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EPAR-Osszefoglalé a nyilvanossag szamara

Holoclar
6ssejteket tartalmazd, ex vivo tenyésztett, autoldg, human cornealis
epitheliumsejtek

Ez a dokumentum a Holoclar-ra vonatkozo eurdpai nyilvanos értékel6 jelentés (EPAR) 6sszefoglaldja.
Azt mutatja be, hogy az Ugynokségnek a gyogyszerre vonatkozo értékelése miként vezetett az EU-ban
érvényes forgalomba hozatali engedély kiadasat tAmogaté véleményéhez és az alkalmazasi feltételekre
vonatkozo ajanlasaihoz. A dokumentum nem tekinthet6 gyakorlati Gtmutaténak a Holoclar
alkalmazéaséara vonatkozoan.

Amennyiben a Holoclar alkalmazasaval kapcsolatban gyakorlati informaciora van sziiksége, olvassa el a
betegtajékoztatdt, illetve forduljon kezel6orvosahoz vagy gydgyszerészéhez.

Milyen tipusu gyogyszer a Holoclar és milyen betegségek esetén
alkalmazhato?

A Holoclar a szemben alkalmazott, a szaruhartya — a szem ellils6 részében a szivarvanyhartyat (a
szines részt) fedd attetszo réteg — felszinén (epithelium) 1évé sérlilt sejtek pétldsara szolgald Gssejt-
kezelés.

A szem égési sériilése (pl. kémiai égése) altal okozott kozépsulyos vagy sulyos limbalis ssejthianyban
szenvedol feln6tt betegeknél alkalmazzak. Az ilyen betegségben szenved6 betegek nem rendelkeznek
elegendd limbalis Ossejttel, amely sejtek altalaban regeneracids rendszerként hatnak, kipdétolva a
szaruhartya kils6 sejtjeit azok sériilésekor vagy eléregedésekor.

A Holoclar a fejlett terapias gyogyszerek egy tipusa, amelyet ,,mddositott szévet alapu készitménynek”
neveznek. Ez a beteg limbusabdl (a szaruhartya szélén) nyert sejtekbdl all, amelyeket ezutan
laboratériumban szaporitanak abbdl a célbdél, hogy felhasznalhatdk legyenek a szaruhartya sérilt
felszinének kijavitasara.
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Mivel a szem égési sérulése altal okozott limbalis 6ssejthidnyban szenved6 betegek szama alacsony, a
betegség ,ritkdnak” mindsil, ezért a Holoclar-t 2008. november 7-én ,ritka betegség elleni
gyoégyszerré” (orphan drug) mindésitették.

Hogyan kell alkalmazni a Holoclar-t?

A Holoclar-t csak megfelel6en képzett és erre jogosult szemsebész alkalmazhatja, kérhazi korilmények
kozott, és csak azoknak a betegeknek adhatd, akiknek a limbalis sejtjeit a gyogyszer eldallitasahoz
felhasznaltak.

A kezelés els8 szakaszaban a kérhazban kinyerik az egészséges limbalis szovet egy kis (1-2 mm?
méret(i) részét a betegbdl, és ezt ugyanazon a napon elkildik a gyarténak. Ezutan a szovet sejtjeit
laboratériumban szaporitjak, és lefagyasztva taroljak, amig a m(tét ddtumat jéva nem hagyjak. A
kiolvasztott sejteket a fibrin nevl proteinbdl készllt membranon torténd szaporitasukkal hasznaljak a
Holoclar elkészitéséhez. A sejtekbbl és a membranbdl allé Holoclar-t ezutan visszakiildik a kérhazba,
ahol azt m{téti uton azonnal beliltetik a beteg szemébe.

Miutan a betegbdl limbalis szovetet nyertek, a szemfert6zés megakadalyozasara antibiotikumokat kell
alkalmazni. A m(itétet kovet6en a betegnek antibiotikumokat és megfeleld gyulladasgatlé gydgyszert
kell kapnia.

A Holoclar egyszeri kezelésre szolgal, bar — ha az orvos sziikségesnek latja — a kezelés
megismételhetd. Tovabbi informacid a (szintén az EPAR részét képezG@) alkalmazasi elbirdasban
taldlhato.

Hogyan fejti ki hatasat a Holoclar?

A Holoclar hatéanyagat a beteg sajat limbalis sejtjei képezik, amelyek tartalmazzak a szaruhartya
felszinér6l szarmazo sejteket és a laboratériumban szaporitott limbalis 6ssejteket. A Holoclar
alkalmazasa elG6tt az érintett szem szaruhartyajanak sérlt felszini szovetét eltavolitjak. A szembe
torténd belltetés utan a Holoclar cornealis sejtjei elésegitik a szaruhartya felszinének potlasat, mig a
limbalis dssejtek a szaruhartyat folyamatosan potld (j sejtek tartalékaként szolgalnak.

Milyen el6nyei voltak a Holoclar alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy, a betegek koérel6zményeit felhasznald retrospektiv vizsgalatban a Holoclar hatékonynak bizonyult
égési sérllések altal okozott kézépsulyos vagy sulyos limbalis 6ssejthianyban szenved6 betegek
szaruhartyaja stabil felszinének a helyreéllitdsdban. Egy évvel a Holoclar beliltetését kovetbéen a 104
vizsgalt beteg kozul 75-nél (72%) a stabil — felszini sérlilésekt6l mentes, kevés benétt érrel rendelkez6
(a limbalis Ossejthiany altalanos jellemzgdje) vagy azok nélkili — cornealis felszin megléte alapjan a
belltetést sikeresnek itélték meg. A betegek tiinetei — példaul a fajdalom és a gyulladas — terén is
csokkenés mutatkozott, valamint a latas javulasa is megdfigyelheto volt.

Milyen kockazatokkal jar a Holoclar alkalmazasa?

A Holoclar leggyakoribb mellékhatasa (10 beteg kdzil tobb mint 1-nél jelentkezik) a blefaritisz
(szemhéjgyulladas). Az dsszes mellékhatas és korlatozas teljes felsorolasa a betegtajékoztatéban
talalhato.
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Miért engedélyezték a Holoclar forgalomba hozatalat?

Az Ugynokséghez tartoz6 emberi felhasznalasra szant gyégyszerek bizottsaga (CHMP) arra a
kovetkeztetésre jutott, hogy a Holoclar hatékony égési sérilések altal okozott kozépsulyos vagy sulyos
limbalis dssejthianyban szenvedd betegek szaruhartyaja egészséges felszinének a helyreallitdsaban,
valamint tlneteik és latasuk javitasaban. A bizottsag megallapitotta, hogy a kézépsulyos vagy sulyos
limbalis 6ssejthidny sulyos betegség, amely, ha nem kezelik, a latas sulyos mértékii csokkenéséhez
vagy teljes elvesztéséhez vezethet. Mivel a Holoclar-kezelés mellékhatasai altalaban kezelhetéek, a
CHMP megallapitotta, hogy a Holoclar alkalmazasanak elényei meghaladjak a kockazatokat, ezért
javasolta a gyogyszer EU-ban val6 alkalmazasanak jovahagyasat.

A Holoclar el6ny-kockazat profiljara vonatkozd kévetkeztetés két (korel6zményeket felhasznald)
retrospektiv vizsgalat eredményein alapul, és a vallalat kdteles tovabbi adatokat biztositani egy
retrospektiv vizsgalatbdl (amelyben feljegyzik a vizsgalat soran kapott eredményeket).

A Holoclar-t ezért ,feltételes jovahagyassal” engedélyezték. Ez azt jelenti, hogy a gyogyszerrel
kapcsolatban tovabbi tudomanyos bizonyitékok varhatok, amelyek benyujtasara kotelezték a
vallalatot. Az Eurdpai Gydgyszerligynokség évente felllvizsgal minden Ujonnan hozzaférhetd
informaciot, és szilkség esetén aktualizélja ezt az 6sszefoglalot.

Milyen informaciok varhatok még a Holoclar-ral kapcsolatban?

Mivel a Holoclar forgalomba hozatalat feltételes jovahagyassal engedélyezték, a Holoclar-t forgalmazé
vallalat a Holoclar-rél tovabbi adatokat fog benyujtani. A véllalat kdteles egy prospektiv klinikai
vizsgalatbdl adatokat biztositani a Holoclar elényeirdl és kockazatairdl.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Holoclar biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabaol?

A Holoclar lehetd legbiztonsdgosabb alkalmazéasanak biztositasa céljabdl kockazatkezelési tervet
dolgoztak ki. A terv alapjan a Holoclar-ra vonatkozé alkalmazasi elGirast és betegtajékoztatét a

biztonsagos alkalmazassal kapcsolatos informacidkkal egészitették ki, ideértve az egészségugyi

szakemberek és a betegek altal kovetendd, megfeleld ovintézkedéseket.

A Holoclar-t gyarté vallalat ezenkivill oktatéanyagot fog biztositani az egészségiigyi szakemberek
szamara a kezelés biztonsagos alkalmazasarol, tobbek kdzott a betegek kivalasztasara és
utankovetésére, valamint a mellékhatasok bejelentésére vonatkozoan. A kezelésben részesuld betegek
szintén oktatéanyagot fognak kapni.

Tovabbi informacié a kockazatkezelési terv 6sszefoqglaléjaban talalhatoé.

A Holoclar-ral kapcsolatos egyéb informacio

2015. februar 17-én az Eurdpai Bizottsag a Holoclar-ra vonatkozoéan kiadta az Eurépai Uni6é egész
teriletére érvényes forgalomba hozatali engedélyt.

A Holoclar-ra vonatkozé teljes EPAR és kockazatkezelési terv dsszefoglaldja az Ugynokség weboldalan
taldlhat6: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports.
Amennyiben a Holoclar-ral torténd kezeléssel kapcsolatban bévebb informacidra van sziiksége, olvassa
el a (szintén az EPAR részét képezd) betegtajékoztatoét, illetve forduljon kezelborvosahoz vagy
gyogyszerészéhez.
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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

A ritka betegségek gyogyszereivel foglalkozé bizottsag Holoclar-ra vonatkozé véleményének

osszefoglaldja az Ugynokség weboldalan talalhato: ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/Rare disease designation.

Az Osszefoglald utolsé aktualizalasa: 02-2015.
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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
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