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Bevezetés az őssejtek világába; az őssejt 
fogalma, formái, általános felhasználási 

lehetőségei 

Dr. Apáti Ágota
HUN-REN, TTK Molekuláris Élettudományi Intézet

Molekuláris Sejtbiológia Csoport

HUN-REN

erek egyétegű laphámja,
tüdő légzőhámja

vese elvezető 
csatornáinak sejtjei 

bélcsatorna hámja 

egyrétegű laphám 

egyrétegű hengerhám 

egyrétegű köbhám 
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Mi az őssejt? (stem cell)

• nem specializálódott sejt 
(utánpótlás biztosítása)
•korlátlan számú osztódásra 
képes
•specializálódott 
utódsejteket tud létrehozni
• önmegújulásra képes
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Aszimmetrikus osztódás 
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Mitől őssejt?

Érés/differenciálódás

Érés/differenciálódás

Őssejt

Ön-megújítás Érés/ 
differenciálódás

Érett sejtek

előalakok

Multipotens őssejtek
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Az emberi őssejtek fajtái és szerepük
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Mire használja az ember 
az őssejteket?

0 nap 3 nap 5-7 nap 4 hét 6hét

Totipotens Pluripotens
Multipotens
- saját sejt
- invazív
- csak az adott szövet 
sejtjeit pótolja
- laboratóriumi 
körülmények között 
korlátozottan 
szaporítható

Sejt-pótlás
Szövet-pótlás

- átmeneti állapot
- etikai korlátok

Klónozás
Pre-implantációs

diagnosztika

- in vitro 
fenntartható

- szaporítható
- minden testi sejt 

irányába 
differencilódik

- etikai korlátok

Fejlődésbiológia
Gyógyszerfejlesztés
Sejtterápia

AA 2025 10 11

Totipotens őssejtek, az embriók világa; 
felhasználásuk az emberi betegségek 
kutatásában (Gócza Elen)

Klónozás Pre-implantációs diagnosztika

Az őssejtekkel kapcsolatos etikai kérdések
(Apáti Ágota)

Totipotens őssejtek
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Hol vannak az „őssejtek” a szervezetben?

• minden szövetünkben 
csekély számban 
(niche)

• nagyobb számban 
a gyorsan regenerálódó 
szövetekben
(pl. vér, bőr, bélhám) 
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Miért érdekesek a szöveti őssejtek?

Szt. Kozma és Damián végtag-átültető csodatétele 
(ismeretlen német festő képe)

Regeneratív medicina 
(helyreállító orvoslás):
az orvostudományban a 
leglátványosabb fejlődést a 
szerv- és szövetátültetések
elterjedése jelentette.

Korlátja a szervek, szövetek 
elérhetősége, és a kilökődés 
veszélye (GVHD).

A közeljövő reménye a  
sejtalapú és génterápiás 
eljárások klinikai megjelenése.

A remény alapja az őssejtek 
felhasználása.

A bölcsek köve
korunkban
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Miért érdekesek a multipotens őssejtek?

• szövetregeneráció- saját őssejtek aktiválása
• őssejt-terápia
• vérképző őssejtek – 50 éves múlt
– forrása: csontvelő, perifériás vér (mobilizált őssejtek), köldökzsinórvér
– felhasználása: csontvelő transzplantáció
• mezenchimális őssejtek – új remények
– forrása: csontvelő, köldökzsinór, zsír
– felhasználása: porc, csont, zsír pótlása, immunválasz csökkentése, 
további szövetek pótlása (pl. májsejtek ?)
• érképző őssejtek – reményteljes klinikai alkalmazások
• bőr őssejtek - korlátozott felhasználás (bőrátültetés előtti fedés)
• idegi őssejtek – korlátozott hozzáférés 
-korlátozott felhasználás (idegsejtek szigetelésének pótlása)

A legelterjedtebb őssejt-terápia, a csontvelő transzplantáció; története, alkalmazási területei, 
magyarországi gyakorlat (Masszi Tamás)

A szöveti őssejtek terápiás alkalmazásának lehetőségei és korlátai (Veréb Zoltán)

Az őssejtekkel kapcsolatos terápiák jogi szabályozása az EU-ban és Magyarországon (Sarkadi Balázs)
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Mestergének:
Oct4
Sox2
C-myc
Klf4

Bőr/vér

Őssejt
állapot

Sejtérés

Őssejt
állapot

Őssejt
tenyészet

1. A sejtérés
vizsgálata

(Hogyan alakul ki a betegség?)

Érett sejtek
Ideg sejtek

2. Gyógyszerek 
fejlesztése

3. Hiányzó sejtek
pótlása

hESC

iPSC

Miért érdekesek a pluripotens őssejtvonalak?

Pluripotens őssejtek, akik mindent tudnak; eredetük, felhasználási lehetőségek az emberi 
gyógyászatban, hazai műhelyek / Az őssejtekkel kapcsolatos etikai kérdések (Apáti Ágota) AA 2025 10 11

Köszönöm a figyelmet!

Grafika: Hargitai Zsófia Ágota



A szöveti őssejtek terápiás
alkalmazásának lehetőségei
és korlátai

2025.10.11. Budapest

Dr. habil. Veréb Zoltán
Szegedi Tudományegyetem, Regeneratív Medicína és Celluláris Farmakológiai Laboratórium

Szegedi Tudományegyetem, IKIKK Személyre szabott orvoslás kutatási infrastruktúra

REGENERATÍV MEDICINA

Sejtek és szövetek mesterséges 

létrehozása, sérült vagy hibásan 

működő szövetek és szervek 

gyógyítására, pótlására.

Fázisai:

Prevenció, 

rizikófaktorok 

meghatározása

Betegségek 

korai, 

pontosabb 

diagnózisa

Fejlett terápiák, 

gyorsabb, 

effektívebb hatás

Céljai:

• Gyorsabb, hatékonyabb ellátás

• Gazdaságosabb ellátás

• Betegspecifikus szempontok figyelembevétele

• Beteg kezelésének, gyógyulásának ideje csökkenjen

• Eredményesebb terápiás kezelés

• Anyagok, humán erőforrás hatékonyabb felhasználása

• Gyorsabb gyógyszerfejlesztés (és gyártás)

SZEMÉLYRE SZABOTT ORVOSLÁS NAPJAINKBAN

Kutatási előzmények és mérföldkövek az MSC-k és a kapcsolódó kezelések tanulmányozásában

• Multipotens őssejtek, szövetspecifikus regenerációra 

képesek.

• Elsődleges forrása a csontvelő, de megtalálhatóak 

számos szövetben, mint kötőszövet, zsírszövet, máj, 

köldökzsinór, fogpulpa, szaruhártya. 

• Becsült gyakoriságuk a csontvelőben 105 - 106-ra tehető 

• Könnyen hozzáférhetőek és viszonylag könnyen 

izolálhatóak és tényészthetőek

• Terápiás előny: autológ felhasználás, alacsony 

immunogenitás

A MESENCHYMÁLIS ŐSSEJTEK MEGHATÁROZÁSA

• In vitro körülmények között adhaerensek
• Meghatározott fenotípus (CD90+, CD105+, CD73+)
• In vitro differenciálódás zsír-, porc- és 

csontszövetek felé

Nem halhatatlanok!   Öregszenek!

Idővel elveszítik potenciáljukat!  (Gyulladás, fertőzés, ROI)

Veréb Z, Mázló A, Szabó A, Póliska S, Kiss A, Litauszky K, Koncz G, Boda Z, Rajnavölgyi É, Bácsi A. Vessel Wall-Derived Mesenchymal Stromal Cells Share Similar Differentiation Potential and Immunomodulatory Properties with Bone Marrow-Derived Stromal Cells. Stem Cells Int. 2020 Oct 

21;2020:8847038. doi: 10.1155/2020/8847038. PMID: 33144864; PMCID: PMC7596426.

Veréb Z, Póliska S, Albert R, Olstad OK, Boratkó A, Csortos C, Moe MC, Facskó A, Petrovski G. Role of Human Corneal Stroma-Derived Mesenchymal-Like Stem Cells in Corneal Immunity and Wound Healing. Sci Rep. 2016 May 19;6:26227. doi: 10.1038/srep26227. PMID: 27195722; PMCID: 

PMC4872602.

FENOTÍPUS

Pozitív CD73, CD90 és CD105 expresszió

Negatív CD45, CD34, CD14, CD11b, CD79a, CD19 

és HLA-DR expresszió

Maličev, E.; Jazbec, K. An Overview of Mesenchymal Stem Cell Heterogeneity and Concentration. Pharmaceuticals 2024, 17, 350. 

https://doi.org/10.3390/ph17030350 

MSC HETEROGENITÁS

Maličev, E.; Jazbec, K. An Overview of Mesenchymal Stem Cell Heterogeneity and Concentration. Pharmaceuticals 2024, 17, 350. https://doi.org/10.3390/ph17030350 



MESENCHYMÁLIS ŐSSEJTEK ÉS REGENERÁCIÓ

Közvetlen differenciáció

Parakrin aktivitás / immunszuppresszió

MSC által közvetített átvitel

MSC exoszóma

Spees, J.L., Lee, R.H. & Gregory, C.A. Mechanisms of mesenchymal stem/stromal cell function. Stem Cell Res Ther 7, 125 (2016). https://doi.org/10.1186/s13287-016-0363-7

• Immunmoduláló 
(immunszuppresszív) 
hatásuk van in vitro és in vivo 
egyaránt.

• Az MSC-k szinte az összes 
immunsejtünkre hatással 
vannak.

• Kulcsszerepet játszanak a 
szöveti tolerancia és 
homeosztázis 
kialakulásában.

A MESENCHYMÁLIS ŐSSEJTEK IMMUNMODULÁCIÓJA

Li, N. and  Hua, J. 2016. Interactions between mesenchymal stem cells and the immune system , Cell. Mol. Life Sci. (2017) 74:2345–2360

Kun-Varga, Anikó ; Kemény, Lajos ; Végh, Edit ; Szamosi, Szilvia ; Csomor, Péter ; Szekanecz, Zoltán ; Veréb, Zoltán. 2020. Mesenchymális őssejtek immunológiai tulajdonságai, Immun. Szem. (2020) 12(3 ): 51-71

BARÁTOK VAGY ELLENSÉGEK?

SZÖVETI REGENERÁCIÓ

Shi Y. Su J. Roberts AI. Shou P. Rabson AB. Ren G. How mesenchymal stem cells interact with tissue  immune responses. Trends Immunol. 2012 Mar;33(3):136-43. doi: 10.1016/j.it.2011.11.004

Armand Keating A. Mesenchymal Stromal Cells: New Directions Cell Stem Cell, Volume 11, Issue 1, 6 July 2012, Pages 136

Bernardo ME, Fibbe WE. Mesenchymal stromal cells: sensors and switchers of inflammation. Cell Stem Cell. 2013 Oct 3;13(4):392-402. doi: 10.1016/j.stem.2013.09.006. PMID: 24094322.

MELYIK LEHET JOBB SEBEK GYÓGYÍTÁSÁRA,

MINT SEJTTERÁPIÁS TERMÉK?

Shi Y. Su J. Roberts AI. Shou P. Rabson AB. Ren G. How mesenchymal stem cells interact with tissue  immune responses. Trends Immunol. 2012 Mar;33(3):136-43. doi: 10.1016/j.it.2011.11.004

Armand Keating A. Mesenchymal Stromal Cells: New Directions Cell Stem Cell, Volume 11, Issue 1, 6 July 2012, Pages 136

Bernardo ME, Fibbe WE. Mesenchymal stromal cells: sensors and switchers of inflammation. Cell Stem Cell. 2013 Oct 3;13(4):392-402. doi: 10.1016/j.stem.2013.09.006. PMID: 24094322.

REGENERATÍV POTENCIÁL

AZ MSC SORSA TRANSZPLANTÁCIÓ UTÁN

Számos preklinikai MSC terápiás vizsgálat kimutatta, hogyaz MSC-k 

nem maradnak fenn hosszú távon a szervezetben, és idővel 

fokozatosan kiürülnek. 

Egyes tanulmányok azt mutatják, hogy az MSC-k csak 24-28 órán át 

képesek túlélni a szervezetben, míg más tanulmányok kimutatták, 

hogy az MSC-kakár 120 napig is kimutathatók a beadás után.

Míg az anyagcsere és a kiválasztás a hagyományos gyógyszerek 

esetében játszik szerepet, addig az MSC esetében ezt az apoptózis, 

autofágia, differenciálódás, ferroptózis, fagocitózis és öregedés 

helyettesíti. 

Az MSC-k őssejt-tulajdonságokkal és eltérő körülmények között 

eltérő differenciálódási irányokkal rendelkeznek.

Az MSC-k fagocitózisát főként a monocita-makrofág rendszer 

közvetíti. Az autofágia és az öregedés aktiválódhat ROS-dús 

környezetben vagy gyulladásos körülmények között. Sok MSC 

apoptózison megy keresztül. 

Shan Y, Zhang M, Tao E, Wang J, Wei N, Lu Y, Liu Q, Hao K, Zhou F, Wang G. Pharmacokinetic characteristics of mesenchymal stem cells in translational challenges. Signal Transduct Target 

Ther. 2024 Sep 13;9(1):242. doi: 10.1038/s41392-024-01936-8. PMID: 39271680; PMCID: PMC11399464.

KLINIKAI VIZSGÁLATOK MSC-ALAPÚ 
TUMORELLENS TERÁPIÁK ALKALMAZÁSÁVAL

Az MSC-k terápiás alkalmazását tumorok esetén 

akadályozták a pre-klinikai vizsgálatokban 

ellentmondásos eredmények, amelyek mind az anti-, mind 

a pro-tumor hatásokat írják le. 

Ennek ellenére a legújabb MSC-alapú terápiák új reményt 

hoznak a betegeknek azáltal, hogy

személyre szabott, rendkívül hatékony kezeléseket 

kínálnak.

Az MSC-alapú terápiák közül az MSC-k trójai falóként való 

alkalmazása terápiás faktorok juttatására

fontos lépést jelent a hatékonyabb kezelés felé.

Hmadcha A, Martin-Montalvo A, Gauthier BR, Soria B and Capilla-Gonzalez V (2020) Therapeutic Potential of Mesenchymal Stem Cells for Cancer Therapy Front. Bioeng. Biotechnol. 8:43.



AZ MSC-TERÁPIA MECHANIZMUSAI LÉGZŐSZERVI 
BETEGSÉGEK KEZELÉSÉBEN

A zsírszövetből, csontvelőből, méhlepényből, 

köldökzsinórból származó MSC-k potenciálisan 

alkalmazhatók akut tüdőkárosodás, akut légzési 

distressz szindróma, COVID-19 és tuberkulózis 

kezelésére.

Az elsődleges hatásmechanizmusok közé tartozik a T-

sejtek aktivitásának modulálása, a gyulladáskeltő 

citokinszintek csökkentése, a gyulladáscsökkentő 

citokintermelés növelése és a neutrofil infiltráció 

csökkentése. 

Foxp3 Forkhead box P3, IL-6 interleukin-6, IL-8 interleukin-8, IL-10 interleukin-10, TNF-α 

tumor nekrózis faktor-alfa, TGF-β1 transzformáló növekedési faktor-béta 1, CCL5 C-C 

kemokin ligand 5, IFN-γ interferon-gamma, M1 M1-szerű makrofágok, M2 M2-szerű 

makrofágok, Tregs szabályozó T-sejtek.

Han, X., Liao, R., Li, X. et al. Mesenchymal stem cells in treating human diseases: molecular mechanisms and clinical studies. 

Sig Transduct Target Ther 10, 262 (2025). https://doi.org/10.1038/s41392-025-02313-9

A csontvelőből, zsírszövetből, köldökzsinórból és 

méhlepényből származó MSC-k terápiás potenciállal 

rendelkeznek a sclerosis multiplex, a Parkinson-

kór, az amiotrófiás laterális szklerózis és az 

Alzheimer-kór kezelésében. 

Az elsődleges hatásmechanizmusok közé tartozik az 

oligodendrocita- és neuronális differenciálódás 

fokozása, a demielinizáció gátlása, valamint az 

amiloid-béta felhalmozódásának és a tau-protein 

hiperfoszforilációjának csökkentése.

Ezenkívül az MSC-k parakrin aktivitást mutatnak, 

beleértve a neuroprotektív növekedési faktorok 

szekrécióját és a neuroinflammatorikus válaszokat 

moduláló citokinek felszabadulását. 

AZ MSC-TERÁPIA MECHANIZMUSAI 
NEURODEGENERATÍV BETEGSÉGEK KEZELÉSÉBEN 

Han, X., Liao, R., Li, X. et al. Mesenchymal stem cells in treating human diseases: molecular mechanisms and clinical studies. 

Sig Transduct Target Ther 10, 262 (2025). https://doi.org/10.1038/s41392-025-02313-9

A csontvelőből, zsírszövetből, a köldökzsinórból 

származó MSC-k terápiás potenciállal rendelkeznek a 

miokardiális infarktus, az ateroszklerózis és a stroke 

kezelésében. 

Az MSC-k képesek neuronális, gliális, kardiomiocita-

szerű és vaszkuláris sejtvonalakká differenciálódni, 

elősegítve a stroke és a miokardiális infarktus utáni 

felépülést. Az MSC-k kulcsszerepet játszanak az 

immunválaszok modulálásában, az angiogenezis 

elősegítésében, a neurogenezis támogatásában, a sejtek 

migrációjának és hazairányulásának befolyásolásában, 

valamint a hipoxia által kiváltott apoptózis mérséklésében 

parakrin jelátviteli mechanizmusokon keresztül. 

A mitokondriális diszfunkciót is helyreállítják azáltal, hogy 

egészséges mitokondriumokat juttatnak a sérült sejtekbe 

nanocsövek, extracelluláris vezikulák és sejtfúzió révén. 

Ezenkívül az MSC-k hozzájárulnak az ateroszklerózis 

enyhítéséhez a lipidszintek csökkentésével,az 

endothelfunkció fokozásával, a gyulladásos folyamatok 

elnyomásával és a plakk stabilitásának elősegítésével. 

AZ MSC-TERÁPIA KARDIOCEREBRÁLIS ÉRRENDSZERI 

BETEGSÉGEK KEZELÉSÉBEN

Han, X., Liao, R., Li, X. et al. Mesenchymal stem cells in treating human diseases: molecular mechanisms and clinical studies. 

Sig Transduct Target Ther 10, 262 (2025). https://doi.org/10.1038/s41392-025-02313-9

A zsírszövetből, csontvelőből, méhlepényből, 

köldökzsinórból, fogbélből származó MSC-k 

jelentős terápiás potenciállal rendelkeznek a 

csontrendszeri betegségek, például az 

oszteoporózis, az osteogenesis imperfecta, az 

osteoarthritis és a gerincvelő-sérülések 

kezelésében. 

Az elsődleges hatásmechanizmusok közé tartozik 

az oszteogenezis és a csontreszorpció közötti 

egyensúly modulálása, a kondrocita-proliferáció 

fokozása, az angiogenezis gátlása, a kondrocita-

mineralizáció megelőzése, a parakrin jelátvitel 

fokozása, az ér- és neuronális axonregeneráció 

elősegítése, valamint a ferroptózis csillapítása. 

AZ MSC-TERÁPIA CSONTRENDSZERI 

BETEGSÉGEK KEZELÉSÉBEN

Han, X., Liao, R., Li, X. et al. Mesenchymal stem cells in treating human diseases: molecular mechanisms and clinical studies. 

Sig Transduct Target Ther 10, 262 (2025). https://doi.org/10.1038/s41392-025-02313-9

A zsírszövetből, csontvelőből, méhlepényből, 

köldökzsinórból és fogbélből származó MSC-

ket alkalmazták graft-versus-host betegség, 

szisztémás lupus erythematosus, reumatoid 

artritisz, fekélyes vastagbélgyulladás és 

Crohn-betegség kezelésében. 

Az elsődleges hatásmechanizmusok közé tartozik 

a T-limfociták proliferációjának és aktiválódásának 

gátlása, a Treg és Breg populációk fokozása, a 

gyulladáskeltő citokinek csökkentése, a 

gyulladáscsökkentő citokinek szintjének emelése, 

valamint az oxidatív stressz és a DNS-károsodás 

mérséklése. 

AZ MSC-TERÁPIA IMMUNKÖZVETÍTETT 

GYULLADÁSOS BETEGSÉGEK KEZELÉSÉBEN. 

Han, X., Liao, R., Li, X. et al. Mesenchymal stem cells in treating human diseases: molecular mechanisms and clinical studies. 

Sig Transduct Target Ther 10, 262 (2025). https://doi.org/10.1038/s41392-025-02313-9

ÚJ UTAK: MESTERSÉGES FÜL (3D BIOPRINTING)



AZ MSC-K TUMORIGENIKUS ÉS 
TUMORELLENES HATÁSAI

Az MSC-ket kiváló terápiás szerré tevő különleges tulajdonságaik a tumor progresszióját is befolyásolhatják.

Az MSC-k képesek több, tumorigenikus és tumorellenes hatású molekulát felszabadítani, amelyek többek között a túlélést, a 

proliferációt és az angiogenezist befolyásolják. Ezek a parakrin szerek közvetlenül a tumor környezetébe szekretálódhatnak, vagy EV-

ken keresztül szekretálódhatnak. Továbbá az MSC-k CAF-okká differenciálódhatnak a tumor progressziójának támogatása érdekében.

Hmadcha A, Martin-Montalvo A, Gauthier BR, Soria B and Capilla-Gonzalez V (2020) Therapeutic Potential of Mesenchymal Stem Cells for Cancer Therapy Front. Bioeng. Biotechnol. 8:43.

Jelentősen eltérően expresszált 

gének (DEG-ek) az 5-FU-val és 

OXP-vel kezelt ASC-kben

MEGNÖVEKEDETT CSÖKKENT

Az 5-FU és OXP kezelések ASC-kre gyakorolt ​​hatásának 

sematikus ábrázolása, ezek potenciális szerepe a PDAC 

tumor mikrokörnyezetében és a kemoterápiás rezisztencia 

kialakulása. Az ASC-k citokin expressziós 

profilja 5-FU és OXP kezelést 

követően (átlag ± SD, n = 3).

MSC ÉS TUMOR KÖRNYEZET

MSC TERÁPIÁK ÉS TUMOROK KIALAKULÁSA

HMSC-K SPONTÁN TRANSZFORMÁCIÓJA 

TENYÉSZETBEN: TÉNY VAGY FIKCIÓ?

A lényeg: a spontán transzformáció helyett a GMP a kritikus 

tényező.

MSC TERÁPIÁK ÉS TUMOROK KIALAKULÁSA

Egy ataxia telangiectasiában szenvedő fiú:→ emberi magzati idegi őssejtekkel 

kezelték kisagyi és intrathecalis (gerinccsatornába adott) injekcióval.→ Négy évvel 

az első kezelés után multifokális agydaganatot diagnosztizáltak nála.

A képek az MRI- és sejtvizsgálatokat 

mutatják, amelyek a donor-eredetű 

sejtek jelenlétét igazolták a tumorban.

Eddig egyetlen tudományos közlemény sem számolt be arról, hogy 
humán felnőtt eredetű szomatikus/szöveti őssejtekből előállított 

készítmény tumorképződést okozott volna.

SEJTTERÁPIÁS KÉSZÍTMÉNYEK - KIHÍVÁSOK

Pre-klinikai vizsgálatokban az adott sejtterápiás termékben található sejtek in vitro

vizsgálata bizonyos esetekben kiválthat in vivo vizsgálatokat. 

Standardizálás és magas minőségű anyagok/vegyszerek használata GMP miatt ajánlott.

A pre-klinikai fázisban végzett in vitro tesztek felhasználhatóak a gyártás során in-process

kontrollként, vagy mennyiségi/minőségi jellemzők vizsgálatához.

Egyedi elbírálás miatt (sejttípus, felhasználás módja stb.)  nehéz  meghatározni az 

„általános in vitro tesztet”.  Nincs sem hazai sem nemzetközi harmonizáció.

A sejtterápiás készítmények korlátozott jellemzői (mennyiség, hozzáférhetőség stb.)

miatt kerülni kell a túlzott tesztelést, nyitott kérdés, hogy melyik vizsgálatot mikor kellene

elvégezni: 

• Gyártás végén, termék felhasználása előtt? (30 napos teszt?)

• Termékből vett minta, vagy ellenminta, vagy párhuzamos sejttenyészet?

SEJTTERÁPIÁS KÉSZÍTMÉNYEK – KIHÍVÁSOK 2.

A sejtek dinamikus rendszert alkotnak mind in vitro mind in vivo:
- mozognak, vándorolnak 
- osztódnak
- folyamatosan reagálnak a környezetük változására
- számos sejttípus és számos mechanizmus vesz ebben rész adott időben és 

térben
- a terápiás eredmények lehetnek állandóak és limitáltak is

(„3R – repair, replace, regenerate”)

• Nincs terminális sterilizálás
• Limitált életidő (sejtek életképessége befolyásolja)
• Bizonyos készítményeknek kicsi a LOT száma, mintánként  korlátozott 

térfogat/sejtszám
• Korlátozottan rendelkezésre álló kiindulási anyag, ezért a gyártási 

folyamat ellenőrzése, tesztek elvégzése szintén korlátozott
• Betegenként változó (egyedi) mennyiségi és minőségi jellemzők
• Heterogén sejttípusok
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EMBRIONÁLIS FEJLŐDÉS

Az emlős embriók korai 

embrionális fejlődésének 

bemutatása

Nyúl embriók fejlődése

1 sejtes nyúl embrió
E0,5

2 sejtes nyúl embrió
E1

3 sejtes nyúl embrió
E1,5

4 sejtes nyúl embrió
E1,5

6 sejtes nyúl embrió
E2

8 sejtes nyúl embrió
E2 E2

8 sejtes nyúl embrió

in vivo

Gócza, 2025
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(ICM)
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Rauber sejtek
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NYÚL EMBRIÓK FEJLŐDÉSE

E3-E7 in vitro

Gócza, 2025 Dr. Pribenszky Csaba, Time Lapse Video System, http://cryo-innovation.com, 2011 

morula → blastocyst
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réteg

zona 
pellucida

NYÚL EMBRIÓK FEJLŐDÉSE

11 napos nyúl embrió
7 napos nyúl embrió

E7 500µm

in vivo

E11

in vivo

1mm

Gócza, 2025

EGÉR EBRIÓK EX UTERO TENYÉSZTÉSE 
 SEJTEK FEJLŐDÉSI POTENCIÁLJÁNAK ANALÍZISE

Aguilera-Castrejon, A., Oldak, B., Shani, T. et al. Ex utero mouse embryogenesis from pre-gastrulation 
to late organogenesis. Nature 593, 119–124 (2021). https://doi.org/10.1038/s41586-021-03416-3

E11 Aguilera-Castrejon, A., Oldak, B., Shani, T. et al. Ex utero mouse embryogenesis 
from pre-gastrulation to late organogenesis. Nature 593, 119–124 (2021).

https://doi.org/10.1038/s41586-021-03416-3

EGÉR EBRIÓK EX UTERO TENYÉSZTÉSE 
 SEJTEK FEJLŐDÉSI POTENCIÁLJÁNAK ANALÍZISE

IN VITRO EMBRIÓK ANALÍZISE - 
OMIKÁK

‣ Genomika - a genom, az örökítőanyag 
összessége, beleértve a géneket és a nem-kódoló 
szakaszokat is 

‣ Transzkriptomika - a transzkriptom a DNS-ről 
átíródó RNS molekulák összessége 

‣ Proteomika - a proteom a transzláció során 
képződött összes fehérje és ezek módosított 
származékai  

‣ Metabolomika  - a metabolom a sejtekben zajló 
kémiai folyamatok metabolitjainak együttes 
jellemzésére irányul



https://doi.org/10.1038/s41586-021-03416-3 

E11

Single-cell RNA-seq

EGÉR EBRIÓK EX UTERO TENYÉSZTÉSE
 SEJTEK FEJLŐDÉSI POTENCIÁLJÁNAK ANALÍZISE EMBRIONÁLIS FEJLŐDÉS

Qiu és mtsai., Cell, 2024

Egérembriók fejlődése

ŐSSEJTEK

Egér embrió eredetű őssejt vonalak

EMBRIONÁLIS KARCINÓMA (ECC) ÉS 
ŐSIVARSEJT (EGC) EREDETŰ ŐSSEJTVONALAK

teratoma

EGC: ősivarsejt 
eredetű vonalak 

ECC: embrionális 
carcinoma eredetű 

sejtvonalak

teratocarcinoma

P19 ECC (RA induction)

https://
micro.magnet.fsu.edu/
primer/techniques/
fluorescence/gallery/
cells/p19/p19cells.html

ősivarsejtek vándorlása

Stem cells from blastocyst lineages

ES cells are derived from the epiblast lineage of
the blastocyst (1, 2). These pluripotent cells can
grow indefinitely as undifferentiated cells in stan-
dard cell culture medium supplemented with the
cytokine leukemia inhibitory factor (LIF). ES
cells are often grown on a layer of mouse
embryonic fibroblast ‘feeder’ cells. In LIF-sup-
plemented medium, ES cells grow as smooth
colonies of rounded cells (Fig. 2). In the absence
of LIF, ES cells spontaneously differentiate into
a number of cell types of the body (reviewed in
9). The developmental potential of ES cells has
been examined in vivo by injection of labeled ES
cells into unlabeled host embryos to generate
chimeric embryos. In chimeras, ES cells can con-
tribute to all parts of the embryo, including the
germline. However, they do not usually contri-
bute to trophectoderm or primitive endoderm
lineages (7), consistent with their provenance in
the embryo lineage-restricted epiblast. ES cells

are therefore considered pluripotent, whereas
cells of the early embryo are totipotent.
TS cells, derived from the trophectoderm line-

age, are morphologically distinct from ES cells
(Fig. 2) and have different growth factor require-
ments. TS cells grow as epithelial colonies when
the medium is supplemented with fibroblast
growth factor 4 (FGF4), heparin, and feeder
cell-conditioned medium (3). Recent data suggest
that members of the transforming growth factor
b (TGF-b) family Activin (10) and possibly
Nodal (11, 12) can replace the need for condi-
tioned medium in maintaining the undifferen-
tiated TS state. TS cells can be passaged for
many generations without differentiation, but
upon withdrawal of FGF4 will assume more
differentiated morphologies and begin expressing
markers of the differentiated trophoblast (3). In
chimeras, TS cells can contribute to the tropho-
blast lineage, including the major fetal compo-
nents of the placenta (3).

ES cells

TS cells

XEN cells

Fig. 2. Stem cells from the blastocyst.
Trophoblast stem (TS) cells are
derived from the trophectoderm line-
age (blue) of the blastocyst and grow
as a tight epithelium in the presence of
FGF4 and heparin. Embryonic stem
(ES) cells represent the epiblast lineage
(blue) and grow as smooth colonies of
rounded cells. Extraembryonic endo-
derm (XEN) cells derive from the pri-
mitive endoderm lineage (green) and
can assume either round or stellate
morphology. Bar indicates scale in
arbitrary units.

Ralston and Rossant
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eredetű őssejtvonalak (XEN)

TSC kimérák
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Amadei et al, Nature, 2022 https://zernickagoetzlab.com/art

Kunath et al., Development, 2005 

EGÉREMBRIÓ EREDETŰ 
ŐSSEJT VONALAK

EGÉR KIMÉRÁK
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aggregációs 
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Carstea és mtsai, Cloning Stem Cells, 2007
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GFP visualisation: BLS-Ltd
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transzgénikus ♂︎

heterozigóta 
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embrionális eredetű 
őssejtvonalak (ESC)

1 sejtes 
tetraploid 
embrió

2 sejtes 
embrió 
fúziója

ESC 
eredetű 
utódok

aggregációs kimérák kiméra embriók

Nagy és mtsai, Development 1990, PNAS 1993

Tetraploid komplementáció
 PLURIPOTENS ESC, EGC ŐSSEJT VONALAK

Human ES Human EG

Tyúk ES

Zebra danio ES

Egér EGEgér ES

Rhesus monkey ESCs

Primary stem cells from ovine blastula 39

Table 1 Development of in vitro ovine embryos

Test number Cleavage (%) Blastulas (%)
Hypoevolutism

(%)
Abnormity and

blocked embryos (%)

1 94/128 (73.4) 70/128 (54.7) 24/128 (18.8) 34/128 (26.5)
2 132/153 (86.3) 85/153 (55.6) 43/153 (28.1) 25/153 (16.3)
3 60/81 (74) 56/81 (69.1) 4/81 (4.9) 21/81 (25.9)
Mean 286/362 (79) 211/362 (58.3) 71/362 (19.6) 80/362 (22.1)

Figure 3 Ovine ESC-like colonies. (a) ICM implanted and grown on OEF feeder cells for 2 days and became a primary ESC-like
colony (G0). (b) A primary ESC-like colony grown on OEF feeder cells for 5 days. (c) The third passage of an ESC-like colony at
5 days. (d) A primary ESC-like colony grown on OEF feeder cells for 13 days and beginning to differentiate. (b–d) Stained with
AKP reagent. Bar = 50 µm in (a, b). Bar = 30 µm in (c, d).

8–16-cell stage for ovine MZT (Qin et al., 2001). There are
some, hitherto unknown, reasons for hypoevolutism,
such as a few embryos blocked at morula stage after
6–8 days’ culture in vitro.

Primary ESC-like colony isolation and culture

Identification of ES-like cells was by cell colony
morphology and AKP staining. A total of 90% of
blastulas adhered and grew on OEF feeder cells
after removal of the ZP by pronase. ES-like colonies
appeared compact and raised cell mass after culture
for 2–4 days (Fig. 3a), which means the foundation
of primary ES-like colonies (G0). The colonies were
passaged to new feeders and new colonies again grew
up, until the third generation of ES-like cells (Fig. 3b, c).
Meanwhile, a few colonies stained by AKP kit and
showed positive alkaline phosphatase activity (Fig. 3b–
d). However, we found a few colonies could be
sustained for 13 days (Fig. 3d) or longer on the original
feeder layer and still show AKP-positive staining, but
their morphology was non-adherent and cell numbers
reduced and these cells did not reproduce new ESC-
like colonies when passaged to new feeder cells, which
means that the colonies had differentiated. In fact, most
of the ESC-like colonies differentiated and disappeared
when cultured longer than 10 days on the original
feeder cells, even though LIF and SCF were replaced
every 2 days. The results suggest that feeder cells
are more important than LIF and SCF in sustaining
ES-like cell growth. So for ES-like cell passage, the
colonies were generally dissected and delivered to new
OEF feeder cells after 4–7 days’ growth. The results
indicate that OEFs as feeder cells with LIF and SCF can

initiate and support primary ES-like cell growth and
the first two passages for ESC-like colonies. However,
differentiation phenomena and slow rates of growth
are still two problems that cannot be ignored. Other
feeders are now being tried to improve ESC growth
and to increase their totipotency.

Discussion

Since the 1980s, reports on livestock IVP embryos
has been accumulating and have founded a basis for
embryo IVP and ovine blastula sources (Cheng & Polge,
1986; Yoshida, 1990; Walker et al., 1992). Based on
the data, using fresh ovaries and testes from a local
slaughterhouse, we have modified the ovine embryo
IVP system and have proved it suitable for supplying
blastocysts for ICM isolation, therefore ovine blastocyst
source will not be a limit or a barrier to ESC isolation.
However, whether each embryonic IVP experiment
succeeds, or not, is greatly dependent on the quality of
ovaries and testes used each time, so the collection of
ovaries and testes is a key step that requires technicians
who have extensive collecting experience and accurate
isolation of the sheep material.

Another problem is how to promote rapid ES-
like cell growth but meanwhile control the random
cell differentiation. We found in this study, ES-like
cells grew slowly after the third passage and easily
disappeared. There are two probable reasons for this.
Firstly, OEF may not be the most suitable feeder cells
for ovine ESC growth after several passages, though
they are better than the mouse SNL cell line for ovine

juh ES

Bovine NT ES/EG coloniesszarvasmarha NT ES/EG

Porcine NT ES/EG coloniessertés NT ES/EG

GE

PLURIPOTENS ŐSSEJTEK TÍPUSAI

Coronado et all.: A short G1 phase is an intrinsic determinant 
of  naive embryonic stem cell pluripotency, Stem Cell Research (2013) 10, 118–131

Ground state Naive state Primed state
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INTERSPECIFIKUS KIMÉRÁK
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Cao és mtsai, Cell, 2023

Majom kimérák létrehozása
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Tan és mtsai, Cell, 2021

Humán pluripotens őssejt - majom kiméra létrehozása
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(Canis lupus) 

 vérvétel

endotél 
progenitor 

sejttenyészetek 
(EPC) 

létrehozása

szelekció

14 génben 20 
módosítás 

létrehozása

CRISPR/
CAS9 

genom-
szerkesztés

SCNT kutya petesejtek 
enukleálása

klónozott 
embriók 

beültetése

kutya 
(Canis lupus familiaris)  

petesejt donor

recipiens anya

https://colossal.com/direwolf/

Kihalt állatok feltámasztása?

Nincs szükség külön engedélyeztetésre: 
In vitro őssejtbiológiai kutatások. 
In vitro organoid kutatás. 
Humán őssejtek beültetése felnőtt állati szervezetekbe. 
Szükséges bejelenteni, de nem igényel etikai vizsgálatot: 
Szintetikus embriók alkalmazása in vitro embriológiai kutatásokban. 
Kiméra embriók in vitro tenyésztése (humán sejtek beinjektálását követően). 
In vitro humán gametogenezis megtermékenyítés vagy embriók létrehozása nélkül. 
Etikai engedély szükséges: 
Humán embriók, petesejtek, hímivarsejtek in vitro kutatásokban történő alkalmazása. 
Humán embriókból sejtvonalak előállítása. 
Humán embriók vagy gaméták genetikai módosítása. 
Humán embriók in vitro tenyésztése kutatási célra, 14.napos korig (E14). 
Humán sejtek nem humán embriókba történő beinjektálása, majd azok állatokba történő 
beültetése. 
Nem megengedett; nem biztonságos technológia: 
Örökölhető humán genom szerkesztés. 
Humán őssejtekből létrehozott gaméták használata reprodukciós célra. 
Nem megengedett; etikai aggályokat vet fel 
Humán szintetikus embriók beültetése. 
Humán reproduktív klónozás. 
Humán-állat kimérák tenyésztése során humán ivarsejtek is létrejöhetnek. 
Humán-állat kiméra embriók beültetése humán vagy emberszabású majom méhébe. 
Humán embriók beültetése állati méhbe.

MAGYAR AGRÁR- ÉS 
ÉLETTUDOMÁNYI EGYETEM

Köszönöm 
a figyelmet!
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Pluripotens őssejtek, akik mindent tudnak; 

eredetük, felhasználási lehetőségek az emberi 

gyógyászatban, hazai műhelyek.   

Humán Puripotens Őssejt 
Laboratórium 

HUN-REN 

Dr. Apáti Ágota 
HUN-REN, TTK Molekuláris 

Élettudományi Intézet 
Molekuláris Sejtbiológia Csoport 
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0 nap 3 nap 5-7 nap 4 hét 6hét 

Totipotens Pluripotens 
Multipotens 

Az őssejtek fajtái 

Élőlények klónozása 
Pre-implantációs  
diagnosztika 

Homeosztázis fenntartása 
Sejtterápiás felhasználások 

hESC 
hiPSC 

őssejtvonalak 
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Humán pluripotens őssejtek létrehozása 

? 
James Thomson 

1998 
Shinya Yamanaka 

2006 
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A humán pluripotens őssejtekben rejlő lehetőségek 

 bármely testi sejt 
képzésére alkalmasak 

lehetnek 

korlátlan önmegújuló 
képességgel 
rendelkeznek 

Sejtvonalak hozhatók 
létre- in vitro 

körülmények között 
szaporíthatók 

Gyógyszerhatóanyag 
fejlesztésekhez 

Betegség modellezés 

Sejtalapú 
terápiákhoz korlátlan 

sejtforrásként 

Fejlődés biológiai és 
sejtérési 

vizsgálatokhoz 
modellként 
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Pluripotens őssejtek érésének vizsgálata 

éretlen hPS 

sejtek MEF 

dajkarétegen 

EB-k 

szuszpenziós 

kultúrában 

EB-kből érett sejtek 

adherens körülmények 

között 

? 
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Terápiás megfontolások 



2021. Hideyuki Okano,  

Keio University, Tokyo  
AA 2025 10 11 

Only trials in which at least one patient received treatment. 
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Lehetőségek a sejtterápiára 

Megoldások: a terápiás sejtek elrejtése az immunrendszer elől és a 
tumoros sejtek (osztódó) eliminálása (öngyilkos gének). 

High 
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Mihez kezdünk mi az őssejtekkel? 

Magyarországi műhelyek 

Semmelweis Egyetem Pszichiátriai 

és Pszichoterápiás Klinika 

Dr. Réthelyi János 

Városmajori Szív- és Érgyógyászati 

Klinika/ Dr. Földes Gábor 

Molekuláris Állatbiotechnológiai 

Laboratórium, Szent. István Egyetem, 

Gödöllő/BioTalantum Kft. 
Dr. Dinnyés András 
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BETEGSÉG MODELLEZÉS 

Mestergének: 
Oct4 
Sox2 
C-myc 
Klf4 

Bőr/vér 

Őssejt 

állapot 

Őssejt 

tenyészet 

1. A sejtérés 

vizsgálata 
(Hogyan alakul ki a betegség?) 

Érett sejtek 

Érintett sejtek 

(pl. ideg sejtek) 

2. Gyógyszerek  

fejlesztése 

3. Terápia/ 

Sejtterápia 

(javított sejtekkel) 
iPSC 

Állatmodell hiánya 
(pszichiátriai betegségek, 

toxikológia). 

A betegség kialakulása 

tanulmányozható 
(Down szindróma, Alzheimer). 

Korlátozottan 

hozzáférhető 

sejttípusok vizsgálata 
(„élő”szív, idegsejt stb.). 

Új megközelítések  
(nincs áttörés a területen). 

AA 2025 10 11 



Pluripotens őssejtekből létrehozott sejttípusok 

Máj-szerű sejtek 
Idegi 

sejttípusok 

Szívizom 

TNNI3, DAPI 

MAP2, Prox1, DAPI 

Érképző sejtek 

CD31, DAPI 

Mezenhimális őssejtek 

CD44 

Varga N, et al. BBRC. 2011. 

Bacskai I, et al. Stem Cells Dev. 2015. 

Mázló A et al. iScience. 2021.  

Orbán et al. Stem Cells. 2009.  

Szebényi K,  et al. Tissue Eng Part C 

Methods. 2014.  

Apáti Á et al. Mol Cell Endocrinol. 2012 

Péntek A et al.. Methods Mol Biol. 2014 

Pálóczi J et al. Oxid Med Cell Longev. 

2016 

Onódi Z et al. J Mol Cell Cardiol. 2021 

Berecz T et al. ESC Heart Fail. 2021 

Izadifar M et al. Methods Mol Biol. 2021. 

Vőfély G et al. Mol Cell Neurosci. 2018. 

Szabó E et al. Methods Mol Biol. 2021. 

Lilienberg J et al. Front Cell Dev Biol. 

2021., 2023. 

 

 

  

Erdélyi-Belle B et al. Pathol Oncol Res. 2015 

Török G et al. PLoS One. 2020 

Berecz T et al. Methods Mol Biol. 2020 
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Disease Gene(s) hPSC lines differentiation article collaboration 

Schizophrenia KHSRP/LLRC7  

(de novo point  mut.) 

Patient derived (1) 

Control (Parents) (2) 

spontaneous, 

hippocampal 

Hathy 2020 a,b 

Szabó 2020 

Spathopoulou 2023 

Réthelyi János (SE) 

Jerome Mertens 

(Innsburck) 

ZMYND 11     

(de novo point mut.) 

Patient derived (1)/Repaired-

CRISPR (1) 

Control (1)/Frame shift KO (2) 

spontaneous, 

hippocampal 

Tordai et al. 2023.  Réthelyi János (SE) 

Szűts Dávid (TTK) 

DiGeorge 

syndrome 

microdeletion Patient derived (3) 

Control (2) 

spontaneous, cardiac 

endothelial, neuronal 

unpublished Földes Gábor (SE) 

Réthelyi János (SE) 

Laura Kerouso (NIH) 

DGCR8 

(heterozygous) 

KO-GFP (frame shift-CRISPR/1) spontaneous Reé et al. 2020 

Reé et al. 2022 

Thomas Escenhagen 

(Hamburg) 

Type2 diabetes  NA Patient derived (2-twins) spontaneous, 

endothelial, neuronal 

Szabó 2020 Földes Gábor (SE) 

Frank-Ter-

Haar 

TKS4 (heterozygous) HUES9-KO (frame shift-

CRISPR/4) 

spontaneous László  et al. 2022 Buday László (TTK) 

Vas Virág (TTK) 

Skraban-

Deardorff 

WDR26 – micro 

deletions 

Patient derived (1) spontaneous unpublished Dezső Dávid (Lisbon) 

Creatine 

Transporter 

Deficiency  

CTD- SLCA6A8 

mutations 

Patient derived (3) 

Control (1) 

SLC6A8-expressing 

neural organoid Broca-Brisson et al. 

2023 

Aloise Mabondzo 

(Paris) 

A laborunkban létrehozott betegség-modellek 
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Mit keresünk? Fenotípust!  

Mother –  

Közepesen súlyos tünetek 

(minimális arcdiszformia, 

vaszkuláris ring, hipokalcémia) Progeny-  

Súlyos tünetek 

(pulmonáris atrézia, VSD, ASD, 

hypocalcaemia, hypoparathyreosis, 

alacsony T sejt szám) 

Father 

Egészséges kontroll 

Grandfather –  

Enyhe tünetek 

 artikulációs zavarok, 

minimális arcdiszformia 

Grandmother 

Egészséges kontroll 

DiGeorge szindróma 

 A 3. és 4. garatüreg hibás 

fejlődése 

 Csecsemőmirigy 

hiánya/hypoplasiája 

 Alacsony T-sejtszám 

 Mellékpajzsmirigy-hypoplasia 

 Hipokalcémia 

 Veleszületett szív- és 

érrendszeri rendellenességek 

 Fallot-tetralógia 

 Skizofrénia, mentális retardáció 

AA 2025 10 11 

iPSCs 

PBMC 

Neurális 
progenitor 

„érett” neuronok 

szívizom 

endothel 

Melyik sejttípusban vizsgálódjunk? 
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Szívizom differenciáció 
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Nincs szignifikáns különbség a kontroll és a DG-ből származó kardiomiociták között. 
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Endothelial differentiation 

There are significant differences between control and DG derived endothelial cells. 

AA 2025 10 11 



Alig tudunk hippokampális progenitorokat stabilizálni az utódokból, míg más 

családtagokból és a kontrollból származó iPSC-k NPC-kké differenciálódtak. 

A DiGeorge családból származó idegi 

progenitorok stabilizálása 

Control/XCL1 Mother Progeny 

100 mm 100 mm 100 mm 

rosettes 

Nestin/SOX2/nuclei 

Eszter Szabó 

Yu et al. 2014 
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Kalcium jelek idegsejtekben 

7 62F-NEUGCAMP6 4W 20X PNU CHOLINE 
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In vitro az agyi organoidok heterogén módon 

önszerveződnek és különböző agyi regionális 

identitásokká mintázódnak. Alternatív megoldásként 

jelátviteli molekulákat is hozzáadhatunk az 

organoidok specifikus regionális identitásokká 

mintázásához. (ICM) belső sejttömeg. 

Jövőbeli kilátások – agy a laborban 
Differenciálás 

Brain Organoids: Human Neurodevelopment in a Dish (2020) 
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Jövőbeli kilátások – Body on chip 
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De novo mutations

• KHSRP –

• LRRC7 –

• KIR2DL1–

RNA-binding protein implicated

in axonal growth and dendritic
spine development

postsynaptic density protein in
glutamatergic synapses

killer cell immunoglobulin-like
receptors (KIRs)

mild 

symptoms

severe

symptoms

Specific genetic analysis of the lacking chromosome

regions is in progress.

Köszönöm a figyelmet! 

Köszönetnyilvánítás: 

Kutatók éjszakája és 
Magyar Tudomány 

Ünnepe 

„Biomembrán” kutatócsoport   



Génsebészet és gyógyítás;  

új típusú gyógyszerek: vírusok, módosított sejtek 

Orbán Tamás/Apáti Ágota 
 

HUN-REN, TTK Molekuláris Élettudományi Intézet, Budapest 

Regeneratív Medicina – Őssejt a gyógyításban 

Szakmai Továbbképző - 2025. 10.11. 

AA 2025 10 11 

Thomas Hunt Morgan 

 1866.- 1945.  

Nobel-díj 1933 

Az első géntérkép 

Johann Gregor Mendel 

1822. –1884. 
Nobel Prize (1962) 

Watson and Crick 

A genetika születése 
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Miért kell a géneket módosítani? 

 Alapkutatás: 
 

    modellszervezetek, mutációk  génműködés részletei 
  
 

 Gyógyászat: 
 

    hibás gének javítása: 
 

 - hiányzó/hibás gének pótlása („egyszerű génbevitel”) 
 

 - hibás gének „kiütése” (akár pl. onkogéneké) 
 

 - célzott, helyspecifikus módosítások 
 

    génterápia: 
 

 - ha lehet, őssejt alapú 
 - monogénes, „mendeli” betegségeknél a leghatékonyabb 
 - semmiképp se okozzon kárt!  

AA 2025 10 11 

A genetikai módosítások főbb problémái 

 Milyen célsejttel dolgozunk? (pl. vérsejt vs. idegsejt) 
 

 Tranziens vagy permanens változást szeretnénk? 
 

 Milyen génbeviteli eljárást alkalmazzunk? 
 

 Immunológiai problémák 
 

 Genetikai problémák (pl. milyen promótert használjunk?) 

AA 2025 10 11 

A genetikai módosítások módszerei 

 Génbeviteli eljárások: 
 

     1) plazmid alapú génbevitel 
 

 2) virális rendszerek 
 

 3) transzpozonok 
  
 

 Célzott genetikai módosítások: 
 

     4) Zn-ujj nukleázok 
 

 5) TALEN enzimek 
 

 6) CRISPR technológia 

AA 2025 10 11 

Génbeviteli eljárások



1) Plazmid alapú génbevitel 

 bejuttatás: transzfekció 
 

 nem a „csupasz” DNS, inkább pl.: 
    - liposzómába csomagolt 
    - „Cell Penetrating Peptides” 
 
 a plazmamembrán után eljutni a  
    sejtmagig 
 
 a genomba beépülés valószínűsége 
    pici, véletlen integráció 
  

 A bejuttatás és a beépülés hatékonysága egyaránt alacsony. 

AA 2025 10 11 

2) Virális alapú génbevitel 

 Hatékony evolúciós gépezetek, alapvető rendszereik: 

  

Sendai vírus          Adenovírus          AAV          Retrovírusok 
 

  (RNS genom)           (DNS genom)       (DNS genom)        (RNS genom) 

tranziens expresszió stabil integráció 

pl. iPS gyártás 

pl. májsejtek 
    fertőzése 

biztonságos (?) 
helyre épül be  

nagyon hatékony, 
főleg a lentivírusok 
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2) Virális alapú génbevitel 

Lentivírus (HIV származék!) 

 roppant hatékony 
 
 számos klinikai kipróbálás, de sokat 
    leállítottak 

 
 fő probléma: genotoxicitás 
    funkcióvesztés vagy transzaktiváció 
  
 kisebb problémák: 
    limitált hordozókapacitás 
    speciális, drága labort igényel   
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3) Transzpozon alapú génbevitel 

 „ugráló gének” – a mobilis genetikai elemek helyesebb 
 

 Barbara McClintock felfedezése kukoricában 

    kísérletek: 1940-es és 50-es évek 

 Nobel-díj: 1983 

 

 a DNS transzpozonok alkalmasak  

  „cut and paste” mechanizmus 
 

 sokáig nem volt ismert, gerincesekben is működő  

    DNS transzpozon, aztán jött a „Sleeping Beauty” 
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3) Sleeping Beauty eredete  

Zoltán Ivics, Perry B. Hackett, Ronald H. Plasterk and Zsuzsanna Izsvák, Cell, 1997; 91:501 

halból izolált, inaktív 
transzpozonokból indultak ki 

a transzpozáz 

aktivitásának 

visszaállítása 

irányított 

mutagenezissel 

AA 2025 10 11 

HEK293 sejtek 

3) DNS transzpozonok: génbeviteli eszköztár 

Kolacsek et al. (2011) Mobile DNA 
 

Kolacsek et al. (2014) Human Gene Therapy Methods 
AA 2025 10 11 



3) Transzpozon alapú génbevitel 

 azóta sok új DNS transzpozonról kiderült, hogy emlősökben 
    is működnek (Frog Prince, piggyBac, Tol2, Hsmar1…) 
 

 kifejlesztettek „hiperaktív” változatokat is 
    (SB100x, hyPB + csak „kivágós” PB) 
 

 soknak előnye a nagy hordozókapacitás (a vírusokkal szemben) 
    hátrány viszont, hogy transzfektálni kell… 
 

 a SB rendszer viszont  
    integrációs profil  
    szempontjából a  
    legjobb   
    legkisebb 
    genotoxicitás ! 

Izsvák et al. (2010) Bioessays 
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Adott helyen hasítjuk a DNS-t nukleázokkal 
 A hasítást követően a sejt DNS javító rendszereire 
hagyatkozunk  
hátrányok: 
    esetleges off-target hatások 
    immunológiai problémák 
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4) Zn-ujj nukleázok 

Miller JC et al. (2007) Nature Biotech 

 moduláris nukleáz enzimek 
 

 DNS kötés: Zn-ujjak 
    hasítás: FokI nukleáz doménje 
 
 specifitás: Zn-ujjak (min. 3-3)  

5) TALEN enzimek 
 szintén moduláris enzimek 

 
 DNS kötés: baktériumból * 
    hasítás: FokI nukleáz doménje 
 
 specifitás: 33-34 aminosav 
  hosszú modul 
 *TALE = Transcription activator-like effector  
      (növényi patogén baktériumokból (Xanthomonas) ) 

 

Bogdanove & Voytas (2011) Science 

Drága és rugalmatlan rendszerek! 
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6) CRISPR technológia 

 Bakteriális „immunrendszerből” származik 
 

 CRISPR = clustered regularly interspaced short 
    palindromic repeats 
 

 a vágást követően itt is a DNS repair dolgozik… 
 

 az RNS felismerés miatt sokkal könnyebben „szerkeszthető ” 
 

az eredeti rendszer 

a módosított Matharu & Ahituv (2020) Nat Rev Drug Discov 
AA 2025 10 11 

Össejtek,
Kardiomiociták...

Génbevitel humán embrionális őssejtekbe 
a Sleeping Beauty rendszerrel 

AA 2025 10 11 



A transzgének szerkezete  

EF1a: elongációs faktor 1a 

CAG: CMV IE enhanszer - csirke aktin – nyúl globin 

CMV: cytomegalovírus  

PGK: foszfoglicerát-kináz 
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Cardiomyocyta irányú differenciáció 

Orbán et al. (2009) Stem Cells 

SB-CAG-GFP SB-EF1a-GFP 

LV-CAG-GFP LV-EF1a-GFP 
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 Aritmia vizsgálata- szívbetegségek modellezése 

Ca2+

Genetikailag beépített Ca-indikátor 

(GCAMP) 
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Kalcium jelek idegsejtekben skizofrénia 
modell 

7 62F-NEUGCAMP6 4W 20X PNU CHOLINE 

AA 2025 10 11 
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Történetek az őssejtgyógyászat rögös útjáról 

 

A kötetben John Rasko professzor, kiváló orvos-tudós és Carl Power 

tudománytörténész-író vad történelmi körútra kalauzol bennünket az 

őssejtkutatás területén, egyaránt feltárva annak sikereit és kudarcait, 

áttöréseit és baklövéseit, fényes eredményeit és sötét árnyoldalait. 

Eközben megismerjük a tudományág hőseit és gonosztevőit, legnagyobb 

úttörőit és sarlatánjait. 

 

A szerzőpáros hangsúlyozza, hogy csak akkor lehetünk tisztában azzal, 

hová tartunk, ha azt is tudjuk, hogy hol jártunk. Az őssejtkutatás 

árnyékokkal terhelt története lerombolja a tudományterület körüli felhajtást, 

hogy ezáltal láthatóvá váljanak a valódi, egyre inkább gyorsuló 

előrelépések, és a reményre okot adó bizonyítékok 



Köszönöm a figyelmet!



Az őssejtekkel kapcsolatos etikai kérdések 

Az őssejtekkel (mint minden humán mintával) való kutatásokat 

és kezeléseket az országok törvényei szabályozzák, 

tudományos tanácsai és etikai bizottságai felügyelik. 

Magyarországon az ETT adott bizottsága (őssejtekre a HRB) 

véleményezi és Nemzeti Népegészségügyi Központ ad ki 

engedélyt a kutatásra. A részletes kutatási terv ismeretében és 

évenkénti  jelentési kötelezettség mellett. 

Dr. Apáti Ágota 
HUN-REN, TTK Molekuláris Élettudományi Intézet 

Molekuláris Sejtbiológia Csoport 
 

HUN-REN 
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Vegyes erkölcsi megítélés,  
változatos jogi környezet 

• az embrió morális státusza (kultúránként, vallásonként változik) 

• versenyképesség vs. morál     alternatívák keresése 

 

2008. márc. 
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Ic sperm injection 

 Totipotens őssejtek és fertilitás (IVF) klinikák  

Teremtés? 
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Louise Brown - 1978 

Ma már csaknem 4 millió ember született in vitro fertilizáció segítségével. 

 Totipotens őssejtek és fertilitás (IVF) klinikák 

Robert G. Edwards (Patrick Steptoe) 

University of Cambridge, Cambridge,  

"for the development of in vitro fertilization" 

Orvosi Nobel díj, 2010 
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Tay-Sachs betegség – 

PID alapján HLA identikus testvér –  

KZSV őssejt beültetés 

(2006, a Baker család) 

Diamond Blackfan anémia 

PID alapján HLA identikus testvér –  

KZSV őssejt beültetés 

(2007, a Trebing család) 

 Az IVF módszerek és az őssejt-kezelések kapcsolódása: 

asszisztált reprodukció, PID és őssejt-terápia? 

Súlyos sarlósejtes anémiában szenvedő gyermek - 

PID-vel biztosított, HLA-identikus testvérek 

születése - 

Köldökzsinórvér-őssejt transzplantáció - 

Megmentő (savior) testvér! 

(2008, Carlos Boozer, Chicago Bulls)  
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Next year could see the first baby born with DNA from one male and 

two females. [Dmytro Sukharevskyy/Fotolia] 

 Három-szülős gyerek? 
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Totipotens őssejtek és a designer baby-k  

https://telex.hu/eletmod/2025/09/24/szuperbabak-mesterseges-megtermekenyites-

meddoseg-termekenyseg-szilikonvolgy-adatbanyaszat-poligenes-embrioszures 

 He Jiankui,  

2018-ban genetikailag módosított 

embriók beültetése és születése.  

Bejelentés November 26. 

3 év börtön 2019 December  30 - 

illegal practice of medicine 
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Szabályozás és etika az embrionális (pluripotens) őssejt-kutatásban 

„Ne ölj!” 

Amiben egyetértünk: 
Megengedhetetlen az emberi szaporodást célzó klónozás (mindenütt),  

kimondottan kutatási célra szóló embriók előállítása és elpusztítása 

(kivétel Anglia, Svédország).  

És amiben nem: 
Embrionális őssejtek: A számfeletti embriókkal folytatott kísérletek.  

Megengedhető-e az amúgy is elpusztításra kerülő embriók kutatási célú 

felhasználása? 

További problémák (az indukált pluripotens őssejtekkel kapcsolatban is) 

Ivarsejtek is létrehozhatók. 

Kié a létrehozott iPSC (donor/előállító/felhasználó (host, gyógyszergyár)? 

Szabad-e genetikailag módosítani és milyen körülmények között? 
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•Egyesek szerint a megtermékenyítés pillanatában. 
• Mások szerint az egyedfejlődés 14. napjánál, a 
csíralemezek kialakulása során 
•Megint mások szerint az élet: 
• a méhbe történő implantáció,  
• az első szívverés 
•a megszületés 
•vagy éppen az értelem kifejlődésével kezdődik. 

Szabályozás és etika az embrionális (pluripotens) őssejt-kutatásban 

Etika 2.- „Ne ölj!” 

De mikor kezdődik az emberi élet? 
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Szabályozás és etika az embrionális (pluripotens) őssejt-kutatásban 

De mikor kezdődik a lélek??? 

Katolikus 

Iszlám 

(120 nap) 

Anglikán 

Protestáns? 

Zsidó 

(40 nap) 

Keleti 

reinkarnáció 
AA 2025 10 11 

International Stem Cell Registry at UMass Medical School  

Humán pluripotens őssejtvonalak 

281 sejtvonal +  

114 betegség specifikus 

1314 sejtvonal +  

200 betegség specifikus 

Van-e különbség??? 
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1. Öröklött 

2. Preimplantációs fejlődés közben 

bekövetkezett 

3. Hosszú távú tenyésztés miatt 

felmerülő mutációk  
( 1,8,12, 17q, 20q és X amplifikáció és 10q, 

18q, 22q deléció). 

 

 
1. Öröklött 

2. A szöveti fejlődés során 

szerzett 

3. visszaprogramozás során 

bekövetkezett mutációk.  

4. Hosszú távú tenyésztés miatt 

felmerülő mutációk 

Genom integritás 

 ES sejtek       vs      iPS sejtek 

Epigenetika 

1. Preimplantációs fejlődés 

közben bekövetkezett 

1. A szöveti fejlődés során szerzett 

(epigenetikai memória) 

2. visszaprogramozás során bekövetkezett 

(kis molekulák stb.) 

Forrás 
Hólyagcsíra állapotú embrió Elsősorban bőr- és vérsejtek 

Immunológiai problémák 

IGEN NEM (elméletben)….. 
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Mire használjuk? 

Az ES sejtek jobb és biztonságosabb választás a terápiás és 
fejlődésbiológiai vizsgálatokhoz-kevesebb mutációs veszély, kisebb 
epigenetikai változás. 
Az iPS sejtek jobban használhatók a betegség modellezés, drog tesztelés 
és személyre szabott terápiás felhasználásokban. 

 Terápia          drog tesztelés felhasználás 

 ES sejtek       vs      iPS sejtek 
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Őssejt 
tenyészet 

Technikai Jogi-etikai 

? 

- Biztonság 
Fertőzés mentes előállítás 
Mutációs ráta csökkentése 
Tumorképződés kizárása 
 

- Hatékonyság 
Időablak (érettség, 
gyulladás) 
Génszerkesztés (hibák 
kiküszöbölése, túlélés 
fokozása) 
 

- Költség 
Egyszerű, gyors és olcsó 
megoldások kidolgozása 
 

- Forrás 
Genetikai szűrés 
Embriók elpusztítása 
Donor tájékoztatás (iPSC) 
 

- Módosítás 
Genom szerkesztés 
(diverzitás, szuper 
tulajdonságok) 
 
 

- Ember-állat 
Humanizált állatok 
Emberi szervek 
létrehozása 
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Állatkísérletek: 

Replacement, Reduction and Refinemen 

 

NIH megközelítés – nincsenek támogatások kizárólag állatkísérletekhez 2025-től 

 

Non-Animal-Modellek: 

• 3D sejtkultúrák és organoidok 

• Mesterséges intelligencia (MI) és gépi tanulási modellek 

• Számítástechnikai modellek és „szervek chipen” technológiák 

Emberalapú módszerek: 

Olyan kutatások, amelyek közvetlenül emberi résztvevőket vagy emberi adatokat 

használnak fel, például klinikai vizsgálatok vagy valós világbeli adatok. 

 

Pluripotens őssejt alapú toxikológiai vizsgálatok, gyógyszerfejlesztés. 

 

 

AA 2025 10 11 

 Egy különleges etikai és szabályozási kérdés: 

A kiméra-kutatás 

Humán/állatsejt kimérák: 

 

•Alapvető embriológiai és őssejt-kutatási 

kérdések megválaszolása? 

• Betegség modellek vizsgálata 

•  Alternatív lehetőség a korai emberi 

fejlődés vizsgálatára? 

 

 

Humán/állatsejt kiméra kutatások 

szabályozása (US Natl. Acad. Sci): 

• Sem humán, sem nem-humán ES sejt 

nem helyezhető be humán blasztocisztába, 

• Sem hES, sem derivatív sejtek nem 

építhetők be főemlős blasztocisztába 

• hES sejtek alkalmazhatók nem főemlős 

állatok sejtjeiben 

•Állatok, amelyek hES sejteket 

tartalmaznak, nem tenyészthetők 

Humán/állatsejt kutatások 

szabályozása – UK,  2009, Hum. Fert. 

Embr. Author:  

• Megengedi humán sejtmagok 

beültetését állati petesejtbe, őssejt-

készítmények létrehozása érdekében 

• humán embriók létrehozását amelyek 

humán vagy nem-humán géneket 

tartalmaznak 

•De: kiméra embriók 14 napon túl nem 

tenyészthetők 
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Szabályozás és etika a szöveti (multipotens) őssejt-

kutatásban/terápiában 

Örök ifjúság - zsírból 

Új szívizmot növeszthet 

• Kína - (köldökzsinórvér?) 

• Ukrajna - (darált abortumok)  

• Kaposvár 

nem dokumentált, nem ellenőrizhető 

Jelenlegi tudásunk szerint ezeknek a 
beavatkozásoknak nagyobb a veszélye, 
mint a haszna. 
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Az etikai bizottságoknak és a jogalkotóknak fel kell zárkózniuk  

a technológiai fejlődéshez. 

A társadalom széles köreinek tájékoztatásával és bevonásával kell 

történnie, hiszen közös jövőnk a tét! 

 

 

 

 

KÖSZÖNÖM A FIGYELMET! 
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Az őssejtekkel kapcsolatos terápiák 
jogi szabályozása az EU-ban és 

Magyarországon 

Sarkadi Balázs

HUN-REN TTK Molekuláris Élettani Intézet
2025. október

A köldökzsinórvér, a 
zsírszövet, vagy a bőr nagy 

számban tartalmaz 
szöveti őssejteket

Szöveti őssejt 
terápiák! 

Korai embriókból 
embrionális őssejtek, 

pluripotens ES sejtvonalak 
nyerhetők

Bármilyen szöveti sejtünkből 
indukált pluripotens 

őssejtek (iPS) hozhatók létre

Honnan nyerhetünk őssejteket?

Csont, porc, zsír, izom…. őssejtekből

Mezenhimális őssejtek

Az őssejtek új lehetőségei - indukált pluripotencia

Mestergének
bevitele

Érett 
emberi sejt

Pluripotens
sejt

Érett 
szövet,
szerv

S. Yamanaka
Nobel-díj 2012

Retrovírus – lentivirus – transzpozon – sendai virus..
Elégséges az átmeneti kifejeződés!

• 2000-től: teljes humán genom, mutációs, polimorfizmus adatbázisok – 
virális génbevitel, transzpozonok, humán  őssejtek 

• 2000-es évektől: indukált pluripotens őssejtek (iPS) – pontos 
génszerkesztés, Zn-finger nukleázok, TALEN – 
új-generációs szekvenálás (NGS)

• 2011/12-től CRISPR-Cas9 – génsebészet és őssejtkutatás találkozása
 

Génszerkesztés, génsebészet

Főbb lépések az utóbbi 20 évben:

Új módszer a génsebészetben

Hatékony, célzott, 
gyors, egyszerű!!

A CRISPR rendszer – a baktériumok védekező fegyveréből gén-editálás

CRISPR fehérje 

emberi DNS 



Emmanuelle Charpentier
(1968)

Jennifer Doudna
(1964)

A 2020. évi Nobel-díj nyertesei
És aki nem kapta meg: 

Feng Zhang (1981)

Egy 2011-es konferencia-találkozás után alakult ki a 
kollaborációjuk, és a CRISPR rendszert és alkalmazását leíró 
Doudna és Charpentier cikk 2012 júniusában jelent meg a 
Science-ben.

A Broad Institute-ban dolgozó  Feng 
Zhang sikeres gén-editálást végzett a 
CRISPR rendszerrel emberi sejtekben, 
amit a Science 2013-as februári 
számában közölt. 

Jinek, M.; Chylinski, K.; Fonfara, I.; Hauer, M.; Doudna, J. A.; Charpentier, 
E. (2012). A Programmable Dual-RNA-Guided DNA Endonuclease in 
Adaptive Bacterial Immunity. Science. 337 (6096): 816–821

Multiplex genome engineering using CRISPR/Cas systems. 
Science, 2013, Febr. 15. 

Fejlett terápiás orvosi készítmények (ATMP): 
az EMA-CAT szerepe

Az érvényes EU szabályozás szerint:
minden sejtkészítmény és génterápiás 

készítmény GYÓGYSZER

European Medicines Agency
EMA - Amsterdam

The Committe for
Advanced Therapies

(CAT)

Központosított 
engedélyezési eljárás 

az EU-ban

A CAT egy multidiszciplináris csoport, amely 37 tagból áll, széles körű szakértelemmel. 
Tagjai : 
• az emberi felhasználásra szánt gyógyszerek bizottságának (CHMP) 5 tagja (plusz 
helyettesei);
• minden egyes EU-tagállamban 1 tag (plusz póttag), amelyet még nem képvisel az 5 
CHMP-tag;
• 2 tag (plusz póttagok), akik a Bizottság által kijelölt orvosokat képviselik;
• 2 tag (plusz póttag), akik a Bizottság által kijelölt betegegyesületeket képviselik.

•Az EMA ajánlásokat tesz a fejlett terápiás gyógyszerek osztályozására vonatkozóan ;
•értékeli a kkv-k számára a minőségi és nem klinikai adatok igazolására irányuló 
kérelmeket , amelyek után az Ügynökség tanúsítványt állít ki;
•hozzájárul a tudományos tanácsadáshoz a fejlett terápiás gyógyszerek területén;

Az EMA, majd a CHMP véleménye alapján az Európai Bizottság hoz döntéseket  

Az EMA-CAT hatásköre:

• sejtterápiás készítmények, 
• génterápiás készítmények, 
• szövet-alapú készítmények,
• kombinált készítmények

Kivételek a vérkészítmények  és a transzplantációs 
eljárások klinikai alkalmazása

Hangsúlyos terület az őssejtek 
terápiás alkalmazása 

A fejlett terápiás készítmények (ATMP) kihívásai – Szabályozás 
gyógyszerként!

Gene therapy
medicinal products

Somatic cell therapy
medicinal products

Génmódosított sejtek - őssejtek

Tissue engineering
products

•Az EMA belső szabályozási folyamatainak egyszerűsítése az ATMP-k számára
•A korai hozzáférési eszközök (PRIME, adaptív utak, ITF, tudományos tanácsadás, 
tanúsítás) használatának elősegítése és HTA párhuzamos tanácsok
•A tanúsítások nem kkv-k számára történő megnyitását, és értékük megerősítése
•A nemzeti előírások közzététele (GMO-k és szövetek, sejtek és vérkészítmények 
vonatkozásában) és elmozdulás a nagyobb egységesség felé
•Alkalmazási dokumentumok összehangolása (pl. CTA-k és tudományos tanácsadási 
kérelmek)
•A globális követelmények összehangolása (az Egyesült Államokkal és Japánnal az 
ICH-n keresztül)
•Iránymutatások a vizsgálati gyógyszerekről és az összehasonlíthatóságukról
•A ritka betegségek ATMP-khez való alkalmazkodása
•A betegadatok nyilvántartásának előmozdítása a hatékonyságra és biztonságra 
vonatkozó strukturált adatok összegyűjtésével (a adatbázisok harmonizálása, az 
elektronikus egészségügyi nyilvántartás használatának elősegítése)

Az EMA működésének javítására beadott igények



Géntechnológiával módosított szervezetek (GMO-k)
A GMO irányelv (2001/18 / EK irányelv) nem kifejezetten a gyógyszerek és 
gyógyszerkészítmények tekintetében készült. A követelmények eltérnek a tagállamok 
között, a GMO-vizsgálatok integrálása a klinikai vizsgálatok során az engedélyezés 
kihívást jelent, különösen a multicentrikus klinikai vizsgálatok keretében. 

A haszon-kockázat egyensúlyának gondos mérlegelése a korai fejlesztési stratégia 
részét kell képeznie, és a szabályozó hatóságoknak foglalkozniuk kell a folyamat 
korai szakaszában annak érdekében, hogy a követelményeket ennek megfelelően ki 
lehessen igazítani. Informális párbeszéd például az Innovation Task Force (ITF) 
hálózattal formálisabb viták révén. 
A CAT-al együttműködve a tudományos tanácsadás jó eszköz a korai párbeszédhez, 
és az ellenőrök, és a megbízók bevonásával javítható. Ugyanakkor nem minden 
kkv-nak vagy akadémiai vállalkozásnak van erőforrása a tudományos 
tanácsadáshoz. 

Új irányelvek a gyógyszer-engedélyezésben 
(FDA és EMA)

A preklinikai fázisban az állatkísérletek visszaszorítása, ahol 
lehetséges, helyettesítése komplex emberi sejt- és 
szövetmodellekkel
Az emeberi őssejtekből készíthető sejt- és szövetmodellek egyre 
növekvő szerepe!

mini-brain mini-heart mini-liver

ATMP – kihívások az őssejtek alkalmazásában

A rizikó a MINŐSÉGI SZABÁLYOKKAL  csökkenthető:
Megfelelően definiált termék
 Jó minőségű kiindulási anyag
 Validált termék készítés (GMP)
Megfelelő ellenőrzések
 Validált analitikai módszerek

A szöveti őssejtek alkalmazása viszonylag biztonságos – a legtöbb 
esetben jól alkalmazhatók a sejt és génterápiás szabályozások

A pluripotens őssejtek alkalmazása, beleértve az iPS sejteket, 
komoly kihívást jelentenek

Az őssejtek terápiás alkalmazásában 
rejlő fő lehetőségek és veszélyek:

Transzplantációhoz, sejt-, vagy szövet-beültetéshez 
kapcsolódó gyógyító eljárások

ES/iPS sejt – Valamennyi szövetféleség pótlására 
alkalmas lehet!

De: nem-differenciált formában beültetve teratómát
okoz!

Csak a már részlegesen differenciálódott, teratómát nem 
okozó őssejtek alkalmazására van lehetőség. 

Őssejtek a génterápiában

Asszisztált reprodukció – 
Emberi embrió őssejtjeinek diagnosztikai vizsgálata, 

a “hibás” gének módosítása – génsebészet

Designer baby-k?

Génterápia a születés után – 
Hibás gének korrekciója a teljes szervezetben,

a szöveti őssejtekben
(célzott bejuttatás  - módosított vírusok, ++?) 

Súlyos sarlósejtes anémiában szenvedő gyermek -
PID-vel biztosított, HLA-identikus testvérek születése -

Köldökzsinórvér-őssejt transzplantáció -
Megmentő (savior) testvér!

(2008, Carlos Boozer, Chicago Bulls)

Asszisztált reprodukció és őssejt-terápia?



A génszerkesztésen alapuló daganatterápia: CAR-T sejtek

Chimeric 
antigen 
receptor

Spinraza: az SMN2 gén expressziójának növelése 
(splicing kijavítása) – intratékális beadással

Zolgensma: SMN1 gén bevitele szisztémásan 
adott AA vírussal a vér-agy gáton át

A Zolgensma már FDA és EMA engedéllyel, de 
rettenetesen magas áron: 2.1 M dollár egy adag! 

A génszerkesztésen alapuló terápia az SMA betegségben

Őssejtek bejuttatása
a megszületett gyermek terápiájában

Indukált pluripotens őssejtek készítése és módosítása:

saját eredetű őssejtek, helyreállított génekkel

Lehetőségek és veszélyek:
A génsebészet modern módszerei 

célzott genetikai beavatkozásokat tesznek lehetővé

Etikai dilemmák!
Emberben tilos az öröklődő génsebészeti beavatkozás!

Az őssejtek terápiás alkalmazásában 
rejlő fő lehetőségek és veszélyek:

Transzplantációhoz, sejt-, vagy szövet-beültetéshez 
kapcsolódó gyógyító eljárások

ES/iPS sejt – Valamennyi szövetféleség pótlására 
alkalmas lehet!

De: nem-differenciált formában beültetve teratómát
okoz!

Csak a már részlegesen differenciálódott, teratómát nem 
okozó őssejtek alkalmazására van lehetőség. 

Kis cél-populáció, lassú engedélyezés,

Elégtelen pénz és információ  a termék fizetési 
feltételeihez,

A fejlett terápiás készítmények jelentős fejlesztési és 
előállítási költséggel, igen szoros szabályozási keretekkel, 

ugynakkor alacsony megtérülési lehetőséggel 
rendelkeznek!

Bonyolult és drága alkalmazási technikák, az orvosok 
ellenállása a fejlett terápiákkal szemben!

A fejlett terápiák engedélyezésének, 
bevezetésének és alkalmazásának  fő akadályai: EMA - List of authorised ATMPs (2024)

NAME Type of ATMP Authorisation Date Orphan PRIME Comment

Chondrocelect TEP 5/10/2009 No No MA withdrawn July 2016
Glybera GTMP 25/10/2012 Yes No MA not renewed (MAended Oct. 2017)
MACI TEP, combined ATMP 27/06/2013 No No MA not renewed (MA ended June 2018)
Provenge CTMP 6/09/2013 No No MA withdrawn May 2015
Holoclar TEP 17/02/2015 Yes No
Imlygic GTMP 16/12/2015 No No
Strimvelis GTMP 26/05/2016 Yes No
Zalmoxis CTMP 18/08/2016 Yes No MA withdrawn Oct. 2019
Spherox TEP 10/07/2017 No No
Alofisel CTMP 23/03/2018 Yes No
Yescarta GTMP 23/08/2018 Yes Yes
Kymriah GTMP 23/08/2018 Yes Yes
Luxturna GTMP 22/11/2018 Yes No
Zynteglo GTMP 29/05/2019 Yes Yes MA withdrawn March 2022



A 3D nyomtatás lehetővé teszi, hogy 
egészen újtípusú vázakat építsünk  az őssejtek

szerveket helyreállító alkalmazásához 

Teljes  szív modellezése

Szívbillentyű váz készítése

Modern műanyagok:
- Rugalmasság,
- Tartósság,
- Folyamatos felszívódás vizes közegben,…

3D nyomtatás  - a fültől a fogakig

Ránöveszthető 
őssejtek!

Ajánlatok a nem igazolt, nem engedélyezett 
őssejtterápiás kínálatokból

Őssejtek és az „örök 
ifjúság, örök élet”

“The EMA-CAT is concerned about a 
phenomenon known as stem-cell

tourism in which severely ill patients 
travel to clinics around the world 

where unauthorised stem-cell-based
treatments are offered in the absence of rigorous 

scientific and ethical requirements.” 

Lancet 376(9740):514 

Őssejtek – és csodák?

Az őssejt klinikák:
nem engedélyezett, for-profit 

humán kísérletek

Texas-ban több, mint 20, az USA-ban 
100-nál több őssejt klinika, 

több millió dolláros jövedelmekkel,
FDA engedély nélkül

Gyorsan növekvő  “franchise” klinikák: “Minden betegségre van gyógyszerünk!” 
 

Az FDA számára küldött üzenet - a Trump “doktrina”: 
kevesebb szabályozás, több új gyógyszer 



Őssejtek a magyar bíróságon

A vád szerint egy ukrán tudós módszerei alapján magyar és ukrán orvosok engedély nélkül nyújtottak 
őssejtkezelést gyógyíthatatlan betegeknek, több millió forintért. Huszonegy sértett - a páciensektől 
többnyire öt millió forintot kértek.

2017. december, megismételt eljárás:  a bíróság nemcsak emberi test tiltott felhasználásának és 
emberen végezhető kutatás szabályai megszegésének bűntettében, hanem többrendbeli csalás miatt 
is bűnösnek mondta ki a vádlottjakat.
Az ügy mind az öt vádlottja felfüggesztett börtönbüntetést kapott. Pákh Imre elsőrendű vádlottat 10 
hónap – 2 év próbaidőre felfüggesztett – börtönre és 9 millió forint pénzbüntetésre ítélték. Baltaitisz
másodrendű vádlott 1 év, 3 évre felfüggesztett börtönt kapott és 10 évre kiutasították Magyarország 
területéről. Dr. Seffer István harmadendű vádlottat 1 év, szintén 3 évre felfüggesztett börtönnel és 1 
millió forint pénzbüntetéssel sújtották. 

2015. április 24 - ítéletek első fokon: a bíróság a csalást nem látta megállapíthatónak, de a vádlottak 
többségét bűnösnek mondta ki emberen végezhető kutatás szabályainak megszegése, emberi test tiltott 
felhasználása és kuruzslás bűncselekményében. 

Tudományos körökben nyílt titok, hogy Nobel-díjra jelölték Julij Baltajtisz professzort azokért az őssejtkutatásokért, 
amelyeket a szívelégtelenségben szenvedők gyógyítása érdekében tett. A prof. munkatársa dr. Seffer István, égési és 
plasztikai sebész szakfőorvos, az orvostudományok kandidátusa, a kaposvári magánklinika vezetője. Az általa vezetett 
munkacsoport nemrég jelentette meg a Genetics and Epigenetics című tudományos világlapban a jövő őssejtjének 
előállításáról szóló dolgozatát, amellyel világszerte felkeltették a tudományos körök érdeklődését!

(nincs IF-a!) 

Dr. Seffer István és felesége
Professzor Baltajtisz
Hírek – 2014 - Kapos.hu – KAPOS TV és Rádió 

“We hypothesize that animal genome can be
reprogrammed by epigenetic factors from 
the plant protoplast.” 

Hargitai 
Zsófi rajza

Őssejtekkel a sikerek küszöbén?

Egy kis türelmet a csodákhoz!!

Az ember ezt, ha egykor ellesi,
Vegykonyhájában szintén megteszi.

Őssejt laboratórium a TTK-ban – 2012 óta

Köszönöm a figyelmet!

Az ember ezt, ha egykor ellesi,
Vegykonyhájában szintén megteszi. -
Te nagy konyhádba helyzéd embered,
S elnézed néki, hogy kontárkodik,
Kotyvaszt s magát istennek képzeli.
De hogyha elfecsérli s rontja majd
A főztet, akkor gyúlsz késő haragra.
Pedig mit vársz mást egy műkedvelőtől? 

Lucifer:

Nehány féregben öntudatra kél,

Őssejtekkel az örök életért és az örök ifjúságért!
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Őssejt a gyógyításban – lehetőségek és korlátok 
 

Időpont: 2025.10.11. (szombat) 
 

 

Helyszín: Lurdy Konferencia és Rendezvényközpont 1. emelet 
1097 Budapest, Könyves Kálmán krt. 12-14. 

Orvosoknak, fogorvosoknak és klinikai szakpszichológusoknak 12 kreditpont, tesztírással. Szakképesítések, 

amelyekhez szakma szerinti pontszámként elszámolható: 1. belgyógyászat, 2. háziorvostan, 3. klinikai biokémikus, 
4. klinikai mikrobiológus, 5. labor. haemat. és immunológia, 6. molekuláris biológiai diagnosztikus, 7. molekuláris 
genetikai diagnosztika, 8. orvos (szakirányú szakképesítés nélkül), 9. orvosi mikrobiológia, 10. orvosi rehabilitáció 

(belgyógyászat). Egyéb szakvégzettség esetén, szabadon választható elméleti képzés.  
Akkreditációs szám: SE-SZTOK/2025.II/00226 

Gyógyszerészeknek 10 kreditpont tesztírással. Szakképesítések, amelyekhez szakma szerinti 

pontszámként elszámolható: 1. biológiai gyógyszerek fejlesztése és előállítása, gyógyszer-biotechnológia, 2. 
gyógyszer-információ és terápiás tanácsadás, 3. gyógyszerész (szakirányú szakképesítés nélkül), 4. gyógyszerészi 

mikrobiológia, 5. gyógyszertár üzemeltetés, vezetés, 6. klinikai laboratóriumi gyógyszerészet, 7. klinikai 
mikrobiológiai laboratóriumi gyógyszerészet. Egyéb szakvégzettség esetén, szabadon választható elméleti képzés.  

Akkreditációs szám: SE-GYTK/2025.II/00013 
Egészségügyi szakdolgozóknak minden szakmacsoportra és szakmára 8 továbbképzési pont tesztírással. Szabadon 

választható elméleti képzés. Akkreditációs szám: SE-SZTOK/2025.II/00226 
 

KÉPZÉSI PROGRAM  
 

10:00-10:30 Bevezetés az őssejtek világába; az őssejt fogalma, formái, általános 
felhasználási lehetőségei (Apáti Ágota) 
 

10:30-11:00 A legelterjedtebb őssejtterápia, a csontvelő transzplantáció; története, 
alkalmazási területei, magyarországi gyakorlat (Masszi Tamás) 
 

11:00-11:30 Totipotens őssejtek, az embriók világa; felhasználásuk az emberi betegségek 
kutatásában (Gócza Elen) 
 

11:30-12:00 Pluripotens őssejtek, akik mindent tudnak; eredetük, felhasználási 
lehetőségek az emberi gyógyászatban, hazai műhelyek (Apáti Ágota)  
 
 

SZÜNET 
 
 
 

12:30-13:00 Génsebészet és gyógyítás; új típusú gyógyszerek: vírusok, módosított sejtek 
(Orbán Tamás/Apáti Ágota) 
 

13:00-13:30 Az őssejtekkel kapcsolatos etikai kérdések (Apáti Ágota) 
 

13:30-14:00 Az őssejtekkel kapcsolatos terápiák jogi szabályozása az EU-ban és 
Magyarországon (Sarkadi Balázs) 
 

A szöveti őssejtek terápiás alkalmazásának lehetőségei és korlátai VIDEÓ (Veréb Zoltán) 
 

 


