Onsdagen den 27 januari, 2016, var en dag som vi antitrypsinare sett fram emot. Det var da vi
skulle fa ta del av den spidnnande utvecklingen om levercellstransplantationer, de mindre
invasiva ingreppet jamfort med levertransplantation. For oss leverdefekta individer sa &r det
just denna behandling som ger oss storst hopp om “’bot och bittring” 1 dagsldget. Hir nedan
ser vi de tva hogspecialiserade, engagerade och generdsa foreldsarna:

Bo-Goran Ericzon, fodd 1953, ér professor och enhetschef for
transplantationskirurg: CLINTEC vid Karolinska sjukhuset Huddinge, med
undervisningsomradena organtransplantation och levercellstransplantation.
Bo-Gorans forskningsomréden dr omfattande: Levertransplantation. Ischemi-
reperfusionsstudier med mikrodialysteknik. Dominolevertransplantation samt
levertransplantation vid familjar amyloid polyneuropati (FAP). Kombinerad lever- och
stamcellstransplantation vid levercancer. Levercellstransplantation.

!
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Carl Jorns, fodd 1977, dr specialistlidkare i transplantationskirurgi, och
medicine doktor vid institutionen for klinisk vetenskap, intervention och teknik
(CLINTEC), Huddinge.

Nu skulle det visa sig att foreldsningen av specialisterna professor Bo-Gdran Ericzon,
mottagare av Alfa-stipendiet 2014 och medicine doktor Carl Jons omfattade sa mycket mer
eftersom levern, som efter huden &r kroppens storsta organ, har s ménga funktioner men till
detta foljer ocksa fler utmaningar.

Sa de tre samtalsgrupperna for kvéllens foredrag blev Skelleftesjukan, Crigler-Najjar och
levercellstransplantationer. Dessa avbrots med ivriga fragor, roliga turordningar och glad
skratt! Stimningen var pé topp.

Bo-Goran som varit med under en lang tid tog det kronologiska perspektivet och talade forst
om Skelleftesjukan, som heter FAP pa facksprdk. Hans namn finns ocksa med nér det géller
forskning pad FAP med hédnvisning till transplantationskirurgi. Bo-Gran ndmnde det inte sd
jag gor det gdrna — den svenska FAP-forskningen ér 1 vérldsklass! Den folkligare be-
ndmningen kommer sig av att de flest diagnostiserade finns i det omrddet. Det &r just i Norr-
och Visterbotten som den drftliga (kan ocksd uppkomma som mutation utan drftlig
betingelse) sjukdomen med mutation i arvsanlaget gor att leverbildat protein
(TTR/Transthyretin) forstor muskler och nerver. Sjukdomens karakteristika &r initialt
bortdomnande hédnder och fotter samt svar virk.

Patientforeningen for FAP heter FAMY och utgdr en stark patientgrupp pa grund av sitt
engagemang. Darfor podngterade Bo-Goran vikten av en patientforening dr nog sé viktig dven
for de sjukdomar som kallas sillsynta diagnoser.

Négot som Carl Jorns berdttade om med glod var sjukdomen Crigler-Najjar och ingen kan
nog aterge det battre dn den artikel som jag kopierad frén Carls publiceringar under
Karolinska sjukhuset.
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Karolinska — Ny behandlingsmetod

torsdag, april 19th, 2012

MedTechbloggen delar med glidje med sig av en pressrelease frian Karolinska:
“Transplantation av leverceller en ny behandlingsmetod vid Karolinska Universitetssjukhuset

En 13-4rig pojke och en 11-arig flicka genomgick nyligen transplantation av leverceller vid
Karolinska Universitetssjukhuset Huddinge. Bada barnen har en @mnesomséttningssjukdom 1
levern kallad Crigler-Najjar. De dr de forsta tva levercellstransplantationerna i Skandinavien
for denna sjukdom.

Sjukdomen innebdr att barnen lider av gulsot med forhdjda bilirubinnivaer, vilket innebir en
livslang risk for att drabbas av allvarliga hjarnskador. For att undvika hjdrnskada méste dessa
barn behandlas 10-12 timmar dagligen med ljusbehandling. Behandlingseffekten avtar dock ju
dldre barnen blir och i dessa fall &r det enda behandlingsalternativet en traditionell
levertransplantation.

Vid Transplantationskirurgiska kliniken Karolinska Huddinge har man nu etablerat en ny
behandlingsmetod genom att transplantera leverceller. Leverceller isoleras fran en avliden
donator och transplanteras genom att cellerna injiceras till patientens egen lever. Fordelen
med denna behandlingsmetod ar att den innebér ett betydligt mindre ingrepp med farre
komplikationer. Patienten kan dessutom fa behélla sin egen lever.

Levercellstransplantation istéllet for traditionell levertransplantation med ett helt organ kan
forhoppningsvis medfora att minga andra amnesomsittningssjukdomar i levern, som idag inte
bedoms lampliga for organtransplantation, kan behandlas och ge patienter battre livskvalitet
med minskad risk for komplikationer av grundsjukdomen.

Hittills finns det 8 rapporterade fall av levercellstransplantation for Crigler-Najjar i vérlden.”

... och den tydliga texten talar for sig sjalv!

Naér det sa var dags att tala om den ny hoppet, sa ser vi det, levercellstransplantationen
lamnade Bo-Goéran med varm hand 6ver till Carl.



Man fér vél sdga att levercellstransplantationen dr den minimalistiska varianten av
levertransplantationen. Det behdvs bara en brakdel lever, rittare sagt leverceller for att kunna
uppnd vad man tidigare var tvungen att ha en hel lever till. Forr géllde fordelningen en
donator en mottagare men med denna spinnande utveckling dr forhallandet en donator
flertalet mottagare.

Nu ér den hir forskningen ung och exakt hur lange man forskat om levercellstransplanationer
ar svart att siga men en uppgift jag hittat gor géllande att man héllit pa lite mer &n ett
decennium. Att pa sa kort tid hitta s stora fordelar dr en forskningsbedrift och som nu borjar
se dagens ljus i behandling av leversjuka patienter.

Fordelen dr som Carl nimnde ett mindre operativ ingrepp dir man infunderar celler via
portadern och sedan sker en infusion av det i enzymlosning tvéttade levercellerna, i ndgot som
i illustrationer ser ut som ett ymnighetshorn. Man behdver inte bara organ fran avlidna utan
man kan ta en bit lever fran en levande donator och detta &r ett stort forsprang jamfort med
ménga andra organ. Det ndimndes att en liten bit lever kan ge mellan 5-20 miljoner leverceller.

For att fa storsta mojliga effekt ger man celler fran flera olika donatorer till en enda mottagare
for att optimera resultatet. Det &r med leverceller som med ménniskor, ju langre ifrén for ndra
slaktskap man kommer ju starkare genetik. De nya cellerna fors dver i flera olika omgéangar
till mottageren eftersom de olika donatorernas celler inte blandas. Bésta resultatet ger farska
leverceller, det later sig inte alltid goras s da kan man frysa in tvéttade leverceller &ven om
detta inte dr optimalt. Det anses dndé béttre eftersom det &r svért att odla fram nya celler.

Det som é&r viktigt dr att f4 de nya cellerna att fasta i mottagarens lever for att sedan foroka
sig. Darfor har man provat att ta bort en del av den sjukes lever for att 6ka forutsattningarna
for de nya cellerna att 6verleva. Resultatet har blivit att man sett en forbéttring av leverns
funktion men utan att uppnatt bot. Det gar inte att ge hur stora méngder som helst utan man
behover 10-15% nya leverceller for att bli bra och idag ligger man i forskningen pa 5 %. Det
som inte heller visat sig helt i forskningen ar hur stor andel friskt som kan ta 6ver sjukt och
det lamnar ett fragetecken om hur lange de friska cellerna har dvertaget och hur mycket som
gér att ersitta. Det forskas ocksa parallellt kring stamceller och om dessa kan aterstilla
ordningen i kroppen.

Det finns vissa risker med levercellstransplantation och de som ndmns &r blddningar,
blodpropp vid for stora méngder celler, cancer och infektioner. Hir ser man att bara for att
transplantationsforfarandet inte &r lika stor som det med hel lever skall inte riskerna under-
skattas.

De som idag kan komma att levercellstransplanteras, hos Alfa 1-patienter, dr de som redan
genomgatt annan transplantation eftersom de redan star pa avstotningsmedicin,
immunrepressiv behandling. Nu verkar det finnas en 6ppning for tidigare otransplanterade
patienter dd det forskas pa att kunna gora transplantationer utan immundédmpande mediciner.

Sjilv hanteringen av cellerna sker hos Karolinska sjukhuset i Huddinge i laboratoriet Vecura,
Karolinska Universitetssjukhuset. Vecura ér en core facilitet vid Kliniskt forskningscentrum
vid Karolinska Universitetssjukhuset som har till uppdrag att tillgodose behovet av
tillverkning av Avancerade Terapildkemedel (ATMP) {or klinisk provning samt hantering av
celler och vivnad for anvindning pa ménniska (ej likemedelsklassade), frimst for forskare
vid Stockholms léns landsting och KI. Vid detta laboratorium &r ockséd Bo-Goran Ericzon



verksam med inriktning pd Hepatocyter/leverceller. En av vinsterna med transplanterade
leverceller har visat sig ge 6kade nivaer av serumet MM-A1AT som skall ha gynnsamma
effekter pa grundsjukdomen.

Sammantaget kan vi se att de olika sjukdomarna som Bo-Gdran och Carl tog upp har levern
som gemensam ndmnare varav tva har proteindisfunktioner. De dr samtliga sdllsynta
sjukdomar alla med allvarliga prognoser. Lindrande behandlingar finns idag — blir
levercellstransplantationerna de botande imorgon?!

Vid penna Louise Borgstrand, som himtat fotona pa Bo-Gdoran och Carl fran Kloch som
kopierat dver vissa texterfragment fran Klsamt fran patientféreningen FAMY's hemsida dér
dessa varit viktiga
som kompletterande information



