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Adzynma (rADAMTS13)

Przeglad wiedzy na temat leku Adzynma i uzasadnienie udzielenia pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE

Lek Adzynma jest lekiem stosowanym w leczeniu dzieci i dorostych z wrodzong zakrzepowg plamicq
matoptytkowa (ang. congenital thrombotic thrombocytopenic purpura, cTTP), chorobg dziedziczng
wywotywang przez mutacje (zmiany) w genie ADAMTS13. U pacjentéw z tg chorobg dochodzi do
ostrych epizoddw zakrzepicy (zakrzepdw krwi) w matych naczyniach krwionosnych w catym
organizmie. Zakrzepy mogg utrudniaé przeptyw krwi do narzadéw i powodowac uszkodzenia.
Wydtuzony czas krzepniecia prowadzi do niedoboru ptytek krwi (matoptytkowosci), co zwieksza ryzyko
wystgpienia krwawien. Pacjenci maja rowniez niewielkie krwawienia podskoérne, ktére majg postac
fioletowych plam (plamicy). cTTP sprawia réwniez, ze czerwone krwinki rozpadajq sie szybciej niz
organizm moze je wytwarzad, obnizajac ich poziom (niedokrwisto$¢ hemolityczna
mikroangiopatyczna), skutkujac objawami takimi jak zmeczenie, ostabienie i dusznosc.

Ze wzgledu na to, ze cTTP rzadko wystepuje, lek Adzynma w dniu 3 grudnia 2008 r. uznano za lek
sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat przyznania statusu leku
sierocego mozna znalez¢ na stronie internetowej EMA.

Substancja czynng zawartg w leku Adzynma jest rADAMTS13.

Jak stosowac¢ lek Adzynma

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinien rozpoczynac lekarz majacy doswiadczenie w leczeniu
zaburzen hematologicznych (zwigzanych z krwig).

Lek Adzynma podaje sie podaje sie we wstrzyknieciu dozylnym. W celu zapobiegania epizodom TTP lek
podaje sie raz na tydzien lub co dwa tygodnie. W terapii na zadanie (ang. on-demand) w przypadku
ostrych epizoddéw TTP (charakteryzujacych sie matoptytkowoscig i niedokrwistoscig hemolityczng
mikroangiopatycznga) lek podaje sie raz na dobe; leczenie ostrych epizodéw powinno rozpoczac sie
pierwszego dnia epizodu i zakonczy¢ dwa dni po jego zakonczeniu.

Po odpowiednim przeszkoleniu pacjenci lub ich opiekunowie mogg samodzielnie wykonywac
wstrzykniecia leku Adzynma.

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Adzynma znajduje sie w Ulotce dla pacjenta lub udzieli
ich lekarz lub farmaceuta.
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Jak dziata lek Adzynma

Pacjenci z cTTP majgq w swojej krwi zbyt mato enzymu (rodzaju biatka) o nazwie ADAMTS13. Enzym
ten powoduje rozpad duzych biatek we krwi o nazwie czynnik von Willebranda. Gdy te duze biatka nie
sg usuwane, taczg sie z ptytkami krwi i tworzg zakrzepy krwi. Substancja czynna leku Adzynma jest
wersjg ADAMTS13 (rADAMTS13), ktéra jest wytwarzana w laboratorium. Zastepuje ona brakujacy
enzym ADAMTS13 i rozktada czynnik von Willebranda, zapobiegajac w ten sposéb tworzeniu sie
skrzepdw krwi, siniakéw, krwawien i niedokrwistosci.

Korzysci ze stosowania leku Adzynma wykazane w badaniach

Korzysci ze stosowania leku Adzynma jako profilaktycznego leczenia epizodéw TTP oceniono w badaniu
gtownym z udziatem 48 dzieci i dorostych w wieku do 70 lat z ciezkg postacig cTTP. Badanie podzielono
na trzy szesciomiesieczne okresy. W pierwszym okresie pacjentom podawano lek Adzynma lub
stosowano leczenie standardowe (czesto swiezo mrozone osocze) w celu zapobiegania epizodom TTP.
W zaleznosci od ich wczesniejszego harmonogramu leczenia, otrzymywali oni lek raz w tygodniu lub co
dwa tygodnie. W drugim okresie pacjentow, u ktérych na poczatku stosowano leczenie standardowe,
przestawiono na lek Adzynma, a pacjenci, u ktérych poczatkowo stosowano lek Adzynma, zaczeli
stosowac leczenie standardowe. W trzecim okresie wszyscy pacjenci przyjmowali lek Adzynma.

W grupie pacjentow, u ktérych stosowano leczenie standardowe w trakcie badania wystapit jeden ostry
epizod TTP, a zadnego epizodu nie odnotowano w grupie przyjmujacej lek Adzynma; z uwagi na matg
liczbe epizodéw TTP nie mozna byto stwierdzié¢, czy mozna stosowac lek Adzynma w leczeniu ostrych
epizodéw TTP. W badaniu wykazano jednak, ze inne objawy choroby, takie jak matoptytkowos¢ i
epizody niedokrwistosci hemolitycznej mikroangiopatycznej, wystepowaty rzadziej u pacjentéw
przyjmujacych lek Adzynma niz u pacjentdw, u ktérych stosowano leczenie standardowe.

W badaniu wzieto udziat rowniez 5 pacjentéw z cTTP, ktorym podawano lek Adzynma na zadanie lub, u
ktérych stosowano leczenie standardowe w przypadku wystgpienia ostrego epizodu TTP. W badaniu
jeden ostry epizod TTP z powodzeniem wyleczono z zastosowaniem leku Adzynma, a drugi - z
zastosowaniem leczenia standardowego pacjenta. Oba ostre epizody ustapity w ciggu 3 dni od leczenia.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Adzynma

Petny wykaz dziatan niepozgdanych i ograniczen zwigzanych ze stosowaniem leku Adzynma znajduje
sie w Ulotce dla pacjenta.

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Adzynma (mogace wystapi¢ czesciej
niz u 1 na 10 pacjentéw) to: bol gtowy, biegunka, zawroty glowy, zakazenie gérnych drdg
oddechowych (nosa i gardta), nudnosci (mdtosci) i migrena.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Adzynma w UE

W momencie dopuszczenia leku do obrotu brak byto terapii, ktorej wyniki bytyby zadowalajace dla
pacjentéw z cTTP. Celem leku Adzynma jest zastgpienie brakujagcego enzymu ADAMTS13 podobng,
wersjg tego enzymu wytwarzang w laboratorium. Chociaz dane z badan nie dostarczajg
wystarczajacych dowoddéw na to, ze lek jest skuteczny w zapobieganiu ostrym epizodom TTP, dostepne
sg informacje z badan laboratoryjnych, wiedza o tym, jak lek zachowuje sie w organizmie, oraz dane
wskazujgce na zmniejszenie objawdw cTTP u pacjentéw przyjmujacych lek Adzynma. Wszystko to
sugerowatoby, ze leczenie moze by¢ skuteczne. Dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku
Adzynma uznano za mozliwe do zaakceptowania.
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Europejska Agencja Lekdw uznata zatem, ze korzysci ze stosowania leku Adzynma przewyzszajg
ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Lek Adzynma dopuszczono do obrotu w wyjatkowych okolicznosciach. Wynika to z faktu, ze uzyskanie
petnych informacji na temat leku Adzynma nie byto mozliwe ze wzgledu na bardzo mata liczbe ostrych
epizoddw TTP u pacjentéw z cTTP. Firma musi dostarczy¢ dalszych danych dotyczacych leku Adzynma.
Nalezy przedtozy¢ petne wyniki 3 badan dotyczacych bezpieczenstwa stosowania i skutecznosci leku
Adzynma. Co roku Agencja dokona przegladu wszelkich nowych informacji, ktére beda dostepne.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Adzynma

Firma, ktéra wprowadza lek Adzynma do obrotu, udostepni przewodnik dla fachowego personelu
medycznego oraz karte ostrzegawczg dla pacjentdow zawierajaca informacje na temat kontrolowania
reakcji alergicznych po podaniu leku Adzynma w warunkach domowych.

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Adzynma w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto rdwniez zalecenia i Srodki ostroznosci przeznaczone dla
personelu medycznego i pacjentow.

Tak jak w przypadku wszystkich lekow, dane o stosowaniu leku Adzynma sg stale monitorowane.
Podejrzewane dziatania niepozadane leku Adzynma sq starannie oceniane i podejmowane sg wszelkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Adzynma

Dalsze informacje dotyczace leku Adzynma znajdujq sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/adzynma.

Adzynma (rADAMTS13)
EMA/332079/2024 Strona 3/3


https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/adzynma

	Jak stosować lek Adzynma
	Jak działa lek Adzynma
	Korzyści ze stosowania leku Adzynma wykazane w badaniach
	Ryzyko związane ze stosowaniem leku Adzynma
	Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Adzynma w UE
	Środki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Adzynma
	Inne informacje dotyczące leku Adzynma

