EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/CHMP/249031/2016
EMEA/H/C/003854

EPAR kopsavilkums plasakai sabiedribai

Strimvelis
Autologa, ar CD34+ Sinam bagatinata Stnu frakcija, kas satur CD34+ Sinas,
transducétas ar retrovirusu vektoru, kurs kodé cilvEka ADA cDNS sekvenci.

Sis ir Eiropas Publiska novértéjuma zinojuma (EPAR) kopsavilkums par Strimvelis. Taja ir paskaidrots,
ka adgentira ir novértéjusi Sis zales, lai ieteiktu tas redistrét Eiropas Savieniba un sniegtu lietoSanas
nosacijumus. Tas nav paredzéts ka praktiski ieteikumi par Strimvelis lietoSanu.

Lai iegltu praktisku informaciju par Strimvelis lietoSanu, pacientiem jaizlasa zalu lieto3anas instrukcija
vai jasazinas ar arstu vai farmaceitu.

Kas ir Strimvelis un kapéc tas lieto?

Strimvelis ir zales, ko lieto pacientu arstéSanai ar smagu kombinétu imindeficitu sakara ar
adenozindeaminazes deficitu (ADA-SCID). ADA-SCID ir reta iedzimta slimiba, kad rodas izmainas
(mutacija) géna, kas ir nepiecieSams enzima veidosanai, ko dévé par adenozindeaminazi (ADA). Ta
rezultata pacientiem trikst ADA enzima. Ta ka ADA ir bitisks veselu limfocitu (balto asinskermenisu,
kas cinas ar infekcijam) uzturésanai, pacientu ar ADA-SCID iminsistéma nedarbojas pareizi un bez
efektivas arstésanas tie reti izdzivo ilgak par diviem gadiem.

Strimvelis tiek lietotas pacientiem ar ADA-SCID, kuriem nav attiecigi piemérota donora un kuriem lidz
ar to nav iespéjama arstésana ar kaulu smadzenu transplantaciju.

Strimvelis satur Stnas, kas iegdtas no pasa pacienta kaulu smadzeném. Dazas Slinas (ta dévétas
CD34+ siinas) ir genétiski modificétas, lai saturétu génu, kas iedarbojas uz ADA. Strimvelis ir
uzlabotas terapijas zalu tips, ko sauc par “génu terapijas zalém”. Sis za|u tips darbojas, piegadajot
organismam génus.

Ta ka pacientu skaits ar ADA-SCID ir mazs, slimibu uzskata par retu un 2005. gada 26. augusta
Strimvelis tika apstiprinatas ka zales retu slimibu arstésanai.
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Ka lieto Strimvelis?

Strimvelis var iegadaties tikai pret recepti, un arstésana javeic tikai un vienigi specializéta
transplantacijas centra arstam ar pieredzi ADA-SCID arstéSana un Sada tipa zalu lietoSana.

Lai sagatavotu Strimvelis, no pacienta kaulu smadzeném jaiegust divi paraugi, no kuriem vienu
izmanto Strimvelis sagatavosanai, bet otru saglaba ka rezervi gadijuma, ja Strimvelis nevar ievadit vai
tas neiedarbojas. Strimvelis var lietot tikai ta pasa pacienta arstésanai, kura kaulu smadzenes tika
izmantotas zalu pagatavosanai. Strimvelis tiek ievaditas inflizijas (pilienu) veida véna apméram

20 mindsu laika. Deva ir atkariga no pacienta svara.

Pacienti pirms Strimvelis ievadiSanas sanem sagatavosanas terapiju ar citam zalém — busulfanu, lai
atbrivotos no patologiskam kaulu smadzenu StGnam. Pacientiem pirms arstésanas ievada arl
antihistamina injekciju alerdisku reakciju riska mazinasanai.

Plasaka informacija pieejama zalu lietoSanas instrukcija.
Ka Strimvelis darbojas?

Lai pagatavotu Strimvelis, nem paraugu no pacienta kaulu smadzeném. P&c tam no kaulu smadzenu
sinam ekstrahé CD34+ Slnas (Slnas, kas var izstradat limfocitus). Génu, kas iedarbojas uz ADA,
ievada CD34+ slinas, izmantojot ta dévéto retrovirusa tipu, kas ir genétiski izmainits ta, lai tas varétu
parnest ADA génu uz Stinam un neizraisitu cilvékiem virusu saslimsanu.

Ievadot sagatavotas zales pacientam véna, Strimvelis tiek nogadatas asinsrité uz kaulu smadzeném,
kur CD34+ sinas sak augt un izstradat normalus limfocitus, kas var razot ADA. Sie limfociti uzlabo
pacienta spé&ju cinities ar infekciju un lidz ar to parvarét ar iminsistému saistitas slimibas simptomus.
Sagaidams, ka iedarbiba ilgst visu pacienta dzives laiku.

Kadas bija Strimvelis prieksrocibas Sajos pétijumos?

Strimvelis ieguvumus pieradija viena pamatpétijuma, iesaistot 12 pacientus vecuma no 6 ménesiem
Iidz apméram 6 gadiem ar ADA-SCID. P&tljuma iesaistitajiem pacientiem nebija atbilstosa kaulu
smadzenu donora un alternativa arstésana izradijas neefektiva vai nebija pieejama. Tris gadus péc
pétljumiem visi ar Strimvelis arstétie pacienti bija izdzivojusi. PEc arstéSanas samazinajas smagu
infekciju lTmenis, kas turpinaja samazinaties vél vismaz tris gadu garuma.

Kads risks pastav, lietojot Strimvelis?

Visbiezak novérotas Strimvelis blakusparadibas (var ietekmét lidz 1 pacientam no 10) ir pireksija
(drudzis). Nopietnas Strimvelis blakusparadibas var but saistitas ar autoimunitati (kad imunsistéma
uzbrik pasa organisma Stinam), pieméram, hemolitiska anémija (mazs sarkano asins Stinu skaits
sakara ar to parak straujo noardiSanos), aplastiska anémija (mazs asins Siinu skaits sakara ar kaulu
smadzenu bojajumiem), hepatits (aknu iekaisums), trombocitopénija (pazeminats trombocitu skaits)
un Gijéna-Baré sindroms (nervu bojajums, kas var izraisit sapes, nejutigumu, muskulu vajumu un
grutibas staigat).

Strimvelis nedrikst lietot pacienti ar leikémiju (balto asinskermenisu vézi) vai mielodisplaziju (kaulu
smadzenu darbibas traucéjumu veidu), vai kuriem $adas slimibas ir bijusas ieprieks. Tapat tas nedrikst
lietot pacienti, kuriem bija pozitivi cilvEka imundeficita virusa (HIV — viruss, kas izraisa AIDS) analizes
rezultati vai kada cita infekcija, vai pacientiem, kuri iepriekS sanémusi génu terapijas zales.

Pilns visu Strimvelis ierobezojumu un nevélamo blakusparadibu saraksts ir atrodams zalu lietoSanas
instrukcija.
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Kapec Strimvelis tika apstiprinatas?

CHMP noléma, ka pacientu ieguvums, lietojot Strimvelis, parsniedz So zalu radito risku, un ieteica
apstiprinat Sis zales lietosanai ES. Strimvelis nodrosina arstésanas iesp&ju, kas pacientiem ar ADA-
SCID, kas ir dzivibai bistams stavoklis, uzlabo imunsistémas darbibu. Pamatpétijuma rezultati
apliecinaja, ka Strimvelis ir efektivas ADA-SCID pacientu dzivildzes uzlabosana. Attieciba uz droSumu,
Strimvelis bija relativi labi panesamas, kaut ari dati sakara ar pétijuma iesaistito mazo pacientu skaitu
bija ierobeZoti. Ta ka Strimvelis tiek iegdtas, izmantojot retrovirusu, pastav potencials risks saslimt ar
VEzi, ko izraisa neparedzétas izmainas genétiskaja materiala, lai gan Iidz Sim $adi gadijumi vél nav
novéroti. Tapat pastav autoimiinas saslimsanas risks. Tacu Sadu gadijumu uzraudzibai, uzsakot zalu
lietoSanu, ir ieviesti pasakumi, izmantojot pacientu redistru progresa izpétei ilgtermina.

Kas tiek darits, lai nodrosinatu nekaitigu un efektivu Strimvelis lietoSanu?

Lai nodrosinatu iespéjami nekaitigu Strimvelis lietoSanu, ir izstradats riska parvaldibas plans.
Pamatojoties uz So planu, Strimvelis zalu apraksta ir ietverta droSuma informacija, ka ari lietoSanas
instrukcija, tostarp, attiecigi piesardzibas pasakumi, kas jaievéro veselibas apripes specialistiem un
pacientiem.

Turklat uznémums, kas razo Strimvelis, nodrosinas pacientiem un veselibas apriipes specialistiem
izglitojoSus materialus ar informaciju par zalém un pacientiem pirms terapijas uzsaksanas bis
japaraksta piekriSanas veidlapa. Tapat uznémums uzturés ar Strimvelis arstéto pacientu redistru un
regulari péc arstéSanas uzraudzis vinu progresu, lai pétitu zalu drosu lietosanu ilgtermina.

Cita informacija par Strimvelis

Pilns Strimvelis EPAR teksts ir atrodams Adentiiras timekla vietné: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports. Plasaka informacija par arstésanu ar
Strimvelis pieejama zalu lietoSanas instrukcija (kas ari ir EPAR dala) vai sazinoties ar arstu vai

farmaceitu.

Retu slimibu arstésanai paredzéto zalu komitejas atzinuma kopsavilkums par Strimvelis ir atrodams
agentiras timekla vietné: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/003854/human_med_001985.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/003854/human_med_001985.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
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