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Waylivra (volanesorsen)
Prehlad o lieku Waylivra a preco bol povoleny v EU

Co je liek Waylivra a na ¢o sa pouziva?

Waylivra je liek, ktory sa pouziva na lieCbu geneticky potvrdeného syndromu chylomikronémie (FCS),
genetického ochorenia, ktoré spdsobuje vysoku hladinu tukov v krvi nazyvanych triglyceridy.
Nadmerny tuk sa hromadi v réznych Castiach tela a sposobuje priznaky vratane bolesti brucha,
podkozné loziska tuku a pankreatitidu (zapal pankreasu).

Spolu s nizkotu¢nou diétou sa liek Waylivra pouziva na zniZenie hladiny triglyceridov v krvi u pacientov
s FCS, ktory sa potvrdil na zaklade genetického testovania. Podava sa len pacientom, u ktorych
neucinkovali iné lieky na znizZenie triglyceridov a u ktorych hrozi vysoké riziko vzniku pankreatitidy.

FCS je zriedkavy, a preto bol liek Waylivra dia 19. februara 2014 oznaceny za tzv. liek na ojedinelé
ochorenia (,orphan medicine™). Dal$ie informéacie o oznaceni lieku za liek na ojedinelé ochorenia
mobzete ndjst tu: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3141249.

Liek Waylivra obsahuje liecivo volanesorsen.
Ako sa liek Waylivra pouziva?

Liek Waylivra je dostupny vo forme injekéného roztoku na podavanie pod kozu, ktory si pacienti
po nalezitom zaskoleni mézu podavat sami, resp. im ho po takomto zaskoleni méZu podavat ich
opatrovatelia.

Na zaciatku lieCby sa liek Waylivra podava raz tyzdenne. Po troch mesiacoch méZu pacienti, u ktorych
doslo k dostato¢nému znizeniu hladiny triglyceridov, liek dalej dostavat raz za dva tyzdne. Frekvencia
injekcii sa opatovne upravi po 6 a 9 mesiacoch v zavislosti od toho, ako dobre liek Ucinkuje.

KedZze liek Waylivra mdze znizit polet krvnych dosticiek (zloziek krvi, ktoré pomahajd pri zrazani krvi),
okrem pravidelnych kontrol hladiny triglyceridov sa ma pravidelne kontrolovat pocet krvnych dosticiek
u pacientov, aby sa zistilo, ako dobre liek G¢inkuje. V zavislosti od vysledkov sa mdze upravit
frekvencia injekcii, alebo sa moze liecba prerusit alebo zastavit.

Vydaj lieku Waylivra je viazany na lekarsky predpis a na lie¢cbu méa dohliadat lekar, ktory ma
skusenosti s lie¢bou FCS. Viac informacii o pouzivani lieku Waylivra si precitajte v pisomnej informacii
pre pouzivatela alebo kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.
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Akym sposobom liek Waylivra Gcinkuje?

Liecivo lieku Waylivra, volanesorsen, je tzv. antisense oligonukleoid, velmi kratky kusok syntetickej
RNA (typu genetického materialu). Bolo navrhnuté tak, aby blokovalo produkciu proteinu, ktory
spomaluje rozklad tukov nazyvanych apolipoprotein C-111. Zablokovanim produkcie tohto proteinu liek
znizuje hladinu triglyceridov v krvi, a tym aj hromadenia tuku v tele, ¢o pravdepodobne znizZuje riziku
vzniku pankreatitidy.

Aké prinosy lieku Waylivra boli preukazané v stadiach?

V Studii, na ktorej sa zucastnilo 67 pacientov s FCS, bol liek Waylivra ucinny pri zniZovani triglyceridov
v krvi. Po troch mesiacoch sa u pacientov pouzivajucich liek Waylivra pozorovalo priemerné znizenie
hladiny triglyceridov o 77 % v porovnani s priemernych znizenim o 18 % u pacientov, ktorym sa
podavalo placebo (zdanlivy liek). Okrem podavania lieku Waylivra alebo placeba bola vSetkym
pacientom v tejto Studii predpisana nizkotuc¢na diéta.

Akeé rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Waylivra?

Najcastejsie vedlajsie Géinky lieku Waylivra s znizeny podet krvnych dosti¢iek (ktory mdze postihnut 4
ludi z 10) a reakcie v mieste vpichu injekcie, ako je bolest, opuch, svrbenie alebo modrina (ktoré mézu
postihnut 8 ludi z 10).

Liek Waylivra sa nesmie pouzivat v pripade pacientov s dlhodobou alebo nevysvetlenou
trombocytopéniou (nizkou hladinou krvnych dosticiek).

Zoznam vsetkych vedlajsich Ucinkov a obmedzeni pri pouzivani lieku Waylivra sa nachadza v pisomnej
informacii pre pouzivatela.

Preco bol liek Waylivra povoleny v EU?

Liek Waylivra Gcinne znizuje hladinu triglyceridov a predpoklada sa, Ze znizuje riziko vzniku
pankreatitidy u pacientov s FCS. Hlavnym rizikom tohto lieku je trombocytopénia, ktora, ak je zavazna,
mdze spdsobovat krvacanie. Je preto nevyhnutné, aby sa pacienti pozorne sledovali a aby sa podla
potreby upravila frekvencia injekcii.

Eurdpska agentdra pre lieky rozhodla, ze v pripade pacientov s vysokym rizikom vzniku pankreatitidy
a v pripade tych, u ktorych nizkotucna diéta dostato¢ne nelcinkovala, su prinosy lieku Waylivra vacsie
ako rizika spojené s jeho pouzivanim a Ze liek mdze byt povoleny na jeho pouzivanie v EU.

Liek Waylivra bol povoleny s tzv. podmienkou. To znamenad, Ze sa ¢aka na dalSie dokazy o lieku, ktoré
musi spolo¢nost predloZit. Agentira kazdy rok prehodnocuje vietky nové dostupné informacie a podla
potreby aktualizuje tento suhrn.

Aké informacie o lieku Waylivra dosial’ neboli predlozené?

KedZe liek Waylivra bol povoleny s podmienkou, spolo¢nost, ktord liek Waylivra uvadza na trh, predlozi
vysledky $tadie zaloZenej na registri pacientov s cielom preskimat, ako sa v praxi vykonavaju krvné
testy a Upravy frekvencie injekcif a ako Ucinkuju pri prevencii vzniku trombocytopénie a krvacania.
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Aké opatrenia sa prijimaji na bezpecné a Gucinné pouzivanie lieku Waylivra?

Spoloénost, ktora liek Waylivra uvadza na trh, predlozi vzdeldvacie materidly pre pacientov
a zdravotnickych pracovnikov s informaciami o riziku vzniku trombocytopénie a krvacania pri lieCbe,
ako aj vyzname pravidelnej kontroly poctu krvnych dosticiek u pacientov.

Na bezpecné a ucinné pouzivanie lieku Waylivra boli do sthrnu charakteristickych vlastnosti lieku
a pisomnej informécie pre pouZivatela zahrnuté aj odporucania a opatrenia, ktoré maja zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri vSetkych liekoch, aj Udaje o pouzivani lieku Waylivra sa neustale kontroluju. Vedlajsie
ucinky hlasené pri lieku Waylivra sa dokladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek nevyhnutné kroky
na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Waylivra

Dalsie informécie o lieku Waylivra sa nachadzaju na webovej stranke agentury:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/waylivra.
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