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EPAR-Osszefoglalé a nyilvanossag szamara

Strimvelis

Autolég, CD34+-gyel dusitott sejtfrakcio, amely human ADA cDNS
szekvenciat kédol6 retrovirdlis vektorral transzdukalt CD34+ sejteket
tartalmaz

Ez a dokumentum a Strimvelis-re vonatkozd eurdpai nyilvanos értékel6 jelentés (EPAR) 6sszefoglaldja.
Azt mutatja be, hogy az Ugynokségnek a gyodgyszerre vonatkozo értékelése miként vezetett az EU-ban
érvényes forgalomba hozatali engedély kiadasat tamogaté véleményéhez és az alkalmazasi feltételekre
vonatkozé ajanlasaihoz. A dokumentum nem tekinthetd gyakorlati Utmutatéonak a Strimvelis
alkalmazasara vonatkozoéan.

Amennyiben a Strimvelis alkalmazasaval kapcsolatban gyakorlati informaciéra van sziiksége, olvassa el
a betegtajékoztatot, illetve forduljon kezelGorvosahoz vagy gyogyszerészéhez.

Milyen tipusu gyogyszer a Strimvelis és milyen betegségek esetén
alkalmazhato?

A Strimvelis az adenozin-deaminaz hiany miatt kialakuld, sulyos, kombinalt immundeficiencia (ADA-
SCID) kezelésére alkalmazott gydgyszer. Az ADA-SCID egy ritka, orokletes allapot, amelynél egy
valtozas (mutacio) Iép fel abban a génben, amely az adenozin-deaminaz (ADA) nev(i enzim
el6allitdsahoz sziikséges. Ennek eredményeként a betegekbdl hidnyzik az ADA enzim. Mivel az ADA
nélkulozhetetlen az egészséges limfocitak (a fert6zések ellen harcold fehérvérsejtek) fenntartasahoz,
az ADA-SCID-ben szenvedl betegek immunrendszere nem mikédik megfeleléen, és hatékony kezelés
nélkul ritkan élnek 2 évnél tovabb.

A Strimvelis-t olyan ADA-SCID-ben szenvedd betegeknél alkalmazzdk, akik nem kezelhetdk csontveld
transzplantacioval, mert nincs alkalmas, egyezd, rokon donor.

A Strimvelis a beteg sajat csontvel6jébdl kivont sejteket tartalmaz. Egyes sejteket (Ugynevezett
CD34+ sejtek) genetikailag gy modositottak, hogy azok tartalmazzanak egy mikoéd6é ADA gént. A
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Strimvelis a fejlett terdpias gyogyszerek egy tipusa, amelyet ,génterapias gyogyszernek” neveznek. Ez
a gyogyszertipus azaltal fejti ki hatasat, hogy géneket juttat a szervezetbe.

Mivel az ADA-SCID-ben szenved6 betegek szama alacsony, a betegség ,ritkdnak™ mindésul, ezért a
Strimvelis-t 2005. augusztus 26-an ,ritka betegség elleni gydgyszerré” (orphan drug) mindsitették.

Hogyan kell alkalmazni a Strimvelis-t?

A Strimvelis csak receptre kaphato, és a kezelést kizarélag az ADA-SCID kezelésében és az ilyen tipusu
gyogyszer alkalmazasaban tapasztalt orvos adhatja be egy specialis transzplantaciés kdzpontban.

A Strimvelis elkészitéséhez a beteg csontvel6jébdl két mintat gylijtenek be, egyet a Strimvelis
el6allitdsdhoz, egyet pedig tartaléknak arra az esetre, ha a Strimvelis-t nem lehet beadni vagy nem
mUkodik. A Strimvelis kizérdlag ugyanannak a betegnek a kezelésére alkalmazhat6, akinek a
csontveldjét a gyodgyszer el6allitdsahoz felhasznaltak. A Strimvelis-t korilbelil 20 percig tarté vénas
infGzioként adjak be. A gyoégyszer adagja a beteg testsulyatol fligg.

Miel6tt beadnak a Strimvelis-t, a betegek kondicionald (el6készitd) kezelést kapnak egy masik
gyogyszerrel, buszulfannal, hogy eltavolitsak a kdéros csontvel6-sejteket. A betegek kdzvetlenil a
kezelés el6tt antihisztamin injekciot is kapnak az allergias reakcidok kockazatanak csokkentése
érdekében.

Tovabbi informacié a betegtajékoztatéban talalhat6.
Hogyan fejti ki hatasat a Strimvelis?

A Strimvelis elkészitéséhez a betegtll csontveldmintat vesznek. Ezutan kivonjak a CD34+ sejteket
(limfocitakat el6allitd sejtek) a csontvelGsejtek kozul. A CD34+ sejtekbe egy miikod6 ADA gént
illesztenek be egy virusfajta, igynevezett retrovirus felhasznalasaval, amelyet genetikailag ugy
modositottak, hogy képes az ADA gént bejuttatni a sejtekbe, és nem okoz virusbetegséget az
embernél.

Miutan a Strimvelis-t intravénasan visszaadtak a betegbe, az a vérarammal a csontvel6be jut, ahol a
CD34+ sejtek névekedni kezdenek és normadlis, ADA-t termelni képes limfocitakat képeznek. Ezek a
limfocitak javitjak a beteg képességét a fert6zések leklizdésére, és igy Urra lesznek az allapotnak az
immunrendszerrel kapcsolatos tiinetein. A hatasok varhatéan a beteg élete végéig kitartanak.

Milyen elényei voltak a Strimvelis alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A Strimvelis el6nyeit egy f6 vizsgalatban igazoltak, amelyben 12 ADA-SCID-ben szenved6, 6 honapos
és korulbelll 6 éves kor kdzotti beteg vett részt. A vizsgalatba bevont betegek szamara nem volt
megfeleld csontveld donor, és az alternativ kezelés nem mikédott vagy nem allt rendelkezésre.
Minden beteget Strimvelis-szel kezeltek, és 3 évvel a kezelést kovetéen még életben voltak. A sulyos
fert6zések gyakorisaga a kezelés utan csokkent, és ez a csbkkenés folytatddott a 3 éven tuli, hosszu
tavu utankovetés soran.

Milyen kockazatokkal jar a Strimvelis alkalmazasa?

A Strimvelis leggyakoribb mellékhatasa (10 beteg kozll legfeljebb egynél jelentkezhet) a laz. A
Strimvelis sulyos mellékhatasai kézé tartozhatnak az autoimmunitassal (amikor az immunrendszer a
szervezet sajat sejtjeit tamadja meg) kapcsolatos hatasok, példaul a hemolitikus anémia (alacsony
vorosvérsejtszam a tul gyors lebomlas miatt), aplasztikus anémia (alacsony vorésvérsejtszam a
karosodott csontvel6 miatt), hepatitisz (majgyulladas), trombocitopénia (alacsony vérlemezkeszam) és
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a Guillain-Barré-szindroma (az idegek karosodasa, amely fajdalmat, zsibbadast, izomgyengeséget és
jarasi nehézséget eredményezhet).

A Strimvelis nem alkalmazhat6 olyan betegeknél, akik leukémiaban (a fehérvérsejtek rakja) vagy
mielodiszplazidban (a csontvel6-betegségek egy tipusa) szenvednek, illetve korabban ilyen betegségiik
volt. Nem alkalmazhaté olyan betegeknél, akiknél kimutattak a human immundeficiencia virust (HIV,
az AIDS-et okozo virus) vagy valamely mas fert6zést, illetve olyan betegeknél, akik korabban
génterapiaban részesultek.

A Strimvelis alkalmazasaval kapcsolatban jelentett korlatozasok és mellékhatasok teljes felsorolasa a
betegtajékoztatdéban talalhaté.

Miért engedélyezték a Strimvelis forgalomba hozatalat?

Az Ugynokséghez tartozé emberi felhasznalasra szant gyogyszerek bizottsaga (CHMP) megallapitotta,
hogy a Strimvelis alkalmazasanak el6nyei meghaladjak a kockazatokat, ezért javasolta a gydgyszer
EU-ban vald alkalmazasanak jovahagyasat. A Strimvelis olyan gydgyulasi lehetéséget nyujt, amely
javitja az ADA-SCID-ben, egy életveszélyes allapotban szenvedd betegek immunrendszerének
mikodését. A f6 vizsgalatbdl szarmazo eredmények azt mutattdk, hogy a Strimvelis hatasos az ADA-
SCID betegek tulélésének javitasaban. A biztonsagossagot illetéen a Strimvelis-t relative jol toleraltak,
bar a vizsgalt betegek alacsony szama miatt az adatok korlatozottak. Mivel a Strimvelis-t egy
retrovirus felhasznalasaval allitjak eld, a genetikai anyag nem szandékos mddositasa altal okozott rak
potencialis kockazata allhat fenn, bar eddig ilyen eset nem fordult el6. Tovabba autoimmun betegségek
lehetséges kockazata is fennall. Azonban intézkedések Iépnek életbe az ilyen események ellenGrzésére
a gyogyszer alkalmazasakor egy betegregiszter segitségével, hogy tanulmanyozzak a hosszu tavu
folyamatot.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Strimvelis biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Strimvelis lehet6 legbiztonsagosabb alkalmazasanak biztositasa céljabol kockazatkezelési tervet
dolgoztak ki. A terv alapjan a Strimvelis-re vonatkozé alkalmazasi elGirast és betegtajékoztatét a
biztonsagos alkalmazassal kapcsolatos informaciokkal egészitették ki, ideértve az egészségugyi
szakemberek és a betegek altal kovetendd, megfelel6 ovintézkedéseket.

Ezenfelll a Strimvelis-t forgalmazo vallalat a gyégyszerre vonatkozoé informacidkat tartalmazoé
oktatéanyagokat fog biztositani a betegek és az egészségiigyi szakemberek szamara, és a betegeknek
a kezelés megkezdése el6tt egy beleegyezd nyilatkozatot kell aldirniuk. A vallalat tovabba fenntartja a
Strimvelis-szel kezelt betegek regiszterét, és rendszeresen ellenérzi a fejlédésliket a kezelés utan,
hogy tanulméanyozza a gyogyszer hosszu tavu biztonsagossagat.

A Strimvelis-szel kapcsolatos egyéb informacio

A Strimvelis-re vonatkozé teljes EPAR az Ugynokség weboldalan talalhaté: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports. Amennyiben a Strimvelis-szel torténd
kezeléssel kapcsolatban bOvebb informaciora van sziiksége, olvassa el a (szintén az EPAR részét
képez@) betegtajékoztatdt, illetve forduljon kezelGorvosahoz vagy gydgyszerészéhez.

A ritka betegségek gyogyszereivel foglalkozé bizottsag Strimvelis-re vonatkozoé véleményének
osszefoglaloja az Ugynokség weboldalan talalhato: ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/Rare disease designation.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/003854/human_med_001985.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/003854/human_med_001985.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000456.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000456.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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