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Adzynma (rADAMTS13)

Prehlad o lieku Adzynma a preco bol povoleny v EU

Liek Adzynma sa pouziva na lieCbu deti a dospelych s vrodenou trombotickou trombocytopenickou
purpurou (cTTP), dediénym ochorenim sp6sobenym mutaciami (zmenami) v géne ADAMTS13. Pacienti
s tymto ochorenim maju akutne epizddy, pri ktorych sa tromboéza (krvné zrazeniny) vytvara v malych
krvnych cievach v celom tele. Zrazeniny mézu branit prietoku krvi do orgdnov a spdsobit poskodenie.
Zvysené zrazanie ma za nasledok nedostatok krvnych dosticiek v krvi (trombocytopénia), ¢im sa
zvysuje riziko krvacania. U pacientov takisto dochadza k malému podkoznému krvacaniu, ktoré sa
objavuje ako purpurové skvrny (purpura). cTTP takisto spGsobuje, Ze telo rozklada cervené krvinky
rychlejsie ako ich dokaze vytvarat, ¢im sa znizuje hladina ¢ervenych krviniek (mikroangiopaticka
hemolytickd anémia), pri¢om medzi priznaky patri Gnava, slabost a dychavi¢nost.

CTTP je zriedkavé ochorenie, a preto bol liek Adzynma 3. decembra 2008 oznaceny za tzv. liek na
ojedinelé ochorenia. Dal$ie informdcie o oznaceni lieku za liek na ojedinelé ochorenia sa nachadzaju na
webovej stranke agentury EMA.

Liek Adzynma obsahuje lie¢ivo rADAMTS13.

Ako sa liek Adzynma pouziva?
Vydaj lieku je viazany na lekarsky predpis a lie¢bu ma zacat lekar, ktory ma skuisenosti s
hematologickymi ochoreniami (suvisiacimi s krvou).

Liek Adzynma sa podava formou injekcie do zily. Na prevenciu epizéd TTP sa liek podava raz tyzdenne
alebo kazdé dva tyzdne. V pripade lieCby akutnych epizéd TTP podla potreby(charakterizovanych
trombocytopéniou a mikroangiopatickou hemolytickou anémiou) sa liek podava jedenkrat denne.
Lie¢ba akutnych epizdd sa ma zacat v prvy der epizédy a skondit 2 dni po jej skonéeni.

Pacienti alebo ich opatrovatelia m6ézu po zaskoleni podavat liek Adzynma sami.
Viac informacii o pouzivani lieku Adzynma si precitajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo
kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.

Akym sposobom liek Adzynma ucinkuje?

Pacienti s cTTP maju v krvi priliS malo enzymu (druh proteinu) nazyvaného ADAMTS13. Tento enzym
rozklada velké proteiny v krvi, ktoré sa nazyvaju von Willebrandov faktor. Ak sa tieto velké proteiny

Official address Domenico Scarlattilaan 6 e 1083 HS Amsterdam e The Netherlands
Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2024. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/how-to-find-us
http://www.ema.europa.eu/contact
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-08-588

neodstrania, zhlukuju sa s krvnymi dostickami a vytvaraju krvné zrazeniny. Liecivo lieku Adzynma je
verzia ADAMTS13 (rADAMTS13), ktora sa vyraba v laboratériu. Nahradza chybajldci enzym ADAMTS13
a rozklada von Willebrandov faktor, ¢im brani tvorbe krvnych zrazenin, modrin, krvacaniu a anémii.

Aké prinosy lieku Adzynma boli preukazané v stadiach?

Prinosy lieku Adzynma ako preventivnej lieCby epizdéd TTP sa posudzovali v hlavnej studii, na ktorej sa
zGcastnilo 48 deti a dospelych vo veku do 70 rokov so zavaznou cTTP. Stldia bola rozdelend na tri 6-
mesacné obdobia. Pocas prvého obdobia sa pacientom podaval liek Adzynma alebo ich bezna liecba
(Casto Cerstva mrazena plazma) na prevenciu epizéd TTP. V zavislosti od predchadzajuceho
harmonogramu lieCby dostavali lieCbu bud' raz tyzdenne, alebo kazdé dva tyzdne. Pocas druhého
obdobia pacienti, ktori najprv dostali obvyklu liecbu, presli na liek Adzynma a pacienti, ktori pévodne
dostavali liek Adzynma, teraz absolvovali zvycajnu lieCbu. Pocas tretieho obdobia vsetci pacienti
pouzivali liek Adzynma.

V skupine pacientov, ktori dostavali zvycajnu lieCbu pocas Stludie, sa vyskytla jedna akatna epizdda
TTP a Ziadna v skupine pouzivajlcej liek Adzynma. KedZe tento pocet bol nizky, nebolo mozné dospiet
k zaveru, ¢i liek Adzynma mdze liecit akdtne epizédy TTP. V Studii sa vSak preukazalo, ze iné priznaky
ochorenia, ako je trombocytopénia a pripady mikroangiopatickej hemolytickej anémie, boli pozorované
menej Casto u pacientov, ktorym bol podavany liek Adzynma, ako u pacientov, ktorym bola podavana
zvycajna liec¢ba.

Studia zahffiala aj 5 pacientov s cTTP, ktori dostavali liek Adzynma podla potreby alebo ich obvyklu
lie¢bu, ked'sa u nich vyskytla akUtna epizdda TTP. V studii bola jedna akutna epizdda TTP Uspesne
lieCena liekom Adzynma a jedna s beznou lieCbou pacienta. Obe akutne epizédy odzneli do troch dni
od liecby.

Aké rizika sa spajaja s pouzivanim lieku Adzynma?

Zoznam vsetkych vedlajsich ucinkov pozorovanych pri pouzivani lieku Adzynma a zoznam vsetkych
obmedzeni sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Najcastejsie vedlajsie Glinky lieku Adzynma (ktoré mdzu postihnut viac ako 1 osobu z 10) su bolest
hlavy, hnacka, zavraty, infekcia hornych dychacich ciest (nosa a hrdla), nauzea (pocit nevolnosti)
a migréna.

Preco bol liek Adzynma povoleny v EU?

V Case schvalenia nebola pre pacientov s cTTP k dispozicii Zziadna uspokojiva liecba. Cielom lieku
Adzynma je nahradit chybajici ADAMTS13 podobnou verziou tohto enzymu vytvoreného v laboratériu.
Hoci Udaje zo studii neposkytuju dostatocné dokazy o tom, Ze liek je Ucinny pri prevencii akatnych
epizod TTP, k dispozicii su informacie z laboratérnych stadii, poznatky o tom, ako sa liek sprava v tele,
a Udaje preukazujuce zmiernenie priznakov cTTP u pacientov pouzivajlcich liek Adzynma. VSetky tieto
skuto¢nosti naznaduju, ze lie¢ba by mohla byt ucinna. Vedlajsie ucinky lieku Adzynma sa povazovali
za prijatelné.

Eurdpska agentura pre lieky preto rozhodla, Ze prinosy lieku Adzynma su vacsie ako rizika spojené

s jeho pouzivanim a ze liek byt povoleny na pouzivanie v EU.

Liek Adzynma bol povoleny za tzv. vynimoénych okolnosti. Dévodom je, Ze nebolo mozné ziskat Uplné
informacie o lieku Adzynma z dévodu velmi nizkeho poctu akutnych udalosti TTP u pacientov s cTTP.
Spoloénost musi poskytnat dalsie Udaje o lieku Adzynma. Musi predlozit Uplné vysledky troch stddii
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o bezpecnosti a ucinnosti lieku Adzynma. Agentura kazdy rok prehodnocuje vSetky nové dostupné
informacie.

Aké opatrenia sa prijimaji na bezpecné a Gucinné pouzivanie lieku
Adzynma?

Spoloénost, ktora liek Adzynma uvadza na trh, poskytne priru¢ku pre zdravotnickych pracovnikov a
pohotovostnu kartu pre pacientov vratane informacii o tom, ako zvladat alergické reakcie na liek
Adzynma pri injikovani lieku doma.

Na bezpecné a ucinné pouzivanie lieku Adzynma boli do sihrnu charakteristickych vlastnosti lieku
a pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté aj odporucania a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri vSetkych liekoch, aj Udaje o pouzivani lieku Adzynma sa neustale kontroluju. Podozrenia na
vedlajsie Ucinky hlasené pri lieku Adzynma sa dokladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek
nevyhnutné kroky na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Adzynma

Dalsie informécie o lieku Adzynma sa nachadzaju na webovej stranke agenttry:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/adzynma.
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