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Adzynma (rADAMTS13)

Um resumo sobre Adzynma e por que estd autorizado na UE

Adzynma ¢ um medicamento utilizado no tratamento de criangas e adultos com purpura
trombocitopénica trombdtica congénita (PTTc), uma doenca hereditaria causada por mutacgdes
(alteragdes) no gene ADAMTS13. Os doentes com esta doenca apresentam episddios agudos em que
se formam tromboses (coagulos sanguineos) em pequenos vasos sanguineos em todo o seu corpo. Os
coagulos podem dificultar o fluxo sanguineo para os 6rgaos e causar danos. O aumento da coagulagdo
resulta na escassez de plaquetas no sangue (trombocitopenia), aumentando o risco de hemorragias.
Os doentes também apresentam pequenas hemorragias sob a pele que aparecem como manchas
purpura. A PTTc também faz com que o organismo decomponha os glébulos vermelhos mais
rapidamente do que o organismo os consegue produzir, reduzindo o nivel de glébulos vermelhos
(anemia hemolitica microangiopatica), com sintomas que incluem fadiga, fraqueza e falta de ar.

A PTTc é uma doenca rara, e Adzynma foi designado medicamento érfao (medicamento utilizado em
doencgas raras) em 3 de dezembro de 2008. Mais informacdes sobre a designacao de medicamento
orfdo podem ser encontradas no sitio Web da EMA.

Adzynma contém a substancia ativa rADAMTS13.
Como se utiliza Adzynma?

O medicamento sé pode ser obtido mediante receita médica e o tratamento deve ser iniciado por um
médico com experiéncia no tratamento de doengas hematoldgicas (relacionadas com o sangue).

Adzynma é administrado por injecdo numa veia. Para a prevencao de episdédios de PTT, é administrado
uma vez por semana ou a cada duas semanas. Para o tratamento profilatico de episddios agudos de
PTT (caracterizados por trombocitopenia e anemia hemolitica microangiopatica), € administrado uma
vez por dia; o tratamento de episddios agudos deve ter inicio no primeiro dia do episodio e terminar

2 dias apods o seu término.

Os doentes ou os seus cuidadores poderdo administrar a injecdo de Adzynma depois de receberem
formagao adequada.

Para mais informacdes sobre a utilizagdo de Adzynma, consulte o Folheto Informativo ou contacte o
seu médico ou farmacéutico.
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Como funciona Adzynma?

Os doentes com PTTc tém falta de uma enzima (um tipo de proteina) denominada ADAMTS13 no
sangue. Esta enzima decompde grandes proteinas no sangue denominadas fator de von Willebrand.
Quando estas grandes proteinas ndo sdo removidas, juntam-se a plaquetas sanguineas e formam
coagulos sanguineos. A substancia ativa de Adzynma é uma versao da ADAMTS13 (rADAMTS13) que é
produzida em laboratério. Substitui a enzima ADAMTS13 em falta e decompde o fator de von
Willebrand, impedindo assim a formacdo de coagulos de sangue, hematomas, hemorragias e anemia.

Quais os beneficios demonstrados por Adzynma durante os estudos?

Os beneficios de Adzynma como tratamento preventivo para episddios de PTT foram avaliados num
estudo principal que incluiu 48 criancas e adultos com idade até aos 70 anos com PTTc grave. O estudo
foi dividido em trés periodos de 6 meses. Durante o primeiro periodo, os doentes receberam Adzynma
ou o seu tratamento habitual (frequentemente, plasma fresco congelado) para prevenir episodios de
PTT. Em funcdo do calendario de tratamento anterior, receberam tratamento uma vez por semana ou a
cada duas semanas. Durante o segundo periodo, os doentes que receberam primeiro o tratamento
habitual mudaram para Adzynma e os que receberam inicialmente Adzynma receberam o tratamento
habitual. Durante o terceiro periodo, todos os doentes tomaram Adzynma.

Ocorreu um episodio agudo de PTT no grupo de doentes que receberam o tratamento habitual durante
0 estudo e ndo ocorreu nenhum no grupo que tomou Adzynma; este valor foi demasiado baixo para
permitir concluir se Adzynma consegue tratar episédios agudos de PTT. No entanto, o estudo
demonstrou que foram observados com menos frequéncia outros sintomas da doenga, tais como
trombocitopenia e acontecimentos de anemia hemolitica microangiopatica, nos doentes que receberam
Adzynma do que nos doentes que receberam o tratamento habitual.

O estudo também incluiu 5 doentes com PTTc que receberam profilaticamente Adzynma ou o
tratamento habitual quando tiveram um episddio agudo de PTT. No estudo, um episddio agudo de PTT
foi tratado com éxito com Adzynma e outro com o tratamento habitual do doente. Ambos os episddios
agudos foram resolvidos no prazo de 3 dias apds o tratamento.

Quais sao os riscos associados a Adzynma?

Para a lista completa de efeitos secundarios e de restricoes de utilizacdo de Adzynma, consulte o
Folheto Informativo.

Os efeitos secundarios mais frequentes associados a Adzynma (que podem afetar mais de 1 em cada
10 pessoas) incluem dor de cabeca, diarreia, tonturas, infecdo do trato respiratério superior (nariz e
garganta), nauseas (sensagdo de enjoo) e enxaqueca.

Por que esta Adzynma autorizado na UE?

No momento da aprovacdo, ndo estava disponivel nenhum tratamento satisfatorio para os doentes
com PTTc. Adzynma pretende substituir a ADAMTS13 em falta por uma versdo semelhante desta
enzima produzida em laboratério. Embora os dados do estudo ndo fornegam provas suficientes de que
o medicamento é eficaz na prevencao de episédios agudos de PTT, existem informacGes provenientes
de estudos laboratoriais, conhecimentos sobre a forma como o medicamento se comporta no
organismo e dados que mostram uma reducao dos sintomas de PTTc em doentes que tomaram
Adzynma. Todos estes dados indicam que o tratamento pode ser eficaz. Os efeitos secundarios de
Adzynma foram considerados aceitaveis.
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Por conseguinte, a Agéncia Europeia de Medicamentos concluiu que os beneficios de Adzynma sdo
superiores aos seus riscos e o medicamento pode ser autorizado para utilizagdo na UE.

Adzynma foi autorizado em circunstancias excecionais. Isto significa que nao foi possivel obter
informagdo completa sobre Adzynma devido ao nimero muito reduzido de acontecimentos agudos de
PTT em doentes com PTTc. A empresa tera de fornecer dados adicionais sobre Adzynma, devendo
apresentar os resultados completos de 3 estudos sobre a seguranca e a eficacia de Adzynma. A
Agéncia procedera, anualmente, a analise de novas informagbes disponiveis.

Que medidas estao a ser adotadas para garantir a utilizacao segura e eficaz
de Adzynma?

A empresa que comercializa Adzynma fornecera um guia aos profissionais de salde e um cartdo de
alerta aos doentes, incluindo informacgGes sobre como gerir as reagdes alérgicas a Adzynma quando o
medicamento é injetado em casa.

No Resumo das Caracteristicas do Medicamento e no Folheto Informativo foram igualmente incluidas
recomendacdes e precaucles a observar pelos profissionais de salde e pelos doentes para a utilizacdo
segura e eficaz de Adzynma.

Tal como para todos os medicamentos, os dados sobre a utilizacgdo de Adzynma sao continuamente
monitorizados. Os efeitos secundarios comunicados com Adzynma sao cuidadosamente avaliados e sao
tomadas quaisquer agdes necessarias para proteger os doentes.

Outras informacoes sobre Adzynma

Estdo disponiveis mais informagbes sobre o medicamento no sitio Web da Agéncia:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/adzynma.
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