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Jak zatrzymac¢ spadek konkurencyjnosci UE na rynku badan
klinicznych - propozycja zmian w Rozporzadzeniu 536/2014
w ramach Biotech Act

How to stop the decline in the EU’s competitiveness in the clinical trials market — proposed
amendments to Regulation 536/2014 under the Biotech Act

Ewa Otdak

Biuro Prezesa

Stowa kluczowe: badania kliniczne produktéw leczniczych, Rozporzqg-
dzenie Parlamentu europejskiego i Rady (UE) Nr 536/2014
Streszczenie: Badania kliniczne produktéw leczniczych sq kluczowym
etapem rozwoju nowego produktu leczniczego, poniewaz wyniki w nich
uzyskane rozstrzygajqg czy zastosowanie badanego leku jest bezpiecz-
ne i skuteczne. W prezentowanym artykule zostanie oméwiona propo-
zycja zmian w Rozporzqdzeniu Parlamentu Europejskiego Rady (UE) nr
536/2014 z dnia w sprawie badan klinicznych produktéw leczniczych
stosowanych u ludzi oraz uchylenia dyrektywy 2001/20/WE w ramach
Biotech Act. Celem proponowanych zmian jest udzielanie zezwoler i pro-
wadzenia badar klinicznych poprzez dalsze ujednolicenie przepiséw oraz
uproszczenie procedur. Proponowane sq réwniez rozwigzania, ktére po-
zwolq na efektywniejsze dziatanie regulacyjne w niezwykle szybko zmie-
niajgcym sie technologicznie procesie rozwoju nowych lekéw.

Key words: Clinical Trial Of Medicinal Products, Regulation (EU) No
536/2014

Summary: Clinical trials of medicinal products are the most important
part of research and development of new medicinal products, positive
results confirm the efficacy and safety of investigational medicinal prod-
uct. This article discusses proposed amendments to Regulation (EU) No
536/2014 of the European Parliament and of the Council of 18 June 2014
on clinicaltrials on medicinal products for human use and repealing Direc-
tive 2001/20/EC under the Biotech Act. The proposed amendments aim
to further harmonize regulations and simplify the procedures for granting
authorization and conducting clinical trials. Solutions are also proposed
that will enable more effective regulatory action in the rapidly evolving

technological process of developing new drugs.

linical trials of medicinal products are the most im-

portant part of research and development of new
medicinal products, positive results confirm the effica-
cy and safety of investigational medicinal product. This
article discusses proposed amendments to Regulation
(EU) No 536/2014 of the European Parliament and of
the Council of 18 June 2014 on clinical trials on medi-
cinal products for human use and repealing Directive
2001/20/EC under the Biotech Act. The proposed
amendments aim to further harmonize regulations and
simplify the procedures for granting authorization and
conducting clinical trials. Solutions are also proposed
that will enable more effective regulatory action in the
rapidly evolving technological process of developing
new drugs.

Badania kliniczne produktéw leczniczych sg klu-
czowym etapem rozwoju nowego produktu lecz-
niczego, poniewaz wyniki w nich uzyskane roz-
strzygaja czy zastosowanie badanego leku jest
bezpieczne i skuteczne. Jednoczesnie badania
kliniczne maja kluczowe znaczenie dla zapew-
nienia pacjentom wczesnego i rownego dostepu
do innowacyjnych metod leczenia, utrzymania
doskonatosci naukowej oraz wspierania dtugoter-
minowe]j konkurencyjnosci i dobrobytu wybranych
obszaréw gospodarczych.

Badania przynosza znaczne korzysci gospodarcze
i spoteczne. Dlatego tez stworzenie sprzyjajacych
warunkéw do prowadzenia badan klinicznych jest
priorytetem w Unii Europejskiej (UE) od kilku dekad.
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Od dyrektywy do rozporzadzenia - na czym polegala tranzycja
badan klinicznych? Perspektywa Departamentu Badan
Klinicznych jako koordynatora procesu w Polsce

From the Clinical Trials Directive to the Clinical Trials Regulation: The Perspective of the Clinical Trials
Department as the Process Coordinator in Poland

Natalia Skotozynska

Departament Badan Klinicznych Produktow Leczniczych

Stowa kluczowe: badania kliniczne, tranzycja, Clinical Trial Regulation,
Clinical Trials Information System

Streszczenie: Wprowadzenie Rozporzqdzenia (UE) 536/2014 ujedno-
licito zasady prowadzenia badan klinicznych w Unii Europejskiej, zaste-
pujgc Dyrektywe 2001/20/WE. Kluczowym wyzwaniem byta tranzycja
trwajqcych badan do systemu CTIS w latach 2022-2025, wymagajqca
Scistej wspotpracy miedzy organamiregulacyjnymia sponsorami. Proces
ten miat zapewni¢ ciqgto$¢ projektéw oraz zgodnosé¢ z nowymi przepi-
sami, przy jak najmniejszym wptywie na przebieg badan. Najwigksze
trudnosci wynikaty z duzej liczby wnioskéw, poczqtkowych probleméw
technicznych systemu CTIS oraz koniecznosci koordynacji miedzynaro-
dowej. Dzieki zwiekszeniu zasobdéw, wsparciu merytorycznym dla spon-
soréw i efektywnej wspotpracy z EMA i krajami cztonkowskimi, w Polsce
przeniesiono 1055 badan klinicznych. Sukces tego procesu potwierdza
skutecznos¢ przyjetych rozwigzarn i wysoki poziom kompetencji zespotu.

Key words: clinical trials, transition, Clinical Trial Regulation, Clinical Tri-
als Information System

Summary: The implementation of Regulation (EU) 536/2014 established
a unified framework for clinical trials in the European Union, replacing
Directive 2001/20/EC. A major challenge was the transition of ongoing
trials to the CTIS system between 2022 and 2025, which required close
coordination between regulatory authorities and sponsors. The process
aimed to ensure continuity and compliance with the new regulatory frame-
work while minimizing the impact on the conduct of studies. Key difficulties
included the high volume of applications, initial technical issues related
to CTIS, and the need for international coordination. Through increased
resources, targeted support for sponsors, and close cooperation with the
EMA, 1055 clinical trials were successfully transitioned in Poland. The pro-
cess demonstrates the effectiveness of the adopted measures and the high
level of expertise within the regulatory team.

1. Wprowadzenie

Wejécie w zycie Rozporzadzenia Europejskiego
i Rady (UE) 536/2014 (CTR; Clinical Trial Regula-
tion) stanowito jedno z najwazniejszych krokéw w kie-
runku usystematyzowania zasad prowadzenia badan
klinicznych w Unii Europejskiej. Nowe regulacje zasta-
pity obowigzujgca wezesniej Dyrektywe 2001/20/WE
(CTD; The EU Clinical Trials Directive 2001/20/EC),
wprowadzajac jednolite ramy prawne oraz wspdlng,
ustandaryzowana $ciezke sktadania i oceny wnioskow
za posrednictwem Systemu Informacji o Badaniach Kli-
nicznych (portalu CTIS; Clinical Trials Information Sys-
tem). Celem tych zmian byto uproszczenie procedur,

zwiekszenie przejrzystosci oraz konkurencyjnosci
Europy jako miejsca prowadzenia badan klinicz-
nych. Istotnym elementem wdrozenia CTR byt
proces tranzycji badan klinicznych, polegajacy
na dostosowaniu badan zatwierdzonych na pod-
stawie wspomnianej Dyrektywy do nowej podsta-
wy prawnej [1].

Proces ten byt realizowany w trzyletnim okresie
przejsciowym od 2022 do stycznia 2025 roku
i miat wyjatkowy charakter ze wzgledu na skale
jak i ztozonos¢, obejmujac tysigce badan prowa-
dzonych réwnolegle w wielu panstwach czton-
kowskich. Niniejszy artykut przedstawia przebieg
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Wspélpraca agencji regulacyjnych panstw czionkowskich
w modelu oceny bezpieczenstwa badanych produktéw
leczniczych

Cooperation of Member States’ requlatory agencies in the safety assessment of Investigational
Medicinal Products

lwona Kwiatkowska

Departament Badan Klinicznych Produktow Leczniczych

Stowa kluczowe: monitorowanie bezpieczeristwa, Rozporzqgdzenie
536/2014, badania kliniczne, harmonizacja procedur, agencje regulacyjne
Streszczenie: Od kilku lat na obszarze Unii Europejskiej obserwowany
byt spadek liczby prowadzonych badan klinicznych. Jako podstawy tego
problemu wskazywano brak harmonizacji procedur, znaczne obciqzenie
administracyjne i spowolnienie proceséw prowadzgcych do wydawania
zgéd na prowadzenie badania klinicznego. W odpowiedzi na zaobser-
wowane wyzwania Komisja Europejska podjeta kroki prawne, ktérych
celem jest wzrost atrakcyjnosci europejskiego rynku badan klinicznych.
Artykut stanowi krétkie oméwienie nowelizacji uwzglednionych w Roz-
porzqdzeniu 536/2014 w aspekcie monitorowania bezpieczeristwa i ich
wplywu na harmonizacje proceséw zwiqgzanych z prowadzeniem badan
klinicznych.

Key words: safety monitoring, Regulation (EU) No 536/2014, clinical tri-
als harmonization of procedures regulatory agencies

Summary: For several years, a decline in the number of clinical trials
conducted within the European Union has been observed. The underlying
causes of this issue were identified as the lack of harmonization of proce-
dures, significant administrative burden, and delays in processes leading
to the authorization of clinical trials. In response to these challenges, the
European Commission undertook legislative measures aimed at increas-
ing the attractiveness of the European clinical trials market. This article
provides a brief overview of the amendments introduced under Regulation
(EU) No 536/2014 in the context of safety monitoring and theirimpact on

the harmonization of processes related to the conduct of clinical trials.

1. Wprowadzenie

rowadzenie badan klinicznych to nie tylko szansa

dla firm farmaceutycznych na wprowadzenie no-
wych produktow leczniczych na rynek. To takze realna
mozliwos¢ dla pacjentéw na dostep do innowacyjnej,
czesto ratujacej zycie, terapii.
Dane przedstawione w raporcie opracowanym przez
IQVIA i EFPIA [1] wskazuja, ze liczba badan klinicznych
toczacych sie na terenie Unii Europejskiej w ostatnich
latach regularnie spadata. Przyczyn tego stanu nalezy
doszukiwac sie w braku harmonizacji proceséw mie-
dzy poszczegdlnymi krajami Wspodlnoty, rozbiezno-
Sciach w czasie i znacznym obcigzeniu administracyj-
nym. W odpowiedzi na obserwowane problemy Unia
Europejska (UE) podjeta kroki prowadzace do zmian
prawnych. Opracowana nowelizacja ma na celu ujed-

nolicenie proceséw zwigzanych z uzyskiwaniem
zgody na prowadzenie badania klinicznego, a tak-
ze harmonizacje nadzoru krajow cztonkowskich
nad toczacymi sie badaniami.

Rozporzadzenie Parlamentu
Europejskiego i Rady (UE) nr 536/2014

Wdrozone 31 stycznia 2022 r. Rozporzadzenie
536/2014 Parlamentu Europejskiego i Rady stato
sie obowigzujacym aktem prawnym regulujgcym
rynek badan klinicznych w UE. Rozporzadzenie to
wprowadzito nowe funkcje panstw cztonkowskich:
1. funkcje panstwa petnigcego role sprawozdaw-
cy (RMS; Reporting Member State);
2. saMS (Safety Assessing Member State) -
panstwa wyznaczonego do oceny bezpieczen-
stwa danej substancji czynnej, a takze
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Rola inspekcji badan klinicznych w swietle nowych technologii
i wyzwan wspélczesnego rynku badan klinicznych

The role of clinical trial inspections in the light of new technologies and the challenges of the modern
clinical trial market

Michat Gryz, Dorota Kurnik

Departament Inspekcji Produktéw Leczniczych i Wyrobdw Medycznych

Wprowadzenie

ynek badan klinicznych podlega dynamicznym
mianom zarowno w konteks$cie prawnym, jak
rowniez technologicznym i ekonomicznym. Dyna-
miczny rozwoéj nowych technologii zmienia obraz
badan klinicznych i pozwala na ich optymalizacje
w kontekscie badacza, ale réwniez pacjenta. Nowo-
czesne techniki komunikacji elektronicznej, sztuczna
inteligencja, dostep do danych rzeczywistych rewolu-
cjonizujg proces badania klinicznego od etapu plano-
wania, do analizy danych i wnioskowania. Regulacje
prawne oraz wytyczne dostosowywane sg do zmie-
niajagcego sie dynamicznie rynku, aby zapewnic
w maksymalnie mozliwym stopniu bezpieczenstwo
uczestnikéw oraz wysoka jakos¢ generowanych da-
nych. Obowigzujgca obecnie nowa wersja wytycznej
ICH GCP R3 zaktada réwnoczeénie zrbwnowazone
podejscie do wymagan odnosnie systemu jakosci,
aby nie wymagat on tworzenia nadmiarowych wyma-
gan i barier dla szybkiego wdrozenia do lecznictwa
nowych produktéw leczniczych[1].
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Stowa kluczowe: inspekcja, dobra praktyka kliniczna, otoczenie praw-
ne, systemy komputerowe

Streszczenie: Dynamiczne zmiany globalnego rynku badar klinicznych
w kontekscie rozwoju nowych technologii, czynnikéw ekonomicznych oraz
niestabilnej sytuacji geopolitycznej stanowiq wyzwanie dla inspekcji ba-
dan klinicznych, ktéra musi dostosowywacé swoje dziatania do nowych
warunkéw. Rozwéj technologii wymaga ciggtego poszerzania wiedzy in-
spektoréw oraz aktualizacji i tworzenia nowych wytycznych, a postepu-
jagcaglobalizacja badaniniestabilnos¢ w réznych rejonach $wiata tworzq
bariery logistyczne i organizacyjne dla prowadzenia inspekcji.

Key words: inspection, Good Clinical Practice, legal environment, com-
puterised systems

Summary: Dynamic changes in the global clinical trials market, in the
context of the development of new technologies, economic factors,
and an unstable geopolitical situation, pose a challenge for clinical tri-
als inspectorates, which must adapt their operations to new conditions.
Technological developments require continuous expansion of inspectors’
knowledge and updating and development of new guidelines, while the
ongoing globalization of trials and instability in various regions of the
world create logistical and organizational barriers to conducting inspec-
tions.

Wprowadzenie w Unii Europejskiej kompleksowej
reformy otoczenia prawnego w obszarze badan kli-
nicznych w oparciu o rozporzadzenia oraz wdrozenie
systemu CTIS (Clinical Trials Information System) miaty
za zadanie harmonizacje procedur administracyjnych
oraz ich uproszczenie w poréwnaniu z wczesniej-
szym systemem opartym o dyrektywy transponowa-
ne do systemdw prawnych panstw cztonkowskich.
Dynamika zmian globalnego rynku badan klinicznych
sprawia, ze sygnalizowana jest koniecznos¢ kolejnych
zmian majacych na celu zapewnienie lepszej konkuren-
cyjnosci Unii Europejskiej w kontekscie systemow regu-
lacyjnych innych obszaréw geograficznych, zwlaszcza
panstw azjatyckich [2].

Inspekcja badan klinicznych, jako proces stuzacy
nadzorowi nad jakoscig prowadzonych badan kli-
nicznych, zobowigzana jest z definicji do ciggtego
doskonalenia i dostosowywania sie do dynamicznie
zmieniajacej sie rzeczywistosci, a inspektorzy mu-
sz3 na biezaco aktualizowac zarowno wiedze me-
rytoryczng , jak réwniez metodyke prowadzonych
dziafan.
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Rozwéj produktéw leczniczych terapii zaawansowanych (ATMP)
w Swietle nowych wytycznych Europejskiej Agencji Lekéw

The Development of Advanced Therapy Medicinal Products (ATMPs) in Light of the European
Medicines Agency’s New Guidance

Przemystaw Satanski, Agnieszka Satanska

Departament Badan Klinicznych Produktow Leczniczych

Stowa kluczowe: produkty lecznicze terapii zaawansowanej, badania
kliniczne, wytyczne Europejskiej Agencji Lekéw

Streszczenie: Postepy w biotechnologii i medycynie tworzg nowe
perspektywy dla wysoko wyspecjalizowanych osrodkéw naukowych,
umozliwiajqc rozwdéjzaawansowanych metod leczenia. Terapie zaawan-
sowane, takie jak produkty genowe czy oparte na inzynierii tkankowej,
stanowiq nowatorskq i dynamicznie rozwijajgcq sie dziedzine medycyny,
umozliwiajqcq indywidualne dopasowanie leczenia do potrzeb pacjenta.
Zastosowanie takich terapii wymaga specjalistycznej wiedzy naukowej
oraz wysokich naktadéw finansowych. Réznorodnosé¢ produktéw tera-
pii zaawansowanej wymusza indywidualne podejscie do procesu ro-
zwoju leku, dopuszczenia do obrotu oraz sposobu podawania. W celu
zapewnienia bezpieczeristwa i jakosci produktéw terapii zaawansow-
anej Europejska Agencja Lekéw opracowata i opublikowata nowe wytyc-
zne dotyczqce wymagan dla badanych produktéw leczniczych terapii
zaawansowanej stosowanych w badaniach klinicznych.

Key words: advanced therapy medicinal products, clinical trials, Euro-
pean Medicines Agency guidelines

Summary: Advances in biotechnology and medicine are opening up new
opportunities for highly specialised research centres, enabling the devel-
opment of advanced treatment methods. Advanced therapies, such as
gene-based or tissue-engineered products, constitute an innovative and
rapidly developing field of medicine, enabling treatment to be tailored to
the individual patient’s needs. The application of such therapies requires
specialist scientific knowledge and significant financial investment. The
diversity of advanced therapy products necessitates an individualised ap-
proach to the drug development process, marketing authorisation and
method of administration. To ensure the safety and quality of advanced
therapy products, the European Medicines Agency has developed and
published new guidelines on the requirements for investigational ad-
vanced therapy medicinal products used in clinical trials.

1. Wprowadzenie

Wspé’fczesna medycyna pozwala na leczenie
przyczynowe stosunkowo nielicznej liczby
schorzen dotykajacych ludzi, jednakze ciagty roz-
woj technologii i wiedzy dotyczacej etiologii chorob
pozwalaja na poszukiwania alternatywnych terapii
i lekdw, szczegdlnie w przypadkach, gdy metody
leczenia sg ograniczone i/lub sprowadzaja sie do le-
czenia objawowego. Dowiedziono, ze odpowiednio
wyselekcjonowane komorki, poddane okreslonym
modyfikacjom, namnozone i podane w optymalnej
dawce sa w stanie leczy¢ wybrane, dotychczas nie-
uleczalne schorzenia.

Produkty lecznicze terapii zaawansowanej (ATM; Ad-

vanced Therapy Medicinal Products), zgodnie
z definicjg zawarta w art. 2 ust. 1 lit. a-d rozporza-
dzenia (WE) nr 1394/2007 obejmuja produkty
lecznicze terapii genowej (GTMP; Gene Therapy
Medicinal Products), produkty lecznicze somatycz-
nej terapii komoérkowej, produkty inzynierii tkanko-
wej oraz skojarzone ATMP.

Wiedza naukowa na temat ATMP szybko sie rozwi-
ja. W celu zapewnienia wiarygodnosci danych na-
ukowych dotyczacych tych ztozonych produktow,
niezbedne sg dobrze zaprojektowane i przepro-
wadzone badania kliniczne, pozwalajace na okre-
$lenie ich profilu bezpieczenstwa oraz stosunku
korzysci do ryzyka.
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Rozwéj kliniczny terapii CAR-T (Chimeric Antigen Receptor T-cell)
w UE: od badan jednoramiennych do badan randomizowanych

Clinical development of CAR-T (Chimeric Antigen

Receptor T-cell) therapy in the EU: from single-arm to

randomized trials

dr hab. n. med.

Dariusz Sladowski

Zakfad Transplantologii oraz Centralny Bank Tkanek, Warszawski Uniwersytet Medyczny. Komitet Zaawansowanych Terapii EMA

1. Wprowadzenie

Tera pie CAR-T (Chimeric Antigen Receptor T-cell)
stanowig nowatorska forme immunoterapii pole-
gajaca na genetycznej modyfikacji autologicznych
limfocytéw T pacjenta w celu nadania im zdolnosci
rozpoznawania i eliminacji komérek nowotworo-
wych. W Unii Europejskiej klasyfikowane s3 jako
produkty zaawansowanej terapii leczniczej zgodnie
z rozporzadzeniem (WE) nr 1394/2007, co implikuje
szczegodlne wymagania regulacyjne dotyczace jako-
$ci, bezpieczenstwa oraz skutecznosci[9, 10].
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Slowa kluczowe: terapie CAR-T; produkty lecznicze terapii zaawansowa-
nej; badania kliniczne; badania jednoramienne; badania randomizowane
Streszczenie: Terapie CAR-T (Chimeric Antigen Receptor T-cell) stanowig
jednq znajwazniejszych i najszybciej rozwijajgcych sie podgrup zaawan-
sowanych terapii leczniczych (ATMP) dopuszczonych do obrotu w Unii
Europejskiej [1]. Ich rozwdj kliniczny znaczqco odbiega od klasycznego
modelu badan farmaceutycznych, ktéry opiera sie na wieloetapowym
procesie obejmujgcym badania fazy I-1ll, z kluczowq rolg randomizowa-
nych badan kontrolowanych. W przypadku terapii CAR-T pierwsze do-
puszczenia do obrotu opieraty sie gtéwnie na badaniach jednoramien-
nych o ograniczonej liczebnosci, co wynikato z wysokiej niezaspokojonej
potrzeby medycznej oraz przetomowej skutecznosci klinicznej obserwo-
wanej w populacjach pacjentéw opornych na leczenie [2-6]W miare roz-
woju tej klasy produktéw obserwuje sie stopniowq zmiane paradygmatu
w kierunku badari randomizowanych, wiekszych populacji oraz stosowa-
nia punktéw koricowych opartych na przezyciu [7, 8]. Celem niniejszego
opracowania jest analiza ewolucji badar klinicznych terapii CAR-T w Unii
Europejskiej, ze szczegélnym uwzglednieniem aspektéw metodologicz-
nych, regulacyjnych oraz bezpieczeristwa.

Keywords: CAR-T therapies; advanced therapy medicinal products; clini-
cal trials; single-arm studies; randomized controlled trials

Summary: CAR-T (Chimeric Antigen Receptor T-cell) therapies constitute
one of the most important and fastest-growing subgroups of advanced
therapeutic therapies (ATMPs) approved for marketing in the European
Union [1]. Their clinical development significantly deviates from the clas-
sical model of pharmaceutical research, which is based on a multi-stage
process encompassing Phase I-lll trials, with a key role for randomized,
controlled trials. In the case of CAR-T therapies, the initial marketing ap-
provals were based primarily on single-arm studies with limited sample
size, which resulted from a high unmet medical need and breakthrough
clinical efficacy observed in treatment-refractory patient populations [2-
6]. As this class of products develops, a gradual paradigm shift towards
randomized trials, larger populations, and the use of survival-based
endpoints has been observed [7, 8]. The aim of this paper is to analyze
the evolution of CAR-T therapy clinical trials in the European Union, with
particular emphasis on methodological, regulatory, and safety aspects.

W przeciwienstwie do klasycznych produktéw lecz-
niczych, ktérych rozwdj kliniczny opiera sie na se-
kwencyjnie prowadzonych badaniach fazy I, Il lll,
rozwdj terapii CAR-T charakteryzowat sie poczatko-
wo znaczna elastycznoscig metodologiczng. Wyni-
kato to przede wszystkim z faktu, ze terapie te byty
stosowane u pacjentdw z zaawansowanymi, nawro-
towymi lub opornymi nowotworami hematologicz-
nymi, u ktérych dostepne opcje terapeutyczne byty
ograniczone lub nieskuteczne [2-6]. W takich wa-
runkach zastosowanie alternatywnych modeli oceny
skutecznosci klinicznej, opartych na badaniach jed-
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Peptydy ..research use only” - szara strefa wspéiczesnej farmacji
i mediow spolecznosciowych

Peptides “For Research Use Only” — The Gray Area of Modern Pharmacy and Social Media

dr. n. farm. Oleg Burdzenia

ORCID: 0009-0004-5093-1599

Departament Oceny Dokumentacji Produktéw Leczniczych

Stowa kluczowe: peptydy; research use only; odczynniki chemiczne;
produkty z pogranicza; media spotecznosciowe; produkt leczniczy;
bezpieczeristwo pacjenta; dezinformacja medyczna; suplementy diety;
sprzedaz internetowa

Streszczenie: W ostatnich latach obserwuje sie dynamiczny wzrost in-
ternetowej sprzedazy substancji okreslanych jako ,research use only”,
,odczynnikichemiczne”, ,syntetyczne peptydy badawcze” lub , produkty
nieprzeznaczone do spozycia przez ludzi”. Produkty te, mimo formalnych
deklaracjilaboratoryjnego przeznaczenia, sq prezentowane w sposob su-
gerujqcy stosowanie u ludzi, w szczegdélnosci w kontekscie redukcji masy
ciata, poprawy regeneracji, zwiekszenia masy miesniowej, dziatan anti-
-aging lub wptywu na gospodarke hormonalng. Artykutomawia problem
peptyddéw oferowanych jako ,do badan” z perspektywy regulacyjnej, tok-
sykologicznej i zdrowia publicznego. Przedstawiono réznice pomiedzy
legalnie dopuszczonymipeptydamileczniczymia substancjami sprzeda-
wanymi poza systemem rejestracyjnym, role organdéw parstwowych oraz
zagrozenia wynikajgce z niekontrolowanego obrotu. Oméwiono réwniez
wptyw mediéw spotecznosciowych i marketingu influencerskiego na po-
pularyzacje tego zjawiska, szczegdlnie wsréd mtodych konsumentéw.

Key words: peptides; research use only; chemical reagents; borderline
products; social media; medicinal products; patient safety; medical dis-
information; dietary supplements; online sales

Summary: Recent years have seen a rapid increase in the online sale
of substances described as “research use only”, “chemical reagents”, or
“synthetic research peptides”. Although formally declared for laboratory
purposes only, many of these products are marketed in a way that sug-
gests human use, especially for weight loss, anti-aging, bodybuilding,
tissue regeneration, or hormonal modulation. This article discusses the
phenomenon of “research peptides” from regulatory, toxicological, and
public health perspectives. Differences between authorised medicinal
peptide products and unapproved substances distributed outside the
pharmaceutical regulatory system are presented, together with the role
of public authorities and risks associated with uncontrolled distribution.
The article also highlights the role of social media and influencer market-
ing inthe spread of these products, particularly among young consumers.

1. Peptydy i wspélczesna farmacja -

miedzy medycyna a ,,szara strefa”

Peptydy naleza do najbardziej dynamicznie rozwi-
jajacych sie grup substancji biologicznie czynnych
wykorzystywanych we wspodtczesnej farmakoterapii.
S3 to zwigzki zbudowane z aminokwaséw potaczo-
nych wigzaniami peptydowymi, uczestniczace natu-
ralnie w licznych procesach fizjologicznych organizmu
cztowieka. W praktyce klinicznej stosowane sa m.in.
analogi insuliny, hormony peptydowe, agonisci re-
ceptora GLP-1, analogi gonadoliberyny czy wybrane
czynniki wzrostu [1,2].

Peptydy odgrywaja obecnie coraz wieksza role
nie tylko w klasycznej farmakoterapii, ale réwniez
w medycynie spersonalizowanej, biologii mo-
lekularnej, medycynie regeneracyjnej oraz no-
woczesnych terapiach metabolicznych. Rozwdj
technologii syntezy peptyddw, inzynierii biomole-
kularnej i bioinformatyki spowodowat gwattowny
wzrost liczby nowych czasteczek projektowanych
pod katem wptywu na okreslone receptory, szlaki
metaboliczne lub procesy komdrkowe. W ostat-
nich latach szczegdlne zainteresowanie wzbu-
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Sprawozdanie ze spotkania z Rzecznikiem Praw Pacjenta, ktére
odbylo sie 10 marca 2026 r. w siedzibie Urzedu Rejestracji
Produktéw Leczniczych, Wyrobéw Medycznych i Produktéw
Biobéjczych

Report on the meeting with the Patient Ombudsman of Poland, which took place on March 10,
2026, at the headquarters of the Office for Registration of Medicinal Products, Medical Devices, and
Biocidal Products

Bernadeta Otowska

Departament Nadzoru i Badan Klinicznych Wyrobdw Medycznych

Stowa kluczowe: wyréb medyczny, wyréb medyczny do diagnostyki in
vitro, badanie kliniczne, badanie dziatania, sSwiadoma zgoda, dziatanie
niepozgdane, Rzecznik Praw Pacjenta, fundusz kompensacyjn
Streszczenie: Spotkanie Prezesa Urzedu oraz pracownikéw Departa-
mentu Nadzoru i Badarn Klinicznych Wyrobéw Medycznych z Rzecznikiem
Praw Pacjenta i przedstawicielami Biura Rzecznika Praw Pacjenta, doty-
czqgce zaciesnienia wspotpracy dotyczqgcej bezpieczeristwa oraz ochrony
praw pacjentéw w kontekscie wyrobéw medycznych oraz badan klinicz-
nych wyrobéw medycznych.

Key words: medical device, in vitro diagnostic medical device, clinical in-
vestigation, clinical performance study, informed consent, adverse event,
Patient Ombudsman, compensation fund

Summary: A meeting between the President of the Office and employ-
ees of Department of Medical Device Supervision and Clinical Trials and
Patient Ombudsman with the representatives of the Office of the Patient
Ombudsman regarding closer cooperation on safety and the protection
of patients’ rights in the context of medical devices and clinical investiga-

tion of medical devices.

Wprowadzenie

Celem spotkania byto zacie$nienie wspdtpracy oraz
wymiany doswiadczen obu instytucji w obszarze
dotyczacym praw pacjentéw, w kontekscie wyrobow
medycznych, w tym takze w trakcie trwania badan kli-
nicznych i badan dziatania wyrobéw do diagnostyki
in vitro.

W spotkaniu z ramienia Urzedu udziat wzieli:

*  Prezes Urzedu Rejestracji Produktéw Leczniczych,
Wyrobdw Medycznych i Produktéw Biobdjczych
(URPL, WM i PB) minister dr Grzegorz Cessak

¢ Zastepca Prezesa do spraw Wyrobdéw Medycz-
nych —wiceprezes Sebastian Migdalski

¢ Dyrektor Departamentu Nadzoru i Badan Klinicz-
nych Wyrobéw Medycznych (DNB) — Aleksandra
Rodatus

¢ Zastepca Dyrektora Departamentu Nadzoru i Ba-
dan Klinicznych Wyrobéw Medycznych — Michat
Wréblewski

oraz pracownicy DNB: Tomasz Koeber, Ber-
nadeta Otowska, Anna Dudek, Patrycja
Kucharska.

Ze strony Biura Rzecznika Praw Pacjenta:
minister Barttomiej Chmielowiec — Rzecznik
Praw Pacjenta

Anna Stalmach-Mtynarska — Dyrektor Departa-
mentu Postepowan Wyjasniajacych

Pawet Grzesiewski — Dyrektor Departamentu
Prawnego

Agnieszka Adamczak — Naczelnik Wydziatu Po-
stepowan Kompensacyjnych w Departamencie
Swiadczen Kompensacyjnych

Magda Turek — Gtéwny Specjalista w Departa-
mencie Swiadczen Kompensacyjnych
Marlena Rybak-Baran - Specjalista w Departa-
mencie Swiadczen Kompensacyjnych
Marzanna Biehnkowska — Zastepca Dyrektora
Departamentu Wspdtpracy.
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Badania dziatania wyrobéw do diagnostyki w terapii
celowanej: przeglad najczesciej wykorzystywanych technik
diagnostycznych w badaniach dzialania zglaszanych do Prezesa
URPL,WMiPB

Performance studies of in vitro diagnostic devices in targeted therapy: an overview of the most
commonly used diagnostic techniques in performance studies submitted to the President of the Office
for Registration of Medicinal Products, Medical Devices, and Biocidal Products

Patrycja Kucharska

Departament Nadzoru i Badan Klinicznych Wyrobdw Medycznych

Stowa kluczowe: |VD, diagnostyka towarzyszqca, badania dziatania,
terapia celowana, wyroby do diagnostyki in vitro, techniki diagnostyczne,
biomarkery

Streszczenie: Badania dziatania wyrobéw do diagnostyki in vitro w ter-
apii celowanej podlegajg odrebnej procedurze uzyskania pozwolenia
Prezesa URPL, niezaleznej od badan klinicznych produktéw leczniczych
i sq oceniane zgodnie z przepisami IVDR. Na podstawie przeglgdu wni-
oskéw o pozwolenie na prowadzenie badan dziatania CDx zgtoszonych
do Prezesa Urzedu zidentyfikowano kilka najczesciej wykorzystywanych
technik diagnostycznych: immunohistochemie (IHC), fluorescencyjng
hybrydyzacje in situ (FISH), taricuchowq reakcje polimerazy w czasie
rzeczywistym (RT-PCR), ptynnq biopsje (ctDNA), ELISA oraz ECL. Kazda
z tych technik charakteryzuje sie odmiennym zakresem analitycznym
i zastosowaniem klinicznym, co wptywa na sposéb projektowania bada-
nia dziatania. Wyniki analizy wskazujq, ze zdecydowana wiekszo$¢
zgtoszonych badarn dotyczy wyrobéw stosowanych w onkologii, a IHC
pozostaje najczesciej wykorzystywanq w nich technikq.

Key words: |VD, performance studies, companion diagnostics, targeted
therapy, in vitro diagnostic devices, diagnostic techniques, biomarkers
Summary: Performance studies of in vitro diagnostic devices in targeted
therapy are subject to a separate authorization procedure by the Presi-
dent of the Office (URPL- Poland), and are assessed in accordance with the
IVDR. Based on a review of applications for authorization to conduct CDx
performance studies submitted to the President of the Office, several of the
most commonly used diagnostic techniques were identified: immunohis-
tochemistry (IHC), fluorescence in situ hybridization (FISH), real-time poly-
merase chain reaction (RT-PCR), liquid biopsy (ctDNA), ELISA, and ECL.
Each of these techniques is characterized by a different analytical scope
and clinical application, which influences the design of the performance
study. The results of the analysis indicate that the vast majority of the sub-
mitted studies concern devices used in oncology, with IHC remaining the
most frequently used technique in these studies.

1. Wprowadzenie
dla powigzanych markeréw biologicznych [1].
raz z rozwojem medycyny, poszerzyfa sie wie-  Biomarker to okreslona cecha, ktorg mierzy sie jako
dza na temat czynnikow wptywajacych nare-  wskaznik prawidtowych proceséw biologicznych,
akcje pacjenta na leczenie, a takze mozliwosci pro-  proceséw patogennych lub reakcji na ekspozycje
gnostyczne i diagnostyczne. Oprécz np. stylu zycia  lub interwencje. Moze by¢ wyznaczany na podsta-
pacjenta lub czynnikow srodowiskowych, decydujaca  wie wiasciwosci molekularnych, histologicznych,
role odgrywaja ich indywidualne cechy molekularne.  radiologicznych lub fizjologicznych [2]. Biomarkery
Kluczowymi elementami pozwalajacymi okresli¢ cechy  pozwalaja przewidzie¢ wynik danego leczenia oraz
molekularne sg odpowiednie metody diagnostyczne  rokowanie pacjenta. Nie chodzi tylko o mozliwos¢
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Przelomowe zastosowania sztucznej inteligencji w badaniach
klinicznych wyrobéw medycznych: innowacje, wyzwania
i kierunki regulacji

Pioneering applications of artificial intelligence in clinical trials of medical devices: innovations,
challenges and regulatory directions

Agnieszka Goérnik

Departament Nadzoru i Badan Klinicznych Wyrobdw Medycznych

Stowa kluczowe: Sztuczna inteligencja, Sl, Al, badania kliniczne jako
temat, urzgdzenia medyczne, diagnostyka obrazowa, zdalne monitoro-
wanie, jakos¢ danych

Streszczenie: Publikacja przedstawia przekrojowq analize zastosowari
sztucznejinteligencji (Al) w badaniach klinicznych wyrobéw medycznych, uka-
zujqcjejwptyw na pozyskiwanie danych, standaryzacje pomiaréw oraz zwiek-
szanie powtarzalnosci ocen. W literaturze podkreslono, ze Al moze wspiera¢
wykrywanie subtelnych zmian chorobowych w obrazowaniu (RTG, MRI, CT,
ICG), poprawiaé jakosé diagnostyki oraz ograniczaé przeoczenia dzieki algo-
rytmicznej analizie danych. Jednoczesnie wykazano, ze skutecznos¢ modeli
Jjest silnie zalezna od jakosci danych wejsciowych, protokotéw akwizycji i spo-
sobu uzycia systemu przez personel oraz uczestnikéw badan. Almoze réwniez
wspomagac preselekcje pacjentéw i projektowanie badan, zwtaszcza w ob-
szarach o wysokiej heterogenicznosciklinicznej, takich jak demencja. Wmode-
luHealthCare 5.0, dziekiintegragjiloT i ciggtemu monitorowaniu, Alumozliwia
prowadzenie zdecentralizowanych badan w czasie rzeczywistym. Publikacja
wskazuje takze na ryzyka zwigzane z niejednolitym stosowaniem narzedzi,
Jjakosciqg danych oraz ograniczonq przejrzystosciqg modeli, co wymaga odpo-
wiedniego zarzqdzania ryzykiem, nadzoru eksperckiego oraz walidagji wielo-
osrodkowych. W wietle analiz podkreslono konieczno$¢ zgodnoscirozwiqzan
Alzwymaganiamirozporzqdzenia 2017/745 irozporzqdzenia 2017/ 746 oraz
potrzebe ciggtej oceny dziatania (PMCF), aby zapewnié bezpieczenstwo i wia-
rygodnos¢ wynikéw badan z udziatem Al.

Key words: Artificial Intelligence, Al, Clinical Trials as Topic, Medical De-
vices, Diagnostic Imaging, Remote Monitoring, Data Quality
Summary: This publication presents a comprehensive analysis of the ap-
plications of artificial intelligence (Al) in clinical investigations of medical de-
vices, highlighting itsimpact on data collection, the standardization of meas-
urements, and the improvement of the reproducibility of assessments. The
literature highlights that Al can support the detection of subtle pathological
changes inimaging (X-ray, MRI, CT, ICG), improve diagnostic quality and re-
duce missed diagnoses through algorithmic data analysis. At the same time,
it has been demonstrated that the effectiveness of models is strongly depend-
ent on the quality of input data, acquisition protocols, and how the system is
used by staffand trial participants. Al can also assist with patient preselection
and trial design, particularly in areas of high clinical heterogeneity, such as
dementia. Inthe HealthCare 5.0 model, thanks to loT integration and continu-
ous monitoring, Al enables the conduct of decentralized real-time trials. The
publication also highlights risks associated with inconsistent use of tools, data
quality and limited model transparency, which require appropriate risk man-
agement, expert oversight and multicentre validation. In light of the analyses,
the need for Al solutions to comply with MDR/IVDR requirements and the need
for continuous performance monitoring (PMCF) were emphasized, in orderto
ensure the safety and reliability of research results involving Al

1. Wprowadzenie teligencji (Al) w badaniach klinicznych wyrobéw

medycznych — od sposobdw, w jakie Al moze

1.1. Cel usprawnia¢ gromadzenie oraz analize danych
i podnosi¢ spodjnosc oceny klinicznej, po ramy ja-

Celem artykutu jest przedstawienie roli sztucznejin-  kosci, etyki i regulacji warunkujgce bezpieczne
ALMANACH Vol.20NR 172026 55



<] WYROBY

MEDYCZNE [=]

Walidacja i poréwnywalnosé algorytméw Al w wyrobach
medycznych - wymagania kliniczne i regulacyjne
- przeglad literatury

Validation and comparability of Al algorithms in medical devices - clinical and regulatory

requirements —

a literature review

Agnieszka Goérnik

Departament Nadzoru i Badan

1. Wprowadzenie

1.1. Cel

Dynamiczny rozwdj algorytméw sztucznej inteligengji
w wyrobach medycznych tworzy potrzebe jasnych za-

70 Vol.20NR1 2026 ALMANACH

Klinicznych Wyrobdw Medycznych

Stowa kluczowe: sztuczna inteligencja, Sl, badania walidacyjne jako
temat, wyroby medyczne, nadzér po wprowadzeniu do obrotu
Streszczenie: Publikacja przedstawia analize zagadnier zwigzanych zwa-
lidacjq i poréwnywalnoscig algorytméw sztucznejinteligencji(Sl; Al) stosowa-
nych w wyrobach medycznych, obejmujgczaréwno wymagania techniczne,
kliniczne, jakiregulacyjne. W literaturze wskazuje sie, ze skuteczno$¢ modeli
Al zalezy w duzym stopniu od jakosci i spéjnosci danych wejsciowych oraz
warunkdéw ich pozyskiwania, co wptywa na stabilnos¢ predykcji i mozliwosé
obiektywnego poréwnywania wynikéw. Oméwiono kluczowe etapy walida-
cji — weryfikacje techniczng, walidacje techniczng oraz walidacje kliniczng
—podkreslajqgc potrzebe badan wieloosrodkowych, walidacji czasowejoraz
kontroli zmian wersji oprogramowania. Przedstawiono réwniez znaczenie
standarddéw raportowania, dotyczqcych m.in. dokumentacji danych, inter-
pretowalnosci modeli oraz przejrzystosci uporzgdkowanego ciggu etapéw
przetwarzania danych. W kontekscie regulacyjnym publikacja opisuje wyma-
gania rozporzqdzenia 2017/745 / rozporzqdzenia 2017/746 oraz podejscie
FDA dotyczqce oceny bezpieczenstwa, skutecznosci, zarzqdzania ryzykiem
i nadzoru po wprowadzeniu do obrotu, w tym PMCF. Whioski wskazujq, ze
rozwéj i wdrazanie Al w wyrobach medycznych wymaga spdjnych, trans-
parentnych i powtarzalnych zasad oceny, aby zapewni¢ bezpieczeristwo
pacjentéw oraz wiarygodnos$¢ wynikéw klinicznych.

Keywords: Artificial Intelligence, Al, Validation Studies as Topic, Medical
Devices, Postmarketing Surveillance

Summary: This publication presents an analysis of issues relating to the
validation and comparability of artificial intelligence (Al) algorithms used in
medical devices, covering technical, clinical and regulatory requirements.
The literature indicates that the effectiveness of Al models depends to
alarge extent on the quality and consistency of the input data and the con-
ditions under which it is collected, which affects the stability of predictions
and the ability to compare results objectively. The key stages of validation
— technical verification, technical validation and clinical validation — are
discussed, emphasizing the need for multicentre studies, temporal valida-
tion and control of software version changes. The importance of reporting
standards was also presented, concerning, among other things, data docu-
mentation, model interpretability and data pipeline transparency. In the
regulatory context, the publication describes the MDR/IVDR requirements
and the FDA's approach to the assessment of safety, efficacy, risk man-
agement and post-market surveillance, including PMCF. The conclusions
indicate that the development and implementation of Al in medical devices
requires consistent, transparent and reproducible evaluation principles to
ensure patient safety and the reliability of clinical results.

sad ich oceny. Modele Al wykorzystywane w diagnosty-
ce, analizie obrazéw i systemach wspomagania decyzji
wykazujg duzg zaleznos¢ od jakosci danych, populagji
oraz $rodowiska stosowania, co powoduje istotne réz-
nice w ich skutecznosci[1-5]. Walidacja obejmujaca te-
sty techniczne, kliniczne i uzytkowe — oraz mozliwos¢
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Zglaszanie niepozadanych dzialan lekéw -
przypomnienie

azde zgtoszenie dziatania niepozadanego pro-
duktu leczniczego przyczynia sie do rozwoju
wiedzy na temat bezpieczenstwa farmakoterapii.

Departament Monitorowania Niepozadanych Dziatan
Produktow Leczniczych Urzedu Rejestracji Produktow
Leczniczych, Wyrobdw Medycznych i Produktow Bio-
bdjczych przypomina, ze do obowigzkdéw przedsta-
wicieli takich zawodéw medycznych jak lekarz, far-
maceuta, pielegniarka, potozna, ratownik medyczny
nalezy zgtaszanie dziatan niepozadanych produktow
leczniczych.

Prawo do zgtaszania dziatan niepozadanych maja
diagnosta laboratoryjny, technik farmaceutyczny, fel-
czer, a takze pacjent, jego przedstawiciel ustawowy
i opiekun faktyczny.

e Zgtoszenia mozna dokona¢ w jeden z nastepu-
jacych sposobow:

*  za posrednictwem elektronicznych formularzy
dostepnych w Systemie Monitorowania Zagro-
zenh pod adresem https://smz.ezdrowie.gov.
pl/.

* wypetniajac przygotowane przez Urzad for-
mularze dostepne na stronie internetowej
Urzedu https://www.gov.pl/web/urpl/
zglos-dzialanie-niepozadane?2.

e zgtoszenia mozna dokona¢ poczta tradycyjna
lub elektroniczna, faksem na nr 22 49 21 309,
poprzez e-Doreczenia. Jesli posiadasz profil za-
ufany lub podpis elektroniczny, mozesz wystac
formularz poprzez platforme ePUAP. Zapisz
wypetniony formularz na swoim komputerze, a
nastepnie zatacz plik przy wysytaniu wiadomosci
przez ePUAP.

* Dla pacjentéw istnieje mozliwos¢ zgtoszenia
dziatania niepozadanego bezposrednio przez
telefon pod nr: 22 492 13 O1.

Na naszej stronie internetowej znajduja sie takze

wskazdéwki jak wypetnié formularz.

Zgtoszenie powinno mie¢ przewidziane przepisami

minimum informacji:

* inicjaty lub pte¢ lub wiek lub mase ciata pacjenta
—wystarczy jedna z tych danych,

* przynajmniej jedna nazwe leku — nazwe firmowa
lub nazwe powszechnie stosowana,

* conajmniejjedna reakcje niepozadany,

* imie, nazwisko i dane do kontaktu osoby zgta-
szajacej przypadek,

* podpis—oile zgtoszenie nie jest przekazywane
elektronicznie.

* W przypadku lekéw biologicznych lub biopo-
dobnych powinno sie takze poda¢ nazwe pro-
duktu leczniczego i numer serii.

Wieksza ilo$¢ informacji pozwala w sposdb bardziej

precyzyjny ocenic zwigzek przyczynowo — skutkowy

pomiedzy zastosowanym lekiem, a wystgpieniem
dziatania niepozadanego.

Kazde zgtoszenie ma dla nas wartos¢, pozwala na
uzupetnienie wiedzy o lekach dostepnych w Polsce
—zaréwno tych od dawna stosowanych jak nowych.

Leki objete szczegdlnie wnikliwym monitorowaniem
to gtéwnie leki nowe —w rozumieniu nowej substan-
cji czynnej. Produkty te oznaczone s3g na ulotce dla
pacjenta i Charakterystyce Produktu Leczniczego
symbolem czarnego odwréconego tréjkata'Vv.

Wiecej na temat tej grupy lekdw mozna przeczytac:

https://www.gov.pl/web/urpl/
leki-podlegajace-dodatkowemu-monitorowaniu2.
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ADDENDUM: Europa - badania kliniczne PLi WM;
kwiecien-maj 2026

dr Wojciech tuszczyna

Ostatnio KE, PE i EMA skoordynowaty trzy kie-
runki: przyspieszenie badan w sytuacjach kry-
zysowych, zwiekszenie transparentnosci CTIS oraz
uproszczenie MDR/IVDR.

1. Produkty lecznicze - EMA/ACT EU

Wytyczne PHE. 8 kwietnia 2026 EMA przeprowa-
dzita webinar ACT EU dotyczacy projektu pierw-
szych unijnych wytycznych dla badan w czasie
Public Health Emergencies. Dokument proponuije:
jedna sciezke przyspieszonej oceny zmian do pro-
tokotu, mozliwos¢ transferu uczestnikow miedzy
osrodkami bez petnej poprawki oraz obowigzkowa
konsultacje z Emergency Task Force dla badan ge-
nerujgcych dane kryzysowe. Konsultacja publiczna
zakonczona 30 kwietnia 2026, przewiduje finaliza-
cje przed zimg 2026/27.

CTIS - koniec odroczen. EMA potwierdzita w kwiet-
niu petne wdrozenie zrewidowanych zasad transpa-
rentnosci — zniesiono mechanizm odraczania publi-
kacji do 7 lat. Obecnie protokét, punkty koncowe
i dokumenty rekrutacyjne trafiajg do publicznego
portalu w ciggu ok. 30 dni od decyzji, a ochrona
informacji poufnych odbywa sie wylgcznie przez re-
dakcje. W raporcie ACT EU z kwietnia sie¢ raportuje
>4800 wnioskéw w CTIS od 2022 ., z czego 62%
to badania wielonarodowe.

Reforma prawa farmaceutycznego. Po porozu-
mieniu z 11 grudnia 2025 KE zapowiedziata w kwiet-
niu, ze formalne przyjecie pakietu przez PE i Rade
nastapi w Il kwartale 2026. Dla badan oznacza to:
ocene czesci | w 45 dniach dla terapii prioryteto-
wych, obowigzkowy europejski PIP sktadany w CTIS
oraz rozszerzenie obowigzku publikacji wynikéw ba-
dan fazy | prowadzonych u pacjentow.

Impuls dla wczesnych faz. 20 kwietnia 2026 EMA
przyznata status leku sierocego szesciu czastecz-
kom, m.in. daraxonrasib (rak trzustki), upadacitinib
(twardzina uktadowa), aganirsen (odrzut przeszcze-
pu rogowki), terapii genowej w DMD, oraz kandyda-
tom w mielofibrozie i chtoniaku wielkokomdérkowym.
Status daje szybkie doradztwo naukowe i zwolnienia
z optat - realnie skraca start badan I/II.
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2. Wyroby medyczne i IVD - KE i PE

Pakiet uproszczern MDR/IVDR. 14 kwietnia 2026
w komisji SANT PE przedstawiono projekt rozporza-
dzenia KE z 16 grudnia 2025. Gtéwne propozycje:
redukcja obcigzen administracyjnych o ok. 3 mid EU
rocznie, uproszczenie oceny zgodnosci dla techno-
logii ugruntowanych, ujednolicenie okresow przej-
$ciowych i zniesienie ,sell-off”. KE zapowiedziata
tez powotanie panelu ekspertow dla wyrobéw do
matych populacji (dzieci, choroby rzadkie) — decyzja
w maju 2026.

Digitalizacja. Réwnolegle wdrazane jest rozsze-
rzenie elektronicznych instrukcji uzycia (elFU) na
wszystkie wyroby dla profesjonalistéw. W bada-
niach klinicznych wyrobow pozwoli to dostarczac
elFU osrodkom, przy zachowaniu prawa do wersji
papierowe;j.

EUDAMED. Modut Clinical Investigations/Perfor-
mance Studies ma przej$¢ audyt funkcjonalny w Il
kwartale 2026; po nim rozpocznie sie 6-miesieczny
okres do obowigzkowego uzycia.

3. Zmianyw praktyce

Sponsorzy PL: przygotowanie strategii redakcji CCl
juz na etapie sktadania w CTIS; dla projektéw pande-
micznych wbudowanie mechanizmow z draftu ACT
EU (transfer, szybkie poprawki).

Producenci WM: monitoring prac PE —mozliwe prze-
suniecia certyfikacji; wdrozenie procesu elFU i przy-
gotowanie danych do modutu Cl w EUDAMED.

Zrodta:
1. EMA - ,New guidance on the conduct of clinical trials during public health
emergencies”, komunikat kwiecier 2026; webinar ACT EU 8.04.2026

2. EMA- Revised transparency rules for CTIS", 2023, potwierdzenie wdrozenia
kwiecien 2026

3. EMA-raport ACTEU ,Clinical Trials Regulation: progress onimplementation”,
kwiecien 2026

4. EMA-decyzje o oznaczeniu sierocym EU/3/26/3220-3227, 20.04.2026

5. KE - propozycja rozporzadzenia zmieniajacego MDR/IVDR z 16.12.2025;
prezentacja w PE 14.04.2026

6. PE, komisja SANT - Highlights z posiedzenia 14.04.2026

7. KE—komunikat ,Commission simplifies instructions for use of medical devices”,
2025/2026

8. KE-strona EUDAMED, aktualizacja kwiecien 2026



