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Prezentare generalda a Skysona si motivele autorizarii medlcam {v\u in UE

S

Ce este Skysona si pentru ce se utilizeaza? @»

Skysona este un medicament care se utilizeaza pentru tratarea cop @’Vérsta sub 18 ani care au
adrenoleucodistrofie cerebrala (CALD) precoce. Adrenoleucodistro ebrala este o tulburare
ereditara rara in care existd o modificare (mutatie) a genei AB@ ceasta mutatie impiedica
producerea enzimei ALDP (proteina adrenoleucodistrofiei),’ scompune substantele grase din
organism numite acizi grasi cu lant foarte lung (VLCFA) mare, VLCFA se acumuleaza si duc la
inflamatia si distrugerea tecii protectoare (mielinei) jeaza si imbunatateste functionarea
nervilor. Adrenoleucodistrofia cerebrala apare aproé&lusw la barbati.

Skysona se administreaza cand nu este disp donator pentru un transplant de celule stem
hematopoietice (o procedura prin care ma a aC|entuIU| este golita de celule, acestea fiind inlocuite
cu celule séanatoase de maduva osoasé::

Skysona este un tip de medicamen u terapie avansata numit ,terapie genica”. Acest tip de

medicament actioneaza prin elibt@a de gene in organism. Substanta activa din Skysona este
alcatuita din celule stem (cel 34+), derivate din maduva sau din sédngele pacientului, care au fost
modificate pentru a contip€ o%¢opie a genei care sa produca un ALDP functional si care se pot divide
pentru a produce alte sipOgi de celule sanguine.

Adrenoleucodistrofia cefebrala este rara, iar Skysona a fost desemnat ,medicament orfan” (un

medicament i in boli rare) la 13 aprilie 2007. Informatii suplimentare cu privire la medicamentele
desemnate pot fi gasite aici: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-
designa 3121003

Cum utilizeaza Skysona?

Skysona poate fi administrat numai pacientului ale carui celule au fost utilizate pentru producerea
medicamentului. Se administreaza intr-un singur ciclu de tratament, sub forma de perfuzie
intravenoasa (picurare in venad), iar doza depinde de greutatea pacientului. Cu cateva zile inainte de
tratament, se administreaza un alt medicament, de exemplu busulfan, ca asa-numit tratament de
conditionare, pentru a elimina celulele de maduva existente si a le inlocui cu celulele modificate din
Skysona.
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Skysona se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicala, iar tratamentul trebuie administrat
numai intr-un centru specializat, de catre un medic cu experienta in transplantul de celule stem
hematopoietice si in tratamentul pacientilor cu tulburari ale sistemului nervos.

Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea Skysona, cititi prospectul sau adresati-va
medicului dumneavoastra sau farmacistului.

Cum actioneaza Skysona?

Pentru a produce Skysona, se extrag din sange sau din maduva celule CD34+ (celule care pot produce
globule albe). In celulele CD34+ se introduce o gena care le permite s& producd ALDP, utiIizénKn'tip
de virus numit lentivirus, care a fost modificat genetic pentru a transporta gena ALDP in ceIu@“ sa

cauzeze o boala virala la om. .

Dupa readministrarea in vena pacientului, Skysona este transportat prin sange in ma a\,unde
celulele CD34+ incep sa se dezvolte si sa produca globule albe normale care pot e ALDP. Aceste
globule albe se raspandesc in organism si produc ALDP, ceea ce ajuta la desco&rea substantelor
grase din celulele din jur si la controlul simptomelor bolii. Se preconizeaza r"@ ele vor fi de lunga

durata.

Ce beneficii a prezentat Skysona pe parcursul studiilor?

Beneficiile Skysona in tratamentul CALD au fost demonstrate ir@n studiu principal care a cuprins 30
de badieti cu varste cuprinse intre 4 si 14 ani cu CALD prec \

Dupa doi ani, 90 % din baietii tratati nu au prezentat de afectare neurologica majora, cum ar fi
pierderea capacitatii de a vorbi, pierderea capacitat se hrani, dependenta de fotoliul rulant,
orbirea sau incontinenta. Acest rezultat a putut ficomparat cu 29 % intr-un grup similar de baieti
netratati, dintr-un studiu separat. 6

ia?prezentat un scor stabil conform evaluarii functiei
a capacitatea unui copil in crestere de a face miscari
a in picioare si mersul) dupa doi ani. Au existat dovezi ale

De asemenea, aproximativ 96 % din ba
neurologice grosiere (o valoare car;
normale, cum ar fi mersul taras, i
continuarii beneficiilor dupa 8

Care sunt riscuril@ciate cu Skysona?

Cea mai frecventéc’ adversa asociata cu Skysona (care poate afecta mai mult de 1 persoana din
(numar mic de celule sanguine).

10) este panci p&
Pentru list 6&5 a reactiilor adverse asociate cu Skysona, cititi prospectul.

Candhse zeaza Skysona, trebuie sa se tina seama de restrictiile pentru tratamentul de conditionare
si pen gentii de mobilizare. Pentru lista completa de restrictii, cititi prospectul.

De ce a fost autorizat Skysona in UE?

Pe baza rezultatelor unui studiu principal, s-a demonstrat ca Skysona stabilizeaza boala prin prevenirea
inflamatiei suplimentare si a distrugerii mielinei celulelor nervoase la pacientii cu CALD la doi ani dupa
tratament. Desi efectele benefice asociate cu Skysona au durat mai multi ani, nu este inca clar daca
pot dura toatd viata, o urmarire mai indelungata fiind necesara. Deoarece CALD este o boala rarg,
studiile sunt mici, iar datele disponibile privind reactiile adverse sunt limitate si vor necesita, de
asemenea, o urmarire pe termen lung. Cu toate acestea, reactiile adverse observate pana in prezent
au fost in concordanta cu cele asteptate pentru acest tip de tratament. Date fiind gravitatea afectiunii

Skysona (celule CD34+ autologe care codifica gena ABCD1)
EMA/294053/2021 Pagina 2/3



si lipsa de tratamente, Agentia Europeana pentru Medicamente a hotarat ca beneficiile Skysona sunt
mai mari decat riscurile asociate si acest medicament poate fi autorizat pentru utilizare in UE.

Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Skysona?

Compania care comercializeaza Skysona va efectua doua studii pe termen lung si va prezenta
rezultatele, pentru a furniza informatii suplimentare cu privire la beneficiile si siguranta
medicamentului. In plus, compania va furniza materiale educationale pentru personalul medical si
pacienti sau ingrijitorii acestora cu privire la utilizarea Skysona si la modul in care pacientii trebuie
monitorizati. Pacientii vor primi, de asemenea, un card de avertizare pentru pacienti cu privire la
tratamentul pe care il urmeaza, pe care sa il prezinte cand primesc asistenta medicala.

in Rezumatul caracteristicilor produsului si in prospect au fost incluse, de asemenea, re.ccyﬁ{@ﬁ Si
masuri de precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Skysona, care trebuie urmate@ onalul
medical si de pacienti.

Ca pentru toate medicamentele, datele cu privire la utilizarea Skysona sunt m@tate continuu.
Reactiile adverse raportate pentru Skysona sunt evaluate cu atentie si sunt asurile necesare
pentru protectia pacientilor.

Alte informatii despre Skysona @

Informatii suplimentare cu privire la Skysona sunt disponitgile ;@e—ul agentiei:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/skysona \

Skysona (celule CD34+ autologe care codifica gena ABCD1)
EMA/294053/2021 Pagina 3/3



	Ce este Skysona și pentru ce se utilizează?
	Cum se utilizează Skysona?
	Cum acționează Skysona?
	Ce beneficii a prezentat Skysona pe parcursul studiilor?
	Care sunt riscurile asociate cu Skysona?
	De ce a fost autorizat Skysona în UE?
	Ce măsuri se iau pentru utilizarea sigură și eficace a Skysona?
	Alte informații despre Skysona



