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Wainzua (eplontersen)
Prezentare generala a Wainzua si motivele autorizarii medicamentului in UE

Ce este Wainzua si pentru ce se utilizeaza?

Wainzua este un medicament utilizat pentru tratamentul afectarii neurologice provocate de amiloidoza
ereditard mediata de transtiretina (hereditary transthyretin amyloidosis, hATTR), o boala in care se
acumuleaza in tesuturile organismului, inclusiv in jurul nervilor proteine anormale numite amiloide.

Wainzua se utilizeaza la adulti in primele doua stadii de afectare neurologica (stadiul 1, cand pacientul
poate merge fara ajutor, si stadiul 2, cand pacientul inca mai poate merge, dar are nevoie de ajutor).

Wainzua contine substanta activa eplontersen.

Cum se utilizeaza Wainzua?

Wainzua se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicala, iar tratamentul trebuie initiat si
supravegheat de un medic cu experienta in tratamentul pacientilor cu amiloidoza. Tratamentul trebuie
inceput cat mai curand posibil dupa debutul simptomelor, pentru a se evita progresia ulterioara a bolii.

Medicamentul se administreaza o data pe luna sub forma de injectie subcutanata in abdomen (burta),
in partea superioard a coapsei sau in partea superioara a bratului, utilizdnd un stilou injector
preumplut. Pacientii sau ingrijitorii lor pot administra ei insisi injectia cu Wainzua, dar prima injectie
trebuie facuta sub indrumarea unui cadru medical. Pe durata tratamentului cu Wainzua, pacientii
trebuie sa ia suplimente de vitamina A.

In cazul pacientilor la care boala progreseaza pana in stadiul 3 de polineuropatie, medicul poate
continua tratamentul daca beneficiile sunt mai mari decat riscurile.

Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea Wainzua, cititi prospectul sau adresati-va

medicului dumneavoastra sau farmacistului.

Cum actioneaza Wainzua?

La pacientii cu amiloidoza hATTR, o proteina numita transtiretina (TTR), care circula in sange, este
afectata si se descompune usor. Proteina descompusa se acumuleaza in depozite de amiloid in tesuturi
si organe din organism, inclusiv in jurul nervilor, interferand astfel cu functiile normale ale acestora.
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Substanta activa din Wainzua, eplontersenul, este o ,oligonucleotida antisens”, un fragment mic de
material genetic sintetic care a fost conceput sa se lege de materialul genetic al celulei responsabile
pentru producerea transtiretinei si s-i blocheze actiunea. In acest fel se reduce productia de
transtiretina, incetinind astfel formarea de amiloide si ameliorand simptomele amiloidozei hATTR.

Ce beneficii a prezentat Wainzua pe parcursul studiilor?

Intr-un studiu principal care a cuprins 144 de pacienti cu amiloidoz& hATTR in stadiul 1 sau 2 de
afectare neurologica, Wainzua s-a dovedit mai eficace decat placebo (un preparat inactiv) in incetinirea
afectarii neurologice cauzate de boala.

Principalele masuri ale eficacitatii au fost modificarea concentratiilor de TTR din sange si modificari ale
afectarii neurologice si ale calitatii vietii pacientilor (masurate cu ajutorul scarilor standard numite
~MNIS + 7” si, respectiv, ,Norfolk QoL-DN”) dupa 65 de saptamani de tratament. Datele din acest
studiu au fost comparate cu cele pentru grupul placebo din alt studiu, care a fost efectuat pentru
Tegsedi (alt medicament pentru amiloidoza ATTR).

Studiul principal a aratat ca concentratia de TTR din sédnge a scdzut cu 80 % la pacientii tratati cu
Wainzua si cu 10 % la pacientii carora li s-a administrat placebo. Scorul mNIS + 7, folosit pentru
evaluarea afectarii neurologice, s-a inrautatit intr-o masura mai mica in cazul Wainzua (aproximativ 3
puncte) decat in cazul placebo (aproximativ 26 de puncte). Calitatea vietii, masurata prin scorul
Norfolk QoL-DN, s-a imbunatatit cu aproximativ 6 puncte la pacientii tratati cu Wainzua, fata de o
inrautatire cu aproximativ 14 puncte la cei tratati cu placebo.

Care sunt riscurile asociate cu Wainzua?

Pentru lista completd a reactiilor adverse si a restrictiilor asociate cu Wainzua, cititi prospectul.

Cea mai frecventa reactie adversa asociata cu Wainzua (care poate afecta mai mult de 9 persoane din
10) sunt nivelurile scazute de vitamina A. Alta reactie adversa frecventa asociata cu Wainzua (care
poate afecta cel mult 1 persoana din 10) sunt varsaturile.

De ce a fost autorizat Wainzua in UE?

S-a demonstrat cad Wainzua reduce semnificativ concentratiile de TTR din sénge, incetineste afectarea
neurologica si imbunatateste calitatea vietii la pacientii cu amiloidoza hATTR in stadiul 1 sau 2 de
afectare neurologicd. in ceea ce priveste siguranta, reactiile adverse sunt de obicei usoare pané la
moderate ca intensitate si sunt considerate gestionabile terapeutic.

Prin urmare, Agentia Europeana pentru Medicamente a hotdrat ca beneficiile Wainzua sunt mai mari
decét riscurile asociate si acest medicament poate fi autorizat pentru utilizare in UE.

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

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

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

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

Wainzua (eplontersen)
EMA/498744/2024 Pagina 3/3


http://www.ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/wainzua

	Ce este Wainzua și pentru ce se utilizează?
	Cum se utilizează Wainzua?
	Cum acționează Wainzua?
	Ce beneficii a prezentat Wainzua pe parcursul studiilor?
	Care sunt riscurile asociate cu Wainzua?
	De ce a fost autorizat Wainzua în UE?
	Ce măsuri se iau pentru utilizarea sigură și eficace a Wainzua?
	Alte informații despre Wainzua

