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Waskyra (etuvetidigenas autotemcelas)
Waskyra apzvalga ir kodél jis buvo registruotas Europos Sajungoje (ES)

Kas yra Waskyra ir kam jis vartojamas?

Waskyra - tai vaistas, kuriuo gydomi Viskoto—-Aldricho sindromu (angl. Wiskott-Aldrich Syndrome,
WAS) sergantys 6 meénesiy ir vyresni pacientai, kuriems nustatyta WAS geno mutacija. Juo gydomi
pacientai, kuriems galima persodinti kraujodaros kamienines Igsteles, bet néra tinkamo kamieniniy
Igsteliy donoro.

Viskoto-Aldricho sindromg sukelia geno, gaminancio WAS baltymag, kurio randama kraujo lastelése ir
tam tikrose imuninés (organizmo naturalios apsaugos) sistemos lgstelése, pakitimai. Viskoto—Aldricho
sindromu sergantiems Zzmonéms lengviau susidaro kraujosriivos ar jie kraujuoja, nes organizme yra
per mazai nepakitusiy trombocity (lgsteliy, padedandiy kraujui kreséti); jie taip pat daznai serga
infekcijomis, nes organizme yra per mazai nepakitusiy imuniniy lasteliy, o tai gali sukelti sepsj (kai
bakterijos ir jy toksinai patenka | kraujotakg ir pradeda kenkti organams). Be to, kyla didesné rizika
susirgti kai kuriy rasiy véziu, pavyzdziui, limfoma.

Viskoto-Aldricho sindromas laikomas reta liga, todél 2012 m. birzelio 6 d. Waskyra buvo priskirtas
retyjy vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai. Daugiau informacijos apie priskyrima,
retiesiems vaistams galima rasti EMA interneto svetainéje.

Waskyra sudétyje yra veikliosios medziagos etuvetidigeno autotemcelo, kurj sudaro i$ paties paciento
kraujo paimtos genetiskai modifikuotos kamieninés lastelés.

Kaip vartoti Waskyra?

Waskyra galima jsigyti tik pateikus recepta. Sj vaistinj preparataq patvirtintame gydymo centre turi
skirti gydytojas, turintis gydymo Siuo vaistiniu preparatu ir kamieniniy lasteliy persodinimo patirties.

Waskyra yra atskirai kiekvienam pacientui i$ jo kraujo kamieniniy lasteliy pagamintas preparatas, kuris
turi bati skiriamas tik konkreciam pacientui. Vaistas skiriamas tik kartg, infuzijos bldu (lasinamas |
veng). Pries vartojant Waskyra, pacientui taikomas kondicionavimas (parengiamasis), siekiant i$ kauly
Ciulpy pasalinti Iasteles.

Daugiau informacijos apie Waskyra vartojima ieskokite pakuotés lapelyje arba kreipkités | gydytojq
arba vaistininka.
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Kaip veikia Waskyra?

Waskyra gaminamas iS paciento kraujo surenkamy kamieniniy lasteliy (vadinamyjy CD34+ lasteliy).
Lastelés laboratorijoje genetiSkai modifikuojamos, kad galéty gaminti funkcionuojantj WAS baltyma.
Veél pacientui persodintos modifikuotos lgstelés patenka | kauly Ciulpus, kur pradeda gaminti sveikas
kraujo ir imunines lasteles, kurios gamina funkcionuojantji WAS baltyma, todél ligos simptomai
palengvéja.

Kokia Waskyra nauda nustatyta tyrimy metu?

Waskyra nauda jrodyta vykdant klinikiniy tyrimy programa, kurioje dalyvavo is viso 27 Viskoto-
Aldricho sindromu sergantys pacientai. Pagrindinis tyrimas atliktas su 10 vaiky nuo 1 iki 9 mety, kitas
klinikinis tyrimas - su 17 pacienty nuo 1 iki 35 mety -, taip pat kai vaistinis preparatas skirtas pagal
iSpléstinés prieigos programa (kai tiriamasis vaistas skiriamas zmonéms, sergantiems sunkia liga,
kuriai néra registruoto gydymo, ne klinikinio tyrimo metu).

Apskritai iS duomeny matyti, kad Waskyra veiksmingai mazina sunkiy infekcijy ir kraujavimo epizody
skaiciuy.

Vidutinis sunkiy infekcijy skaicius per metus sumazéjo nuo 2,0 atvejy per 12 ménesiy laikotarpj,
pasireiskusiy iki taikant gydyma, iki 0,12 atvejo per 2-3 mety laikotarpj po taikyto gydymo Waskyra.
Panasiai, vidutinis vidutinio sunkumo ir sunkiy kraujavimo epizody skaiCius per metus sumazéjo nuo
2,0 atvejy per 12 ménesiy laikotarpj, pasireiskusiy iki taikant gydyma, iki 0,16 atvejo per 2-3 mety
laikotarpj po taikyto gydymo Waskyra.

Kokia rizika susijusi su Waskyra vartojimu?

ISsamy visy Waskyra Salutinio poveikio reiskiniy ir apribojimy sarasa galima rasti pakuotés lapelyje.

Dazniausias Waskyra gydomiems zmonéms pasireiSkes Salutinis poveikis buvo susijes su proceddromis
ir parengiamuoju gydymu, taikomais, kad baty galima skirti $j vaista, pvz., kondicionavimo rezimu,
taip pat su infuzijos vietos sutrikimais (infekcijos, kurias sukélé naudojama infuzijos priemone,
kraujavimas kateterio jvedimo vietoje).

Waskyra draudziama skirti Zzmonéms, kuriems anksciau buvo persodintos donoro kraujodaros
kamienés lgstelés ir kuriy kraujyje dar yra donoro likutiniy Igsteliy, arba zmonéms, kuriems anksciau
buvo taikytas gydymas kraujodaros kamieniniy lasteliy geny terapijos vaistu (gydymas, kai paciento
kamieninés lastelés surenkamos, genetiskai modifikuojamos ir vél skiriamos pacientui).

Kodél Waskyra buvo registruotas ES?

Viskoto-Aldricho sindromu serganciy zmoniy, kuriems galima persodinti kraujodaros kamienines
Igsteles, bet néra giminingo kraujodaros kamieniniy lgsteliy donoro, tikétina gyvenimo trukmé -
trumpesné. Tuo metu, kai Waskyra buvo registruotas, Siems pacientams buvo reikalingas veiksmingas
gydymas.

Gydant Waskyra, gerokai sumazéjo sunkiy, infekciju ir vidutinio sunkumo arba sunkiy kraujavimo
epizody, ir Sis poveikis isliko ilgg laika. Nuspresta, kad vaisto saugumas yra priimtinas, ir preparato
informaciniuose dokumentuose aprasytos atitinkamos atsargumo ir stebésenos priemonés. Dél
nenumatyty genetinés medziagos pokyciy teoriskai pacientams gali kilti vézio rizika, nors iki Siol tokiy
atvejy nenustatyta. Tokiems reiSkiniams stebéti atliekamas 15 mety trukmés ilgalaikis tyrimas, kuriuo
siekiama geriau istirti Waskyra sauguma.
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Todél Europos vaisty agentiira nusprendé, kad Waskyra nauda yra didesné uz jo keliama rizika ir jis
gali bati registruotas vartoti ES.

Kokios priemonés taikomos siekiant uztikrinti saugy ir veiksminga Waskyra
vartojima?

Waskyra prekiaujanti bendrové atliks tyrimg ir pateiks jo rezultatus, kad baty galima toliau vertinti
ilgalaikj Sio vaisto sauguma_ir veiksminguma. Bendrové taip pat parengs mokomaja medziagq vaistg
skirsiantiems sveikatos prieziliros specialistams, kurioje bus pateikta informacija apie vaisto sauguma,
iskaitant galima vézio rizika, ir tai, kaip svarbu ilgq laikg toliau stebéti Waskyra gydomy Zmoniy bikle.
Pacientai ir juos slaugantys asmenys taip pat gaus mokomajg medziagg su informacija apie tai, kada,
pasireisSkus susirtipinimg kelian¢iam ar jtariamam Salutiniam poveikiui, kreiptis | gydytoja, kaip pranesti
apie Salutinj poveikj ir apie tai, kaip svarbu reguliariai ir ilgg laikg stebéti paciento bikle.

1 preparato charakteristiky santrauka ir pakuotés lapelj taip pat jtrauktos saugaus ir veiksmingo
Waskyra vartojimo rekomendacijos ir atsargumo priemoneés, kuriy turi imtis sveikatos prieziliros
specialistai ir pacientai.

Kaip ir visy vaisty, Waskyra vartojimo duomenys yra nuolatos stebimi. [tariamas Waskyra Salutinis
poveikis yra kruopsciai vertinamas ir imamasi visy reikiamy priemoniy pacientams apsaugoti.

Kita informacija apie Waskyra

Daugiau informacijos apie Waskyra rasite Agentiros tinklalapyje adresu:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/waskyra.
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