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Waskyra (etuvetidigen avtotemcel)
Pregled zdravila Waskyra in zakaj je odobreno v EU

Kaj je zdravilo Waskyra in za kaj se uporablja?

Waskyra je zdravilo za zdravljenje ljudi, starih Sest mesecev in vec, z Wiskott-Aldrichovim sindromom
(WAS), ki imajo mutacijo v genu WAS. Uporablja se za zdravljenje bolnikov, pri katerih je presaditev
hematopoetskih mati¢nih celic primerna, vendar zanje ni na voljo ustreznega darovalca.

Wiskott-Aldrichov sindrom povzrocajo nepravilnosti v genu, ki proizvaja beljakovino WAS, prisotno v
krvnih celicah in nekaterih celicah imunskega sistema (naravnega obrambnega mehanizma telesa).
Osebe z Wiskott-Aldrichovim sindromom zlahka dobijo podplutbe in krvavijo, ker imajo premalo
normalnih trombocitov (sestavin, ki pomagajo pri strjevanju krvi); pogosto se tudi okuzijo, ker imajo
premalo normalnih imunskih celic, kar lahko povzroci sepso (ko bakterije in njihovi toksini krozijo v
krvi in zaCnejo Skodovati organom). Poleg tega obstaja vecje tveganje za razvoj nekaterih vrst raka,
kot je limfom.

Wiskott-Aldrichov sindrom je redka bolezen, zato je bilo zdravilo Waskyra 6. junija 2012 dolo¢eno kot
»zdravilo sirota“ (zdravilo za zdravljenje redkih bolezni). Vec informacij o zdravilih sirotah je na voljo
na spletni strani agencije EMA.

Zdravilo Waskyra vsebuje ucinkovino etuvetidigen avtotemcel, ki jo sestavljajo gensko spremenjene
matic¢ne celice, odvzete iz bolnikove lastne krvi.

Kako se zdravilo Waskyra uporablja?

Predpisovanje in izdaja zdravila Waskyra je le na recept, dajati pa ga mora v kvalificiranem
zdravstvenem centru zdravnik, ki je usposobljen za dajanje tega zdravila in ima izkuSnje s presajanjem
maticnih celic.

Zdravilo Waskyra je izdelano za vsakega bolnika posebej iz mati¢nih celic, pridobljenih iz njegove
lastne krvi, zato se sme dati samo bolniku, za katerega je bilo izdelano. Daje se enkrat z infundiranjem
(kapalno infuzijo) v veno. Pred dajanjem zdravila Waskyra bo bolnik prejel (pripravljalno) zdravljenje
za odstranitev celic iz kostnega mozga.

Za vec informacij glede uporabe zdravila Waskyra glejte navodilo za uporabo ali se posvetujte z
zdravnikom ali farmacevtom.
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Kako zdravilo Waskyra deluje?

Zdravilo Waskyra se proizvaja iz maticnih celic (imenovanih celice CD34+), ki se odvzamejo iz
bolnikove krvi. Celice se v laboratoriju gensko spremenijo, tako da lahko proizvedejo funkcionalno
beljakovino WAS. Po presaditvi se spremenjene celice selijo v kostni mozeg, kjer za¢nejo tvoriti zdravo
kri in imunske celice, ki proizvajajo funkcionalno beljakovino WAS, s ¢imer pomagajo lajSati simptome
bolezni.

Kaksne koristi zdravila Waskyra so se pokazale v studijah?

Koristi zdravila Waskyra so se pokazale v programu klinicnega razvoja, v katerega je bilo vkljucenih

27 bolnikov s Wiskott-Aldrichovim sindromom. V glavno Studijo je bilo vklju¢enih 10 otrok, starih od

enegda do devet let, in 17 bolnikov, starih od enega do 35 let, iz druge klini¢ne Studije in razsirjenega
programa dostopa (kadar osebe z resnim obolenjem, za katero ni odobrenega zdravljenja, prejmejo

zdravilo v preskusanju zunaj klini¢ne Studije).

Na splosno so podatki pokazali, da je zdravilo Waskyra ucinkovito pri zmanjsevanju pojava hudih
okuzb in epizod krvavitev.

Povprecno Stevilo hudih okuzb na leto se je zmanjSalo z 2,0 dogodka v 12 mesecih pred zdravljenjem
na 0,12 dogodka v 2-3 letih po zdravljenju z zdravilom Waskyra. Podobno se je povprecno Stevilo
zmernih in hudih krvavitev na leto zmanjsalo z 2,0 dogodka v 12 mesecih pred zdravljenjem na

0,16 dogodka v 2-3 letih po zdravljenju z zdravilom Waskyra.

Kaksna tveganja so povezana z zdravilom Waskyra?

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

Najpogostejsi nezeleni ucinki, o katerih so porocali pri osebah, zdravljenih z zdravilom Waskyra, so bili
posledica postopkov in predhodnih zdravljenj, potrebnih za prejem zdravila, kot je rezim
kondicioniranja, ter pogojev na mestu aplikacije (okuzbe, povezane z infuzijskim pripomockom,
krvavitve na mestu katetra).

Zdravilo Waskyra se ne sme dajati osebam, ki so predhodno prejele krvotvorne maticne celice
darovalca in imajo v krvi Se vedno njegove celice, ali osebam, ki so predhodno prejele gensko
zdravljenje s krvotvornmih mati¢nimi celicami (zdravljenje, pri katerem se odvzamejo bolnikove
maticne celice, gensko spremenijo ter nato vrnejo bolniku).

Zakaj je bilo zdravilo Waskyra odobreno v EU?

Za osebe z Wiskott-Aldrichovim sindromom, za katere je presaditev hematopoetskih mati¢nih celic
primerna, vendar nimajo zdruzljivega darovalca, pricakovana Zivljenjska doba krajsa. V Casu odobritve
zdravila Waskyra je obstajala potreba po ucinkovitem zdravljenju za te bolnike.

Po prejemu zdravila Waskyra se je znatno in dolgotrajno zmanjsalo Stevilo hudih okuzb in zmernih do
hudih krvavitev. Varnost zdravila je bila ocenjena kot sprejemljiva z ustreznimi previdnostnimi ukrepi
in ukrepi za spremljanje, opisanimi v informacijah o zdravilu. Obstaja sicer teoreti¢no tveganje za raka,
ki bi ga povzrocile nenamerne spremembe genskega materiala, ¢eprav taksnih primerov do zdaj niso
opazili. Vzpostavljeni so ukrepi za spremljanje tovrstnih dogodkov s 15-letno dolgoro¢no Studijo za
boljSo opredelitev varnosti zdravila Waskyra.

Evropska agencija za zdravila je zato zakljudila, da so koristi zdravila Waskyra vecje od z njim
povezanih tveganj in da se lahko odobri za uporabo v EU.
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Kateri ukrepi se izvajajo za zagotovitev varne in ucinkovite uporabe
zdravila Waskyra?

Podjetje, ki trzi zdravilo Waskyra, bo izvedlo in zagotovilo rezultate Studije za nadaljnjo oceno
dolgorocne varnosti in ucinkovitosti zdravila. Podjetje bo zagotovilo tudi izobrazevalno gradivo za
zdravstvene delavce, za katere se priCakuje, da bodo uporabljali zdravilo, z informacijami o njegovi
varnosti, vklju¢no z morebitnim tveganjem za nastanek raka ter pomenom nadzora in dolgoro¢nega
spremljanja oseb, zdravljenih z zdravilom Waskyra. Bolniki in negovalci bodo prejeli tudi izobrazevalno
gradivo z informacijami o tem, kdaj se posvetovati z zdravnikom v primeru pomislekov ali domnevnih
nezelenih ucinkov, kako porocati o neZelenih ucinkih ter o pomenu rednega in dolgoro¢nega
spremljanja.

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

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

Druge informacije o zdravilu Waskyra

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