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Waylivra (wolanesorsen)
Przeglad wiedzy na temat leku Waylivra i uzasadnienie udzielenia Pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE

Co to jest lek Waylivra i w jakim celu sie go stosuje

Waylivra jest lekiem stosowanym w leczeniu rodzinnego zespotu chylomikronemii (ang. familial
chylomicronaemia syndrome, FSC), choroby genetycznej prowadzacej do wysokiego poziomu ttuszczéw
o nazwie tréjglicerydy we krwi. Nadmiar ttuszczu odktada sie w réznych czesciach ciata i prowadzi do
takich objawow jak bol brzucha, osadzanie sie ttuszczu pod skorg i zapalenie trzustki.

Lek Waylivra, wraz z dietg o niskiej zawartosci ttuszczu, stosuje sie do obnizenia poziomu
tréjglicerydéw we krwi u pacjentéow z FSC potwierdzonym badaniami genetycznymi. Lek podaje sie
wytgcznie pacjentom, u ktérych inne leki majace na celu obnizenie poziomu tréjglicerydéw nie
zadziataty i u ktorych istnieje wysokie ryzyko wystapienia zapalenia trzustki.

Ze wzgledu na matg liczbe pacjentéow z FSC choroba ta jest uwazana za rzadko wystepujaca, zatem w
dniu 19 lutego 2014 r. lek Waylivra uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach).
Wiecej informacji na temat przyznania statusu leku sierocego mozna znalez¢ tutaj:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3141249.

Lek Waylivra zawiera substancje czynng wolanesorsen.
Jak stosowac lek Waylivra

Lek Waylivra jest dostepny w postaci roztworu do wstrzykiwan pod skére, a po przejsciu
odpowiedniego szkolenia pacjenci lub ich opiekunowie mogg by¢ w stanie samodzielnie wstrzykiwac
lek.

Na poczatku leczenia lek Waylivra podaje sie raz w tygodniu. Po 3 miesigcach pacjenci, u ktérych
nastgpit wystarczajacy spadek poziomu trdjglicerydéw, mogg nadal otrzymywac lek co 2 tygodnie.
Czestotliwos¢ wstrzykniec jest ponownie dostosowywana po 6 i 9 miesigcach w zaleznosci od tego, jak
dobrze dziata lek.

Ze wzgledu na to, ze Waylivra moze obnizy¢ poziom ptytek krwi (sktadniki umozliwiajace krzepniecie
krwi), oprocz regularnych kontroli tréjglicerydow nalezy regularnie kontrolowac¢ poziom ptytek krwi u
pacjentdw, aby sprawdzié, jak dobrze dziata lek. W zaleznosci od wynikow nalezy dostosowacd
czestotliwos¢ wstrzyknie¢ albo wstrzymac podawanie leku lub zaprzestac leczenia.
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Lek Waylivra jest wydawany na recepte, a leczenie tym lekiem powinno by¢ prowadzone pod nadzorem
lekarza z doswiadczeniem w leczeniu FCS. Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Waylivra
znajduje sie w ulotce dla pacjenta lub udzieli ich lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Waylivra

Substancja czynna leku Waylivra, wolanesorsen, to antysensowny oligonukleotyd, bardzo krotki
fragment syntetycznego RNA (rodzaj materiatu genetycznego). Zostat tak zaprojektowany, by blokowat
produkcje biatka, ktére spowalnia rozpad tluszczéw, o nazwie apolipoproteina C-III. Blokujac produkcje
tego biatka, lek obniza poziom trojglicerydow we krwi, a w rezultacie akumulacje ttuszczu w
organizmie, co powinno zmniejszy¢ ryzyko zapalenia trzustki.

Korzysci ze stosowania leku Waylivra wykazane w badaniach

Waylivra skutecznie zmniejszata poziom tréjglicerydéw we krwi w badaniu 67 pacjentéw z FSC. Po 3
miesigcach u pacjentéw, ktérym podawano lek Waylivra, wykazano $rednio 77% spadek poziomu
trojglicerydow w poréwnaniu ze srednim spadkiem o 18% u pacjentow, ktorym podawano placebo
(leczenie pozorowane). Oprdécz przyjmowania leku Waylivra lub placebo wszyscy pacjenci w badaniu
stosowali diete niskottuszczowa.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Waylivra

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Waylivra to obnizenie poziomu ptytek
krwi (mogace wystapi¢ u 4 na 10 pacjentow) oraz reakcje w miejscu wstrzykniecia, takie jak bol,
obrzek, swedzenie lub zasinienie lub sttuczenie (mogace wystapi¢ u 8 na 10 pacjentow).

Leku Waylivra nie wolno stosowac u pacjentow, ktorzy majg dtugotrwatg lub niewyjasniong
matoptytkowos¢ (niski poziom ptytek krwi).

Petny wykaz dziatan niepozadanych oraz ograniczen zwigzanych ze stosowaniem leku Waylivra
znajduje sie w ulotce dla pacjenta.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Waylivra w UE

Waylivra skutecznie zmniejsza poziom tréjgliceryddéw i powinna ograniczy¢ ryzyko zapalenia trzustki u
pacjentéw z FSC. Gtéwne ryzyko zwigzane ze stosowaniem tego leku to matoptytkowos¢, ktéra — jesli
ciezka — moze doprowadzi¢ do krwawienia. W zwigzku z tym nalezy $cisle monitorowaé pacjentéw i w
razie potrzeby dostosowywac czestotliwos¢ wstrzykniec.

Europejska Agencja Lekdw postanowita, ze w przypadku pacjentow o wysokim ryzyku zapalenia
trzustki, u ktorych inne leki oraz niskottuszczowa dieta nie dziataty wystarczajaco dobrze, korzysci
ptynace ze stosowania leku Waylivra przewyzszaja ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w
UE.

Lek Waylivra uzyskat ,warunkowe dopuszczenie do obrotu”. Oznacza to, ze beda gromadzone
dodatkowe informacje na temat tego leku, ktére firma ma obowigzek dostarczy¢. Co roku Agencja
dokona przegladu wszelkich nowych informacji i w razie potrzeby uaktualni niniejsze ogdlne
informacje.

Jakich informacji jeszcze brakuje na temat leku Waylivra

W zwigzku z tym, ze lek Waylivra uzyskat warunkowe dopuszczenie do obrotu, firma wprowadzajaca
lek Waylivra do obrotu przedstawi wyniki badania opartego na rejestrze pacjentéw w celu zbadania, w
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jaki sposéb przeprowadzane sg w praktyce kontrole krwi i korekty czestotliwosci wstrzykniec, a takze
jak sprawdzajq sie one w celu zapobiegania powstawaniu matoptytkowosci i krwawienia.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Waylivra

Firma, ktéra wprowadza Waylivra do obrotu, dostarczy pacjentom i pracownikom stuzby zdrowia
materiaty edukacyjne zawierajgce informacje na temat ryzyka wystgpienia matoptytkowosci i
krwawienia w zwigzku z leczeniem oraz na temat znaczenia regularnej kontroli poziomu ptytek krwi u
pacjentow.

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Waylivra w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto rowniez zalecenia i $rodki ostroznosci przeznaczone dla
personelu medycznego i pacjentow.

Tak jak w przypadku wszystkich lekéw, dane o stosowaniu leku Waylivra sg stale monitorowane.
Zgtaszane dziatania niepozadane leku Waylivra sg starannie oceniane i podejmowane sg wszystkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentow.

Inne informacje dotyczace leku Waylivra

Dalsze informacje na temat leku Waylivra znajdujg sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/waylivra.
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