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a Epidermolysis Bullosa (EB)

Tvorba puchyri na kizi a sliznicich
Autosomalné dominantni/recesivni
Incidence 1 : 20 000 porodd

V néarodnim EB centru cca 250 pacientd

Diagnostika histologickd a molekuldarné geneticka
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a Epidermolysis Bullosa Dystrophica (R- DEB) |

Recesivni dédicnost, generalizovana forma

Rozsahlé puchyrnaté plochy

Vznik chronickych ran

Flekénf kontraktury prstl

Celotélovy pruritus

Striktury GIT

Vznik spinoceluldrniho
karcinomu (SCC)




Hledani cest pro lécbu EB celosvétové

1. Odstranéni pfic¢iny nemoci
- genové terapie (Vyjuvek - zhojeni defektll u 65% vs 267% placebo)
2. Symptomaticka lécba - zlepseni hojeni ran

- bunécna terapie

Mezenchymalni stromalini burky



e Mezenchymalni stromalni bunky /MSC/
Vyskyt v tukové tkani

Diferenciace v keratinocyty

Podporuji hojeni rany

mmune privileged cells

Allogeni darce tukové tkane



Bezpecnost a ucinnost
alogennich
mezenchymalnich
stromalnich bunék
odvozenych z tukové
tkdané u pacientdi
s epidermolysis bullosa

Klinika popalenin Farmakologicky
a plastické chirurgie Gstav LF MU

Klinickeé
Tkafové

a transfuzni hodnoceni

oddélen faze I/l

EB centrum ACIU
DEBRA CR, i /Advanced Cell

Immunotherapy
Unit/




Cile studie faze I/1l - kohorta 1

1. Posouzeni bezpecnosti poddvani alogennich MSC
Vybér darctl a odbéry lipoaspiratu na KPPCH
Vybér 4 dospélych R-DEB pacientti pro pilotni aplikaci

2. Ziskani pilotnich tdaijii o Gcinnosti Iécby aplikaci
Po posledni probéhlé ndvstéve 4. pacienta

Po analyze bezpecnosti SUKL kohorta 2 — détsti pacient



Kritéria pro darce
Vék pod 40 rok

a Odbér tukové tkiné i

Zdravotni zplsobilost

Mechanicky z vnitfni doInf strany stehna = Opakovane odbéry krve

k vylouceni infekcnich chorob
Odbér 4 x 50ml tuku
Lipoaspirdt oznacen a odeslan skrz TTO
/pracovani a ulozeni ACIU

Vlastni vyroba léCivého pripravku




- Inclusion kritéria
- Exclusion kritéria

- Priprava pacienta

Informovany souhlas

Zhodnoceni zarazovacich a vyrazovacich kritérif
- dva vhodné defekty min 2x2 cm

VySetreni Iékafem a podrobny zapis

Télesna teplota a pulz

BEZ odbéru krve, ale u zen odbér moci na hCG

Péce o ranu

Vék nad 18 rok
Potvrzend dg hereditérni EB
Rozsah postizeni vice nez 10%

a Kritéria pro vybér pacientu s EB  sexuaizrzenivost nebo

antikoncepce

Ochota ke studii

Defekt min. 2x2 cm a druhy podobny
pro kontrolu

Celkovd infekce — sepse 7 dnli pred aplikact
Lécha transfuzi 7 dnli pred aplikacf

Infekce ve vybrané 1ézi 7 dnli pred aplikaci
Anamnéza spinoceluldrniho karcinomu kiize
Anamnéza jiného zhoubného onemocnénfi

Tezké onemocnéni plic, ledvin, jater, srdce a dalsi
Téhotenstvi, kojeni
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Vlastni aplikace

2x108 MSC
ve 200 pL
média

=

4 injekce po cca
0,5%10% MSC

Obrazek 1: Davka a zpusob aplikace MSC

Zdrava kize
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TIMELINE - schema kontrol

1. aplikace 2. aplikace

Kontrola
nemaochice

Kontrola pfi Kontrola
propusténi nemocnice

1. den 2.den 4. den 15.den  30.den 75.den 4.den 15.den  30.den 90.den 290.den

Kontrola doma Kontrola doma
DEBRA DEBRA



Financovani projektu

Akademickeé klinické hodnocenf
bez Ucasti farmaceutickych firem

» Podporeno ze statniho rozpoctu
prostrednictvim MSMT projektem VVI
CZECRIN (LM2023049)

/ dart

A ahdme lidem
»W\'s nemoci motylich kridel
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Zahajeni klinicke faze I/II
Podzim 2022




Benefit pro pacienty s EB

- zrychlené hojeni chronické rany
. zmenseni bolesti v rané
. zmensSeni svédéni a ... prevence vzniku SCC
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Za cely tym vam dékuiji

Za pozornost a tesim se
na dalsi setkdvani!
CZECRIN
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Ceskd republika

MUNT =
MED

pomdhdame lidem
s nel ich kfidel
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