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A betegek 75% 
-a köldökzsinór- 
szövetből 
származó 
MSC-kezelést 
kapott.

A mezenchimális ős-/stromasejtek klinikai 
bizonyítékai cerebrális parézisben

A múlt hónapban jelent meg egy meg-
határozó jelentőségű összefoglaló ta-
nulmány, amely a sejtalapú terápiák 
hatékonyságát értékelte cerebrális 
parézisben (CP). Mivel jelenleg korláto-
zottak a rendelkezésre álló kezelési le-
hetőségek, a mezenchimális ős-/stro-
masejtek (MSC-k) egyre nagyobb 
figyelmet kapnak a kutatók, a klinikusok 
és a cerebrális parézissel foglalkozó 
szakmai közösség körében, mint ígére-
tes terápiás megoldás.

A szerzők egy olyan metaanalízist ké-
szítettek, amely kizárólag kontrollált 
vizsgálatokat foglalt magában, ahol az 
eredményeket a Gross Motor Functi-
on Measure (GMFM) alapján értékelték, 
beleértve a GMFM-66 és GMFM-88 vál-
tozatokat is. Csak azok az adatpontok 
kerültek be az elemzésbe, amelyeknél 
legalább két vizsgálat azonos időpont-
ban szolgáltatott eredményeket.

Összesen 30 publikált tanulmányt és 
10 regisztrált klinikai vizsgálatot ele-
meztek, amelyekben 1 292 cerebrális 
parézisben szenvedő beteg részesült 
MSC-kezelésben.

Legfontosabb megállapítások:

A betegek 72% 
-át két vagy több 
adaggal kezelték.

A sejtek beadásának 
leggyakoribb módja 
az intratekális  (40%) 
és az intravénás  
(38%) alkalmazás 
volt.

A betegek 31% 
-a méltányossági vagy 
kiterjesztett hozzáférési 
program keretében 
részesült kezelésben.

Bár a betegek jelentős része korai fá-
zisú vizsgálatokban (esetsorozatok, I. és 
II. fázisú klinikai vizsgálatok) vett részt, 
két III. fázisú klinikai vizsgálat is lezárult, 
azonban eredményeiket még nem pub-
likálták. Ezek közzététele kulcsfontos-

ságú lesz a hatósági engedélyezéshez 
szükséges bizonyítékok megerősítésé-
ben.

A vizsgálatok során a kezelés biztonsá-
gossági profilja következetesen kedve-

zőnek bizonyult, és egyetlen tanulmány 
sem számolt be súlyos mellékhatásról. 
Az észlelt mellékhatások többnyire eny-
hék voltak, és a kezelést követő néhány 
napon belül megszűntek.
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Az MSC-k mind a perinatális, mind a fel-
nőttkori agysérülések modelljeiben ideg-
védő és regeneratív hatást mutatnak.

Terápiás potenciáljuk többek között az 
alábbi tulajdonságoknak köszönhető:

erőteljes immunmoduláló aktivitás, gyul-
ladáscsökkentő citokinek, kemokinek és 
növekedési faktorok kiválasztása;

az agyi infarktus méretének csökken-
tése, a mielinizáció javítása és az oligo-
dendrocita-elősejtek fokozott védelme;
az új erek képződésének elősegítése és 
az agysejtek pusztulásának mérséklése;
a szisztémás és az idegrendszeri gyulla-
dás szabályozása.

Figyelemre méltó, hogy az MSC-k ala-
csony immunogenitásuk és korlátozott in 
vivo differenciálódási képességük miatt 
nem igényelnek donor–befogadó egye-
zést.

Világszerte már több mint 50 000 beteg 
vett részt, és 1 000-nél is több regisztrált 
klinikai vizsgálat foglalkozik MSC-terápi-
ák alkalmazásával különböző betegsé-
gek kezelésében.

Az egészségpolitikai megvalósítás: 
Ausztrália úttörő megközelítése

A növekvő tudományos bizonyítékok-
ra reagálva Ausztrália vezető szerepet 
vállalt az MSC-alapú cerebrális parézis 
kezelések bevezetésében. Egy jelentős 
egészségpolitikai döntés keretében az 
ország engedélyezte a köldökzsinór-
vér-terápia alkalmazását méltányossági 
hozzáférési programban.

Az amerikai Expanded Access Program 
vagy az európai Hospital Exemption 
rendszerrel szemben az ausztrál modell 
sajátossága, hogy a kezelést a nemzeti 
egészségügyi rendszer közfinanszírozás-
ban támogatja.

INTRAVÉNÁS ALKALMAZÁS ESETÉN:
átmeneti láz,
hasmenés,
hányás,
nehézlégzés,

amelyek jellemzően enyhe infúziós 
reakcióval álltak összefüggésben.

INTRATEKÁLIS ALKALMAZÁS ESETÉN:
láz,
ingerlékenység,
fejfájás,
derékfájdalom,
hányás,
hányinger,
meningizmus,

amelyek jellemzően enyhe infúziós 
reakcióval álltak összefüggésben.

amelyek többnyire a liquornyomás vagy a koponyaűri nyo-
más átmeneti változásával voltak összefüggésben.

A metaanalízis klinikailag jelentős és statisztikailag is szignifikáns javulást mutatott a nagymozgásos funkciókban az MSC-vel 
kezelt betegek esetében a kontrollcsoporthoz viszonyítva.

3 hónappal a kezelés után: effektusméret = 1,05 (CI: 0,19–1,92), p = 0,02

6 hónappal a kezelés után: effektusméret = 0,97 (CI: 0,30–1,64), p = 0,005

12 hónappal a kezelés után: effektusméret = 0,99 (CI: 0,30–1,67), p = 0,005

Az ígéretes eredmények ellenére a vizsgálatok felépítésének és a betegpopulációknak a heterogenitása 
továbbra is megnehezíti az alcsoport-elemzéseket. Ezért a területnek sürgősen jól megtervezett, 
III. fázisú klinikai vizsgálatokra van szüksége, egységes protokollokkal és standardizált végpontokkal.

Hatásmechanizmus – Miért működnek az MSC-k?

Hivatkozások 
Verter F, Griffin AR, Paton MCB, Finch-Edmondson M és 
mtsai.: Clinical Evidence of Mesenchymal Stromal Cells 
for Cerebral Palsy: Scoping Review with Meta-Analysis 
of Efficacy in Gross Motor Outcomes. 
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https://www.scilit.com/publications/1cc52df7f-
326858c2a719bf9ad941ebb

https://parentsguidecordblood.org/en/news/austra-
lia-allows-umbilical-cord-blood-therapy-cerebral-palsy

https://parentsguidecordblood.org/en/news/cord-
blood-banking-starts-live-its-promise



Placentából származó mezenchimális őssejtek progresszív 
sclerosis multiplex kezelésében

VILÁGSZERTE BECSLÉSEK SZERINT 2,3 MILLIÓ EMBERT ÉRINT A SCLEROSIS MULTIPLEX (SM), 
AMELY TOVÁBBRA IS A KÖZPONTI IDEGRENDSZER LEGGYAKORIBB IMMUNMEDIÁLT 
GYULLADÁSOS BETEGSÉGE.

Világszerte becslések szerint 2,3 millió 
embert érint a sclerosis multiplex (SM), 
amely továbbra is a központi idegrend-
szer leggyakoribb immunmediált gyulla-
dásos betegsége.

A legújabb terápiás stratégiák egyre 
inkább egy komplexebb megközelítést 
alkalmaznak, amelynek célja a remiel-
inizáció és a gyulladás egyensúlyának 
helyreállítása, miközben támogatja a 
regenerációt. A mezenchimális őssejtek 
(MSC-k) immunmoduláló, idegvédő, gyul-
ladáscsökkentő és remielinizációt tá-
mogató tulajdonságaik révén ígéretes 
terápiás lehetőséget jelentenek.

A szerzők kiemelik a placentából szár-
mazó MSC-k (PLMSC-k) számos előnyét. 
Ezek a sejtek magas CD106 expresszió-
val rendelkeznek, amely fokozza immun-
moduláló működésüket, valamint nagy 
mennyiségben fejezik ki a PD-L1 és PD-L2 
ligandokat, amelyek gátolják a T-sejtek 
szaporodását.

Etikai szempontból nem kifogásolhatók, 
mivel a szülés után egyébként meg-
semmisítésre kerülő placentaszövetből 
nyerhetők ki. Számos in vitro vizsgálat 
igazolta, hogy idegsejtvonalak irányá-
ba képesek differenciálódni, valamint 
immunelnyomó hatásuk erősebb, mint a 
felnőtt vagy más magzati eredetű MSC-
ké.

Az I. fázisú, nyílt klinikai vizsgálatot a te-
heráni Sina és Shariati Kórház sclerosis 
multiplex centrumában végezték (Clini-
calTrials.gov: NCT06360861). Öt másod-
lagosan progresszív sclerosis multiplex-
ben (SPMS) szenvedő beteget vontak be. 
A kezelés előtt legalább három hónapig, 
illetve a vizsgálat ideje alatt a betegek 
nem kaptak további immunszuppresszív 
kezelést vagy szteroidot, a szokásos ri-
tuximab-terápián kívül.

Valamennyi beteg intravénásan, test-
súlykilogrammonként 3 × 10⁶ PLMSC dó-
zist kapott a vena cephalicán és vena 
basilicán keresztül. Az infúzió előtt 100 
mg hidrokortizont alkalmaztak. A tanul-

mány részletesen ismerteti a GMP-mi-
nőségű PLMSC-k előállításának folya-
matát.

A vizsgálat elsődleges célja a kezelés 
biztonságosságának és tolerálhatósá-
gának értékelése volt, míg másodlagos 
végpontként a klinikai tünetek, a kog-
nitív és pszichológiai funkciók, a szisz-
témás gyulladás, valamint a B-sejtek 
CD20/CD19 expressziójának változását 
vizsgálták. A betegeket a kezelést köve-
tően hat hónapon át követték.

A követési időszak alatt, valamint 
egy évvel a kezelés után sem jelen-
tettek súlyos mellékhatást. A bete-
gek EDSS-pontszáma stabil maradt, 
funkcionális állapotuk javult, sclerosis 
multiplex tüneteik enyhültek. Emellett 
csökkent a szisztémás gyulladás, mér-
séklődött a CD20/CD19 expresszió a 
B-sejteken, a képalkotó vizsgálatok ja-
vuló agyi kapcsolatrendszert mutattak, 
valamint kedvező pszichológiai és kogni-
tív változásokat is megfigyeltek.

Az ASTCT webinárium összefoglalója
2025. május 7-én az American Society for Transplantation and 
Cellular Therapy (ASTCT) oktatási webináriumot rendezett 
„A köldökzsinórvér-transzplantáció következő generációja 
hematológiai rosszindulatú betegségekben” címmel. Az ese-
mény három szakértő előadását foglalta magában, amelyek 
a köldökzsinórvér-transzplantáció (CBT) legújabb fejlesztése-
it és az immunrekonstitúció kérdését mutatták be.

•	 Dr. Ann Dahlberg (Fred Hutchinson Cancer Center) a köl-
dökzsinórvér-transzplantáció fejlesztéséről és a sejtek 
optimalizálásáról beszélt.

•	 Dr. Molly Gallogly (University Hospitals of Cleveland) az 
Omidubicel alkalmazásával kapcsolatos gyakorlati ta-
pasztalatokat ismertette.

•	 Dr. Pat Stiff (Loyola University Medical Center) a köldök-
zsinórvér-transzplantációt követő immunrekonstitúcióra 
fókuszált.

Dr. Ann Dahlberg előadása
Dr. Dahlberg olyan klinikai adatokat mutatott be, amelyek 
kedvező eredményeket igazoltak magas kockázatú akut miel-
oid leukémiában (AML) szenvedő betegeknél, akik 2014 és 2021 
között köldökzsinórvér-transzplantáción estek át.

Áttekintést adott azokról a sejtexpanziós technológiákról, 
amelyek célja a vérképző őssejtek teljesítményének javítása. 
Ezeket két fő csoportba sorolta:

Ex vivo sejtexpanziós technológiák:
•	 nikotinamid alapú Omidubicel
•	 Notch-ligand alapú Dilanubicel
•	 UM-171 (Dorocubicel)
•	 mezenchimális stromasejtekkel (MSC) végzett  

együtttenyésztés
•	 SR-1 T-sejt-visszapótlással



A sejtek megtapadását (homing) fokozó eljárások:

•	 CD26/DPP-4 gátlás
•	 C3a priming
•	 PGE2-kezelés
•	 fukoziláció

Előadásának végkövetkeztetése az volt, hogy ezek az inno-
vációk segítenek leküzdeni a köldökzsinórvér-transzplantáció 
korábbi korlátait – különösen a transzplantációhoz kapcso-
lódó halálozás és a fertőzések csökkentése terén –, miköz-
ben kihasználják a köldökzsinórvér T-sejtjeinek egyedülálló 
immunológiai tulajdonságait a relapszus kockázatának mér-
séklésére. Kiemelte, hogy a köldökzsinórvér egyre vonzóbb 
transzplantációs lehetőséget jelent a magas kockázatú leu-
kémiák kezelésében.

Dr. Molly Gallogly előadása
Dr. Gallogly előadásának középpontjában az Omidubicel állt, 
amely egy nikotinamid alapú sejtexpanziós platform a köldök-
zsinórvérből származó CD34+ sejtek számára.

Ez a készítmény az Egyesült Államok Élelmiszer- és Gyógy-
szerügyi Hatóságának (FDA) engedélyével rendelkezik mi-
eloablatív előkezelést követő alkalmazásra, valamint kal-
cineurin-gátlókkal és mikofenolát-mofetillel kombinálva a 
graft-versus-host betegség (GVHD) megelőzésére.

Előadásában kiemelte, hogy az Omidubicel alkalmazása:

•	 alacsonyabb fertőzési aránnyal jár, mint a hagyományos 
köldökzsinórvér-graftok,

•	 gyorsabb neutrofil beültetődést (engraftmentet) ered-
ményez, donor típustól függetlenül,

•	 magasabb a II–IV. fokozatú akut GVHD kumulatív előfor-
dulása.

Ugyanakkor a súlyos (III–IV. fokozatú) akut GVHD előfordulási 
aránya továbbra is hasonló a más donorforrásból származó 
transzplantációkhoz.

Az összesített klinikai eredmények – beleértve a túlélést, a 
relapszust és a nem relapszushoz köthető halálozást – ös�-
szehasonlíthatók voltak a megfelelő vagy nem megfele-
lő HLA-egyezésű idegen donoros, illetve a haploidentikus 
transzplantációk eredményeivel a CIBMTR adatbázis és ki-
sebb utánkövetéses vizsgálatok alapján.

Dr. Pat Stiff előadása
Dr. Stiff átfogó áttekintést adott a vérképző őssejt-transzp-
lantációt követő immunrekonstitúcióról, különös tekintettel a 
köldökzsinórvér egyedi immunológiai sajátosságaira.

A köldökzsinórvérből származó T-sejtek immunológiailag na-
ivak, ezért kisebb valószínűséggel okoznak akut GVHD-t. Ez 
lehetővé teszi, hogy a GVHD megelőzésére elegendő legyen 
egy kalcineurin-gátló és egy rövid ideig alkalmazott mikofen-
olát-kezelés.

A felnőtt donorok T-sejtjeivel szemben a köldökzsinórvér 
T-sejtjei túlnyomórészt CD4+ sejtek, amelyek a transzplan-
táció után gyorsan citotoxikus T-sejtekké differenciálódnak, 
ugyanakkor kezdetben korlátozott citokintermelő és sejt-
pusztító aktivitással rendelkeznek. Ennek ellenére a köldök-
zsinórvér-transzplantációban részesülő betegeknél már ko-
rán megfigyelhető a csecsemőmirigy (thymus) működésének 
helyreállása.

Az előadó kitért a köldökzsinórvér-transzplantáció korábbi 
kihívásaira is, különösen azoknál a betegeknél, akik nem ré-
szesültek anti-thymocyta globulin (ATG) kezelésben. A koráb-
bi évtizedekben a köldökzsinórvér-transzplantációt gyakran 
lassabb megtapadás és elhúzódó immunrekonstitúció jelle-
mezte az alacsony őssejtszám és az immunológiailag éretlen 
limfociták infúziója miatt.

Napjainkban ezek a problémák egyre inkább kezelhetők a 
T-sejt-depletáló terápiák elhagyásával, a támogató kezelé-
sek fejlődésével, valamint az ex vivo felszaporított vérképző- 
és immunsejtek alkalmazásával.

Dr. Stiff előadását azzal zárta, hogy a köldökzsinór-
vér-transzplantációt követő immunrekonstitúció több szem-
pontból eltér a más donorforrásokból végzett transzplantá-
ciókétól. A természetes ölősejtek (NK-sejtek) és a B-sejtek 
regenerációja gyorsabb, míg az adaptív T-sejtes immunválasz 
helyreállása valamivel lassabb. Ugyanakkor a korszerű sejtex-
panziós technológiák úgy tűnik, mérséklik a veleszületett im-
munitás kezdeti hiányosságait, sőt az adaptív immunválaszt 
is javíthatják.

Összefoglalás
A webinárium egyértelműen rávilágított a köldökzsinór-
vér-transzplantáció átalakító jelentőségére a hematológiai 
rosszindulatú betegségek kezelésében. A sejtexpanziós tech-
nológiák és az immunológiai támogatás fejlődése fokozatosan 
leküzdi a korábbi korlátokat, és a köldökzsinórvér-transzplan-
tációt egyre inkább életképes, alacsonyabb relapszuskocká-
zatú transzplantációs lehetőségként pozicionálja, különösen 
a magas kockázatú betegcsoportok számára.

Hivatkozás
https://learn.astct.org/products/the-next-generation-of-cord-blood-transplant-in-heme-malignancies



A Cytotherapy folyóirat májusi számá-
ban megjelent közlemény a mezenchi-
mális ős-/stromasejtek (MSC-k) meg-
határozására és klinikai alkalmazására 
vonatkozó nemzetközi konszenzus fejlő-
dését elemzi, különös tekintettel a 2006-
os és a 2025-ös irányelvrendszer össze-
hasonlítására. A cikk egy ugyanebben az 
évben megjelent társközleményre épül, 
amely a Delphi-módszerrel kidolgozott 
konszenzusos MSC-definíciót, valamint a 
mezenchimális stromasejt-alapú terápi-
ák klinikai jelentésére vonatkozó irányel-
veket ismerteti.

Bár az MSC-k terápiás potenciálját már 
az 1990-es évek óta ismerik, az Egyesült 
Államok Élelmiszer- és Gyógyszerügyi 
Hatósága (FDA) csak 2024-ben engedé-
lyezte az első MSC-alapú terápiát klinikai 
alkalmazásra. Ez a készítmény, a remes-
temcel-L-rknd (Ryoncil), a szteroidrezisz-
tens akut graft-versus-host betegség 
(SR-aGVHD) kezelésére kapott enge-
délyt már két hónapos kortól gyermekek 
számára is.

A szabályozó hatósági jóváhagyás elhú-
zódásának egyik legfontosabb oka az 
volt, hogy hosszú ideig nem álltak ren-
delkezésre egységes, széles körben elfo-
gadott definíciók és jellemzési irányelvek 
az MSC-kre vonatkozóan. Ez jelentősen 
megnehezítette a különböző vizsgálatok 
eredményeinek összehasonlítását és a 
klinikai alkalmazások reprodukálhatósá-
gát.
Az MSC-k első hivatalos meghatározá-
sát a Nemzetközi Sejt- és Génterápiás 
Társaság (ISCT) dolgozta ki 2006-ban. 
Ezek a kritériumok azonban egy viszony-
lag szűk szakértői kör informális konszen-
zusán alapultak, ezért több szempontból 
korlátozottak voltak. Bár 2019-ben meg-
jelent egy frissítés, hivatalos konszen-
zusépítő módszer hiányában számos 
nyitott kérdés továbbra is megválaszo-
latlan maradt.

Ennek a hiányosságnak a megszünte-
tésére 2023 és 2024 eleje között egy 
átfogó Delphi-vizsgálatot végeztek, 
amelynek célja az MSC-k új, nemzetközi-
leg elfogadott definíciójának és a klinikai 
jelentések egységes standardjainak ki-
dolgozása volt.

A mezenchimális stromasejt-terápia 
fejlődése: A korszerű irányelvek szerepe

Hivatkozások
Wiest EF: Advancing mesenchymal stromal cell therapy: The crucial role of updated guidelines. Cytotherapy, 27(5):565. Renesme L. és mtsai.: Delphi-driven consensus definition for mesenchymal 
stromal cells and clinical reporting guidelines for mesenchymal stromal cell-based therapeutics. Cytotherapy, 27(2):146–168.

A folyamatban:
•	 az első kérdőíves fordulóban (2023 

tavaszán) 87 nemzetközi szakértő 
vett részt,

•	 a második fordulóban (2023 őszén) 
17 szakértő,

•	 a végső online konszenzusülésen 
(2024 januárjában) 15 szakértő.

A Delphi-módszert azért választották, 
mert strukturált módon teszi lehetővé 
a szakértői konszenzus kialakítását, mi-
közben minimálisra csökkenti az egyéni 
elfogultságot.

Az MSC-definícióhoz javasolt összesen 
20 kritériumból végül 9 esetében sikerült 
konszenzusra jutni. Ezek közül:

•	 1 a terminológiára vonatkozott,
•	 5 a sejtfelszíni markerek expresszi-

ójára,
•	 1 a sejtek szöveti eredetére,
•	 1 az őssejt-jellemzőkre (stemness),
•	 1 pedig a legfontosabb minőségi jel-

lemzőkre.

A közlemény részletes összehasonlítást 
közöl a 2006-os és a 2025-ös MSC-defi-
níció között.

KRIO INTÉZET

1026 Budapest

Kelemen László utca 12.

Telefon
06 1 414 0130

Web
www.krio.hu

Figyelmeztetés: A kiadványban szereplő egyes tartalmak 
angol nyelvű szakmai források gépi fordításának felhaszná-
lásával készültek, és teljes körű szakmai, illetve szakfordítói 
ellenőrzésen nem estek át. Bár a fordítás pontosságára töre-
kedtünk, előfordulhatnak terminológiai vagy értelmezési elté-
rések. Eltérés esetén az eredeti angol nyelvű forrás tartalma 
az irányadó. A kiadvány kizárólag általános tájékoztatási célt 
szolgál, nem minősül orvosi tanácsnak, diagnózisnak vagy 
terápiás javaslatnak.


