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Amvuttra (vutrisiran)
Pregled zdravila Amvuttra in zakaj je odobreno v EU

Kaj je zdravilo Amvuttra in za kaj se uporablja?

Amvuttra je zdravilo, ki se uporablja za zdravljenje transtiretinske amiloidoze (ATTR), tj. bolezni, pri
kateri se nenormalne beljakovine, imenovane amiloidi, kopicijo v tkivih po telesu, vklju¢no okoli Zivcev
in srca.

Uporablja se pri odraslih, pri katerih je amiloidoza ATTR dedna in imajo polinevropatijo (poskodbo
zivcev) 1. ali 2. stopnje. 1. stopnja pomeni, da je bolnik Sibek v nogah, vendar lahko hodi brez pomoci.
2. stopnja pomeni, da bolnik lahko hodi, vendar potrebuje pomoc.

Zdravilo Amvuttra se uporablja tudi pri odraslih z dedno ali nededno amiloidozo ATTR, ki imajo
kardiomiopatijo (poskodbo sréne misice).

Amiloidoza ATTR je redka bolezen, zato je bilo zdravilo Amvuttra 25. maja 2018 doloc¢eno kot ,zdravilo
sirota" (zdravilo za zdravljenje redkih bolezni). Vec¢ informacij o zdravilih sirotah je na voljo tukaj.

Zdravilo Amvuttra vsebuje ucinkovino vutrisiran.

Kako se zdravilo Amvuttra uporablja?

Predpisovanje in izdaja zdravila Amvuttra je le na recept, zdravljenje z njim pa mora uvesti in
nadzorovati zdravnik, ki ima izkusnje z zdravljenjem bolnikov z amiloidozo. Zdravljenje je treba zaceti
¢im prej po postavljeni diagnozi, da se prepreci napredovanje bolezni.

Zdravilo je na voljo v obliki napolnjenih injekcijskih brizg in se daje enkrat na tri mesece z injiciranjem
v podkozje trebuha, stegna ali nadlakti. Bolniki in njihovi negovalci lahko po ustreznem usposabljanju
zdravilo injicirajo sami.

Bolniki morajo med zdravljenjem z zdravilom Amvuttra dnevno jemati dodatke vitamina A.

Pri bolnikih, pri katerih polinevropatija napreduje do 3. stopnje (ko bolnik ne more vec hoditi), lahko
zdravnik nadaljuje zdravljenje, Ce koristi odtehtajo tveganja.

Na voljo je malo podatkov o zdravilu Amvuttra pri bolnikih s hudimi stopnjami kardiomiopatije (NYHA
razreda IV ali NYHA razreda III in NAC stadija III). Ce bolniki napredujejo v te stopnje med jemanjem
zdravila Amvuttra, so ti podatki pokazatelj, da lahko nadaljujejo zdravljenje.
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Za vec informacij glede uporabe zdravila Amvuttra glejte navodilo za uporabo ali se posvetujte z
zdravnikom ali farmacevtom.

Kako zdravilo Amvuttra deluje?

Pri bolnikih z amiloidozo ATTR je beljakovina transtiretin v krvnem obtoku okvarjena in se hitro
razgradi. Razgrajena beljakovina tvori amiloidne skupke v tkivih in organih po vsem telesu, tudi okrog
Zivceyv in srca, kar moti normalno delovanje organov.

Ucinkovina v zdravilu Amvuttra, vutrisiran, je majhna interferenc¢na RNK (siRNK), kratek koscek
genskega materiala, ki nastane v laboratoriju in se veze na genetski material celic, odgovornih za
tvorbo transtiretina, in ga zavira. Tako se zmanjSa tvorba transtiretina, kar upocasni nastajanje
amiloidov in olajSa simptome amiloidoze ATTR.

Kaksne koristi zdravila Amvuttra so se pokazale v studijah?

V prvi glavni Studiji, v katero je bilo vkljucenih 164 bolnikov z dedno amiloidozo ATTR in
polinevropatijo 1. ali 2. stopnje, se je zdravilo Amvuttra izkazalo za ucinkovito pri upocasnitvi poskodb
Zivcev, ki jih povzroca ta bolezen. V tej Studiji zdravila Amvuttra niso primerjali z nobenim drugim
zdravilom ali placebom.

Glavno merilo ucinkovitosti je bila sprememba simptomov poskodovanih Zivcev pri bolnikih, izmerjena
s standardno lestvico, imenovano mNIS+7, pri kateri nizja ocena pomeni izboljSanje, viSja ocena pa
poslabsanje. Po 18 mesecih zdravljenja se je ocena mNIS+7 pri bolnikih, ki so prejemali zdravilo
Amvuttra, v povprecju znizala za priblizno 0,5 tocke. To so primerjali s povpre¢nim povecanjem za

28 tock pri bolnikih, ki so prejemali placebo (zdravilo brez uinkovine) v drugi studiji, v kateri je
sodelovalo 225 bolnikov, v kateri so zdravilo Onpattro (drugo zdravilo za zdravljenje amiloidoze ATTR)
primerjali s placebom.

Ta Studija je prav tako pokazala, da je bilo zdravljenje z zdravilom Amvuttra pri znizevanju ravni
transtiretina vsaj tako ucinkovito kot zdravljenje z zdravilom Onpattro.

V drugi glavni studiji, v katero je bilo vklju¢enih 655 bolnikov z dedno ali nededno amiloidozo ATTR in
kardiomiopatijo, se je zdravilo Amvuttra izkazalo za ucinkovito pri zmanjsevanju tveganja za resne
sréno-zilne tezave (ki prizadenejo srce in krvni obtok) in smrt. V Studiji so proucevali Stevilo bolnikov,
ki so v treh letih umrli ali imeli ponavljajo¢e se sréno-zilne dogodke, kot sta hospitalizacija ali sr¢no
popuscanje, pri katerih je bil potreben nujen obisk zdravnika. Pri bolnikih, ki so prejemali zdravilo
Amvuttra, se je tveganje za srcno-Zilne tezave in smrt zmanjsalo za priblizno 28 % v primerjavi z
bolniki, ki so prejemali placebo (zdravilo brez ucinkovine).

Kaksna tveganja so povezana z zdravilom Amvuttra?

Za celoten seznam nezelenih ucinkov in omejitev pri uporabi zdravila Amvuttra glejte navodilo za
uporabo.

Najpogostejsi nezeleni ucinki zdravila Amvuttra (ki se lahko pojavijo pri najve¢ 1 od 10 bolnikov)
vklju€ujejo reakcijo na mestu injiciranja in poviSane ravni alkalne fosfataze in alanin-aminotransferaze
(jetrnih encimov) v krvi.

Zakaj je bilo zdravilo Amvuttra odobreno v EU?

Zdravilo Amvuttra se je izkazalo za ucinkovito pri upocasnitvi napredovanja poskodb Zivcev pri bolnikih
z dedno amiloidozo ATTR s polinevropatijo 1. ali 2. stopnje. Dokazano je bilo tudi, da zmanjsuje
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tveganje za resne sréno-Zilne tezave in smrt pri bolnikih z dedno ali nededno amiloidozo ATTR s
kardiomiopatijo. Kar zadeva varnost zdravila, veljajo njegovi nezeleni ucinki za obvladljive.

Evropska agencija za zdravila je zato zakljucila, da so koristi zdravila Amvuttra vecje od z njim

povezanih tveganj in da se lahko odobri za uporabo v EU.

Kateri ukrepi se izvajajo za zagotovitev varne in ucinkovite uporabe
zdravila Amvuttra?

Priporocila in previdnostni ukrepi, ki jih morajo za varno in ucinkovito uporabo zdravila Amvuttra
upostevati zdravstveni delavci in bolniki, so vkljuceni v povzetek glavnih znadilnosti zdravila in navodilo
za uporabo.

Tako kot za vsako zdravilo se tudi podatki o uporabi zdravila Amvuttra stalno spremljajo. Nezeleni
ucinki, o katerih so porocali pri zdravilu Amvuttra, se skrbno ovrednotijo in po potrebi se sprejmejo
ukrepi za zascito bolnikov.

Druge informacije o zdravilu Amvuttra

Za zdravilo Amvuttra je bilo 15. septembra 2022 izdano dovoljenje za promet, veljavno po vsej EU.

Nadaljnje informacije za zdravilo Amvuttra so na voljo na spletni strani agencije:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/amvuttra.

Povzetek je bil nazadnje posodobljen 05-2025.
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