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gene therapy

konsorcjum RECOMB badanie kliniczne RECOMB

RECOMB to konsorcjum badawcze zatozone w 2018 roku, Niemowle z RAG1-SCID zostanie przyjete do jednostki ter-
ktore integruje specjalistow klinicznych i badawczych z apii genowej w Klinice Transplantacji Szpiku, Onkologii i He-
16 europejskich instytutow oraz jednego Izraelskiego matologii Dzieciecej Uniwersytet Medyczny we Wroctawiu
instytutu, posiadajgcych doswiadczenie w zarzadzaniu Ponadregionalne Centrum Onkologii Dziecigcej “Przyladek
wrodzonymi btedami odpornosci (lEI), takimi jak ciezka Nadziei” aby rozpoczg¢ leczenie, unikajgc koniecznosci po-
skojarzona niedobdr odpornosci (SCID). drézowania za granice.

Projekt otrzymat finansowanie z programu Horyzont 2020 Badanie sktada sie z infuzji autologicznych komorek CD34+,
Unii Europejskie;. transdukowanych lentiwirusem RAG1 u pacjentéw ze SCID

spowodowanym niedoborem RAG1. W ramach badania
zarejestrowano juz dwoch pacjentéw, z zadawalajgcy, ob-
serwacjg trwajgcg do dwach lat.

CEL

Zapewnienie nowej opcji terapeutycznej opartej na terapii genowej dla noworodkéw i niemowlat z jedng z najczestszych
postaci SCID: niedoborem RAG-1

KRYTERIA

Genetycznie potwierdzony RAG1-SCID Dostepny dawca zgodny pod wzgledem HLA

Liczba obwodowych limfocytow T >300/pl i/lub limfocytéw T

Wiek ponizej 2 lat naiwnych >4/l

Brak dostepnego dawcy zgodnego pod wzgledem HLA Zespot Omenna

Liczba obwodowych limfocytow T <300/ul i/lub limfocytow T

naiwnych <1/jl. Poprzednia transplantacja komérek macierzystych

Brak zespotu Omenna Znaczgca dysfunkcja narzadu
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Q +48 71733 2700, +48 71 733 2701
http://www.recomb.eu/
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