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Europejscy naukowcy opracowali innowacyjne
rozwiazania terapeutyczne do leczenia pierwotnych niedoborow odpornosci (PNO). Te

przelomowe leki powinny rowniez przynies¢ korzysci kliniczne w terapii innych
nieuleczalnych schorzen.

PUN to rzadkie choroby dziedziczne uktadu odpornosciowego, powodowane przez mutacje genow
potrzebnych do rozwoju i czynnosci komoérek odpornosciowych. Chorzy sa narazeni na infekcje,
choroby autoimmunologiczne oraz nowotwory, a najczestsza metoda leczenia jest przeszczep
krwiotworczych komoérek macierzystych (HSC). Przy braku odpowiedniego dawcy przeszczep HSC
ma ograniczone zastosowanie i czesto towarzysza mu powiktania.

Produkty lecznicze terapii zaawansowanej (ATMP) oparte na autologicznych komoérkach
krwiotworczych, modyfikowanych genetycznie ex vivo przy pomocy wektoréw wirusowych, to
substancje dajace nadzieje na skuteczne leczenie PUN. Podczas pierwszych prac na autologicznych
HSC o skorygowanych genach napotykano jednak na problemy dotyczace bezpieczenstwa, zwigzane
z pierwsza generacja wektorow retrowirusowych w pewnych typach PUN. Aby to zmieni¢, uczestnicy
projektu CELL-PID (Advanced cell-based therapies for the treatment of primary immunodeficiency),
finansowanego ze srodkow UE, postanowili opracowa¢ innowacyjne i bezpieczne ATMP do
klinicznego leczenia pacjentow z PUN.

Uczeni z projektu CELL-PID pracowali nad nowymi metodami izolowania CELL z krwi, ich hodowli in
vitro oraz wzbogacania o komorki progenitorowe limfocytéw T. Szeroko zakrojone prace
doprowadzily do wytworzenia wektoréow wirusowych umozliwiajgcych stabilng integracje
konkretnych genéw leczniczych z komoérkami pacjenta. Przy pomocy innowacyjnych narzedzi
technologicznych i urzadzen zespoty badawcze uzyskaty wektory spetmiajace kryteria dobrej praktyki
produkcyjnej oraz produkty lecznicze na bazie komdrek. Ponadto przygotowano nowe strategie
pozwalajgce na ponownag integracje lub zastgpienie grasicy, ktéra czesto ulega zmianom u pacjentéw
z PUN.

W projekcie CELL-PID przeprowadzono réowniez badania kliniczne dotyczace czterech schorzen:
zespotu SCID-X1, zespotu Wiskotta-Aldricha (WAS), ciezkiego ztozonego niedoboru odpornosci
w wyniku niedoboru deaminazy adenozynowej (SCID/ADA) oraz przewlektej choroby ziarniniakowej
(CGD). Zasadniczo, proby te potwierdzity trwate wszczepienie komorek ze skorygowanymi genami,
przywrécenie funkcji odpornosciowej oraz ogdlng poprawe stanu klinicznego pacjentow.
O bezpieczenstwo nowej metody zadbano, przeprowadzajac rygorystyczne i doktadne testy.

Innym waznym osiagnieciem byto przyczynienie sie do dopuszczenia do obrotu na rynku UE
pierwszego produktu terapii genowej na komoérkach macierzystych ex vivo, przeznaczonego do
leczenia chordéb genetycznych. Dzieki wspolpracy z przemystem, opatentowanym lekom sierocym
oraz uzyskaniu srodkéw z programu Horyzont 2020, partnerzy projektu walnie przyczynili sie do
stworzenia europejskiej, obejmujacej wiele osrodkow platformy na rzecz leczenia PUN.


http://www.cell-pid.eu/

Zrédto: www.cordis.europa.eu
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