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Vzacnd onemocnéni jsou Zivot ohroZujici nebo zdvaina chronickd onemocnéni, jejichz
prevalence je nizsi nez 5 osob z 10 000. Védecky pokrok pfinasi i do této oblasti nové Iécivé pripravky
na zakladé principl genové nebo somatobunécné terapie Ci tkarového inZenyrstvi, tzv. 1éCivé pripravky
moderni terapie (LPMT). LPMT pro vzacna onemocnéni nicméné zlstavaji na okraji hlavniho zajmu
farmaceutického prlimyslu, a proto zde na vyznamu nabyva role akademického prostredi.

Epidermolysis bullosa (EB) congenita je vzacné genetické onemocnéni, pfi kterém na klzi a
sliznicich vznikaji defekty/puchyfe spontanné nebo drobnym tlakem ¢i tfenim. Mezenchymalni
kmenové/stromalni buriky (MSC) jsou nediferencované, multipotentni buriky pfitomné v fadé tkani
dospélého organismu vE. tkdné tukové. MSC maji schopnost regenerovat postizenou tkan a mirnit
extenzivni zanétlivou reakci v buldzni 1ézi. V roce 2021 jsme dokoncili vyvoj allogenniho lécivého
pfipravku na bazi MSC ziskanych z tukové tkané zdravych darct uréeného pro klinicky vyzkum s nazvem
,Bezpecnost a u¢innost alogennich mezenchymalnich stromalnich bunék odvozenych z tukové tkané u
pacientl s epidermolysis bullosa: klinické hodnoceni faze I/1l ,, (¢. EudraCT 2020-002936-55). Studie
byla zahajena na podzim 2022 kohortou dospélych pacientl s EB, ktera byla Uspésné naplnéna, a
pfipravuje se aplikace IéCivého pripravku z MSC kohorté détskych pacientl s EB.

Navzdory celkové vyrazné lepsim léc¢ebnym vysledkdim u pediatrickych malignit zlstava preziti
pacientl s vysoce rizikovymi a recidivujicimi/refrakternimi solidnimi nadory v poslednich desetiletich
bez zlepseni. Protinddorova vakcina z dendritickych bunék (DC) je jednou ze slibnych a dobte
tolerovanych moznosti imunoterapie malignit, byt v pediatrické oblasti zatim pfilis nestudovanych.
V roce 2015 jsme zahdjili vyrobu pIné autologni protinddorové imunoterapie z DC pro fazi | KH s ndzvem
»,Kombinovana protinddorova terapie s ex vivo manipulovanymi dendritickymi bufikami produkujicimi
interleukin-12 u détskych, adolescentnich a mladych dospélych pacientd s progredujicimi, relabujicimi
nebo primarné metastatickymi malignitami vysokého rizika“ (¢. EudraCT 2014-003388-39). Do KH bylo
zatazeno 51 pacientd, nabor byl ukonéen a nyni probihd sledovani/follow-up. Casti pacientl v KH
nemohla byt vyrobena vakcina podana z dlivodu nedostatecné kvality DC, coZ jsme podrobné studovali
a popsali vliv podavané protinddorové chemoterapie na imunostimulacni vlastnosti DC (Hlavackova et
a. 2019). Soucasti sledovani vakcinovanych pacientll je také detailni deskriptivni a funkéni
imunomonitoring, jehoZz soucasti je kvantifikace hladin cirkulujicich subpopulaci efektorovych a
supresorovych bunék imunitniho systému (Pilatova et al. 2018; Fedorova et al. 2019) a stanoveni ex
vivo imunostimulacnich vlastnosti DC smérem T-lymfocytim daného pacienta, kde jsme prokazali, Ze
protinddorova vakcina z DC stimuluje jiZz existujici imunitni odpovéd’ proti nddorovym antigeniim
daného pacienta (Fedorova et al. 2019).

Vyvoj, vyroba a vyzkum somatobunéénych LPMT na akademické pldé rozsifuje moznosti moderni
terapie, prindsi nové védecké poznatky vtéto oblasti a zvySuje pfistup pacientd svzacnymi
onemocnénimi k témto lé¢ebnych modalitam.
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