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HATAROZAT

A géntechnologiai tevékenységrol szolo 1998. évi XXVII. torvény (a tovabbiakban: Gtv.) 4.
§ (1) bekezdés a) pontjaban, valamint a human-egészségiligy, human gyogyszergyartas
teriiletén, €s az emberi testtel kozvetleniil érintkez6 vegyi anyagok esetében géntechnologiai
tevékenység végzését engedélyezd géntechnologiai hatosdg, valamint a mezdgazdasag és az
¢lelmiszeripar teriiletén, illetve egyéb ipari célu felhasznalas esetében géntechnologiai
tevékenység végzését engedélyezd eljarasban kozremiikodd géntechnoldgiai szakhatosag
kijelolésérol sz61614/2008. (IV. 17.) EiM rendelet 1. § (1) bekezdésében foglalt
felhatalmazas alapjan az Orszdgos Gyogyszerészeti és Elelmezés-egészségiigyi Intézet (a
tovabbiakban: OGYEI) elstt a 2019. julius 4. napjan, OGYKEI/41364/2019 iigyszamon, a
Baxalta Innovations GmbH (a tovabbiakban: Kérelmez6) kérelmére géntechnologiaval
modositott szervezetek nem forgalomba hozatali céli kibocsatasara vonatkozd engedély
megadasa irant kérelemre indult eljarasban az alabbi

hatarozatot
hozom.

A kérelemnek és a mellékletként benyujtott dokumentacionak a Gtv., a géntechnoldgiai
tevékenység engedélyezési eljarasi rendjérdl, valamint az eljards sordn az Eurodpai
Bizottsaggal valo kapcsolattartasrol szolo 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 ¢s a
géntechnologiai tevékenységre vonatkozo nyilvantartas és adatszolgaltatas rendjér6l, valamint
a géntechnologiai tevékenységhez sziikséges engedély iranti kérelemhez csatolando
dokumentaciorol szolo 82/2003. (VII. 16.) FVM rendelet szerinti vizsgalatat kovetden,
figyelemmel a Géntechnologiai Eljarasokat Véleményezdé Bizottsag véleményére, tovabba az
Agrarminisztérium szakhatosagi allasfoglaldsara, a géntechnologiaval modositott szervezetek
nem forgalomba hozatali célii kibocsatasat kérelemben foglaltak betartisa mellett az
alabbiak szerint

engedélyezem:



1.) A hasznosito adatai:

Baxalta Innovations GmbH
Industriestrafie 67, 1221 Wien
Ausztria

Meghatalmazott:
IQVIA RDS Magyarorszag Kft.
1117 Budapest, Budafoki ut 91-93., Magyarorszag

Tervezett tevékenység:

Hepatocitak transzdukcidja genetikilag moédositott Adeno Associated Virussal (AAV). A
transzdukcid utan a vektor kifejezi a véralvadas faktor IX fehérje egy modositott valtozatat
(naturally occuring hyperfunctional Padua F9 (R338L) transgene, CpG depleted to minimize
cytotoxic T cell response, codon optimized), melyet hemofilia B betegek gyogyitasara
szdnnak. A készitmény 5 ml vagy 10 ml mennyiségben keriil betdltésre egy 10R injekcids
iivegbe.

2.)_A géntechnologiaval modositott szervezetre vonatkozé informaciok:

A genetikai modositas roviden:

A virus szerkezeti fehérjéit (cap, rep) kodolo teljes szekvenciakat torolték, ennek helyébe
inzertadltdk a majszovet specifikus promotert, véralvadasfaktor IX szekvencidt és egy
szintetikus polyA szekvencidt. A megmarad6 egyetlen virdlis Osszetevd a transzgénnel
szomszédos ITR szekvencia, mely AAV2 szerotipusbdl szarmazik. Egy ilyen virion
semmilyen koriilmények kozott sem tud replikalodni €s proliferalodni.

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

a) A kibocsatas varhato idészaka:
2020. januar- 2023. majus

b) A kibocsatas helyszine:

Principal Investigator’s | Institution name, address Contact details of Principal
name Investigator
Semmelweis Egyetem Tel: +36 30 474 6416
1.sz. Belgyogyaszati Klinika, +36 1 459 1500
Dr. Takacs Istvan Farmakoldgiai Osztaly, Fax: +36 1 313 0250
Fazis 1 Centrum E-mail:
1083 Budapest takacs.istvan@med.semmelweis-univ.hu
Korényi Séndor u. 2/a.

4.) Az engedély érvényessége:

2020. januarl.- 2023. majus 31.




5.) Az éves jelentés benyujtasanak idopontja:

A kibocsatas kezdetét kovetd minden év februar 28-ig.

6.) Az éves jelentés tartalmi kovetelménye:

Jelentés a betegek szamarol, akik kezelés alatt llnak (patients enrolled) valamint frissitett (up
to date) adatokat és azok kockazati értékelését biodisztribiciorol (biodistribution),
kornyezetbe kertilésrél (shedding) valamint véletlen hibas adminisztracios eseményekrdl és
azok kovetkezményeirdl.

Jelen hatarozat ellen az éltalanos kozigazgatasi rendtartasrol szold 2016. évi CL. toérvény
(tovabbiakban: Akr.) 116. § (4) bekezdésének d) pontja szerint kozigazgatasi eljaras keretében
fellebbezésnek helye nincs, azonban a vitatott kozigazgatasi cselekmény kozlésétdl szamitott
30 napon beliil, jogsérelemre hivatkozassal, az Akr. 114. § (1) bekezdése alapjan a véglegessé
valt dontés ellen kdzigazgatasi per indithato a kozigazgatasi perrendtartasrol szold 2017. évi L
torvény 13. § (3) bekezdésében meghatarozott birosag eldtt. A keresetlevelet az illetékes
birésagnak cimezve, az OGYEI-hez kell benyujtani.

Megallapitom, hogy az igazgatasi szolgaltatasi dij megteritésre keriilt. Az igazgatasi
szolgaltatasi dij az Ugyfelet terheli. Jelen eljaras soran egyéb eljarasi koltség nem meriilt fel.

Indokolas

A Kérelmezé 2019. julius 4. napjan géntechnologiaval modositott szervezetek nem
forgalomba hozatali célu kibocsatasanak engedélyezését kérte az OGYEI-tol.

A benyujtott dokumentacié attanulmanyozasat kovetéen az OGYEI a kérelmet 2019. jilius
18. napjan megkiildte a Géntechnoldgiai Eljarasokat Véleményezd Bizottsdgnak (a
tovabbiakban: Géntechnologiai Bizottsag), aki a kérelmet megvizsgalta, 2019. augusztus 29.
napjan elektronikusan megtargyalta és GA-2019-04 szamu jegyzokonyvében elfogadasra
javasolta.

Az OGYEI szakhatosagi allasfoglalas kialakitasa céljabol 2019. jilius 17. napjan megkereste
az Agrarminisztériumot, tekintettel a géntechnologiai tevékenységrol sz6l6 1998. évi XXVIL.
torvény 4. § (1)-(3) bekezdésében valamint a foldmiivelésiigyi hatosagi és igazgatasi
feladatokat ellato szervek kijelolésérdl szolo 383/2016. (XII. 2.) Korm. rendelet 28. § (1) a)
pontjaban foglaltakra.

Az Agrarminisztérium 2019. augusztus 26. napjan kelt, BGMF/527-1/2019 iigyiratszamu
szakhatosagi allasfoglalasdban hozzajarulasat adta a géntechnologidval modositott
szervezetek és az azokbdl eldallitott termékek nem forgalomba hozatali célu kibocsatasahoz
valamint megallapitotta, hogy az adott géntechnoldgidval moddositott szervezetek nem
forgalomba hozatali célu kibocséatasa a kornyezetre elhanyagolhat6 kockéazatot jelent.



A kérelem B/HU/19/01 bejelentési szamon feltoltésre keriilt a vonatkozd jogszabalyoknak
megfeleléen az Eurdpai Bizottsag altal fenntartott elektronikus feliiletre (SNIF) mas Europai
Unio tagallamainak illetékes hatdsagai szdmara, amelyre észrevétel nem érkezett.

Az OGYEI a kérelem tartalmi vizsgalata sordan megallapitotta, hogy az SHP648, egy
rekombinans, virusvektor (modositott Adeno Associated Virus) szuszpenzid. A virusvektor
hordoz egy humdén eredetii gén szekvenciat (médositott véralvadas faktor 1X). Az SHP648
intravénas infazidja utan a hordozott fehérje majsejtekben fejez6dik ki. Maga a klinikai vektor
nem hoz létre fert6z6 képes virionokat, nem replikativ, emberre nézve nem patogén. Toxikus
hatast a modositott virusra nem ismernek. A klinikai vektor nem jelent kockazatot sem
humanegészségiigyi, sem kornyezeti szempontbol. Az eredeti virus (AAV8) 1-es
veszélyességi besorolassal rendelkezik, ezt a besorolést a genetikai moédositas nem valtoztatja
meg. Specifikus, célzott, nem forgalomba hozatali engedélyli kibocsatasa a GMO eldirasok
alapjan engedélyezheto.

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

Az OGYEI a Géntechnoldgiai Bizottsag véleménye és az Agrarminisztérium jovahagyd
szakhatosagi allasfoglaldsa alapjan €s a humanegészségligyi értékelés alapjan megallapitotta,
hogy a kérelem megfelel a hatalyos jogszabalyokban el6irt rendelkezéseknek.

A fentiekre tekintettel hataroztam a rendelkez6 részben foglaltak szerint.

A fellebbezés lehetéségét az Akr. 116. § (4) bekezdésenek d) pontja zarja ki, mig a
kozigazgatési per inditasara vonatkozo lehetdséget az Akr. 114 § (1) bekezdés allapitja meg.

Budapest

A hatarozatot kapjak:

1.IQVIA RDS Magyarorszag Kft. (cégkapu) utjan Baxalta Innovations GmbH, Industriestrale 67, 1221 Wien,
Ausztria

2.Agrarminisztérium Biodiverzitas- és Génmeg0Orzési Foosztaly (1055 Budapest Kossuth Lajos tér 11.)

3.Géntechnologiai Eljarasokat Véleményez Bizottsag, Nemzeti Elelmiszerlanc-biztonsagi Hivatal
Allatgyogyaszati Termékek Igazgatosaga, Oltoanyag Engedélyezési Osztaly,
1107 Budapest, Szallas u. 8.

4.Pest Megyei Korméanyhivatal, Elelmiszerlanc-biztonsagi, Foldhivatali, Novény- és Talajvédelmi,
Erdészeti Féosztaly (1135 Budapest, Lehel utca 43-47.)
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