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Adzynma (rADAMTS13)

Az Adzynma-ra vonatkozd attekintés és az EU-ban valo engedélyezésének
indoklasa

Az Adzynma a velesziletett trombotikus trombocitopénias purpuraban (cTTP) - az ADAMTS13 gén
mutacidi (elvaltozasai) altal okozott 6rokletes betegségben - szenved6 gyermekek és feln6ttek
kezelésére alkalmazott gydgyszer. Az e betegségben szenved6 betegeknél akut epizédok fordulnak el6,
amelyek soran trombdzis (vérrégok) alakul(nak) ki a szervezetben Iévl kis erekben. A vérrogok
akadalyozhatjak a szervek vérellatasat, ezaltal kdrosodast okozhatnak. A fokozott vérrogképzdés a
vérlemezkék szamanak csokkenését eredményezi a vérben (trombocitopénia), ami noveli a vérzések
kockazatat. A betegeknél bér alatti kisebb bevérzések is el6fordulnak, amelyek bibor szin(i foltként
(purpura) jelennek meg. cTTP esetén tovabba a szervezet gyorsabban bontja le a vorosvérsejteket,
mint ahogy azokat képes el6allitani, ezaltal csokken a vorosvérsejtek szama (mikroangiopatias
hemolitikus anémia); a betegség olyan tlinetekkel jar, mint a faradtsag, a gyengeség és a légszomj.

A cTTP ,ritkanak” mindsll, ezért az Adzynma-t 2008. december 3-an ,ritka betegségek elleni
gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacid a ritka betegség elleni (orphan)
statusszal rendelkezd gydgyszerekrdl az EMA honlapjan taladlhaté.

Az Adzynma hatdéanyaga az rADAMTS13.
Hogyan kell alkalmazni az Adzynma-t?

A gyodgyszer csak receptre kaphatd, és a kezelést a hematoldgiai (vérrel kapcsolatos) rendellenességek
kezelésében jartas orvos felligyelete alatt kell elkezdeni.

Az Adzynma-t vénas injekciéban kell beadni. A TTP-epizédok megel6zésére a gyogyszert hetente vagy
kéthetente egyszer kell alkalmazni. Az akut (trombocitopénia és mikroangiopatias hemolitikus anémia
altal jellemzett) TTP-epizddok igény szerinti kezelése esetén a gydgyszert naponta egyszer kell
alkalmazni; az akut epizdédok kezelését az epizdd elsé napjan kell elkezdeni, és annak elmulasat
kovetéen még két napig kell folytatni.

Megfelel6 betanitast kovetéen a betegek vagy gondozdik maguk is beadhatjdk az Adzynma-injekciét.

Az Adzynma alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatot, illetve
kérdezze meg kezel6orvosat vagy gyogyszerészét.
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Hogyan fejti ki hatasat az Adzynma?

A cTTP-ben szenved6 betegek vérében tul kevés az ADAMTS13 nevil enzim (egy fehérjetipus). Ez az
enzim bontja le a vérben |évd, von Willebrand-faktornak nevezett nagy fehérjemolekuldkat. Ha ezeket
a nagy fehérjemolekulakat nem tavolitjak el, azok 6sszetapadnak a vérlemezkékkel és vérrogoket
képeznek. Az Adzynma hatéanyaga az ADAMTS13 enzim egyik valtozata (rADAMTS13), amelyet
laboratériumban allitanak elS. Pétolja a hidanyzé ADAMTS13 enzimet és lebontja a von Willebrand-
faktort, ezaltal megakadéalyozza a vérrogok, a véralafutasok, a vérzés és a vérszegénység kialakulasat.

Milyen el6nyei voltak az Adzynma alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A TTP-epizddok megel6z6 kezeléseként alkalmazott Adzynma el6nyeit egy f6 vizsgalatban értékelték,
amelyben 48, sllyos cTTP-ben szenved6 gyermek és legfeljebb 70 éves feln6tt vett részt. A vizsgalatot
harom 6 hénapos idGszakra osztottak fel. Az els6 idészakban a betegek vagy Adzynma-t, vagy a TTP-
epizodok megel6zésére szolgdld szokasos kezelésiiket (gyakran friss fagyasztott plazmat) kaptak.
Korabbi kezelési titemterviiktdl fliggéen hetente vagy kéthetente egyszer részesliltek kezelésben. A
masodik idészakban az el6szor a szokasos kezelést kapott betegeket atallitottak az Adzynma-ra, az
eredetileg Adzynma-val kezelt betegeknél pedig a szokasos kezelésliket alkalmaztak. A harmadik
id6szakban minden beteg Adzynma-t kapott.

A vizsgalat soran a szokasos kezelésliket kapott betegek csoportjaban egy akut TTP-epizdd
jelentkezett, az Adzynma-t alkalmazé csoportban pedig egy sem; mivel ez a szam alacsony volt, nem
lehetett megallapitani, hogy az Adzynma alkalmas-e az akut TTP-epizédok kezelésére. A vizsgalat
azonban azt mutatta, hogy a betegség egyéb tlinetei, példaul a trombocitopénia és a mikroangiopatias
hemolitikus anémia tlinetei ritkdbban fordulnak elé az Adzynma-val kezelt betegeknél, mint a szokasos
kezelésiiket kapd betegeknél.

A vizsgalatban tovabba 5 olyan, cTTP-ben szenvedé beteg is részt vett, akik akut TTP-epizddok esetén
igény szerint Adzynma-t vagy a szokasos kezelésliket kaptak. A vizsgalatban egy akut TTP-epizddot
sikeresen kezeltek Adzynma-val, egyet pedig a beteg szokasos kezelésével. Mindkét akut epizdd a
kezelést koveté 3 napon belll elmult.

Milyen kockazatokkal jar az Adzynma alkalmazasa?

Az Adzynma alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatds és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatoban talalhato.

Az Adzynma leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kozll tobb mint 1-nél jelentkezhet) a fejfajas, a
hasmenés, a szédllés, a felsO |éguti (orr- és torok-) fert6zés, a hanyinger és a migrén.

Miért engedélyezték az Adzynma forgalomba hozatalat az EU-ban?

Az engedélyezés id6pontjaban nem allt rendelkezésre kielégité kezelés a cTTP-ben szenvedd betegek
szamara. Az Adzynma célja, hogy a hianyzé6 ADAMTS13 enzimet annak laboratériumban eldallitott
hasonlo valtozataval potoljak. Bar a vizsgalati adatok nem nyujtanak elegend6 bizonyitékot arra
vonatkozoan, hogy a gydgyszer hatasos az akut TTP-epizddok megel6zésében, laboratériumi
vizsgalatokbdl szarmazé informaciok, a gydgyszer szervezetben mutatott viselkedésével kapcsolatos
ismeretek, valamint a cTTP tlineteinek enyhllését mutaté adatok alinak rendelkezésre az Adzynma-t
kapd betegeknél. Ezek mind arra utalnak, hogy a kezelés hatadsos lehet. Az Adzynma mellékhatasai
elfogadhatdnak tekinthetdk.

Az Eurdpai Gydégyszeriigynokség megallapitotta, hogy az Adzynma alkalmazasanak elényei
meghaladjak a kockazatokat, ezért a gyogyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.
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Az Adzynma forgalomba hozatalat ,kivételes korilmények” kozott engedélyezték. Ez azt jelenti, hogy
mivel a cTTP-ben szenved6 betegeknél nagyon alacsony volt az akut TTP-események szama, igy nem
lehetett teljes kor( informaciét gyljteni az Adzynma-rél. A vallalatnak tovabbi adatokat kell
szolgaltatnia az Adzynma-ra vonatkozdan. A vallalatnak be kell nyUjtania harom, az Adzynma
biztonsagossagara és hatasossagara vonatkozé vizsgalat teljes koérl eredményeit. Az Eurépai
Gydgyszeriigynokség évente fellilvizsgal minden Gjonnan hozzaférhet6 informacioét.

Milyen intézkedések vannak folyamatban az Adzynma biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

Az Adzynma-t forgalmazé vallalat Gtmutatot fog az egészségligyi szakemberek szamara biztositani,
valamint egy figyelmeztetd kartyat a betegek szamara, informacidkat szolgaltatva azzal kapcsolatban,
hogy hogyan kell kezelni a gydgyszer otthoni beadasat kdvetéen az Adzynma-val szemben
bekovetkezd allergids reakciokat.

Az Adzynma biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségiigyi szakemberek és a
betegek altal kdvetends ajanlasok és dvintézkedések szintén feltiintetésre kertiltek az alkalmazasi
el6irdsban és a betegtajékoztatoban.

Az Adzynma alkalmazasaval kapcsolatban felmeril6 informéaciokat — hasonléan minden mas
gyogyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. Az Adzynma alkalmazasaval 6sszefliggésben
jelentett feltételezett mellékhatasokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas
érdekében a sziikséges intézkedéseket meghozzak.

Az Adzynma-val kapcsolatos egyéb informacio

Az Adzynma-val kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gyogyszeriigynokség honlapjan taladlhato:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/adzynma.
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