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Waskyra (etuvetidigene autotemcel)
Harsa generali lejn Waskyra u ghalfejn huwa awtorizzat fl-UE

X'inhu Waskyra u ghal xiex jintuza?

Waskyra huwa medicina ghat-trattament ta’ persuni minn 6 xhur ‘il fug bis-sindromu ta’ Wiskott-
Aldrich (WAS) li jkollhom mutazzjoni fil-gene WAS. Jintuza ghat-trattament ta’ pazjenti li ghalihom
trapjant ta’ celloli staminali ematopojetici huwa xieraq, izda li ghalihom ma jkun disponibbli I-ebda
donatur xieraq tac-celloli staminali.

Is-sindromu ta’ Wiskott-Aldrich huwa kkawzat minn anormalitajiet fil-gene li jipproduci |-proteina WAS,
li tinsab fic-celloli tad-demm u f'certi celloli tas-sistema immunitarja (id-difizi naturali tal-gisem).
Persuni bis-sindromu ta’ Wiskott-Aldrich jitbenglu u jkollhom fsada facilment minhabba li jkollhom ftit
wisq pjastrini normali (komponenti li jghinu lid-demm jaghqgad); ikollhom ukoll infezzjonijiet frekwenti
minhabba li jkollhom ftit wisq celloli immunitarji normali, li jistghu jwasslu ghal sepsi (meta I-batterji u
t-tossini taghhom ji¢cirkolaw fid-demm u jibdew jaghmlu hsara lill-organi). Barra minn hekk, hemm
riskju oghla li jigu zviluppati xi tipi ta’ kanc¢er, bhal-limfoma.

Is-sindromu ta’ Wiskott-Aldrich huwa rari, u Waskyra gie denominat bhala “medicina orfni” (medicina li
tintuza f'mard rari) fis-6 ta’ Gunju 2012. Aktar informazzjoni dwar id-denominazzjoni orfni tinstab fug
is-sit web tal-EMA.

Waskyra fih is-sustanza attiva etuvetidigene autotemcel, li tikkonsisti minn celloli staminali
genetikament modifikati mehuda mid-demm tal-pazjent innifsu.

Kif jintuza Waskyra?

Waskyra jista’ jinkiseb biss b’ricetta ta’ tabib u ghandu jinghata f'¢centru ta’ trattament kwalifikat minn
tabib imharreg fl-ghoti ta’ din il-medic¢ina u b’esperjenza fit-trapjant tac-celloli staminali.

Waskyra huwa maghmul individwalment ghal kull pazjent minn celloli staminali migbura mid-demm
tieghu, u ghandu jinghata biss lill-pazjent li ghalih ikun sar. Jinghata darba permezz ta’ infuzjoni
(dripp) fil-vina. Qabel ma jinghata Waskyra, il-pazjent se jinghata trattament ta’ kundizzjonament
(preparatorju) sabiex jitnehhew i¢-celloli mill-mudullun tieghu.

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

Waskyra huwa maghmul minn celloli staminali (imsejha celloli CD34+) li jingabru mid-demm tal-
pazjent. I¢-celloli huma genetikament modifikati fil-laboratorju sabiex ikunu jistghu jipproducu proteina
WAS funzjonali. Meta jigu trapjantati lura fil-pazjent, i¢c-¢elloli modifikati jemigraw lejn il-mudullun fejn
jibdew jipprodu¢u demm u celloli immunitarji b’sahhithom li jipproducu proteina WAS funzjonali, u
b’hekk jghinu biex jittaffew is-sintomi tal-marda.

X'inhuma I-beneficc¢ji ta’ Waskyra li hargu mill-istudji?

Il-benefi¢éji ta” Waskyra ntwerew fi programm ta’ zvilupp kliniku li jinvolvi total ta’ 27 pazjent bis-
sindromu ta’ Wiskott-Aldrich. Dawn kienu jinkludu 10 itfal ta’ bejn sena u 9 snin fl-istudju ewlieni, u
17-il pazjent ta’ bejn sena u 35 sena minn studju kliniku iehor u programm ta’ access estiz (meta
persuni b’kundizzjoni serja li ghalihom ma hemm I-ebda trattament awtorizzat jinghataw medicina
investigattiva barra minn studju kliniku).

B’mod generali, id-data wriet |li Waskyra huwa effettiv fit-tnaqqis tal-okkorrenza ta’ infezzjonijiet severi
u episodji ta’ fsada.

L-ghadd medju ta’ infezzjonijiet severi fis-sena nagas minn 2.0 avveniment fit-12-il xahar gabel it-
trattament ghal 0.12 avveniment fit-2-3 snin wara t-trattament b’'Waskyra. Bl-istess mod, |-ghadd
medju ta’ episodji ta’ fsada moderati u severi fis-sena nagas minn 2.0 avveniment fit-12-il xahar gabel
it-trattament ghal 0.16 avveniment fit-2-3 snin wara t-trattament b’'Waskyra.

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

Ghal-lista shiha tal-effetti sekondarji u r-restrizzjonijiet b’'Waskyra, ara |-fuljett ta’ taghrif.

L-effetti sekondarji I-aktar komuni rrapportati f'persuni ttrattati b’'Waskyra kienu dovuti ghall-proc¢eduri
u I-pretrattamenti mehtiega biex tinghata |-medicina, bhall-kors ta’ kundizzjonament, u ghall-
kundizzjonijiet tas-sit tal-ghoti (infezzjonijiet relatati mal-apparat tal-infuzjoni, fsada fis-sit tal-
kateter).

Waskyra ma ghandux jinghata lil persuni li fil-passat kienu réevew trapjant tac-celloli staminali
ematopojeti¢i minn donatur u li ghad ghandhom celloli donaturi fid-demm taghhom, jew lil dawk li fil-
passat kienu nghataw terapija tal-gene tac-celloli staminali ematopojetici (trattament li fih ic-celloli
staminali tal-pazjent jingabru u jigu modifikati genetikament u mbaghad jigu rritornati lill-pazjent).

Ghaliex Waskyra gie awtorizzat fl-UE?

Persuni bis-sindromu ta’ Wiskott-Aldrich li ghalihom trapjant ta’ celloli staminali ematopojeti¢i huwa
xieraq izda li ma ghandhomx donatur kompatibbli ta¢-c¢elloli staminali ghandhom stennija tal-ghomor
imnaqqgsa. Fiz-zmien tal-awtorizzazzjoni ta’ Waskyra, kien hemm bzonn ta’ trattamenti effettivi ghal
dawn il-pazjenti.

It-trattament b’'Waskyra rrizulta fi tnaqqis konsiderevoli fl-infezzjonijiet severi u fl-episodji ta’ fsada
minn moderati sa severi li jinzamm ghal zmien twil. Is-sigurta tal-medicina kienet ikkunsidrata
accettabbli, bil-prekawzjonijiet u I-mizuri rilevanti ghall-monitoragg deskritti fl-informazzjoni dwar il-
prodott. Jista’ jkun hemm riskju teoretiku ta’ kancer ikkawzat minn bidliet mhux intenzjonati fil-
materjal genetiku, ghalkemm s’issa ghadhom ma gewx irrapportati kazijiet bhal dawn. Hemm mizuri
fis-sehh ghall-monitoragg ta’ avvenimenti bhal dawn permezz ta’ studju fit-tul fug 15-il sena biex tigi
kkaratterizzata ahjar is-sigurta ta’ Waskyra.
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L-Agenzija Ewropea ghall-Medicini ghaldagstant iddecidiet li I-benefi¢cji ta” Waskyra huma akbar mir-
riskji tieghu u li jista’ jigi awtorizzat ghall-uzu fl-UE.

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

II-kumpanija li tgieghed Waskyra fis-suq se twettaq u tipprovdi r-rizultat ta’ studju biex tkompli
tivvaluta s-sigurta u I-effikacja fit-tul tal-medicina. Il-kumpanija se tipprovdi wkoll materjal edukattiv
ghall-professjonisti fil-qasam tal-kura tas-sahha li mistennija juzaw il-medicina b‘informazzjoni dwar is-
sigurta taghha, inkluz ir-riskju potenzjali ta’ kancer u I-importanza tal-monitoragg u s-segwitu fit-tul ta’
persuni ttrattati b’'Waskyra. Il-pazjenti u dawk li jiehdu hsiebhom se jirc¢ievu wkoll materjal edukattiv
b’informazzjoni dwar meta ghandhom jikkuntattjaw lit-tabib taghhom f’kaz ta’ thassib jew effetti
sekondarji suspettati, kif ghandhom jigu rrapportati I-effetti sekondarji u I-importanza ta’ monitoragg

regolari u fit-tul.

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

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

Informazzjoni ohra dwar Waskyra

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