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Ayvakyt (awaprytynib) 
Przegląd wiedzy na temat leku Ayvakyt i uzasadnienie udzielenia pozwolenia 
na dopuszczenie do obrotu w UE 

Czym jest lek Ayvakyt i w jakim celu się go stosuje 

Ayvakyt jest lekiem przeciwnowotworowym stosowanym w leczeniu nowotworu podścieliskowego 
przewodu pokarmowego (ang. gastrointestinal stromal tumour, GIST) — nowotworu żołądka i jelit, 
którego nie można usunąć chirurgicznie lub który rozprzestrzenił się na inne części organizmu. Lek 
Ayvakyt stosuje się, gdy komórki nowotworowe wykazują mutację D842V, zmianę w genie kodującym 
receptor alfa płytkopochodnego czynnika wzrostu (ang. platelet-derived growth factor receptor alpha, 
PDGFRA). 

Lek Ayvakyt stosuje się również u osób dorosłych w leczeniu mastocytozy układowej — choroby krwi, 
w której organizm wytwarza zbyt dużo nieprawidłowych komórek tucznych (rodzaj białych krwinek), 
które mogą gromadzić się w skórze, kościach, stawach, węzłach chłonnych, wątrobie, śledzionie, 
żołądku i jelitach.  

Lek służy do leczenia następujących zaawansowanych form mastocytozy układowej: agresywna 
mastocytoza układowa, mastocytoza układowa z towarzyszącym nowotworem hematologicznym 
(nowotworem krwi) lub białaczka mastocytowa. Lek stosuje się po otrzymaniu przez pacjenta co 
najmniej jednego leczenia układowego (z zastosowaniem leków wpływających na cały organizm). 

Lek Ayvakyt stosuje się także w leczeniu osób dorosłych z umiarkowanymi albo ciężkimi objawami 
indolentnej mastocytozy układowej (ang. indolent systemic mastocytosis, ISM) — wolno postępującej 
postaci mastocytozy układowej. Lek ten podaje się, jeśli pacjent nie zareagował na leczenie objawowe 
(leczenie, które łagodzi objawy choroby, a nie leczy jej przyczynę).   

Ze względu na to, że choroby te rzadko występują, w dniu 17 lipca 2017 r. (GIST) i w dniu 26 
października 2018 r. (mastocytoza) lek Ayvakyt uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich 
chorobach).   

Substancją czynną zawartą w leku Ayvakyt jest awaprytynib. 

Jak stosować lek Ayvakyt 

Lek wydawany na receptę. Leczenie powinien rozpoczynać i nadzorować lekarz posiadający 
doświadczenie w diagnozowaniu i leczeniu GIST, zaawansowanej mastocytozy układowej lub ISM. 

http://www.ema.europa.eu/how-to-find-us
http://www.ema.europa.eu/contact
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3171889
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3182074
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3182074
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Lek Ayvakyt jest dostępny w postaci tabletek do przyjmowania doustnego na czczo. Zalecana dawka 
zależy od leczonej choroby. U pacjentów przyjmujących inne leki, tzw. inhibitory CYP3A, jednoczesne 
stosowanie leku Ayvakyt może być niewskazane lub może być konieczne zmniejszenie dawki, ponieważ 
leki te mogą zakłócać sposób rozkładania leku Ayvakyt w organizmie. Stosowanie leku Ayvakyt można 
wstrzymać, zatrzymać lub zmniejszyć stosowaną dawkę, jeżeli u pacjenta wystąpią pewne działania 
niepożądane.  

Więcej informacji o sposobie stosowania leku Ayvakyt znajduje się w Ulotce dla pacjenta lub udzieli ich 
lekarz lub farmaceuta. 

Jak działa lek Ayvakyt 

Ayvakyt należy do grupy leków zwanych inhibitorami receptorowej kinazy tyrozynowej. Jego działanie 
polega na blokowaniu aktywności receptorowych kinaz tyrozynowych o nazwie PDGFRA i KIT, które 
znajdują się na powierzchni komórek GIST lub komórek tucznych. Białka te pomagają kontrolować 
wzrost komórek i mogą być nieprawidłowe (zmutowane) w komórkach GIST i komórkach tucznych, co 
powoduje ich niekontrolowane namnażanie się. Oczekuje się, że przez blokowanie działania 
nieprawidłowych białek lek przyczyni się do spowolnienia rozrostu komórek GIST lub komórek 
tucznych. 

Korzyści ze stosowania leku Ayvakyt wykazane w badaniach 

Nowotwór podścieliskowy przewodu pokarmowego  

Korzyści ze stosowania leku Ayvakyt wykazano w jednym badaniu głównym z udziałem 38 pacjentów z 
GIST, w przypadku których komórki nowotworowe posiadały w białku PDGFRA mutację (zmianę) o 
nazwie D842V. W badaniu, w którym leku Ayvakyt nie porównywano z żadnym innym lekiem, 
odpowiedź na leczenie wystąpiła u 95% (36 z 38) pacjentów, a czas bez progresji choroby wynosił 
średnio 22 miesięcy u leczonych pacjentów.  

Zaawansowana mastocytoza układowa  

W przypadku zaawansowanej mastocytozy układowej lek Ayvakyt wykazał korzyści w jednym 
trwającym badaniu głównym: spośród 47 pacjentów z zaawansowaną mastocytozą układową, którzy 
otrzymywali wcześniej terapię układową, 28 (60%) odpowiedziało na zastosowanie leku Ayvakyt. Mimo 
że pacjenci byli obserwowani przez ograniczony czas, oczekuje się, że odpowiedź na leczenie będzie 
utrzymywać się średnio przez co najmniej 12 miesięcy. 

Indolentna mastocytoza układowa 

Lek Ayvakyt wykazał skuteczność w łagodzeniu nasilenia objawów ISM w ramach trwającego badania z 
udziałem 212 pacjentów z umiarkowaną albo ciężką postacią ISM, którzy nie zareagowali na leczenie 
objawowe. W badaniu porównywano lek Ayvakyt z placebo (leczeniem pozorowanym). Wszyscy 
pacjenci otrzymywali również wybrane przez lekarza leczenie mające na celu złagodzenie objawów 
choroby. Nasilenie objawów ISM oceniano za pomocą łącznej punktacji (TSS) na podstawie formularza 
oceny objawów ISM, tj. systemu punktowej oceny nasilenia 11 objawów ISM. Po 24 tygodniach 
leczenia u pacjentów otrzymujących lek Ayvakyt odnotowano spadek punktacji TSS średnio o 16% w 
porównaniu z 9% w przypadku pacjentów otrzymujących placebo. Po 24 tygodniach leczenia około 
53% pacjentów otrzymujących lek Ayvakyt osiągnęło cel w postaci zmniejszenia o co najmniej 50% 
ilości komórek tucznych lub ich agregatów (skupisk) w szpiku kostnym.  
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Ryzyko związane ze stosowaniem leku Ayvakyt 

Pełny wykaz działań niepożądanych i ograniczeń związanych ze stosowaniem leku Ayvakyt znajduje się 
w Ulotce dla pacjenta. 

U pacjentów z GIST najczęstsze działania niepożądane związane ze stosowaniem leku Ayvakyt 
(mogące wystąpić częściej niż u 20 na 100 pacjentów) to nudności (mdłości), zmęczenie, 
niedokrwistość (niska liczba krwinek czerwonych), obrzęk okołooczodołowy, obrzęk twarzy lub obrzęk 
obwodowy (opuchlizna oczu, twarzy, kostek i stóp), hiperbilirubinemia (wysokie stężenie bilirubiny we 
krwi wskazujące na zaburzenia czynności wątroby), biegunka, wymioty, zwiększone łzawienie, 
zmniejszenie apetytu i zaburzenia pamięci. 

Najczęstsze poważne działania niepożądane związane ze stosowaniem leku Ayvakyt u pacjentów z 
GIST (mogące wystąpić u 6 na 100 pacjentów) to niedokrwistość i wysięk opłucnowy (płyn w płucach). 

U pacjentów z zaawansowaną mastocytozą układową najczęstsze działania niepożądane (mogące 
wystąpić częściej niż u 20 na 100 pacjentów) to obrzęk okołooczodołowy i obwodowy, małopłytkowość 
(niska liczba płytek krwi) i niedokrwistość.  

Najczęstsze poważne działania niepożądane (mogące wystąpić u 2 na 100 pacjentów) to krwiak 
podtwardówkowy (nagromadzenie krwi między czaszką a powierzchnią mózgu), niedokrwistość i 
krwawienie. 

U pacjentów z ISM najczęstsze działania niepożądane (mogące wystąpić częściej niż u 10 na 100 
pacjentów) obejmują obrzęk obwodowy. 

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Ayvakyt w UE 

Europejska Agencja Leków uznała, że korzyści płynące ze stosowania leku Ayvakyt przewyższają 
ryzyko i może on być dopuszczony do stosowania w UE. 

Utrzymujące się przez dłuższy czas korzyści ze stosowania leku Ayvakyt odniosła znaczna część 
pacjentów z GIST z mutacją D842V PDGFRA. Nie zaobserwowano wcześniej podobnych wyników i są 
one lepsze niż te wspomniane w piśmiennictwie dotyczącym innych leków tego samego typu w tej 
grupie pacjentów, którzy nie mają wielu opcji leczenia. Choć ze stosowaniem leku Ayvakyt wiązały się 
również znaczne działania niepożądane, w większości były one podobne do działań obserwowanych w 
przypadku innych leków tego samego typu i uznano je za możliwe do kontrolowania. 

W przypadku zaawansowanej mastocytozy układowej, gdzie możliwości leczenia są również 
ograniczone, korzyści były obiecujące i znaczące klinicznie, a ogólny profil bezpieczeństwa wydaje się 
zgodny z profilem bezpieczeństwa obserwowanym dla GIST. 

W przypadku ISM wykazano, że lek Ayvakyt zmniejsza zarówno nasilenie objawów, jak i nieprawidłowe 
ilości komórek tucznych u pacjentów. W momencie dopuszczenia do obrotu nie istniały zatwierdzone 
metody leczenia ukierunkowane na podstawową przyczynę choroby lub wpływające na przebieg ISM. W 
przypadku stosowania leku Ayvakyt w leczeniu ISM nie stwierdzono żadnych nowych problemów w 
zakresie bezpieczeństwa. Chociaż nadal istnieją pewne wątpliwości dotyczące długoterminowego 
bezpieczeństwa stosowania i skuteczności leku Ayvakyt w leczeniu ISM, do ich wyjaśnienia posłużą 
dalsze dane z trwającego badania z udziałem pacjentów z ISM.  

Lek Ayvakyt uzyskał warunkowe dopuszczenie do obrotu. Oznacza to, że Europejska Agencja Leków 
uznała, że korzyści płynące ze stosowania leku Ayvakyt przewyższają ryzyko, ale firma będzie musiała 
przedstawić dodatkowe dowody po dopuszczeniu leku do obrotu.  
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Warunkowe dopuszczenie do obrotu jest przyznawane na podstawie mniej wyczerpujących danych niż 
te, które są zwykle wymagane. Przyznaje się je w odniesieniu do leków, które spełniają niezaspokojoną 
potrzebę medyczną w zakresie leczenia poważnych chorób i w przypadku, gdy korzyści z ich 
wcześniejszej dostępności przewyższają ryzyko związane ze stosowaniem tych leków w czasie 
oczekiwania na dalsze dowody. Co roku Agencja dokona przeglądu wszelkich nowych informacji, które 
będą dostępne do czasu, gdy dane staną się wyczerpujące, i w razie potrzeby uaktualni niniejsze 
ogólne informacje. 

Ponieważ lek Ayvakyt uzyskał warunkowe dopuszczenie do obrotu, firma, która wprowadza lek Ayvakyt 
do obrotu, dostarczy dodatkowe wyniki dotyczące bezpieczeństwa i skuteczności stosowania leku 
pochodzące z badania dotyczącego leku Ayvakyt, ponieważ jest on stosowany przez pacjentów z GIST 
w warunkach rzeczywistych. 

Środki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego 
stosowania leku Ayvakyt 

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Ayvakyt w Charakterystyce Produktu 
Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto zalecenia i środki ostrożności przeznaczone dla personelu 
medycznego i pacjentów. 

Tak jak w przypadku wszystkich leków, dane na temat stosowania leku Ayvakyt są stale 
monitorowane. Zgłaszane działania niepożądane leku Ayvakyt są starannie oceniane i podejmowane są 
wszelkie czynności konieczne do ochrony pacjentów. 

Inne informacje dotyczące leku Ayvakyt 

Lek Ayvakyt otrzymał warunkowe pozwolenie na dopuszczenie do obrotu, ważne w całej UE od dnia 24 
września 2020 r. 

Dalsze informacje dotyczące leku Ayvakyt znajdują się na stronie internetowej Agencji pod adresem: 
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/ayvakyt. 

Data ostatniej aktualizacji: 01.2024. 
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