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Waylivra (volanezorszen)
A Waylivra-ra vonatkozo attekintés és az EU-ban val6é engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusu gyogyszer a Waylivra és milyen betegségek esetén
alkalmazhato?

A Waylivra a trigliceridek (zsirok) magas vérszintjét okoz6 genetikai betegség, a familiaris
chylomikronémia szindroma (FCS) kezelésére alkalmazott gydgyszer. A test klilonb6z6 részeiben
felhalmozddik a tobbletzsir, ami olyan tinetek kialakulasahoz vezet, mint a hasi fajdalom, a béralatti
zsirlerakédas és a hasnyalmirigy-gyulladas.

Alacsony zsirtartalmi étrend mellett a Waylivra-t a trigliceridszint cskkentésére alkalmazzak genetikai
vizsgalattal igazolt FCS-ben szenved6 betegeknél. A gyogyszert csak olyan betegek esetében
alkalmazzak, akiknél a trigliceridszint csokkentésére szolgalé mas gyogyszerek hatastalanok, és
akiknél magas a hasnyalmirigy-gyulladas kialakulasanak a kockazata.

Mivel az FCS ,ritkdnak” mindsul, ezért a Waylivra-t 2014. februar 19-én ,ritka betegség elleni
gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacié a ritka betegség elleni (orphan)
statusszal rendelkezd gydgyszerekrdl itt talalhatd: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3141249.

A Waylivra hatéanyaga a volanezorszen.
Hogyan kell alkalmazni a Waylivra-t?

A Waylivra bor ald adandd oldatos injekcio formajaban kaphatd, amelyet betanitast kovetéen a
betegek vagy gondozéik maguk is beadhatnak.

A kezelés megkezdésekor a Waylivra-t hetente egyszer kell beadni. Harom hénap elteltével azon
betegek esetében, akiknél a trigliceridszint megfelelé mértékben csékkent, a gydgyszer alkalmazasat
kéthetente egyszeri adaggal lehet folytatni. A gydgyszer hatasossagatol fiiggéen az injekcidk
beadasanak gyakorisagat 6 és 9 hénap mulva ismét moédositjak.

Mivel a Waylivra csokkentheti a vérlemezkék szintjét (a vér alvadasat el6segité komponensek), a
gyogyszer hatasossaganak értékelése érdekében végzett rendszeres trigliceridszint-ellen6rzés mellett a
betegek vérlemezkeszintjét is rendszeresen ellendrizni kell. Ennek eredményétdl fliggbéen az injekcidk
beadasanak gyakorisaga moédosithatd, a kezelés megszakithaté vagy leallithat6.
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A Waylivra csak receptre kaphato, és a kezelést az FCS kezelésében tapasztalt orvos feliigyelete
mellett kell végezni. A Waylivra alkalmazasaval kapcsolatos tovabbi informaciéért olvassa el a
betegtdjékoztatdt, illetve forduljon kezel6orvosahoz vagy gydgyszerészéhez.

Hogyan fejti ki hatasat a Waylivra?

A Waylivra hatéanyaga, a volanezorszen, egy ,,antiszenz oligonukleotid”, egy nagyon rovid szintetikus
RNS (egyfajta genetikai anyag). Ugy alakitottak ki, hogy megakadalyozza egy olyan fehérje
el6allitasat, amely lelassitja az ,apolipoprotein C-III” elnevezés( zsirok lebomlasat. E fehérje
el6allitdsanak gatlasaval a gydgyszer csokkenti a vérben talalhato trigliceridek szintjét, és ennek
kovetkeztében a szervezetben a zsir felhalmozédasat, ami varhatéan csdkkenti a hasnyalmirigy-
gyulladas kockazatat.

Milyen el6nyei voltak a Waylivra alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy, 67 FCS-ben szenveds beteg részvételével végzett vizsgalatban a Waylivra hatasosan csdkkentette
a trigliceridek vérszintjét. Harom hénap elteltével a Waylivra-val kezelt betegek trigliceridszintje
atlagosan 77%-kal csokkent, mig a placebdéval (hatéanyag nélkili kezelés) 18%-o0s atlagos csdkkenést
értek el. A vizsgalatban részt vev6 valamennyi beteg alacsony zsirtartalmua étrendet kovetett a
Waylivra-val vagy placebdval végzett kezelés mellett.

Milyen kockazatokkal jar a Waylivra alkalmazasa?

A Waylivra leggyakoribb mellékhatasai a csokkent vérlemezkeszint (10 személy kdzul 4-nél
jelentkezhet) és az injekcié beadasanak helyén fellép6 reakcidk, mint példaul a fajdalom, duzzanat,
viszketés vagy véralafutas (10 személy kozil 8-nal jelentkezhet).

A Waylivra nem alkalmazhat6 hosszan tarté vagy ismeretlen eredetl trombocitopénia (alacsony
vérlemezkeszint) esetén.

A Waylivra alkalmazasaval kapcsolatban jelentett sszes mellékhatas és korlatozas teljes felsorolasa a
betegtajékoztatéban talalhato.

Miért engedélyezték a Waylivra forgalomba hozatalat az EU-ban?

A Waylivra hatékonyan csokkenti a trigliceridszintet és varhatéan mérsékli a hasnyalmirigy-gyulladas
kockazatat az FCS-ben szenvedd betegeknél. A gydgyszer alkalmazasanak fo kockazata a
trombocitopénia, amely sulyos esetekben vérzéshez vezethet. A betegek allapotat ezért fokozott
figyelemmel kell kisérni, az injekcidok gyakorisagat pedig sziikség esetén modositani kell.

Az Eurdpai Gyogyszerigynodkség megallapitotta, hogy azoknal a betegeknél, akiknél fennall a
hasnyalmirigy-gyulladas fokozott kockazata, és akik esetében mas gyégyszerek és az alacsony
zsirtartalmu étrend nem miikoédott megfeleléen, a Waylivra alkalmazasanak elényei meghaladjak a
kockazatokat, ezért a gyogyszer forgalombahozatali engedélye az EU-ban kiadhato.

A Waylivra-t .feltételes forgalombahozatali engedéllyel” engedélyezték. Ez azt jelenti, hogy a
gyogyszerrel kapcsolatban tovabbi tudomanyos bizonyitékok varhatok, amelyek benyujtasara
kotelezték a vallalatot. Az Eurdpai Gyégyszeriigynokség évente felllvizsgal minden Ujonnan
hozzaférhetd informacidt, és sziikség esetén aktualizalja ezt az attekintést.
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Milyen informaciok varhaték még a Waylivra-val kapcsolatban?

Mivel a Waylivra forgalomba hozatalat feltételes forgalombahozatali engedéllyel engedélyezték, a
Waylivra-t forgalmazé vallalat egy betegnyilvantartason alapuld vizsgalat eredményeit fogja
benydjtani. Ebben a vizsgalatban azt tanulméanyozzak, hogy a vérteszteket és az injekcio
gyakorisaganak moédositasat hogyan végzik a gyakorlatban, és ezek segitségével milyen mértékben
el6zheté meg a trombocitopénia és a vérzés.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Waylivra biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Waylivra-t forgalmazoé vallalat a betegek és az egészségligyi szakemberek szamara oktatéanyagokat
fog biztositani a trombocitopénia és a vérzés kezeléssel jaré kockazatarol, valamint a vérlemezkeszint
rendszeres ellenérzésének fontossagarol.

A Waylivra biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetendd ajanlasok és dvintézkedések szintén feltlintetésre kerliiltek az alkalmazasi
el6irasban és a betegtajékoztatéban.

A Waylivra alkalmazasaval kapcsolatos informaciékat — hasonléan minden mas gyégyszerhez —
folyamatosan monitorozzak. A Waylivra alkalmazasaval dsszefliggésben jelentett mellékhatasokat
gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében a sziikséges intézkedéseket
meghozzak.

A Waylivra-val kapcsolatos egyéb informacio

A Waylivra-ra vonatkozo tovabbi informacioé az Ugynokség weboldalan talalhato:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/waylivra.
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