Gdzie przepadt kanadyjski lek
za milion dolardéw?

19 listopada 2018

Glybera to jedno z najwiekszych osiggnie¢ kanadyjskiej nauki.
To pierwszy zatwierdzony lek, ktdry moze naprawié¢ uszkodzony
gen. Co wiecej, wystarczy jedna dawka. To takze lek, o ktorym
praktycznie nikt nie styszat.

Zesp6t naukowcéw z University of British Columbia przez
kilkadziesigt lat szukat sposobu leczenia oséb, ktdére urodzity
sie z mutacjg wywotujgca niedobdr lipazy lipoproteinowej (LPLD
— lipoprotein 1lipase disorder). Jest to przypadtos¢
genetyczna, wystepujaca szczegdlnie czesto w regionie Saguenay
w pétnocno-wschodnim Quebecu. Zaden inny region na $wiecie nie
odnotowuje takiego zageszczenia przypadkéw jak Saguenay.
Normalnie wystepujg 1-2 przypadki na milion, a w Saguenay -
200.

Psycholog z Montrealu Cynthia Turcotte, 42 1., urodzita sie z
LPLD, ale zostata zdiagnozowana dopiero, gdy miata 8 miesiecy.
Z powodu mutacji w ciele chorego nie ma biatka, ktére
odpowiada za metabolizm ttuszczéw. Krew staje sie gesta i
biata, a czgsteczki ttuszczéw niszczg trzustke. Turcotte przez
cate zycie musiata przestrzega¢ scistej diety bezttuszczowej.
Do tego kobiety z LPLD nie powinny miec¢ dzieci, poniewaz
wystepuje u nich wysokie ryzyko poronienia. Mimo
przestrzegania wszystkich restrykcji okoto 10 lat temu
rozwineto sie u niej ostre zapalenie trzustki. W tym czasie
dowiedzia*a sie, ze w Chicoutimi, Que. trwaja badania
kliniczne eksperymentalnego leku na LPLD. 0d razu sie
zgtosita. Podczas jednej wizyty dostata serie 45 zastrzykéw
domiesniowo. Jest jedng z 31 osdb, ktérej Glybera odmienita
zycie.

Poszukiwania leku na LPLD rozpoczety sie w potowie lat 80. od
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identyfikacji uszkodzonego genu. Prowadzili je dr Michael
Hayden z University of British Columbia i dr John Kastelein z
Amsterdamu. Potem nalezato wymys$lic¢, jak zastapi¢ go nowym i
jak dostarczy¢ ten nowy w odpowiednie miejsce. Naukowcy uzyli
bezpiecznego wirusa stworzonego po to, by przenosi¢ ludzki
gen. Wirus wchodzit* do komérek i kopiowat zdrowy gen, dzieki
czemu ruszata produkcja brakujgcego biatka. Pierwsze badanie
na myszach zrobiono 10 stycznia 2002 roku. Nastepnymi
pacjentami byty koty z Nowej Zelandii, u ktdérych mutacja
wystepowata naturalnie. Terapia genowa znow zadziatata. Lek
byt gotowy do badan klinicznych. Na tym etapie potrzebne byty
pienigdze.

Dr Kastelein wré6cit do Holandii, zatozyt firme farmaceutycznag
Amsterdam Molecular Therapeutics (AMT) i zaczat starac¢ sie o
dopuszczenie do badan na ludziach. Uzyskat je w koncu w 2005
roku. Do préby przystagpito osmiu pacjentédw. Kazdy podczas
jednej sesji otrzymat do 60 zastrzykéw w miesnie ndg. Niemal
natychmiast poziom ttuszczéw we krwi zaczat u nich spadac.

Po tym sukcesie historia Glybery wrécita do Kanady, do
Chicoutimi. W tych badaniach wzieta udziat Cynthia Turcotte.
Byt rok 2008.

AMT w Danii mogta zaczg¢ produkowa¢ lek, ale firma wcigz
walczyta z European Medicines Agency (EMA) o zatwierdzenie go
do sprzedazy. LPLD to rzadka choroba, wiec przebadana grupa
pacjentdéw byta mata. Agencja domagata sie wiekszej liczby
danych. Kastelein i jego firma apelowali do politykow w
komisji europejskiej. W koficu udato sie uzyskal zatwierdzenie
leku. Przez te 2,5 roku AMT, ktéra nie produkowata zadnych
innych 1lekéw, stracita miliony dolardw. Formalnie
zbankrutowata, a jej majagtek kupit*a prywatna firma uniQure,
ktéra nawigzata wspbéiprace z wtoskg Chiesi Farmaceutici. W
koncu w 2015 roku Glybera trafita do sprzedazy i kosztowata 1
milion dolardéw amerykanskich za pojedynczg dawke. Pierwsza na
Swiecie terapia genowa byta tez najdrozsza na Swiecie. Hayden
i Kastelein byli w szoku. W Ameryce Pétnocnej nigdy nie by%



sprzedawany. Wedtug Chiesi Farmaceutici cena zostala ustalona
po poréwnaniu leku z innymi stosowanymi w rzadkich chorobach.
Do tego dochodzi fakt, ze Glybera to jednorazowa terapia,
ktéora wystarcza na co najmniej 10 lat (taka trwatos¢ wynika z
dotychczasowych badan), wiec cena wydaje sie uzasadniona, moéwi
szef uniQure. Tkumaczy, ze wiele lekéw zastepczych, ktére
musza by¢ podawane do konca zycia pacjenta, potrafi kosztowad
ponad 300 000 dol. rocznie. Nie widzi powodu, dla ktdérego
nalezatoby obnizy¢ cene.

W koncu w 2017 roku Chiesi Farmaceutici wycofato sie.
Europejska licencja produkcyjna wygasta, a prawa wrécity do
uniQure. Na pétce zostaty trzy prébki. Trafity do jednego
pacjenta z Wtoch i dwéch z Niemiec. Kazdy z nich zaptacit po 1
euro.
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