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Fejlett terápiás orvosi készítmények (ATMP):
az EMA-CAT szerepe

Az érvényes EU szabályozás szerint:
minden sejtkészítmény és génterápiás 

készítmény GYÓGYSZER

European Medicines Agency
EMA - London

The Committe for
Advanced Therapies

(CAT)

Központosított 
engedélyezési eljárás

az EU-ban



London – Canary Wharf

BREXIT!

Committee
for Advanced Therapies

(CAT)

CHMP: Committee for
Human Medicinal Products

EU Commission

FDA



Az EMA-CAT hatásköre:

• sejtterápiás készítmények, 
• génterápiás készítmények, 
• szövet-alapú készítmények,
• kombinált készítmények

Kivételek a vérkészítmények és a transzplantációs
eljárások klinikai alkalmazása

Hangsúlyos terület az őssejtek
terápiás alkalmazása



A totipotens őssejtektől a szöveti sejtekig   
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A köldökzsinórvér, a 
zsírszövet, vagy a bőr nagy 

számban tartalmaz 
szöveti őssejteket

Szöveti őssejt
terápiák! 

Korai embriókból 
embrionális őssejtek, 

pluripotens ES sejtvonalak 
nyerhetők

Bármilyen (?) szöveti 
sejtünkből indukált 

pluripotens őssejtek (iPS) 
hozhatók létre

Honnan nyerhetünk őssejteket?



Az indukált pluripotencia
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Érett 
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Pluripotens
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Új módszerek a génsebészetben

Hatékony, célzott, 
gyors, egyszerű!!

A CRISPR rendszer – a baktériumok védekező fegyveréből gén‐editálás

CRISPR fehérje

emberi DNS 



Emberi pluripotens őssejtek
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Szívizomsejtek emberi őssejtekből



Idegsejtek emberi őssejtekből



Az őssejtek terápiás alkalmazásában 
rejlő fő lehetőségek és veszélyek:

Transzplantációhoz, sejt-, vagy szövet-beültetéshez 
kapcsolódó gyógyító eljárások

ES/iPS sejt – Valamennyi szövetféleség pótlására 
alkalmas lehet!

De: nem-differenciált formában beültetve teratómát
okoz!

Csak a már részlegesen differenciálódott, teratómát nem 
okozó őssejtek alkalmazására van lehetőség. 



Kis cél‐populáció, lassú engedélyezés,

Elégtelen pénz és információ a termék
fizetési feltételeihez,

A fejlett terápiás készítmények jelentős fejlesztési és
előállítási költséggel, igen szoros szabályozási
keretekkel, ugynakkor alacsony megtérülési

lehetőséggel rendelkeznek!

Bonyolult és drága alkalmazási technikák, az
orvosok ellenállása a fejlett terápiákkal
szemben!

A fejlett terápiák engedélyezésének, 
bevezetésének és alkalmazásának fő akadályai:



Az elmúlt 8 év alatt összesen hét (!) 
ATMP‐t engedélyezett a Bizottság az

Európai Unióban. 

“Őssejt
alapú
terápiák”

2017 – az EMA által eddig engedélyezett
fejlett terápiás készítmények

Megfizethetetlen gyógyszerek!



“Az EMA-CAT állást foglalt az
“őssejt-turizmusnak” nevezett

jelenséggel szemben, amelynek
során nem igazolt terápiákkal a 

betegek pénzén végeznek
“ember-kísérleteket”



Őssejtek – és csodák?

Az őssejt klinikák:
nem engedélyezett, for‐profit 

humán kísérletek

Texas‐ban több, mint 20, az USA‐ban 
100‐nál több őssejt klinika, 

több millió dolláros jövedelmekkel,
FDA engedély nélkül

Gyorsan növekvő “franchise” klinikák: “Minden betegségre van gyógyszerünk!” 

Az FDA számára küldött üzenet ‐ a Trump “doktrina”: 
kevesebb szabályozás, több új gyógyszer



Őssejtek a magyar bíróságon
A vád szerint egy ukrán tudós módszerei alapján magyar és ukrán orvosok 
engedély nélkül nyújtottak őssejtkezelést gyógyíthatatlan betegeknek, 
több millió forintért. Huszonegy sértett ‐ a páciensektől többnyire öt millió 
forintot kértek.

2017. december, megismételt eljárás:  a bíróság nemcsak emberi test tiltott 
felhasználásának és emberen végezhető kutatás szabályai megszegésének 
bűntettében, hanem többrendbeli csalás miatt is bűnösnek mondta ki a
vádlottjakat.
Az ügy mind az öt vádlottja felfüggesztett börtönbüntetést kapott. Pákh Imre 
elsőrendű vádlottat 10 hónap – 2 év próbaidőre felfüggesztett – börtönre és 9 
millió forint pénzbüntetésre ítélték. Baltaitiszmásodrendű vádlott 1 év, 3 évre 
felfüggesztett börtönt kapott és 10 évre kiutasították Magyarország területéről. Dr. 
Seffer István harmadendű vádlottat 1 év, szintén 3 évre felfüggesztett börtönnel és 
1 millió forint pénzbüntetéssel sújtották. 

2015. április 24 ‐ ítéletek első fokon: a bíróság a csalást nem látta 
megállapíthatónak, de a vádlottak többségét bűnösnek mondta ki emberen 
végezhető kutatás szabályainak megszegése, emberi test tiltott felhasználása és 
kuruzslás bűncselekményében. 



Súlyos sarlósejtes anémiában szenvedő gyermek -
PID-vel biztosított, HLA-identikus testvérek születése -

Köldökzsinórvér-őssejt transzplantáció -
Megmentő (savior) testvér!

(2008, Carlos Boozer, Chicago Bulls)

Asszisztált reprodukció és őssejt-terápia?



Hargitai
Zsófi
rajza

Őssejtekkel a sikerek küszöbén?

Egy kis türelmet a csodákhoz!!


