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Zeldzame ziekten en stamceltherapie
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Stamceltransplantatie en richtlijnen
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EBMT/ESID inborn errors working party guidelines

for hematopoietic stem cell transplantation for inborn

errors of immunity

A C. Lankester '™, M. H. Albert®?, C. Booth’, A R. Gennery*, T. Gangor (D°, M. Honig (%, E. C. Morris”, D. Moshous @***%, B
Neven®™'', A. Schulz(®®, M. Slatter”, P. Veys® and on behalf of the inborn Errors Working Party of the European Society for Blood and

Marrow Transplantation and the European Society for Immune Deficiencies, and European Reference Network on Rare Primary
ficiency Y i diseases (RITA)

=+ Matched MMRD =+ MMUD

100%
L -
75%
50%
25%
P<0.001
0% - - T v
0 2 4 6 8

Years of follow-up post transplant




Stamcel gentherapie

5. Reinfuse modified cells

4. Modify cells ex vivo
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3. Isolate CD34* cells

Bone marrow
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Innovatie en met de patient centraal

Stamcellen met succes gerepareerd: baby Yanis lijkt
als eerste ter wereld genezen dankzij nieuwe
gentherapie in Leiden
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“de cellen reizen, niet de patient”
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Follow-up en uitkomsten na (stamcel-) behandeling

van zeldzame ziekten

m  Ziekte-specifieke follow-up

= LUMC: > 25 verschillende zeldzame
bloedziekten in 2023-24

= Ziekte-onafhankelijke follow-up
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Levensloopzorg & Follow-up
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Medisch
specialistische zorg

Patient &
naasten

Huisarts

Buddy support
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Data-gedreven :
behandelingen én zorg
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Bekostiging
zorgnetwerken
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