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 Ο μυελός των οστών 

 Μεταμόσχευση βλαστοκυττάρων 

 Πηγές αιμοποιητικών βλαστοκυττάρων  

 Αντιστοίχιση του ασθενούς και του δότη 

 Διαδικασία μεταμόσχευσης  

 Μεταμοσχεύσεις στην Ευρώπη 

 Προσεγγίσεις γονιδιακής θεραπείας  

 Κλινικές δοκιμές γονιδιακής θεραπείας 
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and Genetics Ο μυελός των οστών 

Πηγή πολλών διαφορετικών κυττάρων  

Μεγάλη σημασία για το σώμα μας 

Κυρίο αιμοποιητικό κέντρο (μετά την γέννηση) 

Αλλαγές του μυελού των οστών πειράζουν πολλούς παράγοντες 

υγείας 

http://www.mozobil.com 

Μυελός 

των 

οστών 

Ερυθροκύτταρα 

Μεταφορά Ο2 και CO2 

Λευκοκύτταρα 

Άμυνα κατά μικροβιακών 

μολύνσεων  

Θρομβοκύτταρα 

Επιτρέπουν την πήξη του 

αίματος 

Αιμοποιητικό 

βλαστοκύτταρο 

http://www.mozobil.com/
http://www.mozobil.com/
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Μεταμόσχευση αιμοποιητικών 

βλαστοκυττάρων 
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Δότης Δέκτης 

μόσχευμα 

Μεταμόσχευση βλαστοκυττάρων 

 Ριζική θεραπεία 
Εφάπαξ εφαρμογή  

Αποφυγή χρόνιας διαχείρισης της  

   νόσου (κτλ.) 

Μεγάλο ποσοστό επιτυχίας  
 

 Επεμβατική διαδικασία  

    και ρίσκα 

Χρειάζεται συμβατό δότη 

Χρειάζεται χημειοθεραπεία  

Κίνδυνος θανατηφόρων επιπλοκών 

…δεν προσφέρεται για την θαλασσαιμία στην Κύπρο 

 

 http://www.x-ald.nl/treatment-options/hsct/ 
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and Genetics Πηγές αιμοποιητικών βλαστοκυττάρων  

Μυελός των οστών 

Ψήλος αριθμός βλαστοκυττάρων 

Επεμβατική διαδικασία 

Περιφερειακό αίμα 

Μη-επεμβατική διαδικασία  

Ανάγκη βελτιστοποίησης του συνδυασμού φαρμάκων (G-CSF, Plerixafor) 

Αίμα του ομφάλιου λώρου 

Περιορισμένη ποσότητα  

Περιορισμένη διαθεσιμότητα  (για αυτόλογη μεταμόσχευση)  

Περιορισμένη προσβασιμότητα (για ετερόλογη μεταμόσχευση)  

 

https://www.cancer.org/treatment/treatments-and-side-effects/treatment-types/stem-cell-transplant/types-of-transplants.html  
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and Genetics Αντιστοίχιση του ασθενούς και του δότη 

Η σημασία της συμβατότητας 

Απόρριψη μοσχεύματος  

Νόσος μοσχεύματος έναντι του ξενιστή 

Προσδιορισμός της συμβατότητας 

Τύπος HLA  

 

 

 

 

 

 

 

Εύρεση συμβατού δότη 

Βάσεις δεδομένων, π.χ. https://karaiskakio.org.cy/  

https://www.cancer.org/treatment/treatments-and-side-effects/treatment-types/stem-cell-transplant/types-of-transplants.html  

Καλωσορίσατε στο σώμα της 
Ελένης. Ας συνεργαστούμε… 

Πω-

πω! 

https://karaiskakio.org.cy/
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and Genetics Διαδικασία μεταμόσχευσης  
Εξέταση και έγκριση του ασθενούς 

HLA τυποποίηση  

Εξέταση υγείας 

Ύπαρξη υποστήριξης κατά τη  

διάρκεια της διαδικασίας και κατόπιν 

κτλ. 

Αποφάσεις  
Δόση και τύπος μοσχεύματος (αδελφού, συγγενή, 

απλοταυτόσημο, μη-συγγενή συμβατού δότη)  

Τρόπος μυελοκαταστολής  (π.χ. με βουσουλφάνη, δόση) 

Ανάγκη ανοσοκαταστολής (π.χ. κυκλοφωσφαμίδη) 

http://www.cancer.org/treatment/treatmentsandsideeffects/treatmenttypes/bonemarrowandperipheralbloodstemcelltr

ansplant/stem-cell-transplant-transplant-process; 

http://www.medpagetoday.com/HematologyOncology/Hematology/15591 
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and Genetics Μεταμοσχεύσεις στην Ευρώπη 

Passweg et al. 2014 

http://www.nature.com/bmt/journal/vaop/ncurrent/full/bmt201620a.html
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and Genetics Μεταμόσχευση κινητοποιημένων κυττάρων 
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Ένεση Κινητοποίηση 

Συλλογή Αποθήκευση 

http://www.mozobil.com/
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Κρυοσυντήρηση 

Μυελοκαστολή Μεταμόσχευση 

http://www.mozobil.com/
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and Genetics Μεταμόσχευση κινητοποιημένων κυττάρων 

Ένδειξη επιτυχημένης μεταμόσχευσης  

Αριθμός ουδετερόφιλων > 500/μL 

Αριθμός θρομβοκυττάρων > 20.000/μL 

Αυξημένο ρίσκο λοιμώξεων και αιμορραγίας στη φάση 

ανάκαμψης  
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Μεταμόσχευση και ανάκαμψη 

http://www.mozobil.com/
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Ενθαρρυντικά δεδομένα… για μη-ενήλικες  
 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 
OS – συνολική επιβίωση  TFS – επιβίωση χωρίς θαλασσαιμία  

NA – μη διαθέσιμο    MSD – μόσχευμα συμβατού αδελφού 

MRD -  μόσχευμα συμβατού συγγενή  MUD – μόσχευμα συμβατού μη-συγγενή  h
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and Genetics Μεταμόσχευση για την β-θαλασσαιμία 

Ενθαρρυντικά δεδομένα για απλοταυτόσημα  

μοσχεύματα 

Μεγάλη δόση μυελικών και κινητοποιημένων  

βλαστοκυττάρων (μέσος όρος 14 x 106/kg) 

Πλήρης μυελοκαταστολή  

Επιλογή CD34+ κυττάρων για απουσία Τ-κυττάρων 

 
 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

31 Δότες/ασθενεις 
27 μητέρες 
2 αδελφοί 
2 πατέρες 

Αποτέλεσμα 
2 αποβιώσεις 
7 θαλασσαιμικοί 
22 επιτυχίες  
  3 μικτοί χιμαιρισμοί 
 19 πλήρεις χιμαιρισμοί 
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Κλινικές δοκιμές γονιδιακής θεραπείας 
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Διορθωμένα 
βλαστικά 
κύτταρα 

(2) 
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Προετοιμασία  
ασθενή 

HBB LV 

Παραγωγή φορέα 

(1) 

(6) 

Απομόνωση 
Αιμοποιητικών 
βλαστικών 
κυττάρων 
 

Θαλασσαιμικά 
βλαστικά κύτταρα 

Ασφάλεια; 

Αποτελεσματικότητα;  

Νουκλεάσες 
   

Ιικη επιμόλυνση 
 

Προεπώασαση 
(3) 

in vitro διαφοροποίηση 

(4) 

Εκ-νεου  
εμφύτευση 

(5) 

Γονιδιακή θεραπεία για αιματολογικές 

ασθένειες 
Λεντιικούς φορείς & πρόσθεση γονιδίου 

Νουκλεάσες & επιδιόρθωση γονιδίου 
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BluebirdBio (Leboulch) 

HGB-204 (Νorthstar Study) – μείζον β-θαλασσαιμία (8/2013 – 9/2017) 

Lentiglobin BB305 – Φαση 1/2 

9 ασθενείς έλαβαν αγωγή:  

5 β+/β0 ανεξάρτητοι από μετάγγιση αίματος 

4 β0/β0 μειωμένη ανάγκη μετάγγισης 

Στόχος 18 ασθενείς (12-35 χρονών) 
 

HGB-205 – μείζον β-θαλασσαιμία & SCD (7/2013 – 12/2017) 

Lentiglobin BB305 – Φαση 1/2 

5 ασθενείς έλαβαν αγωγή: 4 β-θάλ. & 1 SCD ανεξάρτ. από μετάγγιση αίματος 

Στόχος 7 ασθενείς (5-35 χρονών) 
 

HGB-206 –δρεπανοκυτταρική αναιμία (7/2013 – 12/2017) 

Lentiglobin BB305 – Φάση 1 

3 ασθενείς έλαβαν αγωγή 

Στόχος 20 ασθενείς  

(18 χρονών & βS/βS or βS/β0) 
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Michel Sadelain/Ευαγγελία Γιαννάκη  

NCT01639690 – μείζον β-θαλασσαιμία (7/2012 – 7/2016) 

TNS9.3.55 

Φάση 1 

3 ασθενείς έλαβαν αγωγή: 0 ανεξάρτητοι από μετάγγιση αίματος 

Στόχος 10 ασθενείς ((18 χρονών) 

Alessandro Aiuti/Giuliana Ferrari 

NCT02453477 – μείζον β-θαλασσαιμία (8/2013 – 9/2017) 

GLOBE 

Φάση 1/2 

3 ασθενείς έλαβαν αγωγή: 1 ανεξάρτητος από μεταγγίσεις 

Στόχος 10 ασθενείς (3-64 χρονών) 

3 ενήλικες (≥18 χρονών) μυελοκαταστολή με treosulfan & thiotepa 

3 μεγάλα παιδιά (8-17 χρονών) μυελοκαταστολή με treosulfan & thiotepa 

4 μικρά παιδιά (3-7 χρονών) μυελοκαταστολή με busulfan 
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https://www.clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT01639690?term=thalassemia+gene+therapy&rank=9
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Κέντρο Θαλασσαιμίας και Γενικό 
Νοσοκομείο 

 Σωτηρούλα Χρίστου  

 Ελένη Καλογήρου 
 Μαρία Σίταρου 
 Μιχάλης Χατζηγαβριήλ  
 Ανίτα Κολνάγου 
 Μάριος Αντωνιάδης 
 Μιχάλης Αγκαστινιώτης 

 

Παγκύριος Αντιαναιμικός 
Σύνδεμος 

 Ναταλία Μιχαηλίδου 
 Λοΐζος Περικλέους 
 Όλοι οι ασθενείς και εθελοντές 

δειγμάτων αίματος 
 

«Genome Editing» 
University of Freiburg 
 Toni Cathomen 
 Claudio Mussolino 
 

«Advancing Lentiviral Vector» 
King’s College London, ΗΒ 
 Mike Antoniou 

petrospa@cing.ac.cy 

«ThalaMoSS» 
University of Ferrara, Italy 
 Roberto Gambari 
Erasmus MC, The Netherlands 
 Sjaak Philipsen  
Ίδρυµα Ιατροβιολογικών Ερευνών της 
Ακαδημίας Αθηνών, Ελλάδα 
 Eleni Katsantoni 
Weill Cornell Medical College, ΗΠΑ 
 Stefano Rivella 
University of Masaryk, Czech Republic 
 Petr Holub  
University of Cagliari, Italy 
 Paolo Moi 
King’s College London, ΗΒ 
 Swee Lay Thein 
Λαϊκό Γενικό Νοσοκομείο, Ελλάδα 
 Ersi Voskaridou  
Weill Cornell Medical College, ΗΠΑ 
 Stefano Rivella 
NovaMechanics,  Cyprus 
BioCep Ltd., Israel  
Harbour Antibodies BV,  The Netherlands 
IRBM Science Park, Italy 
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