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1. Gtdwne wnioski i rekomendacje

Analizie poddano pie¢ projektow:

1.

Leczenie dzieci w wieku 6 — 18 lat z przewlektym wirusowym zapaleniem watroby typu C przy
uzyciu  pangenotypowego leku o bezposrednim  dziataniu  przeciwwirusowym
(sofosbuwir/welpataswir) nr 2019/ABM/01/00014

Childhood ALL in Poland (CALL-POL) project: a national harmonization of diagnostics and
treatment of acute lymphoblastic leukemia in children nr 2019/ABM/01/00069

Ocena efektywnosci klinicznej technologii BSD (B-matrix Spatial Distribution) oraz
algorytmow opartych na sztucznej inteligencji do analizy obrazéw MRI w przebiegu
stwardnienia rozsianego (SM) nr 2020/ABM/01/00006

Immunoterapia z zastosowaniem dinutuksymabu beta skojarzona z chemioterapia w leczeniu
pacjentow z neuroblastoma pierwotnie opornym na leczenie standardowe oraz ze wznowa lub
progresja choroby nr 2020/ABM/01/00055

Wptyw nieodwracalnej elektroporacji wapniowej, elektrochemioterapii oraz elektroporacji
(IRE-CaCl2, ECT oraz IRE) na jakos¢ zycia oraz przezycie wolne od progresji u chorych na raka

trzustki nr 2020/ABM/01/00098

Trzy projekty to prospektywne, randomizowane badania skutecznosci i bezpieczenstwa leku

zarejestrowanego w Polsce, stosowanego poza wskazaniami rejestracyjnymi, jeden to otwarte badanie

post-rejestracyjne o rozszerzonym spektrum danych RWD, jeden projekt bada uzycie algorytmu

sztucznej inteligencji, jako narzedzia wspomagajgcego diagnostyke obrazowa.

Ewaluacje projektow przeprowadzono metoda eksperckg w ramach dyskusji panelowej, po ktdrej

eksperci wypetniali ankiete oceniajgcg warto$é naukowg projektéw, jego potencjat aplikacyjny oraz

zastosowane podejscie badawcze. Ankiety ewaluacyjne wypetnito o$miu ekspertdéw reprezentujgcych

rézne obszary nauki.

Kluczowe whnioski sformutowane w oparciu o opinie wyrazone przez ekspertow zostaty przedstawione
w Tabeli 1.

e Wszystkie oceniane projekty kompleksowo wykorzystujg dostepne narzedzia (zaréwno

diagnostyczne, jak i statystyczne) i realizowane sg zgodnie z medycznymi standardami
badawczymi, a zastosowana w ocenianych projektach metodyka jest zgodna
z miedzynarodowymi standardami leczenia oraz pozwolita na sprawng rekrutacje

pacjentow.
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a Dobra rekrutacja w prezentowanych badaniach interwencyjnych wskazuje na
niezaspokojong potrzebe medyczng w obszarach badawczych ocenianych projektow.
Tylko w ramach ocenianych badann klinicznych opieke medyczng potaczong
z mozliwoscig otrzymania innowacyjnej terapii lub diagnostyki otrzymato dotychczas

858 pacjentdw.

e Dla zwiekszenia transparentnosci przeprowadzanych badan powinny by¢ one
bezwzglednie rejestrowane w uznanych rejestrach badan klinicznych, takich jak

EudraCT, czy ClinicalTrials.gov.

6 Eksperci zauwazajg, ze opracowanie nowych standarddéw leczenia uwzgledniajgcych
personalizacje terapii moze przyczynic sie do skrdcenia czasu oczekiwania na diagnoze
i leczenie oraz dostarczy¢ pacjentom i ich rodzinom bardziej zrozumiatych informacji na
temat choroby. Bedzie to miato kluczowe znaczenie dla poprawy dobrostanu pacjentéw

i jakosdci opieki medycznej.

Eksperci dostrzegli trudnosé w ocenie potencjatu aplikacyjnego projektdw o najnizszym
e stopniu zaawansowania realizacji dziatan. Niemozno$¢ wnioskowania wynikata ze zbyt
matej ilosci danych. Jest to jednoczesnie niezwykle wazny aspekt, pokazujacy, ze rzetelne
wyniki z badan klinicznych wymagaja nie tylko poprawnie skonstruowanej struktury, ale

i czasu.
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2. Metodyka ewaluacji

2.1. Wybor projektow

Na mocy Art. 2 pkt 1 ustawy o Agencji Badarn Medycznych w 2019 r. zostat ogtoszony pierwszy
konkurs na dziatalno$¢ badawczo - rozwojowa w zakresie niekomercyjnych badan klinicznych. Od tego
czasu Agencja co roku ogtasza minimum jeden konkurs na realizacje niekomercyjnych badan
klinicznych. Finansowanie badarn w ramach ogtaszanych konkurséw ma na celu umozliwienie
zespotom badawczym skuteczne prowadzenie badan we wszystkich podstawowych obszarach
leczniczych i obejmujgcych wszystkie grupy pacjentdw: osoby doroste, populacje pediatryczng oraz

osoby w podesztym wieku.

Efekty wszystkich finansowanych projektéw powinny przyczynia¢ sie do wdrozenia dobrych praktyk
postepowania z pacjentami, leczenia oraz wprowadzenia nowoczesnych metod diagnostycznych.
Oczekiwanym rezultatem prowadzonych dziatan jest wzmocnienie udziatu polskich naukowcéw
w obszarze innowacyjnych rozwigzan terapeutycznych i diagnostycznych, pogtebienie wiedzy
wyrazone liczbg publikacji oraz stworzenie naukowych podstaw do wdrazania rekomendacji

bazujacych na najnowszych osiggnieciach naukowych w obszarze ochrony zdrowia.

Procedurze wyboru W trakcie wyboru projektéw do ewaluacji wziete zostaty pod uwage

poddano 61 projektow. nastepujace kryteria:

1. Finansowanie w ramach konkursu na niekomercyjne badania kliniczne w roku 2019 lub 2020,

2. Stopien zaawansowania realizacji projektu (co najmniej 50% zaktadanego wskaznika rekrutacji
pacjentéw),

3. Opublikowanie przez zespét badawczy co najmniej jednej publikacji naukowej lub doniesienia
na konferencje branzowa, ktére powstaty na bazie realizacji zadan finansowanych w ramach
projektu,

4. Obszar tematyczny projektu zwigzany z oceng kliniczng innowacyjnych opcji terapeutycznych

lub nowoczesna diagnostyka.

Na podstawie powyzszych kryteriow procesowi ewaluacji poddano ostatecznie 5 projektéw

Szczegodtowa charakterystyke wszystkich wybranych projektéw zamieszczono w Rozdziale 3.

Ewaluacja naukowa wybranych niekomercyjnych badan klinicznych
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2.2. Metoda ewaluacji

2.2.1. Panel ekspercki

Ewaluacje przeprowadzono w dniu 5 pazdziernika 2023 roku w ramach jednodniowego sympozjum

Ewaluacja naukowa wybranych projektéw finansowanych przez ABM przeprowadzonego w formie

online. Agenda sympozjum stanowi Zatgcznik nr 1 do raportu.

) S W sympozjum wzieli udziat badacze oraz zaproszeni eksperci. Agencje
Ewaluacje projektow
Badan Medycznych reprezentowali: Pan Krzysztof Gorski, Dyrektor
przeprowadzono
Woydziatu Nauki i Finansowania Projektéw, Pani Karolina Nowak
metodg ekspercka
Dyrektor Wydziatu Innowacji i Rozwoju Biotechnologii oraz liczne grono

pracownikow.

W ramach sympozjum Gtéwni Badacze lub inne wyznaczone osoby czynnie uczestniczace w realizacji
badania klinicznego przedstawiali 15-minutowa prezentacje projektu wedtug zaproponowanego

schematu ewaluacji.

Schemat prezentacji projektu obejmowat:

> podstawowe zatozenia projektu

> cel projektu; hipoteza badawcza oraz pierwszorzedowe i drugorzedowe punkty koricowe

harmonogram ze wskazaniem etapu, na ktérym znajduje sie projekt

metodyke

> prezentacje wynikéw

w dalszej perspektywie w odniesieniu do systemu opieki zdrowotnej

> korzysci wynikajgce z uzyskanych rezultatéw prowadzonego projektu

Po wygtoszeniu prezentacji prelegenci odpowiadali na pytania zadawane przez ekspertdw, innych

badaczy oraz pracownikdw ABM. Po dyskusji panelowej wybrani eksperci wypetniali ankiete

Ewaluacja naukowa wybranych niekomercyjnych badan klinicznych
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oceniajacg warto$¢ naukowa projektu, jego potencjat aplikacyjny oraz zastosowane podejscie

badawcze.
2.2.2. Eksperci oceniajacy projekty

Z uwagi na szerokg rozpieto$¢ tematyczng do wspédtpracy zaproszono grono eksperckie z réznych

obszaréw nauki. Ponizej zamieszczona zostata alfabetyczna lista ekspertéw powotanych do panelu:

dr med. Agnieszka Blum

ehematologia, onkologia

prof. dr hab. med. Marek Drozdzik

efarmakologia, choroby wewnetrzne

dr hab. med. Lidia Gil

echoroby wewnetrzne, immunologia

dr hab. biol. Robert Nawrot

ewirusologia

prof. dr hab. med. Anna Raciborska

eonkologia

prof. dr hab. med. Krzysztof Simon

echoroby zakazne, choroby wewnetrzne

dr hab. med. Tomasz Tykocki

eneurologia

prof. dr hab. med. Jan Zaucha

echoroby wewnetrzne, hematologia

Ewaluacja naukowa wybranych niekomercyjnych badan klinicznych
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2.2.3. Oceniane obszary

Zaproszeni eksperci oceniali prezentowane projekty poprzez wypetnienie przygotowanej ankiety

ewaluacyjnej. Wszystkie projekty zostaty poddane ocenie eksperckiej obejmujacej siedem kryteriow:

1. zastosowanie w projekcie metodyki opartej sie o adekwatnie dobrane narzedzia badawcze
(diagnostyczne/informatyczne)

2. spetnianie standardéw medycznych przez metodyke zastosowang w projekcie
spetnianie standarddw statystycznych przez metodyke zastosowang w projekcie

4. mozliwosé wdrozenia na podstawie wynikdw projektu nowych rozwigzan w obszarze dziatan
prewencyjnych, diagnostycznych lub terapeutycznych
wptyw wynikow projektu na poprawe postepowania z pacjentem/dobrostan pacjenta
wptyw wynikéw projektu na poszerzenie wiedzy w aspekcie miedzynarodowym/ informacje
wzbogacajace globalne zasoby wiedzy w zakresie postepowania prewencyjnego,
diagnostycznego lub terapeutycznego

7. mozliwoécé wykorzystania wynikow projektu przez sektor medyczny

Eksperci zostali poproszeni o dokonanie w kazdym z

kryteriow:
Ocena ilosciowa projektéw dokonywana

. o . . = ilosci j— t j k
byta na skali od 0% (realizacja projektu nie OESAYEOSCIOWE] — PIOCSIEOWE] OCSTly 2aKkrest

it e MRl & BT realizacji danego aspektu w projekcie oraz

o . . . = jakosci j - zliwi ki
(realizacja projektu spetnia wszystkie Oceny  JaKoscows] moziwie  szerokiedo

.. . uzasadnienia przyznanych ocen ilo$ciowych.
zatozenia kryterium). przy Y Y

Wszystkie przytoczone uwagi ekspertéw zostaty przedstawione w taki sposdb, aby nie ujawniaé

nieopublikowanych dotychczas informacji z trwajacych badan klinicznych.

Ankieta oceny projektu w obrebie wszystkich kryteriéw stanowi Zatgcznik nr 2 do niniejszego raportu.

Ewaluacja naukowa wybranych niekomercyjnych badan klinicznych
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3. Podstawowe informacje o projektach poddanych ewaluacji

Realizacja wytonionych do ewaluacji projektéw rozpoczeta sie miedzy czerwcem 2020 roku, a marcem
2021 roku. Czas trwania projektéw zostat okredlony przez Beneficjentéw na 51 do 72 miesiecy™
Beneficjentami w wybranych projektach byty osrodki akademickie i szpital uniwersytecki. Wszyscy
beneficjenci spetniali kryterium prowadzenia badann naukowych i prac rozwojowych. Beneficjenci
czterech z pieciu ewaluowanych projektéw zaktadali realizacje badania w partnerstwie z innymi
jednostkami. Ponizej zamieszczone zostaty podstawowe informacje na temat ewaluowanych

projektow (kolejnosé projektéw ustalona rosngco numerami).
3.1. Projekt 2019/ABM/01/00014 (PANDAA-PED)

Projekt z obszaru choréb zakaznych i pediatrii prowadzony jest pod kierunkiem
prof. dr hab. med. Marii Pokorskiej-Spiewak. Jego Beneficjentem jest
Warszawski Uniwersytet Medyczny wraz z partnerami. Kwota dofinansowania

z Agencji Badan Medycznych to 11 542 620 zt (100% wartosci projektu).

Leczenie dzieci w wieku 6 — 18 lat z przewlektym wirusowym
zapaleniem watroby typu C przy uzyciu pangenotypowego leku

0 bezposrednim dziataniu przeciwwirusowym (sofosbuwir/welpataswir).

Wirusowe zapalenie watroby typu C zostato uznane przez Swiatowa Organizacje Zdrowia (WHO)

zajeden z gtéwnych probleméw zdrowia publicznego

na $wiecie. Najnowsza globalna strategia WHO
Zatozona liczba pacjentéw: 50 ustanowita nastepujace cele do zrealizowania do 2030 .
dotyczgce wirusowego zapalenia watroby typu C:

. 0
FEAIEI) FENUECT 100% zdiagnozowanie 90% osdéb zyjacych z HCV i leczenie

80% pacjentdéw kwalifikujgcych sie do terapii.

Nowe, wysoce skuteczne i bezpieczne terapie bezinterferonowe oparte na bezposrednio dziatajgcych
lekach przeciwwirusowych znaczgco zmienity naturalna historie choroby, zapewniajac szanse
na zwalczenie HCV. Jednak ze wzgledu na wysokie ceny lekdw, tylko kilka krajéw uwzglednito
zalecenia dotyczace leczenia pacjentdow pediatrycznych zakazonych HCV w swoich w krajowych

politykach i strategiach. W 2007 roku SOF/VEL (Sofosbuvir/Velpatasvir) — skojarzenie lekéw

L Zatwierdzony w konkursach maksymalny czas trwania projektéw to 72 miesigce.

Ewaluacja naukowa wybranych niekomercyjnych badan klinicznych
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przeciwwirusowych o ustalonej dawce zostato zatwierdzone przez Europejskg Agencje Lekéw (EMA)

do stosowania u dorostych pacjentéw z przewlektym wirusowym zapaleniem watroby typu C. Od 2022
roku na podstawie wstepnych wynikéw niewielkiego badania rejestracyjnego SOF/VEL zostat
zatwierdzony do stosowania u dzieci w wieku od 3 lat. Jednak dowody na wyniki leczenia SOF/VEL
u dzieci i mtodziezy sg ograniczone i nie ma rzeczywistych, w petni wiarygodnych dostepnych danych.
Dlatego celem otwartego, nierandomizowanego badania fazy IV, PANDAA-PED byto wyleczenie 50
kolejnych pacjentéw w wieku od 6 do 18 lat z przewlektym zakazeniem HCV przy uzyciu SOF/VEL.

Pierwszorzedowy punkt koncowy badania obejmowat ocene skutecznosci

leczenia zdefiniowana jako przetrwata odpowiedz wirusologiczna )
Zaawansowanie

projektu: 75%

(niewykrywalny RNA HCV przy uzyciu reakcji RT-PCR) po 12 tygodniach

od zakonczenia leczenia (SVR12). Utrzymywanie sie HCV w trakcie

leczenia zdefiniowano jako brak odpowiedzi na leczenie, a ponowne
pojawienie sie RNA HCV po jego wczesniejszym zniknieciu w trakcie lub po terapii uznawano za
nawrdét. Drugorzedowymi punktami koricowymi byta ocena bezpieczenstwa leczenia, monitorowanie
pacjentéw w trakcie terapii oraz dtugoterminowa ocena efektéw leczenia, w tym wptywu terapii na
rozwdj dzieci, czyli pozyskanie rzeczywistych danych na temat krétko i dtugotrwatych skutkéw

wprowadzenia nowoczesnej terapii zwalczajacej wirus HCV u dzieci.
3.2. Projekt 2019/ABM/01/00069 (CALL-POL)

Projekt z obszaru hematologii, onkologii i pediatrii prowadzony jest pod
kierunkiem prof. dr hab. med. Wojciecha Mtynarskiego. Jego Beneficjentem jest

lm Uniwersytet Medyczny w todzi wraz z partnerami. Kwota dofinansowania
z Agencji Badan Medycznych to 28 123 231 zt (100% wartosci projektu).

Childhood ALL in Poland (CALL-POL) project: a national harmonization of

diagnostics and treatment of acute lymphoblastic leukemia in children.

Gtéwnym celem projektu CALL-POL jest utatwienie
dostepu do najnowszych terapii dla polskich dzieci

Zatozona liczba pacjentéw: 600 P ) v P P

chorujacych na ostrg biataczke. Grupe badang stanowiag

Poziom rekrutagji: 81 % dzieci z rozpoznang ostrg biataczkyg limfoblastyczna

(ALL), pochodzace ze

wszystkich osrodkéw onkologii pediatrycznej w Polsce. Badanie pozwala .
Zaawansowanie

na zastosowanie nowoczesnych lekéw (blinatumobab, bortesomib,
projektu: 56%

ruksolitinib), ktorych dziatanie jest molekularnie ukierunkowane i
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dopasowane do kazdego pacjenta w sposéb indywidualny. W grupie wysokiego ryzyka nawrotu

biataczki ma miejsce immunoterapia z komdrkami CAR-T oraz allogeniczna transplantacja szpiku
kostnego. Jest to jeden z najnowoczesniejszych programéw leczenia biataczek u dzieci na $wiecie.

Podejscie to ma na celu zwiekszenie wyleczalnosci biataczek u dzieci do 95%.
3.3. Projekt 2020/ABM/01/00006 (BSD-MS)

Projekt z  obszaru neurologii prowadzony jest  pod kierunkiem
prof. dr hab. med. Agnieszki Stowik. Jego Beneficientem jest Samodzielny
Publiczny Zaktad Opieki Zdrowotnej Szpital Uniwersytecki w Krakowie wraz

z partnerami. Kwota dofinansowania z Agencji Badan Medycznych to 7 692 329 z

$

(100% wartoséci projektu).

Ocena efektywnosci klinicznej technologii BSD (B-matrix Spatial
Distribution) oraz algorytmdw opartych na sztucznej inteligencji

do analizy obrazow MRI w przebiegu stwardnienia rozsianego (SM).

Stwardnienie rozsiane (SM) to choroba autoimmunologiczna, w ktérej uktad odpornosciowy atakuje

witasne komorki uktadu nerwowego. Stanowi najczestszg

nieurazowg przyczyne niesprawnosci u ludzi mtodych.

Zatozona liczba pacjentéw: 250 Wyleczenie SM nie jest obecnie mozliwe. W 2019 roku
polska populacja pacjentéw z SM liczyta ponad 50

Poziom rekrutacji: 100% tysiecy o0séb. Jednym z najwazniejszych badan

wykonywanych w SM jest rezonans magnetyczny (MR),

pozwalajgcy na uwidocznienie uszkodzen uktadu nerwowego w mdzgu

i rdzeniu kregowym. Prowadzone badanie ma na celu stworzenie .
Zaawansowanie

algorytmu sztucznej inteligencji (Al) do analizy obrazéw MR. Gtéwnym
projektu: 68%

celem jest ocena przydatnosci specjalnego oprogramowania medyczno-

komputerowego do korekty obrazéw MR, w celu doktadniejszej klasyfikacji
chorych. Podczas realizacj badania naukowcy poszukuja korelacji pomiedzy parametrami klinicznymi
pochodzgcymi ze szczegdtowych testdw oceniajgcych funkcje poznawcze, sprawnos$¢ chodzenia
i jakos¢ zycia chorych, a skorygowanym obrazem MR. Taki model pozwoli by¢ moze na zmierzenie sie
z tzw. paradoksem kliniczno-radiologicznym, gdzie obecnos$¢ zmian diagnozowanych radiologicznie
ttumaczy tylko czesc objawodw klinicznych. Stworzony w ramach badania klinicznego program bedzie

stuzyt réwniez do wczesnego wykrywania SM.

Ewaluacja naukowa wybranych niekomercyjnych badan klinicznych
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3.4. Projekt 2020/ABM/01/00055 (CHLM-NB-P)

Projekt z obszaru onkologii i pediatrii prowadzony jest pod kierunkiem
prof. dr hab. med. Walentyny Balwierz. Jego Beneficjentem jest Uniwersytet
Jagiellonski. Kwota dofinansowania z Agencji Badan Medycznych

to 17 168 744,64 zt (100% wartosci projektu).

Immunoterapia z zastosowaniem dinutuksymabu beta skojarzona
z chemioterapiag w leczeniu pacjentow z neuroblastoma pierwotnie

opornych na leczenie standardowe oraz ze wznowa lub progresja choroby.

Neuroblastoma, czyli nerwiak zarodkowy wspdtczulny, to jeden z najczestszych ztosliwych

nowotwordw wieku dzieciecego. W Polsce co roku

rozpoznaje sie 70-80 nowych zachorowan. Okoto 15%
Zatozona liczba pacjentéw: 20 pacjentdw ma juz wstepnie oporng chorobe i nie
kwalifikuje sie do dalszych etapéw leczenia, w tym

. 0
Poziom rekrutacji: 140% wysokodawkowanej chemioterapii i autoprzeszczepienia

komodrek krwiotwdrczych, czy immunoterapii. Ponadto
w trakcie immunoterapii lub po jej zakonczeniu u okoto 25% dzieci wystepuja wznowy choroby.
Dla dzieci ze wznowga i pierwotnie oporng chorobg nie ma obecnie opracowanych standardéw
skutecznego leczenia, a stosowane tradycyjne chemioterapie nasilajg tylko toksycznos¢. Ideg nowego

programu jest wykorzystanie synergicznego dziatania chemioterapii i

immunoterapii  (Chim) z uzyciem przeciwciat anty-GD2, leku )
Zaawansowanie

projektu: 48%

dinutuksymabu beta. Takie postepowanie stanowi szanse na przetamanie

opornoéci komérek neuroblastoma i uzyskanie zadowalajacej regresji

zmian chorobowych, a nawet remisji co umozliwi przeprowadzenie
dalszych etapdw terapii i uzyskanie trwatego wyleczenia. Aktywnosc tego rodzaju leczenia zostata
udowodniona w badaniach klinicznych | i Il fazy prowadzonych w USA, jednak dane dotyczace jego
bezpieczenstwa i skutecznosci nie sg jeszcze catkowicie poznane, a przeciwciato stosowane w Europie,
réznigce sie nieco od przeciwciata stosowanego w USA, nie byto dotad rutynowo stosowane
z chemioterapig. Jest to leczenie poza wskazaniami rejestracyjnymi leku. Gtéwnym celem badania jest
ocena bezpieczenstwa podawania przeciwciat anty-GD2 w potgczeniu z konwencjonalng
chemioterapia. Celem drugorzedowym jest wstepna ocena skutecznosci terapii. Ocenie bedzie
poddana rowniez przydatnoscé badan immunologicznych, genetycznych i innych badan laboratoryjnych

w predykcji odpowiedzi na leczenie DB w skojarzeniu z chemioterapia.
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3.5. Projekt 2020/ABM/01/00098 (IREC)

Projekt z obszaru onkologii prowadzony jest pod  kierunkiem
prof. dr hab. med. Wojciecha Kielana. Jego Beneficjentem jest Uniwersytet

Medyczny im. Piastow S'qukich we Wroctawiu wraz z partnerami. Kwota

umMw dofinansowania z Agencji Badan Medycznych to 3 917 246,71 zt (100% wartosci
projektu).

Wptyw nieodwracalnej elektroporacji wapniowej, elektrochemioterapii
oraz elektroporacji (IRE-CaCl2, ECT oraz IRE) na jakos¢ zycia oraz

przezycie wolne od progresji u chorych na raka trzustki.

Rak trzustki stanowi okoto 3 proc. nowotwordw w Polsce, pod wzgledem liczby zachorowan zajmuje

10 miejsce u mezczyzn i 12 wérdd kobiet. W ostatnich latach

obserwuje sie wzrost zachorowalnos$ci na nowotwory
Zatozona liczba pacjentéw: 70 trzustki, zwtaszcza wérdd kobiet. Ze wzgledu
na poczatkowy  brak  objawéw  nowotwdér  ten

. 0
Poziom rekrutacji: 57 % rozpoznawany jest pézno. W przypadku wykrycia raka

trzustki resekcja wsparta chemioterapig pooperacyjng

jest najskuteczniejsza forma leczenia. Do takiego zabiegu kwalifikuje sie

zaledwie 20% pacjentow. Wieksza czes¢ oséb moze otrzymacd tylko .
o pad ¢ € 4 Y Zaawansowanie

chemioterapie, ale ten rodzaj nowotworu jest niestety czesto
projektu: 44%

chemiooporny. Celem badania jest opracowanie nowej technologii

medycznej w postaci nieodwracalnej elektroporacji (irreversible

electroporation, IRE), elektroporacji wapnia (CaCl2) oraz elektrochemioterapii (ECT) w leczeniu raka
trzustki, ktéra poprawi wyniki leczenia pacjentéw i przyniesie wymierne korzysci. Ta innowacyjna
metoda tgczy podejscie niefarmakologiczne (elektroporacje) z podaniem jondw wapnia lub bleomycyny
w nieresekcyjnym raku trzustki, w sposdb wykraczajgcy poza specyfikacje leku w terapii
przeciwnowotworowej u pacjentdw zdiagnozowanych "de novo", jak rdwniez u pacjentow, u ktdrych
standardowe metody leczenia nie przynosza poprawy. Nowatorska metoda jaka jest elektroporacja

wapniowa i elektrochemioterapia, moze zostac ustanowiona jako metoda leczenia guzéw litych.
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4. Wyniki

4.1. Zastosowanie w projekcie metodyki wykorzystujgcej adekwatnie dobrane

narzedzia badawcze

Wszystkie oceniane projekty otrzymaty wysokie noty w ocenie tego kryterium

Bardzo (pomiedzy 88 a 100%). Zmienno$¢ pomiedzy ocenami wyniosta zaledwie 5%.
wysokie oceny S  Eksperci podkreslali kompleksowe wykorzystanie dostepnych
doboru narzedzi (zaréwno diagnostycznych, jak i statystycznych) oraz zgodnosé
narzedzi z medycznymi standardami badawczymi.
badawczych 9  Za niezwykle cenne uznano wdrozenie narzedzi informatycznych do
zastosowanych zarzgdzania danymi badawczymi i analizy statystycznej (projekt CALL-POL).

w projektach Taki sposdéb zarzadzania danymi jest w stanie zapewnié¢ efektywne

gromadzenie i analizowanie danych zebranych w ramach badania klinicznego,
co ma kluczowe znaczenie dla interpretacji wynikow i podejmowania decyzji klinicznych.
Eksperci podkreslali rGwniez ogromne znaczenie uzyskania krajowych i miedzynarodowych
certyfikatow diagnostycznych (projekt CALL-POL).

Jako warto$¢ dodang o ogromnym znaczeniu eksperci uznali wtgczenie szerokich badan oceny
jakosci zycia w badaniu PANDAA-PED, pozwalajacych nie tylko na przeprowadzenie analiz
farmakologicznej skutecznosci leczenia, ale i analiz nakierowanych na psychologiczne skutki

zastosowanej terapii.

PANDAA-PED 100,0%

CALL-POL

87,5%
BSD-MS

93,8%

CHLM-NB-P 92,5%

IREC

96,3%

0% 20% 40% 60% 80% 100%

Wykres 1. Srednia ocen zastosowania w projektach metodyki opartej sie o adekwatnie dobrane narzedzia badawcze.
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4.2. Spetnianie standardow medycznych przez metodyke zastosowang w projekcie

W ocenie powyzszego kryterium oceny ekspertéw byty zbiezne z ocenami dotyczacymi doboru

narzedzi (rozpieto$¢ punktacji 88-100%, zmienno$é w ocenach 5%).

PANDAA-PED

CALL-POL

92,5%

BSD-MS 87,5%

CHLM-NB-P 94,4%

IREC 92,5%

0% 20% 40% 60% 80% 100%

Wykres 2. Srednia ocen spetniania standardéw medycznych przez metodyke zastosowana w projektach.

100,0%

o Eksperci zauwazyli, ze zastosowana w ocenianych projektach metodyka jest zgodna

z miedzynarodowymi standardami leczenia oraz pozwolita na sprawna rekrutacje

pacjentow, co z kolei usprawnia realizacje badania klinicznego.
2 W odniesieniu do projektu BSD-MS eksperci zauwazyli, ze
zastosowanie sztucznej inteligengji jest dziataniem

L. , . Zgodne, bardzo
eksperymentalnym, ale wydaje sie, ze w wtasnie w analizie

. . . . . ., ) L wysokie oceny
obrazéw sztuczna inteligencja powinna znalezé¢ najszybciej

: : . przyjetych
zastosowanie w codziennej praktyce.
. . , . , standardow
2 Dla zwiekszenia transparentnosci przeprowadzanych badan
medycznych

powinny by¢ one bezwzglednie rejestrowane w uznanych

rejestrach badan klinicznych, takich jak  EudraCT,

czy ClinicalTrials.gov.

2 Podkreslony zostat niezwykle wazny fakt, ze w badaniu CHLM-NB-P zastosowano elastyczne

podejscie do zarzadzania projektem i zwigkszono poziom rekrutacji pacjentéw, umozliwiajgc

tym samym dostep do nowoczesnych terapii kolejnym osobom i jednoczesnie rozszerzajac

kohorte pacjentéw w celu uzyskania bardziej wiarygodnych wynikdw i uwzglednia aspektow

bezpieczenstwa matych pacjentéw.
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o Paradoksalnie, dobra rekrutacja w prezentowanych badaniach interwencyjnych wskazuje

na niezaspokojong potrzebe medyczna w obszarach badawczych ocenianych projektéw.

S Eksperci zwrdcili rdwniez uwage, ze w przypadku, gdy jednostka chorobowa nalezy do grupy
choréb rzadkich, w miare mozliwosci badania powinny by¢ umiedzynarodowianie,
co pozwolitoby na zwiekszenie populacji objetej interwencja i zebranie wiekszej ilosci danych.

2 W toku oceny eksperckiej podkreslano jak wazne jest precyzyjne okreslanie fazy badania
klinicznego, ma to bowiem wptyw na ocene poprawnosci metodologii badania.

o Eksperci zauwazyli rowniez, ze jednostki, ktére podjety sie realizacji ocenianych badan
sg Swietnie wyposazone w nowoczesny sprzet diagnostyczny, co ma ogromny wptyw
na podniesienie standardu badania.

2 Pozapoznaniu sie z metodykg poszczegdlnych badan, prezentowang przez Gtéwnych badaczy,
eksperci zauwazyli, ze w projektach ogromna wage przywiagzuje sie do dobrostanu

i komfortu pacjenta objetego badaniem klinicznym.
4.3. Spetnianie standarddw statystycznych przez metodyke zastosowang w projekcie

Ocena powyzszego kryterium byta zréznicowana, zmienno$¢é w ocenach poszczegdlnych ekspertow
wyniosta 12%. Rozpietosé ocen wahata sie miedzy 72 a 97%. Trudno$¢ w ocenie wynikata gtdwnie

ze zréznicowanego etapu, na jakim znajdowaty sie oceniane projekty.

0% 20% 40% 60% 80% 100%

Wykres 3. Srednia ocen spetniania standarddw statystycznych przez metodyke zastosowang w projektach.
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S Eksperci wspdlnie podkreslili, ze w ocenianych projektach zostaty przyjete standardy

statystyczne ogodlnie akceptowane w analizie danych

Ostateczna ocena przyjetych klinicznych i ocenie skutecznosci nowych terapii. Jednak

, ostateczna ocena ich zasadnos$ci moze zosta¢ dokonana albo na
standarddéw statystycznych

wymaga zakoficzenia podstawie  juz  opublikowanych W recenzowanych

S czasopismach wynikdow (wyzsze oceny dla poszczegdlnych

projektow), albo bedzie mozliwa po petnej analizie i interpretacji

wszystkich zebranych danych.

2 Jednoczesnie, podobnie jak w kryterium dotyczacym standardéw medycznych eksperci
stwierdzajg, ze dla zwiekszenia mocy wnioskowania statystycznego, jesli tylko jest to mozliwe
badania powinny by¢ poszerzane o osrodki zagraniczne, zwiekszajagc w ten sposdb kohorte

pacjentow.

4.4. Mozliwos¢ wdrozenia na podstawie wynikdw projektu nowych rozwigzan

w obszarze dziatan prewencyjnych, diagnostycznych lub terapeutycznych

Ewaluowane projekty sg bardzo zréznicowane ze wzgledu na obszar badan i podejscie terapeutyczne,
dlatego tez oceny ekspertéw charakteryzuja sie duzg zmiennoscia (13%). Noty za to kryterium wahaja

sie od 76 do 100%.

PANDAA-PED 100,0%

CALL-POL

90,0%

BSD-MS

79,4%

CHLM-NB-P 86,4%

IREC 75,6%

0% 20% 40% 60% 80% 100%

Wykres 4. Srednia ocen mozliwodci wdrozenia na podstawie wynikéw projektéw nowych rozwigzarh w obszarze dziatari
prewencyjnych, diagnostycznych lub terapeutycznych.
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2 W projekcie PANDAA-PED skojarzona terapia Sofosbuvir / Velpatasvir zostata juz wdrozona,

natomiast oceniane badanie kliniczne dostarcza nowe i poszerzone dane, dotyczace jakosci
zycia, ktdére przyczynia sie do szerszego stosowania terapii.

S W przypadku projektéw CALL-POL, CHLM-NB-P oraz IREC sprawdzane sa niezwykle
innowacyjne metody terapeutyczne, czesto uwzgledniajace leczenie personalizowane.
Eksperci odniesli sie do wszystkich opisanych metod z duzym entuzjazmem, zastrzegajac
jednak, ze dopiero zakonczenie kazdego z trzech badan pozwoli na sformutowanie
ostatecznych wynikow.

2 Projekt BSD-MS testuje innowacyjng metode diagnostyczng, ktéra wedtug ekspertéw
bedzie mogta by¢ stosowana u pacjentéw nie tylko ze stwardnieniem rozsianym, ale rowniez
z innymi chorobami neurodegeneracyjnymi, gdzie doktadna ocena jest kluczowa dla
planowania terapii i monitorowania postepu choroby.

S Pozytywne wyniki bardzo szeroko zakrojonego projektu CALL-POL moga zmienié
paradygmat leczenia ostrej biataczki limfoblastycznej oraz przyciaggnac zainteresowanie firm
farmaceutycznych, co moze prowadzi¢ do dalszego rozwoju i rejestracji nowych lekow.

S Eksperci zgodnie podkreslali, ze czynnik personalizacji terapii poprzez poszukiwanie
biomarkeréw pozwalajgcych na najlepsze jej dopasowanie, wtgczany w badaniach
onkologicznych ma niezwykle duze znaczenie w pdzniejszym jej wdrozeniu. Korelacja

biomarkera z terapiag zapewni bowiem pacjentom maksymalne bezpieczeristwo.

4.5. Wptyw wynikdw projektu na poprawe postepowania z pacjentem / dobrostan

pacjenta

Oceny ekspertéw dla tego kryterium plasowaty sie miedzy 75 a 100%. Zmiennos$¢ w ocenach byta na

podobnym poziomie, jak w przypadku kryteriow 3

i 4 (12%). Niestety réwniez w ocenie tego
Pozytywne oceny wptywu wynikéw ) ] ) L ]
kryterium duze znaczenie w zréznicowaniu ocen

projektu na poprawe postepowania L. ) )
ma rdézny stan zaawansowania ocenianych

z pacjentem / dobrostan pacjenta. L,
projektow. Brak kompletnych danych

Ostateczna ocena wymaga zakonczenia ) . )
w projektach o znaczaco nizszym stopniu

projektow. o o
zaawansowania nie pozwala na wystawianie zbyt

$miatych ocen.

2 We wszystkich ocenianych projektach dobrostan i bezpieczenstwo pacjenta znajduja sie na
pierwszym miejscu, a najlepszym przyktadem jest badanie PANDAA-PED, gdzie ogromny

nacisk potozony zostat na dtugoterminowa ocene efektdw leczenia, w tym wptywu terapii
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na rozwdj dzieci, czyli pozyskanie rzeczywistych danych na temat krétko i dtugotrwatych

skutkéw wprowadzenia terapii zwalczajacej wirus HCV.

2  Woyniki projektu BSD-MS majg potencjat znaczaco poprawi¢ dobrostan pacjentéw poprzez

bardziej precyzyjna diagnoze, szybsze reagowanie na postepy choroby oraz zwiekszenie
efektywnosci leczenia, zwtaszcza w przypadku pacjentéw z chorobami neurologicznymi, ale

réwniez w innych dziedzinach medycyny.

0% 20% 40% 60% 80% 100%

Wykres 5. Srednia ocen wptywu wynikéw projektéw na poprawe postepowania z pacjentem/ dobrostan pacjenta.

2 W odniesieniu do badarn podejmowanych w ocenianych projektach dotyczacych nowych

biomarkerdw, eksperci zauwazaja, ze opracowanie nowych standardédw w tym zakresie moze
przyczynic sie do skrdcenia czasu oczekiwania na diagnoze i leczenie, zwiekszenia dostepu do
personalizowanych terapii, oraz dostarczenia pacjentom i ich rodzinom bardziej zrozumiatych
informacji na temat choroby. Bedzie to miato kluczowe znaczenie dla poprawy dobrostanu
pacjentow i jakosci opieki medyczne;.

W ocenie ekspertéw, projekty badawcze, ktére dostarczajg nowej wiedzy, mogg pomdc
pacjentom i ich bliskim lepiej zrozumie¢ chorobe i proces leczenia. Wiedza o postepach
w badaniach i nowych metodach diagnostycznych moze zwiekszy¢ nadzieje pacjentéw i ich
rodzin na dobrg jakos¢ zycia oraz poprawic zaufanie do opieki zdrowotnej w Polsce.

Eksperci podkreslili fakt, ze tylko w ramach ocenianych badan klinicznych opieke medyczna
potaczona z mozliwoscia otrzymania innowacyjnej terapii lub diagnostyki otrzymato

dotychczas 858 pacjentéw. Dla tych pacjentdw i ich rodzin jest to mozliwos$é uzyskania
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dostepu do kompleksowego pakietu $wiadczen opieki zdrowotnej oraz szerokiej opieki

i edukadji.

4.6. Wptyw wynikdw projektu na poszerzenie wiedzy w aspekcie miedzynarodowym/
informacje wzbogacajgce globalne zasoby wiedzy w zakresie postepowania

prewencyjnego, diagnostycznego lub terapeutycznego

Zaréwno w tym, jak i kolejnym kryterium oceny ekspertéw charakteryzowaty sie najwieksza
rozbieznoscig, ktdrej przyczyna wynika przede wszystkim ze zbyt matej ilosci danych niezbednych do
wyrazenia najbardziej adekwatnej oceny. Ocena powyzszego kryterium wymagata od ekspertéw

bardzo perspektywicznego podejscia. Ich oceny

miescity sie w przedziale 70-100%. Zmiennos¢

PezaibyAiE @ERy WA U ocen na poziomie 15%. Kazdy z ocenianych

el |pressise s bilise 2y b apidis projektéw zaktada wprowadzenie innowagji

e w postepowaniu z pacjentem. Kazde podjete

BEISE) el @il [, i zweryfikowane dziatanie wdrazajace

nowatorskie podejécie powinno zostac opublikowane,
aby poszerzy¢ istniejagce zasoby wiedzy, a Beneficjenci ocenianych projektéw dokonali staran, aby

zatozenia lub juz uzyskane pierwsze wyniki badan zostaty opublikowane.

0% 20% 40% 60% 80% 100%

Wykres 6. Srednia ocen wptywu wynikdw projektéw na poszerzenie wiedzy w aspekcie miedzynarodowym/ informacje
wzbogacajace globalne zasoby wiedzy w zakresie postepowania prewencyjnego, diagnostycznego lub terapeutycznego.
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2 Projekt PANDAA-PED o najwyzszym stopniu zaawansowania moze szczyci¢ sie dwiema

publikacjami w recenzowanych czasopismach. Fakt, ze opublikowane wyniki pochodza
z pierwszego niekomercyjnego, otwartego, badania post-rejestracyjnego, dodaje wartosci
projektowi. Dostarczenie obiektywnych informacji na temat skutecznosci i bezpieczenstwa
lekdw jest istotne w kontekscie globalnego zarzadzania zdrowiem publicznym.

2 W projekcie BSD-MS zgtoszenia patentowe i patenty zwigzane wykonywang diagnostyka
maja potencjat, aby znaczaco przyczyni¢ sie do poszerzenia wiedzy na skale
miedzynarodowa oraz wzbogacenia globalnych zasobdéw wiedzy w dziedzinie medycyny
i obrazowania medycznego. Eksperci podkreslaja jednak, ze strategia ekstrapolacji wynikdow
musi zostad jeszcze opracowana w ramach tego lub nastepujacego po nim projektu.

2 Projekt CHLM-NB-P stanowi wazny wktad w miedzynarodowe badania nad leczeniem
neuroblastomy. Jego wyniki mogg przyczyni¢ sie do rozwiniecia globalnej wiedzy w zakresie
postepowania prewencyjnego, diagnostycznego i terapeutycznego w leczeniu neuroblastomy
oraz stanowié¢ cenne Zrédto informacji dla spotecznosci naukowej i medycznej na catym
Swiecie.

2 Zdaniem ekspertow do tej pory literatura nie dostarczyta jednoznacznych dowodoéw
potwierdzajgcych korzysci ablacyjnych metod leczenia zaawansowanego raka trzustki,
a badanie IREC ma na celu dostarczenie takiego dowodu. Dlatego wyniki tego badania moga
wptynad na zmiane praktyki klinicznej i wprowadzenie nowych metod leczenia, jesli okaza sie
skuteczne. Jednak, aby to osiggnagé, wyniki badania muszg by¢ dobrze udokumentowane
i poddane doktadnej analizie statystycznej.

S Woyniki badan przeprowadzanych w ramach CALL-POL, dostarczajg danych z réznych
aspektow leczenia ALL. Wyniki te bedag stanowi¢ wktad do miedzynarodowych badan
klinicznych i bedag niezwykle pomocne w opracowaniu nowych protokotéw terapeutycznych.
Projekt CALL POL pordwnuje rézne terapie i ocenia ich skuteczno$é. Wyniki te moga wiec
pomadc w identyfikacji najlepszych praktyk w leczeniu ALL, ktére mozna bedzie wykorzystaé
na skale globalng. Wyniki badan nad genetycznymi markerami i terapiami ukierunkowanymi
molekularnie moga przyczyni¢ sie do rozwoju nowych terapii i badan na skale

miedzynarodowa.
4.7. Mozliwos¢ wykorzystania wynikdw projektu przez sektor medyczny

Zgodnie z aktualnie obowigzujgcym prawem farmaceutycznym rezultatem niekomercyjnego badania
klinicznego nie moze byc¢ osigganie zysku w zakresie prowadzenia i organizacji badan badz
wytwarzania lub obrotu produktami leczniczymi. Dane uzyskane w trakcie badania klinicznego

niekomercyjnego nie moga by¢ wykorzystane w celu uzyskania pozwolenia na dopuszczenie do
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obrotu produktu leczniczego, dokonania zmian w istniejgcym pozwoleniu lub w celach

marketingowych.

PANDAA-PED

100,0%

CALL-POL

86,9%

BSD-MS

72,9%

CHLM-NB-P

83,6%

IREC

73,8%

0% 20% 40% 60% 80% 100%

Wykres 7. Srednia ocen mozliwogci wykorzystania wynikdw projektéw przez sektor medyczny.

Zatem, wyniki otrzymane z niekomercyjnych badan klinicznych, majace znaczenie terapeutyczne,
diagnostyczne lub prewencyjne powinny zostaé opublikowane i uznane przez wtasciwe gremia za
wytyczne w danym obszarze, lub mogg zosta¢ uwzglednione w ramach analiz farmakoekonomicznych

w procesie podejmowania decyzji o refundacji leczenia przez organy regulujgce.

W odniesieniu do ocenianych projektéw eksperci, jesli w ogdle podjeli sie podania punktacji, to okreslili
potencjat wykorzystania wynikéw na 73-100%, zmiennos¢ w wystawianiu ocen wyniosta w tym
przypadku az 18%. Wiekszos¢ ekspertdw uznata, ze projekty o najnizszym stopniu zaawansowania
realizacji dziatan obarczone sg najwiekszg niepewnoscig wnioskowania. Nie dotyczy to jednak
niepewnosci wynikajacej ze ztej metodyki badania, tylko ze zbyt matej ilosci danych. Jest to
jednoczesnie niezwykle wazny aspekt, pokazujacy, ze rzetelne wyniki z badan klinicznych wymagaja

nie tylko poprawnie skonstruowanej struktury, ale i czasu.
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5. Podsumowanie

W dokonanej ewaluacji eksperci odnosili sie w pierwszej kolejnosci
Wysokie oceny do zatozen merytorycznych, nastepnie do wartosci aplikacyjnych

ewaluowanych ocenianych projektéw. Eksperci podkreslali przede wszystkim

projektéw poprawnosé¢ zastosowanych metod, kompleksowe ujecie wynikéw

poprzez stosowanie duzej liczby badan oceniajacych bezpieczenstwo

prowadzonych terapii i zastosowanie nowoczesnych metod diagnostycznych.

PANDAA-PED 99,6%
0% 20% 40% 60% 80% 100%

Wykres 8. Srednia ocen ewaluowanych projektéw.

5.1. Projekt 2019/ABM/01/00014 (PANDAA-PED)

Projekt godny wyrdznienia, profesjonalnie zrealizowany. dane zostaty
opublikowane a materiaty i prezentacje zostaty przygotowane w sposob

jasny, klarowny, przejrzysty i zrozumiaty.

Projekt realizowany przez prof. dr hab. med. Marie Pokorskq-épiewak
na Warszawskim Uniwersytecie Medycznym uzyskat najwyzszg $rednig ocen

99,6%. Eksperci byli niemal jednomyslni w swoich opiniach dotyczacych

poszczegdlnych kryteridw. Jest to jednoczesnie projekt na najwyzszym

stopniu zaawansowania.

Ewaluacja naukowa wybranych niekomercyjnych badan klinicznych

finansowanych przez Agencje Badan Medycznych 23



AGENCJA
BADAN
MEDYCZNYCH

5.2. Projekt 2019/ABM/01/00069 (CALL-POL)

Jest to najbardziej ambitny i kompleksowy projekt jaki miatem

przyjemnosc oceniad, a co najwazniejsze sSwietnie realizowany!

Projekt realizowany przez prof. dr hab. med. Wojciecha Mtynarskiego na
Uniwersytecie Medycznym w todzi otrzymat $rednig ocen 89,0%. Eksperci
podkreslali przede wszystkim ogromna ztozonos$¢ projektu (trzy réwnolegte

badania kliniczne), ogdlnopolski zasieg badan oraz potencjat wynikéw, mogacy

wptynad na zmiane podejscia terapeutycznego na swiecie.
5.3. Projekt 2020/ABM/01/00006 (BSD-MS)

Wyniki projektu moga zachecic¢ do wspdtpracy miedzy réznymi
dziedzinami medycyny, nauki i technologii, co moze prowadzi¢
do innowacyjnych rozwigzan majacych zastosowanie w diagnostyce

i leczeniu SM.

Projekt realizowany przez prof. dr hab. med. Agnieszke Stowik w Samodzielnym
Publicznym  Zaktadzie Opieki Zdrowotnej Szpitala Uniwersyteckiego
w Krakowie uzyskat $rednig ocen 83,5%. Projekt o zatozeniach odmiennych
od pozostatych. Wprowadzajacy diagnostyke wykorzystujacg sztucznag

inteligencje. Eksperci dostrzegli potencjat tego narzedzia, a prezentowane

w projekcie wstepne wyniki okreslili mianem obiecujgcych.
5.4. Projekt 2020/ABM/01/00055 (CHLM-NB-P)

Dobra rekrutacja swiadczy o niezaspokojonej potrzebie medycznej

chorych dzieci na neuroblastome.

Projekt realizowany przez prof. dr hab. med. Walentyne Balwierz
na Uniwersytecie Jagiellonskim otrzymat od ekspertow srednig ocen 85,8%.

W projekcie doceniono zaréwno innowacyjne metody terapeutyczne powigzane

z diagnostyka, jak i zwiekszenie docelowej grupy pacjentow do 140%

zaktadanej.
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5.5. Projekt 2020/ABM/01/00098 (IREC)

Jesli elektroporacja wapniowa i elektrochemioterapia okaza sie
skuteczne w leczeniu raka trzustki, metody te moga by¢ uzyte réwniez
w leczeniu innych rodzajow guzdw litych. To poszerza potencjalne

mozliwosci zastosowania tych terapii.

Projekt realizowany przez prof. dr hab. med. Wojciecha Kielana na Uniwersytecie
Medycznym im. Piastéw Slaskich we Wroctawiu uzyskat érednig ocene 81,2%.
Projekt zaktada niezwykle nowatorskie podejscie do zwalczania guzdéw litych.
Ze wzgledu na niepetny stopien rekrutacji i niemoznoéé zaprezentowania

kompleksowych wynikéw, ekspertom trudno byto na tym etapie w sposdb petny

oszacowac potencjat aplikacyjny projektu.
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6. Zataczniki

6.1. Zatacznik nr 1. Agenda sympozjum

N N AGENCIA
a ™| BADAR
‘_/ MEDYCENYCH

Ewaluacja naukowa wybranych
projektow finansowanych przez ABM

Agenda spotkania
5 paZdziernika 2023
Agencja Badari Medycznych

09:00 - 09:05

Uruchomienie transmisji i logowanie uczestnikéw

09:05-09:10
Przywitanie Gosci

09:10 -09:30
Leczenie dzieci w wieku 6 — 18 lat z przewlektym wirusowym zapaleniem watroby
typu C przy uzyciu pangenotypowego leku o bezpogrednim dziataniu
przeciwwirusowym (sofosbuwir/welpataswir)

Prof. dr hab. n. med. Maria Pokorska-Spiewak
‘Warszawski Uniwersytet Medyczny

09:30 - 09:45
Panel dyskusyjny
09:45 - 10:05

Ocena efektywnosci klinicznej technologii BSD (B-matrix Spatial Distribution) oraz
algorytmdw opartych na sztucznej inteligencji do analizy obrazéw MRI w przebiegu
stwardnienia rozsianego (SM)

Prof. dr hab. n. med. Agnieszka Stowik
Samodzielny Publiczny Zaktad Opieki Zdrowotne] Szpital Uniwersytecki w Krakowie

10:05-10:20
Panel dyskusyjny
10:20 - 10:40

Immunoterapia z zastosowaniem dinutuksymabu beta skojarzona z chemioterapiag w
leczeniu pacjentdw z neuroblastoma pierwotnie opornym na leczenie standardowe
oraz ze wznowa lub progresjg choroby

Prof. dr hab. n. med. Walentyna Balwierz
Uniwersytet JagiellofAski

10:40 - 10:65
Panel dyskusyjny

Agencja Badan Medycznych, ul. Stanistawa Moniuszki 1A, 00-014 Warszawa
e-mail: kancelaria@abm.gov.pl, tel. + 48 22 270 70 69
NIP: 5252783949 REGON: 382836515
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10:55-11:00
Przerwa

11:00-11:20
Wptyw nieodwracalngj elektroporacji wapniowej, elektrochemioterapii oraz
elektroporacji (IRE-CaCl2, ECT oraz IRE) na jakos zycia oraz przezycie wolne od
progresji u chorych na raka trzustki

Prof. dr hab. n. med. Wojciech Kielan
Uniwersytet Medyczny im. Piastéw Slaskich we Wrockawiu

11:20-11:40
Childhood ALL in Poland (CALL-POL) project: a national harmonization of
diagnostics and treatment of acute lymphoblastic leukemia in children

Prof. dr hab. n. med. Wojciech Mtynarski
Uniwersytet Medyczny w todzi

11:40 - 11:55
Panel dyskusyjny
11:55 - 12:05

Panel dyskusyjny podsumowujacy

12:05-12:15

Zakoriczenie spotkania
Agencja Badar Medycznych

Agencja Badan Medycznych, ul Stanistawa Moniuszki 1A, 00-014 Warszawa
e-mail: kancelana@abm.gov.pl, tel. + 48 22 270 70 69
NIP: 5252783949 REGON: 382836515
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6.2. Zatacznik nr 2. Ankieta oceny projektu

R asnes
b | BaBAK
\’x‘. ) Nevreanien

FORMULARZ OCENY PROJEKTU
[NUMER PROJEKTU]

Uprzejmie prosze o wypelnienie formularza oceny osobno dla kazdego ocenianego projektu.

1. W jakim zakresie metodyka zastosowana w projekcie wykorzystuje adekwatnie dobrane

narzedzia badawcze (diagnostycznelinformatyczne)?
Prosze o wpisanie oceny procentowej (od 0% do 100%) oraz jej uzasadnienie (mozliwie obszerne).

Ocena L
[0%-100%]: Uzasadnienie:

W jakim zakresie metodyka zastosowana w projekcie spetnia standardy medyczne?
Prosze o wpisanie oceny procentowej (od 0% do 100%) oraz jej uzasadnienie (mozliwie obszerne).

Ocena o
[0%-100%]: Uzasadnienie:

W jakim zakresie metodyka zastosowana w projekcie spelnia standardy statystyczne?

[D‘E-ieoga%]- Uzasadnienie:

Prosze o wpisanie oceny procentowej (od 0% do 100%) oraz jef uzasadnienie (mozliwie obszerne).

Agencja Badan Medycznych,
ul. Stanistawa Maniuszki 1A, 00-014 Warszawa
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4. W jakim zakresie wyniki uzyskane w projekcie moga przyczynic¢ sie do wdrozenia nowych
rozwigzan w obszarze dziatan prewencyjnych, diagnostycznych lub terapeutycznych?
Prosze o wpisanie oceny procentowej (od 0% do 100%) oraz jej uzasadnienie (moZliwie obszerne).

[Dn?_'f‘%%i/]. Uzasadnienie:

5. W jakim zakresie wyniki uzyskane w projekcie moga wplynac na poprawe postepowania

Z pacjentem/poprawic¢ dobrostan pacjenta?
Prosze o wpisanie oceny procentowej (od 0% do 100%) oraz jej uzasadnienie (mozliwie obszerne).

[Dn?_'f‘%%i/]. Uzasadnienie:

6. W jakim zakresie wyniki uzyskane w projekcie przyczynia sie do poszerzenia wiedzy w aspekcie
miedzynarodowymiwygeneruja informacje wzbogacajace globalne zasoby wiedzy w zakresie
postepowania prewencyjnego, diagnostycznego lub terapeutycznego?

Prosze o wpisanie oceny procentowej (od 0% do 100%) oraz jej uzasadnienie (mozliwie obszerne).

[D°Ef|%r|;a%]- Uzasadnienie:

Agencja Badan Medycznych,
ul. Stanistawa Moniuszki 1A, 00-014 Warszawa 2
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R

W jakim zakresie wyniki uzyskane w projekcie mogg by¢ wykorzystywane przez sektor

medyczny?
Prosze o wpisanie oceny procentowej (od 0% do 100%) oraz jej uzasadnienie (mozliwie obszerne).

Ocena o
[0%-100%]: Uzasadnienie:

Dodatkowe uwagi dotyczace projektu

8. Jezeli ma Pan/i dodatkowe uwagi i komentarze dotyczace projektu, prosze o wpisanie ich ponizej.

Agencja Badan Medycznych,
ul. Stanistawa Moniuszki 1A, 00-014 Warszawa 3
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7. Spis wykresow

Wykres 1. Srednia ocen zastosowania w projektach metodyki opartej sie o adekwatnie dobrane
Qe Y074 =To A= TN o =Y F= 1YY o2 TR 14
Wykres 2. Srednia ocen spetniania standardéw medycznych przez metodyke zastosowang
ATV 0T (=Y S Yol o TP 15
Wykres 3. Srednia ocen spetniania standardéw statystycznych przez metodyke zastosowana
ATV o (=Y 2 Tl o TP 16
Wykres 4. Srednia ocen mozliwosci wdrozenia na podstawie wynikdw projektdw nowych
rozwigzan w obszarze dziatan prewencyjnych, diagnostycznych lub terapeutycznych.........cccocuu..e. 17
Wykres 5. Srednia ocen wptywu wynikdw projektdw na poprawe postepowania z pacjentem/
LoTo] oY o XSy t=T oI oX- 1ol = o) ¢ T TP 19
Wykres 6. Srednia ocen wptywu wynikéw projektdbw na poszerzenie wiedzy w aspekcie

miedzynarodowym/ informacje wzbogacajgce globalne zasoby wiedzy w zakresie postepowania

prewencyjnego, diagnostycznego lub terapeutyCZNegO. ..ot 20
Wykres 7. Srednia ocen mozliwoéci wykorzystania wynikéw projektdw przez sektor medyczny.22
Wykres 8. Srednia 0cen eWaluOWaNYCh PrOJEKEOW. .........oooeoreeeeeeeeeeeeeeeeeeessssesssseeseeeseeeseseseseesesssessseeeeeeees 23
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