane badanie
kliniczne z grupg kontrolng oceniajgce skutecznosé i
bezpieczenstwo ketoanalogéw aminokwaséw
egzogennych w profilaktyce zaburzeh odzywienia w
zespole nerczycowym

2021/ABM/01/00037

Uniwersytet Medyczny w
Biatymstoku

Niekomercyjne badanie kliniczne zastosowania
modulatorow biatka CFTR u chorych dorostych z ciezkg
postacig choroby oskrzelowo ptucnej zwigzanej z
mukowiscydozg i mutacjami resztkowej funkcji genu
CFTR.

2021/ABM/01/00038

Uniwersytet Medyczny im. Piastow
Slgskich we Wroctawiu

Uniwersytet Jagiellonski -
Collegium Medicum

Ketoprofen w leczeniu pierwotnych obrzekéw
limfatycznych.

2021/ABM/01/00039

Warszawski Uniwersytet
Medyczny

Narodowy Instytut Onkologii im.
Marii Sktodowskiej-Curie —
Panstwowy Instytut Badawczy

Wieloo$rodkowe badanie kliniczne 2 fazy oceniajace
bezpieczenstwo i skutecznos¢ skojarzenia
sargramostimu ze schematem D-VCd (daratumumab,
bortezomib, cyklofosfamid, deksametazon) u
nieleczonych pacjentéw z amyloidozg taricuchow
lekkich (badanie STARLIGHT).




2021/ABM/01/00041

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

Ogodlnopolskie Stowarzyszenie
Mtodych Z Zapalnymi Chorobami
Tkanki Lacznej "3majmy Sie
Razem"

Nintedanib i tocilizumab - dobér leczenia u chorych z
twardzing uktadowa w zalezno$ci od aktywnosci
zapalnej choroby i nasilenia srédmigzszowej choroby
ptuc (ILD) z uwzglednieniem metod teranostyki:
aktywnosci cytokin, markeréw zapalenia i wioknienia,
obrazu tomografii komputerowej ptuc i pozytronowej
tomografii emisyjnej (PET) z fluorodeoxyglukoza
([18F]FDG) oraz analogami somatostatyny i
uwzglednieniem badania metabolomu i transkryptomu
wybranych chorych. Projekt NINTOC- TU




