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Ansdkan om att fa utféra en klinisk fas 3 provning
av en CAR-T-cellterapi for behandling av multipelt
myelom

Yttrande

Genteknikndmnden beddmer att risken for att den virusvektor som planeras
anvéndas i den kliniska prévningen, eller de genetiskt modifierade cellerna,
skulle paverka miljon negativt ar forsumbar och har, utifran sitt uppdrag,
inga invandningar mot att den kliniska prévningen utfors.

Bakgrund

Multipelt myelom &r en obotlig cancerform som utgar fran B-celler i
benmargen. Sjukdomen kannetecknas av ett aterkommande monster av
battre och sémre perioder, remissioner och aterfall. Varje ar diagnosticeras
ungefar 800 personer i Sverige.

Foretaget Celgene Corporation (med Bristol-Myers Squibb AB som lokal
representant) anséker om att fa prova en CAR-T-cellterapi i en fas 3 studie
som planeras paga parallellt i flera EU-lander. Ungefar fyra patienter
planeras rekryteras till prévningen i Sverige.

Behandlingsstrategin &r att modifiera patientens egna T-celler med en
chimar antigen receptor (CAR) som ké&nner igen myelomceller. T-cellerna
modifieras med hjélp av en lentivirusvektor som &r sjalvinaktiverande och
saknar formaga att replikera (dela sig och spridas).
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Inom EU finns idag sex godkanda CAR-T-cellterapier som visats ge god
behandlingseffekt for sarskilt svarbehandlade och aterfallsbenagna
cancerformer.

Overvaganden

Enligt direktiv 2001/18/EG om avsiktlig utsattning av genetiskt modifierade
organismer i miljon ar en organism varje biologisk enhet som kan féroka sig
eller 6verfora genetiskt material.

Den virusvektor som anvands i studien &r ett lentivirus som modifierats sa
att det saknar formaga att replikera (dela sig) och ar sjalvinaktiverande.

De genetiskt modifierade cellerna 6verlever endast in vivo eller under
sarskilda betingelser i laboratoriemiljd, och inte i miljon vid eventuell
spridning.

Etisk bedémning

Genteknikndmnden anser att det ar viktigt att nya behandlingar utvecklas for
patienter med multipelt myelom. | anstkan beskrivs hur prévningen
kommer att genomforas av sjukvards- och sakerhetsuthildad personal i en
kontrollerad klinisk miljo. Vidare beskrivs rutiner for att sakerstélla en saker
transport och hantering av avfall. Namnden beddmer att risken for att de
genetiskt modifierade cellerna eller virusvektorn sprids och paverkar miljon
negativt ar forsumbar.

Beslut om yttrandet fattades vid Genteknikndmndens sammantrade 2024-
12-04, se protokoll fran sammantradet.

Stefan Reimer, ordférande

Mia Olsson, féredragande i arendet.



