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Adzynma (rADAMTS13)

Harsa generali lejn Adzynma u ghalfejn huwa awtorizzat fl-UE

Adzynma huwa medicina li tintuza ghat-trattament ta’ tfal u adulti b’purpura trombocitopenika
trombotika kongenitali (cTTP), marda ereditarja kkawzata minn mutazzjonijiet (bidliet) fil-gene
ADAMTS13. 1l-pazjenti b’din il-marda ikollhom episodji akuti fejn it-trombozi (koagulazzjoni tad-demm)
tigi ffurmata f'vazijiet zghar fil-gisem kollu taghhom. Il-koagulazzjoni tista' tfixkel il-fluss tad-demm
lejn I-organi u tikkawza hsara. 1z-zieda fil-koagulazzjoni tad-demm tirrizulta f'nuqgqgas ta’ pjastrini fid-
demm (trombocitopenija), u b’hekk jizdied ir-riskju ta’ fsada. Il-pazjenti jkollhom ukoll fsada zghira
taht il-gilda li jidhru bhala ponot vjola (purpura). cTTP iggieghel ukoll lill-gisem ikisser i¢-celloli homor
tad-demm aktar malajr milli I-gisem ikun jista’ jaghmilhom, b’hekk jitbaxxa I-livell tac-celloli homor
tad-demm (anemija emolitika mikroangjopatika), b’sintomi li jinkludu gheja, dghufija u qtugh ta’ nifs.

CTTP hija rari u Adzynma gie denominat bhala "medicina orfni" (medicina li tintuza f'mard rari) fit-3 ta’
Dicembru 2008. Aktar informazzjoni dwar id-denominazzjoni orfni tinstab fuq is-sit web tal-EMA.

Adzynma fih is-sustanza attiva rADAMTS13.

Kif jintuza Adzynma?

II-medicina tista’ tinkiseb biss b'ricetta ta’ tabib u t-trattament ghandu jinbeda minn tabib b’esperjenza
f'mard ematologiku (relatat mad-demm).

Adzynma jinghata bhala injezzjoni fil-vina. Ghall-prevenzjoni ta’ episodji ta’ TTP, jinghata darba fil-
gimgha jew kull gimaghtejn. Ghal trattament fuq talba ta’ episodji akuti ta’ TTP (ikkaratterizzati minn
trombocitopenija u anemija emolitika mikroangjopatika) jinghata darba kuljum; it-trattament ta’
episodji akuti ghandu jinbeda fl-ewwel jum tal-episodju u jispic¢a jumejn wara li jintemm.

Il-pazjenti jew dawk li jiehdu hsiebhom jistghu jinjettaw Adzynma huma stess ladarba jkunu gew
imharrga biex jaghmlu dan.

Ghal iktar informazzjoni dwar I-uzu ta’ Adzynma, ara |-fuljett ta’ taghrif jew ikkuntattja lit-tabib jew lill-
ispizjar tieghek.

Kif jJahdem Adzynma?

Pazjenti b’cTTP ghandhom ftit wisq minn enzima (tip ta’ proteina) li tissejjah ADAMTS13 fid-demm
taghhom. Din I-enzima tkisser proteini kbar fid-demm imsejha I-fattur ta’ von Willebrand. Meta dawn
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il-proteini I-kbar ma jitnehhewx, jaghqdu bil-pjastrini tad-demm u jiffurmaw koagulazzjoni tad-demm.
Is-sustanza attiva f’Adzynma hija verzjoni ta’ ADAMTS13 (rADAMTS13) li tigi prodotta f'laboratorju. Din
tissostitwixxi I-enzima ADAMTS13 niegsa u tkisser il-fattur ta’ von Willebrand, u b’hekk tipprevijeni I-
formazzjoni ta’ emboli tad-demm, tbengil, koagulazzjoni u anemija.

X'inhuma I-beneficcji ta’ Adzynma li hargu mill-istudji?

Il-benefi¢¢ji ta” Adzynma bhala trattament preventiv ghal episodji ta’ TTP gew ivvalutati fi studju
ewlieni li kien jinvolvi 48 tifel u tifla u adulti li kellhom mhux aktar minn 70 sena b’cTTP severa. L-
istudju ngasam fi tliet perjodi ta’ 6 xhur. Matul I-ewwel perjodu, il-pazjenti jew inghataw Adzynma jew
it-trattament tas-soltu taghhom (hafna drabi plazma friska li tigi ffrizata) ghall-prevenzjoni ta’ episodji
ta’ TTP. Skont |-iskeda ta’ trattament precedenti taghhom, huma r¢evew trattament darba fil-gimgha
jew kull gimaghtejn. Matul it-tieni perjodu, il-pazjenti li -ewwel inghataw it-trattament tas-soltu
taghhom qalbu ghal Adzynma u dawk li inizjalment inghataw Adzynma issa r¢evew it-trattament tas-
soltu taghhom. Matul it-tielet perjodu, il-pazjenti kollha hadu Adzynma.

Episodju akut wiehed ta’ TTP sehh fil-grupp ta’ pazjenti li nghataw it-trattament tas-soltu taghhom
matul I-istudju u I-ebda wiehed fil-grupp li kien ged jiehu Adzynma; minhabba li dan I-ghadd kien
baxx, ma kienx possibbli li jigi konkluz jekk Adzynma jistax jittratta episodji akuti ta’ TTP. Madankollu,
I-istudju wera li sintomi ohra tal-marda, bhal trombocitopenija u episodji ta’ anemija emolitika
mikroangjopatika, dehru ingas ta’ spiss f'pazjenti li nghataw Adzynma milli f'pazjenti li nghataw it-
trattament tas-soltu taghhom.

L-istudju kien jinvolvi wkoll 5 pazjenti b’cTTP li nghataw Adzynma fuq talba jew it-trattament tas-soltu
taghhom meta kellhom episodju ta’ TTP akut. Fl-istudju, episodju wiehed ta’ TTP akut gie ttrattat
b’success b’Adzynma u wiehed bit-trattament tas-soltu tal-pazjent. 1z-zewg episodji akuti gew rizolti fi
zmien 3 ijiem ta’ trattament.

X'inhuma r-riskji assoc¢jati ma’ Adzynma?

Ghal-lista shiha tal-effetti sekondarji u r-restrizzjonijiet b’Adzynma, ara I-fuljett ta’ taghrif.

L-effetti sekondarji I-aktar komuni b’Adzynma (li jistghu jaffettwaw aktar minn persuna 1 minn kull 10)
jinkludu wgigh ta’ ras, dijarea, sturdament, infezzjoni tal-apparat respiratorju ta’ fug (imnieher u
grizmejn), dardir (thossok ma tiflahx) u emikranja.

Ghaliex Adzynma gie awtorizzat fl-UE?

Fiz-zmien tal-approvazzjoni, ma kien disponibbli I-ebda trattament sodisfacenti ghall-pazjenti b’cTTP.
Adzynma ghandu I-ghan li jissostitwixxi I-ADAMTS13 nieqgsa b’verzjoni simili ta’ din I-enzima maghmula
fil-laboratorju. Ghalkemm id-data tal-istudju ma tipprovdix bizzejjed evidenza li I-medicina hija
effettiva fil-prevenzjoni ta’ episodji ta’ TTP akuti, hemm informazzjoni disponibbli minn studji tal-
laboratorju, gharfien dwar kif il-medicina tagixxi fil-gisem u data li turi tnaqqis fis-sintomi ta’ cTTP
f'pazjenti li jiehdu Adzynma. Dawn kollha jindikaw li t-trattament jista’ jkun effettiv. L-effetti sekondarji
ta’ Adzynma kienu kkunsidrati ac¢ettabbli.

L-Agenzija Ewropea ghall-Medicini ghaldagstant iddecidiet li I-benefi¢cji ta’ Adzynma huma akbar mir-
riskji tieghu u li jista’ jigi awtorizzat ghall-uzu fl-UE.

Adzynma gie awtorizzat taht “¢irkostanzi ec¢¢ezzjonali”. Dan minhabba |li ma kienx possibbli li tinkiseb
informazzjoni kompleta dwar Adzynma minhabba I-ghadd baxx hafna ta’ avvenimenti ta’ TTP akuti
f'pazjenti b'cTTP. Il-kumpanija ghandha tipprovdi data ulterjuri dwar Adzynma. Ghandha tissottometti
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r-rizultati kompleti ta’ 3 studji dwar is-sigurta u I-effikac¢ja ta’ Adzynma. Kull sena, I-Agenzija se
tirriezamina kull informazzjoni gdida li ssir disponibbli.

X'mizuri qeghdin jittiehdu biex jigi zgurat I-uzu sigur u effettiv ta’
Adzynma?

Il-kumpanija li tgieghed Adzynma fis-suq se tipprovdi gwida lill-professjonisti fil-qasam tal-kura tas-
sahha u kard ta’ twissija lill-pazjenti inkluza informazzjoni dwar kif ghandhom jigu mmaniggjati r-
reazzjonijiet allergi¢i ghal Adzynma meta I-medicina tigi injettata d-dar.

Fis-sommarju tal-karatteristici tal-prodott u fil-fuljett ta’ taghrif gew inkluzi wkoll ir-
rakkomandazzjonijiet u I-prekawzjonijiet li ghandhom ikunu segwiti mill-professjonisti fil-qasam tal-
kura tas-sahha u mill-pazjenti ghall-uzu sigur u effettiv ta’ Adzynma.

Bhal fil-kaz tal-medicini kollha, id-data dwar |-uzu ta’ Adzynma hija ssorveljata kontinwament. L-effetti
sekondarji ssuspettati rrapportati b’Adzynma huma evalwati bir-reqga u kull azzjoni mehtiega hi
mehuda biex tipprotegi lill-pazjenti.

Informazzjoni ohra dwar Adzynma

Aktar informazzjoni dwar Adzynma tinstab fis-sit web tal-Agenzija:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/adzynma.
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