Zapis z morfologického seminare a schiizky vyboru PSDH CR dne 15.9.2020
v Praze Motole

1. J. Harcinik (SOBI) prezentoval vysledky mezinarodni studie faze 2/3 s pouZzitim
emapalumabu (moAb proti IFN gama) u primarni HLH — jde o prvni prospektivni
studii zamérenou na primarni HLH, firma usiluje o registraci preparatu jako léCbu
2. linie, zatim neni v CR dostupna.

2. V ramci morfologického seminéafe bylo referovano 52 pacientt - 28 nové
diagnostikovanych ALL, 8 AML — z toho 4 AML M7 u pacientd s m. Down, 1 zrala
B ALL, 1 leukemizovany lymfom, 1 MDS - RCC, 11 relapsu AL, 1 Fanconiho
anémie a 1 IRIDA (iron resistant iron deficiency anemia).

3. Dr. Domansky predstavil studii ZUMA4 CAR T cells pro détis ALL a B-NHL na
KDO FN Brno.

4. Dr. SmiSek prezentoval 3 kasuistiky pacientll s mutaci v genu CBL. Zarode¢na
mutace CBL zpUsobuje CBL syndrom (Noonan like syndrom) s predispozici k JMML
(Casto nalezena az pfi manifestaci JMML), s pfiznaky dysmorfismu (hypertelorismus,
epikanty), ristovou retardaci, PM retardaci, kryptorchismem, autoimunitami
(vaskulitidy), neuritidou optického nervu. U &asti pacientll mize dojit ke spontanni
regresi myeloproliferace i pfes trvajici nalez mutace v hematopoetickych burkach.
Somaticka CBL mutace je popsana u myeloidnich malignit (AML, MDS, MPN) a
karcinomu plic. Na rozdil od pacientd s JMML, ktera vyZaduje rychly terapeuticky
zasah, pacienti s CBL mutaci mohou mit priibéh indolentni, proto je tfeba lécbu (Tx)
indikovat individualizované a uvazlivé, byly popsany pfripady s CBL mutaci a JMML v
détstvi zijici vice nez 20 let bez progrese.

5. Dr. Formankova pfipomnéla v ramci kazuistiky méné obvykly primarni imunodeficit
- chronickou granulomatézu (incidence 1:250 000) na podkladé mutace gent
kédujicich enzym NADPH-oxidazu (nejcastéji CYBB — X — CGD).

6. Dr. Zapotocka komentovala stav studie AIEOP BFM ALL 2017 — monitorovaci
navstéva Ceka centrum v Brné a Plzni, bylo ukon€eno pozastaveni randomizace,
ktera nastala v souvislosti s pandemii koronaviru, Daunoxom byl nahrazen
Myocetem. Trva potfeba dusledného hlaseni SAE, které stale neni idealni, zejména v
randomizovanych fazich protokolu. V rdmci nového amendmentu budou i nové
informované souhlasy ke schvaleni etickou komisi

7. Prof. Stary podékoval ¢lenim vyboru za ucast ve volbach predsedy a
mistopredsedy PSDH CR, ktera probéhla elektronickou formou. Pro dalsi volebni
obdobi 2020- 2022 byla zvolena mistopfedsedkyni Prof. MUDr. Dagmar
PospiSilova, PhD. a pfedsedou Prof. MUDr. Jan Stary, DrSc. Zapisovatelem zUstava
MUDr. Hana Ptoszkova.

8. Prof. Pospisilova tlumocila postifeh Celosvétové pracovni skupiny pro deficit PK,
Ze pocet diagnostikovanych pacienttd v naSem regionu ¢ini jen asi 25%
predpokladané incidence, bude informovat centra ohledné podrobnéjsi diagnostiky.



9. Dr. Sramkova upozornila, Ze Studie pro lé8bu relapst ALL standardniho rizika
(IntReALL SR) byla ukon¢ena 31.7.2020. Od 1.8.2020 jsme v Interim fazi IntReALL
SR, jako standardni Ié€ba bylo zvoleno rameno B (britské) bez epratuzumabu.
Stratifikace a indikace k HSCT se nemeéni.

Vzhledem k tomu, Ze i nadale budeme sbirat data a vzorky mame nové informované
souhlasy schvalené Etickou komisi FN Motol. Pavla Janotova rozesle vSem
zainteresovanym pracovistim informované souhlasy a papirové formulare na sbér
dat, které budou pribézné odesilany lveté Janotové. Informované souhlasy by mély
byt schvaleny i lokalnimi Etickymi komisemi.

Lécba relapsl vysokého rizika (IntReALL HR) pokracuje beze zmény.

10. Konference détskych hematologti a onkologti CR a SR se posouvéa na rok 2021 —
predbézny termin 15.-17.10.2021, organizuje centrum KoSice. DalSi morfologicky
seminar se bude konat v lednu 2021, navrhy termint v&as rozesleme.

11. Zaznam z jednani je mozno shlédnout po otevieni nize uvedeného odkazu
(néktery prohlize€ - napf. Chrome - muze po otevieni odkazu hlasit chybu
zabezpeceni - pak je nutné "povolit vyjimku, nebo pokracovat dal ...", atd.)

stranka:
https://kdho.lf2.cuni.cz/disk/public.php?service=files&t=ed3a0634ebbecf663d5205cb
51a80d15

heslo pro vstup na stranku: Blasty2020

videa je mozné prehrat pfimo v prohlizeCi (Cervenobila Sipka), nebo soubory
stahnout a prehrat v PC

Prof. MUDr. Jan Stary, DrSc., zapsala MUDr. Hana Ptoszkova

V Ostravé 15.9.2020



