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Produkty lecznicze terapii zaawansowanej szansg dla
wspotczesnej medycyny

Produkty Lecznicze Terapii Zaawansowanej (advanced therapy medicinal product - ATMP) to produkty
lecznicze stosowane u ludzi, oparte na komédrkach, tkankach lub modyfikacjach genéw. ATMP s3
bardzo szybko rozwijajacg sie gatezig rynku badan klinicznych, ktéra stanowi nadzieje dla wielu
pacjentéw, w tym réwniez dotknietych rzadkimi chorobami genetycznymi. Mozliwos¢ terapii genowe;j
czy komérkowej dla wielu pacjentow moze by¢ jedyna opcjg na wyleczenie lub ztlagodzenie skutkdw
choroby.

Wedtug wytycznych Europejskiej Agencji Lekéw (ang. European Medicines Agency - EMA) ATMP

dzielimy na trzy gtéwne typy:

= Produkty lecznicze terapii genowej (Gene therapy medicinal products - GTMPs) - leczenie
poprzez umieszczanie w organizmie pacjenta zrekombinowanego (zmodyfikowanego) genu w
celu leczenia szczegdlnie chordb genetycznych, nowotworowych i przewlektych. Przyktadem
jest terapia CAR-T, w ktorej lekiem sg zmodyfikowane genetycznie biate krwinki leczonego
pacjenta (limfocyty T) stosowane w leczeniu nowotwordw krwi.

= Produkty lecznicze somatycznej terapii komdrkowej (Somatic Cell Therapy Medicinal Products -
SCTMP) - leczenie poprzez umieszczenie w organizmie pacjenta zmodyfikowanych komdrek
lub tkanek, ktére pod wptywem podania w inne niz fizjologiczne miejsce zmieniajg swoje
funkcje biologiczne. Przyktadem mogg by¢ komdrki macierzyste pobrane z tkanki tluszczowej
pacjenta, poddanie znacznym modyfikacjom, a nastepnie leczenie w stanach zapalnych tkanek
organizmu, np. w chorobie Lesniowskiego-Crohna (obecnie samo prowadzenie hodowli
komorek jest uznawane za istotng manipulacje ze wzgledu na mozliwg zmiane fenotypu
(zespotu cech), funkgji biologicznych lub modyfikacji struktury).

= Produkty lecznicze inzynierii tkankowej (ang. tissue engineered product (TEP) - leczenie
poprzez naprawe, regeneracje lub wymiane ludzkich tkanek na komorki, ktére zostaty
uprzednio zmodyfikowane. Przyktadem moga by¢ komdrki tkanki chrzestnej (chondrocyty)
pobrane od pacjenta ze zdrowej chrzastki, ktdre stuzg do leczenia defektéw chrzastki w innym
miejscu organizmu, np. kolanie.

Dodatkowo warto wspomnie¢ o kombinowanym ATMP, czyli komoérkach lub tkankach stanowigcych
integralng i nieoderwalng czes¢ wraz z wyrobem medycznym. Przykladem s komadrki wyhodowane
na biodegradowalnej matrycy czy rusztowaniu (scaffold). Ten typ produktéw moze by¢ niezwykle
istotny w rozwoju przysztej transplantologii, od lat trwajg prace nad tworzeniem tkanek, ktére z
powodzeniem mozna bytoby wykorzystywal w przeszczepach autogenicznych (autoprzeszczep,
przeszczep z whasnej tkanki lub narzadu).



Produkty terapii zaawansowanej w Unii Europejskiej funkcjonujg zgodnie z rozporzadzeniem
Parlamentu Europejskiego nr 1394/2007 z dnia 13 listopada 2007. Jako produkt medyczny mogg by¢
podane pacjentowi w ramach zwolnienia szpitalnego (ang. hospital exemption - HE) czyli zastosowanie
u ludzi w wyjatkowych przypadkach, gdy nie sg skuteczne inne procedury medyczne. Po uzyskaniu
zgody komisji bioetycznej oraz wyczerpaniu potwierdzonych opcji terapeutycznych pacjent ma
mozliwos¢ otrzymania produktu terapii zaawansowanej wytworzonego zgodnie z zasadami dobre;
praktyki laboratoryjnej (ang. Good Manufacturing Practice - GMP). W Polsce nadzor nad HE-ATMP petni
Gtéwny Inspektor Farmaceutyczny, to do niego zgtaszane sg wszelkie nieprawidtowosci.

Zastosowanie ATMP daje ogromne mozliwosci terapeutyczne dla nieuleczalnych dotad chordb
i urazbw. Obecnie jednym z ciekawszych przyktadéw badan klinicznych jest zastosowanie
mezenchymalnych komdrek macierzystych z galarety Whartona (populacji multipotencjalnych
komorek macierzystych, zlokalizowanych w sznurze pepowinowym) w leczeniu cukrzycy typu 1 u
dzieci i mtodziezy. Badania kliniczne produktéw terapii zaawansowanej s niezbedne do wykorzystania
najnowszych mozliwosci medycyny w celu zapewnienia jak najwyzszego standardu leczenia
pacjentow.
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