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Upstaza (eladocagene exuparvovec)
Harsa generali lejn Upstaza u ghaliex huwa awtorizzat fl-UE

X’inhu Upstaza u ghal xiex jintuza?

Upstaza huwa medicina ta’ terapija tal-geni li tintuza f'adulti u fi tfal li ghandhom 18-il xahar u akbar
b’defi¢jenza aromatika severa ta’ L-amino acid decarboxylase aromatiku (AADC) b’dijanjozi
kkonfermata genetikament.

Id-defi¢cjenza AADC hija marda ereditarja li taffettwa s-sistema nervuza u twassal ghal sintomi bhal
dewmien fl-izvilupp, ton dghajjef tal-muskoli u inabilita li jigi kkontrollat il-moviment tar-riglejn u tad-
dirghajn.

Id-defi¢jenza tal-AADC hija rari, u Upstaza gie denominat bhala “medicina orfni” (medicina li tintuza
f'mard rari) fit-18 ta’ Novembru 2016. Aktar informazzjoni dwar id-denominazzjoni orfni tinstab hawn:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3161786.

Upstaza huwa tip ta’ medicina terapewtika avvanzata msejha “prodott terapewtiku ta’ gene”. Din hija
tip ta’ medicina li tahdem billi tittrasferixxi geni fil-gisem.

Upstaza fih eladocagene exuparvovec, verzjoni funzjonali tal-gene AADC fi hdan virus modifikat (vettur
virali asso¢jat ma’ adeno). Il-virus uzat f'din il-medi¢ina mhux maghruf li jikkawza marda fil-bnedmin.

Kif jintuza Upstaza?

Upstaza jista’ jinkiseb biss b'ricetta ta’ tabib u ghandu jinghata f’kamra tal-operazzjonijiet taht il-loppju
minn tabib b’esperjenza fil-kirurgija tal-mohh. Jinghata permezz ta’ infuzjoni fil-mohh. Wara I-infuzjoni,
il-pazjent ikollu skenn tal-mohh. It-tabib se jimmonitorja I-irkupru u jiccekkja ghal kwalunkwe effett
sekondarju mill-kirurgija u I-kura.

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

Kif jahdem Upstaza?

Id-defi¢jenza tal-AADC hija kkawzata minn mutazzjonijiet fil-gene li tipproduci I-enzima AADC. Din I-
enzima hija mehtiega biex tipproduci d-dopamina, newrotrazmettitur li huwa importanti ghall-kontroll
tal-moviment. Pazjenti b'defi¢jenza AADC ma jkollhomx verzjoni li tahdem sew tal-enzima, u dan
jirrizulta fi ftit li xejn produzzjoni jew I-ebda produzzjoni ta’ dopamina fil-mohh. Il-medicina tikkonsisti
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minn virus li fih verzjoni li tahdem tal-gene AADC. Meta jinghata lill-pazjent, huwa mistenni li I-virus
igorr il-gene AADC fi¢-celloli tan-nervituri, biex b’hekk ikunu jistghu jipproduc¢u I-enzima niegsa. Dan
imbaghad huwa mistenni li jippermetti li¢c-celloli jipproduc¢u d-dopamina li jehtiegu biex jahdmu kif
suppost, u b’hekk itejbu s-sintomi tal-kundizzjoni.

X’'inhuma I-beneficcji ta’ Upstaza li hargu mill-istudji?

Il-benefi¢éji ta’ Upstaza ntwerew fi tliet studji ewlenin li kienu jinvolvu 28 tifel u tifla li kellhom bejn 1.5
u 8.5 snin b’defi¢cjenza severa tal-AADC ikkonfermata b’test genetiku. Il-kejl ewlieni tal-effikacja kien
il-kontroll tar-ras u I-kapacita li wiehed joqghod bilgieghda minghajr ghajnuna. L-istudji wrew li
madwar 70 % (14 minn 20) tal-pazjenti setghu jikkontrollaw il-moviment tar-ras u madwar 65 % (12
minn 20) tal-pazjenti setghu joqoghdu bilgieghda minghajr ghajnuna sentejn wara I-kura. Id-data mil-
letteratura xjentifika wriet li I-pazjenti b’defi¢cjenza severa tal-AADC li ma kienu rcevew |-ebda kura ma
setghux jilhqu dawn I-istadji importanti tal-izvilupp.

X’inhuma r-riskji assoc¢jati ma’ Upstaza?

L-effett sekondarju I-aktar komuni b’Upstaza (li jista’ jaffettwa aktar minn persuna 1 minn kull 10)
huwa diskinezja (movimenti inkontrollabbli).

Ghal-lista shiha tal-effetti sekondarji u r-restrizzjonijiet b’Upstaza, ara |-fuljett ta’ taghrif.

Ghaliex Upstaza gie awtorizzat fl-UE?

Tliet studji ewlenin urew li Upstaza huwa effettiv biex itejjeb I-abbilta li wiehed jikkontrolla I-moviment
tar-ras u biex jogghod bilgieghda f'pazjenti b’defi¢jenza tal-AADC. Minhabba li d-defi¢jenza tal-AADC
hija marda rari hafna, I-istudju kien zghir izda d-data disponibbli fug perjodu ta’ zmien qasir indikat li
Upstaza jista’ jkun effettiv biex jintlahqu stadji importanti tal-izvilupp fit-tfal. Ghalkemm id-data dwar
is-sigurta ta’ Upstaza hija limitata, |-effetti sekondarji li dehru sal-lum huma kkunsidrati maniggabbli.
L-Agenzija Ewropea ghall-Medicini ddecidiet li I-beneficcji ta” Upstaza huma akbar mir-riskji tieghu u li
jista’ jigi awtorizzat ghall-uzu fl-UE, anki f'adulti b’defi¢jenza tal-AADC, minhabba I-gravita tal-
kundizzjoni u n-nuqqgas ta’ kuri ezistenti.

Upstaza gie awtorizzat taht “¢irkostanzi ta’ e¢cezzjoni”. Dan ifisser li, minhabba li I-indikazzjoni hija
dagshekk rari, ma kienx possibbli li tinkiseb informazzjoni shiha dwar il-medic¢ina. Kull sena, I-Agenzija
Ewropea ghall-Medicini sejra tirriezamina kull informazzjoni gdida li ssir disponibbli u din il-harsa
generali tigi aggornata kif mehtieg.

Liema informazzjoni ghadha mistennija ghal Upstaza?

Minhabba li Upstaza gie awtorizzat taht cirkostanzi ta’ e¢¢ezzjoni, il-kumpanija li tgieghed Upstaza fis-
suq se tipprovdi data addizzjonali minn studji li ghadhom ghaddejjin u twettaq studju gdid biex tigi
kkaratterizzata aktar is-sigurta u l-effikacja fit-tul ta’ Upstaza.

X'mizuri qeghdin jittiehdu biex jigi zgurat I-uzu sigur u effettiv ta’ Upstaza?
II-kumpanija i tgieghed Upstaza fis-suq ghandha tizgura li I-isptarijiet fejn jinghata Upstaza jkollhom
gharfien espert, facilitajiet u tahrig xieraq.

Il-kumpanija ghandha tipprovdi materjal edukattiv ghall-professjonisti fil-gasam tal-kura tas-sahha u
ghall-pazjenti dwar il-procedura kirurgika u |-effetti sekondarji possibbli.
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Il-kumpanija ghandha tipprovdi wkoll data addizzjonali biex turi aktar li Upstaza huwa mmanifatturat
b’mod konsistenti bl-istess standards ta’ kwalita.

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’ Upstaza.

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

Informazzjoni ohra dwar Upstaza

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