EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/373006/2025
EMEA/H/C/006525

Waskyra (etuvetidigen autotemcel)
Pfehled pro pripravek Waskyra a pro€ byl pripravek registrovan v EU

Co je pripravek Waskyra a k cemu se pouziva?

Waskyra je |é&ivy pFipravek uréeny k 1é6¢bé osob ve véku od 6 mésicl s Wiskottovym-Aldrichovym
syndromem (WAS), které maji mutaci v genu WAS. Pouziva se k 1é¢bé pacientl, u nichZ je vhodna
transplantace hematopoetickych (krvetvornych) kmenovych bunék, ale neni pro né k dispozici zadny
vhodny dérce kmenovych bunék.

Wiskottdv-Aldrichlv syndrom je zplsoben abnormalitami v genu, ktery produkuje protein (bilkovinu)
WAS, jenz se nachazi v krvinkach a v nékterych bunkach imunitniho systému (pfirozeného obranného
systému téla). Osobam trpicim Wiskottovym-Aldrichovym syndromem se snadno tvori modfiny

a snadno krvaceji, protoze maji ptiliS malo normalnich krevnich desticek (slozek, které napomahaji
srazeni krve). Casto trpi také infekcemi, nebot maji p¥ili§ malo normalnich imunitnich bunék, coz mize
vést k sepsi (stav, kdy bakterie a jejich toxiny obihaji v krvi a zacinaji poskozovat organy). Kromé toho
u nich existuje vy&si riziko rozvoje nékterych typt nadorovych onemocnéni, jako je lymfom.

Wiskottlv-Aldrichtv syndrom je vzacné onemocnéni a ptipravek Waskyra byl oznagen dne 6. &ervna
2012 jako ,lécivy pripravek pro vzacna onemocnéni*. Dalsi informace o tomto vzadcném onemocnéni
naleznete na internetovych strankach agentury EMA.

Pripravek Waskyra obsahuje léCivou latku etuvetidigen autotemcel, ktera se sklada z geneticky
modifikovanych kmenovych bunék odebranych z vlastni krve pacienta.

Jak se pripravek Waskyra pouziva?

Vydej pripravku Waskyra je vazan na lékarsky predpis. Pfipravek musi byt podavan ve kvalifikovaném
zdravotnickém zafizeni Iékafem, ktery je vyskolen k podavani tohoto IéCivého pfipravku a ma
zkusSenosti s transplantaci kmenovych bunék.

Piipravek Waskyra se pFipravuje pro kazdého pacienta zvlast, a to z kmenovych bunék odebranych

z jeho krve. Smi se podat pouze pacientovi, pro kterého byl pfipraven. Podava se formou jednorazové
infuze (kapani) do zily. Pfed podanim pfipravku Waskyra pacient podstoupi pfipravnou IéCbu za Gcelem
ocisténi kostni dfené od abnormalnich bunék.

Vice informaci o pouZivani pfipravku Waskyra naleznete v pfibalové informaci nebo se obratte na svého
Iékare Ci lékarnika.

Official address Domenico Scarlattilaan 6 e 1083 HS Amsterdam e The Netherlands
Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2026. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/how-to-find-us
http://www.ema.europa.eu/contact
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-12-998

Jak pripravek Waskyra plisobi?

Pripravek Waskyra se vyrabi z kmenovych bunék (nazyvanych buriky CD34+), které jsou odebirany

z krve pacienta. Tyto buriky jsou v laboratofi geneticky modifikovany, aby mohly produkovat funkéni
protein WAS. Po transplantaci zpét do téla pacienta migruji modifikované burky do kostni dfené, kde
zacnou vytvaret zdravé krvinky a imunitni bunky, které produkuji funkéni protein WAS, a pomahaji tak
zmirmovat pfiznaky onemocnéni.

Jaké prinosy pfFipravku Waskyra byly prokazany v prlibéhu studii?

Pfinosy pfipravku Waskyra byly prokazany v klinickém vyvojovém programu, do kterého bylo zarazeno
celkem 27 pacientd s Wiskottovym-Aldrichovym syndromem. Jednalo se o 10 déti ve véku od 1 do

9 let zafazenych do hlavni studie a 17 pacientl ve v&ku od 1 do 35 let zafazenych do jiné klinické
studie a programu rozsifeného pfistupu (kdy je osobam se zdvaznym onemocnénim, pro které
neexistuje zadna schvalena Iécba, podavan hodnoceny IéCivy pFipravek mimo klinickou studii).

Celkové Udaje ukazaly, ze pripravek Waskyra je ucinny pfi snizovani vyskytu zavaznych infekci
a krvacivych pfihod.

Prdmérny pocet zavaznych infekci za rok se snizil z 2,0 b&hem 12 mésicl pred |é¢bou na 0,12 b&hem
2-3 let po 1é¢bé pFipravkem Waskyra. Podobné se primérny pocet stfedné zavaznych a zavaznych
krvacivych piihod za rok snizil z 2,0 b&hem 12 mésict pred Ié¢bou na 0,16 b&hem 2-3 let po 1é&bé
pripravkem Waskyra.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Waskyra?

Uplny seznam neZadoucich G&ink( a omezeni pFipravku Waskyra je uveden v p¥ibalové informaci.

Nejéast&jsi nezaddouci Ucinky hlagené u osob Ié¢enych pripravkem Waskyra byly zplsobeny postupy
a pripravnou lé¢bou potfebnou k podani tohoto IéCivého pfipravku, jako je pfipravny rezim, jakoz

i reakcemi v misté aplikace léCivého pripravku (infekce souvisejici s infuznim zafizenim, krvéceni

v misté katétru).

Pripravek Waskyra nesmi byt podavan osobam, které jiz dfive podstoupily transplantaci
hematopoetickych kmenovych bunék od darce a stale maji darcovské buriky v krvi, ani osobam, které
jiz drive podstoupily genovou terapii pripravenou z krvetvornych kmenovych bunék (Ié¢bu, pfi niz jsou
pacientovy kmenové buriky odebrany a geneticky modifikovany a poté vraceny do jeho téla).

Na zakladé ceho byl pripravek Waskyra registrovan v EU?

Osoby trpici Wiskottovym-Aldrichovym syndromem, pro které je vhodna transplantace
hematopoetickych kmenovych bunék, ale neni pro né k dispozici zadny kompatibilni darce kmenovych
bunék, maji kratsi stfedni délku zivota. V dobé registrace pripravku Waskyra byla ucinna Iécba téchto
pacientl zapotiebi.

Lécba pripravkem Waskyra vedla ke znac¢nému snizeni poCtu zavaznych infekci a stfedné zavaznych az
zavaznych krvacivych pfihod a tento pfinos pretrvaval dlouhodobé. Bezpecnost IéCivého pripravku byla
povazovana za prijatelnou, pficemz v informacich o pripravku byla popsana pfislusna bezpecnostni
opatieni a opatieni pro sledovani. Teoreticky mize existovat riziko rozvoje nddorového onemocnéni

v disledku nezamys$lenych zmén v genetickém materialu, 2adny takovy p¥ipad véak nebyl dosud
zaznamenan. Jsou zavedena opatfeni ke sledovani téchto rizik prostfednictvim 15leté dlouhodobé
studie, kterd ma Iépe charakterizovat bezpecnost pripravku Waskyra.
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Evropska agentura pro |éCivé pFipravky proto rozhodla, ze pfinosy pfipravku Waskyra prevysuji jeho
rizika, a mGZe tak byt registrovan k pouZiti v EU.

Jaka opatFeni jsou uplatiovana k zajisténi bezpecného a Gcinného
pouzivani pripravku Waskyra?

Spolecnost, ktera pripravek Waskyra dodava na trh, provede studii s cilem dale posoudit dlouhodobou
bezpecnost a ucinnost tohoto IéCivého pripravku a predlozi jeji vysledek. Spole¢nost rovnéz poskytne
zdravotnickym pracovnikiim, u nichz se ocekava, Zze budou tento |é¢ivy ptipravek pouZivat, edukaéni
materidly s informacemi o jeho bezpecnosti, véetné mozného rizika rozvoje nadorového onemocnéni,
a o ddlezitosti monitorovani a dlouhodobého sledovani osob Ié¢enych pripravkem Waskyra. Také
pacienti a peCovatelé obdrzi edukacni materiadly s informacemi o tom, kdy se obratit na oSetfujiciho
lékafe v pfipadé obav nebo podezieni na nezadouci G¢inky, jak hlasit nezadouci G¢inky a o dlleZitosti
pravidelného a dlouhodobého sledovani.

Do souhrnu Gdajd o pFipravku a ptibalové informace byla zahrnuta doporuéeni a opatfeni pro bezpe¢né
a ucinné pouzivani pfipravku Waskyra, ktera by méla byt dodrzovana zdravotnickymi pracovniky
i pacienty.

Jako u v&ech lé&ivych ptipravkl jsou Gdaje o pouZivani pripravku Waskyra prib&zné sledovany.
Podezreni na nezadouci ucinky nahlasena v souvislosti s pfipravkem Waskyra jsou peclivé hodnocena
a jsou ucinéna veskerd nezbytnd opatteni, aby bylo chrdnéno zdravi pacientd.

Dalsi informace o pripravku Waskyra

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