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Fejlett terapias orvosi készitmények (ATMP):
az EMA-CAT szerepe

European Medicines Agency AZ EUROPAI PARLAMENT ES A TANACS 1394/2007/EK RENDELETE

2007. nove .
EMA - London (2007. november 13.)
a fejlett terdpids gyogyszerkészitményekrdl, valamint a 2001/83[EK irdnyelv és a 726/2004/EK

rendelet modositasirol

(EGT-vonatkozdsa szoveg)

Az érvényes EU szabalyozas szerint:
minden sejtkészitmeny és génterapias
készitmény GYOGYSZER

Hatdlybalépés

Ez a rendelet az Eurdpai Unié Hivatalos Lapjdban valé kihirdetését
kovetd huszadik napon 1ép hatdlyba.

'"‘:‘Hlil ) a rendeletet 2008. december 30-t6l kell alkalmazni
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W Kozpontositott
i enged¢lyezesi eljaras The Committe for
i az EU-ban Advanced Therapies
(CAT)




Committee
for Advanced Therapies

CHMP: Committee for
Human Medicinal Products

!

EU Commission

London Canary Wharf




Az EMA-CAT hataskore:

sejtterapias készitmények,
génterapias készitmények,
szovet-alapu készitmények,
kombinalt készitmények

Kivételek a vérkészitmények és a transzplantacios
eljarasok klinikai alkalmazasa

Hangsulyos terilet az 6ssejtek
terapias alkalmazasa




A totipotens ossejtektol a szoveti sejtekig

Totipotens 0ssejt

Pluripotens
ossejt

On-megujitas .
Erés/
differencialodas

Szoveti ossejtek

Multipotens
ossejtek

Prekurzor
(progenitor)
sejtek

differencialodott sejtek




Honnan nyerhetiink ossejteket?

Stem Cells:

Scientifiec Progress and
Future Research Directions
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A koldokzsinorver, a
zsirszovet, vagy a bor nagy
szamban tartalmaz

Szoveti 0ssejt
terapiak!

Korai embriokbol
embrionalis 0ssejtek,

nyerhetok

Barmilyen (?) szoveti
sejtiinkbol




Az indukalt pluripotencia
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Uj médszerek a génsebészetben

Hatékony, célzott,
gyors, egyszeru!!




Emberi pluripotens ossejtek




Szivizomsejtek emberi 6ssejtekbdl
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ldegsejtek emberi 6ssejtekbdl
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Transzplantaciohoz, sejt-, vagy szovet-beiiltetéshez
kapcsolodo gyogyito eljarasok

ES/iPS sejt — Valamennyi szovetféleseg potlasara
alkalmas lehet!

De: nem-differencialt formaban beiiltetve teratomat
okoz!

Csak a mar részlegesen differencialodott, teratomat nem
okozo ossejtek alkalmazasara van lehetoség.




Kis cél-populacid, lassu engedélyezés,

Elégtelen pénz és informacio a termék
fizeteési feltételeihez,

Bonyolult és draga alkalmazasi technikak, az
orvosok ellenallasa a fejlett terapiakkal
szemben!

A fejlett terapias készitmények jelentos fejlesztési és
eloallitasi koltséggel, igen szoros szabalyozasi
keretekkel, ugynakkor alacsony megtériilési
lehetoséggel rendelkeznek!




2017 — az EMA altal eddig engedélyezett

fejlett terapias készitmények

Az elmult 8 év alatt 6sszesen hét (!)

ATMP-t engedélyezett a Bizottsag az
Eurdpai Unidban.

Table 1. Market Features of EU-Authorized Advanced Therapy Medicinal Products

ATMP ChondroCelect Glybera MACI Provenge Holoclar Imlygic Strimvelis
Product Class tissue-engineered AAV-mediated tissue-engineered autologous somatic tissue-engineered oncolytic HSV- ex vivo autologous
therapy (based on in vivo gene therapy (based on cell therapy therapy (based on mediated in vivo hematopoietic
autologous cells) therapy autologous cells) autologous cells) gene therapy stem cell gene
therap
Price tag w $93,000 (only $65,000 (only i
- he US)
National only achieved not achieved not achieved not achieved not achieved not achieved not achieved
reimbursement in three EU
in the EU countries (Spain, o ~
Belgium, and Megfizethetetlen gyogyszerek!
the Netherlands)
Authorization N/A N/A N/A authorized by N/A authorized by US N/A
outside EU US FDA on FDA on October 27,
April 29, 2010 2015
Current status available (will be available suspended by EMA withdrawn by EMA available available available
in EU withdrawn on on November 19, 2014 on May 6, 2015
November 30,
2016)
Time from June 1, 2007 December 23, September 1, 2011 to December 30, 2011 March 6, 2013 August 28, 2014 to May 1, 2015 to
filling until to October 5, 2009 to October 25, June 27, 2013 (circa to September 6, 2013 to February 17, December 16, 2015 May 26, 2016
obtaining EU 2009 (circa 2012 (circa 34 23 months) (circa 21 months) 2015 (circa 24.5 (circa 16.5 months) (circa 13 months)
marketing 29 months) months) months)
authorization
Special N/A subject to additional subject to additional subject to subject to subject to additional subject to additional
considerations monitoring®; has monitoring® additional additional monitoring® monitoring®; has
orphan designation®; monitoring® monitoring®; orphan designation”
authorized under has orphan
exceptional designation”;
circumstances® authorized under
conditional
anoroval®
ChondroCelect® ||Glybera® MACI® Provenge ® oloclar® Imlygic® Strimvelis®
Repair of reatment of Reparir of Treatment of reatment of limbal | Treatment of Treatment of
“ ('j sse t cartilage defects anulial lipoprotein || cartilage defects [|metastatic castrate [lstem cell deficiency | unresectable severe combined
of the femoral ipase deficiency of the knee in resistant prostate ue to ocular buns | melanoma (Stage | immunodeficiency
a |a p l:l cond_yle of the vith severe or adults. cancer in male in adults. IIIB, IIIC and due to adenosine
knee 1n adults. nultiple adults. IVMI1a) 1n adults. | deanmunase
ter a’ P i a’ k” pancreatitis attacks deficiency (ADA-
1 adults.

SCID).
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PERSPECTIVE

Medical Innovation Versus
Stem Cell Tourism

Olle Lindvall** and Insoo Hyun®*

Public statement

Concerns over unregulated medicinal products containing
stem cells

The Agency highlights that access to stem-cell medicinal products should
only be under certain controlled conditions

Stem cell tourism is criticzed on grounds of consumer fraud, blatant lack of scientific justification,
and patient safety. However, the ssues are complex because they invoke questions concerning the
limits of acceptable medical innovation and medical travel Here we discuss these issues and
articulate conditions under which “unproven” therapies may be offered to patients outside of
regular chnical triaks.

26 JUNE 2009 VOL 324 SCIENCE wwwsciencemag.org
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Selling the Stem Cell Dream
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“Az EMA-CAT allast foglalt az I
“O6ssejt-turizmusnak” nevezeftt
jelenséggel szemben, amelynek

soran nem 'g azolt terép iakkal a Patients Beware: Commercialized
betegek pén zén Végeznek Stem Cell Treatments on the Web
“ember-kisérleteket” A vsport by e nternatona Scityfor St oll Ressarch (SSCRY Tak Forcsen Unpron St el

Treatments outlines development of resources for patients, their families, and physicians seeking informa-
tion on stem cell treatments.

Cell Stem Cell ISSCREZ (- |

Cell Stem Cell 7, 43-49, July 2, 2010



Ossejtek — és csodak?

I'll have a » ' .
double-shot! o guUCH> Az 6ssejt klinikak:

nem engedélyezett, for-profit
human kisérletek

Texas-ban tobb, mint 20, az USA-ban
100-nal tobb 6ssejt klinika,
tobb millié dollaros jovedelmekkel,
FDA engedély nélkiil

Gyorsan novekvo “franchise” klinikak: “Minden betegségre van gydgyszerink!”

Az FDA szamara kuldott uzenet - a Trump “doktrina”:
kevesebb szabalyozas, tobb uj gyogyszer




Ossejtek a magyar birésagon

A vad szerint egy ukran tudos maddszerei alapjan magyar és ukran orvosok
engedély nélkiil nyujtottak 6ssejtkezelést gyogyithatatlan betegeknek,
tobb millié forintért. Huszonegy sértett - a paciensektol tobbnyire 6t millid
forintot kértek.

2015. aprilis 24 - itéletek els6é fokon: a birdsag a csalast nem latta
megallapithaténak, de a vadlottak tobbségét

2017. december, megismételt eljaras: a birésag nemcsak emberi test tiltott
felhasznalasanak és emberen végezhet6 kutatas szabalyai megszegésének
blintettében, hanem miatt is blnosnek mondta ki a
vadlottjakat.

Az Gigy mind az 6t vadlottja felfiiggesztett bortonbiintetést kapott. Pakh Imre
elsérendli vadlottat 10 honap — 2 év prdobaidore felfliggesztett — bortonre és 9
millié forint pénzbiintetésre itélték. Baltaitisz masodrendii vadlott 1 év, 3 évre
felfliggesztett bortont kapott és 10 évre kiutasitottak Magyarorszag teriiletérél. Dr.
Seffer Istvan harmadendii vadlottat 1 év, szintén 3 évre felfiiggesztett bortonnel és
1 millid forint pénzbiintetéssel sujtottak.




Sulyos sarlésejtes anémiaban szenved6 gyermek -
PID-vel biztositott, HLA-identikus testvérek szuletése -
Koldokzsinorvér-6ssejt transzplantacio -
Megmento6 (savior) testver!

(2008, Carlos Boozer, Chicago Bulls)
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When their son was born with a debilitating disease,
CeCe and Carlos Boozer pulled their family together




Ossejtekkel a sikerek kiiszobén?

Egy kis tlirelmet a csodakhoz!!

Hargitai
Zsofi
rajza




