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Upstaza (eladokageéna eksuparvoveks)
Upstaza parskats un kapéc tas ir registrétas ES

Kas ir Upstaza un kapeéc tas lieto?

Upstaza ir génu terapijas zales, ko lieto pieaugusajiem un bérniem no 18 ménesu vecuma ar smagu
aromatisku L-aminoskabes dekarboksilazes (AADK) deficitu ar genétiski apstiprinatu diagnozi.

AADK deficits ir iedzimta slimiba, kas ietekmé nervu sistému, izraisot tadus simptomus ka attistibas
kavéjumi, vajs muskuju tonuss un nespé&ja kontrolét locek|u kustibas.

AADK deficits ir “reta” slimiba, un 2016. gada 18. novembri Upstaza tika pieskirts reti sastopamu
slimibu arstéSanai paredzétu zaju statuss. Sikaka informacija par retu slimibu arstésanai paredzéto
zalu statusa pieskirSanu ir atrodama: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3161786.

Upstaza ir uzlabotas terapijas zalu veids, ko sauc par ,génu terapijas zalém”. Tas ir zalu veids, kas
darbojas, piegadajot organismam génus.

Upstaza satur eladokagéna eksuparvoveku — AADK géna funkcionalo versiju modificéta virusa
(adenoasociéts virusa vektors). Sajas zal&s lietotais viruss neizraisa cilvéku saslimsanu.

Ka lieto Upstaza?

Upstaza var iegadaties tikai pret recepti, un tas jaievada ar anestéziju operaciju zalé arstam, kuram ir
pieredze smadzenu kirurgija. Tas ievada inflzijas veida smadzenés. Péc inflizijas pacientam veic galvas
smadzenu skenédanu. Arsts uzraudzis atveselo$anos un parbaudis, vai nav radu$as kadas
blakusparadibas péc operacijas un arstésanas.

Papildu informaciju par Upstaza lietosanu skatit zalu lietoSanas instrukcija vai jautat arstam vai
farmaceitam.

Ka Upstaza darbojas?

AADK deficitu izraisa mutacijas géna, kas razo AADK enzimu. Sis enzims ir nepiecie$ams dopamina jeb
neirotransmitera radiSanai, kas ir svarigs kustibu kontroléSanai. Pacientiem ar AADK deficitu nav
atbilstosi funkciongéjosa enzima versijas, ka rezultata smadzenés ir |oti mazs dopamina vai tas vispar
netiek producéts. Zales sastav no virusa, kas satur AADK géna darba versiju. Paredzams, ka, ievadot
to pacientam, viruss parnesis AADK génu uz nervu Stinam, laujot tam razot trikstoSo enzimu. Tas,
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savukart, lauj sinam razot dopaminu, kas ir vajadzigs pienacigai darbibai, tadéjadi mazinot slimibas
simptomus.

Kadi Upstaza ieguvumi atklati petijumos?

Upstaza ieguvumi tika pieraditi trijos pamatpétijumos, iesaistot 28 bérnus vecuma no 1,5 lidz

8,5 gadiem ar smagu AADK deficitu, kas tika apstiprinats ar genétisku testu. Galvenie efektivitates
raditaji bija galvas parbaude un spéja sedet bez palidzibas. Petijumi liecinaja, ka aptuveni 70 % (14 no
20) pacientu var€ja kontrolét galvas kustibas un aptuveni 65 % (12 no 20) pacientu var€ja sédét bez
palidzibas divus gadus péc arstésSanas. Zinatniskas literatiras dati liecinaja, ka pacienti ar smagu AADK
deficitu, kuri nebija sanémusi nekadu arstésanu, nevaréja sasniegt Sos attistibas atskaites punktus.

Kads risks pastav, lietojot Upstaza?

Visbiezak novérotas Upstaza blakusparadibas (vairak neka 1 cilvékam no 10) ir diskinézija
(nekontrol€jamas kustibas).

Pilnu visu zinoto blakusparadibu un ierobezojumu sarakstu, lietojot Upstaza, skatit zalu lietoSanas
instrukcija.

Kapéc Upstaza ir registretas ES?

Tris pamatpétijumos tika pieradits, ka Upstaza efektivi uzlabo sp€ju kontrolét galvas kustibas un seédét
pacientiem ar AADK deficitu. Ta ka AADK deficits ir |oti reta slimiba, pétijums bija neliels, bet pieejamie
istermina dati liecindja, ka Upstaza varétu bt efektivas svarigu atskaites punktu sasniegSana bérnu
attistiba. Lai gan dati par Upstaza droSumu ir ierobeZzoti, Iidz Sim novérotas blakusparadibas tiek
uzskatitas par kontrol&jamam. Eiropas Zalu agentlra noléma, ka ieguvums, lietojot Upstaza, parsniedz
$o zalu radito risku un zales var redistrét lietoSanai ES, ka ari pieaugusajiem ar AADK deficitu, nemot
Vvéra slimibas nopietnibu un pasreiz pieejamo arstéSanas lidzekju trikumu.

Upstaza ir registrétas ,iznémuma karta”. Tas nozimé&, ka sakara ar to, ka indikacija ir sastopama tik
reti, nav bijis iesp&jams iegit pilnigu informaciju par Sim zalém. Eiropas Zalu agentira katru gadu
parbaudis visu jauniegito informaciju un vajadzibas gadijuma atjauninas So kopsavilkumu.

Kada informacija par Upstaza vel ir sagaidama?

Ta ka Upstaza ir redistrétas iznémuma karta, uznémums, kas piedava tirgl Upstaza, sniegs papildu
datus no paslaik notiekosiem pétijumiem un veiks jaunu pétijumu, lai plasak raksturotu Upstaza
ilgtermina droSumu un efektivitati.

Kas tiek darits, lai garantétu drosu un efektivu Upstaza lietosanu?

Uznémumam, kas piedava tirgl Upstaza, janodrosina, ka slimnicam, kuras tiek lietotas Upstaza, ir
specialisti ar atbilstosSu pieredzi, aprikojumu un apmacibu.

Uznémumam janodrosina veselibas apripes specialistiem un pacientiem izglitojosi materiali par
kirurgisko procediiru un iesp&jamam blakusparadibam.

Uznémumam ir ari jasniedz papildu dati, lai papildus apliecinatu, ka Upstaza tiek konsekventi razotas,
ievérojot vienadus kvalitates standartus.
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Zalu apraksta un lietoSanas instrukcija tika ietverti ari ieteikumi un piesardzibas pasakumi, kas
jaievéro veselibas apriipes specialistiem un pacientiem, lai garantétu drosu un efektivu Upstaza
lietoSanu.

Tapat ka par visam zalém, dati par Upstaza lietoSanu tiek pastavigi uzraudziti. Zinotas ar Upstaza
lietoSanu saistitas iespéjamas blakusparadibas tiek ripigi izvértétas, un tiek veikti visi pacientu
aizsardzibai nepiecieSamie pasakumi.

Cita informacija par Upstaza

Sikaka informacija par Upstaza ir atrodama adentiras timekla vietné:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/upstaza.
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