EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/160809/2025
EMEA/H/C/005852

Amvuttra (vutrisiran)
Sammanfattning av Amvuttra och varfér det ar godkant inom EU

Vad ar Amvuttra och vad anvands det for?

Amvuttra ar ett lakemedel som anvands for att behandla transtyretinamyloidos (ATTR), en sjukdom
dar amyloider (onormala proteiner) ansamlas i vavnader runt om i kroppen, bland annat runt nerverna
och hjartat.

Amvuttra ges till vuxna vars ATTR-amyloidos ar arftlig och som har polyneuropati (nervskada) i
stadium 1 eller 2. Stadium 1 innebér att patienten har svaghet i benen men kan g utan hjalp.
Stadium 2 innebdr att patienten kan g& men behdver hijalp.

Amvuttra ges ocksa till vuxna med &rftlig eller icke-&rftlig ATTR-amyloidos som har kardiomyopati
(skada pa hjartmuskeln).

ATTR-amyloidos ar séallsynt och Amvuttra klassificerades som sarlakemedel (ett [dkemedel som
anvands vid sallsynta sjukdomar) den 25 maj 2018. Mer information om klassificeringen som
sarldkemedel finns har.

Amvuttra innehdller den aktiva substansen vutrisiran.

Hur anvdands Amvuttra?

Amvuttra ar receptbelagt och behandling ska inledas och 6vervakas av en ldkare med erfarenhet av att
behandla patienter med amyloidos. Behandlingen ska inledas sa tidigt som m&jligt efter diagnosen, for
att undvika att sjukdomen férvarras ytterligare.

Lakemedlet finns som forfyllda sprutor och ges en gang var tredje manad genom injektion under
huden i buken, I3ret eller 6verarmen. Patienter och vardgivare kan sjélva injicera ldkemedlet efter att
ha fatt lamplig utbildning.

Patienterna ska ta tillskott av vitamin A dagligen under behandlingen med Amvuttra.

For patienter vars polyneuropati utvecklas till stadium 3 (som innebér att patienten inte langre kan ga)
kan lakaren valja att fortsdtta behandlingen om férdelarna &r storre an riskerna.

Det finns begransade data om Amvuttra hos patienter med avancerad kardiomyopati (NYHA klass IV
eller NYHA klass III plus NAC stadium III). Om patienter progredierar till dessa stadier under tiden de
tar Amvuttra tyder dock dessa data pd att patienterna kan fortsatta med behandlingen.
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For mer information om hur du anvander Amvuttra, Ias bipacksedeln eller tala med lakare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Amvuttra?

Hos patienter med ATTR-amyloidos cirkulerar proteinet transtyretin i blodet. Detta protein ar defekt
och bryts latt sénder. Det sonderbrutna proteinet bildar amyloidavlagringar i vavnader och organ runt
om i kroppen, bland annat runt nerverna och hjartat, dar det stér normal organfunktion.

Den aktiva substansen i Amvuttra, vutrisiran, dr en liten interfererande RNA (siRNA), det vill sdga ett
kort stycke genetiskt material framstallt i ett laboratorium, som binder till och blockerar det genetiska
materialet i de celler som ansvarar for tillverkningen av transtyretin. Detta leder till minskad
produktion av defekt transtyretin, vilket minskar bildandet av amyloider och lindrar symtomen p3
ATTR-amyloidos.

Vilka fordelar med Amvuttra har visats i studierna?

I en forsta huvudstudie pd 164 patienter med &rftlig ATTR-amyloidos och polyneuropati i stadium 1
eller 2 visade sig Amvuttra vara effektivt for att férdréja den nervskada som orsakas av sjukdomen. I
denna studie jamférdes inte Amvuttra med ndgot annat lakemedel eller placebo.

Huvudeffektmattet var en férandring av patienternas symtom pad nervskada, vilket méattes med hjélp
av standardskalan mNIS+7, dar en lagre poang innebar en forbattring och en hdgre poang innebar en
férsamring. Efter 18 manaders behandling minskade mNIS+7-podngen med i genomsnitt cirka

0,5 poéng hos de patienter som fick Amvuttra. Detta jamférdes med en genomsnittlig 6kning pa

28 poang hos de patienter som fick placebo (overksam behandling) i en annan studie pa 225 patienter
dar Onpattro (ett annat lakemedel mot arftlig ATTR-amyloidos) jamfordes med placebo.

Studien visade ocksa att behandling med Amvuttra var minst lika effektiv som behandling med
Onpattro nér det géllde att minska transtyretinnivaerna.

I en andra huvudstudie, som omfattade 655 patienter med arftlig eller icke-arftlig ATTR-amyloidos och
kardiomyopati, visade sig Amvuttra vara effektivt fér att minska risken for allvarliga kardiovaskulara
problem (som paverkar hjartat och blodcirkulationen) och dédsfall. I studien tittade man pa antalet
patienter som under en period pa tre &r avled eller drabbades av dterkommande kardiovaskulara
handelser sdsom inldggning pa sjukhus eller hjartsvikt som krévde akutvard. Hos de patienter som fick
Amvuttra minskade risken for kardiovaskuldra problem och dddsfall med omkring 28 procent, jamfort
med de patienter som fick placebo (overksam behandling).

Vilka ar riskerna med Amvuttra?

En fullstédndig forteckning éver biverkningar och restriktioner féor Amvuttra finns i bipacksedeln.

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Amvuttra (kan forekomma hos upp till 1 av 10
anvandare) &r reaktion vid injektionsstallet och férhojda nivaer av alkalisk fosfatas och
alanintransaminas i blodet (leverenzymer).

Varfor ar Amvuttra godkant i EU?

Amvuttra visade sig vara effektivt for att fordrdja nervskada hos patienter med arftlig ATTR-amyloidos
med polyneuropati i stadium 1 eller 2. Det visade sig ocksa minska risken for allvarliga kardiovaskulira
problem och ddédsfall hos patienter med arftlig eller icke-arftlig ATTR-amyloidos med kardiomyopati.
Vad galler sékerheten anses biverkningarna vara hanterbara.
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Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) fann darfor att fordelarna med Amvuttra ar storre an
riskerna och att Amvuttra kan godkannas for forsaljning i EU.

Vad gors for att garantera saker och effektiv anvandning av Amvuttra?

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for saker och effektiv anvéandning av Amvuttra har tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla Idkemedel dvervakas de vetenskapliga uppgifterna for Amvuttra kontinuerligt.
Misstankta biverkningar som har rapporterats for Amvuttra utvarderas noggrant och nédvandiga
dtgarder vidtas for att skydda patienterna.

Mer information om Amvuttra

Den 15 september 2022 beviljades Amvuttra ett godkannande fér forsaljning som galler i hela EU.

Mer information om Amvuttra finns pa EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/amvuttra.

Denna sammanfattning uppdaterades senast 05-2025.
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