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Wainzua (eplontersen)
Sammanfattning av Wainzua och varfor det ar godkant inom EU

Vad ar Wainzua och vad anvands det for?

Wainzua ar ett lakemedel som anvands foér att behandla nervskador som orsakas av arftlig
transtyretinamyloidos (ATTRv-amyloidos, skelleftesjukan), en sjukdom dar avvikande proteiner som
kallas amyloider ansamlas i vavnader pa olika stéllen i kroppen, bland annat runt nerverna.

Wainzua ges till vuxna under de tva forsta stadierna av nervskadan (stadium 1, nar patienten kan gd
utan stdd, och stadium 2, nar patienten fortfarande kan g& men behéver hjalp).

Wainzua innehdller den aktiva substansen eplontersen.

Hur anvdands Wainzua?

Wainzua ar receptbelagt och behandling ska inledas och dvervakas av ldkare med erfarenhet av att
behandla patienter med amyloidos. Behandlingen ska pabérjas sa snart symtomen upptrader for att
undvika att sjukdomen férvarras ytterligare.

Lakemedlet ges en g&ng i m&naden som en injektion under huden i buken (magen), dvre delen av
laret eller 6verarmen med en forfylld injektionspenna. Patienterna eller deras vardare kan sjélva
injicera Wainzua, men den forsta injektionen ska goéras under vagledning av hélso- och
sjukvardspersonal. Patienterna ska ta tillskott av vitamin A under behandlingen med Wainzua.

For patienter vars sjukdom utvecklas till stadium 3 av polyneuropati kan ldkaren fortsatta
behandlingen om férdelarna ar stérre an riskerna.

Fér mer information om hur du anvénder Wainzua, |as bipacksedeln eller tala med Iékare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Wainzua?

Hos patienter med ATTRv-amyloidos cirkulerar ett defekt protein i blodet som kallas transtyretin (TTR)
och som latt bryts sdnder. Det sénderbrutna proteinet bildar ansamlingar av amyloid i védvnader och
organ pa olika stéllen i kroppen, bland annat runt nerverna, dar det stér deras normala funktion.

Den aktiva substansen i Wainzua, eplontersen, ar en "antisensoligonukleotid”, en kort bit syntetiskt
genetiskt material som har utformats for att fasta vid och blockera det genetiska material i cellen som
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ansvarar for att producera transtyretin. Detta minskar produktionen av transtyretin, vilket gor att farre
amyloider bildas och att symtomen pa ATTRv-amyloidos lindras.

Vilka fordelar med Wainzua har visats i studierna?

I en huvudstudie pd 144 patienter med ATTRv-amyloidos som hade nervskada i stadium 1 eller 2
visade sig Wainzua vara effektivare an placebo (overksam behandling) nar det galler att sakta ner den
nervskada som sjukdomen orsakar.

Huvudeffektmatten var forandringen av patienternas nivaer av TTR i blodet och féréndringar i
nervskadan och livskvaliteten (uppmatt med hjalp av standardskalorna mNIS+7 respektive Norfolk
QoL-DN) efter 65 veckors behandling. Data frdn denna studie jamférdes med data foér placebogruppen
frdn en annan studie som utférdes for Tegsedi (ett annat ldkemedel mot ATTR-amyloidos).

Huvudstudien visade att TTR-nivan i blodet minskade med 80 procent hos patienter som behandlades
med Wainzua och med 10 procent hos patienter som fick placebo. mNIS+7-vardet, som anvands fér
att bedéma nervskada, férsamrades i mindre utstrackning med Wainzua (cirka 3 poang) an med
placebo (cirka 26 poang). Livskvaliteten, som uppmattes genom Norfolk QoL-DN-vardet, forbattrades
med cirka 6 podng hos patienter som behandlades med Wainzua, jamfért med en férsamring pa cirka
14 podang hos dem som fick placebo.

Vilka ar riskerna med Wainzua?

En fullstandig férteckning éver biverkningar och restriktioner for Wainzua finns i bipacksedeln.

Den vanligaste biverkningen som orsakas av Wainzua (kan férekomma hos fler an 9 av 10 anvandare)
&r sankta nivaer av vitamin A. En annan vanlig biverkning som orsakas av Wainzua (kan férekomma
hos upp till 1 av 10 anvandare) ar krakningar.

Varfor ar Wainzua godkant i EU?

Wainzua visade sig signifikant sanka nivderna av TTR i blodet, sakta ner nervskadan och forbattra
livskvaliteten hos patienter med ATTRv-amyloidos med nervskada i stadium 1 eller stadium 2. Nar det
géller sékerheten &r biverkningarna vanligtvis lindriga till mattliga i intensitet och anses hanterbara.

Europeiska ldkemedelsmyndigheten (EMA) fann darfor att férdelarna med Wainzua &r stérre én
riskerna och att Wainzua kan godkannas for férsaljning i EU.

Vad gors for att garantera sdker och effektiv anvandning av Wainzua?

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

Liksom for alla ldkemedel dvervakas de vetenskapliga uppgifterna for Wainzua kontinuerligt.
Misstankta biverkningar som har rapporterats for Wainzua utvarderas noggrant och nédvandiga
atgarder vidtas for att skydda patienterna.

Mer information om Wainzua

Mer information om Wainzua finns pa@ EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/wainzua
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