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Adzynma (rADAMTS13)

Pregled informacija o lijeku Adzynma i zasto je odobren u EU-u

Adzynma je lijek koji se koristi za lijeCenje djece i odraslih osoba s kongenitalnom tromboti¢nom
trombocitopeni¢nom purpurom (cTTP), nasljednom boles¢u koju uzrokuju mutacije (promjene) u genu
ADAMTS13. Bolesnici s tom boles¢u imaju akutne epizode u kojima se tromboza (krvni ugrusci) stvara
u malim krvnim zilama u cijelom tijelu. Ugrusci mogu ometati protok krvi u organe i uzrokovati
oStecenja. Povecano zgrusavanje dovodi do manjka trombocita u krvi (trombocitopenije), sto povecava
rizik od krvarenja. Bolesnici takoder imaju mala krvarenja ispod koZe koja se pojavljuju kao ljubiaste
mrlje (purpura). Kongenitalna tromboti¢na trombocitopeni¢na purpura (cTTP) takoder uzrokuje da
tijelo razgraduje crvene krvne stanice brze nego Sto ih moze proizvesti, smanjujucéi razinu crvenih
krvnih stanica (mikroangiopatska hemoliticka anemija), sa simptomima koji uklju¢uju umor, slabost i
otezano disanje.

CTTP je rijetka bolest, a lijek Adzynma dobio je status ,lijeka za rijetke bolesti” 3. prosinca 2008. Vise
informacija o statusu lijekova za rijetke bolesti dostupno je na mreznom mjestu EMA-e.

Adzynma sadrzi djelatnu tvar rADAMTS13.
Kako se Adzynma primjenjuje?

Lijek se izdaje samo na recept, a lijeCenje treba zapoceti lije¢nik s iskustvom u hematoloskim (krvnim)
bolestima.

Adzynma se primjenjuje kao injekcija u venu. Za sprjecavanje epizoda TTP-a (tromboticne
trombocitopeni¢ne purpure) lijek se daje jednom tjedno ili svaka dva tjedna. Za lije¢enje akutnih
epizoda TTP-a na zahtjev (karakteriziranih trombocitopenijom i mikroangiopatskom hemolitickom
anemijom) daje se jednom dnevno; lije¢enje akutnih epizoda treba zapoceti prvog dana epizode i
zavrsiti 2 dana nakon njezina zavrsetka.

Bolesnici ili njihovi njegovatelji mogu si samostalno davati injekcije lijeka Adzynma nakon sto produ
odgovarajucu obuku.

Za viSe informacija o primjeni lijeka Adzynma procitajte uputu o lijeku, odnosno obratite se lije¢niku ili
ljekarniku.

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, 2024. 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-3-08-588

Kako djeluje Adzynma?

Bolesnici s cTTP-om imaju premalo enzima (vrste proteina) pod nazivom ADAMTS13 u krvi. Taj enzim
razgraduje velike proteine u krvi koji se nazivaju von Willebrandov faktor. Ako se ti veliki proteini ne
uklone, nakupljaju se s trombocitima i stvaraju krvne ugruske. Djelatna tvar u lijeku Adzynma je
verzija proteina ADAMTS13 (rADAMTS13) koja se proizvodi u laboratoriju. Zamjenjuje enzim
ADAMTS13 koji nedostaje i razgraduje von Willebrandov faktor te na taj nacin sprjeCava stvaranje
krvnih ugrusaka, modrica, krvarenja i anemije.

Koje su koristi od lijeka Adzynma utvrdene u ispitivanjima?

Koristi od lijeka Adzynma kao preventivnog lijeCenja epizoda TTP-a procijenjene su u glavnom
ispitivanju koje je obuhvacalo 48 djece i odraslih do 70 godina s teskim CTTP-om. Ispitivanje je bilo
podijeljeno na tri razdoblja od 6 mjeseci. Tijekom prvog razdoblja bolesnici su primali lijek Adzynma ili
uobicajenu terapiju (Cesto svjeZzu smrznutu plazmu) za sprjeCavanje epizoda TTP-a. Ovisno o njihovom
prethodnom rasporedu lijeCenja, lijeCeni su ili jednom tjedno ili svaka dva tjedna. Tijekom drugog
razdoblja bolesnici koji su prethodno primali uobicajeno lijeCenje presli su na lijek Adzynma, a bolesnici
koji su prvotno primali lijek Adzynma sada su primili uobicajeno lijeCenje. Tijekom treé¢eg razdoblja svi
su bolesnici uzimali lijek Adzynma.

Jedna akutna epizoda TTP-a pojavila se u skupini bolesnika koji su tijekom ispitivanja primali svoju
uobicajenu terapiju i nijedna u skupini koja je uzimala lijek Adzynma; bududi da je taj broj bio nizak,
nije bilo moguce zakljuciti moze li se lijekom Adzynma lijeciti akutne epizode TTP-a. Medutim,
ispitivanje je pokazalo da su drugi simptomi bolesti, kao Sto su trombocitopenija i mikroangiopatska
hemoliticka anemija, rjede zabiljezeni u bolesnika koji su primali lijek Adzynma nego u bolesnika koji
su primali uobic¢ajenu terapiju.

Ispitivanje je obuhvatilo i 5 bolesnika s cTTP-om koji su primali lijek Adzynma na zahtjev ili svoje
uobicajeno lijeCenje kada su imali akutnu epizodu TTP-a. U ispitivanju je jedna akutna epizoda TTP-a
uspjesno lijeCena lijekom Adzynma, a jedna s uobicajenim lijeCenjem bolesnika. Obje akutne epizode
povukle su se u roku od 3 dana nakon lijecenja.

Koji su rizici povezani s lijekom Adzynma?

Potpuni popis nuspojava i ograni¢enja povezanih s lijekom Adzynma potrazite u uputi o lijeku.

Najcesce nuspojave lijeka Adzynma (koje se mogu javiti u visSe od 1 na 10 osoba) ukljucuju glavobolju,
proljev, omaglicu, infekciju gornjeg diSnog sustava (nosa i grla), mucninu (slabost) i migrenu.

Zasto je lijek Adzynma odobren u EU-u?

U trenutku odobrenja nije bilo dostupno zadovoljavajuce lijeCenje za bolesnike s cTTP-om. Cilj je lijeka
Adzynma zamijeniti nedostatak enzima ADAMTS13 slicnom verzijom tog enzima proizvedenog u
laboratoriju. Iako podatci iz ispitivanja ne pruzaju dovoljno dokaza da je lijek ucinkovit u sprjecavanju
akutnih epizoda TTP-a, dostupne su informacije iz laboratorijskih ispitivanja, saznanja o tome kako
lijek djeluje u tijelu i podatci koji pokazuju smanjenje simptoma cTTP-a u bolesnika koji uzimaju lijek
Adzynma. Sve to upucuje na to da bi lijeCenje moglo biti djelotvorno. Nuspojave lijeka Adzynma
smatrale su se prihvatljivima.

Europska agencija za lijekove stoga je zakljucila da koristi od lijeka Adzynma nadmasuju s njim
povezane rizike te da moze biti odobren za primjenu u EU-u.
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Lijek Adzynma odobren je u ,iznimnim okolnostima”. To je zato Sto nije bilo moguce dobiti potpune
informacije o lijeku Adzynma zbog vrlo malog broja akutnih dogadaja TTP-a u bolesnika s cTTP-om.
Tvrtka mora dostaviti dodatne podatke o lijeku Adzynma. Mora dostaviti potpune rezultate triju
ispitivanja o sigurnosti i u¢inkovitosti lijeka Adzynma. Svake ¢e godine Europska agencija za lijekove
procijeniti sve nove informacije koje postanu dostupne.

Koje se mjere poduzimaju kako bi se osigurala sigurna i ucinkovita
primjena lijeka Adzynma?

Tvrtka koja stavlja lijek Adzynma u promet osigurat ¢e prirucnik za zdravstvene djelatnike i karticu s
upozorenjima za bolesnike, ukljucujuéi informacije o tome kako lijeciti alergijske reakcije na lijek
Adzynma kada se lijek ubrizgava kod kuce.

Preporuke i mjere opreza kojih se zdravstveni radnici i bolesnici trebaju pridrzavati u cilju sigurne i
ucinkovite primjene lijeka Adzynma nalaze se takoder u sazetku opisa svojstava lijeka i u uputi o
lijeku.

Kao i za sve lijekove, podatci o primjeni lijeka Adzynma kontinuirano se prate. Sumnje na nuspojave
prijavljene za lijek Adzynma pazljivo se procjenjuju i poduzimaju se sve potrebne mjere za zastitu
bolesnika.

Ostale informacije o lijeku Adzynma

ViSe informacija o lijeku Adzynma dostupno je na mreznom mjestu Agencije:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/adzynma.
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