Nowatorska metoda wyleczyta
dzieci z biataczki?
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Lekarze z Great Ormond Street Hospital informujg o remisji
biataczki u dwéch dzieci, u ktérych po raz pierwszy w historii
zastosowano genetycznie zmodyfikowane komdrki odpornosSciowe
dawcy. Eksperyment daje nadzieje na stworzenie tatwo dostepnej
taniej terapii wykorzystujgcej komérki dawcéw. Moze byl tez
powaznym wyzwaniem dla takich firm jak Juno Therapeutics czy
Novartis, ktére wydaty dziesigtki miliondéw dolarédw na terapie,
ktére wymagajg pobrania wtasnych komérek pacjenta i
odpowiedniego ich zmodyfikowania.

Wspomniane dzieci, w wieku 11 i 16 miesiecy, cierpiaty na
biataczke, ktérej nie mozna byto wyleczy¢ innymi metodami.
Zdecydowano sie wiec na nowatorskie podejsScie, a prowadzacy
eksperyment doktor Waseem Qasim poinformowat, ze obecnie
choroba jest w stanie remisji.

Pomimo obiecujgcych wynikdéw 1 nagtosnienia sprawy w
brytyjskich mediach, niektdérzy specjalisci pozostaja
sceptyczni. Dzieci poddawano bowiem tez standardowej
chemioterapii, a lekarze z Londynu nie dowiedli, ze pomogty
limfocyty T dawcéw. ,Jest w tym pewna nadzieja, ale nie mamy
dowodu. Bytoby wspaniale, gdyby ta terapia dziatata, ale nie
zostato to jeszcze udowodnione” — zauwaza Stephen Grupp,
dyrektor wydziatu immunoterapii nowotwordow w Szpitalu
Dziesiecym w Filadelfii, ktéry wspdipracuje z Novartisem.

Prawa do opracowanej w Londynie terapii zostaty sprzedane
firmie Cellectis, a prace nad dalszym rozwojem tej metody
prowadzg Servier i Pfizer.

Terapie z wykorzystaniem limfocytéw T, zwane CAR-T, to nowe
technologie 1 nie sg jeszcze komercyjnie dostepne. Dotychczas
przynosza one Swietne wyniki w walce z nowotworami krwi. Na
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przyktad Novartis i Juno informujg, ze oko*o potowy pacjentéw
zdrowieje po otrzymaniu wtasnych zmodyfikowanych limfocytéw T.
Jednak skomercjalizowanie takich terapii nie jest proste 1
wigze sie ze skomplikowanymi procedurami logistycznymi. Na
przyktad Novartis odpowiednio przystosowato do tego celu swoje
centrum w New Jersey i obecnie przylatujg do niego limfocyty T
od pacjentdéw z 25 szpitali w 11 krajach, sa tam szybko
modyfikowane genetycznie i z powrotem wysytane do szpitali
leczgcych tych pacjentdéw. Novartis chce uzyska¢ w biezgcym
roku zgode wtadz USA na zastosowanie swojej terapii u dzieci.

CAR-T sg na tyle obiecujace, ze przyciggaja inwestorow. Jednak
wiele firm szuka innych rozwigzan niz Juno i Novartis.
Regeneron, Kite Therapeutics, Fate Therapeutics czy Cell
Medica pracujg nad gotowymi rozwigzaniami, podobnymi do tych
zastosowanych przez lekarzy w Londynie. tatwiej, szybciej 1
taniej mozna by leczy¢ pacjentéw, gdyby byty dostepne gotowe
zmodyfikowane limfocyty T dawcdéw. Julianne Smith, wiceprezes
odpowiedzialna w firmie Cellectis za rozwdéj CAR-T méwi, ze
szacowane koszty wytworzenia dawki zmodyfikowanych limfocytoéw
T od dawcy to oko*o 4000 USD. Koszty pobrania od pacjenta
limfocytéw T, przestania ich do specjalistycznego centrum,
zmodyfikowania i ponownego wystania do szpitala leczacego
pacjenta to okoto 50 000 USD.

Potencjalna konkurencja ze strony firm pracujgcych nad
gotowymi lekami nie martwi Roberta Nelsena, inwestora 1
zatozyciela Juno Therapeutics. ,To, co oni mogg zaoferowac w
przysztosci, my oferujemy juz teraz. A nawet jesli juz beda
mieli gotowe rozwigzania, to gwarantuje, ze bedziemy mieli
przewage, bo lepiej jest mie¢ wtasne komérki niz kogos
innego.”

0 londynskim eksperymencie warto wspomniel takze dlatego, ze
nigdy wczes$niej nie podawano pacjentom tak mocno
zmodyfikowanych komérek. Przeszty one bowiem po 4 zmiany
genetyczne wykonane metodg TALEN. Dwie podstawowe zmiany,
jakie przeszty, to pozbawienie limfocytéw T zdolnosci do



atakowania komdrek innego cztowieka, a druga — nakierowanie
ich ataku na komérki nowotworowe.
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