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EPAR santrauka placiajai visuomenei

Strimvelis

Autologinémis CD34+ lgstelémis praturtinta frakcija, kurioje yra CD34+
lgsteliy su transdukuotu retrovirusy vektoriumi, koduojanciu zmogaus ADA
cDNR sekg

Sis dokumentas yra Strimvelis Europos vie$o vertinimo protokolo (EPAR) santrauka. Jame
paaiskinama, kaip agentlira vertino vaistg, kad galéty rekomenduoti leisti prekiauti Siuo vaistu ES ir
nustatyty jo vartojimo salygas. Siame dokumente nepateikta praktinés informacijos apie tai, kaip
vartoti Strimvelis.

Praktinés informacijos apie Strimvelis vartojima pacientai turéty ieskoti pakuotés lapelyje arba kreiptis
i savo gydytojq ar vaistininka.

Kas yra Strimvelis ir kam jis vartojamas?

Strimvelis — tai vaistas, kuriuo gydomas sunkus kombinuotasis imunodeficitas dél adenozindeaminazées
trikumo (angl. Adenosine Deaminase Severe Combined Immunodeficiency, ADA-SCID) ADA-SCID yra
retas paveldimas sutrikimas, dél kurio pakinta (mutuoja) genas, reikalingas fermento, vadinamo
adenozinaminaze (ADA), gamybai. Dél to pacientams triksta fermento ADA. Kadangi ADA yra itin
svarbus siekiant iSlaikyti limfocitus (baltuosius kraujo kinelius, kurie apgina organizma nuo infekcijy)
sveikus, ADA-SCID serganciy pacienty imuniné sistema veikia ne taip, kaip turéty, ir netaikant
veiksmingo gydymo, jie retai iSgyvena ilgiau kaip 2 metus.

Strimvelis skiriamas tiems ADA-SCID sergantiems pacientams, kuriy negalima gydyti persodinant
kauly Ciulpus, nes néra tinkamo, kriterijus atitinkancio, giminingo donoro.

Strimvelis sudétyje yra lgsteliy, iSgauty is paties paciento kauly Ciulpy. Kai kurios i$ Siy lasteliy
(vadinamosios CD34+ Igstelés) genetiSkai modifikuojamos, kad jose bty veikiantis ADA genas.
Strimvelis yra pazangiosios terapijos vaistas, vadinamasis geny terapijos preparatas. Tai yra vaistas,
pernesantis genus | organizma.
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Kadangi ADA-SCID serganciy pacienty néra daug, Si liga laikoma reta ir 2005 m. rugpjacio 26 d.
Strimvelis buvo priskirtas retyjy vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai.

Kaip vartoti Strimvelis?

Strimvelis galima jsigyti tik pateikus receptg, o gydymo procediirg galima atlikti tik specializuotame
transplantologijos centre ir tik gydytojui, turinéiam ADA-SCID gydymo ir gydymo $iuo vaistu patirties.

Siekiant paruosti Strimvelis, imami du paciento kauly Ciulpy méginiai: is vieno ruoSiamas Strimvelis,
kitas — paliekamas kaip atsarginis méginys, jeigu nebuty galima suleisti Strimvelis arba vaistas buty
neveiksmingas. Strimvelis galima gydyti tik ta pacienta, i$ kurio kauly Ciulpy Sis vaistas buvo
pagamintas. Strimvelis vartojamas | veng, atliekant mazdaug 20 minuciy trukmés infuzijg. Vaisto dozé
priklauso nuo paciento kiino svorio.

Prie$ suleidZiant Strimvelis, pacientams taikomas paruoSiamasis gydymas Kkitu vaistu, busulfanu, kad
blty pasalintos pakitusios kauly Ciulpy lgstelés. Pacientams taip pat pries pat infuzijg suleidziama
antihistamino, siekiant sumazinti alerginiy reakcijy pavojy.

Daugiau informacijos pateikta pakuotés lapelyje.
Kaip veikia Strimvelis?

Siekiant paruosti Strimvelis, imamas paciento kauly Ciulpy méginys. Paskui i$ kauly Ciulpy lasteliy
iSskiriamos CD34+ lgstelés (lastelés, is kuriy gali iSaugti limfocitai). Veikiantis ADA genas jterpiamas
CD34+ lgsteles, naudojant virusg, vadinamg retrovirusu, kuris buvo genetiskai modifikuotas, kad
galéty pernesti ADA geng | lasteles, bet negaléty Zzmonéms sukelti virusinés ligos.

Suleistas | paciento vena, Strimvelis su krauju nukeliauja | kauly Ciulpus, kur CD34+ |gstelés pradeda
augti ir iS8auga | normalius limfocitus, kurie gali gaminti ADA. Sie limfocitai pagerina paciento
organizmo gebéjima kovoti su infekcija ir taip palengvina su imunine sistema susijusius sutrikimo
sukeliamus simptomus. Tikimasi, kad gydymo poveikis isliks visg paciento gyvenima.

Kokia Strimvelis nauda nustatyta tyrimuose?

Strimvelis nauda buvo jrodyta atliekant vieng pagrindinj tyrima, kuriame dalyvavo 12 ADA-SCID
serganciy pacienty nuo 6 ménesiy iki mazdaug 6 mety. Tyrime dalyvavusiems pacientams nepavyko
rasti tinkamo kauly Ciulpy donoro ir kiti vaistai buvo neveiksmingi arba kity vaisty, kuriais baty galima
gydyti tuos pacientus, nebuvo. Visi pacientai buvo gydomi Strimvelis ir, praéjus 3 metams po gydymo,
visi jie vis dar buvo gyvi. Po gydymo sunkiy infekcijy daznis sumazéjo, o, praéjus 3 tolesnio stebéjimo
laikotarpio metams, toliau mazéjo.

Kokia rizika siejama su Strimvelis vartojimu?

DaZzniausias Strimvelis Salutinis reiSkinys (galintis pasireiksti ne daugiau kaip 1 Zmogui i$ 10) yra
pireksija (karsciavimas). Vartojant Strimvelis, gali pasireiksti tokie rimti Salutiniai reiskiniai, kaip su
autoimunitetu (kai paciento imuniné sistema ,atakuoja" jo paties Igsteles) susije reiskiniai, pvz.,
hemoliziné anemija (dél spartaus irimo sumazéjes raudonuyjy kraujo kineliy skaicius), aplastiné
anemija (dél pazeisty kauly Ciulpy sumazéjes kraujo kiineliy skaicius), hepatitas (kepeny uzdegimas),
trombocitopenija (sumazéjes trombocity skaicius) Giljeno-Baro (Guillain-Barré) sindromas (nervy
pazeidimas, kuris gali sukelti skausma, tirpulj, raumeny silpnuma ir judéjimo sunkumus).

Strimvelis negalima vartoti pacientams, kurie serga leukemija (baltyjy kraujo kiineliy véziu) ar
mielodisplazija (kauly Ciulpy sutrikimu) arba praeityje sirgo Siomis ligomis. Jo negalima vartoti
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pacientams, kuriy tyrimy deél Zmogaus imunodeficito viruso (ZIV — viruso, kuris sukelia AIDS) arba kai
kuriy kity infekcijy rezultatai yra teigiami, ir pacientams, kuriems anksciau taikyta geny terapija.

ISsamy_ apribojimy ir Salutiniy reiskiniy, apie kuriuos pranesta vartojant Strimvelis, sqrasg galima rasti
pakuotés lapelyje.

Kodél Strimvelis buvo patvirtintas?

Agentliros Zmonéms skirty vaistiniy preparaty komitetas (CHMP) nusprende, kad Strimvelis nauda yra
didesné uz jo keliama rizika, ir rekomendavo leisti vartoti §j vaistg ES. Strimvelis yra gydymo
priemoné, galinti pagerinti grésme gyvybei keliancia liga ADA-SCID serganciy pacienty imuninés
sistemos veikima. IS pagrindinio tyrimo rezultaty matyti, kad Strimvelis yra veiksmingas siekiant
pailginti ADA-SCID serganciy pacienty iSgyvenimo trukme. Kalbant apie Strimvelis sauguma, Sis
vaistas buvo palyginti gerai toleruojamas, nors dél nedidelio tyrime dalyvavusiy pacienty skaiciaus Siuo
klausimu buvo surinkta nedaug duomeny. Kadangi gaminant Strimvelis, naudojamas retrovirusas, dél
nenumatyty genetinés medziagos pokyciy, pacientams gali kilti vézio rizika, nors ligi Siol tokiy atvejy
nenustatyta. Taip pat gali iskilti pavojus susirgti autoimunine liga. Taciau Siuo metu jgyvendinamos
priemonés, kurios suteikia galimybe stebéti tokius reiskinius pradéjus vartoti vaistg, t. y. vedamas
pacienty registras ilgalaikiams pokyciams tirti.

Kokios priemonés taikomos siekiant uztikrinti saugy ir veiksminga
Strimvelis vartojima?

Siekiant uztikrinti kuo saugesnj Strimvelis vartojima, parengtas rizikos valdymo planas. Remiantis Siuo
planu, | Strimvelis preparato charakteristiky santrauka ir pakuotes lapelj jtraukta informacija apie
vaisto sauguma, jskaitant atsargumo priemones, kuriy turi imtis sveikatos priezitros specialistai ir
pacientai.

Be to, Strimvelis gaminanti bendrové pacientus apripins SvieCiamgaja medziaga, o sveikatos prieziliros
specialistus — informacija apie vaistg; taip pat, pries pradedant gydyma, pacientai turés pasirasyti
sutikimo forma. Bendrové taip pat ves Strimvelis gydomy pacienty registra ir po gydymo nuolat tikrins,
kaip keiciasi pacienty sveikatos biklé, kad galéty jvertinti ilgalaikj Sio vaisto sauguma.

Kita informacija apie Strimvelis

ISsamy Strimvelis EPAR rasite agentiiros interneto svetainéje adresu: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports. Daugiau informacijos apie gydymag
Strimvelis rasite pakuotés lapelyje (taip pat EPAR dalis) arba teiraukités savo gydytojo ar vaistininko.

Retyjy vaistiniy preparaty komiteto nuomoneés apie Strimvelis santrauka rasite agentiros interneto
svetainéje adresu: 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
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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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