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Skysona (autologiczne komorki CD34+ kodujgce ge%@\
ABCD1)

Przeglad wiedzy na temat leku Skysona i uzasadnienie udmeleng%ozwolenla
na dopuszczenie do obrotu w UE Q

494/

Czym jest lek Skysona i w jakim celu sie go stosu;|e \‘r

Skysona to lek stosowany w leczeniu dzieci w wieku ponizej 18 g/czean adrenoleukodystrofig,
mozgowg (ang. cerebral adrenoleukodystrophy, CALD). CALD tﬁzéadkle zaburzenie dziedziczne, w
ktérym wystepuje zmiana (mutacja) w genie ABCD1. Mutadjadliniemozliwia wytwarzanie enzymu o
nazwie ALDP (biatko adrenoleukodystrofii), ktory rozkt organizmie substancje tluszczowe zwane
bardzo dtugimi taricuchowymi kwasami ttuszczowymi FA). W wyniku tego VLCFA gromadza sie i
prowadzg do stanu zapalnego i niszczenia ostonki dﬁnej (mieliny), ktéra ostania i poprawia
funkcjonowanie nerwéw. CALD wystepuje praw'Q ytacznie u mezczyzn.

macierzystych (zabieg, w ktérym szpik ny pacjenta jest oczyszczany z komorek i zastepowany
zdrowymi komorkami szpiku kostne

Lek Skysona podaje sie, gdy nie jest doz@modawca do przeszczepu krwiotwdrczych komédrek

Skysona jest rodzajem leku do z@;wansowanego leczenia, zwanym ,terapig genowgq”. Ten rodzaj leku
dziata poprzez dostarczanie w do organizmu. Substancja czynna leku Skysona sktada sie z
komorek macierzystychﬁ%ﬁnérek CD34+) pochodzacych z wtasnego szpiku kostnego lub krwi
pacjenta, ktére zosta odyfikowane tak, by zawieraty kopie genu produkujacego funkcjonalny ALDP
i ktore moga sie dcn'&w celu wytwarzania innych rodzajow komorek krwi.

Ze wzgledu na\‘@ze CALD uznano za chorobe rzadko wystepujaca, w dniu 13 kwietnia 2007 r. lek
Skysona uz\?&o za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat
przyznan tatusu leku sierocego mozna znalez¢ tutaj::

% ww.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3121003

Jak stosowac lek Skysona

Lek Skysona mozna podawac wytgcznie pacjentom, ktérych komérki wykorzystano do produkcji leku.
Jest to jednorazowe leczenie podawane jako wlew dozylny (kroplowka), a dawka zalezy od masy ciata
pacjenta. Kilka dni przed leczeniem podaje sie inny lek, taki jak busulfan, jako tak zwane leczenie
kondycjonujace w celu usuniecia istniejgcych komédrek szpiku kostnego i zastgpienia ich
zmodyfikowanymi komérkami w leku Skysona.
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Lek wydawany na recepte. Leczenie powinien prowadzi¢ wytgcznie lekarz specjalista z doswiadczeniem
w przeszczepianiu krwiotwdrczych komdrek macierzystych oraz leczeniu pacjentéw z zaburzeniami
uktadu nerwowego.

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Skysona znajduje sie w ulotce dla pacjenta lub udzieli ich
lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Skysona

W celu wytworzenia leku Skysona, z krwi lub szpiku kostnego pobiera sie komorki CD34+ (komorki,
ktore moga wytwarzac biate krwinki). Do komoérek CD34+ wprowadzany jest gen umozliwiajacy i
wytwarzanie ALDP przy uzyciu rodzaju wirusa zwanego lentiwirusem, ktory zostat genetycznieKO
zmieniony w celu przeniesienia genu ALDP do komérek bez powodowania u ludzi choroby witwsowej.

Po podaniu do zyty pacjenta lek Skysona jest transportowany w krwiobiegu do szpiku I@nego, w
ktérym komorki CD34+ zaczynajq rozwijac sie i produkowac prawidtowe biate krwh\@) ktore sq zdolne
do wytwarzania ALDP. Te biate krwinki rozprzestrzeniajg sie w organizmie i wytve%ajq ALDP, ktory
pomaga rozktadac¢ substancje tluszczowe w otaczajacych komérkach i +agodzt9 awy choroby.
Oczekuje sie, ze skutki te bedg diugotrwate. \}%

Korzysci ze stosowania leku Skysona wykazane V\b aniach

Korzysci ze stosowania leku Skysona w leczeniu CALD wykazan@ﬂ?badaniu gtdwnym z udziatem 30
chtopcow w wieku od 4 do 14 lat z wczesnym stadium CAL&(O

Po dwoch latach u 90% leczonych chtopcéw nie stwier@%o oznak powaznego uszkodzenia nerwdw,
takich jak utrata zdolnosci mowy, utrata zdolnosci amodzielnego jedzenia, uzaleznienie od wbzka
inwalidzkiego, Slepota lub nietrzymanie moczu. a to poréwnac z 29% w podobnej grupie chtopcow
nieleczonych w oddzielnym badaniu.

O

Ponadto po dwdch latach u okoto 96% ch@%ﬁw uzyskano stabilny wynik na duzej skali oceny
neurologicznej (wskaznik mierzacy zdelpos¢ rozwijajacego sie dziecka do wykonywania normalnych
ruchéw, takich jak raczkowanie, st nie i chodzenie). Istnialty dowody potwierdzajace utrzymywanie
sie korzysci po okresie do 8 Iat®/\/

Ryzyko zwigzane ﬁi\gosowaniem leku Skysona
O

Najczestsze dzia’ran)]@\epoiqdane zwigzane ze stosowaniem leku Skysona (mogace wystapi¢ czesciej
niz u 1 na 10 pacjenféw) to pancytopenia (niska liczba krwinek).

N

Peiny wyka&Q@a’rar’m niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem leku Skysona znajduje sie w ulotce dla
pacjentab

Po S stosowania leku Skysona nalezy wzigé¢ pod uwage ograniczenia dotyczace leczenia
kondycjonujacego i srodkéw mobilizacji. Petny wykaz ograniczen znajduje sie w ulotce dla pacjenta.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Skysona w UE

Na podstawie wynikdw badania gtéwnego wykazano, ze lek Skysona stabilizuje chorobe, zapobiegajac
utrzymywaniu sie stanu zapalnego i niszczeniu mieliny komérek nerwowych u pacjentéw z CALD dwa
lata po leczeniu. Cho¢ korzysci ze stosowania leku Skysona utrzymywaty sie przez kilka lat, nie jest
jeszcze jasne, czy mogg one utrzymywac sie przez cate zycie, w zwigzku z czym konieczne sq dalsze
badania. Ze wzgledu na to, ze CALD jest rzadka chorobga, badania prowadzone sg na niewielkg skale, a
dostepne dane dotyczace dziatan niepozadanych sg ograniczone i bedg wymagaty dtugoterminowej
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obserwacji kontrolnej. Jednakze zaobserwowane do tej pory dziatania niepozadane byty zgodne z
dziataniami oczekiwanymi w tego rodzaju leczeniu. Ze wzgledu na powage choroby i brak istniejacych
metod leczenia Europejska Agencja Lekow (EMA) uznata, ze korzysci ptynace ze stosowania leku
Skysona przewyzszajq ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Skysona

Firma, ktéra wprowadza lek Skysona do obrotu, przeprowadzi dwa diugoterminowe badania i
przedstawi ich wyniki w celu uzyskania dodatkowych informacji na temat korzysci i bezpieczenstw
stosowania leku. Ponadto firma udostepni materiaty edukacyjne dla personelu medycznego orab\.

pacjentéw lub ich opiekundw dotyczace sposobu stosowania leku Skysona oraz sposobu mogitsrowania
pacjentow. Pacjenci otrzymajq takze karte ostrzegawczg dla pacjenta dotyczaca Ieczeniaol@rq nalezy
okazywac podczas korzystania z opieki zdrowotnej. 6

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Skysona w Charé{&rystyce Produktu
Leczniczego i Ulotce dla pacjenta zawarto rowniez zalecenia i srodki ostroznosgj pfzeznaczone dla
personelu medycznego i pacjentéow. /\/C)

&

Tak jak w przypadku wszystkich lekéw, dane na temat stosowania Iek@sona sq stale
monitorowane. Zgtaszane dziatania niepozadane leku Skysona sq st&@w ie oceniane i podejmowane sq
wszystkie czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw. 00

<

Inne informacje dotyczace leku Skysona \(b

Q)Q
Dalsze informacje na temat leku Skysona znajduja sg@ stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/skysona /\/
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