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Waylivra (volanesorsen)
Sammanfattning av Waylivra och varfor det ar godkéant inom EU

Vad ar Waylivra och vad anvands det for?

Waylivra ar ett lakemedel som anvands for att behandla familjar kylomikronemi (FCS, familial
chylomicronemia syndrome), en genetisk sjukdom som ger upphov till héga nivaer av fetter som kallas
triglycerider i blodet. Overskott av fett byggs upp i olika delar av kroppen och leder till symtom,
inklusive buksmarta, fettdepder under huden och pankreatit (inflammation i bukspottkérteln).

Waylivra anvands tillsammans med fettsnal kost for att minska triglyceridnivderna hos patienter med
FCS som har bekraftats genom gentestning. Det ges bara till patienter hos vilka andra lakemedel for
att minska nivaerna av triglycerider inte har verkat och som har hog risk for att utveckla pankreatit.

FCS ar sallsynt och Waylivra klassificerades som sarlakemedel (ett lakemedel som anvéands vid
sallsynta sjukdomar) den 19 februari 2014. Mer information om klassificeringen som sarlakemedel
finns har: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3141249.

Waylivra innehdller den aktiva substansen volanesorsen.
Hur anvands Waylivra?

Waylivra finns som en losning for injektion under huden, som patienterna sjalva eller deras vardare
kan injicera efter att de har fatt instruktioner.

I borjan av behandlingen ges Waylivra en gang i veckan. Efter tre manader kan patienter som har haft
en tillracklig minskning av triglyceridnivaerna fortsatta ta lakemedlet en gang varannan vecka.
Injektionsfrekvensen justeras igen efter 6 och 9 manader beroende pa hur val lakemedlet fungerar.

Eftersom Waylivra kan minska nivaerna av blodplattar (komponenter som hjalper blodet att koagulera)
bor patienternas blodplattsnivaer regelbundet kontrolleras, utover regelbundna kontroller av
triglycerider for att se hur val lakemedlet fungerar. Beroende pa resultaten kan injektionsfrekvensen
justeras, eller sa kan behandlingen avbrytas tillfalligt eller permanent.

Waylivra ar receptbelagt och behandlingen ska 6vervakas av en lakare som har erfarenhet av att
behandla FCS. For mer information om hur du anvander Waylivra, las bipacksedeln eller tala med
lakare eller apotekspersonal.
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Hur verkar Waylivra?

Den aktiva substansen i Waylivra, volanesorsen, ar en s.k. antisens-oligonukleotid, en mycket kort del
av syntetiskt RNA (en typ av genetiskt material). Den har utformats for att blockera produktionen av
ett protein som bromsar nedbrytningen av fetter som kallas apolipoprotein C-111. Genom att blockera
bildandet av detta protein minskar lakemedlet nivan av triglycerider i blodet och darmed ansamlingen
av fett i kroppen, vilket forvantas minska risken for pankreatit.

Vilka fordelar med Waylivra har visats i studierna?

Waylivra var effektivt for att minska triglyceriderna i blodet i en studie pa 67 patienter med FCS. Efter
tre manader minskade triglyceridnivderna med i genomsnitt 77 procent hos patienter som fick
Waylivra, jamfért med i genomsnitt 18 procent hos patienter som fick placebo (overksam behandling).
Forutom att de fick Waylivra eller placebo at alla patienter i studien dven en fettsnal kost.

Vilka ar riskerna med Waylivra?

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Waylivra ar minskade nivaer av blodplattar (kan
upptrada hos 4 av 10 personer) och reaktioner pd injektionsstallet, t.ex. smarta, svullnad, klada eller
bldmarken (kan upptrada hos 8 av 10 personer).

Waylivra far inte ges till patienter som har langvarig eller oférklarlig trombocytopeni (laga nivaer av
blodplattar).

En fullstandig forteckning dver biverkningar och restriktioner fér Waylivra finns i bipacksedeln.
Varfor ar Waylivra godkant i EU?

Waylivra minskar effektivt triglyceridnivaerna och forvantas minska risken for pankreatit hos patienter
med FCS. Den storsta risken med detta lakemedel ar trombocytopeni, som om den ar allvarlig kan leda
till blodningar. Patienterna maste darfor dvervakas noggrant och injektionsfrekvensen justeras vid
behov.

Europeiska ldkemedelsmyndigheten fann att férdelarna med Waylivra ar stoérre an riskerna for
patienter med hog risk for pankreatit hos vilka andra lakemedel och fettsnal kost inte har fungerat
tillrackligt val och att Waylivra kan godkannas for anvandning i EU.

Waylivra har godkéants enligt reglerna om "villkorat godkannande”. Detta innebéar att det ska komma in
ytterligare evidens for detta lakemedel och att féretaget ar skyldigt att lamna dessa uppgifter.
Lakemedelsmyndigheten kommer att granska ny information om produkten varje ar och uppdatera
denna sammanfattning nar det behdvs.

Vilken information om Waylivra saknas for narvarande?

Eftersom Waylivra fatt villkorat godkannande ska foretaget som marknadsfor Waylivra lamna in
resultaten av en studie som bygger pa ett patientregister och som undersoker hur blodkontrollerna och
justeringarna av injektionsfrekvensen genomfors i praktiken samt hur val de fungerar for att férebygga
trombocytopeni och blédningar.
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Vad gors for att garantera saker och effektiv anvandning av Waylivra?

Foretaget som marknadsfér Waylivra kommer att tillhandahalla utbildningsmaterial for patienter och
halso- och sjukvardspersonal med information om risken for trombocytopeni och blédningar och om
vikten av att regelbundet kontrollera blodplattsnivaerna hos patienterna.

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som vardpersonal och patienter ska iaktta for saker och
effektiv anvandning av Waylivra har ocksa tagits med i produktresumén och bipacksedeln.

Liksom for alla lakemedel dvervakas de vetenskapliga uppgifterna for Waylivra kontinuerligt.
Biverkningar som har rapporterats for Waylivra utvarderas noggrant och nédvandiga atgarder vidtas
for att skydda patienterna.

Mer information om Waylivra

Mer information om Waylivra finns p& EMA:s webbplats
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/waylivra.
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