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Professor Schneider-Kramann presenterar sina prekliniska forskningsresultat med 
tasquinimod i djurmodeller av myelofibros. Resultaten ger starkt stöd �ll at inleda en klinisk 
fas II-studie i pa�enter med myelofibros som inte är lämpliga för behandling med JAK-
hämmare. 

Innan Rebekka startade sin forskargrupp vid Erasmus MC, arbetade hon mellan 2012 och 
2015 som post doc-forskare i Benjamin Eberts laboratorium vid Harvard Medical School. 
Hennes forskning är inriktad på mikromiljöns roll i benmärgen vid myeloida maligniteter och 
hon har 93 publika�oner i referentgranskade �dskri�er. 

Tasquinimod är en ny småmolekylär immunmodulator som �digare varit i klinisk fas III-
utveckling för prostatacancer och utvärderas för närvarande i en klinisk fas I/II-studie i 
mul�pelt myelom. Två kliniska studier inom myelofibros planeras at starta under 2024, den 
första i Europa och den andra i USA. 

 

Myelofibros – en sällsynt sjukdom med o�llfredsställt behov av nya behandlingar 

Myelofibros är en sällsynt blodcancer som �llhör en klass av myeloprolifera�va neoplasmer 
(MPN), där en blodbildande stamcell muteras och börjar föröka sig okontrollerat vilket 
resulterar i at benmärgsfibros ersäter blodbildande celler i benmärgen 

MPN kan klassificeras u�från den dominerande celltypen som är involverad: polycytemia 
vera (PV) om överskot av röda blodkroppar dominerar eller essen�ell trombocytemi (ET) vid 
överskot av blodplätar. Primär myelofibros (PMF) och sekundär myelofibros (post-PV MF 
eller post-ET MF) är sällsynta former av MPN med prevalens som sträcker sig från 2/100 000 
�ll 100/100 000 beroende på informa�onskällan. 

I pa�enter med myelofibros leder den fibro�ska benmärgens oförmåga at bilda �llräckliga 
blodkroppar �ll en kompensatorisk förstoring av mjälten. Anemi, förändringar i antalet vita 
blodkroppar och kons�tu�onella symtom är vanliga, och myelofibros är förknippat med risk 
för för�dig död på grund av benmärgssvikt och omvandling �ll leukemi. 

Det finns et o�llfredsställt kliniskt behov av effek�va terapier med effekt på den 
underliggande sjukdomen och som kan hämma benmärgsfibros, samt av en biomarkör som 
kan förutsäga behandlingseffekt. För närvarande finns inga an�-fibro�ska terapier �llgängliga 
och det enda botande behandlingsalterna�vet, allogen stamcellstransplanta�on, är en 



högriskprocedur och endast �llgängligt för et fåtal utvalda pa�enter. JAK-hämmare inklusive 
ruxoli�nib har använts i över 10 år för pa�enter med myelofibros. De är effek�va som 
symtomriktade behandlingar men saknar effekt på fibros. Dessutom förekommer en hög grad 
av utsätning av läkemedel och utvecklande av dosbegränsande förändringar i blodvärden 
inklusive anemi och trombocytopeni. 

Tasquinimod vid myelofibros 

Tumörmikromiljön är en vik�g drivkra� för benmärgsfibros i myelofibros och för närvarande 
finns inga godkända terapier som riktar sig mot tumörmikromiljön. En preklinisk djurmodell 
som bär samma MPN-muta�oner som hos människor utvecklades för at iden�fiera 
fibrosdrivande celler i tumörmikromiljön och för at testa effekten av tasquinimod på 
sjukdomens egenskaper. Djuren utvecklar de grundläggande egenskaperna hos myelofibros, 
inklusive mjäl�örstoring, förändringar i antalet blodkroppar och benmärgsfibros. 
Mesenkymala stromaceller 1 och 2 iden�fierades som fibrosdrivande celler i 
tumörmikromiljön. Behandling av djuren med tasquinimod resulterade i normalisering av 
mjältens storlek och antalet vita blodkroppar och hämning av benmärgsfibros. 

Vidare visade blodprover från pa�enter med myelofibros at vissa markörer för inflamma�on 
som kallas alarminer (S100A8/A9) är förhöjda. Alarminkoncentra�onen i blodet korrelerade 
med sjukdomsgraden, med högre grad av alarminer hos pa�enter med mer fibro�sk 
benmärg. Vik�gt at notera är at dessa alarminer inte ökade hos friska personer dvs i normal 
benmärg. 

Alarminer utgör et lovande nyt mål vid behandling av myelofibros. Tasquinimod blockerar 
alarminsignalering och kan därför ha poten�al som en sjukdomsmodifierande behandling i 
pa�enter. 

En klinisk fas II-studie, TasqForce, kommer at börja rekrytera pa�enter under 2024 för at 
utvärdera tasquinimod som et nyt behandlingsalterna�v för pa�enter som inte är 
kvalificerade för behandling med JAK-hämmare. Studien kommer at undersöka effekten av 
tasquinimod på mjältvolym och benmärgsfibros i pa�enter med primär eller sekundär 
myelofibros. Vidare kommer studien at testa möjligheten at använda alarminer som en 
användbar biomarkör för at förutsäga behandlingssvar på tasquinimod. 


