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Skysona (autologas CD34+ Sinas, kas kode ABCD1 @w)
Skysona parskats un kapéc tas ir registrétas ES \@,

()
Kas ir Skysona un kapeéc tas lieto? &

Skysona ir zales, ko lieto, lai arstétu bérnus lIidz 18 gadu vecumam a %rebrélo
adrenoleikodistrofiju (CALD). CALD ir reta iedzimta slimiba, kad rodashi s (mutacija) ABCD1
géna. Mutacija nelauj veidoties fermentam ALDP (adrenoleikodistro % oteinam), kas organisma
noarda taukainas vielas, kuras déve par loti garas kédes tauks@ # FA). Ta rezultata VLCFA
uzkrajas un izraisa tada aizsargapvalka (mielina) iekaisumu I nasanu, kas izolé un uzlabo nervu

o

darbibu. CALD novéro gandriz tikai virieSiem.
Skysona tiek ievadita tad, kad nav pieejams asinsr Q\es snu transplantacijai paredzéts donors
(procedira, kura no pacienta kaulu smadzenem izfir, as un aizstaj ar veselam kaulu smadzenu

stinam). Q
Skysona ir uzlabotas terapijas zalu veids@au par ,génu terapiju”. Tas ir zalu veids, kas darbojas,

piegadajot organismam génus. Skyso 1¥a viela ir izgatavota no cilmes Sinam (CD34+ Stnam),
- \ . 4 ~ L R . . ~ - ..
kas iegutas no pasa pacienta kaulu zeném vai asinim un ir parveidotas, lai saturétu géna kopiju
funkcionalas ALDP iegisanai, u ties, lai razotu citus asins Stnu veidus.
3

CALD ir “reta”, un 2007. g%. rilt Skysona tika pieskirts reti sastopamu slimibu arstésanai
paredzétu zalu statuss. Stkaka¥hformacija par retu slimibu arstésanai paredzéto zalu statusa

v

pieskirsanu ir atroda it: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-

designations/eu3

no pacienta kermena masas. DazZas dienas pirms arstésanas lieto citas zales, pieméram, busulfanu, ta
saukta sagatavojosa terapija, lai attiritu esosas kaulu smadzenu Slinas un aizstatu tas ar modificétajam
Skysona stnam.

Skysona var iegadaties tikai pret recepti, un arstéSanu specializéta centra drikst veikt tikai arsts ar
pieredzi asinsrades cilmes sSinu transplantacija un pacientu ar nervu sistémas traucéjumiem arstésana.
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Papildu informaciju par Skysona lietoSanu skatit zalu lietoSanas instrukcija vai jautat arstam vai
farmaceitam.

Ka Skysona darbojas?

Lai pagatavotu Skysona, no asinim vai kaulu smadzeném ekstrahé CD34+ Siinas (Slnas, kas var razot
baltas asins Sitinas). Génu, kas viniem lauj razot ALDP, iekJauj CD34+ Siinas, izmantojot virusa tipu, ko
sauc par lentivirusu un kas ir genétiski parveidots, lai ALDP génu parnestu uz sinam, neizraisot
cilvékiem virusu slimibu.

Péc ievadisanas atpakal pacienta véna, Skysona asinsrité nonak lidz kaulu smadzeném, kur CD34+
$anas sak augt un veidot normalas baltas asins $inas, kas var razot ALDP. Sis baltas asins §fin
izplatas visa organisma un producé ALDP, kas palidz noardit taukainas vielas apkartéjas sffas

kontrolét slimibas simptomus. Sagaidams, ka iedarbiba bds ilgstosa. / \

Kadi Skysona ieguvumi atklati petijumos?
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gadiem ar agrinu CALD.

Skysona ieguvumus CALD arstésana pieradija pamatpétijuma, iesaistot 3% cuma no 4 lidz 14

Péc diviem gadiem 90 % arstéto zénu nenovéroja nekadas butisku

pieméram, runas spé&jas zudumu, spéjas uznemt baribu zudum '

urina nesaturésanu. To varéja salidzinat ar 29 % lidziga nea‘\
ru

jajumu pazimes,
no ratinkrésliem, aklumu vai
nu grupa atseviska pétijuma.

Turklat aptuveni 96 % zénu péc diviem gadiem bija stabils b neirologisko funkciju raditajs (vértiba,

ar ko méra augosa bérna spéju veikt normalas kustib méram, raposanu, stavésanu un

staigasanu). Bija pieradijumi, ka ieguvums turping urpmak lidz pat 8 gadiem.

Kads risks pastav, lietojot SkysonQ

Visbiezakas Skysona blakusparadibas rasties vairak neka 1 no 10 cilvékiem) ir pancitopénija
L 2

(mazs asins sianu skaits).

Pilnu visu zinoto blakusparadibus, \tu, lietojot Skysona, skatit zalu lietoSanas instrukcija.

Lietojot Skysona, janem v obezojumi kondicion&josai terapijai un mobilizacijas Iidzekliem. Pilnu
ierobezojumu sarakst%it zalu lietoSanas instrukcija.

Kapec Sky; o@
j \natpéﬁjuma rezultatiem, tika pieradits, ka Skysona stabilizé slimibu, novérsot
mu un nervu Sinu mielina iznicinaSanu pacientiem ar CALD divus gadus péc
arstésangs. Mai gan Skysona labvéliga ietekme ilga vairakus gadus, vél nav skaidrs, vai ta var
saglabati€s visu mizu, un ir nepiecieSama ilgstoSa novérosana. Ta ka CALD ir reta slimiba, pétijumi ir
nelieli un pieejamie dati par blakusparadibam ir ierobezoti, un tiem biis nepiecieSama arf ilgtermina
novérosana. Tomér lidz Sim novérotas blakusparadibas atbilda Sim arstésanas veidam sagaidamajam
blakusparadibam. Nemot véra slimibas nopietnibu un pasreiz pieejamo arstésanas lidzeklu trikumu,
Eiropas Zalu adgentlira noléma, ka ieguvums, lietojot Skysona, parsniedz So zalu radito risku un zales
var registrét lietosanai ES.

gistrétas ES?
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Kas tiek darits, lai garantétu drosu un efektivu Skysona lietosanu?

Uznémums, kas piedava tirgu Skysona, veiks un iesniegs divu ilgtermina pétijumu rezultatus, lai
sniegtu papildu informaciju par zalu ieguvumiem un droSumu. Turklat veselibas apripes specialistiem
un pacientiem vai vinu apripétajiem uznémums nodrosinas izglitojosus materialus par Skysona
lietoSanu un pacientu uzraudzibu. Pacienti sanems ari pacienta bridinajuma kartiti par arstéSanu, ko
uzradit, sanemot veselibas aprupi.

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

Tapat ka par visam zalém, dati par Skysona lietoSanu tiek pastavigi uzraudziti. Zinotas ar %@
i ]

lietoSanu saistitas blakusparadibas tiek ripigi izvértétas, un tiek veikti visi pacientu aizs
nepiecieSamie pasakumi. /

Cita informacija par Skysona \&Q

Sikaka informacija par Skysona ir atrodama adgentdras timekla vietné; 6
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/skysona J
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