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Sammanfattning av EPAR for allméanheten

Strimvelis

Autolog CD34+-berikad cellfraktion som innehaller CD34+-celler
transducerade med en retroviral vektor som kodar for den humana ADA
cDNA-sekvensen

Detta ar en sammanfattning av det offentliga europeiska utredningsprotokollet (EPAR) for Strimvelis.
Det forklarar hur EMA beddmt lakemedlet for att rekommendera godkénnande i EU och villkoren for att
anvanda det. Syftet ar inte att ge nagra praktiska rdd om hur Strimvelis ska anvandas.

Praktisk information om hur Strimvelis ska anvandas finns i bipacksedeln. Du kan ocksa kontakta din
lakare eller apotekspersonal.

Vad ar Strimvelis och vad anvands det for?

Strimvelis ar ett lakemedel som anvands for att behandla svar kombinerad immunbrist orsakad av
brist pd adenosindeaminas (ADA-SCID). ADA-SCID ar en sallsynt arftlig sjukdom som innebar att det
finns en forandring (mutation) i den gen som behdvs for att tillverka enzymet adenosindeaminas
(ADA). Resultatet blir att patienten far brist pad ADA. ADA ar mycket viktigt for att lymfocyterna (de
vita blodkroppar som bekampar infektioner) ska vara friska. Immunsystemet hos patienter med ADA-
SCID fungerar darfér inte som det ska och utan effektiv behandling 6verlever dessa patienter séallan
mer &n 2 ar.

Strimvelis anvands till patienter med ADA-SCID som inte kan behandlas med benmargstransplantation
eftersom det inte finns ndgon lamplig matchande slakting som kan vara donator.

Strimvelis innehaller celler frAn patientens egen benmarg. En del av cellerna (de sa kallade CD34+-
cellerna) har genmodifierats sa att de innehaller en aktiv gen for ADA. Strimvelis ar en typ av
lakemedel for avancerad terapi som kallas "genterapiprodukt”. Det ar en typ av lakemedel som verkar
genom att gener fors in i kroppen.
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Eftersom antalet patienter med ADA-SCID é&r litet betraktas sjukdomen som sallsynt och Strimvelis
klassificerades som sérlakemedel (ett lakemedel som anvands vid séllsynta sjukdomar) den
26 augusti 2005.

Hur anvands Strimvelis?

Strimvelis ar receptbelagt och behandlingen ska endast utforas pa transplantationsklinik av en lakare
med erfarenhet av behandling av ADA-SCID och anvandning av denna typ av lakemedel.

For att framstalla Strimvelis tas tvd benmargsprover fran patienten, ett for tillverkningen av Strimvelis
och ett som reserv om Strimvelis inte kan ges eller inte fungerar. Strimvelis kan endast anvandas for
att behandla den patient vars benméarg anvants for tillverkningen av lakemedlet. Strimvelis ges som
infusion (dropp) i en ven under cirka 20 minuter. Dosen beror pa patientens kroppsvikt.

Innan Strimvelis ger férbehandlas patienten med ett annat lakemedel, busulfan, fér att de onormala
cellerna i benmargen ska forsvinna. Patienten far dessutom en injektion med antihistamin strax fére
behandlingen for att minska risken for allergiska reaktioner.

Mer information finns i bipacksedeln.
Hur verkar Strimvelis?

For att tillverka Strimvelis tas ett prov fran patientens benmarg. Darefter extraheras CD43+-celler
(celler som kan producera lymfocyter) fran benmargscellerna. En aktiv gen for ADA fors in i CD34+-
cellerna med hjalp av en typ av virus som kallas retrovirus. Detta virus har genmodifierats sa att det
kan bara med sig ADA-genen och fora in den i celler hos manniska utan att orsaka nagon virussjukdom.

Patienten far sedan tillbaka Strimvelis via en ven och lakemedlet transporteras med blodet till
benmargen. | benmargen borjar CD34+-cellerna vaxa och tillverka normala lymfocyter som kan
producera ADA. Lymfocyterna dkar patientens formaga att bekampa infektioner och patenten kan
darmed slippa symtomen pa sjukdomen i immunsystemet. Effekterna forvantas kvarsta livet ut.

Vilken nytta med Strimvelis har visats i studierna?

Nyttan med Strimvelis har visats i en huvudstudie dar 12 patienter i aldern 6 manader till cirka 6 ar
med ADA-SCID deltog. Patienterna i studien hade ingen lamplig benmargsdonator och ingen alternativ
behandling hade fungerat eller fanns att tillg4. Alla patienter behandlades med Strimvelis och var
fortfarande vid liv 3 ar efter behandlingen. Antalet svara infektioner minskade efter behandlingen och
fortsatte sjunka under langtidsuppfoljning i 6ver 3 ar.

Vilka ar riskerna med Strimvelis?

Den vanligaste biverkningen som orsakas av Strimvelis (kan drabba upp till 1 av 10 personer) ar pyrexi
(feber). Allvarliga biverkningar med Strimvelis kan vara problem kopplade till autoimmunitet (dar
immunsystemet attackerar kroppens egna celler) sdsom hemolytisk anemi (lagt antal roda blodkroppar
pa grund av alltfér snabb nedbrytning), aplastisk anemi (Iagt antal blodkroppar pa grund av skadad
benmarg), hepatit (leverinflammation), trombocytopeni (lagt antal blodplattar) och Guillain-Barrés
syndrom (nervskador som kan leda till smartor, domningar, muskelsvaghet och gangsvarigheter).

Strimvelis far inte anvandas till patienter med leukemi (cancer som drabbar de vita blodkropparna)
eller myelodysplasi (en benmargssjukdom), eller som har haft dessa sjukdomar tidigare. Det far inte
anvandas till patienter som ar hiv-positiva (hiv, dvs. humant immunbristvirus, ar det virus som orsakar
aids), eller har vissa andra infektioner, eller till patienter som tidigare har behandlats med genterapi.
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En fullstandig forteckning dver restriktioner och biverkningar som rapporterats for Strimvelis finns i
bipacksedeln.

Varfor godkanns Strimvelis?

Kommittén fér humanlakemedel (CHMP) fann att nyttan med Strimvelis &r stérre an riskerna och
rekommenderade att Strimvelis skulle godkénnas for forséljning i EU. Strimvelis ar ett mojligt
botemedel som férbattrar immunsystemets funktion hos patienter med ADA-SCID, som &r ett
livshotande tillstand. Resultat fran huvudstudien visar att Strimvelis ar effektivt nar det galler att
forlanga 6verlevnaden hos patienter med ADA-SCID. Nar det géller sédkerheten tolererades Strimvelis
relativt val, aven om det endast finns begransade data pa grund av det fatal patienter som studerats.
Eftersom Strimvelis produceras med hjalp av ett retrovirus skulle det kunna finnas en risk for cancer
orsakad av oavsiktliga forandringar i genmaterialet, &ven om inga sadana fall hittills har férekommit.
Det finns ocks& en méijlig risk for autoimmuna sjukdomar. Atgarder har dock infoérts for att dvervaka
s&dana handelser nar lakemedlet anvands, i form av ett patientregister med syfte att studera
utvecklingen péa lang sikt.

Vad gors for att garantera saker och effektiv anvandning av Strimvelis?

En riskhanteringsplan har tagits fram for att se till att Strimvelis anvands s& sakert som mojligt. |
enlighet med denna plan har sdkerhetsinformation tagits med i produktresumén och bipacksedeln for
Strimvelis. Dar anges ocksa lampliga forsiktighetsatgarder som vardpersonal och patienter ska vidta.

Foretaget som tillverkar Strimvelis kommer dessutom att férse patienter och sjukvardspersonal med
utbildningsmaterial med information om lakemedlet. Patienterna maste dven skriva under ett
samtyckesformular innan behandlingen pabdrjas. Foretaget kommer ocksa att fora register 6ver alla
patienter som behandlas med Strimvelis och dvervaka utvecklingen regelbundet efter behandlingen for
att undersoka langtidssakerheten med lakemedlet.

Mer information om Strimvelis

EPAR finns i sin helhet pd EMA:s webbplats ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European
public assessment reports. Mer information om behandling med Strimvelis finns i bipacksedeln (ingar
ocksa i EPAR). Du kan ocksa kontakta din lakare eller apotekspersonal.

Sammanfattningen av stallningstagandet om Strimvelis fran kommittén for sarlakemedel finns pa
EMA:s webbplats 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/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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