HORIZON 2020 Caligma Program (2016 — 2017)
Saglik, Demografik Degisim ve Refah Alani

SC1-PM-08-2017: NADIiR HASTALIKLAR iCIN YENIi TEDAVILER
Kapsam:

e Proje destegi, Avrupa Komisyonu tarafindan yetim ila¢ olarak adlandirilan maddelerle
yapilan, klinik aragtirma tasarrminda Avrupa Ilag Ajanst (EMA)’'nin &nerilerini
dikkate alan ve agik bir hasta alma stratejisine sahip klinik arastirmalara saglanacaktir.

e Klinik arastirmalar kiiciik molekiilden gen ve hiicre tedavisine kadar genis bir
yelpazede yetim ilaglarla ilgili yeni miidaheleleleri ve/veya var olan ya da bilinen
miidahelelerin yeniden konumlandirmasini (repurposing) icerebilir.

e Miidahale, tam proje Onerisi i¢in ilan edilen son bagvuru tarihinde AB tarafindan yetim
ilac olarak onayli olmak zorundadir.

e Basili ve 6n caligsma niteligindeki preklinik veya klinik sonuglarla dogrulanmais kisa bir
fizibilite degerlendirmesi ve destek veri de sunulmalidir.

e Hasta kuruluslari, AB fiyesi devletlerdeki saglik otoritelerini dahil edecek uygun
planlar ve etkinlik ya da potansiyel klinik fayda degerlendirmesi ile birlikte saglik
ekonomisi lizerinde etki yapacak ilk gostergeler entegre edilmelidir.

e Klinik aragtirmaya ek olarak, proje oOnerileri preklinik arastirmanin son asamalarinin
sinirlt unsurlarini ve/veya proje kapsamindaki klinik arastirmayi tamamlayacak veya
katk1 saglayacak potansiyel risklerin deneysel degerlendirmesini kapsayabilir.

e Proje Onerilerinin agirlik merkezinin klinik ¢alismalar oldugu agik¢a vurgulanmalidir.

e KOBTI’lerin katilimi tesvik edilmelidir.

e Secilen proje Onerileri Uluslararas1 Nadir Hastaliklar Arastirma Konsorsiyumu
(IRDIRC) hedeflerine katki saglamali, kurallarina ve politikalarina uymalidir.

Biitce: 4-6 Milyon EUR

Beklenen Etki:

e AB’nin yetim ilaglarla ilgili ila¢ mevzuatinin amaglar1 dogrultusunda, proje Onerileri
yeni tedavi olanaklarinin ortaya ¢ikmasinda, nadir hastaliklar1 olan hastalara somut
yarar saglayacak yeni tedavilerin gelistirilmesine katkida bulunacaktir.

e lyi tasarlanmis klinik arastirmalar ve uygun sayida hastanin katildigi cokuluslu, ¢ok
merkezli bir arastirmanin sayesinde yetim ilaglarin gelistirilmesindeki hizli ilerleme.

e Yeni tedavi segeneginin ekonomik ve halk saglig1 yoniinden potansiyel etkilerinin 6n
degerlendirmesinin gelistirilmesi.

e Ilag gelistirme siirecine dahil olan KOBI’lerin biiyiimesine katki saglanmasi.

e Proje Onerileri, AB’nin arastirma ve inovasyon faaliyetlerindeki uluslararas: igbirligi
stratejileri dogrultusunda, IRDIRC hedeflerine katki saglayacaktir.

Eylem: Arastirma ve inovasyon



