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Waskyra (etuvetidigen autotemcel)
Prezentare generala a Waskyra si motivele autorizarii medicamentului in UE

Ce este Waskyra si pentru ce se utilizeaza?

Waskyra este un medicament utilizat pentru tratarea persoanelor cu varsta de 6 luni si peste cu
sindrom Wiskott-Aldrich (WAS) care au o mutatie a genei WAS. Se utilizeaza pentru tratarea
pacientilor pentru care transplantul de celule stem hematopoietice este adecvat, dar pentru care nu
este disponibil niciun donator compatibil de celule stem.

Sindromul Wiskott-Aldrich este cauzat de anomalii ale genei care produce proteina WAS, care se
gaseste in celulele sanguine si in anumite celule ale sistemului imunitar (mecanismul natural de
aparare al organismului). Persoanele cu sindrom Wiskott-Aldrich fac vanatai si séngereaza usor,
deoarece au prea putine trombocite normale (componente care ajuta la coagularea sangelui). De
asemenea, au infectii frecvent, deoarece au prea putine celule imunitare normale, ceea ce poate duce
la septicemie (cand in sange circuld bacterii si toxine care incep sa afecteze organele). In plus, exista
un risc mai mare de aparitie a anumitor tipuri de cancer, cum ar fi limfomul.

Sindromul Wiskott-Aldrich este rar, iar Waskyra a fost desemnat ,medicament orfan” (medicament
utilizat Tn boli rare) la 6 iunie 2012. Mai multe informatii despre medicamentele desemnate orfane se
pot gasi pe site-ul EMA.

Waskyra contine substanta activa etuvetidigen autotemcel, care consta in celule stem modificate
genetic prelevate din sangele pacientului.

Cum se utilizeaza Waskyra?

Waskyra se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicala si trebuie administrat intr-un centru de
tratament autorizat, de catre un medic instruit in administrarea acestui medicament si cu experienta in
transplantul de celule stem.

Waskyra se prepara individual pentru fiecare pacient, din propriile celulele stem prelevate din sénge si
trebuie administrat doar pacientului pentru care a fost preparat. Se administreaza o singura data prin
perfuzie intravenoasad (picurare in vend). Inainte de administrarea Waskyra, pacientul va primi
tratament de conditionare (pregatire) pentru a-i curdta maduva de celule.

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

Waskyra este produs din celule stem (numite celule CD34+) care sunt prelevate din sangele
pacientului. Celulele sunt modificate genetic in laborator astfel incat sa poata produce o proteina WAS
functionala. Cand sunt transplantate inapoi pacientului, celulele modificate migreaza in maduva, unde
incep sa produca sange si celule imunitare sanatoase care produc o proteina WAS functionalg,
contribuind astfel la ameliorarea simptomelor bolii.

Ce beneficii a prezentat Waskyra pe parcursul studiilor?

Beneficiile Waskyra au fost demonstrate intr-un program de dezvoltare clinica la care au participat in
total 27 de pacienti cu sindrom Wiskott-Aldrich. Dintre acestia, 10 au fost copii cu varsta intre 1 si

9 ani in studiul principal si 17 pacienti cu varsta intre 1 si 35 de ani din alt studiu clinic si dintr-un
program de acces extins (cand persoanelor cu o afectiune grava pentru care nu exista niciun tratament
autorizat li se administreaza un medicament de investigatie clinica in afara unui studiu clinic).

In general, datele au ardtat c& Waskyra este eficace in reducerea aparitiei infectiilor severe si a
episoadelor de sangerare.

Numarul mediu anual de infectii severe a scazut de la 2,0 evenimente in cele 12 luni anterioare
tratamentului la 0,12 evenimente in cei 2-3 ani dup& tratamentul cu Waskyra. In mod similar, numarul
mediu anual de episoade de sangerare moderata si severa a scazut de la 2,0 evenimente in cele

12 luni anterioare tratamentului la 0,16 evenimente in cei 2-3 ani dupa tratamentul cu Waskyra.

Care sunt riscurile asociate cu Waskyra?

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

Cele mai frecvente reactii adverse raportate la persoanele tratate cu Waskyra s-au datorat procedurilor
si tratamentelor prealabile necesare pentru administrarea medicamentului, cum ar fi regimul de
conditionare, precum si conditiilor de la locul de administrare (infectii asociate dispozitivului de
perfuzie, sangerare la locul de introducere al cateterului).

Waskyra este contraindicat la persoanele care au primit anterior un transplant de celule stem
hematopoietice de la un donator si care au inca celule donatoare in sdnge sau la cele care au primit
anterior terapie genica cu celule stem hematopoietice (un tratament in care celulele stem ale
pacientului sunt colectate si modificate genetic si apoi returnate pacientului).

De ce a fost autorizat Waskyra in UE?

Persoanele cu sindrom Wiskott-Aldrich pentru care este adecvat transplantul de celule stem
hematopoietice, dar care nu au donator compatibil de celule stem, au o speranta de viata redusa. La
momentul autorizarii Waskyra, era nevoie de tratamente eficace pentru acesti pacienti.

Tratamentul cu Waskyra a dus la o reducere considerabila a infectiilor severe si a episoadelor
hemoragice moderate pana la severe, care se mentine pentru o perioada lunga. Siguranta
medicamentului a fost considerata acceptabild, cu precautiile si masurile de monitorizare relevante
descrise in informatiile referitoare la medicament. Ar putea exista un risc teoretic de cancer cauzat de
modificari neintentionate ale materialului genetic, desi pana in prezent nu s-au observat asemenea
cazuri. Sunt instituite masuri de monitorizare pentru asemenea evenimente printr-un studiu pe termen
lung de 15 ani pentru a caracteriza mai bine siguranta Waskyra.

Prin urmare, Agentia Europeana pentru Medicamente a hotarat ca beneficiile Waskyra sunt mai mari
decat riscurile asociate si acest medicament poate fi autorizat pentru utilizare in UE.
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Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Waskyra?

Compania care comercializeaza Waskyra va efectua si va furniza rezultatul unui studiu pentru a evalua
in continuare siguranta si eficacitatea pe termen lung a medicamentului. De asemenea, compania va
furniza materiale educationale pentru personalul medical care se preconizeaza ca va utiliza
medicamentul, cu informatii privind siguranta acestuia, inclusiv riscul potential de cancer si importanta
monitorizarii si urmaririi pe termen lung a persoanelor tratate cu Waskyra. Pacientii si ingrijitorii vor
primi, de asemenea, materiale educationale cu informatii despre momentul in care trebuie sa se
adreseze medicului in caz de motive de ingrijorare sau reactii adverse suspectate, modul de raportare
a reactiilor adverse si importanta monitorizarii regulate si pe termen lung.

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

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

Alte informatii despre Waskyra

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