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DIE SELICA-II-STUDIE

Safety & Efficacy of Liver Cell Application

HINTERGRUND UND RATIONALE

Erste klinische Ergebnisse mit der Leberzellthera-
pie zeigten bei Neugeborenen und Kleinkindern
mit Harnstoffzyklusdefekten eindrucksvolle The-
rapieerfolge. Da die orthotope Lebertransplanta-
tion (OLT) mit einem Langzeituberleben von 90%
derzeit die aussichtsreichste Therapieoption bei
Harnstoffzyklusdefekten darstellt, soll durch den
Einsatz von Leberzellen in der SELICA-II-Studie er-
reicht werden, die Kinder ohne metabolische Krisen
und damit ohne zusatzliche neurologische Schadi-
gung einer Organtransplantation zuzufuhren.

ZIEL DER STUDIE

Ziel der Studie ist die Uberbriickung der Zeit bis zur
OLT ohne hyperammonamische Krise. Dabei soll
die Sicherheit und Wirksamkeit der wiederholten
Gabe von Leberzellsuspensionen bei Neugebore-
nen und Sauglingen mit Harnstoffzyklusdefekten
untersucht werden.

PRIMARE ENDPUNKTE

Nachweis der Sicherheit der Leberzellapplikation
und der Sicherheit der Applikation des Pfortader-
katheters.
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WICHTIGE SEKUNDARE ENDPUNKTE

Anstieg der jeweiligen Enzymaktivitat in der ex-
plantierten Leber im Vergleich zur Leberbiopsie,
die vor der ersten Behandlung mit Leberzellen ent-
nommen wurde.

Nachweis von Spender-DNA in der explantierten
Leber.

Zahl, Dauer und Schwere von metabolischen
Krisen.

EINSCHLUSSKRITERIEN

Neugeborene und Sauglinge bis zu einem Alter
von 3 Monaten, bei denen einer der folgenden drei
Harnstoffzyklus-Defekte auf biochemischer Grund-
lage diagnostiziert wurde:

e Carbamylphosphat-Synthetase-I-Defizienz
(CPS-I-D)

¢ Ornithin-Transcarbamylase-Defizienz (OTCD)
* Argininosuccinat-Synthetase-Defizienz
(Citrullinamie Typ 1)

Zuganglichkeit der Portalvene

Schriftliche Einverstandniserklarung der Erzie-
hungsberechtigten zur Teilnahme an der Studie.

ikum Heidelberg

AUSSCHLUSSKRITERIEN

e Strukturelle Erkrankungen der Leber
(Zirrhose, portalvendse Hypertension)
oder Venenverschlusserkrankungen.

e Thrombose der Portalvene

* Trager des Humanen Immundefizienz-Virus

(HIV)

¢ Akute Infektion

e Verabreichung inaktivierter Impfstoffe inner-
halb von 2 Wochen vor Studienbeginn

* Lebendimpfungen wahrend der
Studienphase geplant

* Schwere Gerinnungsstoérungen
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