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Waskyra (etuvetidigen autotemcel)
Sammanfattning av Waskyra och varfér det ar godkant inom EU

Vad ar Waskyra och vad anvidnds det for?

Waskyra &r ett ldkemedel som anvéands fér att behandla vuxna och barn fr&n 6 manaders dlder med
Wiskott-Aldrichs syndrom (WAS) och en mutation i WAS-genen. Lakemedlet anvands fér att behandla
patienter som kan komma i fraga fér en hematopoetisk stamcellstransplantation men som saknar en
Iamplig stamcellsdonator.

Wiskott-Aldrichs syndrom orsakas av avvikelser i den gen som producerar WAS-proteinet, vilken finns i
blodkroppar och vissa celler i immunsystemet (kroppens naturliga férsvar). Personer som har Wiskott-
Aldrichs syndrom far latt bldmarken och blddningar eftersom de har for f& normala blodpléttar
(blodkomponenter som medverkar i koaguleringsprocessen). De far ocksa ofta infektioner eftersom de
har fér fa normala immunceller, vilket kan leda till sepsis (nar bakterier och tillhérande toxiner tar sig
ut i blodomloppet och borjar skada organ i kroppen). Dessutom |6per dessa patienter en férhojd risk
for att utveckla vissa typer av cancer, sdsom lymfom.

Wiskott-Aldrichs syndrom ar sallsynt och Waskyra klassificerades som sarlakemedel (ett lakemedel
som anvands vid sallsynta sjukdomar) den 6 juni 2012. Mer information om klassificeringen som
sarldkemedel finns pd EMA:s webbplats.

Waskyra innehaller den aktiva substansen etuvetidigen autotemcel, som bestdr av genetiskt
modifierade stamceller som extraherats ur patientens eget blod.

Hur anvands Waskyra?

Waskyra ar receptbelagt och maste ges vid en kvalificerad behandlingsklinik av en lakare som utbildats
i att ge detta lakemedel och som har erfarenhet av stamcellstransplantationer.

Waskyra framstalls individuellt fér varje patient av stamceller fr&n dennes eget blod och ldkemedlet far
endast ges till den patient som det framstéllts fér. Det ges en enda gang genom infusion (dropp) i en
ven. Innan Waskyra ges ska patienten fa en konditioneringsbehandling (férberedande behandling) for
att rensa benmargen fran celler.

Fér mer information om hur du anvénder Waskyra, las bipacksedeln eller tala med lakare eller
apotekspersonal.
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Hur verkar Waskyra?

Waskyra framstalls av stamceller (celler av typen CD34+) som samlas in fran patientens blod. Cellerna
modifieras genetiskt i laboratorium s& att de kan producera normalt fungerande WAS-protein. Nar de
modifierade cellerna transplanteras tillbaka till patienten migrerar de till benmargen dar de bérjar bilda
friska blod- och immunceller som producerar normalt fungerande WAS-protein, vilket bidrar till att
lindra sjukdomssymtomen.

Vilka fordelar med Waskyra har visats i studierna?

Férdelarna med Waskyra visades i ett kliniskt utvecklingsprogram som omfattade sammanlagt 27
patienter med Wiskott-Aldrichs syndrom. Av dessa var 10 patienter barn mellan i aldern 1-9 &r frén
huvudstudien, och évriga 17 patienter var i aldern 1-35 &r och kom frén en annan klinisk studie och
ett program for utdkad tillgang (nar personer med ett allvarligt tillstand for vilket det inte finns ndgon
godkand behandling ges ett provningsldkemedel utanfér en klinisk studie).

Totalt sett visade uppgifterna att Waskyra ar effektivt nar det galler att minska férekomsten av
allvarliga infektioner och blédningsepisoder.

Det genomsnittliga antalet allvarliga infektioner per ar minskade frén 2,0 handelser under de 12
manaderna som foregick behandlingen till 0,12 handelser under de 2-3 dren som féljde efter
behandling med Waskyra. P& samma satt minskade det genomsnittliga antalet mattliga och allvarliga
blédningsepisoder per ar fran 2,0 héndelser under de 12 mnaderna som féregick behandlingen till
0,16 handelser under de 2-3 aren som féljde efter behandlingen med Waskyra.

Vilka ar riskerna med Waskyra?

En fullstéandig forteckning dver biverkningar och restriktioner fér Waskyra finns i bipacksedeln.

De vanligaste biverkningarna som rapporterades hos personer som behandlades med Waskyra
orsakades av de procedurer och férbehandlingar som kravdes for att ta likemedlet, sdsom
konditioneringsbehandling, och av férhdllanden p& administreringsstéllet (infektioner kopplade till
infusionsenheten, blédning pa kateterstallet).

Waskyra far inte ges till personer som tidigare har genomgatt en hematopoetisk
stamcellstransplantation fr@n en donator och som fortfarande har donatorceller i blodet, eller till
personer som tidigare har fatt hematopoetisk stamcellsgenterapi (en behandling dar patientens
stamceller samlas in, modifieras genetiskt och sedan 3terférs till patienten).

Varfor ar Waskyra godkant i EU?

Personer med Wiskott-Aldrichs syndrom som kan komma i fraga for en hematopoetisk
stamcellstransplantation men som saknar en kompatibel stamcellsdonator har en minskad férvantad
livslangd. Vid tidpunkten fér godkannandet av Waskyra fanns det ett behov av effektiva behandlingar
for dessa patienter.

Behandling med Waskyra ledde till en betydande och I&ngvarig minskning av allvarliga infektioner och
av mattliga till allvarliga blédningsepisoder. Lakemedlets sdkerhet ansdgs godtagbar under
forutsattning att de relevanta forsiktighetsdtgarder och évervakningsatgarder som beskrivs i
produktinformationen vidtas. Det finns en teoretisk risk for cancer orsakad av oavsiktliga férandringar i
det genetiska materialet. Inga sddana fall har dock patraffats an sa lange. Atgarder har vidtagits for
att 6vervaka sadana handelser genom en I&ngtidsstudie som ska pdga i 15 &r for att battre
karakterisera Waskyras sakerhet.
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Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) fann darfor att férdelarna med Waskyra ar storre an
riskerna och att Waskyra kan godkannas for forsaljning i EU.

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

Féretaget som marknadsfér Waskyra kommer att genomféra och Idmna in resultatet av en studie for
att ytterligare bedéma ldkemedlets 1angsiktiga sakerhet och effekt. Féretaget kommer ocks3 att
tillhandahalla utbildningsmaterial fér halso- och sjukvardspersonal som férvantas anvanda lakemedlet,
med information om dess sdkerhet, inklusive den potentiella risken fér cancer och vikten av
évervakning och langsiktig uppféljning av personer som behandlas med Waskyra. Patienter och
vardare kommer ocks3 att fa utbildningsmaterial med information om nar de bér kontakta sin ldkare
vid farhagor eller missténkta biverkningar, hur man rapporterar biverkningar och vikten av
regelbunden och I&ngvarig évervakning.

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

Liksom for alla Idkemedel évervakas de vetenskapliga uppgifterna fér Waskyra kontinuerligt.
Misstankta biverkningar som har rapporterats for Waskyra utvdrderas noggrant och nédvandiga
dtgarder vidtas for att skydda patienterna.

Mer information om Waskyra

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