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1. Kontekst i cel Strategii Badan Naukowych

Choroby zwyrodnieniowe centralnego uktadu nerwowego (ND) sg uposledzajgcymi i nieuleczalnymi chorobami
zwigzanymi z wiekiem. Wsréd tych choréb najwieksze obcigzenie stanowig demencje, na czele z chorobg Alzheimera
i innymi chorobami z nig zwigzanymi, ktérymi dotkniete jest okoto 7 milionéw ludzi w Europie i spodziewane jest, ze ta
liczba bedzie podwajac sie co 20 lat z powodu starzenia sie spoteczenstwa. Obecnie koszt opieki nad osobami
cierpigcymi na demencje wynosi w Europie ok. 130 miliardéw rocznie, co powoduje, ze choroby neurodegeneracyjne
zwigzane z wiekiem sg jednym z najwazniejszych medycznych i spotecznych wyzwan, jakie stojg przed
spoteczenstwem.

Europejski wspdlny program badan naukowych choréb zwyrodnieniowych centralnego uktadu nerwowego (Joint
Programming initiative on combating neurodegenerative diseases, in particular Alzheimer’s disease - JPND) jest
innowacyjng inicjatywa wspotpracy w badaniach naukowych, powotang do walki z rosngcymi wyzwaniami
powodowanymi przez choroby neurodegeneracyjne. Jej celem jest wzmocnienie wptywu badan naukowych
prowadzonych w ramach krajowych programow i zidentyfikowanie wspélnych celow, kiére moga odnies¢ korzysci ze
wspolnych dziatah. Ta strategia badan zapewnia ramy dla przysztych inwestycji i wskazuje, jak europejski wysitek
badawczy moze bardziej efektywnie przyczyni¢ sie do poprawy prewenciji, diagnostyki, leczenia i opieki nad
pacjentem w tych uposledzajgcych funkcje poznawcze i zyciowe chorobach.

2. Priorytety naukowe i dziatania do ich realizacji

Priorytety naukowe

Aby uzyska¢ odpowiedni efekt badan naukowych nalezy przyjaé nowoczesne i multidyscyplinarne podejscie oraz
wzmocnic¢ i rozszerzy¢ istniejgce mozliwosci petnego spektrum badan podstawowych, klinicznych, dotyczgcych opieki
medycznej i socjalnej oraz badan translacyjnych. Dla przysztych wspélnych badah w ramach JPND zidentyfikowano
nastepujgce priorytety:

. Pochodzenie choréb zwyrodnieniowych centralnego uktadu nerwowego: potrzebne jest dalsze
poszerzanie wiedzy na temat przyczyn ND, czynnikéw ryzyka i odpornosci, zdarzen wywotujgcych chorobe.
Okreslenie populacji narazonych na ryzyko powinno ostatecznie prowadzi¢ do strategii prewencyjnych, co
bedzie wymagaé badan naukowych do odkrycia nowych genetycznych, epigenetycznych i Srodowiskowych
czynnikéw ryzyka dla ND oraz oceny ich wzajemnego oddziatywania. Zwigzana z tym jest potrzeba lepszego
zrozumienia normalnego procesu starzenia i jego wptywu na rozwdj i progresje chordb neurodegeneracyjnych.
Identyfikacja Srodowiskowych i behawioralnych modulatoréw tych proceséw zapewni tez wglad w czynniki
chronigce przed chorobg.

. Mechanizm i modele choroby: Petniejsze zrozumienie podstawowych mechanizméw choroby jest konieczne
do rozwoju nowego diagnostycznego i terapeutycznego podejscia, jak rowniez do okreslenia wiasciwego ,,okna
czasowego” do podjecia interwencji. Konieczne jest réwniez opracowanie nowych modeli komérkowych i
zwierzecych kluczowych elementéw procesu chorobowego, z uwzglednieniem takich czynnikow jak
progresywny charakter choréb neurodegeneracyjnych, chordb towarzyszacych, ptci i starzenia. Wysitki powinny
byc¢ tez skierowane na wyodrebnienie biologicznych i sSrodowiskowych podstaw behawioralnych i
psychologicznych symptomoéw choréb neurozwyrodnieniowych.

. Definicja i diagnoza choroby: Standardy oceny klinicznej nie zdajg egzaminu w uchwyceniu ztozono$ci
czesto spotykanych choréb neurodegeneracyjnych, konieczne jest zatem udoskonalenie i zaktualizowanie
obecnych kryteriéw diagnostycznych. Rézne formy i podtypy ND, wtgczajgc stadia przed pojawieniem sie
objawow klinicznych, wymagajg lepszej definicji jak réwniez nowych narzedzi diagnostycznych, ktére pozwolg
na wczesniejsze i doktadniejsze wykrycie tych choréb. Istotne jest poszukiwanie nowych biomarkeréw, zwigzku
pomiedzy badaniami ludzi i badaniami opartymi na zwierzetach, jak rowniez zapewnienie miernikéw progresiji
choroby, prognozowania i efektu terapeutycznego. Standaryzacja i harmonizacja tych narzedzi



i metod oceny jest krytyczna dla zapewnienia poréwnywalnosci wynikow i prowadzenia badan
miedzyosrodkowych.

Terapia i prewencja: Postep w identyfikacji nowych celéw terapeutycznych i rozwdj nowych lekdw moze sie
dokonac przez pobudzenie dwukierunkowego zwigzku pomiedzy badaniami modeli zwierzecych i komérkowych
oraz badaniami ludzi. Opracowanie procedur dla poprawienie selekcji do badan klinicznych moga takze
zwiekszy¢ szanse dla wykazania wiekszej skutecznosci nowych terapii. Badania powinny rowniez prowadzi¢ do
rozwoju interwencji psychologicznych, ze zwrdceniem szczegdlnej uwagi na promocje wigczenia spotecznego i
zaangazowania opiekundéw, podczas gdy stworzenie kohort pacjentéw z przedklinicznymi objawami ND
zapewni platforme do przysztego testowania sposobow interwencji w prewenc;ji lub powolnej progresji choroby.
Dtugoterminowy sposéb podejscia powinien pobudzaé strategie regeneracyjne i rozwija¢ nowe sposoby
podawania i transportu lekéw i Srodkow biologicznych do specyficznych miejsc w mdzgu i uktadzie nerwowym.

Opieka medyczna i socjalna: Obecnie wystepuje niedostateczna koordynacja pomiedzy systemami opieki
medycznej i socjalnej w poszczegdélnych krajach. Wymagana jest zatem ocena réwnosci w dostepie do
diagnostyki, leczenia, opieki i wsparcia dla chorych z ND oraz ewaluacja efektywnosci systeméw opieki w
zestawieniu z ponoszonymi kosztami w réznych krajach europejskich. Ponadto konieczna jest identyfikacja
najwazniejszych czynnikéw wptywajgcych na niepetnosprawnosé i jakos¢ zycia w chorobach
neurodegeneracyjnych, wtaczajgc w to efekty towarzyszacych powiktan, sposobu odzywiania i ostabienia,
wzajemne relacje z rodzing, opiekunami i otoczeniem, system opieki medycznej i socjalnej. Nalezy tez
podkresli¢ fakt, ze obecne podstawy naukowe strategii terapeutycznych w duzej mierze oparte sg na
intensywnych i krotkotrwatych badaniach, ktére nie przektadajg sie na realne dziatania, podczas gdy bardziej
oczekiwane sg wyniki, ktore lepiej odpowiadajg potrzebom pacjentéw i opiekunéw. Technologie wspierajace
samodzielne zycie mogg by¢ skierowane na potrzeby pacjentéw z ND i ich opiekunéw we wczesnych i
umiarkowanych stadiach choroby, jednak wiekszy nacisk powinien by¢ potozony na szczegdlne obcigzenie
powodowane przez choroby neurodegeneracyjne w przeciwienstwie do koncentrowania sie ogdlnie na
problemach starzenia. Powinny by¢ podjete takze badania w obszarze opieki paliatywnej i opieki w koncowym
stadium zycia, ktére razem z innymi obszarami badan choréb zwyrodnieniowych centralnego uktadu
nerwowego powinny integrowac badania naukowe ze ztozonymi problemami etycznymi zwigzanymi z tymi
chorobami.

Dziatania umozliwiajace realizacje priorytetow naukowych

Aby osiggngc¢ postep w wyzej wymienionych priorytetowych tematach konieczne bedzie podjecie szeregu dziatan:

Poznanie mozliwosci badawczych: Przeprowadzono mapowanie badan naukowych na poziomie krajowym i
europejskim aby zidentyfikowac¢ braki oraz te obszary do ktérych wskazane jest skierowanie lepszej
koordynacji i wiekszych srodkéw finansowych. Uzyskane wyniki sg podstawg do stworzenia publicznie
dostepnej bazy danych, ktéra bedzie prezentowac biezgce badania choréb neurodegeneracyjnych
prowadzone w Europie i przez to przyczyni sie do lepszego wykorzystania zasobow i infrastruktury
badawczej.

Wspierajaca infrastruktura i platformy: W staraniach o stworzenie odpowiedniego srodowiska dla badan
choréb neurodegeneracyjnych konieczne jest wsparcie integracji, harmonizacji danych i materiatow oraz
otwartego dostepu do ich wykorzystania. Wystandaryzowane wytyczne, metody i narzedzia zbierania i analizy
danych powinny przyczyni¢ sie np. do spetnienia wymagan platform technologicznych i biobankowania oraz
lepszego wykorzystania kohort populacyjnych. Wskazany jest przeglad ramowych zasad polityki, aby
umozliwi¢ prowadzenie badan w petnym zakresie struktur opieki medycznej, z wtgczeniem szpitali
powszechnych, podstawowej opieki medycznej i opieki sSrodowiskowej.



Wspétpraca z przemystem: Wiele ré6znorodnych organizacji komercyjnych zaangazowanych jest w badania
choréb neurodegeneracyjnych, od sektora farmaceutycznego, diagnostycznego i biotechnologicznego po
dostawcow ustug umozliwiajgcych samodzielne funkcjonowanie chorego j i opieki medycznej, z przemystem
wytwarzajgcym urzgdzenia do opieki domowej wigcznie. Powigzanie pomiedzy sektorem akademickim i
komercyjnym jest niezbedne, aby stworzy¢ nowy sposob podejscia do zagadnien leczenia i opieki. Powinna
by¢ tez popierana wymiana zasobdw i danych pomiedzy przemystem i instytucjami naukowymi.

Wspélpraca z instytucjami regulacyjnymi: Pobudzanie do efektywnego przetozenia wynikéw badan
naukowych na korzysci dla chorych wymagajg zaangazowania i wspotpracy z kluczowymi europejskimi i
krajowymi instytucjami regulacyjnymi aby zagwarantowac, ze przepisy sg zrozumiate dla badaczy i
proporcjonalne do ryzyka. Powinny by¢é promowane sieci prawnego wsparcia, aby zapewni¢ dostep do
pomocy w projektowaniu badan i zidentyfikowaniu ,wagskich gardet’ na wczesnym etapie.

Miedzynarodowe partnerstwo z krajami poza Europga: Wiadomo, ze niespotykane potrzeby kliniczne i
spoteczny wplyw choréb neurodegeneracyjnych stanowig problem globalny i szansg dla badah europejskich
moze by¢ wigczenie sie do sSwiatowych wysitkéw badawczych w tym obszarze. Taka wspdtpraca powinna
by¢ strategicznie zarzgdzana i powinna oferowaé wyrazng wartos¢ dodang do celéw JPND.

Budowanie zdolnosci badawczych: Niektére obszary badan ND wymagajg wzmocnienia. Powinny by¢
stworzone sieci pomiedzy dyscyplinami i badaczami, przy czym szczegodlny wysitek jest konieczny, aby
promowac¢ badaczy klinicznych i specjalistow w badaniach translacyjnych, zwiekszy¢ liczbe badaczy choréb
neurodegeneracyjnych wyspecjalizowanych w ekonomice zdrowia, statystyce, biologii obliczeniowej i
bioinformatyce. W celu zapewnienia doskonatosci w obszarze opieki medycznej i socjalnej, opartej na
przejrzystych zasadach w catej Europie, mogtyby by¢ stworzone centra metodyczne, aby wesprze¢ rozwo;j
badan i ocene interwencji, ustug i kierunkéw opieki.

Edukacjai szkolenie: Porady zapewniane pacjentom z chorobami neurodegeneracyjnymi przez game
réznych specjalistéw w zakresie opieki medycznej i socjalnej powinny by¢ oparte na petnym zrozumieniu
choroby, potrzeb pacjenta charakterystycznych dla tych chordb i dostepnych, opartych na naukowych
podstawach, wskazan terapeutycznych. Kliniczne i naukowe programy edukacyjne i szkoleniowe powinny by¢
dostosowane do tego celu i staraé sie budowaé kulture badan w petnym zakresie opieki medycznej i socjalnej.
Oprécz tego konieczne jest szeroka edukacja zdrowotna, aby zmniejszy¢ czynniki ryzyka chorob
neurodegeneracyjnych powigzane z niezdrowym stylem zycia. Powinna by¢ ona oparta na badaniach, w jaki
sposéb najlepiej wptyng¢ na zmiane zachowan w spoteczenstwie.

Powiazania z polityka: JPND wypracuje ramy, ktére podkreslg wazne problemy do rozwazenia w polityce
krajowej, co powinno zapewni¢ kompatybilnos¢é w sposobie podejécia do problemdéw zwigzanych z ND w
réznych krajach. Szczegdlnej uwagi wymaga: implementacja nowych technologii np. w obszarze
telemedycyny, urzadzen wspomagajgcych samodzielne funkcjonowanie oraz zapewnienie efektywnego
wprowadzania wynikow badan w dziatania w zakresie polityki zdrowotne;j.

Informowanie i rezultaty: Dla efektywnego wdrozenia w polityke i praktyke program badan musi tgczy€ i
angazowac szerokg game sektoréw. Wszyscy inetresariusze bedg mieli zapewniong informacje o
prowadzonych badaniach i ich wynikach, przez co wzrosnie swiadomosc¢ i poparcie dla badan choréb
neurodegeneracyjnych wsrod decydentdw, pacjentdw, organizacji pacjentdw i opiekunéw oraz ogétu
spoteczenstwa. Pomoze to rowniez w zwiekszeniu udziatu w badaniach i zmniejszy stygmatyzacje choréb
neurodegeneracyjnych.



3. Realizacja Strategii Badan

Strategia badan stanowi ramowe mozliwosci dla krajow uczestniczacych w inicjatywie “Wspdlnego Programowania” i
wyrazajgcych che¢ udziatu we wspdélnych akcjach, z uwzglednieniem krajowych programow, aby osiggngc¢ wiekszy
wpltyw i zapewni¢ nowe drogi finansowania. Podstawowg zasadg bedzie wspieranie badan najwyzszej jakosci.

4. Podsumowanie

Joint Programming initiative on combating neurodegenerative diseases, in particular Alzheimer’s disease jest
pionierskim przyktadem “wspdlnego programowania”, nowego podejscia do waznych wyzwan spotecznych, ktére nie
mogg by¢ rozwigzane wytgcznie przez krajowe programy. Ten dokument okresla wspding wizje 24 krajow
europejskich zaangazowanych w te inicjatywe, i stanowi strategiczne podejscie do wspierania badan na swiatowym
poziomie, ktére pomoze wykorzystywac istniejgce mozliwosci, zmierzyc sie z barierami stojgcymi na drodze postepu i
zapewni¢ nowe podejscie do prewencji, interwencji i opieki. Rekomendacje nakreslone w Strategii Badan skierowane
sg do petnego spektrum badan i sposobow podejscia do problemu. Uznajg tez wazng role innych grup interesariuszy,
jakg odegrali oni w opracowaniu tego programu. Ostatecznym celem jest podjecie badan, ktére przetozg sie na nowe
sposoby interwencji, poprawig stan zdrowia i zadowolenia z zycia pacjentow, ich rodzin i opiekunéw oraz przyniosg
korzysci ekonomiczne i spoteczne wszystkim krajom Unii Europejskie;.
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