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Ansokan om att fa genomfora klinisk provning med genetiskt modifierat
adenoassocierat virus for behandling av hemofili B

Yttrande
Namnden har inga invandningar mot att den kliniska prévningen med FLT180a ge-
nomfors.

Bakgrund

University College London har ansokt om att fa genomféra en klinisk prévning av
genterapiprodukten FLT180a. Syftet ar att utvardera en behandling av svar hemo-
fili B.

Hemofili B ar en form av bloédarsjuka och beror pa en mutation i genen for koagu-
lationsfaktor 1X, ett protein som ar ndédvandigt for att blodet ska levra sig.

Svar och medelsvar hemofili B kdnnetecknas av smartsamma blédningar i fram for
allt leder och muskler. Blédningarna kan uppsta spontant eller efter en mindre
skada. Om blédningarna inte forebyggs orsakar de sa smaningom bestaende ska-
dor.

Vid flertalet fall av svar och medelsvar hemofili B far patienterna koagulations-
fonsfaktor IX via dropp tva till tre ganger per vecka.

FLT80a bestar av ett modifierat sa kallat adenoassocierat virus och den humana
genen for koagulationsfaktor IX. Startsekvensen for genen ar specifik for lever-
celler. Viruset fungerar som en barare av genen for koagulationsfaktorn. Det modi-
fierade viruset saknar de gener som ar nédvandiga for att det ska kunna féroka sig
och for att det ska kunna bilda ett hdlje (kapsid) kring sitt DNA.

Overviganden

Det modifierade viruset som kommer att anvandas vid férsdken saknar tva gener.
vilket gor att det inte kan foroka sig eller integreras i de infekterade cellernas arvs-
massa.

Vid liknande kliniska provningar har forsokspersonerna endera kunnat upphoéra
med den férebyggande behandlingen eller behdvt dropp med koaguleringsfaktor
IX med langre intervall mellan behandlingarna.

Etisk bedomning
Namnden anser att risken for att det genmodifierade viruset ska sprida sig och pa-
verka miljon ar forsumbar. Namnden ser darfor inga oacceptabla risker med for-
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soken. FLT180a ar tankt som en mer bestdende behandling dar koagulationsfaktor
IX kontinuerligt produceras under en langre period. Namnden anser att det ar vik-
tigt att nya behandlingar som underlattar fér patienter med hemofili B utvecklas.

Beslut i detta arende har efter féredragning av kanslichefen Marie Nyman fattats
av ledamoterna Birgitta Eilemar, Stefan Johansson, Marianne Pettersson, Josef
Fransson, Emma Nohrén, Kristina Yngwe, Lars Tysklind, Lars-Axel Nordell,
Stellan Welin, Jens Sundstrém, Rishikesh Bhalerao, Maria Bjorkman och Lars
Ahrlund-Richter samt tjanstgdrande erséattarna Betty Malmberg, Jens Holm och
Laura Parducci. Vid arendets slutliga handlaggning utan att delta i avgérandet
deltog aven ersattarna Kew Nordqvist och Gunnar Johanson samt tjanstemannen
Birgit Postol.
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