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Uniwersyteckie Centrum Kliniczne WUM-CSK przy
ul. Banacha to kolejny osrodek w Polsce gotowy
do leczenia terapig CAR-T u dorostych pacjentow z
ostrg biataczkg limfoblastyczng z komorek B (B-
ALL) i chtoniakiem rozlanym z duzych komoérek B
(DLBCL)

Kwi 06, 2021

¢ Klinika Hematologii, Transplantologii i Choréb Wewnetrznych UCK WUM uzyskata certyfikacje do

stosowania genetycznie modyfikowanych limfocytéw CAR-T firmy Novartis' u pacjentow
dorostych do 25. roku zycia wigcznie we wskazaniu ostra biataczka limfoblastyczna z komoérek B
(B-ALL) oraz u pacjentow dorostych we wskazaniu chtoniak rozlany z duzych komérek B
(DLBCL).

e Tym samym juz 4 osrodki w Polsce uzyskaty certyfikacje Novartis do stosowania terapii CAR-T

(tisagenlecleucel)!-2.

e Terapia CAR-T to nadzieja dla pacjentow zmagajacych sie z opornymi na leczenie lub
nawrotowymi postaciami B-ALL i DLBCL3.

Warszawa, 6 kwietnia 2021 r. — Uniwersyteckie Centrum Kliniczne Warszawskiego Uniwersytetu
Medycznego — Klinika Hematologii, Transplantologii i Chorob Wewnetrznych w Warszawie ukonczyta
techniczny, jako$ciowy i edukacyjny program wymagany przez Europejskg Agencje Lekéw (EMA) do
podawania terapii CAR-T firmy Novartis (tisagenlecleucel)4. Tym samym przeszta proces kwalifikacji
potwierdzajacy gotowos¢ osrodka do stosowania tej formy terapii. CAR-T to metoda leczenia, ktéra po
jednorazowym podaniu moze przyniesé wieloletni efekt. To fundamentalna zmiana w sposobie leczenia, ale
takze ewolucja paradygmatu dla systemow opieki zdrowotnej i ekspertéw zajmujacych sie kwestig
finansowania terapii.

Uniwersyteckie Centrum Kliniczne w Warszawie jest kolejng placéwka w Polsce certyfikowang do stosowania
terapii CAR-T firmy Novartis u dorostych pacjentéw obok Oddziatu Hematologii i Transplantacji Szpiku
Szpitala Klinicznego Przemienienia Panskiego UM w Poznaniu i Kliniki Transplantacji Szpiku i
Onkohematologii, Narodowego Instytutu Onkologii im. Marii Sktodowskiej-Curie Panstwowego Instytutu
Badawczego, z oddziatem w Gliwicach, oraz Kliniki Transplantacji Szpiku, Onkologii i Hematologii Dzieciecej
,Przyladek Nadziei” Uniwersyteckiego Szpitala Klinicznego we Wroctawiu, certyfikowanej do stosowania

terapii CAR-T u pediatrycznych pacjentow z ostrg biataczka limfoblastyczng z komoérek B.% Aktualnie zadna
zarejestrowana w Europie terapia CAR-T nie jest w Polsce refundowana.

CAR-T to przygotowywana indywidualnie, jednorazowa terapia genowo-komdérkowa, ktéra do walki z
nowotworem wykorzystuje uktad odpornosciowy pacjenta. Ze wzgledu na restrykcyjne procedury
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przygotowania oraz podania terapii, do jej stosowania wymagana jest odpowiednia infrastruktura o$rodka i
przeszkolenie kadry specjalistdw. Zakonczony proces certyfikacji potwierdza petng gotowosé osrodka do
stosowania terapii CAR-T u pacjentéw zakwalifikowanych do leczenia.

— W Uniwersyteckim Centrum Klinicznym pracuje wykwalifikowana grupa specjalistow, dzieki ktérej mozemy
leczy¢ najnowszymi terapiami dostepnymi na Swiecie. Bez watpienia nasz osrodek spetnia najwyzsze
standardy umozliwiajgce wdrazanie nowatorskich procedur takich jak CAR-T. Terapia CAR-T jest jednym z
najwiekszych odkry¢ w onkologii ostatnich lat. To niewgtpliwie jeden z najbardziej innowacyjnych i
obiecujgcych kierunkéw w medycynie. Jestem przekonany, ze wspdfpraca miedzy osrodkami akademickimi a
firmami farmaceutycznymi jest mozliwa i potrzebna. Metoda CAR-T jest aktualnie badana w wielu
wskazaniach, wspdlne wysitki to szansa dla pacjentéw na zwiekszenie dostepu do przetomowego leczenia i
wzbogacanie naukowych dowodow efektywnosci. Dzieki terapiom CAR-T aktualnie zarejestrowanym w
Europie, juz mozna leczy¢ pacjentow z biataczkami i chtoniakami, i ciesze sie, Ze w Polsce mamy juz pierwsze
doswiadczenia w tym zakresie. Wiekszo$¢ pacjentéow chorych na ostrg biataczke limfoblastyczng i chifoniaka
rozlanego z duzych komdrek B dobrze odpowiada na leczenie konwencjonalne, jednakze u czesci chorych
wykazujgcych cechy ztego rokowania, wznowy nastepujg szybko. Dla wielu takich 0séb nie mamy w tym
momencie zadnych rozwigzarn terapeutycznych, ktore dawalyby szanse na wyleczenie. Terapia CAR-T daje
tym chorym nadzieje na Zycie, dlatego bardzo sie ciesze, Ze nasza klinika dotgczyta do grona osrodkow
kwalifikowanych do leczenia w juz zarejestrowanych wskazaniach - wyja$nia prof. dr hab. n. med. Grzegorz
W. Basak, Kierownik Kliniki Hematologii, Transplantologii i Choréb Wewnetrznych Uniwersyteckiego Centrum
Klinicznego Uniwersytetu Medycznego w Warszawie.

Zgodnie z rejestracjg EMA terapia CAR-T tisagenlecleucel moze by¢ stosowana w terapii nawrotowych lub
opornych na leczenie: ostrej biataczki limfoblastycznej z komérek B (B-ALL) u dzieci oraz os6b dorostych do

25. roku zycia wiacznie oraz chioniaka rozlanego z duzych komoérek B (DLBCL) u 0séb dorostych.®

— Terapia CAR-T otworzyta nowe mozliwosci w leczeniu czesci pacjentow z ALL i DLBCL, ktorzy wyczerpali
inne opcje terapeutyczne. Ta innowacyjna metoda o udowodnionej, wysokiej skutecznosci klinicznej, dziata na
pograniczu terapii genowej, komdrkowej oraz immunoterapii, skutecznie ,uzbrajajgc” limfocyty T pacjenta, by
mogly one wykrywac i niszczy¢ komorki nowotworowe bardziej skutecznie. Terapia CAR-T w aktualnie
zarejestrowanych wskazaniach stanowi leczenie ostatniej szansy w leczeniu agresywnych, smiertelnych
nowotwordw. Proces refundacyjny tej terapii jest w toku, jestesmy gotowi do rozmdw z Ministerstwem Zdrowia,
by zapewnic dostep do tego przetomowego leczenia. Jednoczesnie, oczekujgc na kolejne etapy tego procesu
refundacyjnego, zwiekszamy sukcesywnie liczbe osrodkow kwalifikowanych do stosowania leczenia na mapie
Polski, by zmniejszac bariery logistyczne zarowno dla pacjentow, jak i te zwigzane z samg produkcjg leku,
ktdra znaczgco rézni sie od produkcji terapii np. w postaci tabletek — méwi dr n. med. Adam Goszczynski,
Dyrektor Medyczny Novartis Oncology w Polsce.

Jak dziata terapia CAR-T?

Jak w praktyce dziata mechanizm terapii CAR-T? W specjalistycznym procesie separacji sktadnikdéw krwi
(leukaferaza) izolowane sg z niej leukocyty, w tym limfocyty T. Nastepnie sg one przekazywane do
laboratorium w celu modyfikacji. Przy pomocy wektora wirusowego limfocyty T zostajg genetycznie
zaprogramowane tak, aby rozpoznawaty komérki nowotworu. Nastepnie nowo utworzone komoérki CAR-T
ulegajg namnazaniu i trafiajg z powrotem do krwi pacjenta. Tak zaprogramowane komérki CAR-T sg w stanie
rozpozna¢ komorki nowotworowe, przytgczy¢ sie do nich i aktywnie je zniszczyc.

Ostra biataczka limfoblastyczna (ALL) o5



Ostra biataczka limfoblastyczna to jeden z najcze$ciej wystepujacych nowotworéw

i jednoczesnie najczestsza z biataczek dotykajgca pacjentéw pediatrycznych. ALL to nowotwor limfocytow,
czyli biatych krwinek zaangazowanych w funkcjonowanie systemu odporno$ciowego organizmu. Choroba
postepuje szybko i wymaga wdrozenia natychmiastowego leczenia. U czesci pacjentow ALL nawraca lub jest
oporna na leczenie, pomimo stosowania leczenia systemowego, jak chemioterapia, terapia celowana czy

przeszczep krwiotworczych komorek macierzystyc:h.7
Chioniak rozlany z duzych komérek B (DLBCL)

Chtoniaki rozlane z duzych komérek B sg najczesciej wystepujaca grupa chtoniakdw sposrod wszystkich
nowotworow uktadu chtonnego (ok. 35%), w tym chtoniakéw agresywnych (ok. 80%).8 Okoto 10% pacjentow z
chtoniakiem rozlanym z duzych komérek B (DLBCL) ma oporng postaé choroby. W ciggu ostatniej dekady
poczyniono znaczne postepy w zrozumieniu patogenezy tej choroby, nadziejg dla czesci chorych jest
immunoterapia z zastosowaniem CAR-T cells.9

O CAR-T

W zindywidualizowanej terapii CAR-T, do walki z niektérymi rodzajami nowotworow wykorzystuje sie uktad
odpornosciowy pacjenta. Limfocyty T pacjenta sg pobierane i poddawane modyfikacjom poza organizmem,
dzieki czemu sg w stanie rozpoznaé komérki nowotworowe i inne komérki z ekspresjg okreslonego antygenu
oraz z nimi walczy¢. Przez dziesigciolecia badacze poszukiwali réznych sposobéw wykorzystania ludzkiego
uktadu odpornosciowego do walki z nowotworami. Dzieki innowacyjnoéci i wytrwato$ci odkryto autologiczne
terapie CAR-T. W przeciwienstwie do typowych produktéw matoczasteczkowych lub lekéw biologicznych
autologiczne terapie CAR-T sg dostosowane do indywidualnych potrzeb danego pacjenta. W zwigzku z tym
konieczna jest zmiana podej$cia do produkcji, logistyki i administraciji.

Informacje o firmie Novartis

Novartis zmienia oblicze medycyny, aby poprawié¢ i przedtuzaé zycie ludzi. Jako wiodaca Swiatowa firma
farmaceutyczna, wykorzystujemy nowoczesne technologie naukowe i cyfrowe, by dostarcza¢ innowacyjne
terapie odpowiadajgce na znaczace potrzeby medyczne. Nasza misja poszukiwania nowych lekdéw sprawia,
ze konsekwentnie zaliczamy sie do firm przodujgcych pod wzgledem inwestycji w badania i rozw6j. Produkty
Novartis docierajg do niemal 800 milionéw ludzi na catym Swiecie i nieustajgco poszukujemy nowatorskich
sposobdw na rozszerzenie dostepu do naszych najnowszych terapii.

W Novartis na catym Swiecie pracuje okoto 110 000 oséb ponad 140 narodowoéci. Dowiedz sie wiecej

na www.novartis.pl.

O zobowigzaniu Novartis w zakresie onkologicznych terapii komoérkowych i genowych

Misja firmy Novartis jest zmiana obrazu medycyny poprzez oferowanie terapii komérkowych i genowych
pacjentom na catym $wiecie. Novartis stale inwestuje w rozwéj terapii CAR-T, a takze ulepszenia procesow
produkcji i tancucha dostaw. Prowadzac aktywnie badania majgce na celu zwiekszenie znaczenia terapii
komérkowej w onkologii, Novartis idzie dalej w dziedzinie nowotworéw hematologicznych, docierajac do
pacjentéw z innymi rodzajami nowotworéw i oceniajac terapie komérkami CAR-T nowej generaciji, ktére
koncentruja sie na nowych celach i wykorzystujg nowe technologie. Novartis byt pierwszg firmg
farmaceutycznag, ktéra dokonata znaczacych inwestyciji

w pionierskie badania nad CAR-T i zainicjowata globalne badania kliniczne w obszarze CAR-T.

Tisagenlecleucel opracowano we wspotpracy z Perelman School of Medicine na Uniwersycie Pennsylwanii.
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https://www.novartis.pl/

Novartis - relacje z mediami

E-mail:press.poland@novartis.com

Aneta Poznanska
Komunikacja zewnetrzna Novartis
+48 663 874 857

aneta.poznanska@novartis.com
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