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Adzynma (rADAMTS13)

Prehled pro pripravek Adzynma a proc byl pripravek registrovan v EU

Adzynma je léCivy pfipravek, ktery se pouziva k l1écbé déti a dospélych s vrozenou trombotickou
trombocytopenickou purpurou (cTTP), coz je dédi¢né onemocnéni zplsobené mutacemi (zmé&nami)

v genu ADAMTS13. Pacienti s timto onemocnénim trpi akutnimi epizodami, pfi kterych dochazi k tvorbé
trombdzy (krevnich srazenin) v malych krevnich cévach v celém téle. Tyto srazeniny mohou branit
pritoku krve do organt a zplsobit zdravotni problémy. Zvy$end srazlivost krve vede k nedostatku
krevnich desti¢ek v krvi (trombocytopenii), coz zvy$uje riziko krvaceni. U pacientl dochazi také

k malym krvacenim pod ki, které provazi tvorba fialovych skvrn (purpura). cTTP také zplsobuje, Ze
Cervené krvinky se v téle rozkladaji rychleji, nez se vytvari, coz vede ke snizeni hladiny ¢ervenych
krvinek (mikroangiopatické hemolytické anemii) s pfiznaky, jako je Unava, slabost a dusnost.

CTTP je vzacné onemocnéni a pripravek Adzynma byl dne 3. prosince 2008 oznacen jako ,lécCivy
pripravek pro vzacna onemocnéni®. Dalsi informace o tomto vzacném onemocnéni naleznete na
internetovych strankach agentury EMA.

Pfipravek Adzynma obsahuje lécivou latku rADAMTS13.

Jak se pripravek Adzynma pouziva?

Vydej tohoto IéCivého pFipravku je vazan na lékarsky predpis. LéCbu by mél zahajit 1ékar, ktery ma
zkusSenosti s hematologickymi onemocnénimi (onemocnénimi souvisejicimi s krvi).

Pfipravek Adzynma se podava formou injekce do zily. V rdmci prevence epizod trombotické
trombocytopenické purpury (TTP) se podava jednou tydné nebo jednou za dva tydny. V rdmci 1éCby
akutnich epizod TTP (charakterizovanych trombocytopenii a mikroangiopatickou hemolytickou anemif)
dle potreby se pripravek podava jednou denng, pricemz IéCba akutnich epizod by méla byt zahajena
prvni den epizody a skoncit dva dny po jejim odeznéni.

Po zaskoleni mohou pacienti nebo jejich peCovatelé pfipravek Adzynma podavat sami.

Vice informaci o pouzivani pfipravku Adzynma naleznete v pfibalové informaci nebo se obratte na
svého |ékare Ci Iékarnika.
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Jak pFipravek Adzynma ptisobi?

Pacienti s cTTP maji v krvi pfiliS malo enzymu (typu bilkoviny) zvaného ADAMTS13. Tento enzym v krvi
rozklada velké bilkoviny zvané von Willebranddv faktor. Pokud tyto velké bilkoviny nejsou odstranény,
shlukuji se s krevnimi destickami a vytvareji krevni srazeniny. Léciva latka v pfipravku Adzynma je
verze ADAMTS13 (rADAMTS13), ktera se vyrabi v laboratofi. Nahrazuje chybé&jici enzym ADAMTS13 a
rozkladda von Willebrandiv faktor, ¢imz zabraruje tvorbé krevnich srazenin, tvorb& modfin, krvaceni a
anemii.

Jaké prinosy pripravku Adzynma byly prokazany v priibéhu studii?

Pfinosy pfipravku Adzynma jako preventivni IéCby epizod TTP byly hodnoceny v jedné hlavni studii, do
které bylo zarazeno 48 déti a dospélych ve véku do 70 let se zdvaznou cTTP. Studie byla rozdélena do
t¥ obdobi o délce 6 mésicli. BEhem prvniho obdobi byl pacientdim podavan bud’ ptipravek Adzynma,
nebo jejich obvykla [é¢ba (Casto Cerstvé zmrazena plazma) k prevenci epizod TTP. V zavislosti na
piredchozim lé¢ebném schématu podstupovali Ié¢bu bud jednou tydné&, nebo jednou za dva tydny. Ve
druhém obdobi byli pacienti, kterym byla nejprve podavana obvykla lécba, pfevedeni na pfipravek
Adzynma a pacienti, kterym byl nejprve podavan pripravek Adzynma, byli pfevedeni na jejich obvyklou
IéCbu. Béhem tretiho obdobi uzivali vSichni pacienti pfipravek Adzynma.

Ve skupiné pacientt, kterym byla b&hem studie podavana obvykla 1é¢ba, se vyskytla jedna epizoda
akutni TTP. Ve skupiné pacientl, kterym byl podavan piipravek Adzynma, nebyla zaznamenana 7adna
takova epizoda. Vzhledem k nizkému poctu téchto epizod nebylo mozné dospét k zavéru, zda je
pripravek Adzynma schopen |écit akutni epizody TTP. Studie vSak prokazala, Ze jiné pfiznaky tohoto
onemocnéni, jako je trombocytopenie a mikroangiopatickd hemolyticka anemie, byly u pacientd
lé¢enych pripravkem Adzynma pozorovany méné ¢asto nez u pacientl, kterym byla podavéna obvykla
|éCba.

Studie rovnéz zahrnovala 5 pacientd s cTTP, kterym byl v okamziku, kdy se u nich vyskytla akutni
epizoda TTP, podan pfipravek Adzynma dle potfeby, nebo jejich obvykla |écba. V této studii byla
Uspésné |éCena jedna akutni epizoda TTP pomoci pfipravku Adzynma a druha pomoci obvyklé 1éCby.
Obé akutni epizody byly vyreseny do 3 dnl po lé¢bé.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Adzynma?

Uplny seznam nezadoucich Gc¢ink( a omezeni ptipravku Adzynma je uveden v p¥ibalové informaci.

Nejcastéjsimi nezaddoucimi Gcinky pFipravku Adzynma (které mohou postihnout vice nez 1 osobu z 10)
jsou bolest hlavy, prijem, zavraté, infekce hornich cest dychacich (nosu a hrdla), nauzea (pocit na
zvraceni) a migréna.

Na zakladé ceho byl pripravek Adzynma registrovan v EU?

V dobé& schvaleni nebyla u pacientd s cTTP k dispozici zddna uspokojiva Ié¢ba. Cilem ptipravku
Adzynma je nahradit chybéjici enzym ADAMTS13 podobnou verzi tohoto enzymu vyrobeného

v laboratofi. A¢koli idaje ze studii neposkytuji dostate¢né dikazy o ucinnosti lé¢ivého pripravku pri
prevenci akutnich epizod TTP, jsou k dispozici informace z laboratornich studii, poznatky o tom, jak se
lé¢ivy pripravek chova v téle, a Udaje prokazujici zmirnéni piiznakd cTTP u pacientd, kterym byl podan
pripravek Adzynma. VSechny tyto skutecnosti naznacuji, Ze 1é¢ba by mohla byt Ucinna. Nezadouci
ucinky pfipravku Adzynma byly povaZovany za pfijatelné.

Evropska agentura pro |écivé pripravky proto rozhodla, Ze pfinosy pfipravku Adzynma prevysuji jeho
rizika, a mGzZe tak byt registrovan k pouZiti v EU.
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Pfipravek Adzynma byl registrovan ,za vyjimecnych okolnosti®, nebot vzhledem k velmi nizkému poctu
akutnich epizod TTP u pacientl s cTTP nebylo moZné o pfipravku Adzynma ziskat tplné informace.
Spolecnost musi poskytnout dalsi Udaje o pfipravku Adzynma. Musi predlozit Uplné vysledky tfi studii
bezpecnosti a ucinnosti pfipravku Adzynma. Agentura kazdorocné vyhodnoti jakékoli nové informace.
Jaka opatreni jsou uplatnovana k zajisténi bezpecného a ucinného
pouzivani pripravku Adzynma?

Spolecnost, ktera pripravek Adzynma dodava na trh, poskytne pfirucku pro zdravotnické pracovniky a
kartu pro pacienty s informacemi o tom, jak zvladat alergické reakce na pfipravek Adzynma pfi jeho
injekénim podani v domacim prostredi.

Do souhrnu Gdajl o ptipravku a pFibalové informace byla rovnéz zahrnuta doporudeni a opatfeni pro
bezpecné a Ucinné pouzivani pfipravku Adzynma, ktera by méla byt dodrzovana zdravotnickymi
pracovniky i pacienty.

Jako u vech lé¢ivych ptipravkl jsou Udaje o pouZivani ptipravku Adzynma pribézné sledovany.
Podezieni na nezddouci ucinky nahlasena v souvislosti s pripravkem Adzynma jsou peclivé hodnocena
a jsou udinéna vedkerad nezbytna opatteni, aby bylo chrdnéno zdravi pacientd.

Dalsi informace o pripravku Adzynma

Dalsi informace o pfipravku Adzynma jsou k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/adzynma.
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