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Angaende behandling av patienter med stamcellsmodifierad
syntetisk trachea

Bakgrund

Likemedelsverket har tillsyn 6ver efterlevnaden av likemedelslagen (1992:859) och
tillhdrande forfattningar. Det har kommit till Likemedelsverkets kinnedom via
inkomna anmaélningar och information publicerad pa Karolinska Institutets webbplats
att kirurgen Paolo Macchiarini har genomf6rt operationer pa tre patienter vid
Karolinska Universitetssjukhuset med syntetisk trachea. Denna ska ha varit forsedd
med vdvnad som utgar frdn modifierade stamceller frin patientens egen benmérg.

Dr. Macchiarini har varit i 16pande kontakt med Likemedelsverket under 2011-2012
for att klarlagga om syntetisk luftstrupe beklidd med modifierade stamceller regleras
av lagstiftningen for ldkemedel f6r avancerad terapi. Likemedelsverkets tolkning, som
tydligt har formedlats till dr. Macchiarini, #r att det ror sig om likemedel for avancerad
terapi och att det alltid krévs nationella tillstdnd innan sidant likemedel ges till
patienter, om inte 1ikemedlet dr centralt godkéint inom EU.

Att doma av den information som Lékemedelsverket har tillgang till 4r den verksamhet
som dr. Macchiarini ska ha bedrivit att klassa som klinisk likemedelsprévning enligt
definitionen i 13 § ldkemedelslagen samt 1 kap. 3 § i) Likemedelsverkets foreskrifter
(LVFS 2011:19) om kliniska likemedelsprévningar pd méinniskor. Detta bekréftas av
uppgifter i databasen Clinical Trials.gov (ID-nr NCT01997437), enligt vilka det rér sig
om klinisk forskning. Som kontaktperson for studien anges Paolo Macchiarini med e-
postadress paolo.macchiarini@ki.se.

Lakemedelslagens bestdimmelser om kliniska ldkemedelsprovningar reglerar all
prospektiv interventionell klinisk forskning vars syfte dr att studera sdkerhet och/eller
effekt av ldkemedel. Tillstand fran Likemedelsverket kréivs for att fa starta klinisk
lakemedelsprovning (14 § ldkemedelslagen).

Alternativt, for det fall verksamheten inte rér sig om forskning, skulle verksamheten
kunna bedémas som anvéndning av sadant likemedel for avancerad terapi som faller
under regleringen for sa kallade sjukhusundantagsprodukter enligt 2 d §
lakemedelslagen. Det krévs tillstdnd fran Likemedelsverket for att f4 tillverka sadana
lakemedel.
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Lakemedelsverket har inte fatt in ndgon ansékan om tillstand for den verksamhet som
dr. Macchiarini har bedrivit vid Karolinska Universitetssjukhuset.

Foreliggande

Lakemedelsverket har enligt 24 § lakemedelslagen rétt att fa de upplysningar och
handlingar som behévs for tillsynen, och far utmeddela de foreldgganden och forbud
som behdvs for efterlevnaden av likemedelslagen och foreskrifter som har meddelats
med stdd av lagen.

Lakemedelsverket forelagger dig, i egenskap av verksamhetschef, hirmed att yttra dig
over innehéllet i denna skrivelse. Du foreldggs ocks4 att yttra dig om huruvida nigon
ytterligare operation enligt det ovanstiende &r planerad vid sjukhuset samt om det i
ovrigt pagér eller planeras nagon verksamhet med anledning av operationerna som &r
tillstandspliktig enligt det ovan nimnda regelverket.

Yttrandet ska ha kommit in till Likemedelsverket senast den 2 mars 2015. Ange
diarienummer 6.3-2015-013429 i svaret.

Beslut i drendet har fattats av Chefsinspektsr/Enhetschef Inspektion av industri och
sjukvérd Tor Graberg. Lakemedelsinspektor Annika Weréen har varit foredragande.

Det bifogade delgivningskvittot ska skrivas under och skickas tillbaka till
Lakemedelsverket snarast efter mottagande av denna skrivelse.
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