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HATAROZAT

A géntechnologiai tevékenységrol szolo 1998. évi XXVII. torvény (a tovabbiakban: Gtv.) 4.
§ (1) bekezdés a) pontjaban, valamint a 14/2008. (IV. 17.) EiiM rendelet 1. § (1)
bekezdésében foglalt felhatalmazas alapjan az Orszagos Gyogyszerészeti és Elelmezés-
egészségiigyi Intézet (a tovabbiakban: OGYEI) eldtt a 2017. augusztus 31. napjan,
OGYE/51052/2017 iigyszamon, a Baxalta Innovations GmbH megbizasabol a Quintiles
Magyarorszag Kft. (a tovdbbiakban: Kérelmezd) kérelmére géntechnoldgiaval modositott
szervezetek nem forgalomba hozatali céli kibocsatasara vonatkozé engedély megadésa irant
kérelemre indult eljarasban eljarva az alabbi

hatarozatot
hozom.

A kérelemnek és a mellékletként benyujtott dokumentacionak a Gtv., a géntechnoldgiai
tevékenység engedélyezési eljarasi rendjérdl, valamint az eljards sordn az Eurdpai
Bizottsaggal valo kapcsolattartasrol szol6 132/2004. (IV. 29.) Korm. rendelet (Tovabbiakban:
Korm. Rendelet), a mez6gazdasag és az ipar teriiletén folytatott géntechnologiai tevékenység
egyes szabalyairol szolo 142/2004. (IX. 30.) FVM-GKM egyiittes rendelet ¢és a
géntechnoldgiai tevékenységre vonatkozé nyilvantartas és adatszolgéltatas rendjérdl, valamint
a géntechnologiai tevékenységhez sziikséges engedély iranti kérelemhez csatolando
dokumentaciorol szolo 82/2003. (VIL. 16.) FVM rendelet szerinti vizsgalatat kovetden,
figyelemmel a Géntechnologiai Eljarasokat Véleményez6 Bizottsag véleményére, tovabba a
Foldmiivelésiigyi Miniszter szakhatdsagi allasfoglaldsara, a géntechnoldgidval modositott
szervezetek nem forgalomba hozatali célu kibocsatasat a kérelemben foglaltak betartasa
mellett az alabbiak szerint

engedélyezem:



1.) A hasznosité adatai:

Baxalta Innovations GmbH
Industriestrafie 67

1220 Vienna

Ausztria

Meghatalmazott CRO: Quintiles Magyarorszag Kft.
Budafoki ut 91-93. H-1117 Budapest

Tervezett tevékenység:
Nyilt, multicentrikus, I/Il. fazist vizsgalat az egyszeri intravénds infizidoban alkalmazott
BAX 888, torolt B-domént VIII. faktort (BDD-FVIII) tartalmazo, 8-as szerotipust

crer

értékelésére, sulyos, A tipust hemofiliaban szenvedd betegek esetében

2.) A géntechnolégidval médositott szervezetre vonatkozo informaciok:

A virus szerkezeti fehérjéit (cap, rep) kodold teljes szekvencidkat torolték, ennek helyébe
inzertaltak a majszovet specifikus promotert, véralvadasfaktor VIII szekvenciat (torolt B
domén, mint a Refacto® készitményben) és egy szintetikus polyA szekvenciat. A
megmarado egyetlen viralis 0sszetevo a transzgénnel szomszédos ITR szekvencia (2.
abra). Egy ilyen virion semmilyen koriilmények kozott sem tud replikalodni €s
proliferalodni.

AAV szerotipus 8 vektorba inzertaltdk a véralvadas faktor 8-at, melynek B doménje
torolt.

3.) A kibocsatas koriilményeivel és a befogadé kornyezettel kapcsolatos informaciok:

a) A kibocsatas varhato idépontjai és a kisérlet idéterve:

A tevékenység tervezett kezdete: 2018. aprilis 4.
A tevékenység tervezett vége: 2022. marcius 31.

b) A kibocsatas helyei:

Semmelweis Egyetem
Altalanos Orvosi Kar

1. sz. Belgyodgyaszati Klinika
1083 Budapest

Koranyi S. u. 2/A

Kibocsatasért felelos személy:
Dr. Takacs Istvan

4.) Az engedély érvényessége:

2018. aprilis 4-t61 2022. december 31-ig.



5.) Az éves jelentés benyujtasanak idépontja:

A Kibocsatas kezdetét koveté minden év aprilis 30-ig.

6.) Az éves jelentés tartalmi kovetelménye:

Jelentés a betegek szamarol, akik kezelés alatt allnak (patients enrolled) valamint frissitett
(up to date) adatokat és azok kockazati értékelését biodisztribuciordl (biodistribution),
kornyezetbe kertilésrdl (shedding) valamint véletlen hibas adminisztracios eseményekrol
¢s azok kovetkezményeirdl.

Jelen hatarozat ellen a Gtv. 3. § (4) bekezdése szerint kozigazgatasi eljaras keretében
fellebbezésnek helye nincs, azonban a hatarozat kézhezvételétél szamitott 30 napon beliil,
jogszabalysértésre hivatkozassal a kozigazgatdsi hatdsagi eljards és szolgaltatds szabdlyairdl
sz016 2004. évi CXL. torvény (a tovabbiakban: Ket.) 109. § (1) bekezdése szerint kérhetd
annak birosagi feliilvizsgalata a FOvarosi Kozigazgatasi és Munkaiigyi Birdsagtol. A birdsagi
feliilvizsgalat irant elOterjesztett kérelmet a Févarosi Kozigazgatéasi és Munkatigyi Birosaghoz
cimezve, az OGYEI-nal kell elSterjeszteni.

Indokolas

A Kérelmezd 2017. augusztus 31. napjan géntechnoldgidval modositott szervezetek nem
forgalomba hozatali céli kibocsatasanak engedélyezését kérte az OGYEI-tol.

A benyujtott dokumentacié attanulményozasat kovetéen az OGYEI a kérelmet 2017.
szeptember 18. napjan megkiildte a Géntechnologiai Eljarasokat Véleményez6 Bizottsagnak
(a tovabbiakban: Géntechnoldgiai Bizottsag), aki a kérelmet megvizsgalta ¢és kérdéseket
fogalmazott meg a beadvannyal kapcsolatban. Az OGYEI a Géntechnoldgiai Bizottsag
kérdéseit tovabbitotta a Kérelmezd felé. A kérdésekre 2017. oktober 20. napjan beérkezett
valaszdokumentacid alapjan a Géntechnologiai Bizottsag a kérelmet 2018. februar 1. napjan
elektronikusan megtargyalta és GA-2018-01 szamu jegyz6konyvében elfogadasra javasolta.

Az OGYEI szakhatosagi allasfoglalas kialakitasa céljabol 2017. szeptember 18. napjan
megkereste a Foldmiivelésligyi Minisztériumot, tekintettel a géntechnologiai tevékenységrol
sz016 1998. évi XXVII. torvény 4. § (1)-(3) bekezdésében valamint a Korm. Rendelet 1. § (3)
bekezdésében foglaltakra. A Foldmiivelésiigyi Miniszter 2017. november 27. napjan kelt,
TMF/1215-3/2017 tgyiratszam szakhatosagi allasfoglalasaban hozzajarulasat adta a
géntechnoldgiaval modositott szervezetek és az azokbdl elballitott termékek nem forgalomba
hozatali célu kibocsatasahoz valamint megallapitotta, hogy az adott géntechnologiaval
modositott szervezetek nem forgalomba hozatali céli kibocsatdsa a kornyezetre
elhanyagolhato kockazatot jelent.

A kérelem B/HU/17/06 bejelentési szamon feltoltésre keriilt a vonatkozd jogszabalyoknak
megfelelden az Eurdpai Bizottsag altal fenntartott elektronikus feliiletre (SNIF) mas Eurdpai
Uni¢ tagallamainak illetékes hatésagai szamara, amelyre észrevétel nem érkezett.



Az OGYEI a kérelem tartalmi vizsgalata soran megallapitotta, hogy a BAX888, egy
rekombinans, virusvektor (modositott Adeno Associated Virus) szuszpenzid. A virusvektor
hordoz egy humaén eredetli gén szekvenciat (médositott véralvadas faktor VIII). A BAXS888
intravénds inflzidja utan a hordozott fehérje expresszidja majsejtekre specializalt,
szovetspecifikus promoternek kdszonhetden. Maga a virusvektor nem hoz létre fert6z6 képes
virionokat, nem replikativ, emberre nézve nem patogén. Toxikus hatdst a modositott virusra
nem ismernek, nem jelent kockdzatot sem humanegészségiigyi, sem kdrnyezeti szempontbol.
Specifikus, célzott, nem forgalombahozatali engedélyt kibocsatasa a GMO eldirdsok alapjan
engedélyezheto.

Az OGYEI az eljaras soran lefolytatta a Géntv.-ben eldirt tarsadalmi konzultaciot. A
tarsadalmi konzultacié 30 napos hatarideje alatt az OGYEI-nal a hatarozat-tervezettel
kapcsolatos észrevételt nem tettek, ily moédon az OGYEI az engedély tervezetét jelen
hatarozattal véglegesiti.

Az OGYEI a Géntechnolégiai Bizottsig véleménye és a Foldmiivelésiigyi Miniszter
jovahagyo szakhatdsagi allasfoglalasa alapjan és a humanegészségiigyi értékelés alapjan
megallapitotta, hogy a kérelem megfelel a hatalyos jogszabalyokban eldirt rendelkezéseknek.

A fentiekre tekintettel hataroztam a rendelkez6 részben foglaltak szerint.

A fellebbezés lehetdségét a Gtv. 3.§ (4) bekezdése zarja ki, mig a birdsagi feliilvizsgalat
lehetdségét a Ket. 109.§ allapitja meg.

Budapest
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