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Waskyra (etuvetidigen-autotemcel)
A Waskyra-ra vonatkozé attekintés és az EU-ban vald engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gyogyszer a Waskyra és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté?

. s

6 hdnapos és idésebb személyek kezelésére alkalmazott gydgyszer. Olyan betegek kezelésére
alkalmazzak, akik szamara megfelel§ a vérképzi6ssejt-transzplantacid, de nem all rendelkezésikre
megfeleld Gssejt-donor.

A Wiskott-Aldrich-szindromat a WAS fehérjét termel6 gén rendellenességei okozzak, amely a
vérsejtekben és az immunrendszer (a szervezet természetes védekez6 rendszere) bizonyos sejtjeiben
taldlhaté meg. A Wiskott-Aldrich-szindrémaban szenved6knél kénnyen kialakul véralafutéds vagy
szokatlan vérzés léphet fel, mivel tul kevés normalis vérlemezke (a véralvadast elGsegit6
komponensek) van a szervezetiikben; gyakoriak a fert6zések is, mivel tul kevés normalis
immunsejtjik van, ami szepszishez vezethet (amikor a baktériumok és toxinjaik a vérben keringenek,
és karositani kezdik a szerveket). Emellett nagyobb a kockazata bizonyos daganattipusok, példaul a
limféma kialakuldsanak.

Mivel a Wiskott-Aldrich-szindroma ,ritkanak” mindsll, ezért a Waskyra-t 2012. janius 6-an ,ritka
betegség elleni gydgyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacié a ritka betegség elleni
(orphan) statusszal rendelkez6 gydgyszerekrél az EMA honlapjan talalhatd.

A Waskyra hatdéanyaga az etuvetidigen-autotemcel, amely a beteg sajat vérébdl vett, genetikailag
madositott 6ssejtekbdl all.

Hogyan kell alkalmazni a Waskyra-t?

A Waskyra csak receptre kaphato, és a gydgyszer beadasaban képzett, az ssejt-transzplantacidoban
jartas orvosnak kell beadnia egy mindsitett kezelési kdzpontban.

A Waskyra-t minden egyes beteg esetében egyedileg allitjdk el6 a beteg sajat vérébdl szarmazo
Ossejtek felhasznaldsaval, és kizardlag annak a betegnek adhaté, akinek készllt. A gydgyszert
egyszer, vénaba adott inflzid formajaban kell beadni. A Waskyra alkalmazasa el6tt a beteg
kondicionald (el6készit6) terapiaban részeslil annak érdekében, hogy csontvel6jét megtisztitsak a
sejtektol.
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A Waskyra alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatdt, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gyogyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat a Waskyra?

A Waskyra a beteg vérébdl gylijtott 6ssejtekbdl (CD34+ sejtek) készil. A sejteket a laboratériumban
genetikailag ugy modositjak, hogy funkcionalis WAS-fehérjét tudjanak eldallitani. A betegbe térténd
visszaliltetést kovetéen a modositott sejtek a csontveldbe vandorolnak, ahol elkezdenek egészséges
vért és immunsejteket eléallitani, amelyek funkcionalis WAS fehérjét termelnek, ezaltal segitve a
betegség tiineteinek enyhitését.

Milyen elonyei voltak a Waskyra alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A Waskyra el6nyeit egy 0sszesen 27, Wiskott-Aldrich-szindrdmaban szenvedd beteget bevond klinikai
fejlesztési programban mutattak ki. Ezekben 10, 1 és 9 év kozotti gyermek vett részt a f6
vizsgalatban, valamint 17, 1 és 35 év kozotti beteg egy masik klinikai vizsgalatban és egy kiterjesztett
hozzaférési programban (amikor olyan, sulyos betegségben szenved6 személyek, akik szamara nem
létezik engedélyezett kezelés, a klinikai vizsgalaton kivil is kapnak vizsgalati gydgyszert).

Osszességében az adatok azt mutattdk, hogy a Waskyra hatékonyan csdkkenti a stlyos fertézések és
vérzéses epizddok eléfordulasat.

A sulyos fert6zések éves atlagos szama a kezelést megel6z6 12 honapban bekévetkezett 2,0
eseményrdl a Waskyra-kezelést kdvet6 2-3 évben 0,12 eseményre csokkent. Hasonldképpen, a
kézepesen sulyos és sulyos vérzéses epizodok éves atlagos szama a kezelést megel6z6 12 hdnapban
tapasztalt 2,0 eseményrél a Waskyra-kezelést koveté 2-3 évben 0,16 eseményre cstkkent.

Milyen kockazatokkal jar a Waskyra alkalmazasa?

A Waskyra alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatdban talalhato.

A Waskyra-val kezelt személyeknél jelentett leggyakoribb mellékhatdsok a gyogyszer beadasahoz
szlikséges eljarasok és el6kezelések - példaul a kondicionald kezelés —, valamint az alkalmazas helyén
fellép6 betegségek (az inflzids eszkodzzel kapcsolatos fertGzések, vérzés a katéter helyén)
kovetkezményei voltak.

A Waskyra nem alkalmazhaté olyan személyeknél, akik kordbban mar részesultek vérképz6 Ossejt-
atlltetésben donortdl, és vérikben még donor sejtek vannak, illetve akik korabban vérképz6 Gssejt-
génterapiaban (olyan kezelés, amelynek soran a beteg Gssejtjeit 6sszegylijtik és genetikailag
modositjak, majd visszajuttatjak a beteg szervezetébe) részesiiltek.

Miért engedélyezték a Waskyra forgalomba hozatalat az EU-ban?

A Wiskott-Aldrich-szindrdmaban szenvedOk esetében, akik szdmara a vérképz6 Gssejt-atliltetés
megfeleld, de akiknél nem all rendelkezésre kompatibilis 6ssejt-donor, a varhatoé élethossz lecsékken.
A Waskyra engedélyezésének idépontjaban hatékony kezelésekre volt szilkség ezen betegek esetében.

A Waskyra-kezelés a sulyos fert6zések, valamint a kézepesen sulyos vagy sulyos vérzéses epizédok
jelent8s csokkenését eredményezi, amely hatads hosszu ideig fennmarad. A gyogyszer
biztonsagossagat elfogadhatdnak tartottak, a kisérbiratokban leirt, az ellenérzésre vonatkozo
ovintézkedések és intézkedések mellett. EiIméletileg fennallhat a genetikai anyag nem szandékos
véltozasai altal okozott rakos megbetegedések kockazata, bar eddig nem tapasztaltak ilyen eseteket.
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Intézkedések vannak érvényben az ilyen események nyomon kovetésére egy 15 éves hosszu tavu
vizsgalat révén a Waskyra biztonsdgossaganak jobb jellemzése érdekében.

Az Eurdpai Gydgyszeriigynokség megallapitotta, hogy a Waskyra alkalmazasanak elényei meghaladjak
a kockazatokat, ezért alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Waskyra biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Waskyra-t forgalmazo vallalat vizsgalatot fog végezni a gydgyszer hosszu tava biztonsagossaganak
és hatdsossaganak tovabbi értékelése céljabdl, és be fogja nyuljtani annak eredményeit. A vallalat
tovabba oktatasi anyagot fog biztositani a gydgyszert varhatoan alkalmazé egészségligyi szakemberek
szamara, amely informaciokat tartalmaz a gydgyszer biztonsagossagardl, beleértve a daganatos
betegség lehetséges kockazatat, valamint a Waskyra-val kezelt személyek nyomon kdvetésének és
hosszU tavu utankovetésének fontossagat. A betegek és gondozdik oktatéanyagot is kapnak, amely
tajékoztatast tartalmaz arrdl, hogy mikor kell kapcsolatba Iépnilik kezelGorvosukkal aggalyok vagy
feltételezett mellékhatasok esetén, hogyan kell bejelenteni a mellékhatasokat, valamint a rendszeres
és hosszU tavu ellendrzés fontossagarol.

A Waskyra biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségiigyi szakemberek és a
betegek altal kovetendd ajanlasok és ovintézkedések szintén feltlintetésre kertiltek az alkalmazasi
elGirasban és a betegtajékoztatdban.

A Waskyra alkalmazasaval kapcsolatban felmeriilé informacidkat - hasonléan minden mas
gyogyszerhez — folyamatosan figyelemmel kisérik. A Waskyra alkalmazasaval 6sszefliggésben jelentett
feltételezett mellékhatasokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében
a szikséges intézkedéseket meghozzak.

A Waskyra-val kapcsolatos egyéb informacio

A Waskyra-val kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gyogyszerligynokség honlapjan talalhato:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/waskyra.
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