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Anstkan om att genomfdra en klinisk prévning av en genterapi
for behandling av Duchennes muskeldystrofi

Yttrande

Namnden beddmer att risken for att den virusvektor som planeras att anvandas i den
kliniska prévningen skulle paverka miljon negativ ar forsumbar, och har darfér inga
invandningar mot att den kliniska prévningen genomfors.

Bakgrund

Foretaget Sarepta Therapeutics, Inc har ansokt om att fa genomfora en klinisk fas-3
prévning av genterapin SRP-9001 for behandling av sjukdomen Duchennes
muskeldystrofi.

| Sverige fods cirka tio pojkar per ar med Duchennes muskeldystrofi. Sjukdomen
orsakas av en brist pa, eller nedsatt funktion av proteinet dystrofin. Genen som kodar
for dystrofin, DMD, finns pa X-kromosomen vilket &r orsaken till att bara pojkar
drabbas. Flickor har en "frisk” genkopia pa sin andra X-kromosom. En brist pa
funktionellt dystrofin leder till att muskelfibrer lattare bryts ner och ersétts av fett och
bindvav. De forsta symtomen uppkommer ofta i trearsaldern och karakteriseras av en
l&ngsamt fortskridande férsvagning av skuldror-, backen- och ryggmuskulatur. Aven
hjarta och lungor som drabbas. Personer med Duchennes muskeldystrofi blir darmed
med tiden allvarligt funktionsnedsatta och far en forkortad livslangd.

SRP-9001 ar en genterapi dar en gen som kodar for mikrodystrofin fors in i patientens
celler med hjalp av en virusvektor. Mikrodystrofin har i bakomliggande studier visats
kunna starka muskelfibrers stabilitet och forbattra muskelfunktion i avsaknad av
dystrofin. Genterapin ar tankt att utforas en gang och ge en bestdende effekt.

Postadress
c/o Vetenskapsradet, Box 1035

Webb/E-post: Telefonnummer:
www.genteknik.se 08-546 44 081

11 64 Stockholm genteknik@genteknik.se


http://www.genteknik.se/

X\ /X

‘A'd’ WLe

Genteknikné

The Swedish Gene Tec

imnden Sida 2 av 2
gy Advisory Board

hnology

Overvagande

Enligt direktiv 2001/18/EG om avsiktlig utsattning av genetiskt modifierade organismer
i miljon ar en organism varje biologisk enhet som kan fordka sig eller dverfora
genetiskt material. Den virusvektor som anvands for att transportera in genen for
mikrodystrofin i cellerna ar ett adenoassocierat virus (AAV) som i sin naturliga form
kan infektera manniskor men orsakar inte sjukdom. | den modifierade formen av
virusvektorn har tva gener tagits bort som gor att viruset inte kan dela sig och spridas
till manniskor, eller andra organismer i miljon. Den kliniska prévningen kommer att
utforas i en kontrollerad klinisk miljo av sjukvards- och séakerhetsutbildad personal.

Etisk bedémning

Gentekniknamnden anser att det ar viktigt att nya behandlingar fér patienter med
Duchennes muskeldystrofi utvecklas. | anstkan beskrivs hur prévningen kommer att
genomforas av sjukvards- och sakerhetsutbildad personal i en kontrollerad klinisk
miljo. Vidare beskrivs atgarder for att sékerstalla saker transport, férvaring och
hantering av avfall. Eftersom virusvektorn ar modifierad for att inte kunna foroka sig ar
risken for spridning och att den ska paverka miljon negativt férsumbar.
Gentekniknamnden ser darfor inga oacceptabla risker med den kliniska prévningen.

Beslut i detta arende har fattats av ledamoterna Mari Andersson, Stefan Johansson,
Johan Hultberg, Daniel Backstrom, Magnus Oscarsson, Stellan Welin, Stefan
Jansson, Maria Bjérkman, Lars Ahrlund-Richter och tjanstgorande erséttare Isak
From, Staffan Ekl6f, Marianne Ahman, Emma Norén och Christina Dixelius.
Medverkade pa motet gjorde ocksa ersattare Helena Wilhelmsson och Sven-Ove
Hansson, och fran kansliet Annelie Carlsbecker och Mia Olsson.

Annelie Carlsbecker
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