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Waskyra (etuwetydigen autotemcel)
Przeglad wiedzy na temat leku Waskyra i uzasadnienie udzielenia pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Waskyra i w jakim celu sie go stosuje

Waskyra jest lekiem stosowanym w leczeniu oséb od 6. miesigca zycia z zespotem Wiskotta-Aldricha
(WAS), ktérzy majg mutacje w genie WAS. Lek stosuje sie u pacjentow, u ktérych odpowiednig,
strategig leczenia jest przeszczepienie krwiotworczych komérek macierzystych, lecz w przypadku
ktorych nie jest dostepny odpowiedni dawca komdrek macierzystych.

Zespot Wiskotta-Aldricha jest spowodowany nieprawidtowosciami w genie wytwarzajacym biatko WAS,
ktore wystepuje w komadrkach krwi i niektérych komdrkach uktadu odpornosciowego (naturalnego
mechanizmu obronnego organizmu). Osoby z zespotem Wiskotta-Aldricha majg tendencje do siniakow i
krwawien ze wzgledu na zbyt matq liczbe prawidlowych ptytek krwi (sktadnikéw przyczyniajacych sie
do krzepniecia krwi); osoby te czesto majq zakazenia, poniewaz liczba komérek odpornosciowych jest
zbyt mata, co moze prowadzi¢ do posocznicy (stan, w ktérym bakterie i ich toksyny krazg we krwi i
zaczynajg uszkadzad narzady). Ponadto istnieje wieksze ryzyko wystgpienia niektérych rodzajéw
nowotwordéw, takich jak chtoniak.

Ze wzgledu na to, ze zespdt Wiskotta-Aldricha jest chorobg rzadko wystepujaca, w dniu 6 czerwca
2012 r. lek Waskyra uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na
temat przyznania statusu leku sierocego mozna znalez¢ na stronie internetowej EMA.

Substancjg czynng zawartg w leku Waskyra jest etuwetydigen autotemcel, ktéry sktada sie ze
zmodyfikowanych genetycznie komorek macierzystych pobranych z wtasnej krwi pacjenta.

Jak stosowac lek Waskyra

Lek wydawany na recepte. Lek Waskyra musi by¢ podawany w kwalifikowanym osrodku leczniczym
przez lekarza przeszkolonego w zakresie podawania tego leku i z doswiadczeniem w przeszczepianiu
komorek macierzystych.

Lek Waskyra wytwarza sie indywidualnie dla kazdego pacjenta z komorek macierzystych pobranych z
jego krwi. Lek nalezy podawac¢ wyltacznie pacjentowi, dla ktérego zostat wyprodukowany. Lek podaje
sie jednorazowo we wlewie dozylnym (kropléwce). Przed podaniem leku Waskyra pacjentowi podaje sie
kondycjonowanie (leczenie przygotowawcze) w celu oczyszczenia szpiku kostnego z komarek.
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Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Waskyra znajduje sie w Ulotce dla pacjenta lub udzieli ich
lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Waskyra

Lek Waskyra jest wytwarzany z komédrek macierzystych (zwanych komdrkami CD34*) pobranych z krwi
pacjenta. Komérki s modyfikowane genetycznie w laboratorium, aby mogty wytwarzac funkcjonalne
biatko WAS. Po ponownym przeszczepieniu u pacjenta zmodyfikowane komorki przenosza sie do szpiku
kostnego, w ktérym zaczynajg wytwarzac zdrowg krew i komorki odpornosciowe wytwarzajace
funkcjonalne biatko WAS, co pomaga w ten sposoéb tagodzi¢ objawy choroby.

Korzysci ze stosowania leku Waskyra wykazane w badaniach

Korzysci ze stosowania leku Waskyra wykazano w programie rozwoju klinicznego, w ktérym
uczestniczyto tacznie 27 pacjentow z zespotem Wiskotta-Aldricha. Grupa ta obejmowata 10 dzieci

w wieku 1-9 lat z badania gtdwnego oraz 17 pacjentéw w wieku 1-35 lat z innego badania klinicznego
i programu rozszerzonego dostepu (w ktdrym osobom z powazng chorobg, w przypadku ktérej nie ma
zatwierdzonego leczenia, podaje sie badany lek poza badaniem klinicznym).

Ogodlnie rzecz biorac, na podstawie danych stwierdzono, ze lek Waskyra skutecznie ogranicza
wystepowanie ciezkich zakazen i epizodow krwawienia.

Srednia liczba powaznych zakazen rocznie zmniejszyta sie z 2,0 zdarzen w ciagu 12 miesiecy przed
leczeniem do 0,12 zdarzen w ciggu 2-3 lat po stosowaniu leku Waskyra. Podobnie $rednia liczba
epizodow krwawienia o umiarkowanym i ciezkim nasileniu rocznie spadta z 2,0 w ciggu 12 miesiecy
przed leczeniem do 0,16 w cigqgu 2-3 lat po zastosowaniu leku Waskyra.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Waskyra

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

Najczestsze dziatania niepozgdane zgtaszane u oséb przyjmujacych lek Waskyra wynikaty z procedur i
leczenia wstepnego wymaganych do podania leku, takich jak schemat kondycjonowania, oraz
warunkow panujacych w miejscu podania (zakazenia zwigzane z urzadzeniem do infuzji, krwawienia w
miejscu wprowadzenia cewnika).

Leku Waskyra nie wolno podawac osobom, ktére zostaty wczesniej poddane przeszczepowi
krwiotwdrczych komérek macierzystych od dawcy i ktére nadal maja komérki dawcy we krwi, ani
osobom, ktdre byty wczesniej poddane terapii genowej za pomocg krwiotworczych komaorek
macierzystych (leczeniu, w ktérym komorki macierzyste pacjenta sg pobierane i modyfikowane
genetycznie, a nastepnie oddawane pacjentowi).

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Waskyra w UE

U oso6b z zespotem Wiskotta-Aldricha, u ktérych odpowiednia strategig leczenia jest przeszczepienie
krwiotwdrczych komorek macierzystych, lecz u ktoérych nie ma pasujacego dawcy komorek
macierzystych, sredni okres przezycia jest skrécony. W momencie dopuszczenia leku Waskyra do
obrotu istniata potrzeba zapewnienia tym pacjentom skutecznych metod leczenia.

Terapia lekiem Waskyra doprowadzita do znacznego zmniejszenia liczby ciezkich zakazen i epizodow
krwawienia o nasileniu od umiarkowanego do ciezkiego, ktére utrzymuje sie przez dtugi czas.
Bezpieczenstwo stosowania leku uznano za dopuszczalne, przy zachowaniu odpowiednich srodkéw
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ostroznosci i Srodkéw monitorowania opisanych w drukach informacyjnych. Moze istnie¢ teoretyczne
ryzyko wystapienia choroby nowotworowej spowodowanej niezamierzonymi zmianami materiatu
genetycznego, chociaz do tej pory nie zaobserwowano takich przypadkéw. Wprowadzono $rodki
majace na celu monitorowanie takich zdarzen w ramach 15-letniego badania dtugoterminowego,
ktorego celem jest lepsze okreslenie bezpieczenstwa stosowania leku Waskyra.

Europejska Agencja Lekdw uznata zatem, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Waskyra
przewyzszaja ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Waskyra

Firma, ktéra wprowadza lek Waskyra do obrotu, przeprowadzi badanie w celu dalszej oceny
dtugoterminowego bezpieczenstwa stosowania i skutecznosci leku oraz przedstawi jego wyniki. Firma
dostarczy takze materiaty edukacyjne dla personelu medycznego, ktéry ma podawac lek, zawierajace
informacje na temat bezpieczenstwa jego stosowania, w tym na temat potencjalnego ryzyka
wystgpienia choroby nowotworowej oraz znaczenia monitorowania i dtugoterminowej obserwacji oséb,
ktéorym podaje sie lek Waskyra. Pacjenci i opiekunowie otrzymaja réwniez materiaty edukacyjne
zawierajgce informacje o tym, kiedy nalezy skontaktowac sie z lekarzem w przypadku watpliwosci lub
podejrzenia wystgpienia dziatan niepozadanych, jak zgtaszac dziatania niepozgdane oraz na temat
znaczenia regularnego i dtugoterminowego monitorowania.

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

Tak jak w przypadku wszystkich produktow leczniczych, dane na temat stosowania produktu Waskyra
sq stale monitorowane. Podejrzewane dziatania niepozadane produktu Waskyra sg starannie oceniane
i podejmowane sg wszelkie czynnosci konieczne do ochrony pacjentow.

Inne informacje dotyczace leku Waskyra

Dalsze informacje dotyczace leku Waskyra znajdujg sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/waskyra.
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