
Praktische implicaties

Chantal van Litsenburg
Manager, regulatory effectiveness
AFDELING IMMUNOLOGIE

De cellen reizen, de patiënt niet…
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• Zeer zeldzame primaire immuundeficiëntie (incidentie 0,01-
0,025/10.000)

• Mutatie in het RAG1-gen, essentieel voor de ontwikkeling van

functionele immuuncellen (T- en B-lymfocyten)

Diagnose

• Meestal opgepikt via neonatale hielprikscreening

• Anders verdacht door terugkerende infecties, groeiachterstand

• Zonder behandeling levensverwachting van < 1 jaar

Huidige behandelopties

• Allogene stamceltransplantatie

• Experimenteel: Ex vivo autologe stamceltransplantatie waarbij de

CD34+ populatie wordt gecorrigeerd (gentherapie)

RAG1-SCID (Severe Combined Immune Deficiency)
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Severe Combined Immune Deficiency (SCID)
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De cellen reizen
van patiënt naar het LUMC en terug
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Patiënt en familie reizen met een paspoort…
Maar cellen…?
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De aanleiding
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5 juni 2023
Contact Farmatec:
• Toch wijzigingsformulier nodig
• Alléén de wijzigingen aangeven
• Beperkt aantal bijlagen

De tijdslijn…
Van administratieve handeling tot volledige aanvraag
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18 juli 2023
• Na interne beslommeringen
• Nog wat aanvullingen over de geplande centra
• Aanvraag ingediend

25 mei 2023
Contact Farmatec:
• Géén formulier voor
• Stuur de info via de mail

• Goedgekeurd onderzoek naar experimentele therapie
• Nieuwe onderzoekssites buiten de EU gaan

patiëntencellen (bloed) sturen
• Hoe regelen we een importlicentie?

19 november 2023
• Uitgebreide reactiebrief met
wederom aanvullingen

• Aanvraag opnieuw ingediend

1 september 2023
• IGJ houdt aanvraag aan (Europese
richtlijn 2015/566/EG)

• Aanvullende informatie nodig

24 november 2023
• Aanvraag gehonoreerd



Risico-inschatting geen deel van het proces
• LUMC gerenomeerd stamceltransplantatie centrum dat – via Matchis – bloedcellen uit alle hoeken

van de wereld ontvangt

• Toepassing in studieverband: goedgekeurde studie in JACIE geaccrediteerde centra

Vergunningstelsel complex – uitkomst instituutbreed
• Voor onderzoeksgroep ingewikkeld intern laveren waardoor veel tijd verloren met uitzoeken

• Praktische kennis Wvkl en Richtlijn (EU) 2015/566

• Nu ingeregeld voor deze studie – vergunning is echter organisatiebreed

• Borgen interne compliance

Communicatie prettig – instructie en opvolging kan beter
• Goede werkrelatie LUMC, Farmatec en IGJ

• Omslachtig proces met onduidelijke en veranderende verwachtingen

• Meer duidelijkheid over het indienen van wijzigingen

Proces van een half jaar voor ogenschijnlijk
eenvoudige uitbreiding van bestaande vergunning
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