1. Opracowanie celowanej terapii genowej ex-vivo allogenicznych limfocytéw efektorowych z krwi
pepowinowej w leczeniu choréb nowotworowych uktadu krwiotwdrczego dla populacji Polski.

Beneficjent: FamiCordTx
Kierownik projektu: dr hab. Tomasz Kolanowski
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Terapie genowe modyfikujgce limfocyty efektorowe pacjenta z wykorzystaniem receptora CAR
skierowanego przeciw antygenowi CD19 s3g przetomem w leczeniu nowotworéw B-komérkowych
uktadu krwiotwdrczego i chtonnego. Autologiczne produkty CAR charakteryzujg sie wysoka
skutecznoscig odpowiedzi klinicznej oraz dtugotrwata remisjg choroby. Terapie typu CAR znajdujg
zastosowanie jako przyjete i refundowane standardy leczenia zwtaszcza u pacjentdw z chorobg oporng
na tradycyjng chemioterapie lub radioterapie oraz ze sktonnoscig do nawrotéw. Niestety, koszt terapii
oraz czas potrzebny na wytworzenie indywidualnego produktu dla kazdego pacjenta w pofaczeniu z
ciezkim stanem chorych po dwdch liniach leczenia sg barierami dla szerokiego stosowania tych metod
u wszystkich potrzebujacych pacjentéw. Dla rozwigzania tych probleméw, zaproponowano
rozwigzania allogeniczne, ktére moga zosta¢ wdrozone w duzej skali, z wyprzedzeniem, rozwijane w
oparciu o model uniwersalnego dawcy. Ze wzgledu jednak na wielokrotne modyfikacje genetyczne,
intensywng ekspansje oraz konieczny proces rdznicowania budzg wsrdd agencji regulatorowych
uzasadnione obawy o bezpieczenstwo terapii.

W odpowiedzi na niezaspokojong potrzebe medyczng, proponowany projekt przedstawia terapie
genowa ex vivo opartg o konstrukt CAR ulegajacy ekspresji w populacji komarek krwi pepowinowej o
pozgdanych cechach produktow allogenicznych (dostepnos¢, skala produkcji, czas do rozpoczecie
terapii) przy jednoczesnym zapewnieniu jej bezpieczeristwa. Stworzony w ten sposdb bank produktéw
CAR bedzie zapewniat dostep do terapii CAR ,off-the-shelf” dla prawie catej populacji polskiej. Do
terapii CAR kwalifikowani sg pacjenci z nowotworami CD19+ (w Polsce rocznie 2000 osdb). Docelowo
zakres wytwarzanych produktéw allogenicznych CAR ma obejmowaé wszystkich potencjalnych
pacjentéw.

Realizacja projektu: od 2023-04-01 do 2029-03-31

2. Przeprowadzenie wieloosrodkowego, otwartego badania klinicznego fazy Il (RIVER-81)
oceniajgcego bezpieczenstwo i skutecznos¢ RVU120 w skojarzeniu z wenetoklaksem u pacjentéw z
nawrotow3/oporng na leczenie ostra biataczkg szpikowa, u ktérych nie powiodta sie wczesniejsza
terapia wenetoklaksem i sSrodkiem hypometylujagcym

Beneficjent: Ryvu Therapeutics Spdtka Akcyjna
Kierownik projektu: dr Renata Windak
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Ostra biataczka szpikowa (ang. acute myeloid leukemia, AML) to choroba hematoonkologiczna o
agresywnym przebiegu, wywodzgca sie z komodrek szpiku kostnego. Zapadalnosé na AML na swiecie
wynosi 3-5 oséb na 100 tys. mieszkancow, co kwalifikuje jag do grupy chordb rzadkich (ang. rare
diseases). Rocznie w Polsce na AML zapada ok. 800 oséb. Jednoczesnie smiertelno$¢ wynosi ok. 2,7
osoby na 100 tys., co oznacza, ze szacunkowo potowa nowo zdiagnozowanych pacjentéw umiera w
tym samym roku. Dla pacjentéw z nawrotowg lub oporng na leczenie formg ostrej biataczki szpikowej,
ktorzy nie kwalifikujg sie do intensywnej terapii (chemioterapia i transplantacja szpiku), nie ma obecnie
zadnych skutecznych opcji leczenia. Pacjenci ci majg bardzo zte rokowanie z oczekiwanym przezyciem



w przedziale kilku miesiecy. Brak odpowiedzi na terapie w pierwszej linii leczenia przy podanych co
najmniej 4 cyklach terapii Ven+Aza lub Ven+Dec prowadzi do zgonu w ciggu 3 m-cy. Pomysine
zakonczenie projektu umozliwi wprowadzenie nowej, innowacyjnej opcji terapeutycznej, RvU120 w
terapii skojarzonej z wenetoklaksem, o znaczacych korzysciach spotecznych w stosunku do
chemioterapii ratunkowej proponowanej w tej grupie pacjentéw.

Realizacja projektu: od 2023-03-01 do 2027-02-28

3. MENTALIO - system wsparcia decyzji diagnostycznych i terapeutycznych w obszarze zdrowia
psychicznego nastolatkéw w oparciu o algorytmy sztucznej inteligencji

Kierownik projektu: dr inz. Wojciech Komnata
Beneficjent: Nivalit Spétka z ograniczong odpowiedzialnoscia
Jaki problem rozwiazuje projekt?

W ciggu ostatnich pieciu lat wzrost liczby mtodych pacjentow, ktéorym udzielono swiadczen w obszarze
psychiatrii wyniost ponad 100 proc. (dane z 6.08.2022 roku). NFZ podaje, ze w 2017 r. leczeniem
depresji objeto 12,1 tys. oséb ponizej 18. roku zycia, a w roku 2021 takiej specjalistycznej pomocy
udzielono juz 25,3 tys. mtodym Polakom. Rosnaca liczba mtodych pacjentédw nie jest jednak objeta
opieka specjalistyczng w zadowalajgcym stopniu z uwagi na dostepnosé lekarzy psychiatrow. Pomimo
podejmowanych dziatan systemowych konieczne jest wsparcie tej grupy specjalistdw narzedziami
klasy Clinical Decision Support System, ktére bedg mogty byé wykorzystywane w szerszym zakresie.
Celem projektu MENTALIO jest opracowanie i zaimplementowanie systemu wsparcia decyzji
diagnostycznych i terapeutycznych w obszarze zdrowia psychicznego nastolatkéw w oparciu o
algorytmy sztucznej inteligencji. W ramach projektu opracowany zostanie algorytm sztucznej
inteligencji bazujacy na grafowej technologii uczenia sie i kojarzenia podobienstw. Zastosowanie
rozwigzan grafowych pozwala wnioskowaé pomimo czesto niepetnych zestawdw informacji
pochodzacych od pacjentéw, czy rodzicéw, oraz przy ich niepewnosci.

System moze mie¢ bezposredni wptyw na przebieg leczenia wszystkich pacjentéw w okresie
adolescencji kierowanych do instytucji psychiatrycznych. Wyniki projektu mogg by¢ w pierwszej
kolejnosci zastosowane w obszarze instytucji dziatajgcych w ramach |, Il i lll poziomu referencyjnego w
psychiatrii dzieci i mtodziezy oraz poradniach leczenia uzaleznien dla dzieci i mtodziezy. Mogg mieé one
wpltyw zaréwno na oferowane metody leczenia, zasadnos¢ i pilnos¢ konsultacji psychiatrycznej,
zasadnosc i pilnos¢ hospitalizacji, ryzyko zdarzen niepozadanych w trakcie hospitalizacji. Projektowany
system moze by¢ dodatkowo uzywany w ramach szpitalnych oddziatéw ratunkowych oferujgcych
pomoc nastolatkom w stanach nagtych wynikajacych z zaburzen psychicznych. Moze by¢ on tez
wsparciem w pracy lekarzy pierwszego kontaktu rozwazajgcych skierowanie pacjentéw do opieki
psychologicznej lub konsultacji psychiatrycznej. Dodatkowo system znalezé moze zastosowanie w
gabinetach psychologicznych i poradniach dziatajgcych w ramach systemu edukacji, opieki spotecznej
i instytucjonalnej lub resocjalizacji.

Realizacja projektu: od 2023-05-01 do 2025-10-31

4. Terapia komdrkowa stanu przedcukrzycowego (prediabetes) w oparciu 0 namnozone sztucznie
limfocyty regulatorowe CD4+CD25+CD127- i przeciwciato antyCD20

Beneficjent: PolTreg Spotka Akcyjna

Gtéwny Badacz/Kierownik projektu: prof. Artur Bossowski/Prof. dr hab. med. Piotr Trzonkowski



Jaki problem rozwiazuje projekt?

Projekt stanowi odpowiedz na globalny problem zdrowotny, spoteczny i ekonomiczny — cukrzyce typu
1 (DM1). Cukrzyca typu 1 dotyka najczesciej dzieci i mtodziezy. Obecnie na catym swiecie, zyje 1,1 min
dzieci i mtodziezy z cukrzyca typu 1. Celem Projektu jest realizacja badan klinicznych prowadzonych w
celu wdrozenia na rynek innowacyjnej terapii komérkowej przeznaczonej dla chorych na cukrzyce typu
1, w fazie przedobjawowej (prediabetes). Przeniesienie interwencji do okresu przedobjawowego
bedzie przetomem w leczeniu DM1. U pacjentdw w fazie przedobjawowej, ilos¢ zyjagcych wysp
trzustkowych jest na tyle duza, iz moze zabezpieczac ich przed objawami choroby, a nawet epizodami
hiperglikemii. Jednoczesnie zaawansowanie procesu autoagresji w tym przypadku jest niewielkie i
tatwe do opanowania.

Terapia komdrkowa, bedgca przedmiotem Projektu, bedzie pierwszg na sSwiecie, przetomowa terapia
stosowang u dzieci z rozpoznaniem cukrzycy przedobjawowej (stadium 1), ktéra bedzie mogta
prowadzi¢ nie tylko do spowolnienia, lecz nawet do zatrzymania procesu zaburzania uktadu
immunologicznego. Moze to oznaczac, ze osoby w fazie przedobjawowej nie rozwing nigdy objawéw
cukrzycy i beda klinicznie zdrowi. Dla pacjentéw w dalszych stadiach terapia Spoétki przetozy sie na
utrzymanie endogennego wydzielania insuliny i lepsza, niz w przypadku insuliny egzogennej, kontrole
glikemii.

Realizacja projektu: od 2022-11-25 do 2028-11-24

5. TransformRNA - mRNA Therapeutics generation platform

Beneficjent: Celon Pharma S.A.

Gtowny Badacz: prof. dr hab. Rafat Dziadziuszko

Jaki problem rozwigzuje projekt?

Celem Projektu , TransformRNA” jest opracowanie kandydatéw klinicznych opartych na technologii
MRNA w 3 obszarach terapeutycznych (choroby onkologiczne, metaboliczne — niedobér AATD oraz
wirusowe- SARS-CoV2):

1. Szczepionka SARS-CoV2 - w wyniku realizacji projektu opracowana zostanie szczepionka mRNA,
generujgca odpowiedZ immunologiczng przeciwko biatku S wirusa SARS-CoV2, bedzie ona uwzgledniat
obecnie odkryte oraz dzieki elastycznosci sekwencji umozliwiat szybka aktualizacje sekwenc;ji
szczepionki do nowych wariantéw wirusa.

2. Leczenie niedoboru alfa-1 antytrypsyny (AATD) - jest to zaburzenie dziedziczne nalezgce do jednych
z najczestszych chordb uwarunkowanych genetycznie. Zmienione biatko odktada sie w komdrkach
watroby, w nastepstwie czego dochodzi do rozwoju choréb watroby. Natomiast w uktadzie
oddechowym niedobdr alfal-antytrypsyny powoduje postepujace, nieodwracalne niszczenie tkanki
ptucnej, a ostatecznie rozwdj przewlektej obturacyjnej choroby ptuc (POChP) z wczesng rozedmga ptuc,
co zwieksza ryzyko przedwczesnej Smierci. Infuzja AAT pochodzgcej z osocza (terapia egzogennym
alfal-Pl) w celu przywrdcenia poziomow fizjologicznych jest gtéwnym, skutecznym sposobem
leczeniem celowanego dla tej jednostki chorobowej. Jednak wytwarzanie alfal-Pl pochodzacego z
osocza jest ztozonym i kosztownym procesem, zwtaszcza ze przewaznie pacjenci otrzymujg duze dawki
podawane co tydzien dozylnie, wigze sie z duzymi ograniczeniami w codziennym funkcjonowaniu
pacjenta. Zastosowanie produktu mRNA w terapii AATD przyniesie korzysci zaréwno dzieki niskim
kosztom produkcji, zwiekszeniu bezpieczeristwa oraz powinien znaczgco poprawi¢ komfort leczenia i
Zycia pacjentow.



3. Terapia przeciwnowotworowa mRNA - w tej czesci projektu zostanie rozwinieta i wdrozona
technologia mRNA, umozliwiajgca stworzenie terapii ukierunkowanej na okre$lone cele onkologiczne,
charakterystyczne dla wybranych nowotwordw, m.in. rak jajnika, rak piersi, rak prostaty i rak trzustki,
na ktore obecnie nie ma skutecznego leczenia.

Realizacja projektu: od 2021-09-01 do 2027-08-31

6. Development of novel mRNA/VLP-based vaccines against emerging zoonotic viral diseases
Beneficjent: Adamed Pharma Spétka Akcyjna

Lider projektu: Pawet Roszczyk i Tomasz Podgdrski

Jaki problem rozwigzuje projekt?

Gtéwnym celem niniejszego projektu jest opracowanie innowacyjnej szczepionki opartej na technologii
MRNA/VLP przeciw jednemu z trzech odzwierzecych patogenéw wirusowych majgcych duze znaczenie
dla zdrowia ludzi na catym Swiecie: koronawirus SARS-CoV-2, wirus kleszczowego zapalenia mdzgu
(ang. Tick-Borne Encephalitis Virus, TBEV) oraz wirus zachodniego nilu (ang. West Nile virus, WNV).
Nowatorska szczepionka oparta bedzie na technologii, ktdra taczy zalety zaréowno mRNA jak i VLP:
wysoka skutecznos¢, dtugotrwata odporno$é, korzystny schemat dawkowania, mozliwos¢
przechowywania w dogodnych warunkach oraz bezpieczenstwo zaréwno wsréd populacji dorostej jak
i pediatrycznej.

Zatozeniem projektu jest opracowanie szczepionki, ktdra posiada¢ bedzie znaczace przewagi nad
obecnie dostepnymi preparatami w kazdym z wytypowanych wskazan. W przypadku szczepionki
przeciw SARS-CoV-2 bedg to korzystniejsze warunki przechowywania wzgledem obecnych szczepionek
mRNA. Nowa szczepionka ma réwniez szanse wykazywac wyzszg skutecznos¢ wzgledem nowych
wariantdw wirusa. Obecnie dostepne inaktywowane szczepionki przeciwko TBEV posiadajg liczne
niedoskonatosci, wsréd ktdrych najwieksze to czasochtonny schemat dawkowania i niepetna ochrona,
zwtaszcza u 0sdéb starszych. Szczepionka opracowana w ramach tego projektu zaktada maksymalnie
dwudawkowy harmonogram szczepien, ktéry powinien zapewnié petng i diugotrwata ochrone oraz
wyeliminowad potrzebe szczepien przypominajgcych. Dodatkowo, brak lub niewielkie zastosowanie
adiuwanta zwiekszy bezpieczenstwo stosowania, w poréwnaniu ze szczepionkami zawierajgcymi
wodorotlenek glinu. Dzieki tym zaletom szczepionka mRNA/VLP bedzie stanowié¢ bezpieczniejsza,
skuteczng alternatywe dla obecnych szczepien, a w konsekwencji moze zdominowac rynek szczepionek
przeciw TBEV. W przypadku trzeciego z zaktadanych wskazain terapeutycznych opracowywanej
szczepionki, nadal brak szczepionki przeciw WNV, co wraz z rosngcym zasiegiem geograficznym wirusa
sprawia, ze opracowanie skutecznej szczepionki przeciwko tej chorobie jest wyzwaniem o ogromnym
znaczeniu dla zdrowia publicznego.

Realizacja projektu: od 2021-10-29 do 2027-10-28

7. Rozwoj pierwszego w swojej klasie przeciwciata do immunoterapii w przerzutowym czerniaku,
z wykorzystaniem diagnostyki Companion Diagnostics (CDx) stratyfikacji pacjentéw do leczenia
przeciwciatem immunostymulujacym anty-CD270

Beneficjent: JJP Biologics Spétka z ograniczong odpowiedzialnoscia
Kierownik B+R: dr Louis Boon

Jaki problem rozwigzuje projekt?



Projekt stanowi odpowiedz na globalny problem zdrowotny, spoteczny i ekonomiczny - nowotwér
ztosliwy ze wskazaniem czerniaka. Wedtug raportu "2020 Melanoma Skin Cancer Report Stemming the
global epidemic", w ciggu ostatniej dekady roczna zachorowalnos$é na czerniaka wzrosta o prawie 50%,
osiggajgc 287 723 przypadkéw (w 2018 roku). Prognozy zaktadaja, ze liczba zdiagnozowanych
przypadkdw czerniaka na swiecie wzrosnie o ok. 18% do 340 271 do 2025. Powszechnie realizowane
jest leczenie systemowe skojarzone, taczace kilka konwencjonalnych metod (np. chemioterapii i
radioterapii), ktére prowadzi do eliminacji guza, jednak efekty uboczne tej terapii na komorki
nienowotworowe mogg by¢ znaczace. Stosunkowo nowy kierunek — immunoterapie — zmienity
paradygmat leczenia raka. Przewagg tej metody nad konwencjonalnymi terapiami
przeciwnowotworowymi jest stosunkowo niska inwazyjnos¢, a takze akceptowalna toksycznos¢. W
ramach Projektu opracowana zostanie metoda terapeutyczna umozliwiajgca aktywacje
immunologiczng u pacjentéw z guzami wykazujgcymi nadekspresje CD270.

Rezultat Projektu przyczyni sie do rozwoju medycyny personalizowanej, ktéra opiera sie na
ukierunkowanych podejsciach terapeutycznych, pozwalajgcych na opieke dostosowang do
indywidualnych potrzeb kazdego pacjenta. Nadrzednym celem medycyny personalizowanej jest
maksymalizacja potencjatu terapeutycznego interwencji zdrowotnych przy jednoczesnej minimalizacji
ryzyka wystgpienia dziatan niepozadanych.

Realizacja projektu: od 2022-11-30 do 2025-11-30

8. Opracowanie i rozwoéj innowacyjnego rozwigzania — ztozonego, tréjsktadnikowego produktu
leczniczego, ukierunkowanego na terapie nadcisnienia tetniczego

Beneficjent: Zaktady Farmaceutyczne "Polpharma" Spétka Akcyjna
Kierownik projektu: mgr inz. Biotechnologii llona Gérecka
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Zgodnie ze stanowiskiem Ekspertéw Polskiego Towarzystwa Nadcisnienia Tetniczego oraz Sekcji
Farmakoterapii Sercowo-Naczyniowe]j Polskiego Towarzystwa Kardiologicznego - gtéwng przyczyng
niskiej skutecznosci kontroli cisnienia tetniczego jest niska Swiadomosé koniecznosci jego leczenia.
Wyniki programéw referencyjnych NATPOL i WOBASZ wskazuja, ze mniej niz 50% leczonych pacjentow
osigga docelowe wartosci cisnienia tetniczego. Przyczyng niskiej skutecznosci terapii jest przede
wszystkim niewystarczajgce stosowanie sie do zalecen lekarskich w zakresie zmian stylu zycia i
farmakoterapii (niski compliance).

Celem projektu jest opracowanie ztozonego preparatu doustnego o wtasciwosciach hipotensyjnych w
innowacyjnym pofaczeniu trzech substancji aktywnych: ramiprylu, indapamidu oraz amlodypiny
bezylanu. Potaczenie takie nie byto dotychczas dostepne na rynku i stanowi innowacje zaréwno w skali
kraju jak i rynkéw zagranicznych. Gtéwnymi zaletami stosowania przedmiotowego leku bedzie
mniejsza liczba kapsutek/tabletek do zazycia przez pacjentéw, mniejsze dawki poszczegdlnych
preparatéw, lepsza tolerancja, a przede wszystkim poprawa przestrzegania zalecen lekarskich, poprzez
potfaczenie lekdw w statej dawce w jednej formie farmaceutyczne;j.

Realizacja projektu: od 2022-12-01 do 2028-09-30

9. Opracowanie dwusktadnikowego produktu leczniczego stosowanego w terapii przewlekiej
obturacyjnej choroby ptuc (POChP)

Beneficjent: Przedsiebiorstwo Farmaceutyczne Lek-Am Spdtka z ograniczong odpowiedzialnoscig



Kierownik projektu: dr Ewa Matecka
Jaki problem rozwigzuje projekt?

W Polsce tylko 30% lekédw dostepnych w aptekach pochodzi z produkcji krajowej. Krajowy system
opieki zdrowotnej wymaga wzmocnienia, m.in. poprzez uniezaleznienie od zagranicznych
producentéw lekéw poprzez rozwdj produkcji lekéw na terytorium RP.

Przedmiotem Projektu jest opracowanie leku generycznego wraz z technologig jego produkcji. Produkt,
bedzie pierwszym na rynku polskim odpowiednikiem Ultibro Breezhaler 0,085 mg + 0,043 mg.
Opracowana przez Spoétke autorska technologia produkcji umozliwi zaoferowanie produktu Spétki na
rynku polskim w cenie 100 zt/opakowanie zawierajgce 30 kapsutek oraz inhalator, tj. o ponad 33%
nizszej niz cena leku oryginalnego (149,69 zt//opakowanie zawierajgce 30 kapsutek oraz inhalator).
Cena na rynkach zagranicznych dostosowana bedzie do specyfiki danego rynku, jednak zawsze bedzie
nizsza od ceny produktu oryginalnego. Co wiecej, rozwazana mozliwo$¢ zaoferowania produktu w
wiekszych opakowaniach (nawet 120 kapsutek podawanych za pomocg jednego inhalatora) pozwoli na
obnizenie catkowitych kosztow terapii.

Realizacja Projektu pozytywnie wptynie na poprawe bezpieczenstwa biotechnologicznego kraju oraz
przyniesie wymierne efekty ekonomiczne, zaréwno dla systemu ochrony zdrowia w Polsce.
Wprowadzenie na rynek opracowanego produktu leczniczego przyczyni sie do:

- zwiekszenia dostepnosci innowacyjnej terapii POChP,

- obnizenia ceny terapii dla pacjenta,

- zabezpieczenia krajowego zrddta leku.

Realizacja projektu: od 2022-10-01 do 2026-07-31

10. Opracowanie i rozwdj nowej postaci farmaceutycznej produktu leczniczego, opartego o
dopuszczong do obrotu substancje czynna, zawierajacego antybiotyk kolistymetat sodowy
stosowany podczas leczenia ciezkich zakazer wywotanych przez bakterie gram-ujemne

Beneficjent: Tarchominskie Zaktady Farmaceutyczne "Polfa" Spétka Akcyjna
Kierownik projektu: mgr Biotechnologii Karolina Stanny
Jaki problem rozwigzuje projekt?

Srodowiska naukowe i organy regulatorowe intensywnie dyskutujg nad potrzebg zapewnienia
bezpieczenstwa lekowego krajéw UE i nad narastajgcg antybiotykoopornoscig drobnoustrojow.
Sprawa ta stata sie szczegdlnie wazna od wybuchu pandemii COVID19, podczas ktdrej leczenie infekgcji
(gt. nabytych podczas hospitalizacji, gtéwnie gérnych drég oddechowych) stato sie prawdziwym
wyzwaniem. Kolistyna, jako jeden z antybiotykdw ostatniej szansy, czesto stawat sie jedyng opcja
leczenia. Obserwuje sie rowniez, ze ze wzgledu na ograniczong podaz tego leku poszczegdlne kraje
wprowadzaty ograniczenia badZ wrecz zakaz obrotem kolistyng pomiedzy rynkami. Dlatego udziat
krajowych lekdw w rynku farmaceutycznym jest tak istotny, aby zapewnic¢ pacjentom odpowiednie
Swiadczenia zdrowotne.

Projekt ma na celu opracowanie nowej postaci farmaceutycznej produktu leczniczego zawierajgcego
antybiotyk kolistymetat sodowy (colistimethate sodium, cms), proszek do sporzadzania roztworu do
wstrzykiwan, infuzji i inhalacji (rozwazane moce 1, 2 oraz 3 min. iu), stosowanego podczas leczenia
ciezkich zakazen wywotanych przez bakterie gram-ujemne u pacjentdw z ograniczonymi opcjami
leczenia, we wskazaniach z obszaréw terapeutycznych: choroby uktadu oddechowego, choroby rzadkie



(wrodzona dyskinezy rzesek), choroby zakazne (w tym COVID19), choroby wieku dzieciecego
(mukowiscydoza najczestsza choroba rzadka w Polsce i na swiecie).

Wynikiem projektu bedzie:

- OPRACOWANIE NOWEJ FORMY FARMACEUTYCZNEJ bedacej nowoscig na polskim rynku. Obecnie
Whnioskodawca wytwarza liofilizat, natomiast produkt referencyjny jest w postaci proszku jatowego.
Projekt jest zatem takze dziataniem Whnioskodawcy dazgcym do ulepszenia wtasnego produktu.

- OPRACOWANIE DODATKOWYCH MOCY PRODUKTU bedacej nowoscig na polskim rynku. Obecnie
dostepna jest tylko moc 1 min IU, planowane jest wytworzenie mocy 2 i 3 min 1U), co znacznie utatwi
personelowi medycznemu dawkowanie produktu oraz w istotny sposéb pomoze usprawnié¢ dziatalnos¢
operacyjng szpitali ograniczajac straty leku wynikajgce z dopasowania dawki. To dziatanie oznacza
znaczacg innowacje produktowy, wprowadza tez ulepszenie w stosunku do produktu referencyjnego.
- DYWERSYFIKACJA ZRODtA WYTWARZANIA LEKU RATUJACEGO ZYCIE, a przez to zapewnienie ciggtosci
dostaw dla polskich pacjentéow (oprécz wytwarzanego obecnie liofilizatu pojawi sie nowa na rynku
polskim forma sterylnego proszku).

Realizacja projektu: od 2022-10-03 do 2026-01-31



