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Skysona (autologinés CD34* Igstelés, koduojancios (b?)
ABCD1 geng) X
Skysona apzvalga ir kodél jis buvo registruotas Europos Sajur%k ES)

o

Kas yra Skysona ir kam jis vartojamas? K

Skysona - tai vaistas, kuriuo gydomi jaunesni nei 18 mety vaikai, sergahgys ankstyvaja smegeny
adrenoleukodistrofija (CALD). CALD yra reta paveldima liga, kai i (mutuoja) ABCD1 genas. Si
mutacija neleidzia gaminti fermento - adrenoleukodistrofijog - ALDP, kuris zmogaus
organizme skaido riebaly medziagas, vadinamas labai iIgoQ%Y inés riebaly rigstimis - VLCFA. Dél to
VLCFA kaupiasi ir sukelia uzdegima bei suardo apsaug&ni@e no) dangala, kuris izoliuoja ir pagerina
nervy funkcijg. CALD pasireiskia beveik tik vyrams.

Skysona skiriamas, kai néra donoro hematopoetim&@mieniniq lasteliy persodinimui (procedira, kai is$
paciento kauly Ciulpy pasalinamos Igstelés ir %oakeiéiamos sveikomis kauly Ciulpy Igstelémis).

@iinamasis ~geny terapijos vaistas®. Tai vaistai,

sona medziaga yra i$ paties paciento kauly Ciulpy arba
4+ |gstelés), kurios buvo modifikuotos taip, kad turéty geno
ty dalytis, kad gaminty_ kity, rasiy kraujo lasteles.

Skysona yra pazangiosios terapijos vai
pernesantys genus | organizma. Veiklj
kraujo iSskirtos kamieninés lgstelé

kopija funkciniam ALDP gami Q

CALD laikoma reta liga, t
ligoms gydyti skirty vai
rasite cia: https://w

Kaip vartoti@%sona?

Skyso skirti tik tiems pacientams, kuriy lastelés buvo naudojamos vaistui pagaminti.

Paci riama viena infuzija (vaistas leidziamas laselinés infuzijos bidu) | veng ir dozé priklauso
nuo patiento svorio. Likus kelioms dienoms iki gydymo esamoms kauly ciulpy lasteléms isnaikinti ir
pakeisti modifikuotomis Skysona lgstelémis, skiriamas kitas, vadinamasis kondicionavimo vaistas, pvz.,
busulfanas.

@07 m. balandzio 13 d. Skysona buvo priskirtas ,retujy vaisty" (retoms
tegorijai. Daugiau informacijos apie priskyrimg retiesiems vaistams
europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3121003

Skysona galima jsigyti tik pateikus recepta, o gydyma specializuotame gydymo centre atlieka
gydytojas, turintis hematopoetiniy kamieniniy lasteliy persodinimo ir nervy sistemos ligy gydymo
patirties.
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Daugiau informacijos apie Skysona vartojimag ieskokite pakuotés lapelyje arba kreipkités | gydytojg
arba vaistininka.

Kaip veikia Skysona?

Skysona pagaminti iS kraujo arba kauly ciulpy iSskiriamos CD34+ Igstelés (galinCios gaminti baltgsias
kraujo Igsteles). I CD34" Iasteles jterpiamas genas, leidziantis joms gaminti ALDP; tai daroma
naudojant virusg, vadinama_ lentivirusu, kuris yra genetiSkai modifikuotas, kad pernesty ALDP geng |
Igsteles, nesukeldamas Zzmonéms virusinés ligos.

lastelés, pagaminancios normaliy baltyjy lasteliu, kurios gali gaminti ALDP. Sios baltosios kr.
Igstelés iSplinta po organizma ir gamina ALDP, kuris padeda suskaidyti riebalines mediia%
aplinkinése lastelése ir kontroliuoti ligos simptomus. Tikimasi, kad Sio vaisto poveikis b%

Suleistas | paciento veng, Skysona su krauju nukeliauja | kauly Ciulpus, kur pradeda augti CD34?+

aikis.
Kokia Skysona nauda nustatyta tyrimy metu?

Skysona nauda gydant CALD jrodyta pagrindiniame tyrime, kuris atliktas s @JQ4 mety amziaus
berniuky su ankstyvaja CALD. {

prarastas gebejimas kalbéti arba maitintis, priklausomybé nuo nei juy vezimelio, aklumas arba
Slapimo nelaikymas. Kitame tyrime toks poveikis nustatytas»& . panasioje negydyty berniuky,
grupéje.

Po dvejy mety 90 proc. gydyty berniuky nenustatyta jokiy dideliy grvqeéeidimq pozymiy, tokiy kaip

(besivystancio vaiko gebé&jimo normaliai judéti, pv ti, stovéti ir vaikscioti, rodiklis). Irodyta, kad
vaisto nauda islieka iki 8 mety.

Kokia rizika susijusi su Skys%\(’ﬁo;umu?

I|nt|s pasireiksti daugiau kaip 1 Zzmogui i$ 10) yra
y kiekis).

Be to, po dvejy mety mazdaug 96 proc. berniuky nuég}@stabﬂus neurologinés funkcijos jvertis

Dazniausias Skysona Salutinis poveiki
pancitopenija (sumazéjes kraUJo

ISsamy, visy Skysona saIutl |kio reiskiniy sarasg galima rasti pakuotés lapelyje.
Taikant gydyma Skyson a at5|zvelgt| i kondicionavimo ir mobilizavimo medziagy naudojimui
taikomus apribojimu visy apribojimy sarasg rasite pakuoteés lapelyje.

Kodél Skysc@XuVO registruotas ES?

Remianti ndinio tyrimo rezultatais nustatyta, kad Skysona padeda stabilizuoti CALD ligg - dvejus
met ydymo jis neleidzia vystytis uzdegimui ir irti nerviniy lasteliy mielino dangalui. Nors
teigian¥as Skysona poveikis iSsilaiké keletg mety, dar neaisku, ar jis gali islikti visg gyvenima, todél
pacientg reikia toliau stebéti. Kadangi CALD yra reta liga, jos tyrimai nedideli, duomeny apie Salutinj
poveikj turima nedaug ir juos reikés stebéti ilgiau. Taciau lig Siol nustatyti Salutinio poveikio reiskiniai
atitiko tokiam gydymui tikéting Salutinj poveikj. Atsizvelgdama | tai, kad liga sunki, ir kad kol kas
triksta priemoniy jai gydyti, Europos vaisty agentiira nusprendé, kad Skysona nauda yra didesné uz jo
keliama rizika, ir rekomendavo leisti vartoti Sj vaistg ES.
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Kokios priemonés taikomos siekiant uztikrinti saugy ir veiksmingq Skysona
vartojima?

Skysona prekiaujanti bendroveé atliks ir pateiks dviejy ilgalaikiy tyrimy rezultatus, kad suteikty daugiau
informacijos apie vaisto naudg ir sauguma. Be to, bendrové sveikatos prieziliros specialistams ir
pacientams arba jy slaugytojams pateiks mokomajg medziagq apie tai, kaip vartoti Skysona ir kaip
stebéti pacientus. Pacientai taip pat gaus paciento jspejamajq kortele apie gydyma, kurig jie turées
parodyti kreipdamiesi sveikatos priezitiros paslaugu.

I preparato charakteristiky santrauka ir pakuotés lapelj jtrauktos saugaus ir veiksmingo Skysona
vartojimo rekomendacijos ir atsargumo priemonés, kuriy turi imtis sveikatos priezitiros speciali%ir
pacientai.

Kaip ir visy vaisty, Skysona vartojimo duomenys yra nuolatos stebimi. Skysona Salutini is yra
kruopsciai vertinamas ir imamasi visy reikiamy priemoniy pacientams apsaugoti.

\
Kita informacija apie Skysona Q®
<

Daugiau informacijos apie Skysona rasite Agentiros tinklalapyje adresu: K
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/skysona Q
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