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Souhrn zpravy EPAR urceny pro veiejnost

Strimvelis
Autologni frakce obohacena CD34+ burikami transdukovanymi retrovirovym
vektorem, ktery kéduje humanni cDNA sekvenci adenosindeaminazy (ADA)

Tento dokument je souhrnem Evropské verejné zpravy o hodnoceni (European Public Assessment
Report, EPAR) pro pripravek Strimvelis. Objastiuje, jakym zplisobem agentura vyhodnotila tento
pfipravek, aby mohla doporucit vydani rozhodnuti o registraci pfipravku v EU a podminky jeho
pouzivani. U¢elem tohoto dokumentu neni poskytnout praktické rady o tom, jak ptipravek Strimvelis
pouzivat.

Pokud jde o praktické informace o pouzivani pfipravku Strimvelis, pacienti by si méli precist pfibalovou
informaci nebo se obratit na svého lékare Ci Iékarnika.

Co je Strimvelis a k cemu se pouziva?

Strimvelis je |é&ivy pfipravek pouzivany k 1é¢bé& zavazného kombinovaného imunodeficitu zptisobeného
deficitem adenosindeaminazy (ADA-SCID). ADA-SCID je vzacné dédi¢né onemocnéni, pfi kterém
dochazi ke zméné (mutaci) v genu, ktery je nezbytny pro tvorbu enzymu zvaného adenosindeaminaza
(ADA). V disledku toho pacientdim enzym ADA chybi. Vzhledem k tomu, Ze ADA je nezbytna pro
zachovani zdravych lymfocytd (bilé krvinky, které zahané&iji infekce), nepracuje imunitni systém
pacientd s ADA-SCID spravné a bez (¢inné Ié¢by tito pacienti pfezivaji déle nez 2 roky jen ve vzacnych
pripadech.

PFipravek Strimvelis se pouziva u pacientl s ADA-SCID, ktefi nemohou byt Ié¢eni pomoci transplantace
kostni difené, protoze nemaji vhodného, odpovidajiciho, pfibuzného darce.

Obsahuje buriky odebrané z kostni dfené samotného pacienta. Nékteré bunky (zvané CD34+ buriky)
jsou geneticky upraveny tak, aby obsahovaly funkéni gen pro ADA. Pfipravek Strimvelis je druh
IéCivého pripravku pro moderni terapie oznaCovany jako ,pfipravek pro genovou terapii. Jedna se

o druh lé¢ivého pripravku, ktery plsobi tak, e do t&la dodava geny.
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JelikoZ pocet pacientll s ADA-SCID je nizky, toto onemocnéni se povazuje za zfidka se vyskytujici a
pripravek Strimvelis byl dne 26. srpna 2005 oznacen jako ,lélivy pFipravek pro vzacna onemocnéni”.

Jak se pripravek Strimvelis pouziva?

Vydej pfipravku Strimvelis je vdzan na |Iékarsky predpis a Ié¢ba by méla byt provadéna
v transplanta¢nim centru Iékafem, ktery ma zkusenosti s [é¢bou ADA-SCID a s pouzivanim tohoto
druhu lé¢ivych pFipravka.

K pripravé pfipravku Strimvelis se provadéji dva odbéry pacientovy kostni difené: jeden se pouzije na
vyrobu pfipravku Strimvelis a druhy je uchovan jako rezerva pro pfipad, ze pfipravek Strimvelis nelze
podat nebo nefunguje. Strimvelis Ize pouzit pouze k Ié¢bé pacienta, jehoz kostni dfen byla pouzita

k vyrobé tohoto pFipravku. Pfipravek Strimvelis se podava formou infuze (kapani) do zily po dobu
priblizné 20 minut. Davka zavisi na télesné hmotnosti pacienta.

Pfed podanim pripravku Strimvelis pacienti dostanou oSetfujici (pfipravnou) Iécbu jinym lécivym
pfipravkem, busulfanem, ktery je zbavi abnormalnich bunék kostni difené. Tésné pred lécbou je
pacientim rovnéz poddna injekce s antihistaminikem pro snizeni rizika alergickych reakci.

Podrobné informace jsou uvedeny v pfibalové informaci.
Jak pripravek Strimvelis plsobi?

Pro vyrobu pFipravku Strimvelis se provede odbér kostni dfené pacienta. Poté jsou z bunék kostni
drené extrahovany CD34+ bunky (burky, které mohou vyrabét lymfocyty). Do bunék CD34+ je pak
zaveden funkéni gen pro ADA s pouzitim druhu viru zvaného retrovirus, ktery byl geneticky pozménén
tak, aby prenesl gen ADA do bunék a nezpUsobil virové onemocnéni u lidi.

Po podani pFipravku Strimvelis pacientovi do zZily dochazi k jeho transportu krvi do kostni diené, kde
za¢nou CD34+ buriky rist a tvorit normalni lymfocyty, které dokazi produkovat ADA. Tyto lymfocyty
zlep3uji schopnost pacienta bojovat s infekci a pfekonavat tak pfiznaky onemocnéni spojeného

s imunitnim systémem. O¢ekava se, ze Gcinky budou pretrvavat po cely pacientlv Zivot.

Jaké prinosy pripravku Strimvelis byly prokazany v pribéhu studii?

PFinosy pripravku Strimvelis byly prokazany v jedné hlavni studii, kterd zahrnovala 12 pacientl s ADA-
SCID ve véku od 6 mésicd do pfiblizné 6 let. Pacienti zafazeni do studie neméli vhodného darce kostni
diené a alternativni 1éCba bud’ nefungovala, nebo nebyla dostupna. Vsichni pacienti byli IéCeni
pripravkem Strimvelis a 3 roky po 1é¢bé nadale prezivali. Mira zdvaznych infekci po 1é¢bé poklesla a
nadale klesala béhem dlouhodobého sledovani po dobu vice nez 3 let.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Strimvelis?

Nejcast&j$im nezadoucim G¢inkem pfipravku Strimvelis (ktery mZe postihnout az 1 osobu z 10) je
pyrexie (horecka). Zavaznymi nezadoucimi Ucinky pripravku Strimvelis mohou byt Ucinky souvisejici
s autoimunitou (kdy imunitni systém napada bunky vlastniho téla), jako je hemolyticka anémie (nizky
pocet &ervenych krvinek v disledku jejich rychlého odbouravani), aplastickd anémie (nizky polet
¢ervenych krvinek v disledku poskozeni kostni diené), hepatitida (zanét jater), trombocytopenie
(nizky pocet krevnich desticek) a syndrom Guillain-Barré (pogkozeni nervl, které méze zplsobovat
bolest, necitlivost, svalovou ochablost a obtize pfi chizi).

Pripravek Strimvelis se nesmi pouzivat u pacientl s leukemii (rakovina bilych krvinek) nebo
myelodysplazii (druh onemocnéni kostni dfen&) nebo u pacientl, ktefi t&mito onemocnénimi trpéli
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v minulosti. RovnéZ se nesmi pouzivat u pacientd s pozitivnim testem na virus lidské imunodeficience
(virus HIV, ktery zplsobuje AIDS), u pacientl s nékterymi daldimi infekcemi nebo u pacientl, ktefi
v minulosti podstoupili Ié¢bu genovou terapii.

Uplny seznam omezeni a nezadoucich G&ink{ hladenych v souvislosti s pfipravkem Strimvelis je uveden
v pfibalové informaci.

Na zakladé ceho byl pripravek Strimvelis schvalen?

Vybor pro humanni 1écivé pripravky (CHMP) agentury rozhodl, Ze pfinosy pfipravku Strimvelis
prevysuji jeho rizika, a proto doporudil, aby byl schvalen k pouziti v EU. Pfipravek Strimvelis nabizi
moznost |é¢by, kterd zlepSuje funkci imunitniho systému u pacientd s Zivot ohrozujicim onemocnénim
ADA-SCID. Z vysledkd hlavni studie vyplyva, ze ptipravek Strimvelis je G&inny z hlediska zlep3eni
preziti u pacientl s ADA-SCID. S ohledem na bezpeénost byl pfipravek Strimvelis pomé&rné dobre
snasen, ackoliv Gdaje jsou vzhledem k nizkému poctu zkoumanych pacientl omezené. Vzhledem

k tomu, Ze pripravek Strimvelis se vyrabi s pouzitim retroviru, existuje mozné riziko rakoviny
zplsobené nechténymi zmé&nami v genetickém materialu, nicméné Zadny takovy pFipad nebyl dosud
zaznamenan. Rovnéz existuje mozné riziko autoimunitniho onemocnéni. Za ucelem sledovani takovych
prihod po zahajeni pouzivani tohoto IéCivého pfipravku jsou vSak pfijata opatfeni, ktera spocivaji

v pouzivani registru pacientl k dlouhodobému zkoumani jejich stavu.

va

Jaka opatreni jsou uplatnovana k zajisténi bezpecného a ucinného
pouzivani pripravku Strimvelis?

K zajisténi co nejbezpecnéjsiho pouzivani pfipravku Strimvelis byl vypracovan plan fizeni rizik. Na
zakladé tohoto planu byly do souhrnu Gdajl o pipravku a pfibalové informace piipravku Strimvelis
zahrnuty informace o bezpecnosti, v€etné prislusnych opatieni, kterd by méli dodrzovat zdravotnicti
pracovnici i pacienti.

Vyrobce pFipravku Strimvelis navic poskytne pacientim a zdravotnickym pracovnikdim vzdélavaci
materialy s informacemi o tomto |éCivém pFipravku a pred zahajenim IéCby musi pacient podepsat
formulaF souhlasu s pouZitim tohoto Ié&ivého pFipravku. Vyrobce rovnéz povede registr pacientd
IéCenych pripravkem Strimvelis a po |1é¢bé bude pravidelné sledovat, jak se jejich stav vyviji, s cilem
zkoumat dlouhodobou bezpecnost pfipravku.

Dalsi informace o pripravku Strimvelis

PIné znéni zpravy EPAR pro pfipravek Strimvelis je k dispozici na internetovych strankach agentury na
adrese ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Dalsi
informace o |écbé pripravkem Strimvelis naleznete v pribalové informaci (rovnéz soucasti zpravy EPAR)
nebo se obratte na svého |ékarfe ¢i Iékarnika.

Shrnuti stanoviska k pripravku Strimvelis vydaného Vyborem pro IéCivé pfipravky pro vzacna
onemocnéni je k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/Rare disease designation.
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