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Waylivra (volanesorseeni)
Yleistiedot Waylivrasta seké siita, miksi se on hyvaksytty EU:ssa

Mita Waylivra on ja mihin sita kaytetaan?

Waylivra on ladke, jota kadytetdan familiaalinen kylomikronemia -oireyhtyman (FCS) hoitoon. Kyse on
geneettisesta sairaudesta, joka lisaa triglyserideiksi kutsuttujen rasvojen pitoisuutta veressa. Liiallinen
rasva kertyy eri puolille kehoa ja saa aikaan oireita, kuten vatsakipua, ihonalaisia rasvakertymia ja
haimatulehdusta.

Waylivraa kéytetdan yhdessa vaharasvaisen ruokavalion kanssa vahentamaéan triglyseridipitoisuutta
veressa potilailla, joiden sairaus on vahvistettu geenitestilla. Sita annetaan ainoastaan potilaille, joilla
muut triglyseridipitoisuutta védhentévat ladkkeet eivéat ole tehonneet ja joilla on suuri
haimatulehduksen riski.

Familiaalinen kylomikronemia -oireyhtyméa on harvinainen sairaus, ja Waylivra nimettiin
harvinaislaadkkeeksi (harvinaisten sairauksien hoidossa kaytettava laadke) 19. helmikuuta 2014. Lisda
tietoa harvinaisladkkeeksi nimeamisesta 10ytyy taalta: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3141249.

Waylivran vaikuttava aine on volanesorseeni.
Miten Waylivraa kaytetaan?

Waylivraa on saatavana ihon alle injektoitavana liuoksena, jonka potilaat tai heidan hoitajansa voivat
injektoida itse saatuaan siihen opastusta.

Hoidon alussa Waylivraa annetaan kerran viikossa. Kolmen kuukauden jélkeen potilaille, joiden
triglyseridipitoisuus on alentunut riittavasti, voidaan jatkossa antaa ladketta kerran kahdessa viikossa.
Injektioiden antotiheyttda mukautetaan jalleen 6—9 kuukauden kuluttua sen mukaan, miten hyvin ladke
tehoaa.

Waylivra voi vahentaa veren hyytymista edistavien verihiutaleiden pitoisuutta veressa. Siksi potilaiden
verihiutaleiden mé&aré on tarkastettava sdanndllisesti triglyserideja koskevien saanndéllisten
tarkastusten liséksi, sen toteamiseksi, miten hyvin ladke vaikuttaa. Tuloksista riippuen injektioiden
antotiheyttd voidaan mukauttaa tai hoito voidaan keskeyttaa tai lopettaa.
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Waylivraa saa vain laakarin méaréayksestd, ja hoito on annettava sellaisen laakarin valvonnassa, jolla
on kokemusta familiaalinen kylomikronemia -oireyhtyman hoitamisesta. Lisatietoja Waylivran kaytosta
saa pakkausselosteesta, ladkarilta tai apteekista.

Miten Waylivra vaikuttaa?

Waylivran vaikuttava aine volanesorseeni on antisense-oligonukleotidi, joka on hyvin Iyhyt patka
keinotekoista RNA:ta (erdéantyyppistéd geneettista materiaalia). Se on suunniteltu estaméan
apolipoproteiini C-111:ksi kutsutun, rasvojen hajoamista hidastavan proteiinin tuotanto. Taman
proteiinin tuotantoa estamalld ladke vahentaa triglyseridipitoisuutta veressé ja sen seurauksena rasvan
kertymista elimistédn, minka odotetaan vahentavan haimatulehduksen riskia.

Mita hyotya Waylivrasta on havaittu tutkimuksissa?

Waylivra oli tehokas triglyseridien vahentamisessa veressa tutkimuksessa, johon osallistui 67
familiaalinen kylomikronemia -oireyhtyméaa sairastavaa potilasta. Kolmen kuukauden jalkeen Waylivraa
saaneiden potilaiden triglyseridipitoisuus vaheni keskiméérin 77 prosenttia, kun lumeladketté saaneilla
se vaheni keskimaarin 18 prosenttia. Kaikki tutkimukseen osallistuneet potilaat olivat vaharasvaisella
ruokavaliolla saamansa Waylivra-hoidon tai lumelddkkeen liséksi.

Mita riskeja Waylivraan liittyy?

Yleisimmat Waylivraan liittyvat sivuvaikutukset ovat verihiutaleiden maaran vaheneminen (jota voi
aiheutua 4 potilaalle 10:st&), injektiokohdan reaktiot, kuten kipu, turvotus, kutina, sekd mustelmat
(joita voi ilmaantua 8 potilaalle 10:st&).

Waylivraa ei saa antaa potilaille, joilla on pitkdaikaista tai selittdmattémasta syysta johtuvaa
trombosytopeniaa (alhainen verihiutalemaara).

Pakkausselosteessa on luettelo kaikista Waylivran sivuvaikutuksista ja rajoituksista.
Miksi Waylivra on hyvaksytty EU:ssa?

Waylivra vahentaé tehokkaasti triglyseridipitoisuutta ja sen odotetaan vdhentavan haimatulehduksen
riskia familiaalinen kylomikronemia -oireyhtymaa sairastavilla potilailla. Suurin tahan laakkeeseen
liittyva riski on trombosytopenia, joka vaikeassa tapauksessa voi johtaa verenvuotoon. Potilaita on
taman vuoksi seurattava tarkoin ja injektioiden antotiheytta on tarpeen mukaan mukautettava.

Euroopan laakevirasto katsoi, ettd Waylivrasta saatava hyoty on sen riskeja suurempi sellaisten
potilaiden osalta, joilla on suuri haimatulehduksen riski ja joilla muut ladkkeet ja vah&rasvainen
ruokavalio eivat ole tehonneet riittavan hyvin, ja etta sille voidaan myoéntada myyntilupa EU: ssa.

Waylivralle on mydnnetty ns. ehdollinen myyntilupa. Tama tarkoittaa, etta ladkevalmisteesta on
odotettavissa lisaa tietoa, minka yhtié on velvollinen toimittamaan. Euroopan la&ékevirasto tarkastaa
vuosittain mahdollisesti saataville tulevat uudet tiedot, ja tatd katsausta péaivitetdan tarvittaessa.

Mita tietoja Waylivrasta odotetaan viela saatavan?

Koska Waylivralle on myénnetty ehdollinen myyntilupa, sitd markkinoiva yhti6é toimittaa tulokset
potilasrekisteriin perustuvasta tutkimuksesta, jossa selvitetddn, miten verikokeet ja injektioiden
antotiheyden mukautukset tehdaan kaytanndssa ja miten hyvin ne tehoavat trombosytopenian ja
verenvuodon ehkaisemiseksi.
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Miten voidaan varmistaa Waylivran turvallinen ja tehokas kaytto?

Waylivraa markkinoida yhti6 tarjoaa potilaille ja terveydenhoidon ammattilaisille
perehdytysmateriaalia, joka sisaltaé tietoa hoitoon liittyvasta trombosytopenian ja verenvuodon
riskista ja siita, etta potilaiden verihiutalemaara on tarkeaa tarkistaa saannollisesti.

Suositukset ja varotoimet, joita terveydenhuollon ammattilaisten ja potilaiden on syyta noudattaa,
jotta Waylivran kaytto olisi turvallista ja tehokasta, siséltyvat myds valmisteyhteenvetoon ja
pakkausselosteeseen.

Kuten kaikkien ladkkeiden, myds Waylivran kayttoa koskevia tietoja seurataan jatkuvasti. Waylivrasta
ilmoitetut sivuvaikutukset arvioidaan huolellisesti ja kaikki tarvittavat toimet suoritetaan potilaiden
suojelemiseksi.

Muuta tietoa Waylivrasta

Lisaa tietoa Waylivrasta on saatavissa viraston verkkosivustolla osoitteessa
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/waylivra.
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