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Waskyra (etuvetidigén autotemcel)
Prehlad o lieku Waskyra a preco bol povoleny v EU

Co je liek Waskyra a na ¢o sa pouziva?

Waskyra je liek na lieCbu oséb vo veku od 6 mesiacov a starsich s Wiskottovym-Aldrichovym
syndrémom (WAS), ktoré maju mutaciu v géne WAS. Pouziva sa na lieCbu pacientov, u ktorych je
vhodna transplantacia hematopoetickych kmernovych buniek, ale pre ktorych nie je k dispozicii vhodny
darca kmenovych buniek.

Wiskottovy-Aldrichovy syndrom je spdsobeny abnormalitami génu, ktory produkuje protein
WASnachadzajuci sa v krvnych bunkach a urcitych bunkach imunitného systému (prirodzenej obrany
tela). U Iudi s Wiskottovym-Aldrichovym syndrémom lahko dochadza k tvorbe podliatin a krvacaniu,
pretoze maju prili§ malo normalnych krvnych dostiCiek (zloziek, ktoré pomahaja pri zrdzani krvi). Maju
aj Casté infekcie, pretoze maju prilis$ malo normalnych imunitnych buniek, ¢o by mohlo viest k sepse
(ked' baktérie a ich toxiny cirkuluju v krvi a zadinaju poskodzovat organy). Okrem toho existuje vys$Sie
riziko vzniku niektorych druhov rakoviny, ako je lymfém.

Wiskottovy-Aldrichovy syndrom sa vyskytuje zriedkavo, a preto bol liek Waskyra 6. juna 2012
oznacdeny za tzv. liek na ojedinelé ochorenia. Dalsie informacie o oznaceni lieku za liek na ojedinelé
ochorenia sa nachadzaju na webovej stranke EMA.

Liek Waskyra obsahuje lieCivo etuvetidigén autotemcel, ktoré pozostava z geneticky modifikovanych
kmenovych buniek odobratych z viastnej krvi pacienta.

Ako sa liek Waskyra pouziva?

Vydaj lieku Waskyra je viazany na lekarsky predpis a liek musi podavat v kvalifikovanom lie¢ebnom
centre lekar, ktory je vyskoleny na podavanie tohto lieku a ma sklsenosti s transplantaciou
kmenovych buniek.

Liek Waskyra sa vyraba pre kazdého pacienta zvldst z kmeriovych buniek odobratych z jeho krvi a smie
sa podat iba tomu pacientovi, pre ktorého bol pripraveny. Liek sa podava jedenkrat formou infazie

(na kvapkanie) do zily. Pred podanim lieku Waskyra pacient podstupi kondiciona¢nu (pripravnu) liecbu
na vycistenie kostnej drene od buniek.

Viac informacii o pouzivani lieku Waskyra si precitajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo
kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.
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Akym sposobom liek Waskyra ucinkuje?

Liek Waskyra sa vyraba z kmenovych buniek (nazyvanych CD34+ bunky), ktoré sa odoberaju z krvi
pacienta. Bunky su v laboratériu geneticky modifikované, aby mohli produkovat funkény protein WAS.
Po transplantacii pacientovi upravené bunky migruji do kostnej drene, kde za¢nu vytvarat zdravé
krvné bunky a leukocyty, ktoré produkuju funkény protein WAS, ¢o pomaha zmiernit priznaky
ochorenia.

Aké prinosy lieku Waskyra boli preukazané v stadiach?

Prinosy lieku Waskyra sa preukazali v klinickom vyvojovom programe, na ktorom sa zUcastnilo celkovo
27 pacientov s Wiskottovym-Aldrichovym syndromom. Do hlavnej Studie bolo zahrnutych 10 deti

vo veku od 1 do 9 rokov a 17 pacientov vo veku od 1 do 35 rokov z inej klinickej studie a programu
rozsireného pristupu (ked sa osobam so zdvaznym ochorenim, pre ktoré neexistuje povolena liecba,
podava skusany liek mimo klinickej studie).

Na zaklade Udajov sa celkovo preukazalo, Ze liek Waskyra je Ucinny pri znizovani vyskytu zavaznych
infekcii a epizdd krvacania.

Priemerny pocet zavaznych infekcii za rok sa znizil z 2,0 udalosti v priebehu 12 mesiacov pred liecbou
na 0,12 udalosti v priebehu 2 - 3 rokov po liecbe liekom Waskyra. Podobne sa priemerny pocet
stredne zavaznych a zavaznych epizdd krvacania za rok znizil z 2,0 udalosti pocas 12 mesiacov pred
liecbou na 0,16 udalosti pocas 2 - 3 rokov po lie¢be liekom Waskyra.

Aké rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Waskyra?

Zoznam vsetkych vedlajsich uc¢inkov pozorovanych pri pouzivani lieku Waskyra a zoznam vsetkych
obmedzeni sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Najcastejsie vedlajsie Ucinky hlasené u osob lieCenych liekom Waskyra boli sp6sobené postupmi
a predbeznymi lieCbami potrebnymi na podavanie lieku, ako je rezim kondicionovania, a podmienkami
v mieste podania (infekcie suvisiace s inflznym zariadenim, krvacanie v mieste katétra).

Liek Waskyra sa nesmie podavat osobdm, ktoré predtym podstupili transplantédciu hematopoetickych
kmenovych buniek od darcu a stale maju v krvi darcovské bunky, ani osobam, ktoré predtym
podstupili génovu terapiu obsahujlicu hematopoetické kmenové bunky (liecbu, pri ktorej sa kmernové
bunky pacienta odoberaju a geneticky modifikuji a nasledne sa vratia pacientovi).

Predo bol liek Waskyra povoleny v EU?

Ludia s Wiskottovym-Aldrichovym syndrémom, pre ktorych je vhodna transplantacia hematopoetickych
kmenovych buniek, ktori vSak nemaju kompatibilného darcu kmeniovych buniek, maju znizenu strednu
dizku Zivota. V &ase povolenia lieku Waskyra bola pre tychto pacientov potrebna G¢inna liecba.

LieCba liekom Waskyra viedla k znacnému a dlhodobému zniZeniu zavaznych infekcii a stredne
zavaznych aZ zavaznych epizdd krvéacania. Bezpeénost lieku sa povaZzovala za prijatelnt spolu

s prislusnymi preventivnymi opatreniami a opatreniami na monitorovanie, ktoré su opisané

v informéciéch o lieku. Mohlo by existovat teoretické riziko rakoviny spésobenej nedmyselnymi
zmenami genetického materidlu, hoci doteraz sa nepozorovali Ziadne takéto pripady. Boli zavedené
opatrenia na monitorovanie takychto udalosti prostrednictvom 15-ro¢nej dlhodobej studie s cielom
lepSie charakterizovat bezpeénost lieku Waskyra.

Eurdpska agentura pre lieky preto rozhodla, Ze prinosy lieku Waskyra su vacsie ako rizika spojené
s jeho pouzivanim a Ze liek moze byt povoleny na pouzivanie v EU.
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Aké opatrenia sa prijimaji na bezpecné a Gcinné pouzivanie lieku Waskyra?

Spoloc¢nost, ktora liek Waskyra uvadza na trh, uskutoéni $tidiu na dalSie postdenie dlhodobej
bezpecnosti a Ucinnosti lieku a predlozi jej vysledky. Spolo¢nost takisto poskytne vzdelavacie materialy
pre zdravotnickych pracovnikov, od ktorych sa oakava, Ze budu liek pouzivat, s informaciami o jeho
bezpecnosti vratane potencialneho rizika rakoviny a vyzname monitorovania a dlhodobého sledovania
0s0b liecenych liekom Waskyra. Pacienti a opatrovatelia dostanu tiez vzdelavaci material

s informaciami o tom, kedy sa obratit na svojho lekara v pripade obav alebo podozrenia na vedlajsie
Gcinky, ako hlasit vedlajdie G&inky a o ddleZitosti pravidelného a dlhodobého monitorovania.

Na bezpecné a ucinné pouzivanie lieku Waskyra 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 Waskyra sa neustale kontroluji. Podozrenia na
vedlajsie ucinky hlasené pri lieku Waskyra sa dékladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek
nevyhnutné kroky na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Waskyra

Dalsie informécie o lieku Waskyra sa nachddzaji na webovej stranke agentury:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/waskyra.
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