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Sortera  ut  friska  T-­‐celler
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Vektor  =  retrovirus  +  DNA  informa?on  
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Emily  –  livshotande  biverkningar


•  ”Cytokine	
  relase	
  syndrome”	
  	
  -­‐	
  ”mega-­‐influensa”	
  

• MulRorgansvikt	
  

•  Svårt	
  aT	
  hålla	
  blodtryck	
  

• AnRkropp	
  mot	
  interleukin	
  6	
  	
  var	
  räddningen	
  



Akut  lymfa?sk  leukemi    -­‐  CAR  T  19


	
  

•  85%	
  kompleT	
  remission	
  varav	
  många	
  (75%)	
  kvarstod	
  eZer	
  6	
  mån	
  



lymfom  –  CAR  T  19
 50-­‐60%	
  bra	
  svar	
  
varav	
  hälZen	
  	
  
förefaller	
  botade	
  



Aggressiva	
  lymfom	
  
	
  
Qualy	
  	
  (dollar)	
  
	
  
grönt	
  50.000-­‐100.000	
  
	
  
	
  
Orange	
  100	
  -­‐150.000	
  
	
  
RöT	
  >	
  150.000	
  



Vilken  CAR-­‐T  19  cell  är  bäst  ?


•  framtagning	
  av	
  T-­‐celler	
  

• Vektorn	
  =	
  DNA	
  sekvensen	
  

• behandlingar	
  innan	
  infusion	
  av	
  CAR-­‐T	
  

• paRentselekRon	
  





3000	
  kr	
  30.000	
  kr	
  

Utveckling	
  -­‐	
  kostnad	
  av	
  gen-­‐terapi	
  ?	
  



  
  
Uppsala  –    CAR-­‐T19  
  
35  pat  fr.a  lymfom  
  
start  2014  
  
samarbete  Houston  
  
300.000  kr


Gunilla	
  Enblad	
  
	
  
Angelica	
  Loskog	
  



Logis?k  komplicerad


•  Skördas	
  	
  

•  Rllväxt	
  under	
  3-­‐4	
  veckor	
  

• à	
  beställaren	
  

•  Infusion	
  

•  Ta	
  hand	
  om	
  biverkningar	
  



Mål  för  CAR-­‐T


	
   	
   	
   	
   	
  	
  

• CD19 	
   	
   	
  akut	
  lymfa4sk	
  leukemi,	
  lymfom	
  
• BMCA 	
   	
   	
  myelom	
  
• CD	
  22 	
   	
   	
  ALL,	
  B-­‐cellslymfom	
  
• CD	
  30 	
   	
   	
  Hodgkin,	
  T-­‐cellslymfom	
  
• CD33 	
   	
   	
  akut	
  leukemi	
  



Kombinera  ?


•  	
  	
  	
  	
  CAR-­‐T	
  19	
  +	
  CAR-­‐T	
  20	
  förefaller	
  bäTre	
  än	
  bara	
  CAR-­‐T	
  19	
  



270  företag  utvecklar  CAR-­‐T  mot  120  
målstrukturer  (juli  2019)




FDA/EMA  godkända  gen-­‐terapier  (vik?ga)


•  2017	
  -­‐	
  	
  CAR-­‐T	
  19	
  för	
  akut	
  leukemi	
  och	
  lymfom	
  

•  2018	
  -­‐	
  ärZlig	
  blindhet	
  

•  2019	
  –	
  beta	
  thalassemi	
  
	
  
•  2019	
  -­‐	
  spinal	
  muskel	
  atrofi	
  (SMA)	
  hos	
  barn	
  <	
  2	
  år	
  	
  
	
  



Zolgensma	
  
	
  
	
  
Nu	
  Spinraza	
  
(enzym)	
  
2	
  milj	
  SEK/år	
  
	
  
4-­‐6	
  pat/år	
  
I	
  Sverige	
  

DN	
  30/8	
  2019	
  



Beta-­‐Thalassemi


•  Zynteglo	
  

•  1,8	
  miljoner	
  Euro	
  

•  100	
  pat	
  i	
  Sverige	
  med	
  svår	
  form	
  



Beta  Hemofili


	
  	
  



Fram?d


• Komma	
  bort	
  från	
  virus	
  tex	
  CRISP-­‐teknik	
  

• Använda	
  celler	
  från	
  hyllan	
  

• ProfylakRsk	
  behandling	
  mot	
  biverkningar	
  



Programmera	
  om	
  DNA	
  via:	
  
	
  
Retrovirus	
  	
  
	
  
Icke-­‐virus	
  tex:	
  CRISP	
  



Emmanuella  Charpen?ere  
  
”CRISP  –  queen”




Sammanfacning


•  Snabb	
  utveckling	
  CAR-­‐T	
  

•  Ekonomisk	
  utmaning	
  =	
  betalning	
  vid	
  eT	
  Rllfälle	
  –	
  Rdigare	
  uppdelat	
  

• Kommer	
  bli	
  billigare	
  men	
  ändå	
  dyrt	
  



CAR-­‐T    






1,5  miljarder  à  2,7  miljarder    (6  år)




Framtagning  av  läkemedel


• Kina	
  –arsenik	
  och	
  malariamedel	
  

• Ryssland	
  –	
  dopingmedel	
  o	
  nervgaser	
  

Tu	
  Youyou	
  
Nobelpris	
  2015	
  




