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Waskyra (etuvetidigen autotemcel)
Pregled informacija o lijeku Waskyra i zasto je odobren u EU-u

Sto je Waskyra i za $to se koristi?

Waskyra je lijek za lijeCenje osoba u dobi od Sest mjeseci i starijih koje boluju od Wiskott-Aldrichovog
sindroma (WAS) i koje imaju mutaciju u genu WAS. Primjenjuje se za lije¢enje bolesnika za koje je
primjerena transplantacija hematopoetskih maticnih stanica, ali za koje nije dostupan odgovarajuci
darivatelj matic¢nih stanica.

Wiskott-Aldrichov sindrom uzrokovan je anomalijama u genu koji proizvodi protein WAS, koji se nalazi
u krvnim stanicama i odredenim stanicama imunosnog sustava (prirodne obrane tijela). Osobe s
Wiskott-Aldrichovim sindromom lako dobivaju modrice i krvare jer imaju premalo normalnih trombocita
(komponenti koje pomazu u zgrusavanju krvi). Takoder, imaju Ceste infekcije jer imaju premalo
normalnih imunosnih stanica, Sto moze prouzrociti sepsu (odnosno da bakterije i njihovi toksini
cirkuliraju u krvi i po¢nu ostecivati organe). Osim toga, postoji vedi rizik od razvoja nekih vrsta raka,
kao sto je limfom.

Wiskott-Aldrichov sindrom rijetka je bolest, a lijek Waskyra dobio je status ,lijeka za rijetku bolest” 6.
lipnja 2012. Vise informacija o statusu lijekova za rijetke bolesti dostupno je na mreznom mjestu EMA-

€.

Waskyra sadrzi djelatnu tvar etuvetidigen autotemcel, koja se sastoji od genetski modificiranih
matic¢nih stanica uzetih iz krvi samog bolesnika.

Kako se Waskyra primjenjuje?

Lijek Waskyra izdaje se samo na recept, a mora ga davati lijeCnik u specijaliziranoj zdravstvenoj
ustanovi koji je osposobljen za primjenu ovog lijeka i ima iskustvo u presadivanju matic¢nih stanica.

Waskyra se proizvodi pojedinacno za svakog bolesnika od maticnih stanica iz krvi samog bolesnika i
smije se dati samo bolesniku za kojeg je proizveden. Daje se jednokratno infuzijom (ukapavanjem) u
venu. Prije nego Sto primi lijek Waskyra, bolesnik ¢e biti podvrgnut rezimu kondicioniranja (pripreme)
kako bi se uklonile stanice iz njegove kosStane srzi.

Za viSe informacija o primjeni lijeka Waskyra procitajte uputu o lijeku odnosno obratite se lijeCniku ili
ljekarniku.
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Kako djeluje Waskyra?

Waskyra se proizvodi od mati¢nih stanica (CD34+ stanica), koje se prikupljaju iz krvi bolesnika.
Stanice se genetski modificiraju u laboratoriju kako bi mogle proizvesti funkcionalni protein WAS. Kad
se ponovno presaduju bolesniku, modificirane stanice migriraju u kostanu srz, gdje pocinju proizvoditi
zdravu krv i imunosne stanice koje proizvode funkcionalni protein WAS, ¢ime pomazu u ublazavanju
simptoma bolesti.

Koje su koristi od lijeka Waskyra utvrdene u ispitivanjima?

Koristi od lijeka Waskyra utvrdene su u programu klinickog razvoja koji je ukljucivao ukupno

27 bolesnika s Wiskott-Aldrichovim sindromom. U glavhom ispitivanju sudjelovalo je 10 djece u dobi
od 1 do 9 godina te 17 bolesnika u dobi od 1 do 35 godina iz drugog klinickog ispitivanja i programa
proSirenog pristupa (u kojem se osobama s teskim stanjem za koje ne postoji odobreno lijeCenje daje
ispitivani lijek izvan klinickog ispitivanja).

Opcenito, podatci su pokazali da je lijek Waskyra ucinkovit u pogledu smanjenja broja teskih infekcija i
epizoda krvarenja.

Prosjecan broj teskih infekcija godisnje smanjio se s 2,0 dogadaja tijekom 12 mjeseci prije lijeCenja na
0,12 dogadaja tijekom 2-3 godine nakon lijeCenja lijekom Waskyra. Sli¢no tome, prosjec¢an broj
umjerenih i teskih epizoda krvarenja godisnje smanjio se s 2,0 dogadaja tijekom 12 mjeseci prije
lijeCenja na 0,16 dogadaja tijekom 2-3 godine nakon lijecenja lijekom Waskyra.

Koji su rizici povezani s lijekom Waskyra?

Potpuni popis nuspojava i ogranic¢enja povezanih s lijekom Waskyra potrazite u uputi o lijeku.

Najcesce prijavljene nuspojave u osoba lijecenih lijekom Waskyra bile su posljedica postupaka i
prethodnih terapija potrebnih za primanje lijeka, kao sto je rezim kondicioniranja, te nuspojave na
mjestu primjene (infekcije povezane s uredajem za infuziju, krvarenje na mjestu uvodenja katetera).

Waskyra se ne smije davati osobama kojima su prethodno presadene hematopoetske mati¢ne stanice
darivatelja i jos uvijek imaju stanice darivatelja u krvi kao ni osobama koje su prethodno primile
gensku terapiju hematopoetskim mati¢nim stanicama (lijeCenje u kojem se maticne stanice bolesnika
prikupljaju i genetski modificiraju, a zatim se vraéaju bolesniku).

Zasto je lijek Waskyra odobren u EU-u?

Osobe s Wiskott-Aldrichovim sindromom za koje je primjereno presadivanje hematopoetskih maticnih
stanica, ali koje nemaju kompatibilnog darivatelja mati¢nih stanica, imaju smanjen ocekivani Zivotni
vijek. U trenutku izdavanja odobrenja za lijek Waskyra postojala je potreba za ucinkovitim lije¢enjem
tih bolesnika.

Terapija lijekom Waskyra dovela je do znatnog smanjenja teskih infekcija i umjerenih do teskih
epizoda krvarenja, a to se smanjenje dugo zadrzalo. Sigurnost primjene lijeka smatra se prihvatljivom,
uz odgovarajuce mjere opreza i pracenje, sto je opisano u informacijama o lijeku. Mogao bi postojati
teoretski rizik od raka uzrokovanog nenamjernim promjenama u genetskom materijalu iako dosad nisu
zabiljezeni takvi slucajevi. Uspostavljene su mjere za pracenje takvih dogadaja u okviru 15-godisnjeg
dugorocnog ispitivanja kako bi se bolje opisala sigurnost primjene lijeka Waskyra.

Europska agencija za lijekove stoga je zakljucila da koristi od lijeka Waskyra nadmasuju s njim
povezane rizike te da lijek moze biti odobren za primjenu u EU-u.
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Koje se mjere poduzimaju kako bi se osigurala sigurna i ucinkovita
primjena lijeka Waskyra?

Tvrtka koja stavlja lijek Waskyra u promet provest ¢e potrebno ispitivanje i dostaviti njegove rezultate
kako bi se dodatno procijenila dugoroc¢na sigurnost i uc¢inkovitost lijeka. Tvrtka ¢e zdravstvenim
radnicima za koje se oCekuje da c¢e primjenjivati lijek dostaviti i edukacijske materijale s informacijama
o sigurnosti primjene, ukljucujuéi potencijalni rizik od raka i vaznost pracenja i dugoroc¢ne kontrole
osoba koje primaju terapiju lijekom Waskyra. Bolesnici i njegovatelji takoder ¢e dobiti edukacijske
materijale s informacijama o tome kada se obratiti lijecniku u slu¢aju zabrinutosti ili sumnje na
nuspojave, kako prijaviti nuspojave te o vaznosti redovitog i dugorocnog pracenja.

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

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

Ostale informacije o lijeku Waskyra

Vise informacija o lijeku Waskyra dostupno je na mreznom mjestu Agencije:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/waskyra.
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