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Libmeldy (autologa ar CD34+ sianam bagatinata frakcija,
kas satur ex vivo transducétas hematopoétiskas cilmes
sinas un priekstecu sinas ar lentivirusa vektoru, kas
kodé cilvéka arilsulfatazes A génu)

Libmeldy parskats un kapéc tas ir registrétas ES

Kas ir Libmeldy un kapéc tas lieto?

Libmeldy ir zales, ko lieto, lai arstétu bérnus ar metahromatisku leikodistrofiju (MLD): MLD ir reta
iedzimta slimiba, kad rodas izmainas (mutacija) géna, kas ir nepiecieSams enzima veidosSanai, kuru
déveé par arilsulfatazi A (ARSA), kas noarda vielas, kuras sauc par sulfatidiem. Ta rezultata sulfatidi
uzkrajas un boja nervu sistému un citus organus, izraisot tadus simptomus ka gratibas parvietoties,
pakapenisku garigas veselibas pasliktinaSanos un navi.

Libmeldy lieto bérniem ar MLD, kuriem ir mutacijas ARSA géna. Tas ir paredzétas:

e bérniem ar “vélinu infantilu” vai “agrinu juvenilu” slimibas formu, kuriem vél nav attistljusas
slimibas pazimes vai simptomi;

e bérniem ar “agrinu juvenilu” MLD, kuriem ir sakotné&jie simptomi, bet kuri vél var staigat pasSi un
kuriem vél nav pasliktinajusies gariga veseliba.

Libmeldy ir uzlabotas terapijas zalu veids, ko sauc par “génu terapijas zalém”. Tas ir zaJu veids, kas
darbojas, piegadajot organismam génus. Libmeldy aktiva viela ir cilmes Siinas (CD34+ Sinas), kas

iegutas no pasa pacienta kaulu smadzeném vai asinim, kuras parveidotas, lai saturétu géna kopiju

ARSA veido3anai, un var dalities, lai razotu citus asins $nu veidus.

MLD ir “reta” slimiba, un 2007. gada 13. aprili Libmeldy tika pieskirts reti sastopamu slimibu arstésanai
paredzétu zalu statuss. Sikaka informacija par retu slimibu arstéSanai paredzéto zalu statusa
pieskirSanu ir atrodama Seit:

ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu307446.

Ka lieto Libmeldy?

Libmeldy var iegadaties tikai pret recepti, un arstéSanu drikst veikt tikai specializéta transplantacijas
centra
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Lai sagatavotu Libmeldy, no pacienta kaulu smadzeném vai asinim ieglst paraugu, kas satur cilmes
slinas. Lai pagatavotu Libmeldy, tas tiek modificétas, ievietojot géna kopiju ARSA veido3anai.

Libmeldy var ievadit tikai pacientam, kura Sinas izmantotas zalu pagatavo3anai. Tas ir vienreiz
lietojams arstésanas lidzeklis, ko ievada véna ka inflziju (pilienu veida), un ieteicama deva ir atkariga
no pacienta kermena masas. Dazas dienas pirms arstésSanas lieto citas zales busulfanu ka sagatavojos$u
terapiju, lai attiritu esosas kaulu smadzenu Siinas un tas varétu aizvietot ar Libmeldy modificEtajam
sinam. Pacientiem pirms arstéSanas jalieto ari citas zales, lai mazinatu reakciju risku.

Papildu informaciju par Libmeldy lietoSanu skatit zalu lietoSanas instrukcija vai jautat arstam vai
farmaceitam.

Ka Libmeldy darbojas?

Lai pagatavotu Libmeldy, no asinim vai kaulu smadzeném ekstrahé CD34+ Siinas (SUnas, kas var raZot
baltas asins Stinas). Génu, kas padara tas spé&jigas sintezét ARSA, ievada CD34+ Slinas, izmantojot par
lentivirusu dévétu virusa tipu, kas ir genétiski izmainits ta, lai tas varétu parnest ARSA génu uz Stinam
un neizraisitu cilvékiem virusu saslimSanu.

Péc ievadiSanas atpakal pacienta véna, Libmeldy pa asinsriti nok|Tlst kaulu smadzenés, kur CD34+
Slinas sak augt un veidot normalas baltas asins $iinas, kas var razot ARSA. Sis baltas asins $inas
izplatas visa organisma un producé ARSA, palidzot noardit sulfatidus apkartéjas stinas un tadéjadi
kontrol€jot slimibas simptomus. Sagaidams, ka iedarbiba bis ilgstosa.

Kadi Libmeldy ieguvumi atklati petijumos?

Libmeldy ieguvumus MLD arstéSana pieradija pamatpétijuma, kura piedalijas 20 bérni ar “vélinu
infantilu” vai “agrini juvenilu” MLD. ARSA aktivitate visiem bérniem 3 ménesu laika péc arstésanas
palielindjas Iidz limenim, kas parsniedz vai ir robezas ka veseliem bérniem. P&c diviem gadiem kopé&jais
lielas motorikas funkcijas mérijuma raditajs (vertiba no 0 lidz 100, ar ko méra augos$a bérna sp€jas
veikt normalas kustibas, pieméram, raposanu, stavéSanu un staigasanu) grupa ar “vélinu infantilu”
MLD bija 72,5 salidzinajuma ar 7,4 lidzigu nearstétu bérnu redistros. Lidzigi bérniem ar “agrinu
juvenilo” MLD vid€&jais raditajs 2 gadus péc arstéSanas ar Libmeldy bija 76,5, savukart iepriek3
nearstétiem gadijumiem — 36,3. Vislielakais ieguvums bija tiem b&rniem, kuriem simptomi vél nebija
paradijusies, un, Skiet, ieguvuma nebija tiem bé&rniem, kuri vairs nespéja staigat patstavigi vai kuriem
bija pasliktinajusies gariga veseliba.

Tika ieguti pieradijumi par turpmaku uzlaboSanos pécparbaudés lidz pat 8 gadiem.
Kads risks pastayv, lietojot Libmeldy?

Visbiezaka Libmeldy blakusparadiba (kas var rasties vairak neka 1 cilvékam no 10) ir ARSA antivielu
veidoSanas, lai gan Skiet, ka tas neietekmé Libmeldy iedarbibu. PEc sagatavojosas terapijas ar
busulfanu loti izplatits ir ari samazinats balto asins Stnu skaits, dazreiz ar drudzi (infekcijas pazime),
metaboliska acidoze (organisma skabes limena lidzsvara zudums), stomatits (mutes dobuma
iekaisums), vems$ana, hepatomegalija (palielinatas aknas), venookluziva aknu slimiba (kad aknu
asinsvadi tiek blokéti, izraisot aknu bojajumus) un ar1 biezi olnicu mazspé&ja meiteném.

Pilnu visu zinoto blakusparadibu sarakstu, lietojot Libmeldy, skatit zalu lietoSanas instrukcija.
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Libmeldy nedrikst lietot pacientiem, kuriem iepriek3 veikta génu terapija ar asins cilmes Stinam, vai
pacientiem, kuriem nevar ievadit zales, kas nepiecieSamas vinu sagatavo3anai Libmeldy razoSanai vai
sanemsanai. Pilnu ierobeZojumu sarakstu skatit zalu lieto3anas instrukcija.

Kapeéc Libmeldy ir registrétas ES?

leguvums no Libmeldy pacientiem ar MLD, kuriem vél nebija paradijusies simptomi, bija acimredzams,
un pétijuma norises laika pacientiem saglabajas lidzigs progress ka veseliem pacientiem. leguvums
bija mazak izteikts un mainigaks pacientiem ar “agrinu juvenilu” MLD, kuriem jau bija simptomi, tapéc
zalu lietoSanu Saja grupa ierobeZoja tikai tiem pacientiem, kuri joprojam spé&ja staigat un kuriem vél
nebija pasliktinajusas garigas funkcijas.

Lai gan ieguvums no Libmeldy ilga vairakus gadus, vél nav skaidrs, vai tas turpinasies visas dzives
garuma un vai nebis nepiecieSama ilgsto$a novérosana. Ta ka MLD ir reta slimiba, veikto p&tijumu
apjoms neizbégami ir neliels un par blakusparadibam pieejamais datu apjoms ir ierobeZots, ka ari tiem
bls nepiecie3ama ilgsto3a izvértésana. Tomeér lidz 3im novérotas blakusparadibas atbilda 3im
arstésanas veidam sagaidamajam blakusparadibam. Nemot véra slimibas nopietnibu un pasreiz
pieejamo arstésanas lidzek|u trikumu, Eiropas Zalu agentira noléma, ka ieguvums, lietojot Libmeldy,
parsniedz 3o zalu radito risku un zales var registrét lieto3anai ES.

Kas tiek darits, lai garantetu drosu un efektivu Libmeldy lietoSanu?

Uznémums, kas piedava tirgt Libmeldy, veiks ilgtermina pé&tijumu, lai iegutu papildu informaciju par
zalu ieguvumiem un dro3umu, un veiks pasakumus, lai nodrosinatu, ka pacientiem, kuri atbilst
arstésanas kritérijiem, zales var atri razot, lai vinus varétu arstét péc iesp&jas atrak, pirms simptomi
paradas vai progresé. Turklat veselibas apripes specialistiem un pacientiem vai vinu aprupétajiem
uznémums nodrosinas izglitojoSus materialus par Libmeldy lieto3anu un uzraudzibu, ka ari izsniegs
pacienta bridinajuma karti par arstéSanu, kas pacientiem jauzrada, sanemot veselibas apripi.

Zalu apraksta un lietoSanas instrukcija tika ietverti ieteikumi un piesardzibas pasakumi, kas jaievéro
veselibas apripes specialistiem un pacientiem, lai garantétu droSu un efektivu Libmeldy lietoSanu.

Tapat ka par visam zalém, dati par Libmeldy lietoSanu tiek pastavigi uzraudziti. Zinotas ar Libmeldy
lietoSanu saistitas blakusparadibas tiek rlpigi izveértétas, un tiek veikti visi pacientu aizsardzibai
nepiecieSamie pasakumi.

Cita informacija par Libmeldy

Sikaka informacija par Libmeldy ir atrodama adentiras timek|a vietné:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/libmeldy.
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