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Julkinen EPAR-yhteenveto

Strimvelis

Autologinen CD34+-rikastettu solufraktio, jonka sisaltamiin CD34+-soluihin
on transduktoitu retrovirusvektori, joka koodaa ihmisen ADA cDNA -
sekvenssia

Tama on yhteenveto Euroopan julkisesta arviointilausunnosta (EPAR), joka koskee Strimvelis-
ladkevalmistetta. Tekstissa selitetdan, miten virasto on arvioinut ladkevalmistetta ja paatynyt
puoltamaan myyntiluvan myoéntamista ja suosituksiin sen kédytdn ehdoista. Tarkoituksena ei ole antaa
kaytannoén neuvoja Strimvelisin kéytdsta.

Potilas saa Strimvelisin kayttoa koskevaa kaytannon tietoa pakkausselosteesta, ladkéarilta tai
apteekista.

Mita Strimvelis on ja mihin sita kaytetaan?

Strimvelis on tarkoitettu adenosiinideaminaasin puutteesta johtuvan vaikean kombinoidun
immuunivajauksen (ADA-SCID) hoitoon. ADA-SCID on harvinainen perinndllinen sairaus, jossa
adenosiinideaminaasientsyymia tuottavassa geenissa on muutos (mutaatio). Tama johtaa potilailla
ADA-entsyymin puutokseen. Koska lymfosyytit (infektioita torjuvat valkosolut) tarvitsevat ADA:ta
sailydkseen terveina, ADA-SCID-potilaiden immuunijarjestelmé ei toimi kunnolla ja ilman tehokasta
hoitoa he harvoin elavéat kahta vuotta pidempéaan.

Strimvelisia kaytetadn ADA-SCID-potilailla, joille ei voida tehdéa luuydinsiirtoa, koska sopivaa
sukulaisluovuttajaa ei ole kaytettavissa.

Strimvelis siséltaa potilaan omasta luuytimesta kerattyja soluja. Tiettyja soluja (CD34+-soluja) on
muunneltu geneettisesti siten, ettéd ne sisaltavéat toimivan ADA-geenin. Strimvelis on pitkalle
kehittyneissa hoidoissa kaytettava geenihoitovalmiste. Tallaiset ladkkeet vaikuttavat kuljettamalla
geeneja elimistéon.
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Koska ADA-SCID-potilaita on vahéan, sairaus katsotaan harvinaiseksi; Strimvelis nimettiin
harvinaisladkkeeksi (harvinaisten sairauksien hoidossa kaytettava laake) 26. elokuuta 2005.

Miten Strimvelisia kaytetaan?

Strimvelisia saa ainoastaan ladkemaarayksena. Strimvelis on annettava erikoistuneessa
elinsiirtokeskuksessa, ja sen voi antaa vain laakari, jolla on aikaisempaa kokemusta ADA-SCID-
potilaiden hoidosta ja taméantyyppisen ladkevalmisteen kaytdsta.

Strimvelis-hoitoa varten potilaalta keratadn kaksi luuydinndytetta, yksi Strimvelisin valmistamiseksi ja
toinen varalle, jos Strimvelisid ei voidakaan antaa tai se ei tehoa. Strimvelisia voidaan antaa vain sen
potilaan hoitamiseksi, jonka luuytimesta ladke on valmistettu. Strimvelis annetaan infuusiona
laskimoon noin 20 minuutin aikana. Annostus méaréytyy potilaan painon mukaan.

Ennen kuin potilaille annetaan Strimvelisid, he saavat valmistelevana hoitona toista ladkevalmistetta,
busulfaania, epdnormaalien luuydinsolujen tuhoamiseksi. Lisaksi potilaille annetaan juuri ennen hoidon
aloittamista antihistamiini-injektio allergisten reaktioiden riskin vahentamiseksi.

Lisatietoja on pakkausselosteessa.
Miten Strimvelis vaikuttaa?

Strimvelisin valmistamiseksi potilaalta otetaan luuydinnayte. Luuydinsoluista kerataan CD34+-soluja
(soluja, jotka tuottavat lymfosyytteja). Naihin CD34+-soluihin siirretddn toimiva ADA-geeni
kayttamalla retrovirusta, jota on muunneltu geneettisesti siten, etta se voi kuljettaa ADA-geenin
soluihin aiheuttamatta ihmiselle virussairauksia.

Kun solut siirretddn takaisin potilaalle laskimon kautta, Strimvelis kulkeutuu verenkierron mukana
luuytimeen, jossa CD34+-solut alkavat kasvaa ja muodostaa normaaleja lymfosyytteja, jotka voivat
tuottaa ADA:ta. Nama lymfosyytit parantavat potilaan kykyéa torjua infektioita ja siten poistavat
immuunijarjestelmaan liittyvan sairauden oireita. Vaikutusten odotetaan kestavéan koko potilaan
elinian.

Mita hyotya Strimvelisista on havaittu tutkimuksissa?

Strimvelisin hyddyt on osoitettu yhdessa paatutkimuksessa, johon osallistui 12 ADA-SCID-potilasta,
joiden iat vaihtelivat kuudesta kuukaudesta noin kuuteen vuoteen. Tutkimukseen osallistuneilla
potilailla ei ollut sopivaa luuytimen luovuttajaa, ja heiddn kohdallaan vaihtoehtoinen hoito ei joko ollut
toiminut tai sita ei ollut saatavilla. Kaikki potilaat saivat Strimvelis-hoitoa ja he olivat viela elossa, kun
hoidosta oli kulunut kolme vuotta. Vaikeiden infektioiden esiintyvyys pieneni hoidon jalkeen ja se
pieneni edelleen yli kolme vuotta kestaneen seurantajakson aikana.

Mita riskeja Strimvelisiin liittyy?

Strimvelisin yleisin sivuvaikutus (jota saattaa aiheutua enintadn 1 potilaalle 10:sta) on kuume.
Strimvelisin vakavia sivuvaikutuksia voivat olla autoimmuunit haittavaikutukset (kun
immuunijarjestelmé hyokkaa kehon omia soluja vastaan), kuten hemolyyttinen anemia (punasolujen
kiihtyneesta hajoamisesta johtuva veren punasolujen vahyys), aplastinen anemia (luuytimen
vaurioitumisesta johtuva veren punasolujen vahyys), hepatiitti (maksatulehdus), trombosytopenia
(verihiutaleiden vahyys veressa) ja Guillain-Barrén oireyhtyméa (hermojen vaurioituminen, joka voi
aiheuttaa kipua, puutumista, lihasheikkoutta ja kévelyvaikeuksia).
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Strimvelisia ei saa antaa potilaille, joilla on tai on ollut leukemia (valkosolujen sy6pd) tai
myelodysplasia (luuytimen sairaus). Sita ei saa antaa potilaille, joilla on todettu immuunikatovirus
(HIV, AIDSIin aiheuttava virus) tai jokin muu infektio, eika potilaille, jotka ovat joskus aikaisemmin
saaneet geeniterapiaa.

Pakkausselosteessa on luettelo kaikista Strimvelisin ilmoitetuista sivuvaikutuksista.
Miksi Strimvelis on hyvaksytty?

Viraston ladkevalmistekomitea (CHMP) katsoi, etta Strimvelisin hydty on sen riskeja suurempi, ja
suositteli myyntiluvan mydntamisté sille EU:ssa. Strimvelis tarjoaa mahdollisuuden hoitoon, joka
parantaa hengenvaarallista ADA-SCID:ta sairastavien potilaiden immuunijarjestelman toimintaa.
Paatutkimuksen tulokset osoittavat, etta Strimvelis parantaa tehokkaasti ADA-SCID-potilaiden
eloonjdamista. Turvallisuuden osalta Strimvelis oli melko hyvin siedettyd, joskin tiedot ovat rajalliset
tutkittujen potilaiden pienen méaaran takia. Koska Strimvelis valmistetaan kayttamalla retrovirusta, on
mahdollista, etta tahattomat muutokset perintdaineksessa aiheuttavat syévan, mutta yhtaan tallaista
tapausta ei ole toistaiseksi ilmennyt. Myds autoimmuunisairauksien riski on olemassa. Naita
tapahtumia kuitenkin seurataan ladkkeen kayton jalkeen potilasrekisterin avulla pitkaaikaisen
kehityksen tutkimiseksi.

Miten voidaan varmistaa Strimvelisin turvallinen ja tehokas kaytto?

Strimvelisin mahdollisimman turvallisen kdytdn varmistamiseksi on laadittu riskinhallintasuunnitelma.
Sen mukaiset turvallisuustiedot on liitetty Strimvelisin valmisteyhteenvetoon ja pakkausselosteeseen,
mukaan lukien tiedot asianmukaisista varotoimista terveydenhoidon ammattilaisten ja potilaiden
noudatettaviksi.

Lisdksi Strimvelisia valmistava yhtio tarjoaa potilaille ja terveydenhoidon ammattilaisille
koulutusmateriaalia, joka sisaltaa tietoa ladkevalmisteesta, ja potilaiden on allekirjoitettava
suostumuslomake ennen hoidon aloittamista. Yhtid aikoo myds yllapitaa rekisterid Strimvelis-hoitoa
saaneista potilaista ja seurata heidan tilansa kehitysta sdannollisesti hoidon jalkeen ladkevalmisteen
pitkdaikaisen turvallisuuden tutkimiseksi.

Muuta tietoa Strimvelisista

Strimvelisia koskeva EPAR-arviointilausunto on kokonaisuudessaan viraston verkkosivustolla
osoitteessa ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports.

Lisaa tietoa Strimvelisilla annettavasta hoidosta saa pakkausselosteesta (sisaltyy myos EPAR-
lausuntoon), ladkarilta tai apteekista.

Tiivistelma harvinaisladkekomitean Strimvelisia koskevasta lausunnosta on viraston verkkosivustolla
osoitteessa 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/orphans/2009/11/human_orphan_000456.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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