EMA:s kommittéer:kommittén
for avancerade terapier (CAT)

Inledning

Europeiska lakemedelsmyndighetens (EMA:s) kommitté for
avancerade terapier (Committee for Advanced Therapies; CAT)
bedomer kvaliteten, sakerheten och effekten for
lakemedelsprodukter for avancerad terapi (ATMP).Lakemedel for
avancerad terapi ar lakemedel for anvandning pa ménniskor som
framstalls fran gener och celler eller vavnader och innefattar
genterapier, lakemedel for somatisk cellterapi,
vavnadstekniska lakemedel och kombinerade terapier.Fo6ljande
artikel innehdller mer information om lékemedel f6r avancerad
terapi och beskriver de regulatoriska principer och den
lagstiftning som styr CAT:s aktiviteter.

EMA:s kommitté for avancerade
terapier (CAT)

Lakemedel for avancerad terapi kan innebara potentiella nya
behandlingsméjligheter for manga sjukdomar, till exempel
Alzheimers sjukdom, cancer, genetiska sjukdomar som
muskeldystrofi eller brannskador i huden.

Det finns fyra huvudgrupper av lakemedel for avancerad terapi:

- Lakemedel for genterapi (GTMP)
Lédkemedel for genterapi innehaller gener som har en
terapeutisk effekt.Med lakemedel for genterapi fors
"rekombinanta” gener in i celler, ofta med ett virus som
vektor (barare som anvands for att oOverfdora genetiskt
material till en malcell) for att transportera genen.En
rekombinant gen ar en DNA-strang som skapas 1
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laboratoriet genom sammanstallning av DNA fran olika
kallor.Nar genen Kkommer in 1 patientens celler
producerar cellerna ett protein som kan hjalpa till att
sakta ner eller bota en mangd olika sjukdomar, bland
annat genetiska sjukdomar, cancer eller langvariga
sjukdomar.

- Lakemedel for somatisk cellterapi
Lakemedel for somatisk cellterapi innehaller celler (som
inte ar konsceller) eller vavnader som har manipulerats
1 syfte att forandra deras biologiska egenskaper.De kan
anvandas for att bota, diagnostisera eller fodrebygga
sjukdomar.Ett exempel pa somatisk cellterapi ar
anvandning av en patients manipulerade cancerceller for
att bekampa kvarvarande cancerceller i kroppen.

= Vavnadstekniska lakemedel
Vavnadstekniska l&édkemedel innehaller celler eller
vavnader som har manipulerats (patagligt foraéndrats) sa
att de kan anvéndas for att reparera, aterbilda eller
ersatta vavnad.Ett exempel pa en vavnadsteknisk produkt
ar konstgjord hud som anvands for att behandla patienter
med brannskador.

- Kombinationslakemedel for avancerad terapi
Kombinationslakemedel for avancerad terapi innehdller en
eller flera medicintekniska produkter som en integrerad
del av lakemedlet.

Dessa lakemedel har stor potential for att hjalpa patienterna,
eftersom teknikerna bakom avancerade terapier kan ha positiva
langtidseffekter.De kan ge patienterna moéjlighet till en
effektiv behandling och d&rigenom medfdra en 1langsiktig
minskning av sjukvardskostnaderna.

Avancerade terapier skapar stora forvantningar, men de ar
ocksa férknippande med

- nya betydande risker, till exempel
=risk for virusinfektion om en viral vektor
dteraktiveras



= risk for cancer

= risk for sjukvardspersonal och vardgivare om de
oavsiktligt exponeras for behandlingen

- etiska problem, till exempel

bristande respekt for 1levande donatorers
rattigheter genom brist pad information

» tillforsel av obeprovade/osakra cellprodukter
(eller stamcellsprodukter) till patienter.

Avancerade terapier utvecklas ofta av sma foretag eller
forskningsenheter pa sjukhus.EU:s 1lagstiftning innehaller
incitament for att uppmuntra forskning och utveckling av
avancerade terapier genom att erbjuda vetenskaplig radgivning
fran EMA till en l&gre kostnad.Nya regulatoriska forfaranden
ar tillgangliga for utvecklare av lakemedel for avancerad
terapi (ATMP-klassificering och ATMP-certifiering).

Regulatoriska principer och tillamplig
lagstiftning

Sedan 2008 maste det centraliserade forfarandet (CP) anvéndas
for alla lakemedel for avancerad terapi.Detta sakerstaller att
de kan dra nytta av det gemensamma forfarandet for utvardering
och godkannande inom EU.P3 sa satt blir det enklare for
foretag att salja sina produkter och for patienter i olika
medlemsstater att fa tillgang till produkterna.

Lakemedel for avancerad terapi ar komplexa lakemedel. FoOr
dessa lakemedel kravs bed6mningskriterier som gar utodver de
kriterier som anvands 1 det traditionella farmaceutiska
omradet.Som ett exempel kan namnas produkter som innehdller
eller bestar av genetiskt modifierade organismer (GMO), for
vilka en miljomassig riskbedomning kravs for att utvardera
riskerna for manniskors halsa och for miljon.

Lagstiftningen kraver att expertkunskaperna inom kommittén for
avancerade terapier omfattar alla omraden som ar relevanta for
avancerade terapier, bland annat



medicintekniska produkter
vavnadsteknik

genterapi

cellterapi

 bioteknik

= kirurgi

= farmakovigilans

» riskhantering

» etik.

Kommittén for avancerade terapier (CAT) utarbetar ett forslag
till yttrande for varje produkt.Detta yttrande skickas till
kommittén for humanlékemedel (CHMP).Baserat pa yttrandet fran
CAT ger CHMP en rekommendation om beviljande/avslag, andring,
tillfalligt upphavande eller aterkallande av ett godkannande
for forsaljning.Rekommendationen skickas sedan till Europeiska
kommissionen for ett beslut om godkannande for forsaljning.

Nar produkterna ar godkanda och marknadsforda gor EMA en
ytterligare bedomning av deras sakerhet och effektivitet.EMA
ger aven vetenskapligt stod till foretag for att hjalpa dem
utforma system for overvakning av sakerheten for dessa
lakemedel.

Foretag som framstaller lakemedel for avancerad terapi maste
kunna spara alla sina produkter fran platsen daér de tillverkas
till de sjukhus eller institutioner dar de ges till
patienter.Aven sjukhusen mdste kunna spdra alla patienter som
far dem.Systemen ska ge mojlighet till fullstandig sparbarhet,
genom anonyma kodsystem nar externa donatorer anvands:

= pd vavnadsinstitutionen:koppling mellan donator och
donation

= pd tillverkningsstallet:koppling mellan donation och
produkt

= pa sjukhuset eller mottagningen:koppling mellan produkt
och patient.
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