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1. Leukapheresis: a beteg sejtjeit 
legyűjtik (jelenleg csak autológ van!)

2. A T-sejteket genetikai 
transzdukcióval (transzfekcióval) ex 
vivo módosítják - a legtöbbször
lentivírus vektorral, mely a genomba 
írva új receptort szintetizáltat és 
expresszál

3. CTL019 sejtk ex vivo expanziója 

4. Lymphodepléció - a beteg előkészítő 
kezelést kap (többnyire FluCy, 
környezet modifikálása, saját T-sejt 
kevesebb, citokin több legyen

5. CTL019 sejtek visszaadása a 
betegbe

1. Porter DL, et al. N Engl J Med. 2011;365:725-733; 2. Porter DL, et al. J Cancer. 2011;2:331-332; 3. Kalos M, et al. 
Sci Transl Med. 2011;3:95ra73.
Image from Levine BL. Cancer Gene Ther. 2015;22:79-84.
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REAL WORLD 
DATA



ITT ANALYSIS OF REAL-WORLD OUTCOMES FOLLOWING 
TISAGENLECLEUCEL THERAPY FOR PEDIATRIC AND YOUNG 
ADULT ALL3 (1/2)

*Due to viability. 
ALL, acute lymphoblastic leukemia; CR, complete remission, CRi, complete remission with incomplete hematologic recovery; 
EFS, event-free survival; Heh, high hyperdiploidy; HSCT, hematopoietic stem cell transplantation; IND, investigational new 
drug; ITT, intention-to treat; MAP, Managed Access Program; MLL, mixed-lineage leukemia; mo, months; MRD, minimal 
residual disease; NCCP, National CAR-T Cell Panel; OOS, out of specification; OS, overall survival; SoC, standard of care.,

3. Ghorashian S et al. Presented at 2020 ASH Annual Meeting [Poster 1016].

London, UK

Patient characteristics N=60
Median age, years 8.44 

Female / male, % 67 / 33

Median lines of prior therapy, n 2.5

Prior HSCT, % 48

Cytogenetics:
B-other / MLL / Heh / others 42 / 17 / 12 / 29
Bridging therapy, % 95

Median dose infused 
(x106 cells/kg) 2.5 
OOS product* 1 

Efficacy
Infused (n=49) ITT (n=60) ELIANA

6 mo 12 mo 6 mo 12 mo 6 mo 12 mo

CR/CRi by day 90, % 95 85

MRD– 79 79

OS, % 98 86 90 78 90 76

EFS, % 75 68.2 79 61 73 50

Composite EFS, % 48 34 63 34

• Baseline characteristics were similar between the MAP/IND and the SoC cohorts

• Median probability of ongoing B cell depletion is not reached

• Median follow-up for infusion and ITT cohorts were 9.9 and 11.9 mo, respectively

• Greater proportion of CD19+ relapses seen in this study vs ELIANA (60% vs 6%)

All patients discussed in the NCCP ALL from Nov 
2018 up to July 16th 2020



REAL-WORLD TREATMENT OF R/R B-ALL USING 
TISAGENLECLEUCEL THAT IS OOS FOR COMMERCIAL RELEASE 
4 (2/2) PRWCC, US

B-ALL, B-cell acute lymphoblastic leukemia; CR, complete response; CRS, cytokine release syndrome; EFS, event-free 
survival; ICANS, immune effector cell-associated neurotoxicity syndrome; IND, investigational new drug; MAP, Managed 
Access Program; mo, months; OOS, out of specification; OS, overall survival; pts, patients; r/r, relapsed/ refractory; SoC, 
standard of care.

4. Rossoff J et al. Presented at 2020 ASH Annual Meeting [Poster 1936]. 

• Probability of continued remission at 12 mo in MAP/IND vs SoC in pts with CR: 75% versus 63%

Survival
MAP/IND (n=24) SoC (n=161)

6 mo 12 mo 6 mo 12 mo
OS, % 96 85 83 70

EFS, % 65 55 63 51

Safety (n=49)
Grade ≥3 CRS, % 17 19

ICANS, % 8 22

• Efficacy and safety were not affected by use of OOS tisagenlecleucel to treat pts with r/r B-ALL under 
commercial settings

• Larger studies are needed to identify cut-off beyond which OOS could affect the outcomes





1. GYEREK: CHILDREN'S HOSPITAL OF PHILADELPHIA (CHOP)

• Emily Whitehead: első 
CAR-T kezelést kapó 
gyermek 

• 2012. május, Children’s 
Hospital of Philadelphia

• The Emily Whitehead 
Alapítvány: gyermekkori 
daganatok immunoterápiás 
kezelésére kutatási 
támogatás





Kymriah
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IN-HOUSE PRODUCTION

• Experimentális
• Európában általában a Miltényi 

platformon, lentivírus vektorral
– CliniMACS Prodigy

• Ugyanolyan szigorú törvényi szabályozás 
(gyógyszergyár, ATMP)

• Egyszerűbb, gyorsabb, olcsóbb, 
rugalmasabb megvalósítás



CLINIMACS PRODIGY WITH 
ELECTROPORATOR – DPC: 2 DB



A KÜLÖNBSÉG



CART GYÁR



ELŐNYÖK

§ Egy platform

§ Több módszer (elektroporáció, transzfekció)

§ Több sejt-típus (CAR-T, CAR-NK, dendritikus, 

őssejt, génterápia, stb.)

§ Több betegség (ALL, DLBCL, MM…)

§ Nem fagyasztott sejt
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CART TÁVOLI JÖVŐ











NO ONE LEFT BEHIND


