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AnsoOkan om att fa genomfora en klinisk préovning med en genetiskt
modifierad virusvektor féor behandling av hemofili B

Yttrande

Namnden bedémer att risken for att den virusvektor som kommer att
anvandas skulle paverka miljon negativt ar forsumbar och har darfér inga
invandningar mot att den kliniska provningen genomfors.

Bakgrund

Foretaget Pfizer har ansokt om att f& genomféra en klinisk prévning av
genterapiprodukten PF-06838435 for behandling av medelsvar till svar
hemofili B. Den kliniska prévningen ar en fas Ill-studie dar syftet ar att

utvardera behandlingens effekt och sakerhet.

Hemofili B beror pa en mutation i genen for koagulationsfaktor IX,
ett protein som ar nédvandigt for att blodet ska levra sig.

PF-06838435 bestar av ett modifierat adenoassocierat virus,

en sa kallad virusvektor. Virusvektorn bar pa den humana genen fér
koagulationsfaktor IX och saknar de gener som gor att viruset i sin
naturliga form kan foréka sig. Genen for koagulationsfaktorn styrs av en
startsekvens som gor att den bara uttrycks i levern.

Totalt kommer cirka 50 forsdkspersoner att inga i studien, varav
1-2 personer kommer att behandlas vid Skanes universitetssjukhus.

Remissen avser miljoriskbedéomning enligt direktiv 2001/18/EG om avsiktlig
utsattning av genetiskt modifierade organismer i miljon.
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The Swedish Gene Technology Advisory Board

Overviagande

Svar och medelsvar hemofili B kdnnetecknas av smartsamma blédningar

i framfor allt leder och muskler. Blédningarna kan uppsta spontant eller

efter en mindre skada. Om blédningarna inte férebyggs orsakar de sa
smaningom bestaende skador pa ledkapsel, ledbrosk och ben. Det kan i

sin tur leda till minskad roérlighet, stelhet och kronisk smarta. Vid flertalet

fall av svar och medelsvar hemofili B injiceras koagulationsfaktor IX i
forebyggande syfte cirka tva ganger per vecka fran ett ars alder. PF-06838435

ar tankt som en mer bestaende behandling dar koagulationsfaktor X kontinuerligt
produceras under en langre period.

Foretaget har rapporterat positiva resultat fran den kliniska provningen, fas l/Il.

Den kliniska provningen kommer att utféras i kontrolleras klinisk miljé och
virusvektorn kan inte foroka sig.

Etisk bedomning

Namnden anser att det ar viktigt att nya behandlingar som underlattar fér
patienter med hemofili B utvecklas och att risken for att virusvektorn ska
sprida sig och paverka miljon negativt ar férsumbar. | anstkan beskrivs
dessutom rutiner fér att forhindra en eventuell spridning. Namnden ser
darfér inga oacceptabla risker med forsdken.

Beslut i detta arende har efter féredragning av kanslichef Marie Nyman fattats av
ledamoéterna Mari Andersson, Stefan Johansson, Josef Fransson, Daniel
Backstrom, llona Szatmari Waldau, Magnus Oscarsson, Bengt Eliasson, Stellan
Welin, Ulrika Egertsdotter, Patrice Humblot, Martin Weih, Lars Ahrlund-Richter,
samt tjanstgorande ersattare Isak From och Per Sandin. Vid arendets slutgiltiga
handlaggning, deltog aven ersattaren Helena Vilhelmsson samt tjanstemannen
Marie Nyman och Birgit Postol.
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