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Libmeldy (popolazzjoni arrikkita fi¢-celloli CD34+ awtologi
li fiha ¢-celloli staminali u progenituri ematopojetici
trasdotti ex vivo permezz ta’ vettur lentivirali li jikkodifika
I-gene arylsulfatase A uman)

Harsa generali lejn Libmeldy u ghalfejn huwa awtorizzat fl-UE

X’inhu Libmeldy u ghal xiex jintuza?

Libmeldy huwa medicina uzata biex tikkura tfal li jpatu minn leucodystrophia metachromatica (DLM).
DLM hija disturb rari li jintiret fejn ikun hemmm bidla (mutazzjoni) f'gene mehtiega biex issir enzima
msejha arylsulfatase A (ARSA), li tkisser is-sustanzi msejha sulfatidi. B'rizultat ta’ dan, is-sulfatidi
jakkumulaw u jaghmlu hsara lis-sistema nervuza u organi ohra, li jikkawzaw sintomi bhal diffikultajiet
fil-mixi, deterjorament mentali gradwali u mewt eventwali.

Libmeldy jintuza fit-tfal b’'DLM li ghandhom mutazzjonijiet fil-gene ARSA. Jinghata lil

e dawk bil-forma infantili tardiva jew bil-forma govanili bikrija tal-marda li jkunu ghadhom ma
zviluppaw l-ebda sintomu;

e dawk b’DLM govanili bikrija li ghandhom sintomi inizjali izda li xorta jistghu jimxu b’mod
indipendenti u ghadhom ma zviluppawx deterjorament mentali.

Libmeldy huwa tip ta’ medic¢ina ta’ terapija avvanzata msejha ‘terapija tal-geni’. Din it-tip ta’ medicina
tahdem billi twassal il-geni fil-gisem. Is-sustanza attiva f'Libmeldy hija celloli staminali, (celloli CD34
+), derivati mill-mudullun jew demm tal-pazjent stess, li gew modifikati sabiex ikollhom kopja tal-gene
biex jaghmlu ARSA u jistghu jingasmu biex jipproducu tipi ohrajn ta’ celloli tad-demm.

DLM hija rari, u Libmeldy gie denominat bhala ‘medicina orfni’ (medic¢ina li tintuza f'mard rari) fit-
13 ta’ April 2007. Aktar informazzjoni dwar id-denominazzjoni orfni tinstab hawn:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu307446.

Kif jintuza Libmeldy?
Libmeldy jista’ jinkiseb biss b'ricetta ta’ tabib u I-kura ghandha tinghata biss f'¢entru specjalizzat fit-
trapjanti.

Biex jithejja Libmeldy, kampjun li fih i¢-¢elloli staminali jingabar jew mill-mudullun jew mid-demm tal-
pazjent. Dawn jigu modifikati sabiex jaghmlu Libmeldy billi tigi inkluza kopja tal-gene biex isir ARSA.
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Libmeldy jista’ jinghata biss lill-pazjent li ¢-Celloli tieghu ntuzaw sabiex issir il-medic¢ina. Huwa
trattament singolu, jinghata bhala infuzjoni (dripp) go vina u d-doza rakkomandata tiddependi mill-piz
tal-gisem tal-pazjent. Ftit jiem gabel il-kura medicina ohra, il-busulfan, tinghata bhala ‘I hekk imsejha
kura ta’ kondizzjonament, biex jitnehhew i¢-celloli tal-mudullun ezistenti sabiex ikunu jistghu jigu
sostitwiti bi¢-¢elloli modifikati f'Libmeldy. ll-pazjenti jinghataw ukoll medicini ohrajn gabel il-kura
sabiex jitnaqqgas ir-riskju ta’ reazzjonijiet.

Ghal aktar informazzjoni dwar I-uzu ta’ Libmeldy, ara I-fuljett ta’ taghrif jew ikkuntattja lit-tabib jew
lill-ispizjar tieghek.

Kif jahdem Libmeldy?

Sabiex isir Libmeldy, i¢-celloli CD34+ (¢elloli li jistghu jipproducu ¢-c¢elloli bojod tad-demm) jigu estratti
mid-demm jew mill-mudullun. Gene li jippermettilhom jipproduéu I-ARSA jiddahhal fi¢-¢elloli CD34+ bl-
uzu ta’ tip ta’ virus li jissejjah lentivirus, li gie mibdul genetikament sabiex ikun jista’ jgorr il-gene
ARSA fic-celloli u ma jikkawzax mard virali fil-bnedmin.

Ladarba jinghata lura lill-pazjent gol-vina, Libmeldy jigi ttrasportat fic-cCirkolazzjoni tad-demm ghal
mudullun fejn i¢-¢elloli CD34+ jibdew jikbru u jaghmlu celloli tad-demm bojod normali li jistghu
jipproducu ARSA li tahdem. Dawn i¢-celloli bojod tad-demm jinfirxu mal-gisem u jipproducu ARSA, biex
b’hekk jghinu fit-tkissir tas-sulfatidi fi¢c-celloli tal-madwar, u b’hekk jikkontrollaw is-sintomi tal-marda.
L-effetti huma mistennijali jiehdu fit-tul.

X’inhuma I-benefic¢ji ta’ Libmeldy li hargu mill-istudji?

II-benefi¢¢ji ta’ Libmeldy fil-kura ta’ DLM ntwerew fi studju ewlieni li involva 20 tifel u tifla b’DLM
infantili tardiva jew b’DLM govanili bikrija. L-attivita ta’ ARSA zdiedet fit-tfal kollha ghal livelli oghla
minn jew fi hdan il-medda ghal tfal b’sahhithom fi zmien 3 xhur mill-kura. Wara sentejn, il-puntegg
generali tal-Mizura Grossa ta’ Funzjoni bil-Mutur Motor Gross (Gross Motor Function Measure score)
(valur bejn 0 u 100 li jkejjel il-kapacita ta’ tifel/tifla li jkun ged jizviluppa li jaghmel movimenti normali
bhal jimxi fuq zaqqu, jogghod bilwieqgfa u jimxi) kien 72.5 fil-grupp b’DLM infantili tardiva, meta
mgabbel ma’ 7.4 f'rekords ta’ tfal simili li ma gewx ikkurati. B’'mod simili, fit-tfal b’DLM govanili bikrija,
il-puntegg medju sentejn wara I-kura b’Libmeldy kien ta’ 76.5, filwaqt li f'kazijiet pre¢edenti li ma gewx
ikkurati kien ta’ 36.3. Il-benefi¢cju kien I-akbar fi tfal li kienu ghadhom ma zviluppawx sintomi u deher
li ntilef fdawk li ma setghux jimxu iktar indipendentement jew li zviluppaw deterjorament mentali.

Kien hemm evidenza ta’ benefi¢¢ju kontinwu fug is-segwitu sa 8 snin.
X’inhuma r-riskji assoc¢jati ma’ Libmeldy?

L-effett sekondarju I-aktar komuni b’Libmeldy (li jista’ jaffettwa aktar minn 1 minn kull 10) huwa I-
izvilupp ta’ antikorpi ghal ARSA, ghalkemm dan ma jidhirx li jaffettwa kemm jahdem sew Libmeldy.
B’rizultat tal-kura ta’ kondizzjonament b’busulfan, ghadd baxx ta’ ¢elloli bojod, xi drabi bid-deni (sinjal
ta’ infezzjoni), acidozi metabolika (zbilanc fil-livelli tal-acidu tal-gisem), stomatite (inflammazzjoni tal-
halq), remettar, epatomegalija (fwied imkabbar), mard tal-fwied veno-okkluziv (meta I-arterji tad-
demm fil-fwied jigu mblukkati) u I-insuffi¢jenza tal-ovarji fil-bniet huma wkoll komuni hafna.

Ghal-lista shiha tal-effetti sekondarji ta’ Libmeldy, ara I-fuljett ta’ taghrif.

Libmeldy m’ghandux jintuza f'pazjenti li kellhom terapija tal-geni precedenti li tinvolvi celloli staminali
tad-demm, jew f'dawk li ma jistghux jinghataw il-medic¢ini mehtieda biex jippreparawhom biex
jipproducu jew jircievu Libmeldy. Ghal-lista shiha ta’ restrizzjonijiet, ara I-fuljett ta’ taghrif.
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Ghaliex Libmeldy gie awtorizzat fl-UE?

Il-benefi¢éji ta’ Libmeldy f'pazjenti b’DLM li kienu ghadhom ma zviluppawx sintomi kienu ¢ari, u matul
il-perjodu tal-istudju il-pazjenti zammew progress simili ghal suggetti b’sahhithom. Il-benefic¢ju kien
ingas evidenti u aktar varjabbli fdawk li diga ghandhom DLM govanili bikrija li diga ghandhom sintomi,
ghalhekk I-uzu f’dan il-grupp kien limitat ghal dawk li xorta jistghu jimxu u ma zviluppawx tnaqgqis fil-
funzjoni mentali.

Ghalkemm il-benefi¢¢ju b’Libmeldy dam diversi snin, mhuwiex ¢ar jekk huwiex sejjer jippersisti tul il-
hajja, u hemm bzonn ta’ segwitu estiz. Minhabba li DLM hija marda rari, l-istudji huma necessarjament
zghar u l-ammont ta’ data disponibbli dwar I-effetti sekondarji huwa limitat, u ser ikun jehtieg ukoll
segwitu fit-tul; madankolu, I-effetti sekondarji li dehru sal-lum kienu konformi ma’ dawk mistennija
ghal din it-tip ta’ kura. Minhabba s-serjeta tal-kundizzjoni u n-nuqqgas ta’ kuri ezistenti, I-Agenzija
Ewropea ghall-Medicini ddecidiet li I-beneficcji ta’ Libmeldy huma akbar mir-riskji tieghu u jista’ jkun
awtorizzat ghall-uzu fl-UE.

X'mizuri qeghdin jittiehdu biex jigi zgurat I-uzu sigur u effettiv ta’
Libmeldy?

Il-kumpanija li tgieghed Libmeldy fis-suq sejra twettaq studju fit-tul biex tipprovdi aktar informazzjoni
dwar il-benefi¢cji u s-sigurta tal-medicina, u ser tiehu passi biex tizgura li I-pazjenti li jikkwalifikaw
ghall-kura jista’ jkollhom il-medic¢ina prodotta malajr kemm jista’ jkun sabiex ikunu jistghu jigu kkurati
kemm jista’ jkun kmieni, gabel ma s-sintomi jibdew jew jipprogressaw. Barra minn hekk, il-kumpanija
se tipprovdi materjali edukattivi ghall-professjonisti tal-kura tas-sahha u ghall-pazjenti jew ghal dawk li
jiehdu hsiebhom dwar kif Libmeldy ghandu jintuza u jigi mmonitorjat, u kard ta’ twissija tal-pazjent
dwar il-kura taghhom ghall-pazjenti biex juru meta jir¢ievu I-kura tas-sahha.

Fis-sommarju tal-karatteristici tal-prodott u fil-fuljett ta’ taghrif gew inkluzi wkoll ir-
rakkomandazzjonijiet u I-prekawzjonijiet li ghandhom ikunu segwiti mill-professjonisti fil-qasam tal-
kura tas-sahha u mill-pazjenti ghall-uzu sigur u effettiv ta’ Libmeldy.

Bhal fil-kaz tal-medicini kollha, id-data dwar |-uzu ta’ Libmeldy hija ssorveljata kontinwament. L-effetti
sekondarji rrappurtati b’Libmeldy huma evalwati bir-reqqa u kull azzjoni mehtiega hi mehuda biex
tipprotedgi lill-pazjenti.

Informazzjoni ohra dwar Libmeldy

Aktar informazzjoni dwar Libmeldy tinstab fis-sit web tal-Agenzija:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/libmeldy.
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