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Vzácná onemocnění jsou život ohrožující nebo závažná chronická onemocnění, jejichž 
prevalence je nižší než 5 osob z 10 000. Vědecký pokrok přináší i do této oblas� nové léčivé přípravky 
na základě principů genové nebo somatobuněčné terapie či tkáňového inženýrství, tzv. léčivé přípravky 
moderní terapie (LPMT). LPMT pro vzácná onemocnění nicméně zůstávají na okraji hlavního zájmu 
farmaceu�ckého průmyslu, a proto zde na významu nabývá role akademického prostředí.  

Epidermolysis bullosa (EB) congenita je vzácné gene�cké onemocnění, při kterém na kůži a 
sliznicích vznikají defekty/puchýře spontánně nebo drobným tlakem či třením. Mezenchymální 
kmenové/stromální buňky (MSC) jsou nediferencované, mul�potentní buňky přítomné v řadě tkáni 
dospělého organismu vč. tkáně tukové. MSC mají schopnost regenerovat pos�ženou tkáň a mírnit 
extenzivní zánětlivou reakci v bulózní lézi. V roce 2021 jsme dokončili vývoj allogenního léčivého 
přípravku na bázi MSC získaných z tukové tkáně zdravých dárců určeného pro klinický výzkum s názvem 
„Bezpečnost a účinnost alogenních mezenchymálních stromálních buněk odvozených z tukové tkáně u 
pacientů s epidermolysis bullosa: klinické hodnocení fáze I/II „ (č. EudraCT 2020-002936-55). Studie 
byla zahájena na podzim 2022 kohortou dospělých pacientů s EB, která byla úspěšně naplněna, a 
připravuje se aplikace léčivého přípravku z MSC kohortě dětských pacientů s EB.  

Navzdory celkově výrazně lepším léčebným výsledkům u pediatrických malignit zůstává přeži� 
pacientů s vysoce rizikovými a recidivujícími/refrakterními solidními nádory v posledních dese�le�ch 
bez zlepšení. Pro�nádorová vakcína z dendri�ckých buněk (DC) je jednou ze slibných a dobře 
tolerovaných možnos� imunoterapie malignit, byť v pediatrické oblas� za�m příliš nestudovaných. 
V roce 2015 jsme zahájili výrobu plně autologní pro�nádorové imunoterapie z DC pro fázi I KH s názvem 
„Kombinovaná pro�nádorová terapie s ex vivo manipulovanými dendri�ckými buňkami produkujícími 
interleukin-12 u dětských, adolescentních a mladých dospělých pacientů s progredujícími, relabujícími 
nebo primárně metasta�ckými malignitami vysokého rizika“ (č. EudraCT 2014-003388-39). Do KH bylo 
zařazeno 51 pacientů, nábor byl ukončen a nyní probíhá sledování/follow-up. Čás� pacientů v KH 
nemohla být vyrobená vakcína podána z důvodu nedostatečné kvality DC, což jsme podrobně studovali 
a popsali vliv podávané pro�nádorové chemoterapie na imunos�mulační vlastnos� DC (Hlavackova et 
a. 2019). Součás� sledování vakcinovaných pacientů je také detailní deskrip�vní a funkční 
imunomonitoring, jehož součás� je kvan�fikace hladin cirkulujících subpopulací efektorových a 
supresorových buněk imunitního systému (Pilatova et al. 2018; Fedorova et al. 2019) a stanovení ex 
vivo imunos�mulačních vlastnos� DC směrem T-lymfocytům daného pacienta, kde jsme prokázali, že 
pro�nádorová vakcína z DC s�muluje již existující imunitní odpověď pro� nádorovým an�genům 
daného pacienta (Fedorova et al. 2019).  

Vývoj, výroba a výzkum somatobuněčných LPMT na akademické půdě rozšiřuje možnos� moderní 
terapie, přináší nové vědecké poznatky v této oblas� a zvyšuje přístup pacientů s vzácnými 
onemocněními k těmto léčebných modalitám.  
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