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11-latek wyleczony z ostrej biataczki
limfoblastycznej dzieki terapii CAR-T

Zastosowana w Klinice Transplantacji Szpiku, Onkologii i Hematologii Dzieciecej USK we
Wroclawiu nowatorska w Polsce terapia CAR-T przyniosla efekt. 11-letni pacjent po siedmiu
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latach nieskutecznego leczenia ostrej bialaczki limfoblastycznej zostal wyleczony.

W poniedziatek na konferencji prasowej we Wroctawiu poinformowano o skutecznym leczeniu
terapia genowa CAR-T pacjenta z nawrotowa ostra biataczka limfoblastyczna. W 2019 r. Klinika
Transplantacji Szpiku, Onkologii i Hematologii Dzieciecej Uniwersyteckiego Szpitala Klinicznego we
Wroctawiu jako pierwsza w Polsce przeszta proces certyfikacji, potwierdzajacy gotowos¢ do leczenia
terapia genowa CAR-T pacjentéw pediatrycznych.

Prof. Krzysztof Kalwak z wroctawskiej kliniki poinformowat, Ze komdrki CAR-T zostaly po raz
pierwszy zastosowane u 11-letniego chtopca, zmagajacego sie z biataczka od siedmiu lat. Przez ten
okres otrzymat on wszelkie mozliwe formy terapii, w tym dwie allogeniczne transplantacje komorek
krwiotwoérczych od dwdch réznych dawcow.

»Mimo zastosowanego leczenia, biataczka ciagle nawracata i w 2019 roku wiekszos¢ lekarzy nie
widziata juz nadziei na uratowanie chtopca. My byliSmy jednak zdeterminowani i po uzyskaniu
certyfikacji osrodka wykonaliSmy leukafereze u dziecka, uzyskujac odpowiednia liczbe limfocytéw T,
ktore to zostalty potem zmodyfikowane genetycznie w laboratorium w USA” - powiedzial prof.
Krzysztof Katwak.

Dodal, ze zmodyfikowane, bo wyposazone w narzedzia do celowanego zabijania komodrek
biataczkowych limfocyty T dotarty do Wroctawia z USA i zostaly przeszczepione choremu chtopcu 3
marca 2020 roku.

.,P0 przeszczepie nie zaobserwowaliSmy zadnych istotnych powiktan immunologicznych ani
neurologicznych i mogliSmy wypisa¢ chtopca do domu jeszcze przed ogtoszeniem epidemii COVID-19.
W pierwszych dwoch miesigcach po podaniu obserwowaliSmy zmniejszanie sie choroby resztkowej,
ale wciaz komorki biataczkowe byly obecne. Teraz mamy wreszcie dtugo wyczekiwane +zero+
z czutoscia do 10-5. Nie mamy stuprocentowej gwarancji, ze efekt bedzie trwaty, jednak na razie ma
niewykrywalna chorobe resztkowa i po raz pierwszy od 7 lat dziecko, jego rodzice i my, lekarze
mozemy odetchnac z ulga: niemozliwe stato sie mozliwe” - powiedziat prof. Katwak.

»Wiekszo$¢ pacjentow chorych na ostra biataczke limfoblastyczna dobrze odpowiada na leczenie
konwencjonalne, jednak u czesci z nich, wykazujacych cechy ztego rokowania, wznowy nastepuja
szybko. Dla okoto 15-20 dzieci rocznie nie mamy w tym momencie zadnych rozwiazan
terapeutycznych, ktore dawatyby szanse na wyleczenie. Metoda CAR-T jest dla nich bez watpienia
nadzieja” - powiedziata prof. Bernarda Kazanowska, zastepca kierownika kliniki.

Prof. Piotr Ponikowski, p.o. rektora Uniwersytetu Medycznego we Wroctawiu podkreslit, ze ta
uczelnia jest miejscem na innowacyjne dziatania.

»Zalezy nam na tym, zeby naukowcy wspdlnie z klinicystami robili milowe kroki w medycynie. Licze,
ze wkrotce na naszej uczelni bedziemy mogli, w ramach grantu Agencji Badan Medycznych,
rozpocza¢ program, ktory umozliwi produkcje wlasnych komoérek CAR-T. Szacuje sie jednak, ze czas
na wyprodukowanie +polskich CAR-T+ to okoto 3 lata. To minimum, bo technologie trzeba
wyprodukowac¢, a potem sprawdzi¢ w badaniach klinicznych, czy jest skuteczna i bezpieczna” -
powiedzial prof. Ponikowski.

Agencja Badan Medycznych (ABM) zapowiedziata, ze przez najblizsze 6 lat na realizacje programow
terapii CART-T w Polsce przeznaczy 100 mln zt. Pierwsza terapia dziecka we Wroctawiu zostata
sfinansowana dzieki wspdlnej akcji Fundacji na Ratunek Dzieciom z Choroba Nowotworowa oraz
Fundacji Siepomaga. Kosztuje ok. p6t miln zt.



Dyrektor Uniwersyteckiego Szpitala Klinicznego we Wroctawiu dr Piotr Pobrotyn zaznaczytl, ze
trzeba koniecznie znalez¢ sposdb finansowania terapii pacjentéw dzieciecych, zanim ruszy realizacja
programow z ABM.

»,Chciatbym, zeby szanse na zycie miat nie tylko Olek, ale tez inne dzieci. Do czasu wyprodukowania
+polskich CAR-T+ trzeba znalez¢ sposéb na finansowanie pomostowe dla pacjentdéw, ktorzy juz dzis
takiego leczenia potrzebuja. Razem z rektorem Uniwersytetu Medycznego prowadzimy rozmowy na
ten temat z przedstawicielami resortu zdrowia i mamy nadzieje, ze dla dobra dzieci szybko zostanie
osiagniety kompromis” - powiedziat Pobrotyn.

Kierownik kliniki prof. Alicja Chybicka nie kryta zadowolenia, ze udato sie przeprowadzi¢ skutecznie
leczenie wlasnie we wroctawskiej placéwce, zwanej popularnie Przyladkiem Nadziei.

» 1€ metode, te terapie sprowadzit do naszej kliniki prof. Krzysztof Katwak i bardzo mu za to dziekuje.
Jestem wdzieczna, ze tak szacowne, miedzynarodowe gremia nam zaufaly i wspdlpracuja z nami.
Dzieki temu jesteSmy pierwsza w Polsce placowka, ktora leczy dzieci ta terapia, ktora jest wielka
szansa dla chorych” - powiedziata prof. Chybicka.

Mechanizm terapii CAR-T polega na tym, ze w specjalistycznym procesie filtrowania krwi
(leukaferaza) izolowane sa z niej leukocyty, w tym limfocyty T. Nastepnie sa one zamrazane
i przekazywane do laboratorium w celu modyfikacji. Przy pomocy wektora wirusowego limfocyty T
zostaja genetycznie zaprogramowane tak, aby rozpoznawaty komorki nowotworu. Nastepnie nowo
utworzone komorki CAR-T ulegaja namnazaniu i trafiaja z powrotem do krwi pacjenta. Tak
zaprogramowane komorki CAR-T sa w stanie rozpozna¢ komdrki nowotworowe, przylaczy¢ sie do
nich i aktywnie je zniszczyc¢.

Ostra biataczka limfoblastyczna to najczestszy nowotwdr u dzieci i jednoczesnie najczestsza
z bialaczek dotykajaca pacjentow pediatrycznych. To nowotwor limfocytow, czyli biatych krwinek,
zaangazowanych w funkcjonowanie systemu odpornosciowego organizmu. Choroba postepuje szybko
i wymaga wdrozenia natychmiastowego leczenia. Szacuje sie, ze ok. 85 proc. dzieci dotknietych ta
choroba osiaga remisje po leczeniu indukcyjnym, natomiast u ok. 15 proc. po transplantacji szpiku
lub w drugim badz kolejnym rzucie leczenia - nastepuje nawrdt choroby. Rokowania pacjentéw
z nawrotem sa zte, pomimo stosowania leczenia systemowego, jak chemioterapia, radioterapia,
terapia celowana czy przeszczep komorek macierzystych - wskaznik przezycia w tej grupie chorych
jest niski.
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