Lista rankingowa konkursu na dziatalno$¢ badawczo- rozwojowa w zakresie niekomercyjnych badan klinicznych w obszarze choréb rzadkich nr ABM/2021/1

Numer wniosku Lider Konsorcjum Konsorcjanci Tytut projektu Rekom?ndowana I'(wota Sreania Informacja o rekomendacji
ary Ly
Transition Technologies Science Sp. z 0.0. Otwarte randomizowane badanie kliniczne Il fazy oceniajace bezpieczenstwo i skutecznosé
2021/ABM/01/00027 Instytut ,Pomnik — Centrum Zdrowia Dziecka” rapamycyny w leczeniu rzadkich i ultrarzadkich chorob osrodkowego uktadu nerwowego 9 999 868,26 zt 73 y do
Krajowe Forum na rzecz terapii choréb rzadkich ORPHAN zwigzanych z aktywacjg szlaku mTOR u dzieci- BraimTOR.
Narodowy Instytut Onkologii im. Marii Sktodowskiej-Curie —
Panstwowy Instytut Badawczy Ocena skutecznosci i bezpieczenstwa zastosowania regorafenibu u pacjentéw z opornymi
2021/ABM/01/00019 Instytut Matki | Dziecka piecz 2 cgorar pacj porny 9 999 998,68 zt 73 y do
. " . . na leczenie pierwotnymi nowotworami kosci (REGBONE)
Stowarzyszenie Pomocy Chorym na Migsaki i Czerniaki
SARCOMA
FORMA — wieloosrodkowe randomizowane badanie kliniczne z grupa kontrolng oceniajace
2021/ABM/01/00036 Wojskowy Instytut Medyczny Uniwersytet Medyczny w todzi skuteczno$¢ i bezpieczenistwo ketoanalogéw aminokwaséw egzogennych w profilaktyce 9 605 089,78 zt 72,5 y do
zaburzen odzywienia w zespole nerczycowym
" . Slaski Uniwersytet Medyczny . . . . -
Narodowy Instytut Kardiologii Stefana kardynata Sakubitryl/walsartan w zapobieganiu progresji choroby u pacjentéw z arytmogenng
2021/ABM/01/00004 P o A N . " N b 6756 204,70 zt 69 y do
Wyszynskiego - Paristwowy Instytut Badawczy o, . kardiomiopatig prawej komory - wieloosrodkowe badanie randomizowane ARNI-ARVC
Stowarzyszenie "Serce dla Arytmii
Randomizowane badanie kliniczne oceniajgce wptyw desmopresyny na ilos¢ powiktan
2021/ABM/01/00010 Uniwersytet Medyczny w Bi Ku - krwotocznych po biopsji nerki STOP BLEED (SafeTy Outcomes Post kidney Biopsy - 5 485 644,05 zt 68 y do
randomized cLinical Evaluation of Efficacy of Desmopressin)
Niekol jine i nierar e badanie interwencyjne fazy 2a. oceniajgce
2021/ABM/01/00003 Warszawski Uniwersytet Medyczny . skutecznosé produktu leczniczego kryzotynib w terapii dzieci z cigzka postacia 5263 510,00 2t 675 y do
neurofibromatozy typu 2., w szczegdlnosci niepoddajacych sie leczeniu chirurgicznemu
oraz/lub radioterapii. (Akronim badania: KRONF2)
Ocena skutecznosci walsartanu w zwalnianiu poszerzania si¢ aorty u dzieci i mtodych
Instytut Centrum Zdrowia Matki Polki dorostych z uwarunkowanymi genetycznie chorobami aorty piersiowej typu zespotu Marfana
2021/ABM/01/00011 Gdanski Uniwersytet Medyczny — Wi $ e badanie i kontrolowane placebo z podwajnie $lepg probg 9 682 866,20 zt 67 y do
Stowarzyszenie Marfan Polska (Valsartan in Children and Young Adults with Marfan-type Heritable Thoracic Aortic
Diseases — Valsar-TAD, a randomized, multicenter, double-blind, placebo-controlled trial)
Badanie kliniczne obejmujace dzieci i mtodziez z pierwotnym ztosliwym nowotworem
2021/ABM/01/00009 Gdanski Uniwersytet Medyczny - watroby - iakiem zarodkowym (H bma) i rakiem watrobowokomérkowym 6117 040,00 zt 67 y do
(Hepatocarcinoma) - POLPHITT
Wieloosrodkowe badanie kliniczne 2 fazy oceniajgce bezpieczeristwo i skuteczno$¢
2021/ABM/01/00039 Warszawski Uniwersytet Medyczny Narodowy Instytut' Onkologii im. Marii Sktodowskiej-Curie — skojar;enla sargramostimu ze schematem Djch (daratumymab, b?nezo'mlb. ) 9 665 017,80 zt 66 y do
Panstwowy Instytut Badawczy cyklofosfamid, deksametazon) u nieleczonych pacjentéw z amyloidoza taficuchéw lekkich
(badanie STARLIGHT).
Narodowy Instytut Onkologii im. Marii Sktodowskiej- _ . "
2021/ABM/01/00024 Curie — Paristwowy Instytut Badawczy Pembrolizumab w Terapii Zaawansowanego, Progresujgcego Raka Kory Nadnerczy 9 259 144,61 zt 66 y do
PLACENTA_PL: Pierwsze polskie badanie niekomercyjne optymalizujgce badania
2021/ABM/01/00015 Pomorski Uniwersytet Medyczny - przesiewowe, prewencje i monitorowanie wczesnych ciezkich postaci niewydolnosci 9769 125,50 zt 65,5 y do
tozyska
Uniwersytet Medyczny w todzi
Gdanski Uniwersytet Medyczn VASCULITIS — Personalizowane leczenie immunosupresyjne z uzyciem rituximabu w
2021/ABM/01/00030 Wojskowy Instytut Medyczny 4 vezny leczeniu uktadowych zapalen naczyn z obecnoscig przeci ANCA - rar i e, 9 999 999,98 zt 65,5 y do

Stowarzyszenie Chorych na Uktadowe Zapalenie Naczyn:
Vasculitis

wieloosrodkowe badanie kliniczne




Uni ytet Medyczny w Bi;

A Randomized, Double-Blind, Placebo-Controlled Multicenter Study of Levosimendan

2021/ABM/01/00017 Gdanski Uniwersytet Medyczny Uniwersytet Opolski Therapy in low ejection fraction Takotsubo Syndrome (LevoTako Trial) 61,5 y do
Polskie Stowarzyszenie Osob z Niewydolnoscig Serca
Goroslaskie Centrum Medyczne im. prof. Leszka Gieca Ocena SkUtecznosci i bezPieczenstwa teRapii bEzposrednimi doustnymi antykoagulantaM|
2021/ABM/01/00018 Slaski Uniwersytet Medyczny a . V : prot. N w poréwnaniu do warfaryny u pacjentéw z zakrzepicg zyt i/lub zatok mézgowych - badanie 60 y do
Uniwersytetu Medycznego w Katowicach . P
kliniczne z randomizacjg (SUPREMI)
2021/ABM/01/00023 Instytut ,Pomnik — Centrum Zdrowia Dziecka” Centrum Medyczne Ksztatcenia Podyplomowego JLIimfotok, Prenatalna i Okotoporodowa Diagnostyka, Obliteracyjne Leczenie — LIPIODOL” 59,5 y do
2021/ABM/01/00026 Narodowy 'Instytuthnkologu im. Marii Sktodowskiej- Stowarzyszenie pomocy chorym na miesaki | czerniaki Sarcoma Alektynib w Ieczeqlu chprych na I‘nﬂarnm'atory Myqflbrobla§tlc Tlurnor (IMT) z rearanzacjg 59 y do
Curie — Panistwowy Instytut Badawczy genu ALK w stadium nieoperacyjnym — jednoramienne, wieloosrodkowe badanie Il fazy
Warszawski Uniwersytet Medyczny Mezenchymalne komérki macierzyste pozyskiwane z tkanki ttuszczowej (ADSC) jako
2021/ABM/01/00025 Uni ytet Medyczny w Biat ku strategia terapeutyczna w leczeniu wczesnej aktywnej uogélnionej postaci twardziny 58,5 y do
Ogolnopolska Federacja Stowarzyszen Reumatykow "REF" uktadowej — randomizowane, kontrolowane placebo badanie kliniczne ,ScleroCell”
Narodowy Instytut Onkologii im. Marii Sktodowskiej- ~ Nowoczesne leczenie chorych na raka gruczotowo-torbielowatego regionu gtowy i szyi z
2021/ABM/01/00034 Curie — Panistwowy Instytut Badawczy wykorzystaniem PSMA znakowanego lutetem 177 565 y do
Szpital Uniwersytecki nr 1 im. dr Antoniego Jurasza w A prospecti It tre study to describe the safety and efficacy of Wharton's
Uniwersytet Medyczny im. Piastow Slaskich we P! h : 9 Jellyderived mesenchymal stromal cells (h(UCMSC) and tocilizumab in Steroid-Refractory
2021/ABM/01/00022 . h N N . o 56,5 y do
Wroctawiu . . , acuteGvHD (SR-aGvHD; ORPHA:39812) in pediatric patients after allogeneic hematopoietic|
Fundacja ,Na Ratunek Dzieciom z Chorobg Nowotworowg’ .
stem celltransplantation (HSCT)
"Skutecznosé i i f ryluzolu u pacjentéw w objawowym stadium ataksji
2021/ABM/01/00020 Instytut Psychiatrii i Neurologii - rdzeniowo-moézdzkowej typu 1 — badanie wieloosrodkowe, randomizowane, podwéjnie 56,5 y do
zaslepione, z zastosowaniem protokotu z op6znionym wiaczeniem interwencii leczniczej"
Samst);izil‘ea\ln}ilﬁlijg:zrbynﬁ:::d 35'325?;:;0?2 f:g;alny Prospektywne randomizowane badanie poréwnujgce minimalne dawki
2021/ABM/01/00029 Uniwersytet Medyczny w todzi P! Yy il yezneg glikokortykosteroidéw vs. placebo jako leczenie wspomagajace enzymatyczna terapie 56,5 y do
Stowarzyszenie Rodzin z Chorobg Fabry'ego zastgpoza w chorobie Fabry'ego (PL-Fabry Trial)
Nintedanib i tocilizumab - dobér leczenia u chorych z twardzing uktadowa w zaleznosci od
aktywnosci zapalnej choroby i nasilenia $rodmigzszowej choroby ptuc (ILD) z
Narodowy Instytut Geriatrii, Reumatologii i Rehabilitacji| Ogdélnopolskie Stowarzyszenie Mtodych Z Zapalnymi Chorobami | uwzglednieniem metod teranostyki: aktywnosci cytokin, markeréw zapalenia i wioknienia,
2021/ABM/01/00041 : . N . . " " o N : " e 56 y do
im. prof. dr hab. med. Eleonory Reicher Tkanki tacznej "3majmy Sig Razem obrazu tomografii komputerowej ptuc i pozytronowej tomografii emisyjnej (PET) z
fluorodeoxyglukoza ([18F]FDG) oraz analogami somatostatyny i uwzglednieniem badania
metabolomu i transkryptomu wybranych chorych. Projekt NINTOC- TU
2021/ABM/01/00016 Centrum Medyczne Ksztatcenia Podyplomowego Uniwersytet Medyczny w Lublinie Ocena skutecznosci leczenia chorych 2 twardzing ukladowa z uzyciem rekombinowanego 56 y do
ludzkiego przeciwciata monoklonalnego dupilumabu
Samodzielny Publiczny Szpital Kliniczny Nr 7 SUM w Zastosowanie metforminy jako leku wspomagajgcego remielinizacje u pacjentéw z chorobg
2021/ABM/01/00012 Katowicach Gérnoslgskie Centrum Medyczne im. prof. - ze spektrum zapalenia rdzenia i nerwéw wzrokowych (neuromeylitis optica spectrum 56 y do
Leszka Gieca w Katowicach disorder - NMOSD)
" " Wplyw sakubitrylu/walsartanu na wydolnos¢ wysitkowa, przebudowe i czynno$¢ systemowej
2021/ABM/01/00005 Narodowy Instytut Kardiologii Stefana kardynata Fundacja Serce Dziecka prawej komory u dorostych chorych z wrodzonym skorygowanym przetozeniem pni 55,5 do

Wyszynskiego - Paristwowy Instytut Badawczy

tetniczych — randomizowane badanie kliniczne ORPHAN COR




Narodowy Instytut Kardiologii Stefana kardynata

.Zastosowanie sildenafilu u chorych z sercem jednokomorowym po operacji Fontana —

2021/ABM/01/00014 Wyszynskiego - Paristwowy Instytut Badawczy Fundacja Serce Dziecka badanie SINFON-PL" 54 y do
2021/ABM/01/00007 Instytut Psychiatrii | Neurologii . Leczenie substytucyne kwasami tiuszczowymi omega 3 u pacjentow z 52,5 y do

neurozwyrodnieniem ze spichrzaniem Zelaza typu MPAN
2021/ABM/01/00008 Gdanski Uniwersytet Medyczny Stowarzyszenie chorych na mastocytoze Zastosowanie dupilumabu w leczeniu mastocytozy uktadowej o powolnym przebiegu 52 y do
2021/ABM/01/00028 Instytut Psychiatrii | Neurologii podwojnie slepej proby zyciem p gratii maja ocene 51 y do

. . . . . |skutecznosci i bezpieczenstwa stosowania baklofenu w leczeniu oséb dorostych i mtodziezy|
Uniwersytet Medyczny im. Karola Marcinkowskiego w Poznaniu : L N . . H
w wieku powyzej 15 r.z. chorujacych na narkolepsje z katapleksja.
Randomizowane, podwdjnie zaslepione badanie kliniczne oceniajgce wptyw leczenia
2021/ABM/01/00006 Uni ytet Medyczny w Biat ku - metforming na receptywno$¢ endometrium u kobiet z rozpoznang nieptodnoscig zeriskg 51 y do
spowodowang nieprawidiowg implantacjg
. . . . Pomorski Uniwersytet Medyczny . . . . ”
2021/ABM/01/00031 Uniwersytet Medyczny im. Ka(ola Marcinkowskiego w Inhlbnory'SGLTZ (Sodlum—glugosg co-transporter 2) a remodellng mitochondriow w 49 do
Poznaniu . . W . chorobach mitochondrialnych z zajeciem uktadu nerwowego, krazenia lub narzadu wzroku >
Uniwersytet Medyczny im. Piastow Slaskich
. . - . Politechnika Wroctawska Rola markeréw procesu zapalnego w krwi, ptynie mézgowo-rdzeniowym oraz rezonansie

2021/ABM/01/00021 Uniwersytet Medyczny im. Elastow Staskich we magnetycznym w monitorowaniu i nstwa terapii oligonukl dami 42,5 y do

Wroctawiu . . . o et

Fundacja SMA antysensownymi u chorych z rdzeniowym zanikiem migéni.

Niekomercyjne badanie kliniczne zastosowania modulatoréw biatka CFTR u chorych
2021/ABM/01/00037 Uni ytet Medyczny w Biat ku - dorostych z ciezkg postacig choroby oskrzelowo ptucnej zwigzanej z mukowiscydoza i 42 y do
mutacjami resztkowej funkcji genu CFTR.
POINTED (ang. Personalised management of patients with Osteogenesis Imperfecta —
2021/ABM/01/00035 Instytut Centrum Zdrowia Matki Polki Uniwersytet Medyczny w kodzi Novel Treatment upon Explicit Diagnosis) - Strategia spersonalizowanej opieki nad 38 y do
pacjentem z wrodzong tamliwoscig kosci w oparciu o precyzyjng diagnoze i nowe podejscie
terapeutyczne
2021/ABM/01/00038 Uniwersytet Medycvfl’:zc'gwizas“"” Slaskich we Uniwersytet Jagielloriski - Collegium Medicum Ketoprofen w leczeniu pierwotnych obrzekéw limfatycznych. 34 y do
Samodzielny Publiczny Zaktad Opieki Zdrowotnej Centralny
. . Szpital Kliniczny Uniwersytetu Medycznego w todzi Ogdinopolska " _ - . . . "
2021/ABM/01/00002/P/01 Uniwersytet Medyczny w todzi Federacja Organizacji Pomocy Dzieciom i Miodziezy Chorym na OptiMD - Program harmonizacji diagnostyki i personalizaciji terapii cukrzycy monogenowej 31,5 y do
Cukrzyce w Krakowie
2021/ABM/01/00013 Uniwersytet Medyczny w Lublinie ~ Ocena. skutecznosci i bezplecze.nst.wa zaslo.sowanla N-acgtylocysle\ny.u pacjentéw z 255 y do
izolowang formg zwyrodnienia barwnikowego siatkéwki — badanie 2 fazy

2021/ABM/01/00032 Pomorski Uniwersytet Medyczny Reg-Med sp. z 0.0, w Zarach Badanie kliniczne korelacji stezeri cytokin prozapalnych oraz katepsyn u pacjentéw onkologicznych oraz| 0 do

z peri-implantitis w celu opracowania procedur réznicujacych




Badanie kliniczne w celu ia schematu ia okoto zabi 2 uzyciem
Reg-Med sp. z 0.0. w Zarach preparatéw na bazie fibryny bogato ptytkowej u chorych z niedoborem czynnika krzepniecia krwi VIl - 0 i y do

2021/ABM/01/00033 Pomorski Uniwersytet Medyczny
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