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SGhrn spravy EPAR pre verejnost

Strimvelis
Autolégna bunkova frakcia obohatena o CD34+ bunky, ktora obsahuje

CD34+ bunky transdukované retrovirusovym vektorom, ktory kéduje
sekvenciu cDNA ludskej ADA

Tento dokument je suhrn Eurdpskej verejnej hodnotiacej spravy (EPAR) o lieku Strimvelis. Vysvetluje,
akym spdsobom agentira vyhodnotila liek s cielom odporudit jeho povolenie na uvedenie na trh v EU
a podmienky jeho pouzivania. U¢elom tohto dokumentu nie je poskytndt praktické rady o tom, ako
pouzivat liek Strimvelis.

Ak pacienti potrebuju praktické informacie o pouzivani lieku Strimvelis, najdu ich v pisomnej informéacii
pre pouzivatela alebo sa mdzu obratit na svojho oSetrujiceho lekara, resp. lekarnika.

Co je liek Strimvelis a na ¢o sa pouziva?

Liek Strimvelis sa pouziva na lieCbu zavaznej kombinovanej imunitnej nedostato¢nosti zapricinenej
nedostatkom adenozindeaminazy (ADA-SCID). ADA-SCID je zriedkava dedi¢néa porucha, pri ktorej je
zmeneny (mutovany) gén potrebny na vytvaranie enzymu, ktory sa nazyva adenozindeaminaza (ADA).
Vysledkom je, ze pacienti nemaju enzym ADA. KedZe enzym ADA je nevyhnutny na udrzanie zdravych
lymfocytov (bielych krviniek, ktoré bojuju proti infekciam), imunitny systém pacientov s ADA-SCID
nefunguje nalezite a bez ucinnej lieCby prezivaju sotva dlhsie ako dva roky.

Liek Strimvelis sa pouZiva u pacientov s ADA-SCID, ktori nemézu byt lie¢eni transplantaciou kostnej
drene, pretoZze nemaju vhodného, zodpovedajiceho pribuzného darcu.

Liek Strimvelis obsahuje bunky odvodené z kostnej drene pacienta. Niektoré bunky (nazyvané CD34+
bunky) boli geneticky modifikované tak, aby obsahovali funkény gén pre ADA. Liek Strimvelis je druh
lieku na inovativnu lie¢bu a oznacuje sa ako tzv. liek na génovu terapiu. Ide o druh lieku, ktory
ucinkuje tak, ze telu dodava gény.
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KedZe je pocet pacientov s ochorenim ADA-SCID nizky, ochorenie sa povaZuje za zriedkavé, a preto
bol liek Strimvelis 26. augusta 2005 oznaceny za liek na zriedkavé ochorenia.

Ako sa liek Strimvelis pouziva?

Vydaj lieku Strimvelis je viazany na lekarsky predpis a lie¢bu mé podavat iba v Specializovanom
transplantacnom centre lekar, ktory méa skusenosti s lieCbou ADA-SCID a s pouzivanim tohto druhu
lieku.

Na pripravu lieku Strimvelis sa odoberd dve vzorky kostnej drene pacienta, jedna na pripravu lieku
Strimvelis a druha sa uchovava ako zaloha v pripade, ze liek Strimvelis nem6ze byt podany alebo
neudinkuje. Liek Strimvelis sa mdze pouzit len na lie¢bu rovnakého pacienta, ktorého kostna dreri bola
pouzita na pripravu lieku. Liek Strimvelis sa podava vo forme infazie (kvapkania) do zily v trvani asi 20
minut. Davka zavisi od telesnej hmotnosti pacienta.

Pred podanim lieku Strimvelis pacienti dostanu kondiciona¢nu (pripravnu) liecbu inym liekom,
busulfanom, aby sa zbavili abnormalnych buniek kostnej drene. Pacienti dostanu tesne pred lieCbou aj
injekciu antihistaminika na znizenie rizika alergickych reakcii.

Viac informécii sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.
Akym sposobom liek Strimvelis Gcinkuje?

Na pripravu lieku Strimvelis sa odoberie vzorka kostnej drene pacienta. Potom sa z buniek kostnej
drene extrahujiu CD34+ bunky (bunky, ktoré mézu vytvarat lymfocyty). Funkény gén pre ADA je
vlozeny do CD34+ buniek pomocou druhu virusu, ktory sa nazyva retrovirus, ktory bol geneticky
zmeneny tak, ze mdze zaviest gén pre ADA do buniek, pri¢om nespdsobi u ludi virusové ochorenie.

Ked je liek Strimvelis podany spat pacientovi do Zily, krvnym obehom sa dostane do kostnej drene,
kde CD34+ bunky zaénu rast a vytvarat normalne lymfocyty, ktoré st schopné vytvarat ADA. Tieto
lymfocyty zlepsuju schopnost pacienta bojovat proti infekcii, a tak prekonat priznaky stavu suvisiaceho
s imunitnym systémom. Predpoklada sa, Ze Ucinok lieku bude pretrvavat pocas celého Zivota pacienta.

Aké prinosy lieku Strimvelis boli preukazané v studiach?

Prinosy lieku Strimvelis sa preukazali v jednej hlavnej $tudii, ktorej sa zUcastnilo 12 pacientov od
Siestich mesiacov asi do Siestich rokov s ADA-SCID. Pacienti v §tadii nemali vhodného darcu kostnej
drene a alternativna liecba nelcinkovala alebo nebola k dispozicii. VSetci pacienti boli lie¢eni liekom
Strimvelis a tri roky po liecbe boli stale nazive. Miera zavaznych infekcii po liecbe klesla a pri sledovani
dlhSom ako tri roky nadalej klesala.

Aké rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Strimvelis?

Najcastejsi vedlajsi G¢inok lieku Strimvelis (ktory méze postihnut az jednu osobu z desiatich) je
pyrexia (hori¢ka). Zavazné vedlajsie Glinky lieku Strimvelis m6zu zahfiat Ucinky suvisiace s
autoimunitou (ak imunitny systém napdada vlastné bunky tela), ako je hemolytickd anémia (nizky pocet
cervenych krviniek v désledku ich prilis rychleho rozpadu), aplasticka anémia (nizky pocet krvnych
buniek zapric¢ineny poskodenim kostnej drene), hepatitida (zapal pecene), trombocytopénia (nizky
pocet krvnych dosti¢iek) a Guillainov-Barrého syndrém (poskodenie nervov, ktoré moze viest k bolesti,
necitlivosti, svalovej slabosti a problémom s chédzou).

Liek Strimvelis sa nesmie pouzivat u pacientov, kori maju leukémiu (rakovinu bielych krviniek) alebo
myelodysplaziu (druh poruchy kostnej drene) alebo trpeli tymito ochoreniami v minulosti. Liek sa
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nesmie pouzivat u pacientov, ktori majl pozitivny test na ludsky virus imunitnej nedostatoénosti (HIV,
virus sposobujuci AIDS) alebo niektoré iné infekcie, ani u pacientov, ktori v minulosti boli lie¢eni
génovou terapiou.

Zoznam vsetkych vedlajsich ucinkov pozorovanych pri pouzivani lieku Strimvelis a vSetkych obmedzeni
sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Preco bol liek Strimvelis povoleny?

Vybor pre lieky na humanne pouzitie (CHMP) agentary rozhodol, Ze prinosy lieku Strimvelis st vacsie
ako rizika spojené s jeho pouzivanim a odporudil udelit povolenie na jeho pouzivanie v EU. Liek
Strimvelis poskytuje moznost lie¢by, ktord zlepSuje ¢innost imunitného systému pre pacientov s ADA-
SCID, co je zivot ohrozujuci stav. Vysledky hlavnej studie dokazuju, ze liek Strimvelis je Gcinny pri
zlepSeni preZitia pacientov s ADA-SCID. Pokial ide o bezpeénost, liek Strimvelis bol pomerne dobre
znasany, aj ked' udaje su obmedzené z dévodu malého poctu skimanych pacientov. Kedze liek
Strimvelis sa vyraba pomocou retrovirusu, mohlo vzniknut riziko rakoviny zapri¢inené neziaducimi
zmenami v genetickom materiali, hoci doteraz sa nepozorovali Ziadne takéto pripady. Existuje aj
potencialne riziko autoimunitného ochorenia. Su vSak zavedené opatrenia na monitorovanie takychto
udalosti, akonahle sa liek za¢ne pouzivat, a to na zdklade registra pacientov na skiimanie ich
dlhodobého pokroku.

va

Aké opatrenia sa prijimaji na bezpecné a Gucinné pouzivanie lieku
Strimvelis?

Na zaistenie ¢o najbezpecnejSieho pouzivania lieku Strimvelis bol vypracovany plan riadenia rizik. Na
zaklade tohto planu boli do suhrnu charakteristickych vlastnosti lieku a pisomnej informéacie pre
pouzivatela zahrnuté informacie o bezpecnosti lieku Strimvelis vratane prislusnych opatreni, ktoré
maja zdravotnicki pracovnici a pacienti dodrziavat.

Spolo¢nost, ktora liek Strimvelis vyraba, poskytne aj vzdeldvacie materidly pre pacientov a
zdravotnickych pracovnikov obsahujlice informacie o lieku a pacienti budi musiet pred zaéatim lie¢by
podpisat formular sdhlasu. Spolo¢nost bude tieZ viest register pacientov lie¢enych liekom Strimvelis a
bude pravidelne monitorovat ich pokrok po lie¢be na preskiimanie dlhodobej bezpecnosti lieku.

Dalsie informacie o lieku Strimvelis

Uplné znenie spravy EPAR o lieku Strimvelis sa nachadza na webovej stranke agentiry:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Ak potrebujete
dalsie informacie o liecbe liekom Strimvelis, preditajte si pisomnu informaciu pre pouzivatela (sucast
spravy EPAR) alebo sa obratte na svojho oSetrujlceho lekara, resp. lekarnika.

Suhrn stanoviska Vyboru pre lieky na ojedinelé ochorenia k lieku Strimvelis sa nachadza na webovej
stranke agentlry: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/003854/human_med_001985.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000456.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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