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Streszczenie EPAR dla ogétu spoteczenstwa

Holoclar
uzyskane w wyniku ekspansji ex vivo autologiczne ludzkie komorki nabtonka
rogéwki, zawierajgce komorki macierzyste

Niniejszy dokument jest streszczeniem Europejskiego Publicznego Sprawozdania Oceniajacego (EPAR)
dotyczacego leku Holoclar. Wyjasnia, jak Agencja ocenita lek w celu przyjecia zalecen w sprawie
przyznania pozwolenia na dopuszczenie produktu do obrotu w UE oraz warunkéw jego stosowania.
Jego celem nie jest zapewnienie praktycznej porady dotyczacej stosowania leku Holoclar.

W celu uzyskania praktycznych informacji na temat stosowania leku Holoclar nalezy zapoznac sie z
ulotkg dla pacjenta badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Co to jest Holoclar i w jakim celu sie go stosuje?

Produkt Holoclar to lek zawierajgcy komorki macierzyste, stosowany w oku w celu zastgpienia
uszkodzonych komodrek powierzchni (nabtonka) rogoéwki, przezroczystej warstwy przedniej oka
pokrywajacej teczéwke (barwng czes¢ oka).

Jest on stosowany u dorostych pacjentéw z niedoborem komoérek macierzystych rabka rogéwki o
nasileniu od umiarkowanego do ciezkiego spowodowanym oparzeniami oka, w tym chemicznymi.
Pacjenci z tg dolegliwoscig nie majq wystarczajacej liczby komdrek macierzystych rgbka rogéowki, ktore
normalnie dziatajg jak system regeneracyjny, uzupetniajacy komarki wierzchniej warstwy rogéwki w
przypadku ich uszkodzenia i starzenia sie.

Produkt Holoclar jest rodzajem leku do zaawansowanego leczenia, zwanym ,produktem inzynierii
tkankowej”. Sktada sie on z komédrek pobranych z ragbka rogéwki pacjenta (z brzegu rogdéwki), ktére sa
nastepnie namnazane w laboratorium w celu naprawy uszkodzonej powierzchni rogéwki.

Ze wzgledu na matq liczbe pacjentéw z niedoborem komdrek macierzystych rabka rogéwki wywotanym
oparzeniami oka choroba ta jest uwazana za rzadko wystepujaca, zatem w dniu 7 listopada 2008 r.
produkt Holoclar uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach).
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Jak stosowac produkt Holoclar?

Lek Holoclar powinien by¢ podawany wytacznie przez przeszkolonego i wykwalifikowanego chirurga
okuliste w warunkach szpitalnych i wylacznie pacjentom, ktérych komérki rabka rogéwki wykorzystano
do produkcji leku.

W pierwszej fazie leczenia od pacjenta w warunkach szpitalnych pobiera sie niewielkg cze$¢ zdrowej
tkanki rabka rogéwki (o powierzchni 1-2 mm?), ktéra tego samego dnia jest przesytana do producenta
leku. Nastepnie komorki pobranej tkanki zostajg namnozone w laboratorium i zamrozone do czasu
potwierdzenia daty zabiegu. Rozmrozone komorki wykorzystuje sie do produkcji leku Holoclar poprzez
ich namnozenie na btonie ztozonej z biatka zwanego fibryna. Produkt Holoclar sktadajacy sie z komdrek
i blony jest nastepnie odsytany do szpitala, gdzie zostaje natychmiast wszczepiony chirurgicznie w oko
pacjenta.

Po pobraniu od pacjenta tkanki rabka rogowki nalezy poda¢ mu antybiotyki w celu ochrony oka przez
zakazeniem. Po zabiegu pacjent powinien otrzymac antybiotyki i odpowiedni lek przeciwzapalny.

Lek Holoclar jest przeznaczony do jednorazowego leczenia, jednakze leczenie mozna powtdrzy¢, jesli
lekarz uzna to za konieczne. Wiecej informacji znajduje sie w charakterystyce produktu leczniczego
(takze czesci EPAR).

Jak dziata produkt Holoclar?

Substancjg czynng leku Holoclar sg wtasne komorki rgbka rogéwki pacjenta, ktére obejmujg komorki z
powierzchni rogéwki i komorki macierzyste rgbka namnozone w laboratorium. Przed zastosowaniem
leku Holoclar uszkodzona tkanka powierzchniowa rogéwki chorego oka zostaje usunieta. Po implantacji
w oku komorki rogéwki zawarte w produkcie Holoclar pomagajg odbudowac powierzchnie rogowki, a
komorki macierzyste rgbka rogowki stanowig zapas nowych komarek, ktére stale uzupetniajg rogéwke.

Jakie korzysci ze stosowania produktu Holoclar zaobserwowano w
badaniach?

W badaniu retrospektywnym z wykorzystaniem historii dokumentacji medycznej pacjenta wykazano
skutecznos$¢ produktu Holoclar w odbudowywaniu stabilnej powierzchni rogéowki u pacjentéw z
niedoborem komoérek macierzystych rabka rogéwki o nasileniu od umiarkowanego do ciezkiego
spowodowanym oparzeniami. Rok po wszczepieniu produktu Holoclar u 75 ze 104 badanych pacjentow
(72%) zabieg oceniono jako udany w oparciu o obecnos¢ stabilnej powierzchni rogéwki, z brakiem
uszkodzen oraz brakiem lub niewielkg liczbg wrosnietych naczyn krwionos$nych (cecha czesto
wystepujaca w przypadku niedoboru komodrek macierzystych rabka rogowki). Wystgpito rowniez
zmniejszenie nasilenia objawoéw, takich jak bél i stan zapalny, oraz poprawa wzroku.

Jakie ryzyko wiaze sie ze stosowaniem produktu Holoclar?

Najczestsze dziatanie niepozadane zwigzane ze stosowaniem produktu Holoclar (obserwowane u wiecej
niz 1 na 10 pacjentéw) to zapalenie powiek. Petny wykaz dziatan niepozadanych i ograniczen znajduje
sie w ulotce dla pacjenta.

Na jakiej podstawie zatwierdza sie produkt Holoclar?

Komitet ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) Agencji uznat, ze leczenie produktem
Holoclar byto skuteczne w odbudowywaniu zdrowych powierzchni rogéwki u pacjentéw z niedoborem
komorek macierzystych rabka rogéwki o nasileniu od umiarkowanego do ciezkiego spowodowanym
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oparzeniami oraz w tagodzeniu objawow i poprawie wzroku. Komitet zauwazyt, ze niedobdér komédrek
macierzystych rabka rogowki o nasileniu od umiarkowanego do ciezkiego to powazne schorzenie,
ktére, jesli nieleczone, moze prowadzi¢ do powaznego pogorszenia lub catkowitej utraty wzroku.
Poniewaz dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem produktu Holoclar sg zasadniczo mozliwe do
kontrolowania, CHMP uznat, ze korzysci ptynace ze stosowania produktu Holoclar przewyzszaja ryzyko i
zalecit jego dopuszczenie do stosowania w UE.

Whnioski dotyczace stosunku korzysci do ryzyka stosowania produktu Holoclar oparto na wynikach
dwdch badan retrospektywnych (z uzyciem historii dokumentacji medycznej). Firma jest zobowigzana
do przedtozenia dalszych danych z badania prospektywnego (w ktdrym zapisuje sie wyniki w czasie
trwania badania).

W zwigzku z tym produkt Holoclar zostat warunkowo dopuszczony do obrotu. Oznacza to, ze bedq
gromadzone dodatkowe informacje na temat tego leku, ktére firma ma obowigzek dostarczy¢. Co roku
Europejska Agencja Lekéw dokona przegladu wszelkich nowych informacji i w razie potrzeby uaktualni
niniejsze sprawozdanie.

Jakich informacji brakuje jeszcze na temat produktu Holoclar?

W zwigzku z tym, ze produkt Holoclar zostat warunkowo dopuszczony do obrotu, firma wprowadzajaca
produkt Holoclar do obrotu dostarczy dalsze dane dotyczace tego produktu. Firma jest zobowigzana do
dostarczenia danych dotyczacych korzysci i ryzyka stosowania produktu Holoclar, pochodzacych z
prospektywnego badania klinicznego.

Jakie srodki sa podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i
skutecznego stosowania produktu Holoclar?

W celu zapewnienia mozliwie najbezpieczniejszego stosowania produktu Holoclar opracowano plan
zarzadzania ryzykiem. W oparciu o ten plan w charakterystyce produktu leczniczego i ulotce dla
pacjenta dotyczacych produktu Holoclar zawarto informacje dotyczace bezpieczenstwa, w tym
odpowiednie $rodki ostroznosci obowigzujace personel medyczny i pacjentéw.

Dodatkowo firma wytwarzajaca produkt Holoclar dostarczy personelowi medycznemu materiaty
edukacyjne dotyczace bezpiecznego stosowania leku, w tym wyboru i kontroli okresowej pacjentow
oraz zgtoszen dotyczacych dziatan niepozadanych. Materiaty edukacyjne zostang rowniez przekazane
pacjentom poddawanym leczeniu.

Wiecej informacji znajduje sie w streszczeniu planu zarzadzania ryzykiem.

Inne informacje dotyczace produktu Holoclar:

W dniu 17 lutego 2015 r. Komisja Europejska przyznata pozwolenie na dopuszczenie produktu Holoclar
do obrotu wazne w catej Unii Europejskiej.

Petne sprawozdanie EPAR i streszczenie planu zarzadzania ryzykiem dotyczace produktu Holoclar
znajduja sie na stronie internetowej Agencji pod adresem: ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/European public assessment reports. W celu uzyskania dodatkowych informacji dotyczacych
leczenia produktem Holoclar nalezy zapoznac sie z ulotkg dla pacjenta (takze czes$¢ EPAR) badz
skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Streszczenie opinii Komitetu ds. Sierocych Produktow Leczniczych dotyczacej produktu Holoclar
znajduje sie na stronie internetowej Agencji: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare

disease designation.
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http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/EPAR_-_Risk-management-plan_summary/human/002450/WC500179032.pdf
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/002450/human_med_001844.jsp
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/002450/human_med_001844.jsp
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2014/11/human_orphan_001432.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2014/11/human_orphan_001432.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b

Data ostatniej aktualizacji: 02.2015.
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