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Streszczenie EPAR dla og6tu spoteczenstwa

Strimvelis
Autologiczna frakcja komoérkowa zawierajagca komérki CD34+ transdukowane
wektorem retrowirusowym zawierajacym ludzkg sekwencje cDNA ADA

Niniejszy dokument jest streszczeniem Europejskiego Publicznego Sprawozdania Oceniajacego (EPAR)
dotyczacego leku Strimvelis. Wyjasnia, jak Agencja ocenifa lek w celu przyjecia zalecen w sprawie
przyznania pozwolenia na dopuszczenie produktu do obrotu w UE oraz warunkdéw jego stosowania.
Jego celem nie jest zapewnienie praktycznej porady dotyczacej stosowania leku Strimvelis.

W celu uzyskania praktycznych informacji na temat stosowania leku Strimvelis nalezy zapoznac sie z
ulotkya dla pacjenta badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Co to jest produkt Strimvelis i w jakim celu sie go stosuje?

Strimvelis jest lekiem stosowanym w leczeniu ciezkiego, ztozonego niedoboru odpornosci wynikajgcego
z niedoboru deaminazy adenozynowej (ADA-SCID). ADA-SCID jest rzadkim, dziedzicznym
schorzeniem, w ktorym wystepuje zmiana (mutacja) genu potrzebnego do produkcji enzymu zwanego
deaminaza adenozynowg (ADA). W rezultacie u pacjentow brakuje enzymu ADA. Poniewaz ADA jest
niezbedna do utrzymania zdrowych limfocytow (krwinek biatych zwalczajacych zakazenia), uktad
odpornoscowy pacjentdw z ADA-SCID nie dziata prawidtowo i bez skutecznego leczenia pacjenci ci
rzadko przezywajq wiecej niz 2 lata.

Lek Strimvelis jest stosowany u pacjentéw z ADA-SCID, ktérzy nie mogq by¢ leczeni metodq
przeszczepu szpiku kostnego z uwagi na brak odpowiedniego, dopasowanego, spokrewnionego dawcy.

Strimvelis zawiera komorki pochodzace z wtasnego szpiku kostnego pacjenta. Niektore z komodrek
(zwane komorkami CD34+) zostaty zmodyfikowane genetycznie, dzieki czemu zawierajg dziatajacy gen
ADA. Strimvelis jest rodzajem leku do leczenia zaawansowanego, zwanym ,produktem terapii
genowej”. Ten rodzaj leku dziata poprzez dostarczanie genéw do organizmu.
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Ze wzgledu na matq liczbe pacjentow z ADA-SCID, choroba ta jest uwazana za rzadko wystepujaca,
zatem w dniu 26 sierpnia 2005 r. produkt Strimvelis uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich
chorobach).

Jak stosowac produkt Strimvelis?

Lek Strimvelis wydaje sie wylacznie z przepisu lekarza, a leczenie nim powinno by¢ prowadzone
wytgcznie w specjalistycznym osrodku transplantologicznym, przez lekarza majacego doswiadczenie
w leczeniu ADA-SCID i w stosowaniu tego typu lekéw.

W celu przygotowania leku Strimvelis pobierane sq dwie prébki szpiku kostnego pacjenta, jedng w celu
sporzadzenia leku Strimvelis i drugg do zachowania jako rezerwa na wypadek, gdyby nie mozna byto
podac leku Strimvelis lub gdyby lek ten nie zadziatat. Lek Strimvelis moze by¢ stosowany do leczenia
wytacznie tego pacjenta, ktorego szpik kostny uzyto do jego sporzadzenia. Strimvelis podaje sie we
wlewie dozylnym (kropléwce) trwajacym 20 minut. Dawka zalezy od masy ciafta pacjenta.

Przed podaniem leku Strimvelis pacjentéw poddaje sie terapii kondycjonujacej (przygotowawczej)
innym lekiem, busulfanem, aby pozby¢ sie ich nieprawidtowych komarek szpiku kostnego. Pacjentom
podaje sie tez zastrzyk leku przeciwhistaminowego tuz przed leczeniem, w celu zmniejszenia ryzyka
reakcji alergicznych.

Wiecej informacji znajduje sie w ulotce dla pacjenta.
Jak dziata produkt Strimvelis?

W celu sporzadzenia leku Strimvelis pobiera sie probke szpiku kostnego pacjenta. Nastepnie
przeprowadza sie ekstrakcje komdrek CD34+ (komérek, z ktérych mogg powstawac limfocyty) z
komorek szpiku kostnego. Do komérek CD34+ wprowadzany jest prawidtowo dziatajacy gen ADA, przy
uzyciu rodzaju wirusa zwanego retrowirusem, ktéry zostat zmieniony genetycznie, tak aby madgt
przenosi¢ gen ADA do komodrek i nie powodowat choroby wirusowej u ludzi.

Po wstrzyknieciu do zyty pacjenta lek Strimvelis jest przenoszony we krwi do szpiku kostnego, w
ktérym komorki CD34+ zaczynajq rosnac i tworzy¢ prawidtowe limfocyty, ktére mogg produkowac
ADA. Te limfocyty poprawiaja zdolnos¢ pacjenta do zwalczania zakazen, czyli pokonujg objawy
schorzenia zwigzanego z uktadem immunologicznym. Oczekuje sig, ze to dziatanie bedzie sie
utrzymywac przez cate zycie pacjenta.

Jakie korzysci ze stosowania produktu Strimvelis zaobserwowano w
badaniach?

Korzysci ze stosowania leku Strimvelis wykazano w jednym badaniu gtéwnym z udziatem 12 pacjentéw
w wieku od 6 miesiecy do okoto 6 lat z ADA-SCID. Pacjenci bioracy udziat w badaniu nie mieli
wilasciwego dawcy szpiku kostnego i alternatywne leczenie byto u nich nieskuteczne lub niedostepne.
Wszyscy pacjenci byli leczeni produktem Strimvelis i pozostawali przy zyciu 3 lata po jego
zastosowaniu. Czesto$¢ wystepowania ciezkich zakazen ulegta po leczeniu zmniejszeniu i dalej
zmniejszata sie w trakcie obserwacji w diuzszym okresie po uptywie 3 lat.

Jakie ryzyko wigze sie ze stosowaniem produktu Strimvelis?

Najczestszym dziataniem niepozadanym zwigzanym ze stosowaniem leku Strimvelis (mogacym
wystgpi¢ u 1 osoby na 10) jest goraczka. Do ciezkich dziatan niepozadanych zwazanych ze
stosowaniem leku Strimvelis mogq naleze¢ powiktania autoimmunologiczne (gdy uktad odpornosciowy
atakuje wtasne komorki organizmu), takie jak niedokrwistos¢ hemolityczna (mata liczba krwinek
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czerwonych z powodu ich zbyt szybkiego rozpadu), niedokrwisto$¢ aplastyczna (mata liczba krwinek z
powodu uszkodzenia szpiku kostnego), zapalenie watroby, matoptytkowos¢ (mata liczba ptytek krwi)
and zespo6t Guillaina-Barrégo (uszkodzenie nerwow, ktore moze prowadzi¢ do bdlu, dretwienia,
ostabienia miesni i trudnosci z chodzeniem).

Leku Strimvelis nie wolno stosowac u pacjentéw z biataczkg (nowotwér krwinek biatych) lub
mielodysplazja (rodzaj zaburzenia szpiku kostnego) aktualnie lub w przesziosci. Nie moze by¢
stosowany u pacjentow z dodatnim wynikiem badania w kierunku zakazenia ludzkim wirusem
uposledzenia odpornosci (HIV, wirus powodujgcy AIDS) lub z pewnymi innymi zakazeniami, a takze u
pacjentéw, u ktorych stosowano terapie genowg w przesztosci.

Petny wykaz ograniczen i dziatan niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem produktu Strimvelis
znajduje sie w ulotce dla pacjenta.

Na jakiej podstawie zatwierdza sie produkt Strimvelis?

Komitet ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) Agencji uznat, ze korzysci ptynace ze
stosowania produktu Strimvelis przewyzszaja ryzyko, i zalecit jego dopuszczenie do stosowania w UE.
Strimvelis zapewnia mozliwos$¢ leczenia poprawiajacego funkcjonowanie uktadu odpornosciowego u
pacjentéw z ADA-SCID, ktéry jest stanem zagrazajacym zyciu. Wyniki badania gtéwnego pokazuja, ze
skutecznie poprawia przezycie pacjentow z ADA-SCID. Jesli chodzi o bezpieczenstwo lek Strimvelis byt
wzglednie dobrze tolerowany, chociaz dane sg ograniczone z powodu niewielkiej liczby badanych
pacjentow. Poniewaz lek Strimvelis jest produkowany z uzyciem retrowirusa, moze istnie¢ potencjalne
ryzyko nowotworu spowodowanego niezamierzonymi zmianami materiatu genetycznego, chociaz
dotychczas nie obserwowano takich przypadkoéw. Istnieje rowniez potencjalne ryzyko choroby
autoimmunologicznej. Istniejg jednak srodki monitorowania takich zdarzen po wprowadzeniu leku do
uzycia, poprzez stosowanie rejestru pacjentow, ktory pozwoli na badanie przebiegu ich stanu w
dtuzszym okresie.

Jakie srodki sq podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i
skutecznego stosowania produktu Strimvelis?

W celu zapewnienia mozliwie najbezpieczniejszego stosowania produktu Strimvelis opracowano plan
zarzadzania ryzykiem. W oparciu o ten plan w charakterystyce produktu leczniczego i ulotce dla
pacjenta dotyczacych produktu Strimvelis zawarto informacje dotyczace bezpieczenstwa, w tym
odpowiednie srodki ostroznosci obowigzujace personel medyczny i pacjentow.

Dodatkowo firma produkujgca produkt Strimvelis dostarczy materiaty edukacyjne dla pacjentéw i
personelu medycznego, z informacjami na temat leku, a pacjenci bedgq musieli podpisa¢ formularz
zgody przed rozpoczeciem leczenia. Firma bedzie takze prowadzi¢ rejestr pacjentéw leczonych
produktem Strimvelis i bedzie regularnie monitorowac ich stan po leczeniu, aby bada¢ bezpieczenstwo
stosowania leku w dtugim okresie.

Inne informacje dotyczace produktu Strimvelis:

Petne sprawozdanie EPAR dotyczace produktu Strimvelis znajduje sie na stronie internetowej Agencji
pod adresem: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. W
celu uzyskania dodatkowych informacji dotyczacych leczenia produktem Strimvelis nalezy zapoznac sie
z ulotka dla pacjenta (takze cze$¢ EPAR) badz skontaktowad sie z lekarzem lub farmaceuta.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/003854/human_med_001985.jsp&mid=WC0b01ac058001d124

Streszczenie opinii Komitetu ds. Sierocych Produktéw Leczniczych dotyczacej produktu Strimvelis
znajduje sie na stronie internetowej Agencji: 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/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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