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AnsoOkan om att fa genomfora en klinisk préovning med genetiskt modifierade
T-celler for behandling av diffust storcelligt B-cellslymfom

Yttrande

Namnden beddémer att risken for att de genetiskt modifierade T-celler som kommer
att anvandas som genterapi skulle paverka miljon negativt ar forsumbar och har
darfér inga invandningar mot att den kliniska provningen genomfors.

Bakgrund

Det tyska foretaget Miltenyi Biomedicine GmbH har ansokt om att f& genomfora en
klinisk provning, fas 2, av genterapiprodukten MB-CART2019.1. | en fas 2-studie
ar syftet framst att utvardera behandlingens effekt och sakerhet i en mindre grupp
patienter.

Genterapin ar utvecklad for behandling av diffust storcelligt B-cellslymfom som
drabbar ungefar 500 svenskar arligen. Det ar en aggressiv form av cancer som
utgar fran de celler i immunférsvaret som tillverkar antikroppar, B-cellerna.
Behandlingen gar ut pa att patientens egna immunceller (T-celler) modifieras sa att
de battre k&nner igen och dédar cancerceller. T-cellerna modifieras med hjalp av
en virusvektor sa att de pa sin yta far ett protein som heter chimar antigenreceptor
(CAR) som kanner igen cancerceller. Den har typen av behandlingar kallas darfor
CAR-T-cellterapier. Virusvektorn som anvands for att foéra in CAR i T-cellerna ar ett
lentivirus som har modifierats sa att det inte kan replikera (féroka sig) och inte
orsaka sjukdom.

Den grupp av patienter som genterapin ar utvecklad for ar endera en
aterfallsbenagen eller en behandlingsresistent form av sjukdomen. Behandlingen
kommer att testas pa 84 patienter i nio olika lander i Europa.
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Overviagande

Enligt direktiv 2001/18/EG om avsiktlig utsattning av genetiskt modifierade
organismer i miljén ar en organism varje biologisk enhet som kan féroka sig eller
Overfora genetiskt material. Isolerade T-celler kan inte 6verfora genetiskt material.
De kan daremot féroka sig in vivo (inne i kroppen) eller i ett laboratorium om
forhallandena (t.ex. naringsmedium, koldioxidhalt, luftfuktighet) ar de ratta. Utan
dessa sarskilda forhallanden kan de modifierade T-cellerna inte éverleva och
sprids darfor inte i miljon. Den kliniska provningen kommer att utféras i en
kontrollerad klinisk miljé av sjukvards- och sakerhetsutbildad personal. Eftersom
virusvektorn som anvands har modifierats sa att den saknar férmaga att féroka sig
kan inte heller den spridas eller orsaka sjukdom hos manniskor, eller andra
organismer i miljon.

Etisk bedomning

Namnden anser att det ar viktigt att nya behandlingar som underlattar for patienter
med aterfallsbenaget och behandlingsresistent diffust storcelligt B-cellslymfom
utvecklas. Risken for att virusvektorn eller de modifierade T-cellerna som anvands
ska sprida sig och paverka miljon negativt ar férsumbar. | ansékan beskrivs
dessutom rutiner for att forhindra en eventuell spridning till miljon. Namnden ser
darfér inga oacceptabla risker med forsdken.

Beslut i detta arende har fattats per capsulam av ledaméterna Mari Andersson,
Stefan Johansson, Johan Hultberg, Maria Gardfjell, Stellan Welin, Ulrika
Egertsdotter, Patrice Humblot, Martin Weih, Maria Bjérkman, Lars Ahrlund-Richter,
samt tjanstgorande ersattare Staffan EkIof.

Mari Andersson

Marie Nyman
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