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Waskyra (etuvetidigéna autotemcels)
Waskyra parskats, un kapéc tas ir registrétas ES

Kas ir Waskyra un kapeéc tas lieto?

Waskyra ir zales, ko lieto, lai arstétu cilvékus no sesu ménesu vecuma ar Viskota-Oldrica sindromu
(WAS), kuriem ir mutacija WAS géna. Tas lieto, lai arstétu pacientus, kuriem ir piemérota
hematopoétisko cilmes Siinu transplantacija, bet kuriem nav pieejams piemérots cilmes sinu donors.

Viskota-Oldri¢a sindromu izraisa anomalijas géna, kas razo WAS proteinu, kurs atrodams asins Slinas
un dazas iminsistémas (organisma dabiskas aizsargsistémas) stinas. Cilvékiem ar Viskota-Oldrica
sindromu viegli rodas zilumi un asinosana, jo viniem ir parak maz normalu trombocitu (sastavdalu, kas
palidz asinim sarecét); viniem ir ari biezas infekcijas, jo ir parak maz normalu iminsistémas sinu, kas
var izraisit sepsi (kad baktérijas un to toksini cirkul€ asinis un sak bojat organus). Turklat pastav
lielaks risks saslimt ar daziem véza veidiem, pieméram, limfomu.

sastopamu slimibu arstéSanai paredzétu zaju statuss. Sikaka informacija par retu slimibu arstésanai
paredzéto zalu statusa pieskirsanu ir atrodama EMA timekla vietné.

Waskyra satur aktivo vielu etuvetidigéna autotemcelu, kas sastav no genétiski modificétam cilmes
sinam, kuras nemtas no pasa pacienta asinim.

Ka lieto Waskyra?

apmacits So zalu lietoSana un kuram ir pieredze cilmes Sinu transplantacija.

Waskyra katram pacientam tiek gatavotas individuali no cilmes stinam, kas savaktas no vina asinim,
un tas ir jaievada tikai tam pacientam, kuram tas ir gatavotas. Sis zales tiek ievaditas vienreiz inflzijas
veida véna (pa pilienam). Pirms Waskyra ievadiSanas pacients sanem kondicion&josu (sagatavosanas)
terapiju kaulu smadzenu atbrivosanai no stinam.

Papildu informaciju par Waskyra lietoSanu skatit zaju lietoSanas instrukcija vai jautat arstam vai
farmaceitam.
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Ka Waskyra darbojas?

Waskyra ir izgatavotas no cilmes siinam (ko dévé par CD34+ sinam), kas tiek savaktas no pacienta
parveidotas Slinas tiek transplantétas atpaka) pacienta, tas migré uz kaulu smadzeném, kur sak veidot
veseligas asins un iminas Slnas, kas razo funkcionalu WAS proteinu, tadéjadi palidzot mazinat
slimibas simptomus.

Kadi Waskyra ieguvumi atklati petijumos?

Waskyra ieguvumi tika pieraditi kliniskas izstrades programma, kura piedalijas kopuma 27 pacienti ar
Viskota-Oldri¢a sindromu. Pamatpétijuma piedalijas desmit bérni vecuma no viena lidz deviniem
gadiem un 17 pacienti vecuma no viena lidz 35 gadiem no cita kliniska pétijuma un plasakas piekluves
programmas (kad cilvékiem ar smagu slimibu, kuras arstésanai nav redistréta arstésana, arpus
kliniska pé&tijuma tiek ievaditas pétamas zales).

Kopuma dati liecinaja, ka Waskyra efektivi samazina smagu infekciju un asinoSanas epizozu biezumu.

Vidé&jais smagu infekciju skaits gada samazinajas no 2,0 notikumiem 12 ménesos pirms arstésanas lidz
0,12 notikumiem divos lidz trijos gados péc arstésanas ar Waskyra. Lidzigi ari vidéjais vidéji smagu un
smagu asinosanas epizozu skaits gada samazinajas no 2,0 epizodém 12 ménesos pirms arstéSanas lidz
0,16 epizodém 2-3 gados péc arstéSanas ar Waskyra.

Kads risks pastav, lietojot Waskyra?

Pilnu visu zinoto blakusparadibu un ierobezojumu sarakstu, lietojot Waskyra, skatit zaju lietoSanas
instrukcija.

Visbiezakas blakusparadibas, par kuram zinots ar Waskyra arstétiem cilvékiem, bija saistitas ar
proceddram un iepriekSéju arstésanu, kas nepiecieSama zalu sanemsanai, pieméram, sagatavosanas
terapijas reZimu, un ievadiSanas vietas apstakliem (infekcijam saistiba ar inflzijas ierici, asinosanu
katetra ievadiSanas vieta).

Waskyra nedrikst ievadit cilvékiem, kuri ieprieks ir sanémusi asinsrades cilmes Stinu transplantaciju no
donora un kuriem joprojam ir donora siinas asinis, vai cilvékiem, kuri ieprieks ir sanémusi asinsrades
cilmes Stnu génu terapiju (arstésanu, kura pacienta cilmes Siinas tiek savaktas un genétiski
modificétas un péc tam ievaditas atpakal pacienta).

Kapéc Waskyra ir registrétas ES?

Cilvékiem ar Viskota-Oldri¢a sindromu, kuriem ir piemérota hematopoétisko cilmes Stinu
transplantacija, bet kuriem nav saderiga cilmes Siinu donora, ir 1saks paredzamais dzivildze. Waskyra
regdistracijas laika Siem pacientiem bija nepiecieSama efektiva arstésana.

Arsté$ana ar Waskyra nodrosinaja ievérojamu smagu infekciju un vidé&ji smagu idz smagu asino$anas
epizozu samazinajumu, kas saglabajas ilgu laiku. Zalu droSums tika uzskatits par pienemamu,
ievérojot attiecigos piesardzibas pasakumus un uzraudzibas pasakumus, kas aprakstiti zalu apraksta.
Varétu bt teorétisks risks saslimt ar vézi, ko izraisa neparedzétas izmainas genétiskaja materiala, lai
gan lidz sSim sadi gadijumi nav konstatéti. Ir ieviesti pasdkumi $adu notikumu uzraudzibai, izmantojot
15 gadu ilgtermina pétijumu, lai labak raksturotu Waskyra droSumu.

Tadé| Eiropas Zalu agentira noléma, ka ieguvums, lietojot Waskyra, parsniedz So zalu radito risku un
zales var redistrét lietoSanai ES.
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Kas tiek darits, lai garantétu drosu un efektivu Waskyra lietoSanu?

Uznémums, kas piedava tirgad Waskyra, veiks pétijumu un iesniegs ta rezultatus, lai turpinatu novertét
zalu ilgtermina droSumu un efektivitati. Uznémums ari nodrosinas izglitojoSus materialus veselibas
aprupes specialistiem, kuri varétu lietot Sis zales, ar informaciju par to droSumu, tostarp par iesp&jamo
VvEZa risku un to, cik svariga ir ar Waskyra arstéto cilvéku uzraudziba un ilgtermina péckontrole.
Pacienti un apripétaji sanems ari izglitojoSu materialu ar informaciju par to, kad sazinaties ar arstu
bazu vai iesp&jamu blakusparadibu gadijuma, ka zinot par blakusparadibam un kada ir regularas un
ilgtermina uzraudzibas nozime.

Zalu apraksta un lietoSanas instrukcija tika ietverti ieteikumi un piesardzibas pasakumi, kas jaievéro
veselibas apriipes specialistiem un pacientiem, lai garantétu droSu un efektivu Waskyra lietoSanu.

Tapat ka visam zalem dati par Waskyra lietoSanu tiek pastavigi uzraudziti. Zinotas ar Waskyra
lietosanu saistitas iesp&jamas blakusparadibas tiek rlpigi izvértétas, un tiek veikti visi pacientu
aizsardzibai nepiecieSamie pasakumi.

Cita informacija par Waskyra

Sikaka informacija par Waskyra ir atrodama adentiras timekla vietné:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/waskyra.
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