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

Czym jest lek Wainzua i w jakim celu sie go stosuje

Lek Wainzua jest stosowany w leczeniu uszkodzenia nerwow wywotanego dziedziczng amyloidozg,
transtyretynowq (ang. hereditary transthyretin-mediated amyloidosis, ATTRv), choroba, w przebiegu
ktorej nieprawidtowe biatko (nazywane amyloidozg) gromadzi sie w tkankach organizmu, w tym wokot
nerwdow.

Lek Wainzua stosuje sie u pacjentow dorostych w dwdch pierwszych stadiach uszkodzenia nerwéw (1.
stadium zaawansowania, w ktédrym pacjent moze sie samodzielnie poruszac bez asysty, oraz 2.
stadium zaawansowania, w ktérym pacjent wcigz potrafi sie samodzielnie poruszaé, ale potrzebuje w
tym pomocy).

Substancja czynng zawartg w leku Wainzua jest eplontersen.

Jak stosowac lek Wainzua

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinien rozpoczynac i nadzorowac lekarz majacy doswiadczenie
w diagnostyce i leczeniu pacjentéw cierpigcych na amyloidoze. Leczenie powinno rozpoczac¢ sie jak
najwczesniej po wystgpieniu objawdw, aby unikna¢ dalszego rozwoju choroby.

Lek podaje sie raz na miesigc w postaci wstrzykniecia podskérnego wykonywanego w brzuch, gérng
czes$¢ uda lub ramie przy uzyciu wstrzykiwacza pétautomatycznego napetnionego. Pacjenci lub ich
opiekunowie mogg samodzielnie podawac lek Wainzua, ale pierwsze wstrzykniecie nalezy wykonac pod
nadzorem personelu medycznego. Podczas terapii lekiem Wainzua pacjenci powinni stosowac
suplementacje witaming A.

W przypadku pacjentéw, u ktérych choroba postepuje do polineuropatii w III stadium zaawansowania,
lekarz moze kontynuowac leczenie, jezeli korzysci przewazajg nad ryzykiem.

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

U pacjentéw z amyloidozg ATTRv krazgce w krwiobiegu biatko zwane transtyretyng (TTR) ma
nieprawidtowg budowe i fatwo ulega rozktadowi. Roztozone biatko powoduje powstanie ztogdw
amyloidu w tkankach i narzadach w catym organizmie, w tym wokot nerwow, i zaburza ich prawidtowe
dziatanie.

Substancja czynna leku Wainzua — eplontersen — to oligonukleotyd antysensowny, czyli kroétki
fragment syntetycznego materiatu genetycznego zaprojektowany w taki sposdb, aby przytaczat sie do
materiatu genetycznego komérek odpowiedzialnych za wytwarzanie transtyretyny i je blokowat.
Powoduje to zmniejszenie wytwarzania transtyretyny, a co za tym idzie — ograniczenie powstawania
ztogdw amyloidu i ztagodzenie objawdw amyloidozy ATTRv.

Korzysci ze stosowania leku Wainzua wykazane w badaniach

W jednym badaniu gtéwnym z udziatem 144 pacjentéw z amyloidozg ATTRv z uszkodzeniem nerwéw w
1. lub 2. stadium wykazano, ze lek Wainzua jest skuteczniejszy niz placebo (leczenie pozorowane) w
spowalnianiu uszkodzenia nerwéw spowodowanego choroba.

Gtownymi kryteriami oceny skutecznosci byty zmiana stezenia TTR we krwi pacjentdw oraz zmiany
stopnia uszkodzenia nerwéw i jakosci zycia (mierzone za pomocg standardowych skal nazywanych
odpowiednio mNIS+7 oraz Norfolk QoL-DN) po 65 tygodniach leczenia. Dane z tego badania
poréwnano z danymi dotyczacymi grupy placebo z innego badania przeprowadzonego dla leku Tegsedi
(innego leku na amyloidoze ATTR).

W badaniu gtéwnym wykazano, ze u pacjentdw stosujacych lek Wainzua stezenie TTR we krwi spadto o
80%, a u pacjentéw otrzymujgcych placebo — o 10%. Wynik w skali mNIS+7, stosowany do oceny
uszkodzenia nerwdw, w przypadku leku Wainzua wskazywat na mniejszy stopien progresji (okoto 3
punktow) niz w przypadku placebo (okoto 26 punktéw). Jakosé zycia, mierzona wynikiem w skali
Norfolk QoL-DN, u pacjentéw leczonych lekiem Wainzua poprawita sie o okoto 6 punktéw, a u
pacjentow otrzymujgcych placebo pogorszyta o okoto 14 punktow.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Wainzua

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

Najczestsze dziatania niepozgdane zwigzane ze stosowaniem leku Wainzua (mogace wystgpi¢ czesciej
niz u 9 na 10 pacjentéw) to spadek stezenia witaminy A. Innymi czestymi dziataniami niepozadanymi
zwigzanymi ze stosowaniem leku Wainzua (mogacymi wystgpi¢ u 1 na 10 pacjentow) sg wymioty.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Wainzua w UE

Wykazano, ze lek Wainzua znaczaco obniza stezenie TTR we krwi, spowalnia uszkodzenie nerwéw i
poprawia jakos$c¢ zycia pacjentéow z amyloidozg ATTRv z uszkodzeniem nerwdw w 1. albo 2. stadium
zaawansowania. W kontekscie bezpieczenstwa stosowania dziatania niepozadane leku majg zwykle
nasilenie tagodne lub umiarkowane i uznawane sg za mozliwe do opanowania.

Europejska Agencja Lekéw uznata, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Wainzua przewyzszajg
ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.
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Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Wainzua

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

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

Inne informacje dotyczace leku Wainzua

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