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Pregled informacija o lijeku Skysona i zasto je odobren u E

Sto je Skysona i za $to se koristi? 60

Skysona je lijek za lijeCenje djece mlade od 18 godina s ranom cerem adrenoleukodistrofijom
(CALD). CALD je rijedak nasljedni poremecaj kod kojeg dolazi do pro e (mutacije) gena ABCD1.
Mutacija sprjecava proizvodnju enzima ALDP (za bjelanc':e\a'nu@oleukodistroﬁje) koji razgraduje
masne tvari u organizmu naziva masne kiseline vrlo dugfh,| LCFA). Kao rezultat toga, kiseline
VLCFA se nakupljaju i dovode do upale i unistavanja zas '%nice (mijelina) koji izolira i
poboljSava nacin na koji zivci funkcioniraju. CALD se J%otovo isklju¢ivo u muskaraca.

Skysona se primjenjuje kada darivatelj za trans ciju hematopoetskih maticnih stanica (postupak
u kojem se kostana srz bolesnika ocisti o iCamigZamijeni zdravim stanicama kostane srzi) nije
dostupan. ¢

Skysona je vrsta lijeka za naprednu t }aziva ~genska terapija”. Rijec je o vrsti lijeka koja djeluje
unosom gena u tijelo. DjeIatnu&V lijeka Skysona Cine mati¢ne stanice (stanice CD34+) dobivene iz
bolesnikove kostane srzi ili krvi K@j modificirane kako bi sadrzavale kopiju gena za stvaranje
funkcionalnog ALDP-a i mo ij iti kako bi se proizvele druge vrste krvnih stanica.

CALD je rijetka bolest, a%i kysona dobio je status ,lijeka za rijetku bolest” 13. travnja 2007. Vise
informacija o st lijeka2a rijetku bolest mozete naci ovdje:
https://www.ema. .eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3121003

Kako se’ a primjenjuje?

SkysWoi primjenjivati samo u bolesnika Cije su stanice koriStene za pripremu lijeka. Radi se o
jednokratfoj terapiji koja se primjenjuje infuzijom (ukapavanjem) u venu, a doza ovisi o tjelesnoj
tezini bolesnika. Nekoliko dana prije lijecenja, drugi lijek, kao Sto je busulfan, daje se kao pripremna
terapija za uklanjanje postojecih stanica koStane srzi i njihovu zamjenu modificiranim stanicama u
lijeku Skysona.

Skysona se izdaje samo na recept, a lijeCenje u specijalistickom centru smije provoditi samo lijecnik s
iskustvom u transplantaciji hematopoetskih matic¢nih stanica i lijeCenju bolesnika s poremecajima
Ziv€anog sustava.
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Za vise informacija o primjeni lijeka Skysona procitajte uputu o lijeku, odnosno obratite se lije¢niku ili
ljekarniku.

Kako djeluje Skysona?

Kako bi se proizveo lijek Skysona , stanice CD34+ (stanice koje mogu proizvoditi bijele krvne stanice)
ekstrahiraju se iz krvi ili koStane srzi. Gen koji im omogucuje proizvodnju ALDP-a umece se u stanice

CD34+ s pomocu vrste virusa naziva lentivirus, koji je genetski modificiran kako bi prenosio gen ALDP
u stanice, a da pritom ne uzrokuje virusnu bolest u ljudi.

Nakon sSto se primijeni u venu bolesnika, lijek Skysona se krvotokom prenosi do koStane srzi gdje
stanice CD34+ pocnu rasti i proizvoditi normalne bijele krvne stanice koje mogu proizvesti Te se
bijele krvne stanice Sire u organizmu i proizvode ALDP, koji pomaze u razgradnji masnih

okolnim stanicama i kontroli simptoma bolesti. O¢ekuju se dugotrajni ucinci lijeka. K

Koje su koristi od lijeka Skysona utvrdene u ispitivanjima'.Q

Koristi od lijeka Skysona u lijeCenju CALD-a utvrdene su u glavhom ispiti& je obuhvatilo 30

djecaka u dobi od 4 do 14 godina s ranim CALD-om.

Nakon dvije godine, 90 % lijeCenih djecaka nije pokazivalo znakove oétec’enja Zivaca, kao Sto su
gubitak sposobnosti govora, gubitak sposobnosti da se sami hrane, ovisnost o invalidskim kolicima,
sljepoca ili inkontinencija. To se moze usporediti s 29 % uslié@upini nelijecenih djecaka iz
zasebnog ispitivanja. ¢

Nadalje, kod otprilike 96 % djecaka doslo je do stabil@ult a neuroloske funkcije (vrijednosti
kojom se mjeri sposobnost djeteta u razvoju da napravi Rormalne pokrete kao Sto su puzanje, stajanje
i hodanje) nakon dvije godine. Postoje dolgzi o@vuiranoj koristi u razdoblju do osam godina.

Koji su rizici povezani s IijeI&@ona?

NajceS¢a nuspojava lijeka Skysopa (koj
(nizak broj krvnih stanica).

Potpuni popis zabiljeZenih novezanih s lijekom Skysona potrazite u uputi o lijeku.

Pri primjeni lijeka Skyso ebno je uzeti u obzir ograni¢enja lijekova za kondicioniranje i
mobilizaciju. PotQunIpopis granienja povezanih s primjenom potraZzite u uputi o lijeku.

Zasto je,lij@
L 3 X
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mozZe javiti u viSe od 1 na 10 osoba) jest pancitopenija

sona odobren u EU-u?

Na temelju ata glavnog ispitivanja utvrdeno je da lijek Skysona stabilizira bolest sprjeCavanjem
daljw uftistavanja mijelina zivéanih stanica u bolesnika s CALD-om dvije godine nakon
lijeCenja.Yako su povoljni ucinci lijeka Skysona trajali nekoliko godina, jos nije jasno mogu li se
zadrzati cijeli Zivot te je potrebno dugoro¢no pracenje. Buduci da je CALD rijetka bolest, ispitivanja su
mala, a dostupni podatci o nuspojavama ograniceni su te je potrebno dugoroc¢no pra¢enje. Medutim,
dosad zabiljezene nuspojave bile su u skladu s onima koje se o¢ekuju za tu vrstu lije¢enja. S obzirom
na tezinu stanja i nedostatak drugih terapija, Europska agencija za lijekove zakljucila je da koristi od
lijeka Skysona nadmasuju s njim povezane rizike te da lijek moze biti odobren za primjenu u EU-u.
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Koje se mjere poduzimaju kako bi se osigurala sigurna i ucCinkovita
primjena lijeka Skysona?

Tvrtka koja stavlja lijek Skysona u promet provest ¢e i dostaviti rezultate dvaju dugorocnih ispitivanja
kako bi se pruzile dodatne informacije o koristima i sigurnosti primjene lijeka. Osim toga, tvrtka ¢e
dostaviti materijale za obuku zdravstvenim radnicima i bolesnicima ili njihovim pruzateljima skrbi o
nacinu primjene lijeka Skysona i nacinu pracenja bolesnika. Bolesnici ¢e dobiti i karticu s upozorenjima
za svoju terapiju koju trebaju pokazati kada primaju zdravstvenu skrb.

Preporuke i mjere opreza kojih se zdravstveni radnici i bolesnici trebaju pridrzavati u cilju sigurne i
ucinkovite primjene lijeka Skysona takoder se nalaze u saZetku opisa svojstava i u uputi o lijeku.

Kao i za sve lijekove, podatci o primjeni lijeka Skysona kontinuirano se prate. Nuspojave pﬂ@e za
lijek Skysona paZljivo se procjenjuju i poduzimaju se potrebne mjere za zastitu boIesnik@

Ostale informacije o lijeku Skysona Q&
Vise informacija o lijeku Skysona dostupno je na sluzbenim stranicama en

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