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Definicje i skroty

ABM - Agencja Badan Medycznych

Al - (ang. Artificial Intelligence) Sztuczna inteligencja

AMD - (ang. age-related macular degeneration) Zwyrodnienie plamki zwigzane z wiekiem

AOS - Ambulatoryjna Opieka Specjalistyczna

AOTMIT - Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji

API - (ang. Active Pharmaceutical Ingredient) Substancja czynna

ASCO - (ang. American Society of Clinical Oncology) Amerykanskie Towarzystwo Onkologii Klinicznej
ATMP - (ang. Advanced Therapy Medicinal Product) Produkt Leczniczy Terapii Zaawansowanej

BMI - (ang. Body Mass Index) Wskaznik masy ciata

CARG - (ang. Compound Annual Growth Rate) Skumulowany roczny wskaznik wzrostu, ktéry okresla stope
zwrotu z inwestycji w okresie jej trwania; uzywany do poréwnywania strategii inwestycyjnych

CAR-T - (ang. Chimeric Antigenic Receptor of T cells) Terapia oparta o limfocyty T z chimerycznym
receptorem antygenowym

CAWI - (ang. Computer Assisted Web Interview) Wywiad wspomagany komputerowo przy wykorzystaniu
stron WWW

CeZ - Centrum e-Zdrowia

DCT - (ang. Decentralised Clinical Trial) Zdecentralizowane badania kliniczne
DALY - (ang. Disability Adjusted Life-Years) Lata zycia skorygowane niesprawnoscia
EMA - (ang. European Medicine Agency) Europejska Agencja Lekéw

EPO - (ang. European Patent Office) Europejski Urzad Patentowy

FDA - (ang. Food and Drug Administration) Amerykanska Agencja Zywnoéci i Lekéw

GBD - (ang. Global Burden of Disease) Globalne obcigzenie chorobami — raport tworzony przez Institute for
Health Metrics and Evaluation, w ktérym przedstawiona jest analiza poziomu obcigzenia chorobowego w
wielu krajach na $wiecie

GUS - Gtéwny Urzad Statystyczny

GWAS - (ang. Genome-Wide Association Studies) badania asocjacyjne genomu, kohortowe analizy
wykorzystujgce dane z catogenomowego sekwencjonowania nowej generacji i danych pozagenetycznych
umozliwiajgce wskazywanie korelacji miedzy wybranymi wariantami genetycznymi i fenotypem.

HIS - (ang. Hospital Information System) Szpitalny System Informatyczny
HIV - (ang. Human Immunodeficiency Virus) Ludzki wirus niedoboru odpornosci

IAPB - (ang. International Agency for the Prevention of Blindness) Miedzynarodowa Agencja do
Zapobiegania Slepocie

ICD - (ang. International Classification of Diseases) Miedzynarodowa Klasyfikacja Chordb

IHME - (ang. Institute for Health Metrics and Evaluation) Amerykanski instytut badawczy odpowiedzialny
za przygotowanie raportu/badania Global Burden of Disease

IKP — Internetowe Konto Pacjenta, platforma informacyjna Centrum e-Zdrowia

Raport Rozpoznawczy ABM —
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KRN - Krajowy Rejestr Nowotwordw, rejestr danych o rozpoznanych przypadkach nowotwordw ztosliwych,
ktdry zawiera opis rozpoznania, ocene zmian w czasie i przestrzeni, analize przezy¢ i prognozy, niezbedny do
realizacji zadan publicznych i statystyk publicznych oraz analizy epidemiologicznej

MZ — Ministerstwo Zdrowia
NBK — Niekomercyjne Badania Kliniczne
NFZ — Narodowy Fundusz Zdrowia

NGS - (ang. Next-Generation Sequencing) typy sekwencjonowania DNA lub RNA nowej generadji,
stosowane m.in. w diagnostyce onkologicznej umozliwiajgce otrzymanie i analize sekwencji catoegzomowej
(WES), jak i catogenomowej (WGS). Techniki NGS sg wykorzystywane m.in. do analizy poréwnawczej
tkanek zdrowych i nowotworowych w celu przewidywania potencjalnego rozwoju choroby, badan
przesiewowych pod katem chordb rzadkich, ale réwniez do prowadzenia analiz populacyjnych typu GWAS.

NMDA - Kwas N-metylo-D-asparaginowy, metylowana pochodna kwasu asparaginowego o aktywnosci
neuronalnej

P1 - System e-zdrowie, platforma stanowigca podstawe cyfrowego ekosystemu ustug medycznych
Centrum e-Zdrowia

POChP - Przewlekta Obturacyjna Choroba Ptuc
POZ - Podstawowa Opieka Zdrowotna
PZH - Narodowy Instytut Zdrowia Publicznego PZH - Paristwowy Instytut Badawczy

REIDs - (ang. Emerging and Re-Emerging Infectious Diseases) Nowe i powracajace choroby zakazne,
choroby, pojawiajcie sie w danej populagji

RNA - (ang. Ribonucleic Acid) Kwas rybonukleinowy

RWD - (ang. Real-World Data) — Dane dotyczace stanu zdrowia pacjenta i/lub $wiadczenia opieki
zdrowotnej pochodzace m. in. z rejestréw pacjentdow, ktére pozwalajg wnioskowal o efektywnosci
technologii w warunkach rzeczywistej praktyki kliniczne;j.

RWE - (ang. Real-World Evidence) — Dowdd kliniczny dotyczgcy uzycia i potencjalnych korzysci lub ryzyka
zwigzanego z produktem medycznym, pochodzacym z analizy danych rzeczywistych (RWD).

WES - (ang. Whole-Exome Sequencing) sekwencjonowanie catoegzomowe, jeden z typow
sekwencjonowania NGS stosowany do analizy sekwencji obszaréw kodujgcych genomu (egzomu).

WGS - (ang. Whole-Genome Sequencing) sekwencjonowanie catogenomowe, jeden z typow
sekwencjonowania NGS stosowany do analizy sekwencji kodujgcych i niekodujacych, tj. catego genomu.

WHO - (ang. World Health Organization) Swiatowa Organizacja Zdrowia
WZW - Wirusowe Zapalenie Watroby
ZUS - Zaktad Ubezpieczeri Spotecznych
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1. Wstep

1.1 Cel raportu

Celem raportu jest dokonanie rozpoznania biezacych mozliwosci i trendéow na rynku badan
klinicznych z perspektywy potrzeb polskich pacjentéw oraz systemu ochrony zdrowia dla okredlenia
kluczowych obszaréw rekomendowanych do uwzglednienia w Planach Dziatalnosci ABM
na kolejne lata.

Tredci i wnioski przedstawione w ramach niniejszej analizy stanowig doprecyzowanie kierunkéw
i obszaréw okreslonych dotychczas w dokumentach Strategicznych ABM oraz sg merytorycznym
uzasadnieniem dla poszczegdlnych obszaréw kluczowych i elementéw premiowanych.

Trendy poruszane w niniejszym raporcie ogniskujg sie wokdt szczegdlnie istotnych priorytetéw
badawczo-rozwojowych, ktére zazebiaja sie ze soba tematycznie:

Medycyny Translacyjnej - rozwoju innowacyjnych biomarkeréw oraz narzedzi
diagnostycznych  stanowigcych podstawe do  wdrazania terapii  celowanych
i spersonalizowanych;

Medycyny Cyfrowej - opartej m.in. o diagnostyke multiomiczng ze szczegdlnym

uwzglednieniem sekwencjonowania nowej generacji (NGS), telemedycyne, terapie cyfrowe,
analizy RWE/RWD, duze wolumeny danych i algorytmy Al;

Bezpieczenstwa Lekowego - zapewnienie substancji czynnych, lekéw generycznych
i biopodobnych oraz terapii zaawansowanych produkowanych w Polsce w ramach budowania
odpornosci systemu ochrony zdrowia na kryzysy ponadpanstwowe oraz realia starzejgcego sie
spoteczenstwa;

Nowoczesnych Schematéw Badawczych — m.in. badan zdecentralizowanych, koszykowych,
parasolowych, platformowych, czy badan typu N-of-1.

Raport stanowi réwniez mape potrzeb w okreélonych obszarach terapeutycznych:

Kardiologii — z niska percepcja zagrozen w $wiadomosci spotecznej,

Onkologii — zwtaszcza nowotwordw ptuc,

Neurologii, psychiatrii i psychologii - ze szczegélnym uwzglednieniem chordb
neurodegeneracyjnych,

Chordb autoimmunologicznych,

Chordb zakaznych,

Chordéb rzadkich i ultrarzadkich.

Odpowiedzig Agencji na analize klarujgcych sie trenddw i potrzeb sg przedstawione w Rozdziale 8.
kluczowe obszary niekomercyjne, komercyjne i strategiczne wraz ze szczegétowym uzasadnieniem,
ktére stanowig synteze wnioskdw z niniejszego raportu i dajg podstawe do szerokiej debaty eksperckiej
nad ksztattem Plandw Dziatalnosci Agencji na najblizsze lata.

Raport Rozpoznawczy ABM —
Analiza potrzeb, trenddw i mozliwosci w badaniach biomedycznych



AGENCJA
BADAN
MEDYCZNYCH

1.2 Zespét analityczny Dziatu Nauki ABM

Raport przygotowano na przestrzeni marca-wrzesnia 2023 r. w ramach Zespotu Projektowego Dziatu
Nauki w sktadzie:

e Tymoteusz Iwanczuk — Rozdziat 2

e Aleksandra Jakubiak — Rozdziat 3 i 5

e Justyna Misiak — Rozdziat 4i7

e Marzena Kucharczyk — Rozdziat 6

e Wojciech Bodzan — Analizy ankietowe Barometru, figury i infografiki

e Drinz. Katarzyna Kaczmarska — Organizacja prac Zespotu, redakcja naukowa Raportu
e Marceli Ragan — Nadzér nad projektem, redakcja naukowa Raportu

1.3 Metodologia

Analizy dokonano na podstawie ogdlnodostepnych Zrédet w postaci raportéw, zestawien, statystyk
i publikacji naukowych — zaréwno ze stron instytucji publicznych, ogdlnodostepnych baz danych jak
i danych udostepnianych przez przedsiebiorstwa.

Analize uzupetniono o dane z wtasnych badan ankietowych — na przetomie kwietnia i maja 2023 roku
Zespot Projektowy przeprowadzit badanie ankietowe ,Barometr Badan Klinicznych”, w ktérym
badano opinie: przedstawicieli stowarzyszen pacjentdw, ekspertow (w tym gtdwnych badaczy
realizujacych projekty badan klinicznych, konsultantéw krajowych oraz ekspertéw ABM opiniujgcych
projekty) oraz przedstawicieli wytwdrcow lekdw, substancji czynnych i wyrobéw medycznych.

Badanie zostato zrealizowane technika CAWI. Zaproszenia do udziatu w projekcie zostaty rozestane
tacznie do 1065 przedstawicieli stowarzyszen pacjentéw, ekspertéw i firm dziatajgcych w sektorze
medycznym. Przy dystrybucji ankiet do ekspertdw wykorzystano wsparcie Ministerstwa Zdrowia,
a przy dystrybucji ankiet do firm wykorzystano wsparcie stowarzyszen producentéw lekéw oraz
wyrobdéw medycznych. Ostatecznie zebrano 210 ankiet, ktére poddano szczegdétowej analizie.

Ponizsze rozdziaty stanowiag zatem efekt zestawienia wynikéw analiz ze Zrédet otwartych i badania
ankietowego bedacych podstawg do okreslenia propozycji obszaréw kluczowych i elementdow
premiujgcych do Planéw Dziatalnos$ci Agencji w kolejnych latach.

1.4 Istniejace dokumenty strategiczne ABM

Dotychczas w ramach dziatalnosci ABM opracowano dokumenty strategiczne stanowigce podstawe
do realizacji konkurséw na dofinansowanie projektéw komercyjnych i niekomercyjnych oraz rozwoju
ekosystemu badan klinicznych i nauk biomedycznych. Ponizej przedstawiona zostata chronologiczna
lista programdéw wraz z ich pdzniejszymi aktualizacjami:

1. Plan Rozwoju Badan Klinicznych na lata 2020-2025 (2019, aktualizacja 2022)
2. Rzadowy Plan Rozwoju Sektora Biomedycznego na lata 2022-2031 (2022)
3. Plan Rozwoju Badan Epidemiologicznych na lata 2023-2033 (2022)

Powyzsze dokumenty okredlajg ramy dziatalnosci Agencji, ktdrej gtdwnym zadaniem jest rozwdj
i poprawa jakosci badan klinicznych i eksperymentéw badawczych w Polsce.

Dokumenty te wyznaczajg kierunki i obszary tematyczne, cele i dziatania oraz Zrddta
i zakresy finansowania w ramach organizowanych przez Agencje konkurséw.

Raport Rozpoznawczy ABM —
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Niniejszy raport stanowi bardziej szczegétowag analize kierunkdw dziatann nakreslonych
w ramach dokumentdéw strategicznych, wskazujgc kluczowe obszary, dla poprawy zdrowia Polakéw
oraz zwiekszenia jakosci systemu ochrony zdrowia, a takze wskazuje dziatania wymagajace najwiekszej
uwagi i priorytetowych dziatan Agendji.

W ostatnich miesigcach sfinalizowano réwniez prace nad dwoma dokumentami strategicznymi
Agencji:

4. Strategia Edukacyjna Agencji Badan Medycznych na lata 2023 - 2027 (04.2023)

Dokument opracowany w 2023 roku, okresla cele oraz ramy tematyczne dziatalnosci edukacyjnej jako
nowego obszaru aktywnosci Agencji. Dokument ten stanowi podstawe dziatan na rzecz rozwoju
kompetencji cztonkéw zespotdéw badawczych prowadzacych badania kliniczne w Polsce, ksztatcenia
studentdéw w zakresie badan biomedycznych, rozwoju kompetencji innowatoréw rynku
biomedycznego w obszarze komercjalizacji wynikdw badan i wdrazania ich do praktyki klinicznej,
a takze promowania szczegdlnie istotnej roli pacjenta w badaniach biomedycznych ze szczegdlnych
uwzglednieniem badan klinicznych.

5. Program Rozwoju Medycyny Translacyjnej na lata 2024 - 2036 (09.2023)

Dokument stanowi dopetnienie powyzszej listy i wyznacza obszary dziatalnosci Agencji, ktére majg na
celu rozwdj wdrozen biomedycznych w Polsce od badan podstawowych aplikacyjnych, przez badania
przedkliniczne, kliniczne, az po rejestracje i wprowadzenie do praktyki klinicznej. Cele przedstawione
w ramach strategii skupiajg sie na wsparciu obszaréw badawczo-rozwojowych (konkursy TransMED
SEED), obszaréw wdrozeniowych (konkursy TransMED SPIN) oraz platformy edukacyjno-szkoleniowej
stanowiacej przestrzen na uzupetnienie kompetencji, komunikacji i wspdtpracy w polskim ekosystemie
badan i wdrozen biomedycznych.

Raport Rozpoznawczy ABM —
Analiza potrzeb, trenddw i mozliwosci w badaniach biomedycznych



AGENCJA
BADAN
MEDYCZNYCH

2. Potrzeby polskich pacjentéw - analiza perspektywy
| percepcji zagrozen zdrowotnych

Podstawg wspierania rozwoju sektora badan biomedycznych jest dostep do wiarygodnych
informacji na temat stanu zdrowia spoteczenstwa, dzieki ktérym mozna najefektywniej alokowad
ograniczone s$rodki na najbardziej istotne potrzeby zdrowotne. Narzedziami umozliwiajacymi
rozpoczecie identyfikacji najistotniejszych problemdéw zdrowotnych populacji sg m.in. prognozy zmian
demograficznych oraz analizy epidemiologiczne, ktére w niniejszym rozdziale zestawiamy z opiniami
ekspertow i stowarzyszen pacjentdw.

2.1 Zmiany demograficzne populacji polskiej — starzenie sie spoteczenstwa katalizatorem epidemii
choréb przewlektych i wielochorobowosci

W 2021 r. przecietna dtugosé zycia mezczyzn wynosita blisko 72 lat, a kobiet 80 lat. Dtugos$¢ zycia
systematycznie wydtuzata sie od poczatku lat 90 do 2014 r. W latach 2014-2019 wzrost ten ulegt
zahamowaniu u mezczyzn, a w przypadku kobiet w latach 2016-2019 wystapit nawet trend spadkowy.
W latach 2020-2021 w wyniku pandemii COVID-19 zaobserwowano bezprecedensowe skrdcenie
dtugosci zycia ludnosci Polski. W poréwnaniu z wartoscig z 2019 r. dtugos¢ zycia w 2021 r. byta
krétsza o 2,3 roku u mezczyzn i 2,1 roku u kobiet. W opracowaniu MZ “Polityka Lekowa Panstwa
2018-2022" zwrdcono uwage na dwie kluczowe kwestie:

Konsekwencjg zmian
w strukturze

e obserwowany istotny spadek liczby ludnosci w Polsce,
e narastajgcy proces starzenia sie polskiego spoteczenistwa.

demograficznej
bedzie istotny wzrost W efekcie MZ prognozuje, ze w roku 2035 co czwarty, a w 2050 r. co trzeci
dalnosci i . . , ..
zapadamnosdll Polak bedzie miat ukoiczony 65 rok zycia®.
zachorowalnosci

w grupie wiekowej
65+ w zakresie
choréb przewlektych.

Konsekwencjg zmian w strukturze demograficznej bedzie istotny wzrost

zapadalnodci i chorobowosci w grupie wiekowej 65+ w zakresie choréb
przewlektych, gtéwnie choréb uktadu krazenia i choréb nowotworowych,
ale takze cukrzycy, chordb uktadu oddechowego, choréb osrodkowego uktadu
nerwowego (choroby neurodegeneracyjne i psychiatryczne). Wzrost czestotliwosci wystepowania
choréb przewlektych bedzie przektadat sie na wzrost wystepowania wielochorobowosci?.

Wedtug opracowania przygotowanego na zlecenie Polskiego Zwigzku Pracodawcéw Przemystu
Farmaceutycznego w Unii Europejskiej populacja 65+ odpowiada za 40% ogdlnego zapotrzebowania
na leki na recepte. Biorgc pod uwage powyzsze prognozy, nalezy liczy¢ sie z coraz wiekszym
zapotrzebowaniem na $wiadczenia zdrowotne, w tym na nowe, skuteczne i bezpieczne terapie
lekowe?®.

1 Narodowy Instytut Zdrowia Publicznego PZH — Paristwowy Instytut Badawczy, Sytuacja zdrowotna ludnosci Polski i jej uwarunkowania 2022,
Warszawa 2022

2 Ministerstwo Zdrowia, Polityka lekowa paristwa 2018-2022, https://www.gov.pl/attachment/bb36ad25-4342-4000-bfaa-64004c64a62c

3 Program rozwoju krajowego przemystu farmaceutycznego do roku 2030. Instytut badari nad gospodarka rynkowa, opracowanie przygotowane
na zlecenie Polskiego Zwiazku Pracodawcow Przemystu Farmaceutycznego Warszawa, Listopad 2013
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2.2 Trendy epidemiologiczne i percepcja zagrozen dla populacji polskiej — dominacja choréb
kardiologicznych, onkologicznych, psychiatrycznych i cywilizacyjnych

Kolejnym etapem identyfikacji najistotniejszych problemdéw zdrowotnych populadji jest analiza
wybranych paramentéw epidemiologicznych oraz opinii srodowisk medycznych. Podstawowym
parametrem umozliwiajgcym uszeregowanie wystepujacych chordb wedtug istotnosci obciazenia jest
udziat zgondw w podziale na przyczyny. Zgodnie z danymi GUS dotyczgacymi 2021 roku* gtéwnymi
przyczynami zgondw w Polsce jako odsetka wzgledem wszystkich zgondw, sa:

=

choroby uktadu krazenia — 34,79%,

nowotwory — 19,61%,

COVID-19 - 17,35%,

choroby uktadu oddechowego — 5,42%,

zewnetrzne przyczyny zachorowania i zgonu — 4,17 %,

choroby uktadu pokarmowego 3,98%,

zaburzenia wydzielania wewnetrznego, stanu odzywienia i przemian metabolicznych — 2,24%,
choroby uktadu nerwowego — 1,66%

choroby uktadu moczowo-ptciowego — 1,18%

lO inne, przyczyny niedoktadnie okreslone — 7,07 %,

©ENO T A WN

Nalezy podkreslié, ze pandemia COVID-19 znaczgco wptyneta na sytuacje epidemiologiczng w Polsce,
a wirus SARS-CoV-2 stat sie czwarta w 2020 r. i trzecig w 2021 r. najczestsza przyczyna zgonéw.
Szczegétowa analiza chordb uktadu krgzenia pokazuje, ze najwiekszy wptyw na liczbe zgondéw
w 2019 r. miaty trzy wskazania:

1. choroba niedokrwienna serca (97,2 tys.),
2. udar (45,1 tys.),
3. kardiomiopatie i zapalenie migsnia sercowego (11 tys.).

Wymienione problemy zdrowotne odpowiadaty w 2019 r. za 38% zgondw?®.

Choroby onkologiczne stanowig drugie, po chorobach uktadu sercowo-naczyniowego, obcigzenie
spoteczenstwa pod wzgledem $miertelnoéci. Zmniejszenie zapadalno$ci oraz przedwczesnej
umieralnosci z powodu nowotworédw jest jednym z kluczowych priorytetéw zdrowotnych
postulowanych przez MZ.

4 Mapy potrzeb zdrowotnych
https://basiw.mz.gov.pl/mapy-informacje/mapa-2022-2026/analizy/epidemiologia/epidemiologia-wersja-polska-gus-i-nfz/
5 Obwieszczenie ministra zdrowia z dnia 27 sierpnia 2021 r. w sprawie mapy potrzeb zdrowotnych
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Rysunek 1 Obszary medycyny, ktdre powinny by¢ w pierwszej
kolejnosci wspierane przez ABM, aby usprawni¢ system ochrony
zdrowia - odpowiedzi ankietowe przedstawicieli stowarzyszen
pacjentéw (N=94 odpowiedzi) oraz ekspertéw (N= 181 odpowiedzi,
metodologia: CAWI). Onkologia, psychiatria i choroby
autoimmunologiczne stanowia tacznie blisko potowe odpowiedzi
zaréwno stowarzyszern pacjentéw, jak | ekspertdw, co Swiadczy
o kluczowym znaczeniu tych obszarédw niezaleznie od perspektywy.
Eksperci w odréznieniu od pacjentdw wieksze zagrozenie dostrzegaja
jednak w chorobach onkologicznych i kardiologicznych, natomiast
stowarzyszenia pacjentdw w pordwnaniu z ekspertami wiekszy nacisk
ktadg na choroby autoimmunologiczne, choroby ptuc, ginekologie czy
chorobv zakazZne.

Priorytety MZ w tym zakresie s3a
w petni zgodne z opiniami zgtoszonymi
zardowno przez stowarzyszenia pacjentow,
jak réwniez ekspertéw w ramach badania
ankietowego ABM (Rys. 1.).

Mozna zaobserwowaé wyrazna
roznice w percepcji zagrozen i potrzeb
pomiedzy stowarzyszeniami pacjentéw
a ekspertami — zwtaszcza w przypadku
kardiologii, psychiatrii, chordb ptucichoréb
autoimmunologicznych. Niemniej, pomimo
réznic, onkologia prawie dwa razy czesciej
niz druga w kolejnosci psychiatria byta
wskazywana, zaréwno przez
przedstawicieli stowarzyszen pacjentéw
jak i ekspertéw, jako kluczowy obszar
medycyny wymagajacy wsparcia
finansowego.

Zaskakujaca jest jednak stosunkowo
niska percepcja zagrozen, zwtaszcza
wsrdd przedstawicieli pacjentéw, ze

strony choréb kardiologicznych.
W  odniesieniu do  przedstawionej
dominacji kardiologii ws$réd zgondéw

i zachorowann w Polsce, niski wskaznik
ankietowy dla kardiologia a takze dla
chordb zakaznych moze wskazywac na
post-pandemiczny charakter percepcji
zagrozen.

W celu dalszej szczegétowej oceny zagrozen ze strony chordéb onkologicznych wykonana zostata
analiza struktury zachorowan i zgondéw z podziatem na typy choréb nowotworowych. Wyniki raportu
opartego na danych z Krajowego Rejestru Nowotwordw wskazuja na wystepowanie znacznego
zréznicowania w wystepowaniu poszczegdlnych nowotworéw w zaleznosci od ptci — nowotwory
piersi, gruczotu krokowego, ptuc okreznicy czy trzonu macicy jawia sie jako gtdwne zagrozenia
nowotworowe w populacji polskiej (Ryc. 2).6 Szczegélnie istotny jest wysoki odsetek zgondéw dla
nowotwordw ptuc w pordwnaniu z odsetkiem zachorowan, co moze $wiadczy¢ zaréwno o
nieskutecznoéci oferowanych dotychczas terapii, jak tez zbyt pdZnej diagnostyce pacjentéw. Jednakze
niezaleznie od réznic miedzy ptciami wyrazne jest wysokie rozdrobnienie zaréwno zachorowan i
zgondw na jednostki chorobowe klasyfikowane jako ,pozostate” stanowigce blisko potowe

wszystkich zdarzen.

6 Raport KRN. Nowotwory ztosliwe w Polsce w 2020 roku. Ministerstwo Zdrowia 2022.
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Rysunek 2 Struktura zachorowan i zgonédw na nowotwory ztosliwe wsrdd kobiet i mezczyzn z podziatem na poszczegdlne organy
na podstawie danych Krajowego Rejestru Nowotworédw za 2020 r. Poza istotnym problemem zdrowotnym wynikajacym
z nowotwordw piersi i gruczotu krokowego wysoce niekorzystny stosunek zachorowar do zgondw u obu ptci obserwuje sie m.in.

dla nowotwordw ptuc oraz okreznicy.

2.4 Analiza wptywu choréb, urazéw i czynnikéw ryzyka w populacji polskiej — znaczny wptyw
czynnikéw behawioralno-metabolicznych oraz zagrozen ze strony onkologii, kardiologii i medycyny

urazowej

Identyfikacje najwazniejszych zagrozen epidemiologicznych i potrzeb populacji polskiej mozna
takze przeprowadzi¢ w oparciu o wyniki raportu Global Burden of Disease (GBD) opracowanego przez
Institute for Health Metrics and Evaluation (IHME). Badanie GBD miato na celu okreslenie skali utraty
zdrowia z powodu chordb, urazéw i czynnikéw ryzyka. W ramach metodyki GBD jako gtéwny miernik
obcigzen chorobowych spoteczenstw wykorzystano wskaznik DALY (ang. Disability Adjusted Life-

Years - lata zycia  skorygowane
niesprawnoscig). DALY jest sumg dwdch
subwskaznikow - liczby utraconych lat

zycia z powodu przedwczesnego zgonu
(ang. Years of life lost — YLL) oraz liczby lat
przezytych w niesprawnosci (ang. Years
Lived with Disability — YLD). DALY o
wartosci jeden interpretuje sie zatem jako
jeden rok utraconego zycia w petnym
zdrowiu’. Na podstawie  wartosci
wskaznika DALY zaobserwowano, ze w
Polsce w 2019 r. choroby uktadu krazenia,
nowotwory, urazy oraz choroby uktadu

Ch. uktadu krazenia  IEEEEEEEEEGEGEGGGGEEE 2 1%
Nowotwory I  19%
Urazy I 10%
Ch. uktadu miesniowo-.. NN 6%
Ch. uktadu nerwowego I 5%
Ch. uktadu oddechowego I 5%
Cukrzycaich.nerek M 4%
Ch. uktadu trawiennego I 4%
Zab. psychiczne I 4%
Pozostate I 21%

0% 5% 10% 15% 20% 25%
Rysunek 3 Najwazniejsze grupy problemdw zdrowotnych wg DALY

w 2019 r. Réwno potowe lat zycia w zdrowiu Polacy tracq z powodu
chordb uktadu krazenia, nowotwordw oraz urazéw.

7 AOTMIT (https://www.aotm.gov.pl/projekty-aotmit/gbd/)., Narodowy Instytut Zdrowia Publicznego PZH - Panstwowy Instytut Badawczy.
Sytuacja zdrowotna, ludnosci Polski i jej uwarunkowania 2022. Warszawa 2022; Mapy Potrzeb Zdrowotnych
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mies$niowo-szkieletowego sg najczestszg przyczyna utraconych lat zycia w zdrowiu® (Ryc. 3).

Kolejnym parametrem bazujagcym na metodyce GBD mogacym dobrze zobrazowad stan zdrowia
populacji jest ocena wptywu czynnikdéw ryzyka. Znajomos$¢ kluczowych czynnikdw ryzyka pozwala
w odpowiedni sposdb poprzez polityke zdrowotng eliminowad i zmniejsza¢ narazenie na znane
czynniki, co w dtuzszej perspektywie przetozy¢ sie moze na obnizenie zachorowalnosci i w rezultacie
wydtuzenie dtugosci i jakosci zycia. Analiza czynnikdw ryzyka w Polsce zostata przeprowadzona
poprzez przedstawienie ich wptywu na DALY i zgony (Ryc. 4). Udziat gtdwnych grup czynnikdw ryzyka
w Polsce w przeliczeniu na DALY i zgony wynosi odpowiednio dla®:

e behawioralnych czynnikéw ryzyka — 48,5% i 44,36% (m.in. tyton, ryzyka zywieniowe, spozywanie
alkoholu, niedozywienie matek w cigzy, niska aktywnos$¢ fizyczna, ryzykowne zachowania
seksualne)

o Srodowiskowych, zawodowych czynnikdw ryzyka — 14,16% i 13,99% (m.in. zanieczyszczenie
powietrza, ryzyka zawodowe, nieprawidtowa temperatura otoczenia, inne zagrozenia
Srodowiskowe)

e metabolicznych czynnikdw ryzyka — 37,34% i 41,65% (m.in. wysokie ci$nienie krwi, wysokie BMI,
wysokie stezenie glukozy w osoczu na czczo, wysoki poziom cholesterolu, zaburzenia czynnosci
nerek).

Specyfika przedstawionych czynnikéw ryzyka jest etiologicznie powigzana z gtdwnymi problemami
zdrowotnymi — chorobami uktadu krazenia i nowotworami — co moze swiadczyé o ztozonej
przyczynowosci behawioralno-metabolicznej tych choréb w populacji polskiej. Do potwierdzenia tych
zaleznosci i przyczynowosci konieczne sg jednak dobrze zaprojektowane badania epidemiologiczne, a
do redukcji tego ryzyka niezbedne bedzie poszukiwanie nowoczesnych rozwigzan diagnostyczno-
prewencyjnych i wdrozenie dziatarh edukacyjnych.

B behawioralne M érodowiskowe/zawodowe [ metaboliczne

zanieczyszczenie
wysokie cisnienie krwi ryzyka Zywieniowe powietrza
. 4190 o 3897 1801

wysokie stezenie glukozy w os

inne
578 ryzyka zawodowe
G
niedozywi...
matek w nieprawidt...
wysoki pozi temperatu...
cholesterolu spozywanie alkoholu nisk otoczenia
2031 2687 aktywn 624

Rysunek 4 Udziat czynnikdw ryzyka w Polsce w 2019 r. (DALY na 100 tys. ludnosci). Czynniki behawioralne (m. in.: tyton, alkohol,
dieta) w najwiekszym stopniu wptywaja na DALY.

8 Ministerstwo Zdrowia. Zatacznik do uchwaty nr 196/2021 Rady Ministréw z dnia 27 grudnia 2021 r. Zdrowa Przyszto$¢. Ramy strategiczne
rozwoju systemu ochrony zdrowia na lata 2021-2027, z perspektywa do 2030 r

9 Obwieszczenie ministra zdrowia z dnia 27 sierpnia 2021 r. w sprawie mapy potrzeb zdrowotnych (https:/basiw.mz.gov.pl/mapy-
informacje/mapa-2022-2026/analizy/czynniki-ryzyka-i-profilaktyka/)
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2.3 Podsumowanie i wnioski wdrozeniowe

Analiza sytuacji epidemiologicznej i demograficznej oraz percepcji zagrozen zdrowotnych w Polsce
pokazuje, ze konsekwentnie choroby uktadu krazenia i onkologia stanowia najwieksze wyzwanie dla
systemu ochrony zdrowia — problemy zdrowotne w tych dwdch obszarach odpowiadaja tacznie za
54% wszystkich zgondw oraz w 40% za utrate lat zycia w zdrowiu (DALY) odpowiednio w 2021 oraz
w 2019 roku. Bardziej szczegdtowe analizy w obszarze onkologii wskazuja z jednej strony na wysokie
rozdrobnienie zagrozen ze strony onkologicznych jednostek chorobowych (blisko 50% wszystkich
zdarzen zarejestrowano dla jednostek o stosunkowo niskim proporcjonalnym udziale w strukturze
zachorowan i zgondw), a z drugiej strony obserwowana jest wysoka skala ryzyka ze strony
nowotwordw ptuc, piersi, gruczotu krokowego, trzonu macicy i okreznicy. Przypadek nowotworéw
ptuc jest szczegdlnie istotny, ze wzgledu na znacznie wyzszy stosunek zgonéw do zachorowan niz w
przypadku nowotwordw innych organdw.

W  przypadku zagrozen kadriologicznych szczegdlnie istotna role odgrywa kolejno choroba
niedokrwienna serca, udar, kardiomiopatie i zapalenie miesnia sercowego.

Zmiany demograficzne wskazujg ponadto na zwiekszajace sie zapotrzebowanie na leki, a co za tym
idzie réwniez substancje czynne.

Percepcja spoteczenstwa dotyczgca zagrozen w obszarze onkologii jest adekwatna do skali
problemu, natomiast swiadomosé zagrozen kardiologicznych wydaje sie niewystarczajaca,
wymagajaca wsparcia edukacyjnego.

Obserwowany jest efekt postpandemicznego obnizenia percepcji zagrozenn w obszarze choréb
zakaznych. WyrazZnie wyzsze jest zainteresowanie zaréwno pacjentéw jak i ekspertéw wsparciem
psychiatrii, neurologii oraz obszaru choréb autoimmunologicznych w poréwnaniu z bezposérednimi
przyczynami zgondw i zachorowan oraz wptywem wskaznika DALY.

W oparciu o powyzsze wnioski mozna proponowad wdrozenie w przysztosci dziatarh w nastepujgcych
obszarach kluczowych:

1. Rozwdj Niekomercyjnych Badan Klinicznych w obszarze onkologii
z premiowaniem okreslonych typéw nowotwordw, ze szczegdlnym uwzglednieniem
nowotwordw ptuc oraz nowoczesnych protokotéw badan klinicznych — badan parasolowych,
koszykowych, platformowych i ich kombinacji — ze wzgledu zaréwno na rozdrobnienie
zagrozen onkologicznych, jak i obecnodci kilku najbardziej najgorzej rokujgcych typdow

nowotworow.
2. Rozwédj Niekomercyjnych Badan Klinicznych i eksperymentéw  badawczych

z premiowaniem badan w obszarze choréb kardiologicznych, autoimmunologicznych
i psychiatryczno-neurologicznych, a takze chordb zakaznych. Ponadto ze wzgledu na niska
Swiadomosdé spoteczng i ekspercka w obszarze zagrozen kardiologicznych, ktérg Agencja
obserwuje réwniez na poziomie rekrutacji do obecnie prowadzonych badan klinicznych
w obszarze kardiologii, niezbedne bedzie opracowanie mechanizméw edukacyjnych
i budowania $wiadomosci w tym obszarze.

3. Rozwéj badan epidemiologicznych skierowany na badania zaleznos$ci miedzy
behawioralnymi i metabolicznymi czynnikami ryzyka, a ich wptywem na zagrozenia
sercowo-naczyniowe i onkologiczne, zwtaszcza nowotwory ptuc, piersii stercza, oraz chorobe
niedokrwienng serca, udar oraz kardiomiopatie i zapalenie miesnia sercowego.
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4. Wsparcie Edukacji skierowanej na profilaktyke chordb kardiologicznych, redukcje wptywu
powyzszych czynnikdw ryzyka oraz budowe $wiadomosci zagrozen i prewencji pod katem
chordb sercowo-naczyniowych.

5. Wosparcie produkcji substancji czynnych — Starzejgce sie spoteczenstwo bedzie zwiekszato
zaleznos¢ systemu ochrony zdrowia od stabilnego dostepu do lekdw, ich substancji czynnych
i surowcow farmaceutycznych. Niezbedne bedzie budowanie krajowych zdolnosci produkgji
wybranych API kluczowych dla grupy 65+.

6. Dziatania prewencyjne na wypadek potencjalnych pandemii — do$wiadczenia pandemii
COVID-19 na poziomie skokowego wzrostu smiertelnosci jak réwniez szybka utrata percepgji
zagrozen ze strony chordb zakaznych wsrdd ekspertdow i pacjentdw wskazujg na koniecznosé
wczesnego przygotowania szkieletowych protokotéw badan klinicznych — Master Clinical Trial

(MCT) - w ramach przygotowan do potencjalnych epidemii/pandemii nowych lub
powracajacych chordéb zakaznych (ang. Emerging and Re-Emerging Infectious Diseases,
REIDs).

3. Kierunki rozwoju polskiego systemu ochrony zdrowia

3.1 Mapa potrzeb - jasna i poprawna sSciezka diagnostyczno-terapeutyczna pacjenta odpowiedzia
na zidentyfikowane problemy zdrowotne i bariery dostepu do swiadczen

Piramida potrzeb (Ryc. 5)
Wadrazanie swoich pomysiow ) pomimo, ze nie zostata opracowana
Dostep do najnowszych osiagniec nauki ] pod katem potrzeb pacjentéow

Rozwd] zawadowy i systemu ochrony zdrowia, czesto jest
Poczucie bycia leczonym

wykorzystywana do lepszego

Dostep do reeteimyhimiormach zrozumienia réznych aspektéw opieki
nad paqentaml I Mmoze wskazywac
Uznanie, komfort pracy, odpowiednie wynagrodzenie ] kierunki rozwoju sektordw

medycznych101112:13,
Wspotpraca zespotowa

Spegcjalisci i naukowcy z obszaru
nauk biomedycznych koncentrujac sie
na rozwigzaniach technologii
wysokich, nie powinni zapominac
o podstawowych pietrach piramidy

potrzeb. Analiza obecnego stanu
Rysunek 5. Piramida potrzeb interesariuszy sektora medycznego — klinicystédw Wiedzy jednoznacznie WSkaZUje, ie
i pacjenta podczas realizacji $ciezki diagnostyczno-terapeutycznej. 7°° najbardziej istotne bariery W pe{nym
korzystaniu z ustug systemu opieki
zdrowotnej dotyczg obszardw zwigzanych z potrzebami podstawowymi’ %, Wocigz najwiecej
niezaspokojonych potrzeb miesci sie w domenie bezpieczenstwa pacjenta i lekarza podczas Sciezki

diagnostyczno-terapeutycznej, sprowadzajac sie do uzyskiwania prawidtowego, potwierdzonego

10 Surani Hayre-Kwan, et al. Nursing and Maslow'’s Hierarchy: A Health Care Pyramid Approach to Safety and Security During a Global Pandemic.
Nurse Lead. 2021 Dec;19(6):590-595. DOI: 10.1016/.mnl.2021.08.013

11 Maslows Hierarchy of needs and its Application in the Healthcare Industry; http://www.actforlibraries.org. Social Science.

12 Thijs van lersel et al, The Patient Motivation Pyramid and Patient-Centricity in Early Clinical Development. PumMed. DOI:
10.2174/1574884716666210427115820.

13 Maria Emfietzoglou, Maslow'’s Hierarchy of Needs in Nursing. Osmosis from Elselvier.
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rozpoznania, wtasciwej komunikacji miedzy pacjentem, a personelem medycznym, (tj. sprawnego
przekazywania zrozumiatej, prawdziwej, petnej informacji) czy zastosowania adekwatnej terapii i
bezpiecznych rozwiazan leczniczych. Popularny obecnie pacjentocentryczny trend w opiece zdrowotnej
mozna rowniez interpretowaé w kontekscie medycyny narracyjnej, gdzie coraz czesciej nacisk
stawiany jest nie tylko na perspektywe pacjenta, a role wsparcia komunikacji i zrozumienia pomiedzy
lekarzem a pacjentem, zwtaszcza w przypadku przechodzenia z modelu systemu opieki zdrowia
opartego na leczeniu choréb w kierunku prewencji choréb i opieki spersonalizowanej.!*15

W obecnym systemie opieki zdrowotnej koszty diagnostyki kryja sie w kosztach kompleksowej
procedury terapeutycznej. Dlatego tez rzadziej stosuje sie dostepne zaawansowane, ale drozsze
metody diagnostyczne, alokujgc tym samym wiekszg cze$é kosztdw na leczenie. Lekarzy weciaz
obowigzuje sztywny budzet (tzw. stawka kapitacyjna), ktéra wynosi do 191,88 ztotych rocznie. Miedzy
innymi z tego powodu 85% procedur z zakresu diagnostyki laboratoryjnej odbywa sie w szpitalach, do
ktdrych pacjent czesto zgtasza sie juz w zaawansowanym stadium choroby. Tylko 3% badan zlecajg
lekarze POZ, natomiast okoto 10% przypada na ambulatoryjna opieke specjalistyczng (AOS)?*.

Tymczasem oczekiwania pacjentdw wyrazone
w ramach analizy ankietowej ABM wskazujg na
zupetnie inne preferencje pacjentéw w zakresie
B leczenie najbardziej pozadanego systemu leczenia.
ambulatoryjne Leczenie szpitalne jako optymalne rozwigzanie
wskazywane jest jedynie w 9% przypadkéw,
dominuje natomiast preferencja leczenia
ambulatoryjnego i domowego (Ryc. 6).
Potrzeby te sg bardzo dobrze dostrzegane przez
rynek — zdaniem przedstawicieli wytworcow
lekéw, substancji czynnych i wyrobdw
medycznych  najbardziej pozadany przez
Rysunek 6. System leczenia najbardziej pozadany przez pacjent(')w SVStem leczenia to leczenie domowe
pacjentéw.  Odpowiedzi  przedstawicieli  stowarzyszer (45% Wskazar’\)’ aw da[szej ko[ejnos'ci leczenie
pacjentow. Metodologia: CAWI, N=82 odpowiedzi. . , .
ambulatoryjne (42% wskazan) (Metodologia:

Najbardziej pozadane przez pacjentéw jest leczenie

ambulatoryjne i domowe. Zdecydowana wiekszos$¢ pacjentdw CAWL N=31 odpowiedzi).
wolataby unikng¢ leczenia szpitalnego.

M leczenie domowe

H |leczenie szpitalne

Drozsze procedury diagnostyczne i metody badawcze sg limitowane, co jest btedem strategicznym,
gdyz catkowity koszt leczenia na zaawansowanym etapie rozwoju choroby jest znacznie wyzszy
ekonomicznie i spotecznie niz inwestycja w poszerzong diagnostyke i optymalne leczenie na
weczesniejszym etapie rozwoju choroby. Dlatego niezbedne wydaje sie wprowadzenie powszechnego
panelu badan przesiewowych podczas wizyt odbywanych w ramach podstawowej opieki zdrowotnej,
zwtaszcza w kierunku chordb kardiologicznych, onkologicznych i metabolicznych. Przyktadem moze

14 Milota, M.M., Van Thiel, G.J.M.W., Van Delden, J.J.M., 2019. Narrative medicine as a medical education tool: A systematic review. Medical Teacher
41, 802-810.. https://doi.org/10.1080/0142159x.2019.1584274

15 Magdalena Szpilman Doctor—Patient Communication as a Symptom of Damaged Humanity: A Point of Departure for Doctor-Oriented Narrative
Medicine. Rozprawa doktorska Artes Liberales UW 2023

16 NIK. Raport. Dostepnosc i finansowanie diagnostyki laboratoryjnej. KZD.430.001.2017.
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by¢ prokalcytonina, ktérej poziom rosnie na wczesnych etapach choréb o podtozu bakteryjnym,
zapalnym czy nowotworowym znacznie wczesniej zanim pojawig sie objawy kliniczne.?” 18,

Ponadto niezbedne jest opracowanie jasnych $ciezek diagnostycznych prowadzacych do
prawidtowego rozpoznania w momencie, gdy pacjent zgtasza sie do lekarza z objawami klinicznymi.
Mimo finansowania ze $rodkdw publicznych wielu procedur i terapii, odpowiedzialno$¢ za
doprowadzenie do konicowej diagnozy w duzej mierze spoczywa na pacjencie. Wynika to z faktu, ze
lekarz pierwszego kontaktu lub specjalista zleca okreslone badania w sposdb zachowawczy
uwzgledniajac fakt zawarcia diagnostyki w kosztach procedury. Dodatkowo lekarz czesto nie ma
dostepu do petnej historii medycznej pacjenta co moze prowadzi¢ do nieefektywnego lub
nadmiarowego zlecania badan diagnostycznych, badz tez btednej diagnozy opartej na czesciowych
danych bez szerszego kontekstu informacyjnego. Czesto na skutek braku mozliwosci postawienia
rozpoznania, zdarza sie, ze $ciezka diagnostyczna ulega przerwaniu co prowadzi do progresji choroby
i koniecznosci zastosowania trudniejszych i drozszych metod terapeutycznych na pdzniejszych etapach
leczenia. Zatem, opracowanie algorytméw diagnostycznych, ktére umozliwig postawienie koricowe;j,
potwierdzonej diagnozy bez utraty widocznosci pacjenta w systemie, nawet przy zmianie specjalistow,
jest niezbednym etapem rozwoju systemu ochrony zdrowia. Dotyczy to zaréwno sytuacji, gdy chory
zgtasza sie z objawami klinicznymi lub gdy zostaty zidentyfikowane objawy patologiczne podczas wizyt
przesiewowych. Najistotniejsze rodzaje interwencji podejmowane wobec pacjentdw zostaty
zasygnalizowanie w badaniu ankietowym ABM (Ryc. 7).

Szczegdlnej uwagi w obszarze diagnostyki wymagaja:

e algorytmy diagnostyki onkologicznej diagnostyka procedury
ze szczegdlnym uwzglednieniem 32% zabiegowe
nowotwordw neuroendokrynnych'® 8%
takich jak: chtoniaki i biataczki
(powszechne zastosowanie metod

cytometrii przeptywowej), rakowiaki
(prewencja przetomu),
neurofibromatozy, glejaki?® i miesaki?!;
choroby neurodegeneracyjne

z naciskiem na schorzenia otepienne,
opracowanie Sciezek diagnostycznych
umozliwiajacych identyfikacje
pacjentéw z patologicznym
poziomem biomarkeréw na bardzo
wczesnym etapie choroby, dawatoby
szanse na skuteczna prewencje i

wyroby
medyczne
6%

pozostate

terapie
inne
3%

profilaktyka
33%

Rysunek 7. Rodzaje interwencji najistotniejsze dla poprawy systemu ochrony
zdrowia, odpowiedzi ekspertéw. Metodologia: CAWI, N=117 odpowiedzi.
Profilaktyka z diagnostyka stanowia 2/3 odpowiedzi ekspertéw, co swiadczy
o koniecznosci rozwoju nowoczesnych rozwigzar w obszarach diagnostyki in
vitro i diagnostyki obrazowej, poszukiwania nowych biomarkeréw
i rozwijanie szeroko pojetej cyfryzacji.

17 Violetta Dymicka-Piekarska, Alicja Wasiluk. Prokalcytonina (PCT), wspdtczesny wskaznik infekcji i stanéw zapalnych Postepy Hig Med Dosw
2015; 69: 723-728. DOI: 10.5604/17322693.1158796

18 Sarhadi, V.K. et al. Molecular Biomarkers in Cancer. Biomolecules 2022. https:// doi.org/10.3390/biom12081021

19 Kos-Kudta B., Blicharz-Dorniak J., Strzelczyk J. i wsp. Diagnostic and therapeutic guidelines for gastro-entero-pancreatic neuroendocrine
neoplasms (recommended by the Polish Network of Neuroendocrine Tumours). Endokrynol Pol 2017; 68 (2): 79-110.

20 Anna Szotkiewicz, Elzbieta Adamkiewicz- -Drozyriska, Anna Balcerska. Guzy osrodkowego uktadu nerwowego u dzieci — analiza objawdw i
propozycje diagnostyczne. Forum Medycyny Rodzinnej 2009, tom 3, nr 3, 181-185. 2009 Via Medica ISSN 1897-3590.

21 Piotr Rutkowskil et al. Zalecenia dotyczace postepowania diagnostyczno-terapeutycznego u chorych na pierwotne nowotwory ztosliwe kosci.
Biuletyn Polskiego Towarzystwa Onkologicznego NOWOTWORY 2016, tom 1, nr 3, 284-297. Polskie Towarzystwo Onkologiczne ISSN 2543—
5248 www.biuletyn.nowotwory.edu.pl
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zahamowanie progresji choroby co w obliczu starzejgcego sie spoteczeristwa ma niebagatelne
zZnaczenie??;

e wyspecjalizowane centra diagnostyczne dla pacjentdw z nieswoistymi objawami klinicznymi lub
chorobami rzadkimi, nastreczajacymi trudnosci w postawieniu rozpoznania nawet doswiadczonym
klinicystom,

e zastosowanie narzedzi rozszerzonej rzeczywistosci (AR) i sztucznej inteligencji (Al) celem
wspierania profesjonalistow medycznych w postepowaniu na éciezce diagnostycznej?3.

Wedtug ekspertéw rynku medycznego, poza poradg diagnostyczng i szerszymi mozliwosciami zlecania
badan laboratoryjnych, niezbedny jest dostep do kompleksowej informagji
o zdrowiu. Mechanizm indywidualnego konta pacjenta (IKP) sprawdzit sie w trakcie pandemii
COVID-19, jednak nadal istnieje szereg niezaspokojonych potrzeb na poziomie poszczegdlnych
jednostek ochrony zdrowia w obszarze wsparcia procesu diagnostycznego i terapeutycznego
w oparciu o dane. Niezbedne w tym celu bedzie kontynuowanie w perspektywie wieloletniej rozwoju
Sieci Centréw Medycyny Cyfrowej oraz roli Agencji w tworzeniu Centralnego Repozytorium Danych
Omicznych i pdzniejszych centralnych analiz populacyjnych GWAS. Wyniki z takich badan
w potgczeniu z danymi innych systemdw medycznych pozwolg w przysztosci na personalizacje terapii
oraz zapewnienie precyzyjnych narzedzi prewencyjnych dla poszczegdlnych interesariuszy systemu
ochrony zdrowia.

W konteks$cie aktualnych dynamicznych zmian oraz rywalizacji miedzynarodowej niezbedne jest
wypracowanie nowej strategii i wsparcia systemowego w obszarze bezpieczenstwa lekowego i
biotechnologicznego?*. W ostatnich dekadach Stany Zjednoczone i Europa ze wzgleddéw
ekonomicznych w wiekszosdci przeniosty produkcje substancji czynnych (API) i pdtproduktow
leczniczych do Azji doprowadzajgc do nieréwnomiernego podziatu produkcji APl w poszczegdlnych
regionach $wiata. Obecnie okoto 50% produkgcji jest realizowane w Chinach, okoto 20% w Indiach,
natomiast pozostate 30% jest realizowane gtdwnie w Europie i Stanach Zjednoczonych?:. Kraje
azjatyckie kontrolujg zdecydowang wiekszoéé produkcji substancji czynnych w obszarach choréb
krytycznych, np. cukrzycy, na ktdra choruje ponad 2 mln Polakéw. W przypadku ograniczenia dostaw
API, bezpieczenstwo lekowe Polakéw moze by¢ zagrozone. Leki obecne na rynku polskim zawierajg
w swoim sktadzie ok. 2 tysiecy substancji czynnych, natomiast lista kluczowych produktéw leczniczych
Swiatowe]j Organizacji Zdrowia (WHO) zawiera ok. 500-600 substangji o krytycznym znaczeniu dla
systemow ochrony zdrowia. W Polsce produkuje sie zaledwie ok. 100 substancji czynnych, sposréd
ktérych wiekszoéé nie widnieje na wspomnianej liscie WHO. W Europie produkuje sie obecnie tylko
dwa typy API. Pierwszym sg nowe czasteczki, na ktérych firmy innowacyjne maja wysokie marze,
dlatego strzega tajemnicy technologicznej i produkujg na rodzimym rynku. Jednak wraz z koricem
ochrony patentowej, prawdopodobnie i te trafig do azjatyckich fabryk. Drugim typem substancji s3 te,
ktdre sg stosowane w waskich niszach produktowych np. leki na choroby sieroce, ktére z powoddw
niskich wolumendw sprzedazy nie sg atrakcyjne dla rynkdw azjatyckich. To dwie gtéwne nisze,
w ktdérych Europa moze obecnie konkurowac z Chinami w zakresie produkgji API.

Kolejnym istotnym trendem z punktu widzenia systemu ochrony zdrowia jest wykorzystanie
teranostyki, czyli $cistego potaczenie diagnostyki i terapii dostosowanej do konkretnego pacjenta.
W ramach terapii onkologicznej obecnie weryfikowane sg radiofarmaceutyki réznego typu, miedzy

22 Eva Ausd et al. Biomarkers for Alzheimer's Disease Early Diagnosis. J Pers Med. 2020 Sep 4;10(3):114. doi: 10.3390/jpm100301 14.

23 Yogesh Kumar, et al. Artificial intelligence in disease diagnosis: a systematic literature review, synthesizing framework and future research
agenda. J Ambient Intell Humaniz Comput. 2023; 14(7): 8459-8486. Published online 2022 Jan 13. doi: 10.1007/s12652-021-03612-z

24 Stefan FISCHER, et al. Potential measures to facilitate the productions of active pharmaceutical ingredients (APls). Policy Department for
Economic, Scientific and Quality of Life Policies Directorate-General for Internal Policies PE 740.070 — March 2023

25 Global APl Management Market 2023 — 2032. www.custommarketinsights.com/report/api-manage ment-market/
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innymi radiofarmaceutyki peptydowe?¢. Zgodnie z prognozami ekspertéw Polskiego Towarzystwa
Medycyny Nuklearnej zastosowanie metod teranostycznych bedzie w przysztosci coraz bardziej
powszechne. Obecnie teranostyka korzysta z najnowszych zdobyczy technologii, takich jak
nanotechnologie, nanomateriaty, biomateriaty i biomimetyki, ktére pozwalaja na jednoczesna detekcje
proceséw patologicznych i dostarczenie lekdw bezposrednio do obszaréw objetych procesem
chorobowym. Taka celowana interwencja pozwala na dostosowanie metod leczenia (w tym dawki
leku) do indywidualnych potrzeb pacjenta?’. Teranostyka jako diagnostyka i terapia na poziomie
molekularnym jest podstawa nowoczesnej spersonalizowanej medycyny precyzyjnej. Medycyna
precyzyjna czesto wykorzystuje wyniki badan sekwencjonowania NGS do zindywidualizowania terapii,
skutecznie zmieniajac perspektywy leczenia — zwtaszcza w onkologii, niezaleznie od stopnia rozsiania
nowotworu. Wyniki profilowania genetycznego metodami NGS sa réwniez czesto wykorzystywane do
okreslenia indywidualnej $ciezki nowotworzenia oraz wskazania korzystnego postepowania
terapeutycznego?®.

Zaréwno w kontekscie teranostyki, jak i opisywanych powyzej potrzeb diagnostycznych, warto réwniez
poruszy(¢ istotnos$¢ kwestii prawnych i regulacyjnych, ktére powinny korelowac z sytuacjg rynkowa,
postepem technologicznym, a takze pozwalad na petna alokacje procedur i zasobdw. Przyktadem moze
by¢ dostep do produkcji radiofarmaceutykdw na potrzeby wtasne szpitali, co jest praktykowane
i dozwolone w innych krajach europejskich,?® aczkolwiek zakres problematyki prawnej w kontekscie
teranostki wymaga oddzielnych analiz wykraczajacych poza spektrum niniejszego Raportu.

3.2 Podsumowanie i wnioski wdrozeniowe

Z przedstawionej analizy potrzeb systemu ochrony zdrowia w Polsce mozna wskazad elementy
rekomendowane do zaadresowania w kolejnych latach w$rdd ponizszych obszaréw kluczowych:

e Rozwdj Niekomercyjnych Badan Klinicznych W obszarze diagnostyki
molekularnej/laboratoryjnej i obrazowej — jak najwczesdniejsza, pogtebiona i powszechna
diagnostyka, ze szczegdlnym uwzglednieniem teranostyki i medycyny nuklearnej3° 31,

e Rozwdj Centréw Wsparcia Badan Klinicznych — jasno okreélona $ciezka diagnostyczna
pacjenta prowadzaca do szybkiego i kompleksowego rozwigzania zidentyfikowanych
problemdéw zdrowotnych, ktéra ma kluczowe znacznie dla postawienia diagnozy, okreslenia
terapii i optymalizacji czasu leczenia/hospitalizacji. Od pracownikéw sektora medycznego
oczekuje sie poprawnej diagnozy oraz adaptacji terapii w odniesieniu do indywidualnych cech
pacjenta, uzyskania optymalnych wynikéw w oparciu o reakcje pacjenta na leczenie, a takze
wspierania pacjentdéw w obszarze behawioralno-metabolicznym (zwtaszcza dietetycznym)
w celu utrzymania ich zdrowia fizycznego®2. Model $ciezki pacjenta wymaga usprawnien
organizacyjnych i systemowych, ktére majg szanse wptynac na skrdcenie kolejek pacjentow,
postawienie diagnozy na wczesnym etapie rozwoju choroby oraz wzrost efektywnosci terapii.

e Rozwdj zdolnosci produkcyjnych z zakresu medycyny cyfrowej — lokalna produkcja wyrobdw
medycznych wszystkich klas i pétproduktéw potrzebnych do wytwarzania produktéw
leczniczych najczesciej stosowanych (m.in. leki przeciwcukrzycowe nowej generacji, systemy
do monitorowania poziomu glikemii, leki na nadcisnienie i choroby serca, wyroby medyczne

26 Prof. Leszek Krdlicki: Mamy przetom w medycynie nuklearnej. 2020. Co w zdrowiu.

27 Aleksandra Lang. Teranostyka: przysztosc personalizowanej medycyny precyzyjnej. 2018. Termedia

28 Aleksandra Kurowska. Zaawansowane badania genetyczne do finansowania z Funduszu Medycznego? 2020. Co w zdrowiu.
29 Iwona Konarska. Sztuczne ograniczenia mozliwosci korzystania z medycyny nuklearnej. 2023. Termedia.

30 Maslows Hierarchy of needs and its Application in the Healthcare Industry; http://www.actforlibraries.org. Social Science.
31 Thijs van lersel et al, The Patient Motivation Pyramid and Patient-Centricity in Early Clinical Development. PumMed. DOI:
10.2174/1574884716666210427115820.

32 Maria Emfietzoglou, Maslow'’s Hierarchy of Needs in Nursing. Osmosis from Elselvier

Raport Rozpoznawczy ABM —
Analiza potrzeb, trenddw i mozliwosci w badaniach biomedycznych
18



AGENCJA

BADAN
MEDYCZNYCH
klas II-1ll niezbedne do monitorowania oraz stymulowania pracy serca), rozwdj rozwigzan

cyfrowych wspierajacych dziatania prewencyjne, zwtaszcza w obszarze onkologii i kardiologii
z potencjalnym uwzglednieniem innowacyjnych systeméw premiowania i gratyfikagji
pacjentow!&19,

e Rozwdj medycyny translacyjnej oraz wsparcie dialogu i wspétpracy miedzy srodowiskami
akademickimi i biznesowymi — wytrwate poszukiwanie nowych skutecznych i/lub mniegj
toksycznych terapii w chorobach nowotworowych, a takze indywidualizacja podejscia
diagnostyczno-terapeutycznego w powiazaniu z biomarkerami.

e Rozwdj swiadomosci spotecznej i eksperckiej w kwestii zagrozen ze strony chordb
sercowo-naczyniowych i behawioralno-metabolicznych czynnikéw ryzyka — uwzglednienie
ztozonosci i specyfiki interakcji miedzy pacjentem, lekarzem, a systemem ochrony zdrowia
w ramach budowania $wiadomosci spotecznej z zakresu chordb sercowo-naczyniowych.
Rozwazenie wprowadzenia systeméw gratyfikacji pacjentdw w ramach dziatan
prewencyjnych.

4. Kierunki rozwoju rynku lekowego

4.1 Technologie lekowe dominujagce w badaniach - wzrost zapotrzebowania na nowe
spersonalizowane leki w obszarze onkologii, chordb rzadkich, depresji, a takze na technologie
przeciwdrobnoustrojowe.

Europejska Agencja Lekéw opracowata strategiczne cele do 2025 r., w ramach ktérych
okredlita podstawowe rekomendacje odnoszgce sie m.in. do wsparcia rozwoju medycyny
personalizowanej, biomarkerdw i omiki, nowych produktéw leczniczych terapii zaawansowanej
(ATMP), zorientowanych na niezaspokojone potrzeby pacjentdow oraz nowych lekdow
przeciwbakteryjnych i ich alternatyw?33,

Przewiduje sie, ze onkologia zdominuje segment wskazan na rynku badan klinicznych.
Prognozy te sg catkowicie zgodne z wynikami badania ankietowego zrealizowanego przez ABM, gdzie
onkologia zostata wskazana jako priorytet zaréwno przez przedstawicieli stowarzyszen pacjentdw, jak
i przez ekspertéw (Ryc. 1). Wérédd badan realizowanych przez oérodki, w ktdrych pracujg Gtéwni

Badacze prowadzacy projekty finansowane przez ABM jest to juz bardzo dobrze
widoczne. Badania kliniczne w obszarze onkologii stanowia, zgodnie z
deklaracjami tej grupy, 35% wskazan ze wszystkich obszaréw badan i sa

Kontynuowanie . L . B
hEcER mEd) wskazywane prawie trzy razy czesciej niz kolejne obszary: choroby zakazne
leczeniem i neurologia (po 13% wskazan). (Metodologia: CAWI, N= 23 odpowiedzi).

nowotworéw
i rosnace Kontynuowanie badarn nad leczeniem nowotwordw i rosngce
zapotrzebowanie na zapotrzebowanie na medycyne precyzyjng przyczyniaja sie do wysokiego

medycyne . .. . . ..

precyzyjna udziatu onkologii w rozwoju rynku lekowego. Prognozuje sie, ze w latach
przyczyniaja sie do 2022-2030 segment ten odnotuje wzrost o 6,4% CAGR?*. Rozwdj onkologii
wysokiego udziatu koncentruje sie na leczeniu guzdw litych bioterapeutykami nowej generagji
onkologii w rozwoju m.in.  przeciwciatami  bispecyficznymi oraz innymi  nowatorskimi

rynku lekowego.

rozwigzaniami, takimi jak: koniugaty przeciwciat z lekami, bioterapeutyki
zorientowane na terapie komorkowe, szczegdlnie terapie CAR-T

33 EMA (2020), EMA Regulatory Science to 2025 Strategic reflection, Amsterdam, 2020.
34 https://www.precedenceresearch.com/clinical-trials-market (data dostepu: 19.04.2022).
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wykorzystujace zmodyfikowane limfocyty T stosowane w nowotworach hematologicznych. Ro$nie
takze zainteresowanie szczepionkami mRNA, zwtaszcza w guzach litych?®,

Opisanych zostato ponad 7 000 chordb rzadkich, w tym nowotwory rzadkie dla 95% z nich nie ma
dostepnego leczenia. W zwigzku z czym rosnie potrzeba opracowania nowych opgji terapeutycznych,
takich jak: terapie komdrkowe, genowe czy oparte o RNA363, Terapie komdrkowe i genowe sg
powszechne w onkologii, podczas gdy terapie oparte o RNA w chorobach infekcyjnych®. Edycja genéw
zyskuje na znaczeniu w biotechnologicznym rozwoju produktéw leczniczych, szczegdlnie w chorobach
rzadkich, neurologii i onkologii®®. Chociaz w ostatnich latach w onkologii jej rozwdj zwolnit z powodu
istotnej liczby obserwowanych zdarzen niepozadanych w badaniach klinicznych, co wymusito
wdrozenie proaktywnych planéw bezpieczenstwa podczas testowania produktéw?’.

Wocigz niezaspokojona pozostaje potrzeba opracowania nowych srodkéw
przeciwdrobnoustrojowych, metod leczenia lub szczepionek w zakresie
pojawiajgcych sie zagrozen dla zdrowia®®. Zgodnie z analizami WHO

antybiotykoopornosc¢ stanowi jedno z najistotniejszych zagrozen dla Zgodnie z analizami WHO
antybiotykoopornos¢
stanowi jedno z
najistotnieszych zagrozen
wielolekooporne pratki gruzlicy, oporne na metycyline szczepy dla globalnego zdrowia

gronkowca ztocistego, enterokoki i Clostridium difficile oporne na pub{icznegozszacunkiem
wankomycyne, enterobakterie oporne na karbapenemy, Gram-ujemne A ALY

. X . L rocznie w skali swiata.
bakterie oporne na kolistyne?®. Powstajgce regulacje i wytyczne
powinny wspiera¢ rozwdj szczepionek, terapii fagowych, nowych
biologicznie czasteczek aktywnych, takich jak: peptydy lub enzymy,
niespecyficzne immunomodulatory, technologie edycji gendw i antybiotyki
fotoaktywowane (ang. photo switchable antibiotics)*?.

globalnego zdrowia publicznego z szacunkiem blisko 10 mln zgondw
rocznie w skali $wiata. Szczegdlne zagrozenie stanowig m.in.

Ograniczone leczenie pozostaje w chorobach neurologicznych, zwigzanych z wiekiem, takich jak:
choroby otepienne i choroba Parkinsona. Biorgc po uwage starzejace sie spoteczenstwo i zwiekszajaca
sie liczbe o0sdéb na Swiecie z demencja spowodowang chorobg Alzheimera, istnieje potrzeba
opracowania skutecznych terapii dla ww. chordéb3,

W ostatnich latach wzrasta zapotrzebowanie na leki przeciwdepresyjne. Coraz wiekszy nacisk ktadzie
sie na ukierunkowane mechanizmy dziatania, w tym nowe inhibitory wychwytu zwrotnego serotoniny,
steroidy neurotropowe, psychodeliki serotoninergiczne i psychodeliki NMDA#*2, Zostato to réwniez
dostrzezone przez ekspertdw w badaniu ankietowym zrealizowanym przez ABM. Psychiatria, zaraz po
onkologii, zostata wskazana jako obszar medycyny, ktéry powinien by¢é w pierwszej kolejnosci
wspierany dla poprawy systemu ochrony zdrowia w Polsce (Ryc. 8).

35 IQVIA (2023), Global Oncology Trends 2023, New Jersey, 2023.

36 https://www.tribecaknowledge.com/blog/5-pharma-trends-for-2023-challenges-and-opportunities-in-the-post-covid-landscape

(data dostepu: 19.04.2022).

37 Informa Pharma Intelligence (2021), American Society of Gene + Cell Therapy (2021), Gene, Cell, & RNA Therapy Landscape, Q4 2021
Quarterly Data Report.

38 Chancellor D., Editing The Future. Informa Pharma Intelligence, 2022..

39 Komunikat Komisji do Parlamentu Europejskiego, Rady, Europejskiego Komitetu Ekonomiczno-Spotecznego i Komitetu Regiondéw. Strategia
farmaceutyczna dla Europy. Bruksela, 2020.

40 https://www.termedia.pl/mz/Opornosc-przeciwdrobnoustrojowa-wyzwaniem-dla-zdrowia-publicznego,51274.html

(data dostepu: 19.04.2022).

41 Vignali V, Hines PA, Cruz AG, Zietek B and Herold R (2022) Health horizons: Future trends and technologies from the European Medicines
Agency’s horizon scanning collaborations. Front. Med. 9:1064003. doi: 10.3389/fmed.2022.1064003.

42 IQVIA (2023), Global Trends in R&D 2023. Activity, productivity and enablers. New Jersey, 2023.
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W zwigzku ze wzrostem badan dotyczacych
onkologia NI 29%  psychodelikéw, takich jak: psylocybina lub

psychiatria  INEEEE 14% MDMA, obecnie amerykanski Urzad ds.
kardiologia EEGEG—_—— 13% Zywnoéci i Lekéw (FDA) pracuje nad
neurologia NN 7% wytycznymi, ktére maja  pomdc w
ch. autoimmunologiczne I 7% ujednoliceniu badan klinicznych w tym
obszarze*?.

diabetologia B 3%
ginekologia WM 3% Ponadto produkty lecznicze, w tym
gastroenterologia W 3% szczepionki oparte na roslinach  (np.

taligluceraza alfa produkowana w hodowli
komarkowej marchwi stosowana do leczenia
choroby Gauchera) sa interesujaca opgja,
ktéra moze przynies¢ potencjalne korzysci

0% 25% terapeutyczne. Potrzeba jednak wiecej
Rysunek 8. Obszary medycyny ktére powinny by¢ w pierwszej dowoddw naUkOWYCh w tym zakresie oraz
kolejnosci wspierane przez ABM dla poprawy systemu ochrony Wspierania badaﬁ, aby Zmniejszyé obecnie

zdrowia w Polsce. Odpowiedzi ekspertéw Metodologia: CAWI, X L . L. L Rk
N=181 odpowiedzi. |stn|ejace niepewnosci Zz nimi ZW|azane43.

ch.ptuc M 2%
ch. zakazne M 2%
inne obszary [N 19%

Brakuje takze metod leczenia dla okreslonych grup pacjentéw wymagajacych specjalnego podejscia
terapeutycznego, takich jak: dzieci, kobiety w cigzy, kobiety karmigce piersig i osoby starsze*!. Pomimo
podejmowanych w ostatnich latach inicjatyw w kierunku rozwoju lekéw pediatrycznych nadal w tej
dziedzinie pozostajg obszary z wysoka niezaspokojong potrzeba, szczegdlnie w zakresie onkologii i
neonatologii®®. EMA przewiduje, ze w 2024 r. najwiekszy wzrost ocen bedzie dotyczyt: nowych lekdéw
sierocych, ATMP, nowych lekéw niebedgcych sierocymi, z nieznacznym wzrostem w obszarze lekéw
biopodobnych, generycznych i hybrydowych*.

4.2 Innowacyjne technologie lekowe o duzym potencjale rozwojowym — dynamiczny rozwdj terapii
zaawansowanych i bioterapeutykow

Wedtug raportu IQVIA w latach 2023-2027 r. prognozuje sie wzrost globalnego rynku
technologii lekowych, w tym najwieksze zwiekszenie wydatkdw na leki onkologiczne (13-16% CAGR),
immunologiczne i przeciwcukrzycowe (po 3-6% CAGR). W obszarze onkologicznym przewiduje sie
rozwéj ponad stu nowych produktéow leczniczych, w tym innowacyjnych terapii komdérkowych,
opartych o RNA oraz immunoterapii ukierunkowanych na specyficzne mutacje niezalezne od
nowotworu. W obszarze immunologii, obejmujacym molekuty drobnoczasteczkowe i leczenie
biologiczne, najwiekszy wzrost prognozuje sie w zakresie nowych produktéw leczniczych oraz
generycznych i biopodobnych. W zwigzku z przewidywanym wzrostem otytosci (10-13%) zwiekszy sie
dostepnos$¢ wysoce skutecznych terapii w tym zakresie. Bedzie takze rosng¢ znaczenie rynku
neurologicznego, w tym nowych, przeciwmigrenowych produktéw leczniczych, potencjalnych terapii
chordb rzadkich, a takze choréb Alzheimera i Parkinsona. Najnowsze osiggniecia naukowe w dziedzinie
genomiki, biomarkerdw, diagnostyki i technik obrazowania i/lub medycyny regeneracyjnej potaczone z
powstawaniem przetomowych technologii cyfrowych zmieniajg podstawy innowacji terapeutycznych
zwigzanych z o$rodkowym uktadem nerwowym.

Prognozuje sie réwniez wzrost wydatkdw na bioterapeutyki nowej generacji, wyzszy na terapie
komorkowe i oparte o RNA, nizszy na terapie genowe (ktdre czesciowo zawierajg sie w obszarze

43 https://www.clinicaltrialsarena.com/features/fda-draft-guidance-agenda-2023/ (data dostepu: 18.04.2022).
44 EMA (2023), Final Programming Document 2023-2025. Amsterdam, 2023.
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onkologicznym)*. W ciggu ostatnich 10 lat z rézng zmienno$cig obserwowano wprowadzanie na rynek
nowych substancji czynnych w obszarze choréb zakaznych, w tym COVID-19, podobnie jak: terapii
przeciwbakteryjnych, przeciwwirusowych, przeciwgrzybicznych i przeciwpasozytniczych, a takze
nowych lekéw na HIV, Ebole i matpig ospe*“.

4.3 Czynniki majace decydujacy wptyw na opracowywanie lekdw innowacyjnych - redukcja
kosztow i ryzyk przez wspétprace miedzyinstytucjonalng i badania taczone

Obecnie inwestycje w technologie lekowe niekoniecznie skupiaja sie na najwiekszych
niezaspokojonych potrzebach pacjentéw, ze wzgledu na brak zainteresowania komercyjnego lub
ograniczenia naukowe*! (np. ztozono$¢ chordb i niedobdr wiarygodnych biomarkerédw?38). Opracowanie
nowego leku jest dtugotrwatym, kosztownym i ryzykownym procesem. Coraz wieksze znaczenie
odgrywa w nim wykorzystanie nowoczesnych technologii, takich jak: sztuczna inteligencja i uczenie
maszynowe. Problemem jest niedofinansowanie poczatkowych faz rozwoju produktu. Ze wzgledu na
wysokie koszty opracowywania produktow leczniczych firmy biofarmaceutyczne tworza obecnie
sojusze w celu zwiekszenia zasobdw i podziatu ryzyka zwigzanego z wysokimi kosztami. Oczekuje sie,
ze tendencja do badan taczonych i wspdtpracy w ramach badan klinicznych bedzie rostas®.

W rozwoju innowacji niezwykle istotne sg: wspétpraca wielodyscyplinarna (naukowcéw, klinicystéw,
pacjentéw, firm biotechnologicznych i farmaceutycznych), pozwalajgca na opracowanie technologii
dostosowanej do rzeczywistych potrzeb pacjentéw, wiedza specjalistyczna, w tym techniczna i
regulacyjna oraz efektywna komunikacja“®.

4.4 Podsumowanie i wnioski wdrozeniowe

Analiza rynku technologii lekowych pokazata dominacje produktéw onkologicznych, w tym
terapii komdrkowych, opartych o RNA oraz immunoterapii. Przewiduje sie wzrost wydatkéw na leki
immunologiczne: drobnoczasteczkowe, biologiczne — nowe oraz w mniejszym stopniu generyczne
i biopodobne, a takze leki przeciwcukrzycowe i bioterapeutyki. Rosnie potrzeba opracowywania
nowych spersonalizowanych opcji terapeutycznych w obszarze chordb rzadkich, ukierunkowanego
leczenia depresji, a takze nowych opcji przeciwdrobnoustrojowych, szczegdlnie antybiotykdw.

Zidentyfikowany brak skutecznego leczenia chordb neurologicznych (demencji, Alzheimera,
Parkinsona) oraz pediatrycznych (szczegdlnie onkologii i neonatologii), wskazujg na konieczno$é
dalszego rozwijania terapii w tych obszarach. Eksperci w badaniach ankietowych podkreslajg réwniez
potrzebe dalszego wspierania obszaru kardiologii. Duzg uwage zwrdcono tez na wsparcie psychiatrii.
Obszar ten wymaga zaopiekowania wieloaspektowego dla polepszenia sytuacji psychicznej
i zdrowotnej szczegdlnie wsrdd dzieci i mtodziezy.

W oparciu o powyzsze analizy mozna w przysztosci wdrozy¢ nastepujace rozwigzania:

e Rozwdj produktédw leczniczych terapii zaawansowanych w obszarze chordéb rzadkich,
onkologicznych, neurologicznych oraz wsparcie infrastrukturalne i dostosowania istniejgcych
juz w Polsce wytwérni ATMP.

e Rozwdj lekdw generycznych i biopodobnych oraz wsparcie w obszarze immunologii przy
wspotpracy z organizacjami pacjenckimi w celu stworzenia technologii dostosowanej do
potrzeb odbiorcéw.

45 IQVIA (2023), Global Use of Medicines 2023. Outlook to 2027. USA, 2023.
46 Mayrink NV., Alcoforado L., Chioro A., et al. Translational research in health technologies: A scoping review. Front. Digit. Health, 03 August
2022.
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¢ Rozwdj medycyny translacyjnej, wsparcie medycyny personalizowanej, rozwdj biomarkeréw
i wykorzystanie technik omicznych, wsparcie wspdtpracy z pacjentami (w celu stworzenia
technologii dostosowanej do potrzeb odbiorcéw), wykorzystanie nowoczesnych technologii do
analizy danych, takich jak: sztuczna inteligencja i uczenie maszynowe oraz badan taczonych i
wspotpracy miedzyinstytucjonalnej do redukcji kosztow i ryzyk.

e Rozwdj badan epidemiologicznych — wsparcie badan i analiz omicznych w obszarze onkologii,
neurologii zwigzanej z wiekiem, psychiatrii, pediatrii i neonatologii (szczegdlnie onkologicznej)
oraz badan obejmujgcych populacje wrazliwe: kobiety w cigzy, karmigce piersig, osoby starsze,
dzieci, wykorzystanie nowoczesnych technologii do analizy danych, takich jak: sztuczna
inteligencja i uczenie maszynowe.

e Rozwdj onkologicznych niekomercyjnych badan klinicznych — wsparcie badan i analiz
omicznych, badan dotyczacych guzdw litych, szczepionek mRNA oraz szczegdlnego zwrdcenia
uwagi na obszar onkologii w pediatrii.

e Rozwdj otwartych niekomercyjnych badan klinicznych i eksperymentéw badawczych -
wsparcie badan i analiz omicznych w nastepujacych obszarach terapeutycznych: onkologia,
neurologia zwigzana z wiekiem, psychiatria (ze szczegélnym uwzglednieniem technologii
przeciwdepresyjnych), pediatria i neonatologia.

5. Kierunki rozwoju rynku wyrobow medycznych i innych
technologii medycznych

Kategorie wyrobéw medycznych sg bardzo zréznicowane. Ich liczba na $wiatowym rynku
oceniana jest na okoto 2 miliony, a na rynku polskim na 300 tysiecy’. Innowacja w tej branzy ma czesto
charakter ciggtej poprawy skutecznosci, zmiany sposobdéw uzytkowania czy ograniczenia efektow
ubocznych istniejgcych juz rozwigzan. éwiadczy o tym fakt, ze wyroby medyczne majg zazwyczaj cykl
zycia wynoszacy zaledwie 18-24 miesiecy*®, zanim ulepszony produkt stanie sie dostepny na rynku.
Pod tym wzgledem dziatalnoé¢ innowacyjna w branzy wyrobdw medycznych, mierzona liczbg
patentdw, znaczaco przewyzsza branze farmaceutyczna.

Analizujgc trendy Swiatowe i krajowe, a takze niezaspokojone potrzeby pacjentéw i wyzwania
sektorow medycznych, nalezy spodziewad sie rozwoju w ujeciu macierzowym. Zdecydowanie
zauwazalne sg trendy w powszechnej digitalizacji istniejgcych wyrobdw, udoskonalania ich i
wyposazania w dodatkowe funkcjonalnosci, zmiany modeli biznesowych i operacyjnych firm
produkujgcych wyroby medyczne i rozszerzanie ich oferty o ustugi diagnostyczno-logistyczne oraz
tworzenie nowych produktéw jako odpowiedz na niezaspokojone potrzeby kliniczne, ale takze
logistyczne i funkcjonalne.

5.1 Cyfryzacja branzy wyrobéw medycznych — urzadzenia i aplikacje mobilne odpowiedzig na
potrzeby pacjentéw

Aktualnie na znaczeniu zyskujg te wyroby medyczne, ktére poza swoimi gtdwnymi
funkcjonalnosciami niosg warto$¢ dodang np. dostarczajg dane, pozwalajg na monitorowanie
stosowania przez pacjentéw zalecenn lekarskich (compliance), monitoruja parametry zyciowe,
minimalizuja inwazyjnos$¢ procedur. Obserwowany jest réwniez rosngcy popyt na nowoczesne
urzadzenia noszone (wearables), wyposazone w aplikacje oraz ustugi (np. zwiazane z zarzadzaniem
danymi zdrowotnymi).

47 Raport Polmed (2022). Sektor wyrobéw medycznych w Polsce. Wielkos¢, oddziatywanie, znaczenie; dr hab. Btazej tyszczarz, prof. UMK prof.
dr hab. Ewelina Nojszewska.
48 MedTech Europe (2021): Access to Medical Technology Innovations: A Proposal for a Value of Innovation and Partnership Model.
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Relacja producenta z uzytkownikami koricowymi ulega zmianie i w znacznym stopniu wzmacnia
sie gtéwnie przez ciggte uzytkowanie technologii (w przypadku urzadzen noszonych) i przeniesienie
punktu ciezkosci ze szpitala/kliniki do domu. Klinicy$ci w oparciu o te technologie zyskujg dostep do
danych pozwalajacych trafnie diagnozowaé, monitorowac stan parametrow pacjenta i zapobiegac
pogorszeniu stanu zdrowia. Pacjenci natomiast unikaja niepotrzebnych wizyt lekarskich i maja dostep
do szeregu rozwigzan wspierajgcych budowanie dobrych nawykéw. Rozwdj technologii tego typu
wymaga jednak odejscia od wytwarzania wyrobdw jedynie do diagnozowania/leczenia i zorientowania
na dostarczanie zintegrowanych, kompleksowych ustug i rozwigzan, ktére bedg w stanie, oprocz
polepszenia skutecznosci terapeutycznej/diagnostycznej obnizyé rowniez koszty opieki.

Wyniki badania ankietowego
przeprowadzonego w ramach Barometru
Badan Klinicznych wykazaty, ze tylko w 9%
odpowiedzi przedstawicieli stowarzyszen
pacjentdw wskazywano na leczenie

H leczenie
ambulatoryjne

B leczenie domowe szpitalne jako najbardziej pozadane przez
pacjentow. Najczesciegj wskazywany
optymalny model leczenia to leczenie

M leczenie szpitalne ambulatoryjne (52% wskazan) lub domowe

(39%) - Ryc. 9.
Oczekiwania te sg dobrze rozpoznane przez
wytwoércow lekdw, substancji czynnych i
Odpowiedzi przedstawicieli stowarzyszed pacjentéw. Metodologia: wyrobow  medycznych, ktérzy rowniez
CAWI, N=82 odpowiedzi. wskazali leczenie domowe (45%
odpowiedzi) jako najbardziej pozadany
przez pacjentdw model leczenia, a w drugiej kolejnosci leczenie ambulatoryjne — 42% odpowiedzi
(Metodologia CAWI, N= 31 odpowiedzi).

Rysunek 9. Model leczenia najbardziej pozadany przez pacjentdw.

Inteligentne systemy dostarczania lekéw i monitorowanie pacjentéw spersonalizujg i zminimalizujg
inwazyjnos$¢ terapii za pomocga urzadzen takich jak innowacyjne, ubieralne systemy dostarczajace leki
(Biostamp) i inteligentne inhalatory. Te inteligentne urzadzenia beda nie tylko wysytaé pacjentom
przypomnienia o lekach (poprawiajgc w ten sposdb przestrzeganie zalecen), ale takze przesla zwrotne
dane do ich lekarzy, umozliwiajac bardziej spersonalizowang i zapobiegawczg opieke. Przyktadem
moze by¢ firma Novartis, ktéra nawigzata wspétprace z Qualcomm Life w celu opracowania inhalatora
podtgczonego do Internetu, ktéry moze wysytaé informacje do opartej na chmurze platformy
analitycznej wykorzystujgcej duze wolumeny danych do wspomagania leczenia pacjentéw z
przewlekta obturacyjng chorobg ptuc (POChP)#.

5.2 Przyktady wdrozen rozwigzan cyfrowych do systemdéw ochrony zdrowia — redukcja
kosztéw przy jednoczesnym zwiekszeniu wydajnosci systeméw

Rzeczywisto$¢ biznesowo-legislacyjna wymusza na producentach wyrobdw medycznych rewizje
tradycyjnych modeli biznesowych i operacyjnych w celu wspierania heterogennej bazy klientéw
biznesowych oraz pacjentéw (aktualnych i potencjalnych). Rosngce zaangazowanie firm
w profilaktyke i diagnostyke, a takze logistyke dostaw, zarzadzanie odpadami szpitalnymi, monitoring

49 Qualcomm expands collaboration with Novartis for connected COPD therapy, Qualcomm Press Release, 5 January 2016
https://www.qualcomm.com/news/releases/2016/01/05/qualcomm-expands-collaboration-novartis-connected-copd-therapy

Raport Rozpoznawczy ABM —
Analiza potrzeb, trenddw i mozliwosci w badaniach biomedycznych
24



AGENCJA
BADAN
MEDYCZNYCH

pacjentdw po wykonanej interwencji przyczyniaja sie do ogdlnego obnizenia kosztéw opieki
zdrowotnej w tym m.in. do krétszych, tanszych i rzadszych wizyt w szpitalach.

Ten trend potwierdzaja rozwigzania powstajace z inicjatywy firm wyrobowych taczacych sie z
dostawcami ustug technologicznych lub IT, np. platforma (Zimmer Biomet + HealthLoop) wspierajaca
pacjentéw oczekujgcych na zabieg endoprotezoplastyki®. Aplikacja HealthLoop edukuje pacjentéw w
zakresie protokotdw przed- i pooperacyjnych oraz gromadzi dane na temat wynikdw i terapii
pooperacyjnej, aby pomdc w oszacowaniu kosztéow refundacji. Z kolei firma Siemens Healthineers
zawarta strategiczny sojusz z IBM Watson Health, koncentrujac sie na zarzadzaniu zdrowiem populacji
i rozwigzaniach value based healthcare dla szpitali®'. Partnerstwo to pozwoli wykorzystaé ustugi
obrazowania klinicznego analizujac wolumen danych generowanych przez technologie medyczne, do
lepszego zrozumienia podtoza chordb. Google i Ethicon sg zatozycielami firmy Verb Surgical —
opracowujacej roboty chirurgiczne, ktdére wykorzystuja sztuczna inteligencje, oprogramowanie do
analizy danych obrazu i wizji maszynowej®2.

5.3 Innowacje w obszarze wyrobéw medycznych - dynamiczny rozwdj robotyki,
nanotechnologii i biomateriatow

e Nanotechnologia, mikrosystemy i biosensory w sektorze wyrobéw medycznych

Zaréwno w projektowaniu poszczegdlnych wyrobdw, jak i w samych procedurach interwencyjnych
obserwuje sie trend miniaturyzacji. Gtdwnym powodem takich dziatan jest minimalna inwazyjnos$é
interwencji, mniejsze ryzyko powiktan, nizsze koszty hospitalizacji i szybsza rekonwalescencja.

Trend ten wspiera rozwdj technologii BioMEMS, systemdw mikroprzeptywowych i nanoskalowych,
w tym metod mikroanalizy, macierzy i biochipdw do wykrywania i iloSciowego oznaczania istotnych
klinicznie analitdw w ztozonych matrycach. Obszary zastosowan obejmujg miedzy innymi badania
biomedyczne, kliniczng diagnostyke laboratoryjna, wysokowydajne badania przesiewowe i urzadzenia
do implantacji. W zwigzku z tym zauwazalne jest ozywienie w tworzeniu nano-rozwigzan, np.
nanokapsutek i systemdw dostarczania lekdw oparte na nanodiamentach, nanoendoskopdéw, mikro-
nanosystemdw do diagnostyki i terapii celowanej czy nanobotéw DNA.

Obecnie obserwowany jest niezwykle dynamiczny wzrost zainteresowania metamateriatami
hiperbolicznymi. Projektowanie, wytwarzanie i rozwdj nowych nanomateriatéow dla biosensoréow
optycznych jest niezwykle waznym wyzwaniem nowoczesnej nauki i wyrafinowanych technologii, z
uwagi na atrakcyjnosé rozwigzan i potrzebe miniaturyzacji, zmniejszania wagi oraz mobilnosci
biosensoréw. Ponadto, materiaty z tej grupy nie wymagaja zasilania elektrycznego oraz charakteryzuja
sie wysokg doktadnoscig i precyzjg detekcji.

e Bioresorbowalne, bioniczne i biodegradowalne wyroby medyczne i opakowania

Zaréwno potrzeba kliniczna, jak i dbatoéé o ochrone érodowiska wspierajg badania i rozwdj nowych
biomateriatéw, zwtaszcza w obszarze inzynierii tkankowej, urzadzen wszczepialnych, biosensoréw i
sitownikdw. Szczegdlnie duze nadzieje wigze sie z inzynieria nowych nosnikéw, ktdére mogg
obejmowac materiaty biomimetyczne, liposomy, micele, nanoczasteczki i dendrymery. Niewatpliwa
zaletg biomateriatdw jest ich biokompatybilno$¢ oraz zdolno$¢ do bioresorpcji umozliwiajgce

50 The biggest takeaway from the annual meeting of orthopedic surgeons (AAOS), MedCity News, 21 March 2017
https://medcitynews.com/2017/03/biggest-takeaway-annual-meeting-orthopedic- surgeons-aaos/

51 Siemens Healthineers, IBM Watson Health Forge Alliance On Population Health, Med Device Online, 12 October 2016
https://www.meddeviceonline.com/doc/siemens-healthineers-ibm-watson- health-forge-alliance-on-population-health-0001.

52 J&J and Google’s Verb Surgical looks to define, lift robotic surgery, Mass Device, 20 October 2016 http://www.massdevice.com/jj-googles-
verb-surgical-looks-define-lift-robotic-surgery.
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pozyskiwanie biodegradowalnych stentéw, protez i rusztowan, wszczepialnych bionicznych soczewek,
wchtanialnych nici i innych wyrobéw zamykajgcych, biodegradowalnych opakowan, a takze organdw i
kosci wytwarzanych w druku 3D, czy wchtanialnych cewnikéw, réwniez w zastosowaniach
pediatrycznych.

Projekty takie jak bio-hybrydowa nerka zminimalizujg potrzebe korzystania z niektorych ustug (np.
dializ), a takze zmniejsza wiele zagrozen dla pacjentdw zwigzanych z obecnie stosowanymi systemami.
Naukowcy z Uniwersytetu Kalifornijskiego opracowali pierwszy prototyp sztucznej, wszczepialnej nerki
wielkodci filizanki do kawy. Zawiera ona filtry opracowane dzieki nanotechnologii krzemowej oraz zywe
komorki nerki, ktére beda odzywiane przez samego pacjenta, co dodatkowo zapobiegnie odrzuceniu
takiego organu®:.

e Narzedzia, techniki i systemy chirurgiczne nowej generacji

Przyktady rozwoju tej kategorii rozwigzan obejmuja robotyke chirurgiczng i urzadzenia do minimalnie
inwazyjnych operacji w celu poprawy wynikéw interwencji chirurgicznych, a takze zwiekszania
bezpieczenstwa pacjentdw i skracania rekonwalescencji. Innowacyjne rozwiazania chirurgiczne, takie
jak autonomiczne roboty chirurgiczne i inteligentne cewniki balonowe poprawia wyniki
skomplikowanych operacji i umozliwia nowe formy operacji minimalnie inwazyjnych. Przyktadem
wdrozonego rozwigzania jest aplikacja firmy Stryker do catkowitej artroplastyki kolana wspomaganej
ramieniem o funkgji robota, przeznaczona do uzytku z systemem robotéw Mako. Tak zaawansowane
technologie rozwijajg takze rdéwnolegle systemy symulatoréw medycznych do szkolenia
chirurgicznego kadr. Popularne biopsje réwniez podlegajg ciggtym udoskonaleniom, aby uzyskiwad
lepsze wyniki przy mniejszej inwazyjnosci procedury.

W dalszym ciggu istnieje duze zapotrzebowanie na rozwigzania z zakresu robotyki w chirurgii
okulistycznej, rozwigzania wspomagane rozszerzong rzeczywistoscig, a takze rozwigzania
teleoperacyjne.

¢ Nowoczesna inzynieria rehabilitacyjna

Skuteczna, holistyczna rehabilitacja i fizjoterapia w chorobach nerwowo-mieéniowych, gteboka
stymulacja mézgu z obrazowaniem i celowaniem elektrofizjologicznym, neuroprotezy wspomagajgce
stuch, wzork, czy ruch oraz urzadzenia do wydtuzania kregostupa pozostajg wcigz niezaspokojonymi
potrzebami w tym medycyny rehabilitacyjnej. Odpowiedzig na przytoczone zapotrzebowanie sg liczne
prace nad stworzeniem inteligentnego sprzetu i oprogramowania do sterowania urzadzeniami oraz
przewidywania sygnatdw fizjologicznych i ludzkiego zachowania. Nalezy oczekiwad, ze przyniosg one
wymierne efekty, ktére wejdg do praktyki medyczno-rehabilitacyjnej. Aktualnie, réwniez w Polsce,
prowadzone sg przedsiewziecia w zakresie inteligentnych egzoszkieletéw, a takze stymulatoréw
miesni i nerwow, co pozwala miec¢ nadzieje na rozwdj wyrobdw medycznych w tym zakresie.

e Innowacyjna diagnostyka — wyzsza czutosé i swoistosé przy mniejszej ilosci badanego
materiatu

Prawidtowa i wczesna diagnostyka stanowig warunek sine qua non wtasciwego procesu leczenia.
Niestety w tym zakresie mozna zaobserwowad wyzwania dwojakiego rodzaju:

o systemowego - taryfikacja procedur terapeutycznych, ktére zawierajg w sobie takze
diagnostyke nierzadko staje sie zrodtem oszczednosci placéwek medycznych. Wybierane sg

53 No More Dialysis, Scientists Have Developed A Bionic Kidney, Medical-Online, 3 April 2017 http://www.medicalonlinel.com/2017/04/03/no-
more-dialysis-scientists-have-developed-a-bionic-kidney
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metody tansze, a ich liczba jest mocno limitowana, przez co btednie zdiagnozowany pacjent
moze otrzymad niewtasciwa terapie, a jego choroba ulec zaostrzeniu.

o technicznego - udoskonalenie istniejgcych metod w kierunku wyzszej czutosci, swoistosci oraz
lepszej wydajnosci diagnostycznej z matych objetosci moze obnizy¢ koszty i zmniejszyc
inwazyjnos$¢ samych procedur diagnostycznych.

Drugie z wyzwan jest nieustannie podejmowane przez inzynieréw firm z branzy wyrobdw medycznych
— rozwijane sg urzadzenia do ultrasonografii (w tym echokardiografii), w celu uzyskania wigkszej
czutosci i rozdzielczosci, systemy do wizualnego obrazowania oka — w tym np. miniaturowe skanery
siatkowki. Udoskonalane sg metody cytometrii przeptywowej, a takze metody obrazowania, np.
dynamiczny rezonans magnetyczny. Udoskonalanie metod diagnostyki obrazowej obejmuje takze
wyposazenie wyrobow w sztuczna inteligencje (Al) w celu przyspieszenia diagnozy i poprawienia
trafnosci.

Przez okres pandemii COVID-19 na znaczeniu zyskaty wszelakiego rodzaju testy diagnostyczne.
Metody te rozwinety sie znaczaco, przektadajac sie na zwiekszenie zakresu badanych parametrow.
Rodnie m.in. liczba testéw metabolomicznych, predykcyjnych — wykorzystujgcych np. biomarkery
proteomiczne. Opracowywane sg nowe urzadzenia do separacji komdrek i bardziej czute, specyficzne,
szybsze i tafnsze analizy genetyczne z wykorzystaniem sekwencjonowania WES i WGS. Coraz wiecej
mowi sie takze o potrzebach i pracach w zakresie diagnostyki nieinwazyjnej, np. pomiaréw okresu
refrakcji komorowej i czasu przewodzenia srédkomorowego, nieinwazyjnego monitora cisnienia
wewnatrzczaszkowego.

¢ Nowe, wyrobowe i/lub biotechnologiczne podejscie do walki z infekcjami bakteryjnymi

Jak podaja dane, w Europie, co roku dochodzi do 4,5 miliona zakazen szpitalnych. Coraz wigksze
zagrozenie stwarzajg przy tym bakterie o szerokim spektrum opornosci na leki, np. typu ,ESKAPE”,
ktére wymykaja sie zaréwno lekom jak i mechanizmom obronnym organizmu. Dlatego liczne zespoty
badawcze na catym S$wiecie poszukujg nowych metod walki z takimi drobnoustrojami, co jest jednym z
najpowazniejszych wyzwan dla systeméw ochrony zdrowia na $wiecie.

Przyktadem rozwigzania bedacego alternatywa do nowych antybiotykdw jest metoda fotodynamiczna
(opracowana przez Miedzyuczelniany Wydziat Biotechnologii UG i GUMed z ekspertami z chinskiego
Uniwersytetu w Tianjin). Polega ona na podaniu kationowego fotouczulacza porfiryny galu
nasladujagcego hem, ktéry uwrazliwia bakterie na dziatanie $wiatta, z pomoca ktérego nastepnie
unieszkodliwia sie te mikroorganizmy. Mozliwos$é wykorzystania inaktywacji fotodynamicznej w walce
z wielolekoopornymi drobnoustrojami stosuje sie w celu zwalczania opornosci na antybiotyki i
zwiekszenia fotodynamicznej aktywnosci przeciwbakteryjnej. Kolejnym przyktadem sg innowacyjne
urzadzenia diagnostyczne, ktére w sposdb automatyczny prowadzg kompleksowg ocene wrazliwosci
bakterii izolowanych z prébek klinicznych na dostepne klinicznie antybiotyki oraz umozliwiajg badanie
wrazliwoéci na kombinacje antybiotykéw.>* Duze nadzieje wigzane sg rowniez z terapiami fagowymi,
nowymi technologiami edycji gendw i antybiotykami fotoaktywowanymi.

e  Wyroby medyczne w diagnostyce i terapii chordb rzadkich

Pacjenci z chorobami rzadkimi moga oczekiwac latami na diagnoze ze wzgledu na trudnosci wynikajgce
z nieswoistego charakteru objawdw oraz braku mozliwosci poréwnan przypadkéw. Wedtug NIH az

54 Health horizons: Future trends and technologies from the European Medicines Agency'’s horizon scanning collaborations; Valentina Vignalil,2,
Philip A. Hines1,3* Ana Gldria Cruzl, Barbara Zi _etek1 and Ralf Herold1, 1European Medicines Agency, Amsterdam, Netherlands, 2Department
of Biomedical Engineering, W.J. Kolff Institute, University Medical Center Groningen, Groningen, Netherlands, 3Faculty of Health Medicines and
Life S.
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80% procent chordb rzadkich ma podtoze genetyczne, co determinuje potrzebe testéw genetycznych
w celu ich zdiagnozowania.>® Opdznienie diagnozy i skutecznej terapii czesto prowadzi do znacznego
zaawansowania choroby lub nawet przedwczesnej smierci.

Z perspektywy pacjenta, jego rodziny oraz systemu publicznego kwestia wczesnej i prawidtowej
diagnostyki pozostaje kluczowa. Z kolei na etapie leczenia choréb rzadkich wskazuje sie na potrzebe
udoskonalenia urzadzen pomiarowych, np. wspdtczynnika przesaczania ktebuszkowego (GFR),
ogodlnoustrojowego przeptywu krwi (np. w zespole Guillain-Barré i przy niedobrze beta-hydroksylazy
dopaminy), a takze narzedzi prognostycznych np. w chorobie Huntingtona. Z kolei klinicy$ci wskazuja
na konieczno$¢ udoskonalenia urzadzen do kontroli podawania lekdw w oparciu o dane z czujnikéw
fizjologicznych, co miatoby zastosowanie w praktycznie kazdej chorobie, w przypadku ktérej znane sa
zaleznosci miedzy dawka leku, a nasileniem choroby.

Dodatkowym wyzwaniem w chorobach rzadkich jest fakt niecheci inwestycyjnej przedsiebiorstw,
wigzaca sie z niewielkim rynkiem i obawa o zwrot z inwestycji.

e Trendy w rozwoju diagnostyki nuklearne;j

Medycyna nuklearna dysponuje narzedziami pozwalajacymi na wdrozenia koncepcji tzw. magic bullet,
czyli zastosowania lekdw w sposdb celowany.

Techniki radioizotopowe pozwalajg na ocene zaburzen czynnosciowych w bardzo wczesnym stadium
choroby jeszcze przed wystgpieniem zmian strukturalnych. Przyktadami badan morfologicznych sa
tomografia komputerowa, rezonans magnetyczny czy ultrasonografia, natomiast przyktadem badan
czynnosciowych sg metody radioizotopowe, ktére polegajg na podaniu choremu radiofarmaceutyku,
ktdorego rozktad w organizmie odzwierciedla $cisle okreslong funkcje np. przeptyw krwi, aktywnosé
uktaddéw receptorowych czy przemiany metaboliczne aminokwaséw, lub produkcje i wydzielanie
niektérych substancji chemicznych. Metody te pozwalajg na rozpoznanie ogniska nowotworowego,
gdy zawiera zaledwie 10%-107 komdrek oraz umozliwiajg ocene, czy zmiana widoczna w badaniu TK
czy MRI jest nowotworem ztosliwym, czy tez zmiang tagodna. Promieniowanie alfa emitowane przez
leki znakowane radioizotopami, wnikajgce specyficznie do komdrek nowotworowych, uszkadza obie
nici DNA, dzieki czemu skuteczno$c leczenia jest wigksza. Na skutek zréznicowania wtasciwosci
metabolicznych komdrek nowotworowych i zdrowych badania PET z 18-fluorodeoksyglukoza (FDG)
sg w stanie z duzg doktadnoscig odréznié oba typy komdrek. Inne radiofarmaceutyki potrafig odrézniad
oba typy komdrek po nasileniu proceséw proliferacyjnych (‘®F-cholina). Postepy w obszarze
przeciwciat znakowanych radioaktywnie stosowanych do diagnostyki precyzyjnej umozliwiaja
wczesdniejszg detekcje i w konsekwencji skuteczniejsze leczenie nowotwordw ztosliwych.5®

5.4 Podsumowanie i wnioski wdrozeniowe

W wyniku przedstawionej analizy trenddw rynkowych oraz doniesien z sektora wyrobdw medycznych
nalezy rozwazy¢ wsparcie ponizszych kluczowych obszardw:

55 Unmet Device Needs in Rare Diseases — Report. The U.S. Food and Drug Administration (FDA) and the National Center for Advancing
Translational Sciences (NCATS)/Office of Rare Diseases Research (ORDR) at the National Institutes of Health (NIH).

56 Unmet Device Needs in Rare Diseases — Report. The U.S. Food and Drug Administration (FDA) and the National Center for Advancing
Translational Sciences (NCATS)/Office of Rare Diseases Research (ORDR) at the National Institutes of Health (NIH)

ciences, Maastricht University, Maastricht, Netherlands
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e Wsparcie rozwoju medycyny cyfrowej, poszerzanie funkcjonalnosci istniejgcych wyrobdw
medycznych m.in. o algorytmy Al, umozlwiajacych ciggte monitorowanie, gromadzenie danych,
integracje z innymi systemami/technologiami medycznymi,

e Wspieranie wdrazania innowacyjnych wyrobdéw medycznych  wykorzystujacych
nanotechnologie i mikrosystemy do diagnostyki, w tym wysokowydajnych badan
przesiewowych. Umozliwi wykonywanie diagnostyki w warunkach ambulatoryjnych lub
domowych z zachowaniem duzej precyzji pomiaru z matej objetoséci badanego materiatu.

e Wsparcie projektdow majacych na celu opracowanie technologii wspomagajacej
antybiotykoterapie. Stosowanie bezpiecznych z biologicznego punktu widzenia metod
wykorzystujacych inaktywacje fotodynamiczng pozwoli na bardziej skuteczng walke z
drobnoustrojami i bedzie miato szanse spowolnic¢ proces narastajacej lekoopornosci.

e Rozwdj zdolnosci produkcyjnych z zakresu radiofarmaceutykéw. Zwiekszenie precyzji
detekcji komdérek nowotworowych znaczgco wptynie na postep w terapiach precyzyjnych.

e Wspieranie opracowan narzedzi, technik i systemow chirurgicznych nowej generacji z
uwzglednieniem wyrobdéw rehabilitacyjnych. Inteligentny sprzet lub oprogramowanie do
sterowania urzadzeniami oraz przewidywania sygnatdéw fizjologicznych i ludzkiego
zachowania stanie sie szansg na mniej inwazyjne i bardziej precyzyjne zabiegi oraz
rehabilitacje, ktdra skrdci okres powrotu do uzyskania sprawnosci.

6. Kierunki rozwoju badan naukowych (podstawowych i
przedklinicznych)

6.1 Badania genetyczne i epigenetyczne jako priorytet dla pacjentéow i systemu ochrony zdrowia w
Polsce.

Badania w dziedzinie genetyki medycznej stanowia integralng czes¢ medycyny personalizowanej,
ktérej niekwestionowany, dynamiczny rozwdj obserwuje sie juz od kilku lat. Nastepuje zmiana
paradygmatu opieki medycznej z leczenia jednym rodzajem terapii catej populacji (ang. ,,one size fits
all”) na leczenie spersonalizowane. Wykorzystanie informacji na temat genotypu danej osoby do
podejmowania decyzji dotyczgcych profilaktyki, diagnostyki i terapii choréb ma duze szanse do
udoskonalenia metod diagnostycznych i terapeutycznych. Medycyna personalizowana daje najwieksze
nadzieje w onkologii, kardiologii oraz chorobach rzadkich i neurodegeneracyjnych. Obszary te
wskazane zostaty rowniez przez ekspertéw jako najistotniejsze dla rozwoju nauk medycznych w
Polsce (Ryc. 11). Dziedzing nauki o wysokim potencjale oddziatywania na medycyne jest epigenetyka
koncentrujaca sie na zaleznoéciach miedzy czynnikami srodowiskowymi, a elementami genetycznymi.
Zmiany epigenetyczne moga wptywaé m.in. na sposdb reagowania pacjenta na leczenie. Poza
nowotworami, w polu badawczym epigenetyki znajduja sie: zaburzenia psychiczne, choroby uktadu
krazenia, choroby reumatyczne, choroby metaboliczne (np. modyfikacje epigenetyczne wydaja sie
miec znaczenie dla rozwoju cukrzycy typu 2) czy niealkoholowe sttuszczenie watroby.5”

6.2 Kompleksowe badania nad immunoterapeutykami w onkologii.

Immunoterapia nowotworéw (podejscie oparte na wykorzystaniu uktadu immunologicznego
pacjenta do walki z nowotworem), inaczej immunoonkologia, jest jednym z najbardziej innowacyjnych
i przysztosciowych obszaréw biotechnologii. Wydaje sie by¢ tym, czym w leczeniu chordb zakaznych
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byto wprowadzenie antybiotykdw i szczepien ochronnych. Pierwszy z lekdw z tej grupy zostat
zarejestrowany w 2011 r. w terapii czerniaka, a obecnie w petni przebadanych i zarejestrowanych jest
juz kilkanascie terapii immunoonkologicznych.

Obecnie immunoterapia prowadzona jest dwukierunkowo:

e terapie z uzyciem inhibitoréw tzw. punktéw kontroli uktadu immunologicznego (np.
ipilimumab, pembrolizumab i niwolumab), w ktérych uktad odpornosciowy aktywowany jest
do walki z konkretnym nowotworem w sposéb identyczny dla wszystkich pacjentéw
chorujacych na ten nowotwodr z powodzeniem stosowane w leczeniu czerniaka i nowotwordw
ptuca,

e terapie personalizowane z uzyciem przeciwnowotworowych szczepionek terapeutycznych,
w ktérych uktad odpornosciowy mobilizowany jest do walki z konkretnym nowotworem
wystepujgcym u konkretnego pacjenta. Wymagajg one okredlenia neoantygendw — biatek
wystepujacych tylko i wytgcznie w danym, narastajacym guzie, zaleznych od unikalnej
kombinacji mutacji genetycznych, jakie niosg komdrki nowotworowe obecne u danego
chorego.

Prowadzony jest szereg badan oceniajgcych zastosowanie nowych terapii w leczeniu raka nerki, raka
jelita grubego, raka gruczotu krokowego, raka piersi, nowotworédw gtowy i szyi oraz innych. Do
identyfikacji neoantygenéw wykorzystuje sie najnowsze osiggniecia genetyki i biologii
molekularnej NGS, a takze algorytmy bioinformatyczne i modelowanie komputerowe. Badaniom
naukowym umozliwiajacym poszerzenie wiedzy na temat immunologicznych aspektéw nowotwordw
oraz wprowadzenie nowych terapii immunoonkologicznych na rynek przeznacza sie obecnie na catym
dwiecie ogromne $rodki finansowe.%®%® Onkologia wskazana zostata przez ekspertéw jako
najistotniejszy dla rozwoju nauk medycznych w Polsce obszar medycyny (Rys. 10).

onkologia IEEEEEEEEEGEGEGEEEEEEEEEEEE 2 7 %
kardiologia GGG 1 4%
psychiatria I %
neurologia IEEEEEEEEEG—G—G— 7%
choroby autoimmunologiczne T . 6%
diabetologia m—— 4%
choroby ptuc m——m 3%
choroby zakazne m—— 3%
ginekologia N 3%
gastroenterologia mmm 2%
dermatologia m 1%
choroby nerek i uktadu moczowego M 1%
okulistyka mm 1%
inne obszary NN 2 1%

0% 5% 10% 15% 20% 25% 30%

Rysunek 10. Obszary medycyny, ktére powinny by¢ w pierwszej kolejnosci wspierane dla rozwoju nauk medycznych w Polsce.
Odpowiedzi ekspertéw. Metodologia: CAWI, N=188 odpowiedzi. Wskazania dotyczace onkologii, kardiologii i psychiatrii
stanowia tacznie potowe wszystkich odpowiedzi.

58 https://www.fnp.org.pl/miedzynarodowe-centrum-badan-nad-szczepionkami-przeciwnowotworowymi/
59 Morse MA, Gwin WR 3rd, Mitchell DA. Vaccine Therapies for Cancer: Then and Now. Target Oncol. 2021 Mar;16(2):121-152.
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6.3 Kompleksowe badania nad ztozonymi mechanizmami plastycznosci mézgu — wypracowanie
nowych rozwigzan poprawiajacych profilaktyke, diagnostyke, monitorowanie i leczenie chordb
madzgu.

Neuroplastycznos¢ moézgu, czyli zdolnosé do nieustannych, trwatych reorganizacji sieci komadrek
nerwowych pod wptywem réznych bodzcéw jest kluczowa dla proceséw uczenia sie, zapamietywania
i regeneracji po uszkodzeniach wynikajgcych z urazéw lub choréb mdzgu. Dzieki niej mozliwa jest
redukcja skutkéw np. stwardnienia rozsianego, choroby Alzheimera czy choroby
Parkinsona. Z drugiej strony zaburzenia neuroplastycznosci moga
prowadzi¢ do wielu standw patologicznych, takich jak: uzaleznienia, Badania nad
mechanizmami
neuroplastycznosci
stworza nowe mozliwosci
poznania etiopatogenezy
wielu schorzen
neurologicznych,
neurodegeneracyjnych i
psychiatrycznych.

zaburzenia ze spektrum autyzmu, depresja, schizofrenia oraz zaburzenia
afektywne dwubiegunowe. Wiedza w zakresie neurobiologii
i funkcjonowania mdzgu wzrasta w ostatnich latach w ogromnym
tempie. Rewolucyjny postep dotyczy 1) metod biologii molekularnej
umozliwiajacych wykonywanie wysokowydajnych analiz i manipulacji
genowo-biatkowych, 2) metod precyzyjnego obrazowania i wizualizacji
zarowno pojedynczych komdrek i synaps, jak i aktywnosci sieci
neuronalnych w catym modzgu, 3) technik tworzenia nowatorskich
modeli badawczych, takich jak organoidy mdzgowe pochodzace
z indukowanych pluripotencjalnych komdérek macierzystych oraz 4) bioinformatyki pozwalajgcej na
analizy olbrzymich zbioréw danych. Badania nad mechanizmami neuroplastycznosci tworzg nowe
mozliwosci poznania etiopatogenezy wielu schorzen neurologicznych, neurodegeneracyjnych i
psychiatrycznych. Choroby mdzgu generujg najwyzsze koszty spoteczne (koszt tych choréb w UE siega
nawet 800 mld euro). Obcigzenie zaburzeniami uktadu nerwowego w ciggu ostatnich lat wzrosto i
prawdopodobnie wzroénie w przysztosci z powodu starzenia sie populacji. Istnieje zatem pilna
potrzeba poprawy profilaktyki, diagnostyki i terapii tych zaburzen.®®! Psychiatria wskazana zostata
przez ekspertéw jako trzeci najistotniejszy dla rozwoju nauk medycznych w Polsce obszar
medycyny (Rys. 11).

6.4 Medycyna Cyfrowa — mariaz medycyny z informatyka dla nowych rozwiazan diagnostyczno-
terapeutycznych w medycynie personalizowanej.

Medycyna personalizowana bazuje na rozpoznaniu i
zrozumieniu réznic pomiedzy pacjentami chorujgcymi na te samg

MEDYCYNA CYFROWA

Narzedzia sztucznej inteligendji, chorobe, dzieki czemu mozliwe jest dopasowanie leczenia do
Gl IR e potrzeb organizmu konkretnego pacjenta. Na
zaawansowane algorytmy, X . . X . , oo X
modelowanie i symulacje zindywidualizowang terapie naktada sie réwniez coraz wieksza
komputerowe, wysokowydajne wiedza dotyczaca ztozonosci samych chordb i wielodci

obliczenia wielkoskalowe,
analizowanie ogromnych baz
danych, metody rozszerzonej
rzeczywistosci mozna
wykorzystac do zapobiegania
chorobom oraz ich precyzyjnego
diagnozowania i leczenia.

mechanizmdéw fizjologicznych, uczestniczacych w ich rozwoju.
Medycyna cyfrowa, nazywana takze medycyna in silico lub
medycyng obliczeniowa, to nowa dziedzina wiedzy, ktdrej
powstanie zawdziecza sie postepowi w obszarze technologii
komputerowych. Narzedzia sztucznej inteligencji, uczenie
maszynowe, zaawansowane algorytmy, modelowanie i symulacje
komputerowe, wysokowydajne obliczenia wielkoskalowe,
analizowanie ogromnych baz danych, metody rozszerzonej rzeczywistosci

60 https://www.fnp.org.pl/braincity-centrum-doskonalosci-w-zakresie-neuroplastycznosci-i-chorob-mozgu/
61 Koch G, Spampinato D. Alzheimer disease and neuroplasticity. Handb Clin Neurol. 2022;184:473-479.
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— wszystko to mozna wykorzysta¢ do zapobiegania chorobom, ich precyzyjnego diagnozowania,
a takze planowania i wspomagania skutecznego leczenia, obarczonego minimalna liczba dziatan
niepozadanych. Celem i wyzwaniem dla wspédtczesnej medycyny jest potaczenie wiedzy medycznej i
mozliwosci obliczeniowych dla zapewnienia pacjentom jak najlepszej jakosci zycia, a to mozna osiagnaé
dzieki zindywidualizowanemu postepowaniu leczniczemu.5?

6.5 Podsumowanie i wnioski wdrozeniowe

W oparciu o powyzsze analizy mozna w przysztosci wdrozy¢ nastepujace rozwiazania:

e Rozwdj zdolnosci wytwérczych 2z zakresu terapii zaawansowanych (ATMP) -
opracowywanie nowych terapii immunoonkologicznych, spersonalizowane
przeciwnowotworowe szczepionki terapeutyczne,

e Rozwdj Medycyny Translacyjnej

- badania nad mechanizmami neuroplastycznosci daja szanse na opracowaniem
skutecznych metod diagnostycznych i diagnostyczno-terapeutycznych dla schorzen
neurologicznych, neurodegeneracyjnych i psychiatrycznych

- nowe metody precyzyjnego obrazowania i wizualizacji — choroby uktadu nerwowego
(neurologiczne, neurodegeneracyjne i psychiatryczne)

- tworzenie nowatorskich modeli badawczych — choroby uktadu nerwowego
(neurologiczne, neurodegeneracyjne i psychiatryczne)

e Rozwdj Badan Epidemiologicznych - wspieranie badann na populacjach oséb starszych
obejmujacych choroby neurodegeneracyjne i inne stany patologiczne zwigzane z wiekiem.

e Opracowanie Planu Rozwoju Medycyny Cyfrowej

- wykorzystanie narzedzi sztucznej inteligencji, uczenia maszynowego,
zaawansowanych algorytmdéw, modelowania i symulacji komputerowych,
wysokowydajnych obliczenn wielkoskalowych, analizowania duzych wolumendw
danych i metod rozszerzonej rzeczywisto$ci do zapobiegania chorobom, ich
precyzyjnego diagnozowania i skutecznego leczenia

- wykorzystanie informacji na temat profilu genetycznego poszczegdlnych osdéb do
podejmowania  decyzji dotyczacych  profilaktyki, diagnostyki i  terapii
chordb/zastosowaniu testéw genetycznych i markerdw molekularnych do doboru
witasciwej strategii terapeutycznej dla wtasciwego pacjenta we wtasciwym czasie i/lub
na okresleniu molekularnych predyspozycji do konkretnej choroby u konkretnej osoby,
w celu podjecia wtasciwych dziatan prewencyjnych we wtasciwym czasie (medycyna
personalizowana).

62 https://www.fnp.org.pl/centrum-zindywidualizowanej-medycyny-obliczeniowej-sano/
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7. Badania kliniczne w Polsce i na swiecie

7.1 Badania biomedyczne w Polsce i na swiecie — rosnaca przewaga onkologicznych badan
klinicznych

Wedtug bazy ClinicalTrials na $wiecie (stan na 08.05.2023 r.) zarejestrowano 451 373 badan, z czego
77% (347 993) byty badaniami interwencyjnymi i najwiecej odnosito sie do: produktéw leczniczych lub
biologicznych, interwencji behawioralnych, wyrobédw medycznych i procedur zabiegowych. W Europie
zarejestrowano 129 648 badan, z czego w Polsce — 8 844, w tym 7 927 interwencyjnych®. Z kolei w
bazie ClinicalTrialsRegister w Europie zarejestrowano 42 304 badania kliniczne, z czego 4 218 w
Polsce®.

Przewiduje sie, ze badania interwencyjne zdominuja

rynek badani klinicznych34, a onkologia pozostanie

B badania w nim gtéwnym obszarem terapeutycznym®.

kliniczne Podobne zdanie prezentuja tez eksperci ankietowani

przez ABM wskazujacy na kluczowa role badan

m eksperymenty klinicznych w poprawie systemu ochrony zdrowia w
badawcze Polsce (Ryc. 11).

Badania  kliniczne  zwigzane z  COVID-19

W badania , .
obserwacyjne spowodowaty wzrost badan dotyczacych innych
chordb zakaznych, szczegdlnie takich jak: zakazenia
= badania bakteryjne, HIV i wirusowe zapalenie watroby oraz

przesiewowe grypa. W latach 2021-2022 przyspieszyt rozwdj
szczepionek mMRNA i rozszerzyt sie na wiele
obszaréw chorobowych, niezwigzanych z COVID-19,
Rysunek 11.. Rodzaje badan najistotniejsze dla np. grype i infekcje uktadu oddechowego, inne
poprawy systemu ochrony zdrowia. Odpowiedzi / . .
ekspertédw. Metodologia: CAWI, N=68 odpowiedzi. choroby Zakazne’ sercowo-metaboliczne I
Ponad potowe wszystkich wskazari stanowia badania nowotworowe. Badania kliniczne z onkologii
kliniczne. . . . . .
osiggnety historycznie wysoki poziom w 2022 r.
(wzrost 0 22% w poréwnaniu z 2018 r.) i dotyczyty gtdwnie rzadkich wskazan nowotworowych. W
2022 r. badania rozpoczynane w innych, waznych obszarach terapeutycznych powrdcity do poziomu
sprzed pandemii. Wyjatkiem byty badania zwigzane z okulistyka i zdrowiem kobiet, ktdrych poziom
wzrastat w okresie pandemii i zréwnat sie lub nieznacznie przekroczyt poziom z 2021 r. O 68% w
poréwnaniu z okresem sprzed pandemii zwiekszyt sie poziom rozpoczynanych préb klinicznych

dotyczacych depresji, a psychodeliki testowano w prawie 25% badaniach rozpoczynanych w 2022 r.44,

7.2 Dominujace trendy badan nad nowymi technologiami lekowymi i biomedycznymi — rozwdj
schematéw badawczych nowej generacji

Wedtug EMA do 2025 r. strategiczne cele i podstawowe rekomendacje dotyczgce produktéw
leczniczych przeznaczonych dla ludzi odnoszg sie, m.in.: do wspdtpracy w zakresie generowania
dowoddw, aby poprawic¢ jakosé ocen naukowych, np. poprzez wspieranie innowacji w badaniach
klinicznych np. nowych projektéw badan; nowych, klinicznych punktéw koricowych, szczegdlnie tych
zwigzanych z jakoscig zycia; technik do zbierania danych lub innych bazujgcych na omice i danych z
rzeczywistej praktyki (RWD) w celu stratyfikowania populacji lub taksonomii choroby, a takze

63 https://clinicaltrials.gov/ct2/resources/trends data dostepu 09.05.2023 r.
64 https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-search/search?query=&country=pl data dostepu 09.05.2023 r.
65 https://www.wcgclinical.com/clinical-research-trends-insights-for-2023/#section1 data dostepu 11.05.2023 r.
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promowania wtaczania do badan pomijanych dotychczas podgrup, takich jak: kobiety w cigzy, osoby
starsze, grupy zréznicowane etnicznie®.

Systematycznie rosnie liczba badan klinicznych o nowoczesnej konstrukgji (7,5 % w 2010 r. do 17%
w 2022 r), w tym parasolowych, koszykowych, platformowych, z protokotem gtéwnym i
adaptacyjnym*+®, Badania tego typu dominujg w onkologii, a w ostatnich trzech latach takze w
chorobach zakaznych, w tym COVID-19%, jak réwniez w chorobach autoimmunologicznych®. W 2022
r. FDA opracowat wytyczne dotyczace stosowania protokotdw gtéwnych w badaniach produktéw
onkologicznych i biologicznych®, a w 2019 r. wytyczne dla adaptacyjnych projektéw badan®. Ponadto
FDA planuje harmonizacje wytycznych z zagranicznymi urzedami rejestracyjnymi w zakresie
adaptacyjnych badan klinicznych“3. Eksperci twierdzg, ze badania fazy 0, ktdre identyfikujg aktywnoéd
leku specyficzng dla pacjenta przed badaniami fazy | oraz badania z protokotem gtéwnym — ktére
wykorzystuja ten sam protokét dla wielu lekdw lub badan — moga cieszy¢ sie najwiekszym
zainteresowaniem. Tymczasem stosowanie nietradycyjnych préb: N-of-1, koszowych i parasolowych
rodnie’® (Ryc. 12).

Duze zmiany zachodza takze w badaniach analizy przezycia. Przewiduje sie, ze badania kliniczne beda
coraz czesciej zorientowane na pacjenta (np. lek dopasowywany do pacjenta na podstawie jego
biomarkeréw guza) niz na lek (np. uczestnicy dopasowywani do specyfiki badania klinicznego)’®.
W rozwoju rynku technologii lekowych obserwuje sie takze trend w gromadzeniu danych. RWD/RWE
wykorzystuje sie w coraz wiekszym stopniu w projektowaniu czy uzupetnianiu danych z badan
klinicznych’%.

Trial design Description Trials by year (2013-2022) Most common therapy areas
i Miqrodose in Oncology, central nervous system
Phase 0 trial patients prior to —_— '

diseases
Phase |

Master Employ same design
rotocol trial o - Oncology, infectious diseases
P studies/drugs

Intervention

N-of-1 trial personalised for one : Central nervous system diseases,

) cardioavascular diseases
patient

Basket trial One intervention, — Oncology, genetic disorders

multiple indications =

Multiple
Umbrella trial interventions, one — Oncology, infectious diseases

indication

Rys. 12. Trendy w najczestszych, nietradycyjnych projektach badar klinicznych [83].

Zaréwno sponsorzy komercyjni, jak i niekomercyjni wykazuja coraz wieksze zainteresowanie
wykorzystaniem RWE nie tylko w badaniach IV fazy, ale takze rejestracyjnych (fazy lll i ll), np. w postaci

66 Fountzilas E., Tsimberidou AM. Vo HH., Clinical trial design in the era of precision medicine. Genome Medicine, 2022, 14:101
https://doi.org/10.1186/s13073-022-01102-1.

67 https://www.genedata.com/news/details/clinical-trial-design-trends data dostepu 11.05.2023 r.

68 https://www.fda.gov/media/120721/download data dostepu 09.05.2023 r.

69 https://www.fda.gov/media/78495/download data dostepu 09.05.2023 r.

70 https://www.clinicaltrialsarena.com/features/trial-design-2023/ data dostepu 09.05.2023 r.

71 https://www.ppd.com/blog/six-predictions-biopharma-biotech-industries-2023/ data dostepu 09.05.2023 r.
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syntetycznej (zewnetrznej/réwnolegtej) grupy kontrolnej, tgczacej RWD z danymi historycznymi. Dane
zebrane przez pacjentéw, obejmujace réznego rodzaju biosensory, urzadzenia ubieralne (ang. wearable
devices) czy aplikacje na telefon sg wazng formg RWD. Wedtug GlobalData w 2022 r. najwiekszy
odsetek wykorzystania RWE w rozpoczynanych badaniach dotyczyto: onkologii, choréb zakaZnych i
uktadu nerwowego’?.

Wozrosta popularnos¢ badan zdalnych, wirtualnych Llub zdecentralizowanych wsrdd tych
rozpoczynanych przez przemyst, z niewielkim spadkiem w 2022 r.*4. Podobnie obserwuje sie wzrost
digitalizacji (np. zastosowania chmury obliczeniowej, platform internetowych czy innych,
zaawansowanych narzedzi), majgcej pomdc w rekrutacji pacjentéw i uzyskiwaniu skutecznych badar®.
Decentralizacja badan klinicznych (DCT) jest podej$ciem zorientowanym na pacjenta, oferuje
maksimum elastycznosci i wygody, poprzez zastosowanie, np.: urzadzen ubieralnych /sensordw,
osobistych aplikacji, takich jak: elektroniczne dzienniczki (uzywanych zdalnie), wynikéw raportowanych
przez pacjenta, kontaktu telefonicznego w okresie obserwacji, wizyt domowych, dostarczanie leku do
domu, zgody elektronicznej, zdalnego monitorowania danych’374. Obecnie tego rodzaju rozwigzania
stosuje sie najczedciej w badaniach klinicznych z obszaru: osrodkowego uktadu nerwowego,
metabolicznego/ endokrynologicznego i autoimmunologicznego/zapalnego®, a takze chordb
zakaznych**. W grudniu 2022 r. EMA przygotowata rekomendacje dotyczace DCT’%, a FDA prowadzi
w tym zakresie prace®.

Zwieksza sie zastosowanie sztucznej inteligencji czy uczenia maszynowego przy projektowaniu
badan (np. wybdr najbardziej optymalnych punktéw koricowych), rekrutacji (np. identyfikacja o$rodkow
i najodpowiedniejszym strategii), analizie, wspieraniu procesu diagnostycznego, generowaniu
dowoddw z rzeczywistej praktyki, a takze analizach predykcyjnych’644,

Twoércy lekow wskazuja, ze wykorzystywanie nowych technologii (w tym mRNA i platform do
odkrywania lekdéw) jest jedng z najwiekszych mozliwoséci w badaniach klinicznych. Wedtug
przeprowadzonej ankiety wiodgcym obszarem terapeutycznym jest hematologia/onkologia (59%), a
nastepnie choroby rzadkie (39%) i immunologia/reumatologia (38%). W obszarach tych dominuje
rozwdj terapii komodrkowych, genowych i opartych na kwasach nukleinowych, i przewiduje sie ich
dalszy rozwéj®.

7.3 Czynniki o decydujacym wptywie na prowadzenie badan klinicznych w poszczegélnych
obszarach medycznych - koniecznosé stymulacji europejskiego ekosystemu badan klinicznych

W ostatnich latach notuje sie coraz mniej badan klinicznych prowadzonych w Europie. Na zmniejszenie
liczby rejestrowanych badan moga mie¢ wptyw takie czynniki jak: niedostateczna pula kwalifikujgcych
sie pacjentdéw, dtugi czas dopuszczenia do obrotu technologii medycznych, rozwoju regionéw
pozaeuropejskich czy wysokich kosztéw. Pomimo pojawiajacych sie inicjatyw, wdrazanie cyfrowych
technologii medycznych w Europie jest wolniejsze niz w innych regionach, np. Stanach Zjednoczonych,
co pozostawia jg w tyle pod wzgledem przyciggania nowoczesnych badann klinicznych.
Najwazniejszymi czynnikami przyspieszajgcymi rozwdj badan klinicznych dla nowych technologii, np.

72 https://www.clinicaltrialsarena.com/features/real-world-data-charge/ data dostepu 11.05.2023 r.
73https://www.hma.eu/fileadmin/dateien/HMA_joint/00-_About_HMA/03-Working_Groups/CTCG/2022_08_CTCG_EU_DCT_project.pdf  data
dostepu 09.05.2023 r.

74 Osborne A., Danheiser S., Unlocking the Potential of Decentralized Clinical Trials. Citeline, 2023.

75 https://health.ec.europa.eu/system/files/2023-03/mp_decentralised-elements_clinical-trials_rec_en.pdf data dostepu 09.05.2023 r.

76 https://www.clinicaltrialsarena.com/buyers-guide/artificial-intelligence-companies-clinical-trials/ data dostepu 09.05.2023 r.
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ATMP lub cyfrowych sa: polityka cenowa i polityka dostepu do rynku, lokalizacja gtéwnych szpitali i
specjalistéw oraz elastyczne $rodowisko regulacyjne””.

Kluczowe czynniki napedzajace wzrost rynku badan klinicznych to adaptacja nowych technologii w
badaniach klinicznych, rosnaca czestosé wystepowania chordb przewlektych oraz popyt ze strony
krajéw rozwijajgcych sie’®. Rynek ten jest pobudzany przez wzrost zachorowan na nowe choroby.
Rosnie tendencja do badan tgczonych i wspdtpracy, co dodatkowo wzmocni globalny rynek badan
klinicznych?®.

Rekrutacja pacjentéw, w tym utrzymanie pacjentéw i réznorodnos$c pacjentdw, jest najwiekszym
problemem dla firm biotechnologicznych i biofarmaceutycznych. Z kolei opracowywanie bardziej
ukierunkowanych terapii, wigze sie z rosnacg ztozonoscia badan klinicznych, przeszkodami
regulacyjnymi®* oraz trudnosciami zwigzanymi z zarzadzaniem danymi i dostepem do odpowiedniej
infrastruktury?.

7.4 Podsumowanie i wnioski wdrozeniowe

Rynek badan klinicznych zdominowany jest badaniami interwencyjnymi (gtéwnie produktow
leczniczych klasycznych i biologicznych) w onkologii, szczegdlnie we wskazaniach rzadkich. Obserwuje
sie takze wzrost badan w obszarze chordb zakaznych i psychiatrii. Coraz czesciej w badaniach
klinicznych wykorzystuje sie nowoczesne projekty badan zorientowane na pacjenta (np. fazy O,
parasolowe, koszykowe, N-of-1, =z protokotem gtéwnym, adaptacyjnym), rozwigzania
zdecentralizowane i zdygitalizowane. Whnioski z niniejszego rozdziatu mozna podzieli¢ na wsparcie
nastepujgcych obszardw kluczowych:

Rozwdj Niekomercyjnych Badan Klinicznych — premiowanie za obszar terapeutyczny: onkologia,
immunologia/choroby zakaZne, psychiatria, kliniczne punkty koricowe, takie jak: przezycie catkowite,
jakos$¢ zycia, badania na populacjach, ktére dotychczas pomijano w badaniach klinicznych, tj. osoby
starsze, kobiety w cigzy i karmiace piersig, zastosowanie rozwigzan zwigzanych z decentralizacjg i
digitalizacjg badan klinicznych, jak np. urzadzenia noszone, e-dzienniczki, wizyty domowe, dostarczanie
leku do domu pacjenta.

Rozwdéj Niekomercyjnych Badan Klinicznych w zakresie onkologii — premiowanie za onkologiczne
choroby rzadkie, kliniczne punkty koricowe, takie jak: przezycie catkowite, jako$¢ zycia, badania na
populacjach, ktére dotychczas pomijano w badaniach klinicznych, tj. osoby starsze, zréznicowane
etnicznie, zastosowanie nowych projektdw badan, takich jak: parasolowe, koszykowe.

Rozwdéj Badan Epidemiologicznych — premiowanie za badania na populacjach: kobiet w cigzy,
karmigcych piersia, 0séb starszych, zréznicowanych etnicznie, ktére obecnie s3 wytgczane z badan
klinicznych, wykorzystywanie nowych technologii do zbierania (np. urzgdzenia do noszenia) i analizy
danych (np. sztuczna inteligencja, uczenie maszynowe),

Rozwdj Medycyny Translacyjnej — wykorzystywanie nowych technologii do analizy danych (np.
sztuczna inteligencja, uczenie maszynowe),

Rozwdj zdolnosci wytwdrczych z zakresu terapii zaawansowanych (ATMP) — wsparcie w obszarach
terapeutycznych: hematologia/onkologia, choroby rzadkie, immunologia.

77 European Federation of Pharmaceutical Industries and Associations (EFPIA), Factors affecting the location of biopharmaceutical investments
and implications for European policy priorities. Final Report, London, 2022.
78 data dostepu 11.05.2023 r.

Raport Rozpoznawczy ABM —
Analiza potrzeb, trenddw i mozliwosci w badaniach biomedycznych

36



AGENCJA
BADAN
MEDYCZNYCH

8. Podsumowanie i diagnoza rozpoznawcza do przysztych
Planow Dziatalnosci ABM

W Polsce konsekwentnie od wielu lat choroby uktadu krazenia i onkologia stanowia najwieksze
wyzwanie dla systemu ochrony zdrowia. Obserwowane zmiany w strukturze demograficznej beda
miaty istotny wptyw na wzrost zapadalnosci i zachorowalnosci w grupie wiekowej 65+ w zakresie
chordéb przewlektych. Wzrost czestotliwosci wystepowania chordb przewlektych bedzie objawiat sie
wzrostem czestosci wystepowania wielochorobowoséci. Poza chorobami kardiologicznymi
i onkologicznymi obserwowany jest wzrost zachorowan w obszarach choréb metabolicznych, chordb
uktadu oddechowego, chordéb osrodkowego uktadu nerwowego (choroby neurodegeneracyjne
i psychiatryczne), jest to skutek zaréwno pandemii COVID-19, jak i wptywu czynnikéw
Srodowiskowych.

Zagrozenia wynikajgce z wielochorobowosci i starzejacego sie spoteczenstwa wymuszajg
zwiekszenie uwagi na badania epidemiologiczne skierowane na analizy zaleznosci miedzy
behawioralnymi i metabolicznymi czynnikami ryzyka, a ich wptywem na rozwdj choréb sercowo-
naczyniowych i onkologicznych. Identyfikacja najwazniejszych zagrozen epidemiologicznych i potrzeb
populacji polskiej pozwoli na bardziej efektywne dystrybuowanie ograniczonych zasobdéw lub
planowanie z wyprzedzeniem struktury zasobdw.

Wymienione czynniki: starzenie sie spoteczenstwa, skutki pandemii i czynniki srodowiskowe stanowia
wyzwanie w kluczowych obszarach takich jak profilaktyka, diagnostyka i wprowadzenie skutecznych
terapii. Z punktu widzenia polskiego systemu ochrony zdrowia podstawowym istotnym dziataniem na
rzecz zdrowego spoteczenstwa powinna by¢ skutecznos$¢ dziatann we wszystkich wymienionych
obszarach.

Diagnostyka wykorzystujaca zaawansowane analizy molekularne i obrazowe, wspomagana
algorytmami Al wptywajgca na personalizowanie terapii stanowi¢ bedzie klucz do szybszego
i kompleksowego rozwigzywania zidentyfikowanych probleméw zdrowotnych oraz bedzie mied
strategiczne znacznie dla stawiania prawidtowej diagnozy, wyboru terapii i optymalizacji czasu
leczenia/hospitalizacji. Ze wzgledu na bardzo szybki rozwéj technologii medycznych oraz coraz wieksza
ilos¢ danych medycznych istnieje potrzeba wspierania odpowiedzialnego wykorzystania potencjatu
Al w systemie ochrony zdrowia, zaréwno w badaniach epidemiologicznych jak i usprawnieniu catego
procesu diagnostyczno-terapeutycznego.

Zwiekszona wydajnosc¢ systeméw diagnostycznych potaczona z edukacja, majgcg na celu zachecanie
spoteczenstwa do aktywnego uczestnictwa w programach profilaktycznych ma szanse przyspieszy¢
wejécie potencjalnego pacjenta na $ciezke terapeutyczng. Prawidtowa i szybka diagnostyka, to nie
tylko dobrze opracowane biomarkery, ale réwniez wydajne i precyzyjne urzgdzenia umozliwiajgce
wykonywanie badah w warunkach ambulatoryjnych lub domowych z zachowaniem duzej precyzji
pomiaru z matej objetosci badanego materiatu. Wspieranie wdrazania innowacyjnych wyrobéw
medycznych wykorzystujgcych nanotechnologie i mikrosystemy, w tym wysokowydajnych badan
przesiewowych wydaje sie byc¢ kluczowym aspektem determinujgcym personalizowana sciezke
terapeutyczna.
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Precyzyjne okresdlenie $ciezki pacjenta ma kluczowe znaczenie we wzroscie wskaznika skutecznosci
procesu diagnostyczno-terapeutycznego. Sciezka pacjenta powinna by¢ okreslona dla poszczegdlnych
obszardw, a pacjent niezaleznie od zdiagnozowanej jednostki chorobowej, powinien pozostawac pod
statg opiekg na kazdym etapie tego procesu. Jasny model sSciezki pacjenta wymaga usprawnien
organizacyjnych isystemowych, co znaczaco wptynie na skrécenie czasu miedzy postawieniem
wstepnej diagnozy a wdrozeniem odpowiedniej, skutecznej terapii. Na etapie okreslania optymalnego
postepowania z pacjentem powinno sie rowniez zwrdci¢é uwage na wsparcie komunikacji
i zrozumienia pomiedzy lekarzem, a pacjentem.

W rozwoju innowacyjnych rozwigzan w obszarze biomedycznym niezwykle istotna jest wspotpraca
interdyscyplinarna (naukowcow, klinicystow, pacjentow, firm biotechnologicznych
i farmaceutycznych), pozwalajgca na opracowanie technologii dostosowanych do rzeczywistych
potrzeb pacjentéw w obszarach stosowanych terapii oraz wiedza specjalistyczna, w tym techniczna
i regulacyjna, a takze skuteczny przeptyw informacji w ramach ekosystemu innowacji. Rozwdj
medycyny translacyjnej, ktorej celem jest bezposrednie przetozenie odkry¢ naukowych dokonanych
w laboratorium na praktyczne zastosowania kliniczne, ktére przyniosa korzysci dla zdrowia pacjentéw,
oprocz wsparcia finansowego i organizacyjnego bedzie wymagat réwniez wsparcia w obszarze
edukacji oraz budowania kompetencji klinicznych, biznesowych i regulacyjnych, a co za tym idzie
mozliwosci wymiany wiedzy w wymienionych obszarach zaréwno przez doswiadczonych
naukowcow, przedstawicieli biznesu i jak i doktorantéw i studentéw kierunkéw biomedycznych.

Starzejace sie spoteczenstwo bedzie zwiekszato zalezno$dé systemu ochrony zdrowia od stabilnego
dostepu do lekdw, ich substancji czynnych i surowcéw farmaceutycznych. Niezbedne bedzie
budowanie krajowych zdolnosci produkcji wybranych API, zwtaszcza tych kluczowych dla grup 65+,
ktérych precyzyjne okreélenie na cele przysztych Planéw Dziatalnosci bedzie przedmiotem
oddzielnego Raportu Dziatu Nauki ABM.

Nie tylko rozwdj zdolnosci wytwdrczych substancji czynnych stanowi dziatanie wspierajace
bezpieczenstwo lekowe kraju. Réwniez rozwdj lekéw generycznych i biopodobnych jest waznym
czynnikiem zapewniajagcym dostepnosé i stabilne ceny lekdw, co jest szczegdlnie wazne ze wzgledu
na duzy potencjat polskiego rynku lekowego i potencjat rodzimego sektora biofarmaceutycznego.

Rosngca potrzeba nowych spersonalizowanych opcji terapeutycznych w obszarze onkologii, chordb
rzadkich, ukierunkowanego leczenia depresji oraz nowoczesnych metod zwalczania drobnoustrojow
napedza rozwdj produktéw leczniczych terapii zaawansowanych. Dla petnego zagospodarowania
krajowych mozliwosci wskazane bytoby wsparcie infrastrukturalne majgce na celu budowe nowych
i dostosowanie istniejgcych juz w Polsce wytwérni ATMP, ze szczegdlnym uwzglednieniem terapii
komdrkowych w hematologii oraz personalizowanych terapii opartych na kwasach nukleinowych
w terapiach onkologicznych.

W procesach terapeutycznych poza produktami leczniczymi niezwykle wazny element stanowig
techniki i systemy chirurgiczne nowej generacji, ktére wydatnie zmniejszajg inwazyjnosc interwencji,
co przektada sie na szybszg regeneracje. Szybki powrdt pacjenta do zdrowia uzalezniony jest réwniez
od odpowiednio dobranych innowacyjnych rozwiazan stuzacych rehabilitacji, wykorzystujgcych min.
biomateriaty.
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Przedstawione powyzej argumenty i wnioski stanowig podstawe do propozycji obszaréw kluczowych,
ktére w beda wykorzystywane do przygotowywania Planéw Dziatalnosci Agencji w najblizszych
latach i dalszych cyklicznych aktualizacji Raportow Rozpoznawczych. Ponizej przedstawione
w formie tabelarycznego podsumowania szczegdty obszaréw kluczowych z podziatem na
najwazniejsze obszary niekomercyjne, komercyjne i strategiczne ze szczegdtowym opisem
elementéw premiowanych oraz dokumentacji zZrodtowej i odniesienia.
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KLUCZOWE OBSZARY NIEKOMERCYJNE

1. Rozwdj niekomercyjnych badan klinicznych

Elementy premiowane:

i eksperymentéw badawczych ze szczegélnym

uwzglednieniem choréb Ssercowo-

naczyniowych

Zatozenia i cele:

e dalszy rozwdj niekomercyjnych badan
klinicznych i eksperymentow
badawczych we wszystkich obszarach
badawczych ze szczegdlnym
uwzglednieniem chordb sercowo-
naczyniowych

e koniecznos$¢ przedstawienia
szczegdtowego planu promocji badania,
wsparcia rekrutacji i edukacji pacjentow
w przypadku badan kardiologicznych

Kardiologia i choroby sercowo-naczyniowe

Choroby zakazne

Choroby autoimmunologiczne

Neurologia i psychiatria — zwtaszcza terapie
antydepresyjne

Woykorzystanie rozwigzan z obszaru digitalizacji i
decentralizagji

Badania pordwnawcze typu Head-to-Head
Wykorzystanie rozwigzan teranostycznych

Objecie badaniami priorytetowych populacji —
pediatrycznej, geriatrycznej, kobiet w cigzy i karmigcych
piersia.

Wczesna diagnostyka i prewencja

Nowoczesne protokoty badan klinicznych — badania
parasolowe, koszykowe, platformowe i ich kombinacje
Wykorzystanie rozwigzan z zakresu medycyny cyfrowej —
algorytmy Al, rozwigzania telemedyczne, wsparcie
analizami opartymi na RWE/RWD

Szczegdtowy plan promocgji badan klinicznych i edukacji
pacjentéw — kryterium niezbedne w przypadku projektéw
kardiologicznych

Uwzglednienie oceny jakosci zycia jako
pierwszorzedowego punktu korncowego

Raport Rozpoznawczy ABM —
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2. Rozwdj niekomercyjnych badan klinicznych w

Elementy premiowane:

zakresie onkologii

Zatozenia i cele:

e rozwdj niekomercyjnych badan
klinicznych w obszarze nowych terapii i
diagnostyki onkologicznej

e promowanie nowoczesnych protokotdow
badan nieukierunkowanych na jedno
rozpoznanie, lecz obejmujgce szeroki
wachlarz schorzen onkologicznych - ze
wzgledu na obecnosé w polskiej
populacji kilku najbardziej ryzykownych
typdw nowotwordw, a takze
rozdrobnienie pozostatych zagrozen
onkologicznych,

Nowotwory ptuc, piersi, gruczotu krokowego, jelita
grubego, macicy

Nowotwory rzadkie

Populacja pediatryczna

Dodatkowe wsparcie pacjentow w wykorzystywaniu
rozwigzan cyfrowych ze szczegélnym uwzglednieniem
telemedycyny i terapii cyfrowych, np. wparcie analizy
zgodnosci postepowania z wytycznymi lekarzy
(compliance) lub wsparcie psychologiczne

Nowoczesne protokoty badan klinicznych — badania
parasolowe, koszykowe, platformowe i ich kombinacje
Terapie celowane ($cisle okreslony cel molekularny) i
personalizowane (profilowanie/stratyfikacja molekularna
pacjentow)

Proponowanie nowoczesnej terapii/diagnostyki dla wiecej
niz jednej onkologicznej jednostki chorobowej
Wykorzystanie innowacyjnych metod diagnostyczno-
terapeutycznych ze szczegélnym uwzglednieniem
teranostyki

Uwzglednienie przezycia catkowitego lub jako$ci zycia jako
pierwszorzedowych punktéw koricowych
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3. Rozwdj badan epidemiologicznych zwtaszcza w Elementy premiowane: Dokumenty Zrédtowe:
obszarze zagrozen sercowo-naczyniowych, e Choroby sercowo-naczyniowe Plan Rozwoju Badan
onkologicznych, psychicznych i neurologicznych e Choroby onkologiczne Epidemiologicznych
e Choroby pediatryczne, szczegélnie
Zatozenia i cele: onkologiczne i neonatologiczne Raport rozpoznawczy
Rozwdj wysokiej jakosci badan epidemiologicznych, ze e Choroby autoimmunologiczne o Rozdziat 2
szczegdélnym uwzglednieniem: e Choroby neurologiczne i zaburzenia o Rozdziat 3
e analiz zaleznosci miedzy behawioralnymi i psychiczne, ze szczegdlnym uwzglednieniem o Rozdziat 4
metabolicznymi czynnikami ryzyka, a ich chordb neurodegeneracyjnych i zwigzanych o Rozdziat 6
wptywem na zagrozenia sercowo-naczyniowe i z wiekiem o Rozdziat7
onkologiczne, zwtaszcza nowotwordw ptuc, e  Objecie badaniami okreslonych grup
piersi i stercza, oraz choroby niedokrwiennej pacjentéw: dzieci, kobiet w cigzy lub
serca, udaru, kardiomiopatii i zapalenia mieénia karmigcych piersig, osdb starszych
sercowego. e  Woykorzystanie rozwigzan medycyny
e oceny czynnikdw ryzyka (np. behawioralnych, cyfrowej — narzedzi omicznych, algorytmoéw
$rodowiskowych, nowych) zwigzanych z Alirozwigzan telemedycznych, zwtaszcza w
powstawaniem i rozpowszechnieniem chordb przypadku badania skutecznosci systemow
neurologicznych oraz chordb i zaburzen gratyfikacji pacjentéw i lekarzy w ramach
psychicznych, zwtaszcza neurodegeneracyjnych, dziatan wczesnej diagnostyki i prewengji

zwigzanych z wiekiem oraz neurorozwojowych.
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4. Rozwdj medycyny translacyjnej oraz wsparcie dialogu

Elementy premiowane:

i wspotpracy miedzy Srodowiskami akademickimi
i biznesowymi

Zatozenia i cele:

e Utworzenie platformy TransMED wraz z
programem akceleracyjnym dla potencjalnych
beneficjentéw — preTransMED

e Realizacja i rozwdj niekomercyjnych,
aplikacyjnych badan podstawowych oraz badan
przedklinicznych z obszaru medycyny
translacyjnej pod katem innowacyjnych
biomarkerdw, diagnostyki in vitro i rozwigzan
opartych na wyrobach medycznych z
perspektywa ich Sciezki wdrozeniowej w
ramach konkurséw TransMED SEED

e Szczego6towa weryfikacja zatozen projektowych
w czterech filarach innowacji —
technologicznym, klinicznym, biznesowym i
regulacyjnym na kazdym z wymaganych
poziomoéw TRL i ich sktadowych.

e lteracyjny charakter weryfikacji projektéw w
trakcie ich trwania z mozliwoscia adaptacji
podejscia

e Dalsza mozliwo$¢ finansowania innowagji w
ramach przysztych konkurséw komercyjnych
TransMED SPIN

e Utworzenie programu kompleksowych szkolen
z zakresu tworzenia innowacji dla doktorantéw i
studentéw w ramach platformy TransMED

e rozwigzania w obszarze chordb sercowo-
naczyniowych, onkologicznych, chordéb
rzadkich i ultrarzadkich, neurologicznych i
psychiatrycznych, choréb narzadu wzroku

e objecie projektem priorytetowych
populacji — pediatrycznej, geriatrycznej,
kobiet w cigzy i karmigcych piersia.

e Innowacyjne $ciezki personalizagji
medycyny

e Wykorzystanie rozwigzan medycyny
cyfrowej — m.in. rozwigzan
telemedycznych, multiomiki, analiz
RWE/RWD, algorytméw Al

e  Wiaczanie pacjentéw i stowarzyszen
pacjentéw do wspdtpracy w celu
opracowania technologii najbardziej
dostosowanej do ich potrzeb,

e Uwzglednienie wdrazania systemdw
gratyfikacji pacjentéw i lekarzy w
przypadku rozwoju rozwigzan z zakresu
wczesnej diagnostyki i prewencji

Raport Rozpoznawczy ABM —
Analiza potrzeb, trendéw i mozliwosci w badaniach biomedycznych

Dokumenty Zrédtowe:
Plan Rozwoju Medycyny
Translacyjnej

Strategia Edukacyjna Agengji
Badan Medycznych

Raport rozpoznawczy

o Rozdziat 4
o Rozdziat 6
o Rozdziat7
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5. Rozwdj Centréw Wsparcia Badan Klinicznych pod katem  Elementy premiowane: Dokumenty Zrédtowe:
nowoczesnej diagnostyki i prewencji e Wsparcie wdrozenia biomarkeréw do Plan Rozwoju Badan Klinicznych
celéw diagnostycznych i prognostycznych
Zatozenia i cele: e Uwzglednienie wdrazania systemdw Raport rozpoznawczy:
e Rozwdj kompetencji Centréw Badan Klinicznych w gratyfikacji pacjentéw i lekarzy w o Rozdziat 3
zakresie rozwoju technologii do wczesnej diagnostyki i przypadku rozwoju rozwigzan z zakresu o Rozdziat 6
prewencji pacjentow, ze szczegdlnym uwzglednieniem wczesnej diagnozy i prewengji o Rozdziat 7
chordéb o nieswoistych objawach klinicznych lub choréb
rzadkich.

e Wsparcie dla badan klinicznych i wdrozen cyfrowych
rozwiazan medycznych, zwtaszcza dla populacji
priorytetowych

Raport Rozpoznawczy ABM —
Analiza potrzeb, trendéw i mozliwosci w badaniach biomedycznych
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6. Rozwdj zdolnosci wytwdrczych z zakresu terapii

Elementy premiowane:

zaawansowanych (ATMP)

Zatozenia i cele:

e Dalszy rozwdj zdolnosci w Polsce w obszarze
medycyny celowanej i personalizowanej

e Rozbudowanie i dostosowanie infrastruktury w
ramach istniejacych wytwdrni ATMP pod
konkretne produkty lecznicze terapii
zaawansowanych — zaréwno CAR jak i inne
produkty oparte na terapiach komadrkowych

e Dalszy rozwdj krajowych zdolnosci w obszarze
technologii RNA ze szczegdélnym
uwzglednieniem personalizowanych terapii
przeciwnowotworowych

7. Rozwdj zdolnosci produkcyjnych z zakresu substancji

Hematologia/onkologia
Choroby rzadkie i ultrarzadkie
Choroby autoimmunologiczne,
Choroby neurologiczne

Elementy premiowane:

czynnych (API

Zatozenia i cele:

e Rozwdj oraz zachowanie istniejgcych mozliwosci
produkcyjnych APl w Polsce

e Opracowanie nowych opgji
przeciwdrobnoustrojowych z wyszczegdlnieniem
antybiotykow

e Rozwdj spersonalizowanych terapii w obszarze
chordb rzadkich, neurologicznych (demengji,
Alzheimera, Parkinsona) oraz ukierunkowanego
leczenia depres;ji

Choroby rzadkie

Choroby neurologiczne (demencja,
Alzheimer, Parkinson)

Onkologia

Immunologia

Dokumenty Zrédtowe:

Plan Rozwoju Sektora
Biomedycznego

Raport Rozpoznawczy

o Rozdziat 4
o Rozdziat 6
o Rozdziat 7

Dokumenty Zrédtowe:

Raport Rozpoznawczy ABM —
Analiza potrzeb, trendéw i mozliwosci w badaniach biomedycznych

Plan Rozwoju Sektora
Biomedycznego

Raport Rozpoznawczy:

o Rozdziat 2
o Rozdziat 3
o Rozdziat 4
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8. Rozwdj Swiadomosci spotecznej i eksperckiej w kwestii  Elementy premiowane: Dokumenty Zrédtowe:
zagrozen ze strony chordéb sercowo-naczyniowych i e Oferowanie interaktywnych aktywnosci Strategia Edukacyjna Agencji
behawioralno-metabolicznych czynnikéw ryzyka edukacyjnych w formie zdalnej Badan Medycznych
e Selektywne dotarcie do grup krytycznych —

Zatozenia i cele: m.in. populacji senioralnej i geriatrycznej, Raport Rozpoznawczy 2023

e Opracowanie programu szkolen dla praktykow 0s6b o wysokim ryzyku rozwoju chordb o Rozdziat 2

oraz kampanii spotecznych i edukacyjnych sercowo-naczyniowych, o Rozdziat 3

zorientowanych na przeciwdziatanie oraz rozwdj
$wiadomosci z obszaru chordb sercowo-
naczyniowych

e Rozwdj swiadomosci i metod zarzadzania
czynnikami ryzyka, ze szczegdlnym
uwzglednieniem czynnikéw behawioralno-
metabolicznych

e Promowanie personalizowanych metod
terapeutycznych, diagnostycznych i
prewencyjnych wsrdd klinicystéw i pacjentow

e  Wykorzystywanie metod z zakresu
medycyny cyfrowej, zwtaszcza
telemedycznych, w budowaniu $wiadomosci
i zapobieganiu chorobom sercowo-
naczyniowym,

e Uwzglednienie nurtu medycyny narracyjnej
koncentrujgcego sie na relacji miedzy
pacjentem, lekarzem, a systemem ochrony
zdrowia,

e Uwzglednienie tematyki z zakresu
systemow gratyfikacji pacjentow i lekarzy w
obszarze wczesnej diagnostyki i prewencji

Raport Rozpoznawczy ABM —
Analiza potrzeb, trendéw i mozliwosci w badaniach biomedycznych
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9. Rozwydj jasnej sciezki diagnostycznej pacjenta Elementy premiowane: Dokumenty Zrédtowe:
e interdyscyplinarny zespét klinicystow i Plan Rozwoju Badan
Zatozenia i cele: diagnostéw, Epidemiologicznych

e stworzenie algorytmu nieprzerwanej sciezki e powigzanie réznych systemdw danych
diagnostycznej pacjenta od zgtoszenia do medycznych z P1/IKP — wglad w catosé Raport Rozpoznawczy 2023
momentu postawienia korncowego rozpoznania procedur dla danego pacjenta o Rozdziat 3
bez opuszczenia systemu ochrony zdrowia przez e wspdtpraca z NFZ, MZ, AOTMIT
pacjenta po kolejnych konsultacjach u réznych e wspdtpraca ze stowarzyszeniami pacjentdw,
specjalistéw zwtaszcza w obszarze chordb rzadkich,

e automatyczny dostep do kompleksowej
informacji o zdrowiu pacjenta, wynikéw badan i
zastosowanych terapiach (konsultacja = dostep
do IKP)

e weczesna diagnoza koricowa to mniej agresywne
leczenie oraz oszczednosci dla systemu (mniej
zaawansowany proces chorobowy, mniej
agresywna = tansza terapia, mniej dziatan
ubocznych; btedna diagnoza = nieskuteczna
terapia)

e wdrozenie interdyscyplinarnych zespotéw
konsultujacych (w tym online) na poziomie POZ,
AQS, szpitali na etapie diagnostyki

Raport Rozpoznawczy ABM —
Analiza potrzeb, trendéw i mozliwosci w badaniach biomedycznych
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KLUCZOWE OBSZARY KOMERCYINE

1. Rozwdj zdolnodci produkcyjnych z zakresu lekéw
generycznych i biopodobnych

Zatozenia i cele:

e opracowywanie i rozwijanie innowacyjnych
rozwigzan w obszarze nowych postaci
farmaceutycznych i rozwoju technologii
substancji aktywnych produktéw leczniczych
dopuszczonych do obrotu (generykéw) oraz
lekéw biopodobnych

Elementy premiowane:

Immunologia

Personalizacja terapii

Tworzenie rozwigzan przyjaznych
pacjentowi np. nowych sposobdéw
podawania, postaci lekdw o przedtuzonym
uwalnianiu

Zastosowanie rozwigzan chronigcych
$rodowisko, np. biodegradowalnych
opakowan

Zapewnienie lekow generycznych lub
biopodobnych w kluczowych obszarach
terapeutycznych — onkologii, kardiologii,
chorobach rzadkich, chorobach
autoimmunologicznych, chorobach
neurologicznych lub psychiatrycznych

Raport Rozpoznawczy ABM —
Analiza potrzeb, trendéw i mozliwosci w badaniach biomedycznych

Dokumenty Zrédtowe:

Plan Rozwoju Sektora
Biomedycznego

Raport Rozpoznawczy 2023
o Rozdziat 4
o Rozdziat 5
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2. Rozwdj zdolno$ci produkcyjnych z zakresu medycyny Elementy premiowane:
rowej e format danych zgodny ze Standardem Sieci
CMC
Zatozenia i cele: e wspdtpraca z AOS, POZ, szpitalem na etapie
e rozwdj produktdw z obszaru cyfrowego wsparcia rozwoju produktu
diagnostyki, terapii cyfrowych i telemedycyny e walidacja rozwigzan w publicznym
e skracanie kolejek i optymalizacja kosztow (mniej $rodowisku klinicznym
Jpustych” konsultagji tylko po skierowanie, e rozwdj rozwigzan w kluczowych obszarach

przeniesienie czesci pacjentéw do ambulatorium
bez utraty jakosci)

e szersze spektrum danych zbieranych o pacjencie
zbieranych w réznych sytuacjach klinicznych

terapeutycznych — onkologia, kardiologia,
choroby rzadkie, choroby
autoimmunologiczne, choroby neurologiczne
lub psychiatryczne

Raport Rozpoznawczy ABM —
Analiza potrzeb, trendéw i mozliwosci w badaniach biomedycznych

Dokumenty Zrédtowe

Plan Rozwoju Sektora
Biomedycznego

Raport Rozpoznawczy 2023

o Rozdziat 1
o Rozdziat 5,
o Rozdziat 6,
o Rozdziat 7,
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KLUCZOWE OBSZARY STRATEGICZNE
1. Utworzenie Planu Rozwoju Medycyny Cyfrowej Elementy priorytetowe: Dokumenty Zrédtowe
e personalizacja terapii (dostosowanie Raport Rozpoznawczy
Zatozenia i cele: leczenia do profilu genetycznego pacjenta, o Rozdziat 5,
e Szczegdtowy plan rozwoju sieci RCMC z ukierunkowanie na konkretne cele o Rozdziat 6,
nadrzedna rolg Centrali Medycyny Cyfrowe;j molekularne) o Rozdziat 7,
ABM i Centralnym Repozytorium Danych e optymalizacja procesu diagnostyczno-
Omicznych stanowigcych podstawe do realizagji terapeutycznego pacjenta Dokumenty powigzane:
zatozen medycyny personalizowanej opartej o e usprawnienie proceséw prewencyjnych, o Plan Rozwoju Medycyny
dane medyczne ze szczegdlnym uwzglednieniem diagnostycznych i terapeutycznych Translacyjnej
danych multiomicznych. e predykcje odpowiedzi na leczenie o Plan Rozwoju Sektora
e programy profilaktyczne Biomedycznego
e Budowa gospodarki opartej na danych e programy przesiewowe o Strategia Edukacyjna
medycznych na poziomie partnerstwa publiczno- o Program rozwoju e-zdrowia w
prywatnego i ustawodawstwa unijnego. Polsce na lata 2022 - 2027
o Technologie mobilne w
e Wspdtpraca miedzynarodowa z innymi nowoczesnej Polsce —
os$rodkami realizujgcymi inicjatywy oparte o odpowiedzialny rozwdj i rowne
analize danych medycznych, ze szczegdlnym szanse; raport
uwzglednieniem danych multiomicznych. o Raport Pacjent w $wiecie
cyfrowym — czyli jak nowe
technologie zmieniajg rynek
ustug medycznych w krajach
Europy Srodkowo-Wschodniej
Raport Rozpoznawczy ABM —

Analiza potrzeb, trendéw i mozliwosci w badaniach biomedycznych
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