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Wainzua (eplonterszen)
A Wainzua-ra vonatkozo attekintés és az EU-ban vald engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusl( gyogyszer a Wainzua és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté?

A Wainzua az o6rokletes transztiretin-medialt (ATTRv) amiloiddzis altal okozott idegkarosodas
kezelésére alkalmazott gyogyszer. Ezen betegség esetén amiloidoknak nevezett rendellenes fehérjék
halmozddnak fel a szervezet klilonféle széveteiben, igy az idegek kordl is.

A Wainzua-t felnéttnél, az idegkarosodas els6 két stadiumaban alkalmazzak (az 1. stddiumban a beteg
képes segitség nélkll jarni, a 2. stddiumban a beteg még tud jarni, de ehhez segitségre van
szliksége).

A Wainzua hatéanyaga az eplonterszen.

Hogyan kell alkalmazni a Wainzua-t?

A Wainzua csak receptre kaphatd, és a kezelést az amiloidézisban szenvedd betegek kezelésében
tapasztalattal rendelkez6 orvosnak kell megkezdenie és felligyelnie. A kezelést a tlinetek megjelenését
koévetben a lehet6 leghamarabb meg kell kezdeni, hogy el lehessen kerllni a betegség tovabbi
sulyosbodasat.

A gyogyszert havonta egyszer, a hasfal, a comb fels6 része vagy a felkar bére ala, eldretoltétt injekcios
toll segitségével kell injekcié formajaban beadni. A betegek vagy gondozéik maguk is beadhatjak a
Wainzua-t, de az els6 injekcidt egészségiigyi szakember felligyelete mellett kell beadni. A Wainzua-
kezelés alatt a betegeknél A-vitamin-potlas sziikséges.

Azoknadl a betegeknél, akiknek a betegsége 3. stadiumu polineuropatiava sulyosbodik, a kezel6orvos
akkor folytathatja a kezelést, ha annak el6nyei meghaladjak a kockazatokat.

A Wainzua alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatot, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gyogyszerészét.
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Hogyan fejti ki hatasat a Wainzua?

Az ATTRv amiloidézisban szenved6 betegeknél a vérben kering6 transztiretin nevl fehérje hibas és
kénnyen torik. A torott fehérje a szervezetben amiloid-lerakddasokat képez a szdvetekben és a
szervekben, tobbek kozott az idegek korl is, és akadalyozza azok normal mikodését.

A Wainzua hatbéanyaga, az eplonterszen, egy ,antiszensz oligonukleotid”, azaz egy rovid szintetikus
genetikai anyag, amelyet arra terveztek, hogy a transztiretin termeléséért felel6s sejt genetikai
anyagahoz kot6djon és azt blokkolja. Ez csokkenti a transztiretin termelését, ezaltal csokkenti az
amiloidok képz6dését és enyhiti az ATTRv amiloiddzis tiineteit.

Milyen el6nyei voltak a Wainzua alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy 144, 1. vagy 2. stadiumu idegkarosodassal jaré ATTRv amiloidozisban szenvedd betegre kiterjed6
f6 vizsgalatban kimutattak, hogy a Wainzua a betegség okozta idegkarosodas lassitasaban
hatékonyabb a placebdénal (hatéanyag nélkili kezelés).

A hatdsossag fé mutatdja 65 hetes kezelést kovetéen a TTR vérszintjének valtozasa, valamint az
idegkarosodas és az életminGség valtozasa volt (amit az ,mNIS+7”, illetve a ,Norfolk QoL-DN”
elnevezés(i standard skalak segitségével mértek). Az ebbdl a vizsgalatbdl szarmazd adatokat egy
masik, a Tegsedi-vel (az ATTR amiloiddzis kezelésére alkalmazott masik gydgyszer) végzett
vizsgalatbdl szarmazo, a placebocsoportra vonatkozoé adatokkal hasonlitottak dssze.

A f6 vizsgalatban a TTR vérszintje a Wainzua-val kezelt betegeknél 80%-kal, a placebét kapott
betegeknél pedig 10%-kal csokkent. Az idegkarosodas felmérésére szolgald mNIS+7 pontszam kisebb
mértékben rosszabbodott a Wainzua alkalmazasa esetén (kb. 3 ponttal), mint a placebd
alkalmazasaval (kb. 26 ponttal). A Norfolk QoL-DN pontszamaval mért életmin6ség a Wainzua-val
kezelt betegek esetében korilbelll 6 ponttal javult, mig a placebdval kezelteknél kérilbelll 14 ponttal
romlott.

Milyen kockazatokkal jar a Wainzua alkalmazasa?

A Wainzua alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatds és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatdban talalhato.

A Wainzua leggyakoribb mellékhatasa (10 beteg koziil tobb mint 9-nél jelentkezhet) az A-vitamin
csokkent szintje. A Wainzua masik gyakori mellékhatasa (10 beteg koziil legfeljebb 1-nél jelentkezhet)
a hanyas.

Miért engedélyezték a Wainzua forgalomba hozatalat az EU-ban?

A vizsgalatban kimutattdk, hogy a Wainzua jelentésen csokkenti a TTR vérszintjét, lelassitja az
idegkarosodast, és javitja az életmindséget az 1. vagy 2. stadiumu idegkarosodassal jaré ATTRv
amiloidézisban szenved betegeknél. A biztonsagossagot illetéen a mellékhatasok altaldban enyhe
vagy mérsékelt intenzitdstak, és kezelhetonek tekinthetok.

Az Eurdpai Gyodgyszerligynckség megallapitotta, hogy a Wainzua alkalmazasanak elényei meghaladjak
a kockazatokat, ezért a gydgyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.
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Milyen intézkedések vannak folyamatban a Wainzua biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Wainzua biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetendd ajanlasok és dvintézkedések feltlintetésre kerliltek az alkalmazasi el6irasban
és a betegtajékoztatdban.

A Wainzua alkalmazasaval kapcsolatban felmertld informacidkat — hasonléan minden mas
gyégyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. A Wainzua alkalmazasaval 6sszefliggésben jelentett
feltételezett mellékhatédsokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében
a szikséges intézkedéseket meghozzak.

A Wainzua-val kapcsolatos egyéb informacio

A Wainzua-val kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gydgyszertigynokség honlapjan talalhaté:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/wainzua
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