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Upstaza (eladokagenas eksuparvovekas)
Upstaza apzvalga ir kodél jis buvo registruotas Europos Sgjungoje (ES)

Kas yra Upstaza ir kam jis vartojamas?

Upstaza yra geny terapijos vaistas, skirtas 18 ménesiy ir vyresniy pacienty, kuriems genetiskai
patvirtinta sunkaus aromatinés L-aminoriigsties dekarboksilazés (angl. aromatic L-amino acid
decarboxylase, AADC) trukumo diagnozé, gydymui.

AADC trikumas yra paveldima liga, kuri pazeidzia nervy sistema ir sukelia tokius simptomus, kaip
vystymosi sulétéjimas, Zemas raumeny tonusas ir negaléjimas kontroliuoti galliniy judé&jimo.

AADC trikumas laikomas retu, todél 2016 m. lapkri¢io 18 d. Upstaza buvo priskirtas ,retyjy vaisty"
(retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai. Daugiau informacijos apie priskyrima retiesiems
vaistams rasite Cia: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3161786.

Upstaza yra pazangiosios terapijos vaistas, vadinamasis geny terapijos vaistas. Tai tokie vaistai, kurie
pernesa genus | organizma.

Upstaza sudétyje yra eladokageno eksuparvoveko - funkcinés AADC geno versijos, esancios
modifikuotame viruse (adenoasocijuoto viruso vektoriuje). Vaiste haudojamas adenoasocijuotas
virusas Zmonéms ligy nesukelia.

Kaip vartoti Upstaza?

Upstaza galima jsigyti tik pateikus recepta. Jj suleidzia neurochirurgas (galvos smegeny operacijy
specialistas) operacineje taikant nejautra. Pacientui atliekama infuzija | galvos smegenis. Po infuzijos
atliekamas galvos smegeny skenavimas. Gydytojas stebés paciento atsigavimga ir stebés, ar po
operacijos ir vaisto infuzijos jam nepasireiskia Salutinis poveikis.

Daugiau informacijos apie Upstaza vartojima ieskokite pakuotés lapelyje arba kreipkités | gydytojaq
arba vaistininka.

Kaip veikia Upstaza?

AADC triikuma sukelia AADC fermentg gaminandio geno mutacijos. Sio fermento reikia dopaminui,
neuromediatoriui, kuris padeda kontroliuoti judesius, gaminti. Pacienty, kuriems nustatytas AADC
trikumas, organizme néra tinkamai veikiancio fermento, todél galvos smegenyse dopamino
pagaminama labai mazai arba jo iSvis negaminama. Vaistg sudaro virusas, kuriame yra veikianti AADC
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geno kopija. Tikimasi, kad virusas pernes AADC gena | nervines lasteles ir taip jos galés pagaminti
trikstamo fermento. Tai savo ruoztu turéty leisti lasteléms pagaminti dopamino, kad jos galéty
tinkamai veikti, ir taip palengvinti Sios ligos simptomus.

Kokia Upstaza nauda nustatyta tyrimuose?

Upstaza nauda jrodyta atlikus tris pagrindinius tyrimus, kuriuose dalyvavo 28 vaikai nuo 1,5 iki

8,5 mety, kuriems atlikus genetinius tyrimus buvo nustatytas sunkus AADC trikumas. Pagrindiniai
veiksmingumo rodikliai buvo gebéjimas kontroliuoti galvos judesius ir savarankiskai sédéti. Tyrimai
parodé, kad mazdaug 70 proc. (14 iS 20) pacienty pajégé kontroliuoti galvos judesius, o mazdaug
65 proc. (12 i$ 20) pacienty po dvejy mety galéjo sédéti be pagalbos. IS mokslinéje literatliroje
pateikty duomeny matyti, kad pacientams, kuriems nustatytas sunkus AADC trikumas ir kuriems
nebuvo taikomas joks gydymas, Siy vystymosi etapy pasiekti nepavyko.

Kokia rizika susijusi su Upstaza vartojimu?

Dazniausias Upstaza Salutinis poveikis (galintis pasireiksti daugiau kaip 1 Zmogui is 10) yra diskinezija
(nekontroliuojami judesiai).

ISsamy visy Salutinio poveikio reiskiniy ir apribojimy vartojant Upstaza sarasq galima rasti pakuotés
lapelyje.

Kodél Upstaza buvo registruotas ES?

Atlikus tris pagrindinius tyrimus nustatyta, kad Upstaza padeda sustiprinti AADC trikuma turinciy,
pacienty gebéjima kontroliuoti galvos judesius ir sédéti. Kadangi AADC trikumas yra labai reta liga, Sis
tyrimas buvo nedidelis, bet i$ turimy per trumpa laikg surinkty duomeny buvo matyti, kad Upstaza gali
padéti pasiekti svarbius vystymosi tikslus vaikams. Nors duomeny apie Upstaza saugumag néra daug,
laikomasi nuomoneés, kad Siuo metu zinomus Salutinius reiSkinius galima kontroliuoti. Europos vaisty
agentira nusprendé, kad Upstaza nauda yra didesné uz jo keliama rizika, ir, atsizvelgiant i ligos
sunkuma ir | tai, kad kol kas néra vaisty nuo Sios ligos, jis gali biti registruotas vartoti ES, taip pat
suaugusiesiems, kuriems nustatytas AADC trikumas.

Upstaza registruotas iSimtinémis sglygomis. Tai reiskia, kad indikacija yra tokia reta, kad nebuvo
imanoma gauti visos informacijos apie $j vaistg. Europos vaisty agentiira kasmet perzitrés visg naujai
gautq informacijq ir, prireikus, atnaujins Sig santrauka.

Kokia informacija dar turi buti pateikta apie Upstaza?

Kadangi Upstaza registruotas iSimtinémis salygomis, juo prekiaujanti bendrové pateiks papildomus Siuo
metu dar neuzbaigty tyrimy duomenis ir atliks naujg tyrima, kad iSsamiau apibtdinty ilgalaikj Upstaza
sauguma ir veiksminguma.

Kokios priemonés taikomos siekiant uztikrinti saugy ir veiksmingq Upstaza
vartojima?

Upstaza prekiaujanti bendrové privalo uztikrinti, kad ligoninése, kuriose vartojamas Upstaza, dirbantys
darbuotojai turéty reikiamas Zinias, patalpas ir baty iSmokyti dirbti su Siuo vaistu.

Bendrové sveikatos prieziGros specialistams ir pacientams turi pateikti mokomajg medziagq apie
chirurgine procediirg ir galimg Salutinj poveikj.
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Bendrové taip pat turi pateikti papildomy duomeny, jrodanciy, kad Upstaza visuomet gaminamas
laikantis ty paciy kokybés standarty.

1 preparato charakteristiky santrauka ir pakuotes lapelj taip pat jtrauktos saugaus ir veiksmingo
Upstaza vartojimo rekomendacijos ir atsargumo priemonés, kuriy turi imtis sveikatos priezitros
specialistai ir pacientai.

Kaip ir visy vaisty, Upstaza vartojimo duomenys yra nuolatos stebimi. [tariamas Upstaza Salutinis
poveikis yra kruopsciai vertinamas ir imamasi visy reikiamy priemoniy pacientams apsaugoti.

Kita informacija apie Upstaza

Daugiau informacijos apie Upstaza rasite Agentidros tinklalapyje adresu:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/upstaza.
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