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Waskyra (etuvetidigene autotemcel)
Um resumo sobre Waskyra e por que esta autorizado na Unido Europeia (UE)

O que é Waskyra e para que é utilizado?

Waskyra é um medicamento para o tratamento de pessoas com idade igual ou superior a 6 meses com
sindrome de Wiskott-Aldrich (WAS) que tém uma mutacdo no gene WAS. E utilizado no tratamento de
doentes para os quais € adequado um transplantacdo de células estaminais hematopoiéticas, mas para
0s quais ndo esta disponivel nenhum dador de células estaminais adequado.

A sindrome de Wiskott-Aldrich é causada por anomalias no gene que produz a proteina WAS, que se
encontra nas células sanguineas e em determinadas células do sistema imunitario (as defesas naturais
do organismo). As pessoas com sindrome de Wiskott-Aldrich ficam com nddoas negras e sangram
facilmente porque tém muito poucas plaquetas normais (componentes que ajudam o sangue a
coagular); também tém infegdes frequentes porque tém muito poucas células imunitarias normais, o
que pode conduzir a sépsis (quando as bactérias e as suas toxinas circulam no sangue e comegcam a
danificar os érgdos). Além disso, existe um risco mais elevado de desenvolver alguns tipos de cancro,
como o linfoma.

A sindrome de Wiskott-Aldrich é uma doenca rara, e Waskyra foi designado medicamento 6rfao
(medicamento utilizado em doencas raras) em 6 de junho de 2012. Mais informagdes sobre a
designacdo de medicamento 6rfdo podem ser encontradas no sitio Web da EMA.

Waskyra contém a substancia ativa etuvetidigene autotemcel, que consiste em células estaminais
geneticamente modificadas colhidas do sangue do préprio doente.

Como se utiliza Waskyra?

Waskyra sé pode ser obtido mediante receita médica e deve ser administrado num centro de
tratamento qualificado por um médico com formagdo na administracao deste medicamento e com
experiéncia no transplante de células estaminais.

Waskyra é fabricado individualmente com células estaminais colhidas do sangue do proprio doente e sé
pode ser administrado ao doente para o qual foi fabricado. E administrado uma vez por perfus&o
(administragdo gota a gota) numa veia. Antes da administragdo de Waskyra, o doente recebera
tratamento condicionante (preparatério) para eliminar as células da medula dssea.
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Para mais informacgdes sobre a utilizagdo de Waskyra, consulte o Folheto Informativo ou contacte o seu
meédico ou farmacéutico.

Como funciona Waskyra?

Waskyra é produzido a partir de células estaminais (denominadas células CD34+) que sdo colhidas do
sangue do doente. As células sdao geneticamente modificadas no laboratério para poderem produzir
uma proteina WAS funcional. Quando transplantadas de volta para o doente, as células modificadas
migram para a medula éssea, onde comegam a produzir sangue e células imunitarias saudaveis que
produzem uma proteina WAS funcional, ajudando assim a aliviar os sintomas da doenga.

Quais os beneficios demonstrados por Waskyra durante os estudos?

Os beneficios de Waskyra foram demonstrados num programa de desenvolvimento clinico que incluiu
um total de 27 doentes com sindrome de Wiskott-Aldrich. Entre estes incluiam-se 10 criangas com
idades compreendidas entre os 1 e os 9 anos no estudo principal e 17 doentes com idades
compreendidas entre os 1 e os 35 anos noutro estudo clinico e num programa de acesso alargado
(quando as pessoas com uma patologia grave para a qual nao existe tratamento autorizado recebem
um medicamento experimental fora de um estudo clinico).

De um modo geral, os dados mostraram que Waskyra é eficaz na redugdo da ocorréncia de infecGes
graves e episédios hemorragicos.

O numero médio de infegGes graves por ano diminuiu de 2,0 acontecimentos nos 12 meses que
antecederam o tratamento para 0,12 acontecimentos nos 2-3 anos apos o tratamento com Waskyra.
Do mesmo modo, o nimero médio de episdédios hemorragicos moderados e graves por ano diminuiu de
2,0 acontecimentos nos 12 meses anteriores ao tratamento para 0,16 acontecimentos nos 2-3 anos
apds o tratamento com Waskyra.

Quais sao os riscos associados a Waskyra?

Para a lista completa de efeitos secundarios e de restricdoes de utilizagdo de Waskyra, consulte o
Folheto Informativo.

Os efeitos secundarios mais frequentes comunicados nas pessoas tratadas com Waskyra deveram-se
aos procedimentos e pré-tratamentos necessarios para receber o medicamento, como o regime de
condicionamento, e as condigdes no local de administragéo (infegGes relacionadas com o dispositivo de
perfusdo, hemorragia no local do cateter).

O uso de Waskyra é contraindicado em pessoas que tenham recebido previamente um transplante de
células estaminais hematopoiéticas de um dador e que ainda tenham células dadoras no seu sangue, e
em pessoas que tenham recebido anteriormente terapia genética de células estaminais
hematopoiéticas (um tratamento em que as células estaminais do doente sdo colhidas e
geneticamente modificadas e depois devolvidas ao doente).

Por que esta Waskyra autorizado na UE?

As pessoas com sindrome de Wiskott-Aldrich para as quais o transplante de células estaminais
hematopoiéticas é adequado, mas que ndo tém dadores de células estaminais compativeis, tém uma
esperanca de vida reduzida. No momento da autorizacao de Waskyra, existia a necessidade de
tratamentos eficazes para estes doentes.
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O tratamento com Waskyra resultou numa reducdo consideravel das infecdes graves e dos episodios
hemorragicos moderados a graves, que se mantém durante muito tempo. A seguranga do
medicamento foi considerada aceitavel, com precaugbes e medidas de monitorizacdo relevantes
descritas na informagdo do medicamento. Pode existir um risco tedrico de cancro causado por
alteragBes ndo intencionais no material genético, embora ndo tenham sido observados casos deste tipo
até a data. Estdo em vigor medidas para monitorizar esses eventos através de um estudo a longo
prazo de 15 anos para caracterizar melhor a seguranga de Waskyra.

Por conseguinte, a Agéncia Europeia de Medicamentos concluiu que os beneficios de Waskyra sao
superiores aos seus riscos e o medicamento pode ser autorizado para utilizacdo na UE.

Que medidas estdao a ser adotadas para garantir a utilizacao segura e eficaz
de Waskyra?

A empresa que comercializa Waskyra ira realizar e fornecer o resultado de um estudo para avaliar mais
aprofundadamente a seguranca e a eficacia a longo prazo do medicamento. A empresa fornecera
também material informativo aos profissionais de salde que se espera venham a utilizar o
medicamento com informagdes sobre a sua seguranga, incluindo o potencial risco de cancro e a
importancia da monitorizagdo e do acompanhamento a longo prazo das pessoas tratadas com
Waskyra. Os doentes e os cuidadores receberdo também material educacional com informacGes sobre
guando contactar o seu médico em caso de preocupacgdes ou de suspeita de efeitos secundarios, como
notificar efeitos secundarios e a importédncia de uma monitorizagdo regular e a longo prazo.

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

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

Outras informacoes sobre Waskyra

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