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Adzynma (rADAMTS13)

Prezentare generala a Adzynma si motivele autorizarii medicamentului in UE

Adzynma este un medicament utilizat pentru tratarea copiilor si adultilor cu purpura trombocitopenica
congenitala (PTTc), o boald mostenita cauzata de mutatii (modificari) ale genei ADAMTS13. Pacientii cu
aceasta boala au episoade acute in care se formeaza trombusuri (cheaguri de sdnge) in vasele mici de
sange din intregul organism. Cheagurile pot afecta circulatia sangelui la organe si pot provoca leziuni.
Coagularea excesiva duce la un deficit de trombocite in sange (trombocitopenie), ceea ce mareste
riscul de sangerare. Pacientii au si mici sangerari sub piele care apar ca pete purpurii (purpurd). PTTc
determind, de asemenea, descompunerea globulelor rosii mai repede decét le poate produce
organismul, reducand concentratia de globule rosii din sdnge (anemie hemolitica microangiopatica), cu
simptome precum oboseald, slabiciune si scurtarea respiratiei.

PTTc este rara, iar Adzynma a fost desemnat ,medicament orfan” (medicament utilizat in boli rare) la 3
decembrie 2008. Mai multe informatii despre medicamentele desemnate orfane se pot gasi pe site-ul
EMA.

Adzynma contine substanta activa rADAMTS13.

Cum se utilizeaza Adzynma?

Medicamentul se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicald, iar tratamentul trebuie initiat de
un medic cu experientd in boli hematologice (ale sédngelui).

Adzynma se administreaza sub forma de injectie intravenoasa (in venad). Pentru prevenirea episoadelor
de PTT, medicamentul se administreaza o data pe saptamana sau o data la douad saptamani. Pentru
tratamentul la cerere al episoadelor acute de PTT (caracterizate prin trombocitopenie si anemie
hemoliticd microangiopatica), medicamentul se administreaza o data pe zi; tratamentul episoadelor
acute trebuie sa inceapa in prima zi a episodului si sa se incheie la 2 zile dupa terminarea acestuia.

Pacientii sau ingrijitorii lor pot administra ei insisi injectia cu Adzynma dupa ce au fost instruiti in acest
sens.

Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea Adzynma, cititi prospectul sau adresati-va
medicului dumneavoastra sau farmacistului.
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Cum actioneaza Adzynma?

Pacientii cu PTTc au in sange prea putina enzima (un tip de proteina) numita ADAMTS13. Aceasta
enzima descompune proteinele mari din sange, numite factorul von Willebrand. Cand nu sunt
indepartate, aceste proteine mari se aduna cu trombocitele si formeaza cheaguri de sange. Substanta
activa din Adzynma este o versiune a ADAMTS13 (rADAMTS13) care este produsa in laborator.
Suplineste enzima ADAMTS13 care lipseste si descompune factorul von Willebrand, impiedicand astfel
formarea de cheaguri de sange, vanatai, sangerari si anemie.

Ce beneficii a prezentat Adzynma pe parcursul studiilor?

Beneficiile Adzynma ca tratament profilactic pentru episoadele de PTT au fost evaluate intr-un studiu
principal care a cuprins 48 de copii si adulti cu varsta de cel mult 70 de ani cu PTTc severa. Studiul a
fost impértit in trei perioade de 6 luni. In prima perioada, pentru a preveni episoadele de PTT, pacientii
au primit fie Adzynma, fie tratamentul lor obisnuit (adesea plasma proaspitd congelatd). In functie de
schema de tratament anterioara, pacientii au facut tratament fie o data pe saptamana, fie o data la
doud saptdmani. In a doua perioad&, pacientii cirora li s-a administrat initial tratamentul obisnuit au
trecut la Adzynma si cei carora li s-a administrat initial Adzynma au facut acum tratamentul obisnuit.
in a treia perioad3, toti pacientii au luat Adzynma.

Un episod acut de PTT a avut loc in grupul de pacienti carora li s-a administrat tratamentul obisnuit in
timpul studiului si niciunul in grupul care a luat Adzynma; din cauza numarului mic, nu s-a putut
concluziona daca Adzynma poate trata episoadele acute de PTT. Cu toate acestea, studiul a aratat ca
alte simptome ale bolii, cum ar fi evenimentele de trombocitopenie si de anemie hemolitica
microangiopatica, s-au observat mai rar la pacientii carora li s-a administrat Adzynma decat la cei
carora li s-a administrat tratamentul obisnuit.

Studiul a cuprins si 5 pacienti cu PTTc carora li s-a administrat la cerere Adzynma sau tratamentul lor
obisnuit in timpul unui episod acut de PTT. In cadrul studiului, un episod acut de PTT a fost tratat cu
succes cu Adzynma, iar altul cu tratamentul obisnuit al pacientului. Ambele episoade acute s-au
rezolvat in decurs de 3 zile de la tratament.

Care sunt riscurile asociate cu Adzynma?

Pentru lista completa a reactiilor adverse si a restrictiilor asociate cu Adzynma, cititi prospectul.

Cele mai frecvente reactii adverse asociate cu Adzynma (care pot afecta mai mult de 1 persoana din
10) sunt dureri de cap, diaree, ameteli, infectii ale cailor respiratorii superioare (ale nasului si gatului),
greata si migrena.

De ce a fost autorizat Adzynma in UE?

La momentul aprobarii, nu era disponibil niciun tratament satisfacator pentru pacientii cu PTTc.
Adzynma urmareste sa inlocuiascd ADAMTS13 lipsa cu o versiune similara a acestei enzime, produsa in
laborator. Desi datele studiului nu ofera dovezi suficiente cad medicamentul este eficace in prevenirea
episoadelor acute de PTT, exista informatii disponibile din studiile de laborator, cunostinte privind
comportamentul medicamentului in organism si date care indica o reducere a simptomelor PTTc la
pacientii care iau Adzynma. Toate acestea arata ca tratamentul ar putea fi eficace. Reactiile adverse
asociate cu Adzynma au fost considerate acceptabile.

Prin urmare, Agentia Europeana pentru Medicamente a hotdrat ca beneficiile Adzynma sunt mai mari
decat riscurile asociate si acest medicament poate fi autorizat pentru utilizare in UE.
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Adzynma a fost autorizat in ,,conditii exceptionale”. Aceasta inseamna ca, din cauza numarului foarte
mic de evenimente acute de PTT la pacienti cu PTTc, nu s-au putut obtine informatii complete despre
Adzynma. Compania trebuie sa furnizeze date suplimentare despre Adzynma. Trebuie sa prezinte
rezultatele complete din trei studii privind siguranta si eficacitatea Adzynma. In fiecare an, agentia va
analiza informatiile nou aparute.

Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Adzynma?

Compania care comercializeaza Adzynma va furniza un ghid pentru personalul medical si un card de
avertizare pentru pacienti, inclusiv informatii privind modul de gestionare a reactiilor alergice la
Adzynma atunci cand medicamentul este injectat acasa.

In Rezumatul caracteristicilor produsului si in prospect au fost incluse, de asemenea, recomandari si
masuri de precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Adzynma, care trebuie respectate de
personalul medical si de pacienti.

Ca pentru toate medicamentele, datele cu privire la utilizarea Adzynma sunt monitorizate continuu.
Reactiile adverse suspectate raportate pentru Adzynma sunt evaluate cu atentie si sunt luate toate
masurile necesare pentru protectia pacientilor.

Alte informatii despre Adzynma

Mai multe informatii despre Adzynma se pot gasi pe site-ul agentiei:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/adzynma.
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