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Sommarju tal-EPAR ghall-pubbliku

Strimvelis
Frazzjoni awtologa ta¢-cellula arrikita CD34 + li fiha celluli CD34+ transdotti
b'vettur retrovirali li jikkodifika ghas-sekwenza ADA cDNA tal-bniedem

Dan huwa sommarju tar-rapport pubbliku Ewropew ta' valutazzjoni (EPAR) ghal Strimvelis. Dan
jispjega kif I-Agenzija vvalutat il-medicina biex tirrakkomanda l-awtorizzazzjoni tieghu fl-UE u |-
kondizzjonijiet ta’ uzu tieghu. Dan mhux intiz biex jipprovdi konsultazzjoni prattika dwar I-uzu ta’
Strimvelis.

Ghal informazzjoni prattika dwar I-uzu ta’ Strimvelis, il-pazjenti ghandhom jaqraw il-fuljett ta’ taghrif
jew jikkuntattjaw lit-tabib jew lill-ispizjar taghhom.

X'inhu Strimvelis u ghal xiex jintuza?

Strimvelis huwa medicina uzata ghal kura ta' immunodefi¢jenza kkombinata severa minhabba
defi¢jenza ta' adenosine deaminase (ADA-SCID). ADA-SCID hija kundizzjoni rari li tintiret fejn hemm
bidla (mutazzjoni) fil-gene mehtieg sabiex tigi prodotta enzima li tissejjah adenosine deaminase (ADA).
Minhabba f'hekk, il-pazjenti ghandhom nuqgqgas ta' enzima ADA. Minhabba li ADA hija essenzjali ghall-
manteniment ta' limfociti f'sahhithom (celluli bojod tad-demm li jiggieldu I-infezzjonijiet), is-sistema
immunitarja tal-pazjenti b’ADA-SCID ma tahdimx kif suppost u minghajr kura effettiva dawn rari
jghixu ghal aktar minn sentejn.

Strimvelis jintuza f'pazjenti b’ADA-SCID li ma jistghux jigu kkurati bi trapjant tal-mudullun minhabba li
m'ghandhomx donatur xieragq, li jagbel maghhom u li jigi minnhom.

Strimvelis fih ¢elluli miksuba mill-mudullun tal-pazjent stess. Xi whud mic-celluli (li jissejhu celluli
CD34+) gew modifikati genetikament sabiex ikollhom gene li jahdem ghal ADA. Strimvelis huwa tip ta’
medicina ta’ terapija avvanzata msejha ‘prodott ta’ terapija tal-geni’. Din it-tip ta’ medicina tahdem billi
twassal il-geni fil-gisem.
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Minhabba li n-numru ta’ pazjenti b’ADA-SCID huwa wiehed baxx, il-marda hija meqgjusa bhala ‘rari’, u
Strimvelis gie denominat bhala ‘medicina orfni’ (medicina uzata f'mard rari) fis-26 ta’ Awwissu 2005.

Kif jintuza Strimvelis?

Strimvelis jista' jinkiseb biss b'ricetta tat-tabib u I-kura ghandha tinghata biss f'¢entru tat-trapjant
specjalizzat, minn tabib b'esperjenza minn gabel fil-kura ta' ADA-SCID u I-uzu ta' dan it-tip ta’
medicina.

Sabiex jithejja Strimvelis, zewg kampjuni tal-mudullun tal-pazjent huma migbura, wiehed sabiex isir
Strimvelis u wiehed li jinzamm bhala rizerva f'kaz li Strimvelis ma jistax jinghata jew ma jahdimx.
Strimvelis jista' jintuza biss sabiex jikkura I-istess pazjent li I-mudullun tieghu ntuza sabiex issir il-
medicina. Strimvelis jinghata bhala infuzjoni (dripp) gol-vina fuq perjodu ta’ madwar 20 minuta. Id-
doza tiddependi mill-piz tal-gisem tal-pazjent.

Qabel ma jinghataw Strimvelis, il-pazjenti jircievu kura ta' kundizzjonar (ta' thejjija) b'medicina ohra,
busulfan, sabiex jitnehhilhom ic¢-¢elluli tal-mudullun anormali taghhom. Il-pazjenti jinghataw injezzjoni
antistamina ezatt gabel il-kura sabiex jitnaqgqas ir-riskju ta' reazzjonijiet allergici.

Ghal aktar informazzjoni, ara I-fuljett ta' taghrif.
Kif jahdem Strimvelis?

Sabiex jigi prodott Strimvelis, jingabar kampjun tal-mudullun tal-pazjent. Imbaghad, i¢-Celluli CD34+
(i¢-¢elluli li jaghmlu I-limfociti) jigu estratti mi¢-celluli tal-mudullun. Gene li jahdem ghal ADA jiddahhal
fic-celluli CD34+ bl-uzu ta' tip ta' virus li jissejjah retrovirus, li gie mibdul genetikament sabiex ikun
jista' jgorr il-gene ADA fi¢-celluli u ma jikkawzax mard virali fil-bnedmin.

Ladarba jinghata lura lill-pazjent gol-vina, Strimvelis huwa ttrasportat fi¢-¢irkolazzjoni tad-demm ghal
mudullun fejn i¢-celluli CD34+ jibdew jikbru u jaghmlu limfociti normali li jistghu jipproducu ADA.
Dawn il-limfociti jtejbu I-hila tal-pazjent sabiex jiggieled I-infezzjoni, u b'hekk jeghlbu s-sintomi tal-
kundizzjoni relatata mas-sistema immunitarja. L-effetti huma mistennija li jdumu ghall-hajja kollha tal-
pazjent.

X’inhuma I-beneficcji ta’” Strimvelis li hargu mill-istudji?

Il-beneficcji ta' Strimvelis gew murija fi studju ewlieni wiehed li involva 12-il pazjent minn 6 xhur ghal
madwar 6 snin b'ADA-SCID. ll-pazjenti fl-istudju ma kellhomx donatur xieraq tal-mudullun u I-kura
alternattiva ma hadmitx jew ma kinitx disponibbli. Il-pazjenti kollha kienu kkurati bi Strimvelis u kien
ghadhom hajjin 3 snin wara I-kura. Ir-rata ta' infezzjonijiet severa nagset wara I-kura u baqghet
tonqgos wara segwitu aktar fit-tul lil hinn minn 3 snin.

X’inhuma r-riskji assoc¢jati ma’ Strimvelis?

L-effett sekondarju I-aktar komuni bi Strimvelis (li jistghu jaffetwaw sa persuna minn kull 10) huwa d-
deni. L-effetti sekondarji serji bi Strimvelis jistghu jinkludu effetti marbuta mal-awtoimmunita (meta s-
sistema immuni tattakka ¢-celluli tal-gisem stess) bhal anemija emolitika (ghadd baxx ta' ¢elluli homor
tad-demm minhabba t-tkissir malajr hafna taghhom), anemija aplastika (ghadd baxx ta' ¢elluli tad-
demm minhabba hsara fil-mudullun), epatite (inflfammazzjoni tal-fwied), trombocitopenija (ghadd baxx
ta' plejtlits tad-demm) u sidrome ta' Guillain-Barré (hsara lin-nervaturi li tista' twassal ghal ugigh,
tnemnim, dghufija fil-muskoli u diffikulta biex timxi).
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Strimvelis m'ghandux jintuza f'pazjenti li ghandhom il-lewkimja (kancer tac-celluli bojod tad-demm)
jew majelodisplazja (tip ta' disturb tal-mudullun) jew li kellhom dawn il-kundizzjonijiet fil-passat.
M'ghandux jintuza f'pazjenti li rrizultaw pozittivi ghal virus tal-immunodefi¢jenza umana (HIV, il-virus li
jikkawza I-AIDS) jew xi infezzjonijiet ohrajn, jew f'pazjenti li kellhom terapija tal-geni gabel.

Ghal-lista shiha tal-effetti sekondarji kollha rrappurtati bi Strimvelis, ara I-fuljett ta’ taghrif.
Ghaliex gie approvat Strimvelis?

II-Kumitat ghall-Prodotti Medicinali ghall-Uzu mill-Bniedem (CHMP) iddecieda li I-benefic¢ji ta’
Strimvelis huma akbar mir-riskji tieghu u rrakkomanda li jkun approvat ghall-uzu fl-UE. Strimvelis
jipprovdi I-opportunita ta' kura li ttejjeb il-hidma tas-sistema immuni ghal pazjenti b'ADA-SCID, li hija
kundizzjoni ta' theddida ghall-hajja. Ir-rizultati mill-istudju ewlieni juru li Strimvelis huwa effettiv fit-
titjib tas-sopravivenza tal-pazjenti ADA-SCID. Rigward is-sigurta, Strimvelis kien tollerat pjuttost tajjeb
ghalkemm id-data hija limitata minhabba n-numru zghir ta' pazjenti studjati. Minhabba li Strimvelis
huwa prodott bl-uzu ta' retrovirus, jista' jkun hemm il-potenzjal ta' riskju ta' kanc¢er ikkawzat minn
tibdiliet mhux intenzjonati fil-materjal genetiku, ghalkemm ma gewx irrapportati kazijiet bhal dawn
s'issa. Hemm ukoll il-potenzjal ta' riskju ta' mard awtoimmuni. Madankollu, hemm mizuri fis-sehh
sabiex jimmonitorjaw avvenimenti bhal dawn ladarba I-medicina tibda tintuza permezz tal-uzu ta'
registru ta' pazjenti sabiex jigi studjat il-progress fit-tul taghhom.

X'mizuri qeghdin jittiehdu biex jigi zgurat I-uzu sigur u effettiv ta’
Strimvelis?

Gie 2viluppat pjan ta' gestjoni tar-riskju biex jigi zgurat li Strimvelis jintuza bl-aktar mod sigur
possibbli. Abbazi ta’ dan il-pjan, fis-sommarju tal-karatteristici tal-prodott u I-fuljett ta’ taghrif giet
inkluza informazzjoni rigward is-sigurta ta’ Strimvelis, inkluzi |-prekawzjonijiet xierqa li ghandhom
ikunu segwiti mill-professjonisti tal-kura tas-sahha u I-pazjenti.

Barra minn hekk, il-kumpanija li taghmel Strimvelis ser tipprovdi materjal edukattiv ghal pazjenti u I-
professjonisti tal-kura tas-sahha b'informazzjoni dwar il-medicina, u I-pazjenti jridu jiffirmaw formola
ta' kunsens gabel ma tinbeda I-kura. ll-kumpanija ser izzomm ukoll registru ta' pazjenti kkurati bi
Strimvelis u timmonitorja I-progress taghhom b'mod regolari wara |-kura sabiex tistudja s-sigurta fit-
tul tal-medicina.

Informazzjoni ohra dwar Strimvelis

L-EPAR shih ghal Strimvelis jinstab fis-sit elettroniku tal-Agenzija: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports. Ghal aktar informazzjoni rigward il-
kura bi Strimvelis, agra I-fuljett ta' taghrif (parti wkoll mill-EPAR) jew ikkuntattja lit-tabib jew lill-
ispizjar tieghek.

Is-sommarju tal-opinjoni tal-Kumitat ghall-Prodotti Medicinali Orfni ghal Strimvelis jinstab fis-sit
elettroniku tal-Agenzija: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.
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