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Petny zapis przebiegu posiedzenia
Komisji Zdrowia
— podkomisiji statej do spraw onkologii (nr 22)

26 lutego 2026 .

Podkomisja stata do spraw onkologii, obradujgca pod przewodnictwem posta Marka
Tomasza Hoka (KO), przewodniczgcego podkomisji, rozpatrzyta:

— informacje na temat dostepnosci technologii zaawansowanych oraz rozwoju
technologii CAR-T w ramach projektow finansowanych przez Agencje
Badan Medycznych.

W posiedzeniu udzial wzieli: Katarzyna Galas zastepca dyrektora Departamentu Nadzoru i Kontroli Mini-
sterstwa Zdrowia oraz Martyna Kosmal zastepca dyrektora Departamentu Polityki Lekowej i Farmacji
MZ ze wspotpracownikami, Marzanna Bienkowska zastepca dyrektora Departamentu Wspétpracy Biura
Rzecznika Praw Pacjenta, Ireneusz Staron zastepca prezesa ds. finansowania badan Agencji Badan Medycz-
nych ze wspoétpracownikiem, Justyna Marynowska kierownik Zakladu Medycyny Regeneracyjnej Narodo-
wego Instytutu Onkologii — Panstwowego Instytutu Badawczego im. Marii Sktodowskiej-Curie oraz Joanna
Romejko-Jarosinska kierownik Kliniki Nowotworéw Uktadu Chionnego NIO — PIB im. Marii Sktodow-
skiej-Curie, Artur Kowalik kierownik Zakladu Diagnostyki Molekularnej Swietokrzyskiego Centrum
Onkologii, Dorota Korycinska prezes zarzadu Ogélnopolskiej Federacji Onkologicznej, Anna Jasinska
rzecznik Medycznej Racji Stanu, Aleksandra Rudnicka rzecznik Stowarzyszenia Onkologicznego SANITAS,
Katarzyna Lisowska liderka Stowarzyszenia Chorych na Nowotwory Krwi i Ich Bliskich Hematoonkolo-
giczni, Krzysztof Brzozka ekspert Mazowieckiego Zwigzku Stowarzyszen Abstynenckich, Marek Wleklik
ekspert Izby Gospodarczej ,,Farmacja Polska” oraz Tomasz Tykocki neurochirurg w Oddziale Neurochi-
rurgii Dzieciecej Instytutu Psychiatrii i Neurologii.

W posiedzeniu udzial wzieli pracownicy Kancelarii Sejmu: Julia Rychter oraz Malgorzata Siedlecka-
-Nowak - z sekretariatu Komisji w Biurze Komisji Sejmowych.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Szanowni panstwo, otwieram posiedzenie podkomisji statej do spraw onkologii.

Witam czlonkéw podkomisji i zaproszonych goSci.

Stwierdzam kworum.

Porzadek dzisiejszego posiedzenia przewiduje rozpatrzenie informacji na temat dostepnosci
technologii zaawansowanych oraz rozwoju technologii CAR-T w ramach projektow finansowa-
nych przez Agencje Badan Medycznych. Ten material beda prezentowac przedstawiciele Mini-
sterstwa Zdrowia oraz prezes Agencji Badan Medycznych.

Szanowni panstwo, terapia CAR-T to bardzo nowoczesna metoda leczenia nowotworow,
zwlaszcza w hematoonkologii, z wykorzystaniem oczywiscie uktadu odpornosciowego jako narze-
dzia do diagnostyki i do leczenia przy pomocy komoérek odpornosciowych limfocytéw typu T,
ktore pobierane sg wraz z krwia. P6zniej sg modyfikowane genetycznie, namnazane, ponownie
wprowadzone do organizmu. To jest terapia, ktora od 30 lat jest budowana. Ostatnie lata to coraz
bardziej efektywne wyniki stosowania tego.

Wiem, ze materialy sg dla panstwa dostepne na iPadach oraz w druku. Jezeli panstwo na sali
chcieliby rowniez skorzystac, to sa u pani z sekretariatu naszej podkomisji.

Prosze panstwa, powoli zaczniemy realizacje porzadku dziennego. Jeszcze raz informuje,
ze materialy zostal wystane do wszystkich panstwa postow. Informuje jednoczesénie, ze mini-
ster zdrowia upowaznila do reprezentowania stanowiska ministra panig Katarzyne Galas,
zastepce dyrektora Departamentu Nadzoru i Kontroli w Ministerstwie Zdrowia, oraz panig
Martyne Kosmal, zastepce dyrektora Departamentu Polityki Lekowej i Farmacji w Minister-
stwie Zdrowia. Agencje Badan Medycznych reprezentuje pan Ireneusz Staron, zastepca prezesa
do spraw finansowania badan w ABM.

Tak wiec przystepujemy do realizacji porzadku dziennego.

Bardzo prosze przedstawiciela Ministerstwa Zdrowia o przedstawienie informacji.
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Zastepca dyrektora Departamentu Nadzoru i Kontroli Ministerstwa Zdrowia Katarzyna

Galas:

Dziekuje bardzo.

Szanowny panie przewodniczacy, szanowni panstwo, materialy dla Komisji Zdrowia, to znaczy
informacje na temat dostepnosci technologii zaawansowanych oraz rozwoju technologii CAR-T
w ramach projektow finansowanych przez ABM, wystali§my mailowo do panstwa 6 lutego tego
roku, w zwigzku z tym nie bede tutaj odczytywata catego tego materiatu. Przedstawie jedynie
podsumowanie najwazniejszych informacji zawartych w tych materiatach.

Terapie zaawansowane, znane jako produkty lecznicze terapii zaawansowanej, to innowacyjne
leki oparte na genach, komoérkach lub tkankach. Terapie te stanowig odpowiedZ na niezaspoko-
jone dotychczas potrzeby medyczne, miedzy innymi w obszarze onkologii oraz choréb rzadkich.

W tym miejscu wtracenia wymaga, ze choroba rzadka to choroba, ktora wystepuje z czesto-
Scig nizszag niz 1 na 2 tys. os6b i chociaz kazda z chordb rzadkich wystepuje naprawde rzadko,
to jednak relatywnie duza liczba sprawia, ze dotycza one 6-8% populacji. Wedlug bardzo szacun-
kowych danych w Polsce sg okolo 2-3 mln os6b chorujacych na te choroby.

Agencja Badan Medycznych, §ledzac globalne trendy w tym zakresie, oglosila konkursy
zaré6wno na niekomercyjne, jak i komercyjne badania kliniczne dedykowane rozwojowi
terapii zaawansowanych. W ramach niekomercyjnych badan klinicznych nakierowanych na rozwaj
produktéw leczniczych terapii zaawansowanej, ABM finansuje projekty ukierunkowane na opra-
cowanie nowych terapii, takich jak terapie komérkowe — komoérki CAR-T — wykorzystywane
w leczeniu onkologicznym.

Realizowane przez beneficjentéw projekty dotycza wykorzystania tych zaawansowanych
technologii zaréwno w onkologii, jak i we wskazaniach innych niz onkologiczne. Wérod wskazan
onkologicznych szczegblnego podkreslenia wymaga badanie CARMEN. Chcialabym wskazac,
ze celem tego badania jest ocena wykonalno$ci oraz uzytecznosci klinicznej limfocytow CAR-T
anty-CD19 dostepnych jako produkt wytwarzany lokalnie w Regionalnym Centrum Krwiodaw-
stwa i Krwiolecznictwa w Poznaniu. Badanie jest prowadzone u doroslych chorych z nawroto-
wymi/opornymi chloniakami nieziarniczymi z limfocytow B.

Projekt obejmuje populacje o najwyzszych niezaspokojonych potrzebach klinicznych, a jedno-
cze$nie opiera sie na metodzie leczenia, ktora, zgodnie z danymi literaturowymi, zapewnia
najwyzsze odsetki odpowiedzi w tej grupie chorych. Projekt z perspektywy naukowej, kliniczne;,
a takze systemowej, charakteryzuje sie wysoka innowacyjnoscig. Nalezy w tym miejscu podkre-
§li¢, ze w projekcie podano pierwsze w Polsce wytworzone niekomercyjnie komorki CAR-T
w terapii chloniaka, co zostalo odnotowane jako wydarzenie przetomowe dla calego systemu
ochrony zdrowia. Produkcja komoérek trwa 14 dni, a cata procedura od pobrania komoérek
od pacjenta do ich ponownego podania 21 dni.

Badania niekomercyjne zakladajace podanie produktéw leczniczych terapii zaawansowanych
we wskazaniach innych niz onkologiczne, ktoére réwniez sg prowadzone — konkursy zostaty
ogltoszone przez ABM - to miedzy innymi: badanie FootCell dotyczace leczenia przewleklych
ran w zespole stopy cukrzycowej; badanie dotyczace oceny wptywu komérek MSC, to znaczy
komérek znajdujacych sie w pepowinie, w leczeniu zwlokniajacych §rodmiazszowych choréb
pluc, a takze projekt porownujgcy skuteczno§¢ auto- i allogenicznych mezenchymalnych komoérek
stromalnych w gojeniu przetok odbytu powstatych w przebiegu choroby Le$niowskiego i Crohna.

Nalezy w tym miejscu podkreslic, ze w celu poprawy bezpieczenstwa biotechnologicznego ABM
wsparla rowniez przedsiebiorcow dzialajacych na terenie kraju. Wsparta ich w rozwoju ich dzia-
talno$ci w konteks$cie opracowania innowacyjnych rozwigzan opartych na nowych czasteczkach.
Wylonione do dofinansowania projekty komercyjne dotycza miedzy innymi terapii zaawanso-
wanych i lekéw biologicznych, a ich celem jest zwiekszenie dostepnosSci innowacyjnych terapii
dla pacjentéw onkologicznych. W tym zakresie mozna wymienic projekty, takie jak opracowanie
produktu leczniczego dla terapii nawrotowych i opornych postaci szpiczaka plazmocytowego,
a takze opracowanie terapii celowanej genowej ex-vivo allegonicznych limfocytéw efektorowych
z krwi pepowinowej w leczeniu choréb nowotworowych uktadu krwiotworczego. We wskazaniach
innych niz onkologiczne nalezy przytoczy¢ projekt dotyczacy przelomowej terapii sktadajacej sie
miedzy innymi z namnozonych limfocytow regulatorowych, stosowanej u dzieci z rozpoznaniem
cukrzycy przedobjawowej, ktora bedzie mogla prowadzic¢ nie tylko do spowolnienia, lecz nawet
do zatrzymania procesu zaburzenia ukladu immunologicznego.

I.P.
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Ponadto Agencja Badan Medycznych finansuje projekty skupiajace sie na rozwoju lekow biolo-
gicznych, czyli produktow leczniczych wytwarzanych metodami biotechnologicznymi z zywych
organizmoéw, komorek, bakterii lub drozdzy, zawierajacych substancje czynne. W tym miejscu
chciatabym wskaza¢ miedzy innymi: projekty dotyczace opracowania innowacyjnego celowanego
produktu leczniczego, ktéry ma stuzyé do celowanej terapii genowej dla pacjentéw z guzami
litymi; badanie kliniczne pierwszej fazy funkcyjnego biatka o dualnym mechanizmie przeciw-
nowotworowym, ktéry mégtby potencjalnie by¢ wykorzystywany w szczegdlnosci w leczeniu
guzéw ukladu pokarmowego; projekt, ktorego celem jest rozwdj nowej strategii leczenia ostre;j
biataczki szpikowej u pacjentéw z nawrotowa/oporna na leczenie ostra bialaczka szpikowa,
a takze projekt, w ramach ktérego rozwijane jest przeciwcialo anty-CD89 w leczeniu choroby
rzadkiej linijnej IgA dermatozy pecherzowej. Przeciwcialo to potencjalnie mogloby by¢ stosowane
takze u pacjentéw z wieloma innymi chorobami autoimmunologicznymi, m.in. reumatoidalnym
zapaleniem stawow, chorobg Crohna, a takze tuszczyca. Dziekuje bardzo.

Oddaje glos panu przewodniczacemu i ewentualnie, jezeli pan przewodniczacy by sie
zgodzil, to rowniez panu Ireneuszowi Staroniowi pelnigcemu obowigzki prezesa Agencji
Badan Medycznych.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):

Dziekuje bardzo pani dyrektor. Oczywiscie, pana prezesa zaprosiliémy, zeby przedstawit informacje.
Panie prezesie, bardzo prosze.

Zastepca prezesa do spraw finansowania badan Agencji Badan Medycznych Ireneusz Staron:

Dzien dobry panstwu. Bardzo dziekuje za zaproszenie.

Ministerstwo Zdrowia przedstawilo bardzo szczegotowg informacje na temat projektow finan-
sowanych przez Agencje Badan Medycznych. To co ja moge dodag, to troche liczb, dlatego ze tych
projektow rozwijajacych technologie CAR-T mamy sze§¢, w tym dwa realizowane sg ze §rodkow
Krajowego Planu Odbudowy. L.aczna warto$é tego wsparcia w ramach zakontraktowanych
umoéw to jest 276 mln z1. Cztery projekty obejmujg badania kliniczne z udzialem pacjentow.
Lgcznie planowane jest objecie nimi 104 oséb. Ze wzgledu na pewien porzadek i na to, ze jest
transkrypcja tego spotkania, to moze przytocze te projekty, ktore sg finansowane i podam tez
kwoty, jakimi te projekty sg objete.

Pierwszy projekt to jest ,,Opracowanie produktu leczniczego opartego o modyfikowane
genetycznie limfocyty T dla terapii nawrotowych i opornych postaci szpiczaka plazmocyto-
wego: od produkcji wektora DNA z receptorem CAR po badania I/II fazy”. Tutaj beneficjentem
jest Centrum Transferu Technologii Meditransfer, ale w konsorcjum z Dolnoslaskim Centrum
Onkologii, Pulmonologii i Hematologii we Wroclawiu oraz Instytutem Immunologii i Terapii
Doswiadczalnej PAN - kwota wsparcia ponad 51 mln. Planowana liczba uczestnikéw to 40. Tutaj
planujemy badanie kliniczne fazy I/11.

Drugi projekt. To jest projekt Warszawskiego Uniwersytetu Medycznego. Mamy tutaj
»Zastosowanie limfocytow CAR-T antyCD19 w leczeniu doroslych chorych na nawrotows i oporng
ostrg biataczke limfoblastyczng”. Tutaj tez mamy ,,Badanie kliniczne fazy I/II”. Kwota ponad
17 mln. Planowana liczba uczestnikow 20.

Kolejny projekt, to jest ,,Opracowanie celowanej terapii genowej ex-vivo allogenicznych limfo-
cytow efektorowych z krwi pepowinowej w leczeniu choréb nowotworowych uktadu krwiotwor-
czego dla populacji Polski”. Kwota wsparcia to 20 mln, 14 uczestnikéw — 14 pacjentéw plano-
wanych do wlgczenia. ;

Kolejny projekt to jest projekt Uniwersytetu Medycznego im. Piastow Slaskich we Wroctawiu.
Tutaj mamy tytul angielskojezyczny ,,Development of an optimal strategy for the production and
administration of CAR-T lymphocytes in adults and children with B-cell non-Hodgkin lymphomas
and acute lymphoblastic leukemia”. Tak wiec dwa wskazania. Kwota 15 mln, 30 uczestnikéw.

I dwa projekty z KPO - zeszloroczne rozdanie Krajowego Planu Odbudowy — ,Immunote-
rapia adoptywna CAR-T w leczeniu przewodowego raka trzustki: przeprowadzenie fazy rozwo-
jowej badanego produktu leczniczego terapii zaawansowanej”. Uniwersytet Jagiellonski, Colle-
gium Medicum. Kwota 11 mln. Tutaj mamy badania przedkliniczne.

Drugi projekt, ,,TACTIC - Terapie komérkowe TCR-T i TCR based CAR-T: nowe mozliwosci
w leczeniu ostrej biataczki szpikowej”. Tutaj mamy Instytut Immunologii i Terapii Do§wiad-
czalnej PAN. Kwota 15 mln. Mysle, ze na tym skoncze.
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Natomiast chcialbym podkreslié jeszcze jedng rzecz, ktorg zauwazyliSmy podczas reali-
zacji projektow. Pacjenci, ktorzy biorg udziat w tych eksperymentalnych, innowacyjnych terapiach,
w przypadku wykazania braku ich efektywnosci — wiemy, to jest caly czas eksperyment — nie moga
wroécié do programu lekowego i kontynuowac leczenia w ramach programu lekowego. By¢ moze
to tez jest temat do dyskusji, czy w przyszlosci to nie bedzie powodowalo, ze che¢ wziecia udziatu
w eksperymentalnej terapii bedzie mniejsza. Bardzo dziekuje i jestem do panstwa dyspozycji.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Dziekuje bardzo, panie prezesie.
Otwieram dyskusje. Porzadek przewiduje, ze pierwszy glos majg parlamentarzysci, p6zniej
oczywiscie strona spoleczna i eksperci.
Prosita o glos pani profesor, pani poset Chybicka. Bardzo prosze, pani poset.

Posel Alicja Chybicka (KO):
Dziekuje, panie przewodniczacy.

Szanowni panstwo, milo byto stuchaé tego, ile grantéw opartych na terapii genowej, immu-
noterapii w Polsce w tej chwili sie robi. Tak wiec gratulacje dla Agencji Badan Medycznych,
bo to jest na pewno bardzo potrzebne.

My byliSmy w Polsce pionierami jako klinika Przyladek Nadziei w terapii genowej CAR-T
cells, ktora poczatkowo byla robiona z pieniedzy zbieranych na ulicy. To znaczy, cala procedura
byla robiona w klinice, ale komoérki pobrane od dziecka lecialy do Ameryki, za co Stany Zjed-
noczone sobie zyczyly 1,2 do 1,3 mln od kazdego dziecka. Tak poszla dziesigtka dzieci, a teraz
jest procedura. I to mnie wlaénie zmrozito. Co to znaczy? Czy jesli ktores z dzieci pdjdzie pana
grantem z Agencji Badan Medycznych i co$ sie nie uda, to juz nie moze mie¢ refundacji? Nie
zrozumialam zupelnie tego, co pan powiedzial.

Zastepca prezesa do spraw finansowania badan ABM Ireneusz Staron:
Tak. Doktadnie tak jest.

Posel Alicja Chybicka (KO):

Naprawde? Czyli, krotko mowiac, sprawa jest do przemyslenia dla pana profesora Krzysztofa
Kalwaka, ktory na pewno wie, co powinien robic¢, bo niestety u niektorych dzieci on powtarzat
te terapie, bo tak bylo trzeba. Pewnie panstwo to wiedza, bo ja juz to méwilam, ze efektem zasto-
sowania CAR-T cellsow jest to —jest refundacja dla tej procedury u dzieci w ostrej biataczce limfo-
blastycznej — ze w roku 2023 Polska byla w Europie pierwsza w eveni-free survival, czyli czasie
przezycia wolnym od zdarzen. Tak sie poréwnuje wyniki w poszczegélnych krajach. A w roku 2024
byla na miejscu pierwszym na §wiecie. To jest na pewno efekt tego, ze wlagnie Wroctaw sie
podjal, na poczatku sam, bo teraz robi dla dzieci jeszcze Poznan i moze jeszcze sie dolaczyt
ktorys z osrodkéw przeszezepowych dzieciecych, tego nie wiem, ale chodzi o to, ze wszystkie
20 osrodkéw na tyle wspolpracuje, ze kazdy, kto miat takie dziecko, to je przystat i profesor Kalwak
te terapie genowg zrobil. Dlatego te wyniki z takich, ktére juz byly wysokie, podniosly sie o te
dzieci, ktore byly skazane na $émieré. Tak wiec ja gratuluje i mam nadzieje, ze to nie bedzie tak...

Ja powiem panstwu, ze terapia genowa, ktora jest w SMA, jest terapig oparta na antysensach.
Autorem antysensow jest miedzy innymi, bo mial jeszcze wspoélpracownika za granica, profesor
Stec z Lodzi, ktérego ja znam. Wyobrazcie sobie, nikt nie wdrozy! tej procedury, zadna firma
w Polsce. Jak pan widzi — to jest wlasnie pytanie, ktore miatam na poczatku, bo to drugie
to po panstwa wypowiedzi mi sie nasuneto — wdrozenie potem tego do zycia, jesli wyniki wyjdg
pozytywnie, tak jak u profesora, ktory wymyslit te antysensy i prosit, blagatl, latal... To bylo
dawno i pamietam, jak musialam w Niemczech kupowaé antysensy dla jednego z dzieci, nie
z SMA, tylko z inng choroba, gdzie byly wskazania do terapii. Tez terapii genowej, tylko hamu-
jacej dany, niedobry gen.

Jak pan to widzi? Czy w ogéle myslicie o tym, zeby to znalazlo implikacje praktyczna? Teraz
pan profesor Wrébel sam wyprodukowat —to pan pewnie lepiej ode mnie wie — CAR-T cellsy dla
dorostego siedemdziesiecioparolatka, ale gdy skoniczy sie ten grant, to co dale;.

Zastepca prezesa do spraw finansowania badain ABM Ireneusz Staron:
To ja powiem tak. Jezeli juz udato sie doprowadzi¢ do badania...

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Panie prezesie, ja pozwole sobie mimo wszystko prowadzi¢ to nasze spotkanie...
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Zastepca prezesa do spraw finansowania badain ABM Ireneusz Staron:
Bardzo przepraszam, oczywiscie. Myslatem, ze to jest pytanie do mnie.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Bardzo prosze, glos ma pan prezes.

Zastepca prezesa do spraw finansowania badan ABM Ireneusz Staron:
Przepraszam jeszcze raz. Juz odpowiadam.

Jezeli udalo sie przygotowac¢ w ramach standardu dobrej praktyki wytwarzania (GMP)
produkty lecznicze terapii zaawansowanej i podac pacjentom i pacjenci maja z tego korzy§é, jest
okreslona skuteczno$é, jest potwierdzone bezpieczenstwo, to od tego momentu do komercjalizacji,
czyli do wprowadzenia tego w postaci produktu leczniczego na rynek, jest juz naprawde blisko.
Myséle, ze sukces chociazby CARMEN pokazuje, ze ta komercjalizacja jest naprawde bardzo
na wyciagniecie reki, natomiast beneficjentem oczywiscie jest jednostka, ktéra prowadzi
to badanie, a wiec nie Agencja Badan Medycznych. My bedziemy oczywiScie wspierac jednostke
w kontekscie dalszej komercjalizacji, rozwoju danej technologii i wydaje sie nam, ze to jest realne
i oczywiscie mozliwe.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Dziekuje bardzo.
Pan poset, pan doktor Czestaw Hoc.

Posel Czestaw Hoc (PiS):
Dziekuje bardzo.

Oczywiscie z wielkg uwagg sluchali§my panstwa i mozna odnie§¢ wrazenie, ze jest dobrze
w tej naszej przelomowej, rewolucyjnej terapii, immunoterapii czy tez tej technologii CAR-T cells.
Natomiast jezeli sie orientuje —albo prosze mnie sprostowaé — w Polsce bedzie okolo 16 oérodkéow,
ktore prowadza te terapie, miedzy innymi nasz oSrodek Pomorskiego Uniwersytetu Medycznego,
Klinika Hematologii i Transplantologii Szpiku w Szczecinie.

Ta terapia jest na §wiecie juz od 2012 r. Po raz pierwszy zostala zrealizowana z wielkim
powodzeniem u dziewczynki chorujacej na ostrg biataczke limfoblastyczna. W Polsce dopiero
niedawno...

Wiasnie, w 2020, i pani profesor mowi, ze jesteSmy pierwsi w Europie w aspekcie tej terapii
i technologii CAR-T. To byloby §wietnie, ale czy pan to potwierdza?

Po drugie, pamietam, ze jeszcze niedawno, zeby dokona¢ transformacji tych limfocytow,
to wysytano albo do Holandii, albo do Stanéw Zjednoczonych. Caly koszt tej operacji, jak pani
profesor wspomniata, to jest 1,3-1,5 mln zt i to jest refundowane w Polsce. Jednak dzieci z ostrg
biataczka limfoblastyczna jest o wiele wiecej, niz panstwo podajecie, tym bardziej ze jeszcze chto-
niaki wchodza w gre. Chloniaki z duzych komoérek, na przyktad B, tez sg w tej terapii. Natomiast
dotychczas szpiczak plazmocytowy chyba nie byt w tej terapii, a panstwo méwicie, ze jest. Jesli
tak jest, to prosze mi to powiedzie¢, bo wiem, ze jeszcze kilka miesiecy temu kliniki albo eksperci
upominali sie o terapie CAR-T wlasnie w szpinaku mnogim, w szpiczaku plazmocytowym. Jesli
tak jest, to fajnie. Natomiast jesli chodzi o tak zwane pancerne CAR-T, ktore dotychczas czesto
nie byly stosowane w guzach litych, czy w Polsce ta innowacyjna terapia tez juz jest rozwijana
albo moze stosowana, bo odniostem wrazenie, ze naprawde tutaj duzo sie robi, ale czy w prak-
tyce tak jest, jak panstwo tutaj mowicie?

Co tu sobie zapisalam jeszcze? Aha, zrozumialem, ze juz chyba nie wysylacie do Stanéw Zjed-
noczonych ani do Holandii, ani do Niemiec, bo produkt jest juz lokalnie w Poznaniu i Wroctawiu.
Czy to jest prawda? Czyli w takim razie obnizyliScie koszty tej refundacji... To znaczy, refun-
dacji moze nie, ale czy obnizy! sie w takim razie koszt, je§li robimy to w Polsce, a nie wysytamy
juz za granice? To jest bardzo istotna informacja. Prosze to potwierdzié, bo byloby to bardzo
pozytywnie odebrane przez nas i mysle, ze przez caly §wiat naukowy. Chodzi o ekspertow
i cala medycyne. Dziekuje na razie.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Dziekuje bardzo. Wedlug mojej wiedzy, w Polsce pacjentowi po raz pierwszy te terapie CAR-T
opracowano i wyprodukowano w Poznaniu chyba w 2025 r.
Czy ktos$ z panstwa mogtby panu postowi odpowiedzie¢ na pytania? To bardzo prosze.
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Zastepca prezesa do spraw finansowania badan ABM Ireneusz Staron:
W zwiazku z tym, ze pan poset kierowal do mnie te pytania, jak rozumiem, to ja tylko potwierdze,
ze Agencja Badan Medycznych finansuje eksperymenty medyczne, niekomercyjne badania
Kliniczne i komercyjne badania kliniczne, wiec my nie finansujemy, nie zajmujemy sie refundacjg
produktéw leczniczych. Mamy informacje, ze kilka produktow leczniczych jest w refundacji
w programach lekowych, natomiast tutaj kieruje swojg uwage do reprezentantek Minister-
stwa Zdrowia.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Bardzo prosze przedstawic sie do mikrofonu do protokotu. Dobrze?

Zastepca dyrektora Departamentu Polityki Lekowej i Farmacji Ministerstwa Zdrowia
Martyna Kosmal:
Panie przewodniczacy, szanowni panstwo, Martyna Kosmal, zastepca dyrektora Departamentu
Polityki Lekowej i Farmacji. Z uwagi na to, ze my jesteSmy odpowiedzialni za refundacje syste-
mowa, zarowno za ratunkowy dostep do technologii lekowej (RDTL), jak i to, ze powstaje nowy
subfundusz, ktory miatby finansowac u dzieci terapie zaawansowana, to moze pokrotce, tytulem
uzupelnienia wiedzy, przekaze jeszcze kilka informacji w tym zakresie.

Jezeli chodzi o ratunkowy dostep do technologii lekowej, to oczywiScie mozliwe jest takie
finansowanie lekéw niepodlegajacych finansowaniu ze Srodkéw publicznych w danym wska-
zaniu na potrzeby pacjentow, u ktorych w toku dotychczasowego leczenia zostaly wyczerpane
juz wszystkie metody lecznicze. Ta terapia rowniez musi by¢ dopuszczona do obrotu na teryto-
rium Polski lub pozostawac w obrocie. Ten produkt musi byé dostepny na rynku, jak réwniez
musi sie nie znajdowac na liScie niepodlegajacych terapii finansowanych w ramach RDTL, ktora
jest publikowana przez ministra zdrowia.

Mozliwosé ubiegania sie o finansowanie lekow w ramach RDTL dotyczy obecnie szpitali trze-
ciego stopnia oraz szpitali ogolnopolskich onkologicznych, pulmonologicznych oraz dzieciecych.
Oczywiscie warunkiem uzyskania zgody na finansowanie leku w ramach RDTL jest uzyskanie
przez §wiadczeniodawce opinii konsultanta wojewddzkiego lub konsultanta krajowego w dzie-
dzinie medycyny wlasciwej ze wzgledu na chorobe pacjenta. Tutaj podkre§lenia wymaga fakt,
ze w ramach RDTL nie sg finansowane zadne produkty lecznicze wykorzystujace technologie
CAR-T. Brak zgdd w latach od 2021 r. do 2025.

Przechodzac natomiast do refundacji systemowej, czyli nie tej indywidualnej na pacjenta,
tylko dotyczacej wszystkich pacjentéw leczonych w Polsce, to terapia CAR-T zostala objeta
refundacjg po raz pierwszy od 1 wrzesnia 2021 r. w ramach programu B.65. To jest leczenie
chorych na ostra bialaczke limfoblastyczna.

Aktualnie w ramach refundacji systemowej w katalogu programéw lekowych objete refun-
dacja sg trzy produkty lecznicze CAR-T. Jest to produkt. Jest CAR-T w dwdch wskazaniach
w ramach programu lekowego B.12 — leczenia chorych na chtoniaki B-komérkowe oraz terapie
Kymriah i Tecartus, zaréwno w tym programie lekowym B.12, jak i B.65 leczenia chorych na ostrg
bialaczke limfoblastyczng. Refundowane terapie CAR-T muszg by¢ podawane w wykwalifiko-
wanym osrodku posiadajgcym certyfikacje podmiotu odpowiedzialnego, zgodnie z wymogami
Europejskiej Agencji Lekow (EMA) oraz akceptacjg Ministerstwa Zdrowia po pozytywnej
opinii Krajowej Rady Transplantacyjnej odnos$nie do pobierania i wykorzystania autologicz-
nych limfocytow.

Szanowni panstwo, odnoszac sie jeszcze do leczenia chorych na szpiczaka plazmocytowego —
bo tutaj tez padalo to wskazanie — niedawno zostat ztozony wniosek o objecie refundacjg terapii
Carvykti i jest on w ramach procedowania. To jest program lekowy wlasnie B.54. Tak wiec
ta terapia jest w procesie. Decyzja zostanie wydana przez ministra zdrowia po przejsciu calej
procedury refundacyjnej.

Tutaj tez warto dodac, ze aktualnie liczba pacjentow korzystajacych z tych refundowanych
terapii CAR-T z roku na rok sie zwieksza. W 2023 r. byto 91 pacjentow objetych refundacjg tych
trzech terapii. W 2024 liczba pacjentéw wzrosla o ponad 50% — to bylo 138 pacjentow. Obecnie
leczonych jest 155 pacjentow, to znaczy miato podang jednorazowo terapie CAR-T. Mamy juz dane
z Narodowego Funduszu Zdrowia za niepelny rok 2025. Od stycznia do pazdziernika wydatko-
wano na te refundacje 200 min zt.

Odniose sie jeszcze do podania CAR-T pacjentom w ramach refundacji. Po terapii CAR-T,
ktora byta podana w ramach finansowania ABM - tutaj pytali panstwo o to — to aktualnie taka
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mozliwos¢ by byla, w pierwszym przypadku, w ramach refundacji systemowej, jezeli podmiot
odpowiedzialny, wnioskodawca by zlozyl taki wniosek o refundacje. Czyli to by musiat by¢
wniosek, gdy terapia ta jest zarejestrowana i umieszczona w charakterystyce produktu leczni-
czego, do podania ponownie CAR-T po nieskutecznosci CAR-T, co jak wiemy jest bardzo mato
prawdopodobne w przyszloci.

Druga mozliwoécia jest art. 40 ustawy o refundacji, ktéry méwi o objeciu refundacja terapii
we wskazaniach pozarejestracyjnych, czyli off-label. Natomiast, zeby te terapie mogly by¢ finan-
sowane poza wskazaniami rejestracyjnymi, konsultant krajowy musialby przediozyc do Departa-
mentu Polityki Lekowej i Farmacji wniosek o leczenie takich pacjentow. Nastepnie ten wniosek bytby
przekazany do zaopiniowania Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMiT),
potem zostataby wydana decyzja przez ministra zdrowia, natomiast to jest poza wskaza-
niami rejestracyjnymi. Wtedy, jezeli taka decyzja by byta wydana, to taka terapia moglaby off-label
znalez¢ sie w programie lekowym, czyli ponowne podanie CAR-T dla tych pacjentow.

Mysle, ze jeszcze warto powiedzie¢ o nowym subfunduszu. W ramach nowelizacji ustawy
o Funduszu Medycznym zostal utworzony nowy subfundusz dotyczacy wtasnie leczenia
choréb rzadkich u dzieci. Zapewnia on dzieciom do ukonczenia 18. roku zycia, cierpigcym
na choroby rzadkie, dostep do finansowania produktow leczniczych terapii zaawansowanych
ze srodkéw publicznych, ktére dotychczas nie byly finansowane. Bedg podane jednorazowo
w leczeniu szpitalnym.

To leczenie mozliwe jest w przypadku spelnienia tacznie nastepujacych trzech warunkow:
uzyskania przez §wiadczeniodawce pozytywnej opinii konsultanta wojewddzkiego lub konsultanta
krajowego, wyczerpania u danej osoby wszystkich mozliwosci do zastosowania w danej jedno-
stce chorobowej mozliwosci leczniczych finansowanych ze Srodkéw publicznych i trzeci, to jest
dopuszczenie produktu do obrotu tej terapii zaawansowanej. W tym subfunduszu taczna wysokosé
dotacji w danym roku nie moze przekraczac¢ kwoty 250 mln. Tam jeszcze wartoS¢ kwoty bedzie
podlegata corocznej waloryzacji o §rednioroczny wskaznik cen towaréw i ustug konsumpcyjnych.
Mysle, ze to sa najwazniejsze informacje.

Sa jeszcze wyszezegolnione dostepne w Polsce produkty z tej grupy terapii zaawansowane;.
To sg wlasnie terapie CAR-T, MSC, czyli mezenchymalne komoérki macierzyste, moga by¢ limfo-
cyty cytotoksyczne przeciwwirusowe i produkty do terapii genowej CTL, ktore rozpoznajg anty-
geny na powierzchni komérek nowotworowych. Dziekuje.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):

Dziekuje bardzo.
Pani chciataby uzupetnié. Bardzo prosze.

Zastepca dyrektora departamentu MZ Katarzyna Galas:

Doktadnie. Ja bym chciala jeszcze uzupetni¢ odpowiedz odnosnie do pierwszej czesci pytania
pana posta Hoca. To znaczy pan pytal o badania dotyczace i szpiczaka, i guzoéw litych, wiec
chciatabym jeszcze uzupelnié swoja wezesniejszg wypowiedz o to, na jakim etapie sg te badania.

Oto6z pierwsze badanie to jest badanie komercyjne, projekt dofinansowany przez Agencje
Badan Medycznych. Projekt dotyczy opracowania produktu leczniczego opartego na modyfi-
kowanych genetycznie limfocytach T dla terapii nawrotowych i opornych postaci szpiczaka
plazmocytowego: od produkcji wektora DNA z receptorem CAR po badania I i II fazy. Pan prezes
tez o tym badaniu wspominat.

Ja chcialabym jeszcze dodaé, ze ten projekt, ktory zaklada stworzenie odmiennej od dostep-
nych obecnie konstrukcji CAR-T, jest aktualnie na etapie prac przygotowawczych. To znaczy,
badanie kliniczne ma sie dopiero rozpoczgé. Natomiast zastosowanie tych konstrukeji CAR-T
jest przewidziane takze w innych typach nowotworéw, w tym wiasnie w guzach litych.

Jeszcze jedno badanie. To jest projekt dofinansowany w ramach lekow biologicznych. Celem
tego projektu jest opracowanie innowacyjnego celowanego produktu leczniczego stosowanego
w leczeniu raka na bazie kwaséw nukleinowych i doprowadzenie go do badan klinicznych pierw-
szej fazy typu first-in-human, czyli pierwsze zastosowanie u czlowieka. Ten produkt ma stuzyé
do celowanej terapii genowej dla pacjentéw z guzami litymi — wladnie to jest to, o co pytal pan
poset — natomiast aktualnie beneficjent kontynuuje realizacje badan przedklinicznych zgodnie
z harmonogramem projektu. Czyli w uzupelnieniu tego, co powiedzialam na wstepie, te badania
sg na razie w poczatkowej fazie. Dziekuje.
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Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Dziekuje bardzo.
Swoje watpliwoéci chcialby jeszcze wyrazié pan posel Hoc. Prosze.

Posel Czestaw Hoc (PiS):
Dziekuje bardzo za odpowiedZ. Pierwsza taka konstatacja, ze w takim razie szpiczak plazmo-
cytowy jeszcze nie jest w terapii CAR-T cells. Wydawalo sie na podstawie panstwa wypowiedzi,
ze tak jest, a to dopiero sg badania. Oczywiscie te badania sg bardzo potrzebne i wrecz innowa-
cyjne, ale to caly czas tylko badania i przyszlo$ciowe kwestie.

Druga moja konstatacja, czy tez watpliwos¢. Mowilem, ze je§li produkt jest juz dostepny
lokalnie, te modyfikowane genetycznie limfocyty, to czy dalej wysylamy za granice limfocyty T do
tej genetycznej modyfikacji, czy juz robimy to w Polsce? Nie wyjasniliScie albo nie odpowiedzie-
liscie panstwo na to.

Jeszcze trzecia watpliwo§é albo moze pytanie, kwestia dzialan niepozadanych, neurotoksycz-
noéci, kardiotoksycznosci czy tez wylewu cytokin itd. Czy obserwujecie panstwo co$ takiego, czy nie?

Nastepna sprawa albo nastepna kwestia. Jesli rzeczywiscie jest 15 czy 16 osrodkéw w Polsce,
ktore stosujg technologie CAR-T cells, a jest praktycznie tylko 155 pacjentow chorych na ostrg
biataczke limfoblastyczna dzieci, na chloniaki, te dwa rodzaje chloniakow — na pewno jest wiecej
takich pacjentow w Polsce — czy macie ograniczenia albo czy sa powazne ograniczenia, czy tez
kazdy oérodek, ktory zglosi zapotrzebowanie na technologie CAR-T ma zapewniong realizacje?
Myséle, ze tyle na razie. Jeszcze raz dziekuje.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Dziekuje bardzo.
Czy kto$ z panstwa méglby...

Posel Czestaw Hoc (PiS):
A, jeszcze — nie ma tutaj potrzeby oméwienia RDTL, dlatego ze RDTL nie wchodzi w aspekty
technologii CAR-T cells.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Czy pan prezes chcialby odpowiedzie¢?

Zastepca prezesa do spraw finansowania badain ABM Ireneusz Staron:
Potwierdzam, ze caly proces wytworczy jest zorganizowany na terenie naszego kraju, wiec nie
wysylamy niczego za granice. Chyba w jednym przypadku mamy wytwarzanie na podstawie
licencji zagranicznej, ale caly czas méwimy tutaj o akademickich projektach.
Natomiast jezeli chodzi o profil bezpieczenstwa, to z informacji, ktore dostajemy od benefi-
¢jentéw — prosze pamietac, ze to badanie trwa, wiec pelny profil bezpieczenstwa bedzie znany
na zakonczenie badan — ten profil bezpieczenstwa jest bardzo dobry.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Dziekuje bardzo.
Pani profesor Chybicka, bardzo prosze.

Poset Alicja Chybicka (KO):
Dziekuje bardzo.

Ja chciatabym dopytaé, bo chyba nie zrozumiatam dobrze. Czy ten subfundusz medyczny
na wysoko§¢ 250 mln dla choréb rzadkich oznacza, ze je§li w Stanach Zjednoczonych jest jakis
lek, na przyklad terapii genowej dla polskiego dziecka chorego na chorobe rzadka i jest zatwier-
dzony na przyklad juz przez EMA, albo nie jest, to mozna sie zwréci¢ do tego subfunduszu
o finansowanie czy nie? Czy to dotyczy tylko tych badan, ktére sg robione? Wszystkie te produkty,
ktoére pani wymienila, sg w tych badaniach tutaj zawartych, a mnostwo dzieci w Polsce krazy
po calej Polsce z chorobami rzadkimi, podczas gdy sg nowe terapie dostepne w réznych krajach,
w Chinach, ale trzeba za to zaplaci¢, i to niemale pienigdze. To sg koszty w milionach ztotych
i nie takie male jak w CAR-T cellsach, czyli 1,2 mln, tylko to jest 10, 15, 18 mln, réznie. Czy to jest
mozliwe, czy nie?

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Bardzo prosze.
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Zastepca dyrektora departamentu MZ Martyna Kosmal:
Juz odpowiadam, dziekuje.

Tak, to jest niezalezna Sciezka dodatkowych §rodkow, niezalezna od badan. Tylko ta terapia
musi by¢ dopuszczona do obrotu — tak jak powiedziatam, jako terapia zaawansowana — przez
Unie Europejska albo centralnie w Polsce. Wtedy taki podmiot odpowiedzialny moze ubiega¢ sie
o refundacje dla danego pacjenta. To jest maksymalnie 250 mln na rok na wszystkie terapie.
Dodatkowo musi by¢ ta opinia konsultanta wojewddzkiego lub krajowego, jak powiedziatam,
1 muszg zostac dotychczas wyczerpane wszystkie mozliwosci terapeutyczne. Wtedy to jest wiasnie
taki subfundusz dla dzieci z chorobami rzadkimi, tylko do podania terapii zaawansowanych
jednorazowo w warunkach szpitalnych. Dla tych, ktére nie mialy weze$niej podanej tej terapii.
To jest niezalezne od tych badan klinicznych, ktére sg teraz prowadzone.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Dziekuje bardzo. Czy to znaczy, ze ten fundusz juz funkcjonuje, czy on dopiero bedzie... Méwie
o subfunduszu.

Zastepca dyrektora departamentu MZ Martyna Kosmal:
Dopiero od 1 stycznia br. zostalo to zatwierdzone, natomiast on jeszcze nie funkcjonuje.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Dziekuje bardzo.
Jeszcze nieustepliwy pan poset Hoc.

Posel Czestaw Hoc (PiS):

Jedno pytanie, jakby poszerzajac pytanie pani profesor. To w takim razie, jesli to subfundusz
choréb rzadkich, czy panstwo bedziecie realizowac terapie w zakresie dystrofii mieéniowej Duchen-
ne’a, bo praktycznie prawie cala Polska zbiera sie na terapie najdrozszego teraz leku Swiata.
Kiedys to byta Zolgensma w SMA — 9,5 mln - a teraz praktycznie 16,5 mln kosztuje ten nastepny
lek w terapii genowej. Jesli tak, to prosze powiedziec.

Natomiast czy znane sg pafnstwu najnowsze doniesienia o bezpieczenstwie tego leku
w Ameryce? Agencja Zywnosci i Lekéw (FDA) pono¢ to zawiesila, ale my§le, ze panstwo chyba
wiecie o tym, jaki jest teraz status tego leku i czy rzeczywiScie opracowujecie taka mys§l, zeby
leczenie dystrofii miesniowej Duchenne’a refundowaé w aspekcie pomocy w SMA, gdzie prak-
tycznie opanowali$my catkowicie te chorobe zapewniajac wszystkie trzy leki, ktore sg dostepne,
a wiec Zolgensme, Risdiplam i Nusinersen. Tutaj mamy braki totalne. Dziekuje.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Dziekuje bardzo.
Czy kto$ z panstwa?

Posel Czestaw Hoc (PiS):
Jeszcze powiem o subfunduszu choréb rzadkich, ze jego stworzenie bylo zainspirowane przez
pana prezydenta Karola Nawrockiego...

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Panie poSle, jestedmy na posiedzeniu podkomisji do spraw onkologii.
Pani posel, pani profesor Chybicka chciataby odpowiedzie¢ na te watpliwo§ci pana
doktora Hoca. Bardzo prosze. A pozniej przejdziemy do strony spolecznej.

Poset Alicja Chybicka (KO):
Ja moge powiedzie¢ tak, ze jesli chodzi o chorobe Duchenne’a, to ona dzieli sie na chorych, ktérzy
dopiero zachorowali i je§li zastosuje sie terapie... Jest takie jedno ramie w Stanach Zjednoczonych,
ja nie umiem go nazwac, ktore ma pozytywne wyniki. Nie mialo powiklan i te dzieci przez okres
czterech lat, bo tyle trwa do tej pory to badanie, majg sie dobrze, nie siadajg na wozek i wszystko
jest OK. To tez jest koszt 18 mln. Takich dzieci w Polsce pewnie troche mamy.

Jednak wiekszos¢ naszych polskich dzieci to niestety sa dzieci, ktore juz siedzg na wozku.
Niestety w przypadku tej grupy dzieci, krotko moéwige, amerykanska FDA zdjela rekomendacje,
z tego, co ja wiem, z tych ostatnich badan roku 2025. Czyli nie mozna zrefundowac niestety
wszystkim, ktorzy sie zwroca, ale by¢ moze w innych chorobach jest inaczej — w chorobie Retta.

Dla mnie jest to informacja $wieza, musze powiedzie¢. RzeczywiScie jest to od 1 stycznia.
Do tej pory nie bylo jeszcze posiedzenia Rady ds. Choréb Rzadkich, wiec mysle, ze wszyscy,
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ktorzy tymi chorobami sie zajmuja, nie wiedzg tego, ze mozna wystagpic o te refundacje, a ludzie
biegaja po Polsce i blagaja o pomoc. Wielokrotnie bytam w réznych programach, zeby im poméc,
bo kwota 18 min dla kazdego Polaka jest nie do przeskoczenia, naprawde...

Posel Czestaw Hoc (PiS):
A czy jest Givinostat, pani profesor, ktéry mozna stosowaé od 6. roku zycia dla dzieci, ktéore
jeszcze chodza, i tez nie wiem, dlaczego Ministerstwo Zdrowia nie realizuje tego...

Poset Alicja Chybicka (KO):
Nie umiem odpowiedzie¢...

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Panie poéle, wydawalo mi sie, ze ja prowadze te spotkanie, ale to sie wymyka spod kontroli. Pan
poset Hoc juz wiecej glosu nie zabierze, bo zdominowat...
Strona spoleczna, bardzo prosze.

Kierownik Zakladu Diagnostyki Molekularnej Swietokrzyskiego Centrum Onkologii w Kiel-
cach Artur Kowalik: ;
Dzien dobry, witam panstwa. Artur Kowalik, Swietokrzyskie Centrum Onkologii.

Chyba trzeba niektére rzeczy wyjasnic, bo mowimy o dwoch §wiatach. Jezeli chodzi o mody-
fikowanie komérek i produkty komercyjne, ktére subsydiuje polskie panstwo dla pacjentéw
polskich, to one sg modyfikowane przez firme farmaceutyczna, ktéra ten produkt sprzedaje.
To w tej chwili leci do Holandii czy do Niemiec. Do Stanéw chyba juz nie lata. Tak wiec tego nie
moze modyfikowaé w Polsce polskie laboratorium, bo to jest produkt totalnie przez nich robiony.

Natomiast to, co prezes Staron przedstawial, to sg badania naukowe, w przypadku ktérych
my musimy odrobi¢ lekcje, modyfikowac i prowadzi¢. Pierwszy pacjent wigczony we Wroctawiu
jest rowniez leczony w ramach badania naukowego. Tak wiec to sg rzeczy, ktore trzeba robié.

Druga sprawa jest taka, ze my, uczestniczgc w jednym z projektow ABM, kontynuujemy go
wlasnymi sitami i w ciggu prawdopodobnie kilku miesiecy bedziemy w koncu w stanie robié¢
wektory w standardzie GMP. Poklosiem jednego z projektéw ABM jest réwniez to, ze pozyska-
liémy $rodki z regionalnego funduszu europejskiego i bedziemy budowali, jak mozna powiedziec,
mini fabryke farmaceutyczng. Mam nadzieje, ze bedziemy whijali opate w koncu tego roku,
zeby mie¢ catg linie produkeyjna.

Sprawa wyglada tak, ze trzeba wiedziec jeszcze jedna rzecz, ze patentowos$c i wyscig o CAR-T
jest ogromny i patenty niektére rzeczy bardzo blokuja. My staramy sie skrocic czas dzieki Agencji
Badan Medycznych. Mamy takie mozliwoSci, zeby nadrobié¢ 30 lat tego, co sie w Stanach dzieje.
Ta wiedza jest opatentowana. Ja §ledze Carla June’a, wszystkich bogow tej terapii i oni przynaj-
mniej raz na dwa tygodnie puszczajg jakis patent. To jest po prostu fabryka patentéw. Naukowcy
dochodza do tych samych wnioskéw, ale jest bardzo ciasno, jest to patentowane. Tak wiec trzeba
przyznad, ze dzieki agencji jak gdyby to doganiamy. Trzeba przyznaé, ze dzieki agencji mamy
mozliwosci leczenia, terapii CAR-T.

Jesli chodzi w nowotwory hematologiczne, akurat B limfocyty sg na tyle wdziecznym celem,
ze mozna je zniszczy¢ i podawac przeciwciala, natomiast w przypadku nowotwordow litych nie
ma jeszcze takiej standardowej terapii. Ciagle prowadzi sie badania. Amerykanie majg fanta-
styczne wyniki w guzach moézgu, ktére znikaly w ciggu 64 godzin. Zmniejszaly sie o 70% — gliobla-
stoma itd. — ale nawracaly po sze$c¢dziesieciu kilku dniach ze zdwojong moca, poniewaz sg poli-
klonalne, czyli genetycznie zréznicowane. Zatem prawdopodobnie trzeba bedzie podawac serie
CAR-T, ale caly czas walcza. Trzeba zwalczy¢ mikroSrodowisko guza. Tak wiec, jesli chodzi
o terapie w nowotworach litych, to jeszcze musimy troche poczekaé, aczkolwiek nikt do konca nie
wie, co sie dzieje w Chinach, na jakim to jest etapie, bo oni tam rzadzg sie troche innymi prawami.

Trzeba dodac jeszcze jedno - to, co zrobili Hiszpanie. Dlaczego Hiszpanie leczg? Jest jedna
furtka - ATMP Hospital Exemption, czyli wyjatek szpitalny.

Trzeba jeszcze jedng rzecz powiedzieé, ze uniwersytet, jakikolwiek w Polsce, we Wroclawiu
chociazby, nie udzwignie III fazy badania klinicznego takiego poteznego. Nawet Stanford licen-
cjonuje produkty. I, II faza, tadunek komercyjny, wzrasta cena takiego produktu 10 000% i oni
subsydiuja to na przyktad do firmy Roche czy jakiejkolwiek. Ona przyjezdza do Polski i rekrutuje
pacjentow na III faze. Tak wygladaja badania.

Ja przez ostatnie dwa lata kilka razy przebywatem w Stanach Zjednoczonych. Widzialem, jak
to jest w Bethesdzie, w jednym z najlepszych osrodkow. To nie jest zatloczony instytut, tylko tam
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przyjezdzaja ludzie, ktorzy sg na tyle fit i sg w stanie znie$é eksperymentalng terapie. Rzeczy-
wiscie widzialem tam Yazarzy bez mata. Nawet dr Witek byl u doktora Rosenberga, ktory jest
pionierem TILs6w przez 50 lat. Mialem mozliwo$¢ odwiedzic jego krélestwo. Ten czlowiek, to jest
praktycznie chodzaca legenda i tak jakby powoli, kawalek po kawalku, wydzierajg sobie pole.

Jednak kwestia jest taka — wracajgc do przypadku hiszpanskiego — ze oni nie musieli prze-
prowadzac tego poteznego badania. Udowodnili we wezesnych fazach, ze to dziata. Uczyli sie tez
u Carla June’a — Manel Juan pojechal do Ameryki. Oni mieli juz troche lekcje odrobiong i oni,
prosza panstwa, dali 500 podan jako szpital. To jest 10% tego, co Gilead podat u dorostych, zeby
wlasnie skorzystac z wyjatku szpitalnego.

Co to jest wyjatek szpitalny? Wyjatek szpitalny — jest terapia, pasuje, jest zaaprobowana przez
wszystkie agencje, ale w tej terapii wiekszo$¢ odpowiedzialnoéci bierze na siebie lekarz, ktory
podaje te terapie. To nie jest to cos$, co jest po badaniu klinicznym. Trzeba wiec sie zastanowic
nad tym i zbudowac¢ do tego klimat taki, ze rzeczywiscie pacjenci sg chorzy, ale trzeba zwiek-
szy¢ bezpieczenstwo mimo wszystko, bo to jest przeprowadzenie eksperymentéw naukowych
z udzialem chorych. To sie robi w Stanach.

W Stanach wyglada to tak, ze jest wymysSlona terapia. Ona — przynajmniej w Bethesdzie —
idzie do kliniki hematologii. Nawet w limfocytach B tam eksperymentuja. Jezeli to nie zadziala,
to wraca do laboratorium i znowu co§ poprawiaja, bo nie bylo skutecznego dziatania. Znowu
rekrutuja mini grupe i tak w kotko. Jezeli to zadziala, to jest II faza i p6zniej jest licencja.

Ja widzialem - oni mieli tam taki whiteboard — terapia w litych nowotworach rozwinietych
na bazie infekcji wirusem HPV u ludzi w przebiegu HIV i AIDS. Stworzyli CAR-T anty-HPYV,
zeby leczy¢ ludzi, ktorzy majg nowotwor HPV-zalezny w przebiegu HIV i AIDS i mieli znakomite
rezultaty, ale oczywiScie wszystko to sie opiera na badaniach. My tez, prosze panstwa, musimy
odrobi¢ lekcje i zmienic troszeczke sposéb myslenia, rowniez otworzyc¢ sie na eksperymenty
z udziatem chorych, bo pacjenci szukaja tego.

Tak jak mowie, my prawdopodobnie zakonczymy cala procedure produkeji wektora GMP —
to jest jakby najdrozsza czesc terapii. Jedna z porcji kosztuje chyba kilkadziesiat tysiecy euro.
Taki jest klimat. Dziekuje.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):

Dziekuje bardzo.
Jeszcze pani profesor Chybicka.

Poset Alicja Chybicka (KO):

Musze to powiedzie¢ dlatego, ze ja niedawno prowadzitam posiedzenie parlamentarnego zespotu
do spraw choréb rzadkich — nie ostatnio tylko przedostatnio. Na spotkaniu tego zespolu siedzieli
rodzice dziecka chorego na chorobe rzadka i w trakcie dyskusji padto to, co pan powiedzial, ze jest
jeszcze co$ takiego w rezerwie jak eksperyment medyczny, tyle tylko, ze lekarz musi to wzigc...
Na co ja powiedzialam, ze ja wielokrotnie to robitam - ja juz jestem wiekowa, wiec teraz juz nie
moge tego zrobi¢. Na to poprosit o glos siedzacy tam ojciec i zapytal siedzacych na sali profe-
sorow, ktorych bylo dosy¢ duzo z catej Polski, czy ktos by sie tego podjal i zapadla martwa cisza.
Ja malo pod ten st6t nie wpadiam, bo nikt nie odpowiedzial, ze tego by sie podjal, a byli tez
pacjenci wlasnie z chorobg Duchenne’a, oczywiScie na pewno na ré6znym etapie.

Nie majg panstwo pojecia, ile jest takich osob w Polsce, ktore marza o takiej terapii. Ja je znam,
bo - jak mowie — prowadze ten zespol od poczatku tej kadencji. Jest ich mnoéstwo i dla nich juz
taki fundusz, te 250 mln, to bedzie zbawienie, jesli bedg mogli sie zakwalifikowac i beda w tej
grupie, ktéra ma pozytywna rejestracje, bo rozumiem, ze trudno jest, ale zawsze... Ten ojciec
zapytal, czy jesli on bedzie mial pienigdze, to kto$ w Polsce to poda i przywiezie ten lek i zapadta
martwa cisza. Mozna to sobie odstuchac — zapadta martwa cisza. Nikt nic nie powiedziat. Musze
powiedziec, ze to bylo dla mnie bardzo smutne, bo czasem mozna kogo$ uratowaé, uratowac¢ mu
zycie po prostu takg terapia i taka decyzja.

Kierownik zaktadu SCO w Kielcach Artur Kowalik:

Chciatbym jeszcze dodac, ze to jest to, co méwitem, ze musi by¢ klimat, zmiana sposobu myslenia,
zeby rowniez ten lekarz sie czul bezpiecznie. By¢ moze jest to odium drugiej wojny — eksperymenty
medyczne zle sie tu kojarzg itd., ale trzeba o tym pamietaé, ze pacjenci cheg tego, ze chea sie
czu¢ bezpiecznie.
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Ja sie zastanawiatem, ze mamy zdolnych ludzi - jak siedzialem w tej Ameryce — pewnie
i zdolniejszych. Oni tam drenujg ludzi z catego §wiata. Oni przyjezdzaja sie uczy¢. Nie jesteSmy
juz biednym krajem, ale tak naprawde potrzeba zmiany sposobu myslenia.

Trzeba tez jedng rzecz pamietac, ze to dzieki agencji pojawiajg sie takie mozliwosci, ze mozna
robi¢ badania i trzeba ryzykowaé, bo, prosze panstwa, to nie jest tak... Tutaj na samym
poczatku byta chyba mikstura pewnej dyskusji. To nie jest tak, ze ABM ma odpowiadac i leczy¢
tysigce chorych. Ma tylko prowadzic do tego, umozliwia¢ warunki, ze narasta wiedza i jesteSmy
w stanie wyprodukowaé produkt.

Prosze zwroci¢ uwage na to, ze bez wlasnych patentéw nie obnizymy kosztow. Patent na binder,
ktory jest stosowany w trzech terapiach CAR-T, ktory zrekonstruowatem w komputerze - mam
ten plazmid — kosztuje 1, 8 mIn. Mogtbym w domu go zrobi¢, méwigc w cudzystowie, i podawac.
To nie jest trudne, ale patent jest caly czas wazny do 2034 r. Jest optacony, ciagle jest przedtuzany.
Dlatego sie ptaci. Jezeli wiec aspirujemy do bycia panstwem, ktore oszczedza pienigdze, to musimy
w te ryzykowne badania inwestowaé potezne $rodki — méwie ryzykowne, bo niekonczace sie
publikacja, ze to moze mieé huge potential in the patient’s treatment, bo ja mam takich publi-
kacji juz do$é -1 przejsc¢ do badania klinicznego. Pokaz I, Il faze i z tym skonezyc¢, i wtedy zrobié
licencje, bo o to chodzi. Tak naprawde mamy wszystkie elementy uktadanki, tylko brakuje zmiany
sposobu myslenia i klimatu. Tak wiec skoro pacjenci sa, rodzice chca, to tez trzeba zabezpieczyé
lekarza, ktory bierze na siebie odpowiedzialnosc.

Prosze zwrdci¢ uwage na to — w hiszpanskim szpitalu leczacy tam lekarze wzieli odpowiedzial-
no§¢ 500 razy i podali 10% tego, co podal Gilead, globalny gracz, na zasadzie wyjatku szpitalnego.
Tylko ze wszystko trzeba przej$é z glownym inspektorem farmaceutycznym (GIF). My to wszystko
mamy od pieciu lat na biezgco. Nie jest to proste i kosztuje mase pieniedzy. W tej chwili my dzia-
tamy dzieki finansom SCO, jakies$ bardzo drobne rzeczy... Zwykly odczynnik kosztuje 1 tys. zl,
aw GMP 10 tys. Takie sg koszty. To, co wraca do chorego, prosze panstwa. Jezeli chcemy mieé¢
taniej co$ p6zniej, nie ptacic 1,8 mln —to chodzi o te leki w chorobach rzadkich... Tak, to prawda,
bo kto$ zrobi model biznesowy — to nic prostszego. Wiele laboratoriow w Polsce moze zrobié ten
lek za 15 mln, tylko to jest patent, za ktorym stoi 30 lat badan.

Bethesda ma 500 mln dolaréw podstawowego finansowania, nie liczgc grantéw. Oni nie
zajmujg sie masowym leczeniem, tylko po prostu w high risk inwestuja w rzeczy i dlatego majg
duza stope zwrotu. Tam wszystko, co sie pojawia, patentuja. Zmodyfikowanie limfocytéw, hodowla
jakas —od razu, co tydzien jest patent. Tak wyglada gra. Jest po prostu ciasno i tyle. Tak wiec bez
takich podstaw niestety nie zajedziemy daleko i bedziemy musieli kupowa¢ terapie, zamiast...
W Polsce terapia CAR-T - szacuje — nie powinna by¢ drozsza niz 300 tys. na chorego, a przy
zrobieniu jej tak jak tu panstwo wskazywali i masowej produkcji, wydaje mi sie, ze terapia CAR-T
zejdzie do kwoty kilkudziesieciu tysiecy zlotych. Wydaje mi sie, ze sg juz takie plany, zeby decen-
tralizowac to. Dziekuje.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):

Dziekuje panie profesorze.
Bardzo prosze, pani.

Kierownik Zakladu Medycyny Regeneracyjnej Narodowego Instytutu Onkologii — Panstwo-
wego Instytutu Badawczego im. Marii Sklodowskiej-Curie Justyna Marynowska:
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Bardzo dziekuje. Justyna Marynowska, Narodowy Instytut Onkologii. Bardzo dziekuje za glos
i chcialabym panstwu pare rzeczy przyblizyc¢. Mam przyjemnosc kierowania laboratorium GMP,
w ktérym wytwarzamy terapie komérkowe, wiec generalnie troche mam wiedzy z innej strony.

Przede wszystkim bardzo dziekuje Agencji Badan Medycznych za to, ze po pierwsze, z grantow
byta mozliwo§é zbudowana calej infrastruktury, doposazenia i uruchomienia. Mamy dodat-
kowe projekty naukowe, dzieki ktorym opracowaliémy calg technologie wytwarzania w réznych
systemach terapii komoérkowej dla guzéw litych. Mamy opracowane produkty TILs. Mamy
rowniez kolejny grant, ktéry oparty jest na badaniu klinicznym pierwszej fazy z zastosowaniem
u pacjentek z rakiem jajnika i przygotowujemy sie do kolejnego grantu, rowniez do badania
pierwszej fazy u pacjentéw z czerniakiem.

Sa trzy mozliwosci zastosowania terapii komérkowych i tak samo CAR-T. Technologie,
ktére sa dostepne w laboratoriach, i infrastruktura pozwalajg nam wytworzy¢ kazdy rodzaj
terapii modyfikowanej genetycznie, czy tez nie. Te urzadzenia, ktore sg dostepne, na ktérych
pracuje caly §wiat —1i Izrael, i Hiszpania, i Dania, i Stany Zjednoczone — majg w portfolio szereg

I.P.




PELNY ZAPIS PRZEBIEGU POSIEDZENIA:
PODKOMISJI STALEJ DO SPRAW ONKOLOGII (NR 22)

tych terapii. Problem polega na tym — nie zostat on tutaj uwzgledniony — ze utrzymanie takiej
infrastruktury jest szalenie drogie, wiec tym bardziej inwestycja w system krajowy, a nie tylko
w produkty komercyjne, ktére sg wysylane zwtaszcza do Stanéw Zjednoczonych lub do innych
krajow Europy i sa bardzo drogie. Wytworzenie takiej terapii dla pacjenta w Polsce jest
od 5 do 10 razy tansze niz pojedynczy produkt komercyjny, taki sam, ktory dla pacjenta kupo-
wany jest w ramach programu lekowego.

Rzeczywiscie ta Sciezka dostepu na wyjatek szpitalny jest $ciezka jedng z bardziej optymal-
nych, dlatego ze to nie jest lek jak tabletka, ktory jest produkowany masowo dla wszystkich
pacjentow w tym samym wskazaniu. Terapia komorkowa jest wykonywana z komorek od danego
pacjenta — albo pobierana jest krew, albo jest wykonywana resekcja guza i z wlasnych komérek
danego pacjenta wykonuje sie to dla niego. Zatem nie jest to ani produkt masowy, ani produkt,
ktéry mozemy komercjalizowaé. Mozemy skomercjalizowaé swoj patent. To sg juz dostepne
w tym momencie procedury wytwarzania i konkretne protokoty, dzieki ktorym nie musimy
wywazac otwartych drzwi.

Mamy dostepne odczynniki, dzieki ktorym w ramach wtasnych laboratoriéw mozemy
takie preparaty wykonywac, ale nie ma mozliwoSci podania tego poza szpitalem. Pacjent i tak
jest hospitalizowany. Gtéwny badacz i lekarz zawsze biora odpowiedzialnos$é na siebie, oczywiScie
w ramach eksperymentu, w ramach tego leczenia szpitalnego, ale prosze panstwa, w wiekszosci
nowotwordow ci ludzie nie majg innego wyjscia, to jest ich ostatnia szansa. To jest tak naprawde
ostatnia szansa i powinniSmy mie¢ wiecej odwagi do tego i wiecej determinacji, jesli chodzi o ten
budzet lekowy — ktory jest jakby skomasowany na leki komercyjne, ktore sg dziesieciokrotnie
drozsze - zeby te preparaty komoérkowe byly réwniez dostepne w ramach wytwarzania wlasnego
i wzmocnienia sektora publicznego.

Gdyby nie Agencja Badan Medycznych, to nie mialoby w ogéle szansy w Polsce powstac.
I rzeczywiScie — zgadzam sie z panem profesorem, réwniez bylam na kilku stazach w Stanach
Zjednoczonych — my w 2 lata nadrobiliémy 20-30 lat, w zaleznoéci, gdzie jesteSmy.

To nie jest tak, ze w Polsce nie ma zasobow kadrowych, ze nie ma w Polsce zasobow infra-
strukturalnych, bo dzieki poprzednim projektom i tym, ktore trwaja dzieki finansowaniu
wylgcznie z Agencji Badan Medycznych, zostalo to dla nas udostepnione. Musimy tez mieé
te swiadomosc, ze sg to terapie, ktore sg skuteczne. Oczywiscie, ze majg dziatania niepozadane.
Kazda chemioterapia ma dzialania niepozadane. Nie ma lekéw w onkologii, ktory nie miatyby
dzialan niepozgdanych. Tak wiec sg mozliwosci, sg te terapie dostepne, jesteSmy w stanie
to wytwarzac. Potrzebny jest szeroki program wsparcia sektora publicznego i publicznych
os$rodkow, centrow onkologii, ktére wytwarzaja, maja mozliwosci i juz to robia, zeby zwiekszy¢
skale, zwiekszy¢ dostepno$é dla pacjentow.

To, czego nam tez brakuje, to ustalenie takiej ciggtosci, kiedy mamy badanie naukowe. Mamy
badanie kliniczne I fazy, powinniSmy tez mie¢ nastepne fazy badania albo nastepne mozliwosci
wspolpracy lub projektow zaréwno z Ministerstwem Zdrowia, jak i z Agencja Oceny Techno-
logii Medycznych i Taryfikacji, aby tego typu eksperymenty tak zwane —bo tu tez zgadzam sie
z panem profesorem, ze semantyka jest bardzo mocno stosowna, generalnie sg to produkty
wytwarzane z wlasnych komorek dla pacjenta, podawane w warunkach szpitalnych — mialy tez
swoje miejsce w tym systemie.

Powinni$my tez jako kraj, ktory nie ma nadwyzki na ochrone zdrowia, wspiera¢ ten sektor.
To dzieki ABM udalo sie nam to wytworzy¢ i to nad czym pracujemy. Mamy zapewnione finanso-
wanie w badaniu klinicznym na pie¢ lat. Co bedzie p6zniej? Nie wiemy. Oczywiscie bedziemy star-
towaé w nastepnych... I tez warto by bylo - to taka prosba — aby réwniez przewidywac w planie
rozwoju danych instytucji te konkursy, ktore sg zwigzane z produktami ATMP. To sg konkursy
dedykowane, ktore sg bardzo potrzebne.

Nam tez jest trudno startowac¢ w konkursach, gdzie sg leki biologiczne albo jakiekolwiek
inne interwencje, a do jednego konkursu staje ogromna liczba beneficjentéw i réwniez kazdy
ma w danym wskazaniu naprawde dobre rozwigzania dla pacjenta, aczkolwiek jest to — prze-
praszam za kolokwializm —jeden wielki bigos. Potrzebne by bylo rowniez wieksze rozréznienie
i Sciezki do tego, zeby tego typu leki i tego typu skuteczne leczenie dla pacjentoéw — poniewaz
wyniki sg bardzo dobre na §wiecie, wiec skoro sg na §wiecie, w Polsce tez beda, bo polski pacjent
nie rézni sie niczym od pacjenta amerykanskiego —bylo po prostu zwyczajnie dostepne, bo mamy
mozliwo$ci, mamy technologie, mamy wiedze i potrafimy to robié. Dziekuje.
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Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):

Dziekuje bardzo pani doktor.
Czy pan prezes miatby co§ do powiedzenia na temat najblizszej przysztosci? Bardzo prosze.

Zastepca prezesa do spraw finansowania badan ABM Ireneusz Staron:

Tak, ja mysle, ze my mamy duze mozliwosci jako Agencja Badan Medycznych. Jezeli zostanie
nam to umozliwione, to jesteSmy w stanie finansowac tego typu terapie w réznych formutach.
Oczywiscie w formule konkursow na niekomercyjne badania kliniczne. Mamy tez taki konkurs
zaplanowany na koniec tego roku, TRANSMED, gdzie finansujemy poczatkowe etapy rozwoju
danej technologii i on bedzie kontynuowany w ramach TRANSMED II, w drugiej czesci, juz
w kontekscie samych badan klinicznych. Tak wiec celowo dzielimy te formutle, ten instrument
wsparcia na dwie czes¢, zeby mozna byto ewentualnie w tym miedzyczasie przeformutowac swoj
produkt i potem przejsé¢ do kolejnej fazy badawcze;j.

Zatem jak najbardziej jesteSmy chetni. Nawet jezeli widzimy bardzo duze zapotrzebowanie,
to jestedmy w stanie tak skonstruowacé kryteria, zeby wspiera¢ bezpo§rednio samo ATMP. Chyba
jeszcze takiego konkursu nie bylo. Byl konkurs na technologie oparte na kwasach nukleinowych,
ale wydaje mi sie, ze tez jesteSmy w stanie w przyszlosci tego typu formute konkursowa zapro-
ponowac i tez przeprowadzi¢ odpowiednie konsultacje, tak zeby eksperci —i dziekuje za te stowa
wspierajace dzialalno§é Agencji Badan Medycznych - tez wspoétuczestniczyli przy tworzeniu
formuly konkursowej dla tego typu technologii. Dziekuje.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):

Dziekuje bardzo. Tak troche optymizmem powiato.
Teraz pani, bardzo prosze.

Prezes zarzadu Ogoélnopolskiej Federacji Onkologicznej Dorota Korycinska:

Dzien dobry. Dorota Korycinska, Ogélnopolska Federacja Onkologiczna.

Bardzo mocno wybrzmial glos pani doktor Marynowskiej i pana profesora Kowalika, nie
ukrywam, a szczegélnie te informacje, ze w zasadzie jest bardzo duzo w naszych polskich mozli-
wosciach, tylko jest lek, bo ten apel o wiecej odwagi jest zwiazany z tym, ze jest tez lek. Mam
wiec do panstwa pytanie o to — jezeli moge mieé¢ do panstwa, panie przewodniczacy — czy ten
lek wynika na przyklad ze zbyt ostrych przepiséw prawa czy z mentalnoSci, czy na przyktad
tego typu eksperymenty... Rozumiem, ze tu chodzi o semantyke, chociaz nie powinni§my sie
baé, moim zdaniem. Powinni§my przestaé sie ba¢ pewnych stow, ktore sg po prostu stowami
i one weszly jako co$ bardzo negatywnego do obiegu, ale moze warto odczarowac i przywrocic
wlasciwg pozycje niektérym stowom.

Czy to z panstwa perspektywy — wlasnie ta odwaga — wymagaltoby zmiany przepiséw praw-
nych, jakiej$ odrebnej Sciezki prawnej, ktora zabezpieczalaby lekarzy? Czy na przyklad obecne
przepisy, ktére powoduja ten lek, sg zbyt restrykcyjne i stad sa te obawy dziatania na rzecz tego,
zeby przestac sie bac niektorych stow? Wydaje mi sie, ze to jest kwestia bardziej spoteczna.
Tak wiec, co jeszcze powinno tutaj zaj$¢ formalnego, zeby tego rodzaju eksperymenty — ja nie
boje sie uzywac tego stowa — mialy miejsce. Dziekuje bardzo.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):

Dziekuje.
Pan prosit o glos. Bardzo prosze.

Neurochirurg w Oddziale Neurochirurgii Dzieciecej Instytutu Psychiatrii i Neurologii
Tomasz Tykocki:

Dzien dobry, Tomasz Tykocki. Ja jestem neurochirurgiem.

Mam pytanie do pana prezesa w zwigzku z rozwojem terapii CAR-T w guzach litych, ktore
stajg sie coraz bardziej obiecujace. Moje pytanie dotyczy tego, ze jest gotowy projekt takiego
badania w guzach mézgu w kontekscie podania bezposrednio domézgowo CAR-T i jesteSmy
na etapie poszukiwania finansowania. Pytanie jest takie, czy ABM w tym roku planuje oglo-
szenie tego konkursu, ktéry by celowal konkretnie w badania na guzach litych z zastosowa-
niem CAR-T, i czy to w ogéle jest obecnie priorytet, jezeli chodzi o wspieranie badan 11 II fazy
w ramach finansowania konkursow przez ABM. Bardzo dziekuje.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
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Zastepca prezesa do spraw finansowania badain ABM Ireneusz Staron:

Juz odpowiadam. Agencja Badan Medycznych oglosi konkurs na eksperymenty badawcze
na niekomercyjne badania kliniczne oraz TRANSMED dla nowych technologii réwniez dla
terapii zaawansowanych. Agencja Badan Medycznych podlega ustawie. W ustawie sg zdefinio-
wane kryteria, ktore stuzg ewaluacji danych projektow i selekgji projektéw do finansowania.
W szczegolnosci w przypadkach, gdzie nie ma terapii albo gdzie terapia daje bardzo duza nadzieje
dla pacjent6w, taki projekt ma ogromng szanse na najwyzszg punktacje ze strony ekspertow.
OczywiScie tam jest wiele elementéw, wiele kryteriow, ktére sie ocenia, natomiast wydaje mi sie,
ze szansa jest bardzo duza. Trzeba zlozy¢ wniosek w tym roku, zaprojektowac rozwdj tej tech-
nologii, zobaczy¢, ktére wsparcie bedzie najblizsze panstwa potrzebom, i wydaje mi sie, ze jest
na pewno duza szansa na finansowanie.

My sprawdziliémy, ze u nas jest dosy¢ duza frakcja sukcesu. To jest okolo 20-25%. Wiem,
ze koledzy z blizniaczych instytucji majg duzo nizszg te frakcje sukcesu, wiec po prostu warto
sprobowac przelac wszystko na papier w postaci wniosku o dofinansowanie. Wydaje mi sie, ze jest
duza szansa na to, ze tego typu projekty bedg finansowane. Dziekuje.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):

Dziekuje bardzo.
Obiecatem, ze juz pana posta Hoca nie dopuszcze do glosu, ale caly czas mnie tu atakuje.
Po raz ostatni, na krociutko, w imieniu $rodowiska lekarskiego.

Posel Czeslaw Hoc (PiS):

Dziekuje bardzo.

Ja w aspekcie tego leku bede prosit pana profesora, zeby to potwierdzit albo wykluczyt,
bo my stworzyliémy taki Fundusz Kompensacyjny Zdarzen Medycznych, gdzie jest tak zwane
no-fault —bez winy. Czy to jest jakie§ dobro w aspekcie eksperymentu medycznego, czy to sie nie
kwalifikuje do eksperymentu medycznego? Jesli rzeczywiscie mamy taki Fundusz Kompensacyjny
Zdarzen Medycznych i tam jest gtéwna zasada no-fault, to mysle, ze ci lekarze nie powinni mie¢
juz az tak strasznego leku, zeby te eksperymenty medyczne... Chyba ze to nie wchodzi w zakres.

Druga sprawa. Je§li juz méwimy o tych eksperymentach medycznych, to myéle, ze odpo-
wiednie gremia Ministerstwa Zdrowia czy nawet AOTMiT, ABM, ktora to agencja teraz jest
caly czas chwalona przez kazdego z panstwa, nie sg za bardzo zainteresowane eksperymen-
tami terapeutycznymi. Na przyklad mam kontakt ze stowarzyszeniem nadmiernego patologicz-
nego odktadania zelaza w mozgu — w Polsce jest 150 takich pacjentéw. Tymi eksperymentalnymi
terapiami, ktore wlasnie to stowarzyszenie z calego $wiata sprowadza, praktycznie nikt nie jest
zainteresowany, a pana profesora Maciejewskiego, wiceministra, prosze o spotkanie z tym stowa-
rzyszeniem juz cztery miesigce i nawet nie chca sie spotkac. Tak wiec nie jest tak, ze te ekspe-
rymenty medyczne sa jakby zaniechane albo bojazliwe, lekowe, tylko po prostu nikt za bardzo
tym sie nie interesuje. Moze w ten sposob bySmy powiedzieli. Dziekuje bardzo.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):

To naprawde byto po raz ostatni.
Pan profesor Kowalik.

Kierownik zaktadu SCO w Kielcach Artur Kowalik:

Ja dokladnie nie znam zapiséw tego no-fault, ale wydaje mi sie, ze gléwnie chodzi o to, ze po prostu
nalezy podjac szerokg publiczng dyskusje. Tu zresztg pani to podnosita. Chodzi gléwnie o to, jak
mi sie wydaje, ze u nas nie ma takiego zwyczaju, zeby eksperymentowaé¢ medycznie, tak bym
to ujatl. To jest jak gdyby problem. Ludzie majg wiedze, majg prerogatywy, a sprawa jest taka,
ze rolg regulatora jest to, ze ta terapia... Bo mamy ciata jak GIF itd. itd. Bo wyjatek szpitalny —
ATMP Hospital Exemption — polega na tym, ze najpierw ta terapia musi by¢ zgodnie ze sztuka
farmaceutyczng wyprodukowana, spelniac¢ wszystkie normy tak zwanego zywego leku i to dopiero
daje podstawe, zeby taki lek zastosowaé. Oczywiscie jezeli jest uzasadnienie, byty bowiem tego
typu terapie komérkowe —juz nie bede przytaczal — cudowne odcigganie czegos, wstrzykiwanie
gdzie$ tam i naduzywanie wyjatku szpitalnego. To bylo tez robione.

W mojej opinii jest tak, ze my potrzebujemy tak naprawde takiej szerokiej dyskusji, rowniez
spotecznej i tak naprawde wérdd srodowiska medycznego, ze osoby, ktore beda leczyty chorych,
ktorzy chca. Jezeli bedg spelnione te podstawowe warunki produkgji, prowadzenia i wyttuma-
czenia komisji bioetycznej, to trzeba po prostu powiedzieé: ,, Tak, jest terapia. Decyduje sie pani?”.
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Amerykanie tez majg. Wiekszo§¢ z tych beznadziejnie chorych ludzi umiera, ale na przy-
ktad u kilkunastu do kilkudziesieciu - jak mowie, jak Y.azarze — zadziatalo. Pchajg tak powoli
nauke, patentuja. Taki jest Swiat.

Prosze panstwa, bez eksperymentow medycznych nie da sie opatentowac czego$ oryginalnego.
Ta I/II faza na pacjentach jest konieczna, bo to sg rzeczy, ktére umozliwiajg jaka$ podstawe
do startowania dale;.

Powtarzam, ze najpierw trzeba speini¢ warunki i zaczaé szeroka dyskusje, ze jezeli takie
badanie je spelnia, jezeli pacjenci chca, bo sami o to dopytuja, to prosze bardzo. Osoby, ktore
majg takie mozliwosci, pracujg w takich klinikach, po prostu tego typu rzeczy... Rosenberg
tez mowil na swojej konferencji jubileuszowe;j, ze idzie, odwiedza jednego chorego, dziatajg
TILsy - oni sg juz na wyzszym etapie, modyfikuja te limfocyty naciekajace guz. To inny model
terapii komoérkowej. Nie CAR-T, tylko inny, ale oni wymyélili jedno z CAR-T, ktore Gilead chyba
nawet sprzedaje. Mowil: ,,Ide do drugiego pokoju i widze, ze to nie dziala, i pacjent odchodzi”.
Tez to powiedzial. I mowi, ze musi poradzi¢ sobie z tym.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):

Dzigkuje bardzo, panie profesorze. Taka dyskusja na pewno powinna by¢ zainicjowana i toczy¢ sie
w $rodowisku lekarskim, w Naczelnej Izbie Lekarskiej, zeby ruszyta dyskusja na ten temat.

Kierownik zakladu SCO w Kielcach Artur Kowalik:

Tak, to prawda, tylko musimy rozwiac pewne prawne, instytucjonalne, regulacyjne kwestie, zeby
bylo wiadomo, ze tak, mozesz to robi¢, czujesz sie bezpiecznie, zrobite$ wszystko zgodnie ze sztuka,
a jezeli pagjent zginie, nie masz prawa sie obwiniac itd. Tak do przodu pchamy medycyne.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):

Prosze bardzo.

Rzecznik Stowarzyszenia Onkologicznego SANITAS Aleksandra Rudnicka:
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Ja chciatabym sie wigczyé do tej dyskusji na temat eksperymentu. My§le, ze my mamy
tutaj do czynienia z dwoma rodzajami eksperymentéw. Eksperymentem, ktory jest Scisle
eksperymentem, i badaniem klinicznym, ktére tez jest eksperymentem. Taka jest definicja
badania klinicznego. To jest eksperyment prowadzony pod pewnymi uwarunkowaniami i zabez-
pieczeniami, ktorego celem jest sprawdzenie efektywnosci i bezpieczenstwa leku.

Powiem tak. Nam brak jest rzeczywiScie bardzo szerokiej $wiadomosci, takze w organizacjach
pacjentow, ale my w tej chwili tez nadrabiamy, tak jak panstwo mowicie, ze nadrabiacie 30 lat.
Jaile§ lat temu zaczetam taka prace z panig prezes GCP Polska i zaczeliSmy u§wiadamiac
pacjentow, czym jest badanie kliniczne i jak ono jest potrzebne. W tej chwili dzieki Agencji Badan
Medycznych powstata specjalna grupa. Ta grupa, ktora sie nazywa ,,Aktywni w Badaniach
Klinicznych”, to jest ile§ os6b. To sg liderzy organizacji pacjentéw, ktorzy bardzo czynnie sie
wlaczajg w to, zeby wlasnie upowszechnia¢ wiedze na temat badan klinicznych wéréd pagjentow.

Mysle, ze my mamy juz coraz wiecej narzedzi, zeby to robi¢, bo to sg i wydawnictwa...
Ja na przyklad w tym tygodniu opublikuje swoje czasopismo, ktére w caloSci jest poswiecone
badaniom klinicznym.

Taka dyskusja jest potrzebna, ale potrzebne sg tez dzialania §wiadomoS§ciowe wérod szero-
kich rzesz spoleczenstwa. Trzeba wyjasnic, ze to jest eksperyment, ale zabezpieczony w sposéb
odpowiedni, bardzo obwarowany. Tutaj nie ma mozliwosci takich dzialan, ktore by szkodzily
pacjentowi, bo pacjent wtedy jest wylgczany po prostu z takiego badania.

To sg bardzo istotne rzeczy, bo rzeczywiscie — powiem tak —u nas jeszcze nie ma czegos takiego,
co jest, co byto w Ameryce i co sie zaczelo ile$ lat temu w Ameryce, w Stanach, ze tam badania
byly toczone dzieki calemu spoteczenstwu. Tam spoleczenstwo sktadato sie na to — to nie byty
pienigdze publiczne, to byly pieniadze prywatne — zeby prowadzi¢ badania w okres§lonej dziedzinie.
U nas takiej $wiadomosci jeszcze nie ma, tego tez sie jeszceze nie robi, ale wiem, ze na przyklad
rodzice dzieci z chorobg Duchenne’a, o ktorej méwiliémy dzisiaj duzo, zalozyli takg organizacje
parasolowa, gdzie chca sami prowadzié i finansowaé badania.

Tak wiec przed nami jest jeszcze bardzo duzo do zrobienia. MySle, ze tu trzeba porozumienia
i srodowiska medycznego, i srodowiska pacjentow, bo na przyklad na poziomie lekarzy POZ
prawie nie istnieje wiedza o badaniach klinicznych. Dziekuje.

I.P.
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Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Dziekuje bardzo.
Pani doktor jeszcze prosi o glos.

Kierownik zakladu NIO - PIB im. Marii Sklodowskiej-Curie Justyna Marynowska:

Tak, bardzo dziekuje.

Jezeli chodzi o kwestie wiedzy, to rzeczywiScie brakuje wiedzy i edukacjii ze strony medycznej,
i ze strony pacjenckiej, ale jest jeszcze jedna kwestia. Wszyscy dobrze wiemy, ze budzet lekowy
nie jest z gumy. Mamy pewne érodki w systemie ochrony zdrowia, na podstawie ktérych
musimy sie porozumiewac. Prawda jest taka, ze produkty terapii komorkowych wytwarzane
sg w wiekszosci w centrach onkologii, ktore sg podlegle Ministerstwu Zdrowia, i jezeli mamy
pewien budzet lekowy, to rowniez potrzebne nam sg pewnego rodzaju oszczednosci z zachowa-
niem dostepnoéci dla pacjentéw, zeby pacjent nie byt zaktadnikiem procesu oszczednoSciowego.
Totez powinnisémy wspélnie poszukiwac instytucjonalnie innych $ciezek. Tak jak w innych
lekach sg leki generyczne albo leki podobne, tak samo w terapiach komérkowych, jezeli kwota
refundacji na produkty komercyjne wynosi x a krajowa produkcja jest od 5 do 10 razy tansza,
to powinni§my réwniez instytucjonalnie wspieraé ten sektor, ktory jest.

Jest tez kwestia demonizowania Standéw Zjednoczonych. Ja mialam wizytacje u nas,
w Warszawie, lekarzy z Mayo Clinc ze Stanéw, ktorzy przyjechali do nas zobaczyé, w jaki
sposéb sie produkuje TILsy w standardzie GMP w skréconym czasie, bo jest to mozliwe.
Tak wiec to nie jest tak, ze tylko my jezdzimy do Stanéw. Ze Stanéw Zjednoczonych tez przyjez-
dzajg do Polski, natomiast —jak méwie — my mamy pewno$c funkcjonowania. Jest zapewnienie
finansowania tej dzialalno§ci, ktorej utrzymanie infrastrukturalne jest bardzo drogie, dzieki
grantom z ABM. Co bedzie dalej, nie wiemy i to tez jest niepewnos¢ inwestowania lub realizacji
grantéw, ze jezeli ta infrastruktura juz jest, to musi mie¢ zapewniong cigglo§é finansowania
i cigglo§¢ mozliwosci dziatalnoéci dla pacjentéw. Dziekuje.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Dziekuje bardzo.
Czy kto§ z panstwa chcialby jeszcze zabrac gltos? Pan profesor.

Kierownik zaktadu SCO w Kielcach Artur Kowalik:
Juz ostatni raz zabieram glos...

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Nie, bardzo prosze. Pan profesor ma czas do dyspozycji.

Kierownik zakladu SCO w Kielcach Artur Kowalik:
Prosze panstwa, prosze mie¢ w §wiadomogci jeszcze inng rzecz, ze to tez jest konkurencja dla
komercyjnych produktéw. Te firmy tez nie sg szczesliwe, bo wtedy panstwo polskie nie staje przed
musem kupowania czego$ za 2 mln zt. Niestety te lekcje musimy odrobié, bo inaczej bedziemy
kupowac zawsze. Dziekuje.

Przewodniczacy posel Marek Tomasz Hok (KO):
Dziekuje bardzo.

Kto z panstwa chcialby jeszcze zabraé glos? Jezeli nikt, to dziekuje bardzo.

Szanowni panstwo, dziekuje za spotkanie, bardzo ciekawe i bardzo potrzebne. Zamykam
dyskusje i stwierdzam zakonczenie omawiania informacji. Na tym wyczerpaliémy porzadek
dzienny posiedzenia.

Zamykam posiedzenie podkomisji. Dziekuje bardzo.




