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EPAR-Osszefoglalé a nyilvanossag szamara

MACI

matrix alapu, karakterizalt, autoldg tenyésztett porcsejtek

Ez a MACI-ra vonatkozé eurdpai nyilvanos értékel6 jelentés (EPAR) 6sszefoglaldja. Azt mutatja be,
hogy az Ugynokségnek a gyogyszerre vonatkozo értékelése miként vezetett az EU-ban érvényes
forgalomba hozatali engedély kiadasat tAmogato véleményéhez.és az alkalmazasi feltételekre
vonatkozo ajénlasaihoz. A dokumentum nem tekinthetd gyakerlati ttmutaténak a MACI alkalmazasara
vonatkozéan.

Amennyiben a MACI alkalmazéaséaval kapcsolatos gyakorlati informaciora van sziksége, olvassa el a
betegtajékoztatoét, illetve forduljon kezelGorvosahoz vagy gyogyszerészéhez!

Milyen tipusu gyogyszer a MACI és milyen betegségek esetén
alkalmazhat6?

A MACI a térdizllet csontjainak,végén el6forduld porcdefektusok helyreallitasara alkalmazott
implantatum. A beteg sajat porcsejtjeit tartalmazza 14,5 cm?-es kollagénmembranon, amelynek
segitségével a sebész feltdlti'a kdrosodott porcterileteket.

A MACI-t a térdpofc teljes vastagsadgat érintd, 3—20 cm? teriiletl, szimptomatikus (pl. fdjdalommal és
a térd mozgatasanak nehézségével jard) karosodas helyreallitasara alkalmazzak felnétteknél.

A MACI a fejlett;terapias gyogyszerek egy tipusa, amelyet ,mddositott szévet alapl készitménynek”
hivnak. Ez a gyogyszertipus olyan sejteket vagy széveteket tartalmaz, amelyeket Ggy manipulaltak,
hogy fel lehessen azokat hasznalni szévet helyreallitasara, regeneralasara vagy helyettesitésére.

Hogyan kell alkalmazni a MACI-t?

A kezelés els6 fazisdban porcsejtmintat vesznek a beteg izlletébdl és azt laboratériumban kitenyésztik.
A sejteket ezt kovetden kollagénmembranra helyezik. Mintegy 6 héttel kés6bb a sebész formara vagja
a membrant ugy, hogy az illeszkedjen a térdporc sérllt tertletére, majd sebészeti eljarassal bellteti
azt. Az implantatumot egyfajta ragasztdéanyaggal, a véralvadasi fehérjékbdl készUlo fibrin
szbvetragasztoval rogzitik a porcon.
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Az implantatumot kifejezetten a MACI beliltetésére igazoltan képzett sebész alkalmazhatja, és a
készitmény kizarélag orvosi rendelvényre kaphato.

Hogyan fejti ki hatasat a MACI?

A MACI hatoanyaga a beteg sajat porcsejtjeibdl all, amelyet a térdporc defektusanak teriletére
Ultetnek be. A sejtekkel toltik fel azokat a terlleteket, ahol a porc sérilt, ezaltal regeneralva a
karosodott részeket és enyhitve a beteg tineteit, igy a fajdalmat és a térd mozgatasaval kapcsolatos
nehézséget.

Milyen el6nyei voltak a MACI alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A MACI-t mikrofraktira mitéttel hasonlitottdk 6ssze (ez a porcdefektusok kezelésére elterjedten
alkalmazott sebészeti eljaras) egy fovizsgalatban, amely a fajdalom enyhllését és a térdfunkcidjanak
javulasat értékelte a térdporc teljes vastagsagat érinté karosodasban szenvedd betegeknél. A
vizsgdlatban 144 feln8tt vett részt, akiknél a defektus nagysdga 3— 20 cm? teriiletd volt. A fadjdalmat
és a térd funkcidjat a ,,Knee injury and Osteoarthritis Outcome Score” (KOOS) (Térdsérulés és
oszteoartrozis kimeneteli pontszam) standard skala segitségével mérték, ahol.a 0 jelenti a széls6séges
problémakat a 100 pedig a problémak teljes hianyat. A vizsgalat szerint a MACI hatékonyabban
enyhitette a fajdalmat és javitotta a térdfunkciét, mint a mikrofraktura mdtét: két évvel a mitét utan
a MACI-val kezelt betegek atlagos pontszama 82 volt a fajdalom és‘61 a térdfunkcié esetében, mig a
mikrofraktira m(itéttel kezelt betegeknél a pontszdm 71 és 49.velt. A MACI-val kezelt betegeknél a
fajdalom és a funkcié szempontjabol egyarant kb. 45 pontosjavulas mutatkozott, mig a mikrofraktdra
m{téten atesett betegeknél a javulas kb. 35 pont volt.

Milyen kockazatokkal jar a MACI alkalmazéasa?

1000 MACI-val kezelt beteg kozilil 1-10-nél fokozott porcndvekedés és az implantatum levalasa
fordulhat el6. Az egyéb lényeges kockazatok magaval a m(itéti eljarassal vannak 6sszefiiggésben:
fert6zés, gyulladas, hemartrozis (izlleti vérzés), artrofibrozis (hegszovet kialakuldsa az izuiletben) és
tromboembolidas események (vérrogképzodés). A MACI alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes
mellékhatas teljes felsorolasat lasda betegtajékoztatoban!

A MACI nem alkalmazhat6 sulyos térd oszteoartritiszben (duzzanat és fajdalom), gyulladasos izlleti
betegségben vagy kezeletlen; veleszliletett véralvadasi zavarban szenved6 betegeknél. A MACI nem
alkalmazhato olyan betegeknél sem, akiknek a combcsontjaban Iévé novekedési lemezek még nem
kapcsolédtak osszeteljesen. A ndvekedési lemezek akkor kapcsolédnak 6ssze (vagy keményednek

meg), amikor a/gyermek csontvaza teljesen kifejlédik és a csontjai mar nem nének tovabb.

Miért engedélyezték a MACI forgalomba hozatalat?

Az Ugynokséghez tartoz6 emberi felhasznalasra szant gydgyszerek bizottsdga (CHMP) megallapitasa
szerint a fOvizsgalat igazolta, hogy a MACI a mikrofraktira m(itétnél hatékonyabb a térdporc
defektusaival rendelkez6 betegek kezelésében. A MACI-val kezelt betegeknél kevesebb mellékhatas is
jelentkezett, mint a mikrofrakturaval kezelt betegeknél.

A MACI-t a fejlett terapiakra vonatkozé Eurdpai Unids jogszabalyoknak valé megfelelés szempontjabdl
is értékelték, amelyek az Eurdpai Unié tagallamaiban alkalmazott 6sszes fejlett terdpia esetén elGirjak
az EMA altali értékelést ahhoz, hogy kiadhat6 legyen az Eurépai Uniéban érvényes forgalomba hozatali
engedély. A bizottsag megallapitotta, hogy a MACI-hoz hasonlé kezelések mar elfogadottak a klinikai
gyakorlatban, valamint, hogy a févizsgalat eredményei 6sszhangban voltak a szakirodalmi adatokkal.
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A CHMP ezért megallapitotta, hogy a MACI alkalmazasanak elényei meghaladjak a kockazatokat, ezért
javasolta annak engedélyezését az Eurdpai Unidban val6 alkalmazasra.

A MACI fejlett terapias készitmény és el0szor a fejlett terapiakkal foglalkozo bizottsag (CAT) értékelte.
A CHMP ajanlasa a CAT eredeti értékelésén alapul.

Milyen intézkedéseket hoztak a MACI biztonsagos és hatékony
alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A MACI lehet6 legbiztonsagosabb alkalmazasanak biztositasa céljabol kockazatkezelési tervet dolgoztak
ki. A terv alapjan a MACI alkalmazasi el6irdsdban és betegtajékoztatdban a biztonsagi informaciokat,
tobbek kozo6tt az egészségligyi szakemberek és a betegek altal kovetendd megfelel6 dvintézkedéseket
tintettek fel.

Emellett a MACI-val torténd kezelésekben részt vevd sebészek és egészségiigyi szakemberek oktatasi
anyagokat fognak kapni, amelyek részletes Gtmutatot tartalmaznak a MACI alkalmazasanak maodjarol,
valamint informacidkkal szolgalnak a készitmény kockazatairdl és arrél, hogy a,MACI-val kezelt
betegek utankdvetése sziikséges.

A MACI-val kapcsolatos egyéb informacio:

2013. junius 27-én az Eurdpai Bizottsag a MACI-ra vonatkozéan kiadta az Eurépai Uni6 egész
teriletére érvényes forgalomba hozatali engedélyt.

A MACI-ra vonatkozo teljes EPAR az Ugynokség weboldalén talalhato: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports. Amennyiben a MACI-val torténd
kezeléssel kapcsolatban bévebb informacidra van szliksége, olvassa el a (szintén az EPAR részét
képezs) betegtajékoztatot, illetve forduljon orvosahoz vagy gyogyszerészéhez!

Az 6sszefoglald legutébbi frissitésének datuma: 2013. jdnius.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/002522/human_med_001660.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
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