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Amvuttra (wutrisyran)
Przeglad wiedzy na temat leku Amvuttra i uzasadnienie udzielenia pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Amvuttra i w jakim celu sie go stosuje

Lek Amvuttra jest stosowany w leczeniu amyloidozy transtyretynowej (ang. hereditary transthyretin
amyloidosis with polyneuropathy, ATTR), choroby, w przebiegu ktérej nieprawidtowe biatko (nazywane
amyloidozg) gromadzi sie w tkankach organizmu, w tym wokot nerwéw i serca.

Lek Amvuttra stosuje sie u 0so6b dorostych, u ktérych amyloidoza ATTR jest dziedziczna i u ktorych
wystepuje polineuropatia (uszkodzenie nerwdw) w I albo II stadium zaawansowania. Stadium

I oznacza, ze u pacjenta wystepuje ostabienie koriczyn dolnych, ale moze sie on poruszac¢ bez pomocy.
Stadium II oznacza, ze pacjent moze sie poruszac, ale potrzebuje pomocy.

Lek Amvuttra stosuje sie rowniez u 0séb dorostych z dziedziczng lub niedziedziczng amyloidozg ATTR,
u ktorych wystepuje kardiomiopatia (uszkodzenie miesnia sercowego).

Ze wzgledu na to, ze amyloidoza ATTR jest chorobg rzadko wystepujaca, w dniu 25 maja 2018 r. lek
Amvuttra uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach).Wiecej informacji na temat
przyznania statusu leku sierocego mozna znalez¢ tutaj.

Substancja czynng zawartg w leku Amvuttra jest wutrisyran.
Jak stosowac lek Amvuttra

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinien rozpoczynac i nadzorowac lekarz majacy doswiadczenie
w leczeniu pacjentow cierpigcych na amyloidoze. Leczenie nalezy rozpocza¢ jak najwczesniej po
rozpoznaniu, aby zapobiec progresji choroby.

Lek jest dostepny w postaci amputko-strzykawek i podaje sie go raz na 3 miesigce we wstrzyknieciu
podskérnym w brzuch, udo lub gérna czes¢ ramienia. Pacjenci i opiekunowie mogg samodzielnie
wykonywac wstrzykniecia po odpowiednim przeszkoleniu.

Podczas stosowania leku Amvuttra pacjenci powinni codziennie stosowac suplementacje witaming A.

W przypadku pacjentéw, u ktérych dochodzi do progresji polineuropatii do III stadium zaawansowania
(pacjent nie jest w stanie sie poruszac), lekarz moze podja¢ decyzje o kontynuowaniu leczenia, jesli
ptynace z niego korzysci przewyzszajg zwigzane z nim ryzyko.
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Dostepne dane dotyczace stosowania leku Amvuttra u pacjentéw w ciezkich stadiach kardiomiopatii
(klasa IV wg NYHA albo klasa III wg NYHA oraz stadium III wg NAC) sg ograniczone. Jesli jednak

u pacjenta wystapi progresja do tych stadiéw podczas przyjmowania leku Amvuttra, dostepne dane
sugeruja, ze leczenie moze by¢ kontynuowane.

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Amvuttra znajduje sie w Ulotce dla pacjenta lub udzieli
ich lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Amvuttra

U pacjentéw z amyloidoza ATTR krazace w krwiobiegu biatko zwane transtyretyng ma nieprawidtowq
budowe i tatwo ulega rozktadowi. Roztozone biatko powoduje powstanie ztogéw amyloidu w tkankach
i narzadach w catym organizmie, w tym wokdt nerwow i serca, i zaburza prawidtowg prace narzgadow.

Substancja czynna leku Amvuttra, wutrisyran, to maty interferujacy RNA (siRNA) — krétki fragment
materiatu genetycznego wytwarzany w laboratorium, ktéry przytacza sie do materiatu genetycznego
w komorkach odpowiedzialnych za wytwarzanie transtyretyny i blokuje go. Powoduje to zmniejszenie
wytwarzania nieprawidtowej transtyretyny, a co za tym idzie — ograniczenie powstawania ztogéw
amyloidu i ztagodzenie objawdéw amyloidozy ATTR.

Korzysci ze stosowania leku Amvuttra wykazane w badaniach

W pierwszym badaniu gtéwnym z udziatem 164 pacjentdéw z dziedziczng amyloidoza ATTR

i polineuropatig w I albo II stadium zaawansowania wykazano, ze lek Amvuttra skutecznie spowalnia
uszkodzenie nerwéw spowodowane chorobga. W tym badaniu leku Amvuttra nie poréwnywano z innym
lekiem ani z placebo.

Gtownym kryterium oceny skutecznosci byta zmiana objawow uszkodzenia nerwdw u pacjentow,
mierzona za pomocg standardowej skali o nazwie mNIS+7, gdzie nizszy wynik wskazuje na poprawe,
a Wyzszy — na pogorszenie. Po 18 miesigcach leczenia u pacjentdw otrzymujacych lek Amvuttra wynik
w skali mMNIS+7 zmniejszyt sie $rednio o okoto 0,5 punktu, w poréwnaniu ze $rednim wzrostem o 28
punktow u pacjentéw otrzymujacych placebo (leczenie pozorowane) w innym badaniu z udziatem 225
pacjentow, poréwnujacym lek Onpattro (inny lek stosowany w dziedzicznej amyloidozie ATTR)

z placebo.

W badaniu wykazano réwniez, ze terapia lekiem Amvuttra byta co najmniej tak samo skuteczna
w obnizaniu stezenia transtyretyny jak terapia lekiem Onpattro.

W drugim badaniu gtéwnym z udziatem 655 pacjentdw z dziedziczng lub niedziedziczng amyloidozg
ATTR i kardiomiopatig wykazano, ze lek Amvuttra skutecznie zmniejsza ryzyko powaznych problemoéw
sercowo-naczyniowych (wptywajacych na serce i krgzenie krwi) i zgonu. W badaniu oceniano liczbe
pacjentow, w przypadku ktérych, w ciggu 3 lat, odnotowano zgon lub nawracajace zdarzenia sercowo-
naczyniowe, takie jak hospitalizacja lub niewydolno$¢ serca wymagajace pilnej pomocy medycznej. U
pacjentéw otrzymujacych lek Amvuttra, w poréwnaniu z pacjentami otrzymujacymi placebo (leczenie
pozorowane), ryzyko probleméw sercowo-naczyniowych i zgonu byto mniejsze o okoto 28%.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Amvuttra

Petny wykaz dziatan niepozadanych i ograniczen zwigzanych ze stosowaniem leku Amvuttra znajduje
sie w Ulotce dla pacjenta.
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Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Amvuttra (mogace wystgpi¢ u 1 na
10 pacjentow) to reakcja w miejscu wstrzykniecia oraz zwiekszenie stezenia fosfatazy zasadowej
i aminotransferazy alaninowej (enzymow watrobowych) we krwi.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Amvuttra w UE

Wykazano, ze lek Amvuttra skutecznie spowalnia uszkodzenie nerwdw u pacjentéw z dziedziczng
amyloidozg ATTR i polineuropatig w I albo II stadium zaawansowania. Wykazano réowniez, ze lek
zmniejsza ryzyko powaznych probleméw sercowo-naczyniowych i zgonu u pacjentéow z dziedziczng lub
niedziedziczng amyloidozg ATTR z kardiomiopatig. W odniesieniu do bezpieczenstwa stosowania
dziatania niepozgadane uwaza sie za mozliwe do kontrolowania.

Europejska Agencja Lekéw uznata, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Amvuttra przewyzszajg
ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Amvuttra

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

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

Inne informacje dotyczace leku Amvuttra

Lek Amvuttra otrzymat pozwolenie na dopuszczenie do obrotu, wazne w catej UE od dnia 15 wrzesnia
2022 .

Dalsze informacje dotyczace leku Amvuttra znajduja sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/amvuttra.

Data ostatniej aktualizacji: 05.2025.
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