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Skysona (autologni CD34+ bunky kddujici gen ABG
Prehled pro pripravek Skysona a proc byl pripravek registrovan v Q

Co je pripravek Skysona a k ¢emu se pouziva? . 6\$
Skysona je léCivy pripravek pouzivany k I1écbé déti mladsich 18 let s cas \kovou
adrenoleukodystrofii. Mozkova adrenoleukodystrofie je vzacné dédicng @h néni, pfi kterém dochazi
ke zméné (mutaci) v genu ABCD1. Tato mutace brani tvorbé enzymu 2yaného ALDP
(adrenoleukodystroficky protein), ktery v téle odbourava mastnéllabky nazyvané mastné kyseliny

s velmi dlouhym fetézcem. V disledku toho dochazi k hrom %achto mastnych kyselin, coz vede

k zanétu a poskozeni ochranné vrstvy (myelinu), ktera c @ervy a zlepsSuje jejich fungovani.
Mozkova adrenoleukodystrofie se vyskytuje téméF;/’y'lhra &°u muzd.

Pfipravek Skysona se podava v pripadé, ze nenik dispeici darce pro transplantaci hematopoetickych
kmenovych bunék (postupu, pri kterém jsou z kostpi’diené pacienta odstranény buriky a jsou
nahrazeny zdravymi bunkami kostni diené).

Pripravek Skysona je druh Iécivého pﬁ% pro moderni terapie oznacovany jako ,pFipravek pro
genovou terapii®. Jedna se o druh 16€ueéRs pripravku, ktery plsobi tak, e do t&la dodava geny.
Lécivou latkou Skysona jsou kmegD unky (CD34+ bunky) ziskané z kostni dfené nebo krve
pacienta, které byly upraven @ y obsahovaly kopii genu a mohly tak vytvaret funkéni ALDP a
dokazaly se délit za déele% jinych druhd krvinek.

Mozkova adrenole kod@(ie je vzacné onemocnéni a pripravek Skysona byl oznacen dne 13. dubna
2007 jako ,lécivy pripravek pro vzacna onemocnéni®. Dalsi informace o tomto vzacném onemocnéni
naleznete zdes htt ww.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3121003

Ve

Jak se! vek Skysona pouziva?

PFl’pMkysona Ize podat pouze tomu pacientovi, jehoz buriky byly pouzity k jeho pfipravé. Jedna
se o jednorazovou Iécbu. Pripravek se podava formou infuze (kapani) do Zily a davka zavisi na télesné
hmotnosti pacienta. Nékolik dni pfed podanim pfipravku se v ramci tzv. pfipravného rezimu pred
IéCbou poda jiné 1écivo, napfiklad busulfan, a to za ucelem odstranéni stavajicich bunék kostni dfené a
jejich nahrazeni upravenymi burfikami obsazenymi v pfipravku Skysona.

Vydej pripravku Skysona je vazan na lékarsky predpis. Mél by byt podan pouze ve specializovaném
stfedisku |ékafem, ktery ma zkusenosti s transplantaci hematopoetickych kmenovych bunék a lé¢bou
pacientfl s poruchami nervového systému.
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Vice informaci o pouzivani pfipravku Skysona naleznete v pfibalové informaci nebo se obratte na svého
Iékare Ci Iékarnika.

Jak pripravek Skysona plisobi?

Za Ucelem pripravy pripravku Skysona jsou z krve nebo kostni difené odebrany CD34+ burnky (bunky,
které dokazi vytvaret bilé krvinky). Do CD34+ bunék je vlozen gen, ktery jim umoznuje tvorbu ALDP,
a to pomoci druhu viru zvaného lentivirus, jez byl geneticky pozménén tak, aby prenasel gen ALDP do
bunék, aniz by u lidi zplsobil virové onemocnéni.

Po podani zpét do zily pacienta je pripravek Skysona prepraven krevnim obéhem do kostni difeng, kde
CD34+ buriky za¢nou rlst a vytvaret normalni bilé krvinky, které mohou produkovat ALDP4 é
krvinky se rozsifi v téle a vytvareji ALDP, coz pomaha odbouravat mastné latky v okolnic cha
kontrolovat pfiznaky onemocnéni. Ocekava se, zZe tyto Ucinky jsou dlouhodobé. A

Jaké prinosy pripravku Skysona byly prokazany v prﬁbéhu \s'du'?

Pfinosy pfipravku Skysona pfi 1éCbé mozkové adrenoleukodystrofie byly pr %v hlavni studii, do
které bylo zafazeno 30 chlapcl ve v&ku od 4 do 14 let s ¢asnou mozkovq noleukodystrofii.

Po dvou letech 90 % lé&enych chlapcl nevykazovalo zadné zném&<y ého poskozeni nervd, jako
je ztrata schopnosti mluvit, ztrata schopnosti sami pfijimat potr \\zévislost na invalidnim voziku,
slepota nebo inkontinence. Tohoto vysledku bylo pro srovném’@ieno u 29 % nelécenych chlapct
v podobné skupiné v ramci jiné studie.

PFiblizné 96 % chlapcl také po dvou letech vykazow (o] s iIni skére neurologickych funkci (hodnotu
meéfrici vyvoj schopnosti ditéte normalné se pohy‘ apf. lézt, stat a chodit). Bylo doloZeno, Ze
pfinos pretrvava po dobu az 8 let.

Jaka rizika jsou spojena s prip m Skysona?

Nejcastéjsim nezadoucim ucinkem @ku Skysona (ktery mize postihnout vice nez 1 osobu z 10) je
pancytopenie (nizky pocet krvine

UpIny seznam nezadoucu:_l'j Qprlpravku Skysona je uveden v pribalové informaci.

PFi uzivani pripravku S Je tfeba vzit v ivahu omezeni tykajici se pfipravného rezimu pred lécbou
a mobiliza¢nich pripravk pIny seznam omezeni je uveden v pfibalové informaci.

Na zaklajl@ yl pripravek Skysona registrovan v EU?

Na zakla dkd hlavni studie bylo prokazano, Ze ptipravek Skysona u pacientt s mozkovou
adrenoleukedystrofii dva roky po IéCbé stabilizuje toto onemocnéni tim, ze zabranuje dalSimu zanétu a
nié:rMIinu nervovych bunék. Ackoli pfiznivé Ucinky pfipravku Skysona pretrvavaly po dobu
nékolika let, neni stale jasné, zda maji celozivotni trvani, a je tudiz zapotrebi delsi sledovani. Jelikoz
mozkova adrenoleukodystrofie je vzacné onemocnéni, studie jsou malého rozsahu a dostupné Udaje

o nezadoucich Ucincich jsou omezené. Bude tedy také zapotiebi dlouhodobé sledovani nezadoucich
G¢inkd. Dosud zaznamenané nezadouci G&inky vdak odpovidaly t&m, které se u tohoto typu Ié¢by
ocCekavaji. Vzhledem k zavaznosti onemocnéni a nedostatku stavajicich moznosti Ié¢by Evropska
agentura pro lé¢ivé pripravky rozhodla, Ze pfinosy pFipravku Skysona prevysuii jeho rizika, a mze tak
byt registrovan k pouziti v EU.
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Jaka opatreni jsou uplatnovana k zajisténi bezpecného a ucinného
pouzivani pripravku Skysona?

Spolecnost, ktera pripravek Skysona dodava na trh, provede dvé dlouhodobé studie a predlozi jejich
vysledky, aby poskytla dalsi informace o prinosech a bezpecnosti tohoto pfipravku. Spole¢nost navic
poskytne zdravotnickym pracovnikim a pacientdm nebo osobam, které o né pecuji, edukaéni materialy
s informacemi o tom, jak pfipravek Skysona pouzivat a jak pacienty sledovat. Pacienti rovnéz obdrzi
kartu pacienta s informacemi o 1é¢bé, kterou je tfeba ukazat, kdyz je jim poskytovana zdravotni péce.

Do souhrnu Gdajl o ptipravku a pFibalové informace byla rovnéz zahrnuta doporudeni a opatfeni pro
bezpecné a Uc¢inné pouzivani pfipravku Skysona, kterd by méla byt dodrzovana zdravotnickymi

pracovniky i pacienty. ‘ Q
Jako u véech lé&ivych ptipravkd jsou Udaje o pouZivani pripravku Skysona priibézné sledo Q
Nezadouci ucinky nahlasené v souvislosti s pfipravkem Skysona jsou peclivé hodnoce@ ou ucinéna
vedkerd nezbytna opatieni, aby bylo chrané&no zdravi pacientd. \$

2

Dalsi informace o pripravku Skysona ’\
Dalsi informace o pripravku Skysona jsou k dispozici na internetovych %‘r agentury na adrese
o S

ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/skysona
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