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Upstaza (eladokagén-expaparvovek)
Az Upstaza-ra vonatkozé attekintés és az EU-ban valo engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusd gydgyszer az Upstaza és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté6?

Az Upstaza egy génterapias gyogyszer, amelyet felnéttek és 18 honapos vagy idésebb gyermekek
esetében alkalmaznak sulyos aromas L-aminosav-dekarboxildz (AADC) hianyban szenvedd betegeknél,
genetikailag igazolt diagndzis mellett.

Az AADC-hiany egy 6rokletes betegség, amely az idegrendszert érinti, és olyan tlinetekhez vezet, mint
a fejl6dés visszamaradasa, gyenge izomtonus és a végtagok mozgasanak kontrollalasara vald
képtelenség.

Mivel az AADC-hiany ,ritkanak” minGstl, ezért az Upstaza-t 2016. november 18-an ,ritka betegség
elleni gydgyszerré” mindsitették. Tovabbi informacid a ritka betegség elleni (orphan) statusszal
rendelkez6 gyogyszerekrdl itt taldlhatd: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3161786.

Az Upstaza a fejlett terdpids gydgyszerek egy tipusa, amelyet ,génterapias gyogyszernek” neveznek.
Ez a gydgyszertipus azaltal fejti ki hatasat, hogy géneket juttat a szervezetbe.

Az Upstaza a médositott virusban taladlhaté AADC gén funkcionalis valtozatat (adeno-asszocialt
virusvektor), eladokagén-exparvoveket tartalmaz. A gydgyszerben alkalmazott virusrél nem ismert,
hogy emberi betegséget okozna.

Hogyan kell alkalmazni a Upstaza-t?

Az Upstaza csak receptre kaphato, és érzéstelenités mellett, m(it6ben kell beadni az agymlitétek terén
tapasztalattal rendelkez6 orvos altal. A gyogyszert az agyba adott infUzidban alkalmazzak. Az infuzid
beadasat kovetben a betegnél agyi képalkotd vizsgalatot végeznek. Az orvos figyelemmel fogja kisérni
a felépulést, és ellendrizni fogja a m(itét és a kezelés mellékhatasait.

Az Upstaza alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatot, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gyogyszerészét.
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Hogyan fejti ki hatasat az Upstaza?

Az AADC-hidnyt az AADC enzimet termeld gén mutacioi okozzak. Ez az enzim a dopamin, egy, a
mozgas szabalyozasaban fontos neurotranszmitter eldallitasahoz sziikséges. Az AADC-hianyban
szenvedl betegeknél az enzim nem mikodik megfeleléen, ami nagyon kevés dopamintermelést vagy a
dopamintermelés teljes hidnyat eredményezi az agyban. A gydégyszer egy olyan virusbdl all, amely az
AADC gén miikodd valtozatat tartalmazza. A betegnek beadva a virus varhatdéan az AADC gént
bejuttatja az idegsejtekbe, ami lehetové teszi szamukra a hidanyzé enzim termelédését. Ez varhatdan
alkalmassa teszi a sejteket arra, hogy olyan dopamint termeljenek, amelyre szlikséglik van a
megfelelé mikodéshez, ezaltal javitva az allapot tlneteit.

Milyen elonyei voltak az Upstaza alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Az Upstaza el6nyeit harom f6 vizsgalatban igazoltak, amelyekben 28, 1,5 és 8,5 év kozotti, genetikai
teszttel megerdsitett, stilyos AADC-hianyban szenved6 gyermek vett részt. A hatasossag f6

mérdszama a fejkontroll és a segitség nélkdli tilés képessége volt. A vizsgalatok szerint a betegek
korllbelll 70%-a (20-bdl 14) volt képes kontrollalni a fejmozgast, és korilbellil 65%-uk (20-bdl 12)
tudott segitség nélkil Glni a kezelés utan két évvel. A tudomanyos szakirodalombdl szarmazo6 adatok
szerint a sulyos AADC-hianyban szenvedoé olyan betegek, akik nem részesliltek kezelésben, nem tudtak
elérni ezeket a fejlédési mérfoldkdveket.

Milyen kockazatokkal jar az Upstaza alkalmazasa?

Az Upstaza leggyakoribb mellékhatasa (10 beteg k6zlil tobb mint 1-nél jelentkezhet) a diszkinézia
(kontrollalatlan mozgasok).

Az Upstaza alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatds, valamint a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatdban talalhato.

Miért engedélyezték az Upstaza forgalomba hozatalat az EU-ban?

Harom f6 vizsgalat igazolta, hogy az Upstaza hatékonyan javitja a fejmozgas kontrollalasara és az
Ulésre vald képességet AADC-hidnyban szenvedl betegeknél. Mivel az AADC-hidny egy nagyon ritka
betegség, a vizsgalatot kis betegcsoporton végezték, de a rendelkezésre allé rovid tavu adatok arra
utaltak, hogy az Upstaza hatékony lehet a fontos fejlédési mérfoldkovek elérésében gyermekeknél. Bar
az Upstaza biztonsagossagara vonatkozd adatok korlatozottak, az eddig tapasztalt mellékhatasokat
kezelhetOnek tartjak. Az Eurdpai Gyogyszeriigynokség megallapitotta, hogy az Upstaza
alkalmazasanak elényei meghaladjak a kockazatokat, ezért a gydgyszer alkalmazasa az EU-ban
engedélyezhet6 AADC-hianyban szenvedd felnétteknél is, tekintettel a betegség sllyosségara és a
medfeleld kezelések hianyara.

Az Upstaza forgalomba hozatalat ,kivételes kortilmények” kozott engedélyezték. Ez azt jelenti, hogy
mivel a javallat ilyen ritkan fordul el6, nem lehetett teljes kor(i informaciot gy(lijteni a gydgyszerrol. Az
Europai Gydgyszerliigynokség évente felllvizsgal minden Gjonnan hozzaférhet6 informaciot, és szikség
esetén aktualizalja ezt az attekintést.

Milyen informaciok varhatok még az Upstaza-val kapcsolatban?

Mivel az Upstaza forgalomba hozatalat kivételes kérilmények kozott engedélyezték, az Upstaza-t
forgalmazo vallalat tovabbi adatokat fog benyujtani a folyamatban Iévé vizsgalatokbdl, és (j
vizsgalatot fog végezni az Upstaza hosszu tavu biztonsdgossaganak és hatasossaganak tovabbi
jellemzése céljabdl.
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Milyen intézkedések vannak folyamatban az Upstaza biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

Az Upstaza-t forgalmazo vallalatnak gondoskodnia kell arrél, hogy az Upstaza-t alkalmazd kérhazak
megfeleld szakértelemmel, felszerelésekkel és képzéssel rendelkezzenek.

A mUtéti eljarasokkal és a lehetséges mellékhatadsokkal kapcsolatban a véllalatnak oktatéanyagokat
kell biztositania az egészségligyi szakemberek és a betegek szamara.

A vallalatnak tovabbi adatokat is be kell nydjtania annak tovabbi igazolasara, hogy az Upstaza-t
kovetkezetesen ugyanazon mindségi szabvanyok szerint allitjak eld.

Az Upstaza biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kévetend6 ajanlasok és dvintézkedések szintén feltiintetésre keriiltek az alkalmazasi
elGirdsban és a betegtajékoztatoban.

Az Upstaza alkalmazasaval kapcsolatban felmeril6 informacidkat — hasonléan minden mas

gydgyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. Az Upstaza alkalmazasaval 6sszefliggésben jelentett
feltételezett mellékhatdsokat alaposan kiértékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében

megteszik a sziikséges intézkedéseket.
Az Upstaza-val kapcsolatos egyéb informacio

Az Upstaza-ra vonatkozé tovabbi informacié az Eurdpai Gydgyszerligynokség weboldalan taldlhaté:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/upstaza.
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