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Dawnzera (donidalorsen)

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

Czym jest lek Dawnzera i w jakim celu sie go stosuje

Dawnzera jest lekiem stosowanym w zapobieganiu napadom dziedzicznego obrzeku
naczynioruchowego (opuchlizny) u oséb w wieku od 12 lat. U 0sdb z dziedzicznym obrzekiem
naczynioruchowym wystepuja napady szybko pojawiajacej sie opuchlizny, obejmujacej dowolne
miejsce ciata, np. twarz, gardfo, rece, nogi czy okolice jelita. Napady te mogq zagrazac zyciu, gdy
opuchlizna wokét gardta uciska drogi oddechowe.

Substancja czynng zawartg w leku Dawnzera jest donidalorsen.
Jak stosowa¢ lek Dawnzera

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinien rozpoczynac lekarz majacy doswiadczenie
w diagnozowaniu i leczeniu pacjentéw z dziedzicznym obrzekiem naczynioruchowym.

Lek Dawnzera podaje sie we wstrzyknieciu podskérnym raz w miesigcu. Lek Dawnzera mozna podawac
raz na 2 miesigce, jesli w trakcie terapii u pacjenta napady nie wystepowaty przez co najmniej 3
miesigce.

Lekarz powinien rozwazy¢ przerwanie leczenia u pacjentéw z prawidlowym stezeniem enzymu zwanego
inhibitorem esterazy C1 (C1-INH), jesli liczba napaddw nie ulega wystarczajgcemu zmniejszeniu.

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Dawnzera znajduje sie w Ulotce dla pacjenta lub udzieli

ich lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Dawnzera

U oséb z dziedzicznym obrzekiem naczynioruchowym stezenie we krwi biatka zwanego kalikreing jest
nieprawidtowo podwyzszone. Prowadzi to do zwiekszenia stezenia innego biatka, zwanego bradykining,
ktore uczestniczy w napadach obrzeku naczynioruchowego.

Substancja czynna leku Dawnzera, donidalorsen, to antysensowny oligonukleotyd — mata czasteczka
skierowana przeciwko informacyjnemu RNA (mRNA), ktora zawiera instrukcje dotyczace wytwarzania
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prekalikreiny, biatka niezbednego do wytwarzania kalikreiny. Prowadzi to do rozpadu mRNA, co
zmniejsza stezenia kalikreiny i bradykininy we krwi, a tym samym ryzyko napadow.

Korzysci ze stosowania leku Dawnzera wykazane w badaniach

W badaniu gtéwnym wykazano, ze lek Dawnzera, w poréwnaniu z placebo (leczeniem pozorowanym),
znaczaco zmniejsza liczbe napaddw u 0sob z dziedzicznym obrzekiem naczynioruchowym.

W badaniu gtéwnym uczestniczyto 91 pacjentow w wieku od 12 lat z dziedzicznym obrzekiem
naczynioruchowym, ktérzy otrzymywali lek Dawnzera (co 4 tygodnie badz co 8 tygodni) albo placebo.
Po 24 tygodniach $rednia liczba napaddéw w miesigcu wynosita okoto 0,4 u pacjentéow otrzymujacych
lek Dawnzera co 4 tygodnie i okoto 1 u pacjentéw otrzymujacych lek Dawnzera co 8 tygodni,

w poréwnaniu z okoto 2,3 u pacjentdw otrzymujacych placebo. Ponadto w badaniu oceniano wptyw
leczenia na jakos$¢ zycia pacjentow za pomoca zatwierdzonego kwestionariusza mierzgcego, jak objawy
choroby wptywajgq na codzienne zycie. Na podstawie odpowiedzi na ten kwestionariusz wykazano, ze
lek Dawnzera poprawia, w poréwnaniu z placebo, jakos$¢ zycia pacjentdw.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Dawnzera

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

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Dawnzera co 4 tygodnie (mogace
wystgpic czesciej niz u 1 na 10 pacjentow) to reakcje w miejscu wstrzykniecia, takie jak rumien
(zaczerwienienie skory), odbarwienie skory, bél, swiad (swedzenie), stwardnienie, krwiak
(gromadzenie sie krwi pod skérg), zasinienie, tuszczenie sie (ztuszczanie sie) skdry, nadwrazliwosc
(reakcje alergiczne) i opuchlizna w miejscu wstrzykniecia.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Dawnzera w UE

W momencie dopuszczenia leku do obrotu istniata potrzeba zapewnienia bardziej dtugotrwatego
leczenia, ktére zapobiegatoby przetomowym napadom dziedzicznego obrzeku naczynioruchowego.
Wykazano, ze lek Dawnzera podawany co 4 tygodnie znaczaco zmniejsza liczbe napadow dziedzicznego
obrzeku naczynioruchowego w poréwnaniu z placebo. Ponadto pacjenci otrzymujacy lek Dawnzera
zgtaszali poprawe jakosci zycia.

Biorac pod uwage potrzebe zapewnienia skutecznego leczenia zapobiegawczego, lek ten mozna
stosowac u pacjentéw z dowolnym rodzajem dziedzicznego obrzeku naczynioruchowego, mimo ze dane
dotyczace stosowania leku Dawnzera u pacjentdw z prawidtowym stezeniem biatka C1-INH sg
ograniczone.

Dane dotyczace bezpieczenstwa stosowania leku Dawnzera sg ograniczone ze wzgledu na rzadkie
wystepowanie choroby. Dostepne dowody wskazujg jednak, ze dziatania niepozadane leku Dawnzera
sq akceptowalne.

Europejska Agencja Lekdw uznata zatem, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Dawnzera
przewyzszaja ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.
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Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Dawnzera

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Dawnzera w Charakterystyce
Produktu Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto rowniez zalecenia i $rodki ostroznosci
przeznaczone dla personelu medycznego i pacjentéw.

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

Inne informacje dotyczace leku Dawnzera

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