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Onpattro (patisiran)
Prehlad o lieku Onpattro a preco bol povoleny v EU

Co je liek Onpattro a na ¢o sa pouziva?

Liek Onpattro sa pouziva na lieCbu poskodenia nervov spésobeného dedi¢nou transtyretinovou
amyloidézou (hATTR), ochorenim, pri ktorom sa abnormalne proteiny nazyvané amyloidy hromadia v
tkanivach tela vratane tkaniv obklopujidcich nervy.

Liek Onpattro sa pouziva u dospelych pacientov v prvych dvoch stadiach poskodenia nervov
(1. $tadium, ked' je pacient schopny chodit bez pomoci, a 2. stadium, ked' pacient mdze este chodit, ale
potrebuje pomoc).

Ochorenie hATTR amyloiddza je zriedkavé, a preto bol liek Onpattro dfia 15. aprila 2011 oznaceny
za tzv. liek na ojedinelé ochorenia (,orphan medicine“). Dal$ie informécie o oznaceni lieku za liek
na ojedinelé ochorenia mdZete najst tu: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare
disease designation.

Liek Onpattro obsahuje lieCivo patisiran.
Ako sa liek Onpattro pouziva?

Vydaj lieku Onpattro je viazany na lekarsky predpis a lie¢bu ma zacdat a sledovat lekar, ktory ma
skisenosti s lieCbou pacientov s amyloidézou.

Liek je dostupny vo forme inflizneho roztoku (na kvapkanie) do zily. Odporucana davka je 300
mikrogramov na kilogram telesnej hmotnosti podavana raz za tri tyzdne.

Pred podanim lieku Onpattro sa maju pacientom podat lieky obsahujuce kortikosteroidy, paracetamol a
lieky zname ako blokatory H1 a H2, s ciefom zniZit riziko reakcii sivisiacich s infUziou. Pacienti maju
pocas lie¢by liekom Onpattro uzivat aj vyzivové doplnky obsahujlce vitamin A.

Ak pacient dostal v nemocnici aspon tri infUzie a nevyskytli sa ziadne problémy, liek Onpattro mo6ze
zdravotnicky pracovnik podavat v domacom prostredi. Viac informacii o pouzivani lieku Onpattro si
precitajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.
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Akym sposobom liek Onpattro Gcinkuje?

U pacientov s hATTR amyloiddzou je protein nazyvany transtyretin, ktory cirkuluje v krvi, chybny a
lahko sa rozklada. Rozlozeny protein vytvara depozity amyloidov v tkanivach a organoch tela vratane
tkaniv obklopujucich nervy, kde narusuje ich normalne funkcie.

Liecivo lieku Onpattro, patisiran, je tzv. mala interferujiuca RNA (siRNA), Cize velmi kratky Usek
syntetického genetického materialu, ktory bol navrhnuty tak, aby sa naviazal na geneticky material
bunky zodpovednej za tvorbu transtyretinu a zablokoval ho. Tym sa znizi produkcia chybného
transtyretinu, ¢o vedie k znizenému vytvaraniu amyloidov a zmierneniu priznakov hATTR amyloidozy.

Aké prinosy lieku Onpattro boli preukadzané v stadiach?

V jednej hlavnej studii zahfiajlucej 225 pacientov s hATTR amyloiddzou s poskodenim nervov v 1.
alebo 2. stadiu sa preukazalo, Ze liek Onpattro je Ucinnejsi ako placebo (zdanlivy liek) pri spomalovani
poskodenia nervov spdsobeného ochorenim.

Hlavnym meradlom ucinnosti bola zmena v poskodeni nervov pacientov na zéklade $tandardnej
stupnice nazyvanej mNIS+7 so skoére v rozsahu od 0 do 304 (vysSSie skére znamena zavaznejSie
poskodenie nervov). Po 18 mesiacoch liecby liekom Onpattro sa skére mNIS+7 znizilo priemerne o 6
bodov (z priblizne 81 na priblizne 75 bodov), z ¢oho vyplyva mierne zlepsenie stavu pacientov, v
porovnani so zvySenim priemerne o 28 bodov pri pouziti placeba (z priblizne 75 na priblizne 101
bodov), z ¢oho vyplyva, Ze poSkodenie nervov sa u tychto pacientov zhorsilo.

Akeé rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Onpattro?

NajcastejSie vedlajsie G¢inky lieku Onpattro (ktoré mdZu postihnut viac ako 1 osobu z 10) su periférny
edém (opuch, najma Clenkov a chodidiel) a reakcie suvisiace s inflziou vratane bolesti, nauzea (pocit
nevolnosti), bolest hlavy, Unava, zavrat, kasel a problémy s dychanim, zadervenanie koze, rychly
srdcovy pulz, nizky alebo vysoky krvny tlak a opuch tvare.

Zoznam vsetkych vedlajsich uc¢inkov pozorovanych pri pouzivani lieku Onpattro a zoznam vsetkych
obmedzeni sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Preco bol liek Onpattro povoleny v EU?

Preukazalo sa, Ze liek Onpattro je Ucinny pri spomalovani poskodenia nervov u pacientov s hATTR
amyloidézou s poskodenim nervov v 1. alebo 2. Stadiu. Dostupné Udaje neboli dostato¢né na
predpokladanie prinosu u pacientov s ochorenim v 3. Stadiu (pacienti pripUtani na invalidny vozik).
Pokial ide o bezpeénost, najzavaznejSie vedlajsie G¢inky su reakcie slvisiace s inflziou, ktoré mozno
zvladnut premedikaciou a zmenou rychlosti infazie.

Eurdpska agentura pre lieky preto rozhodla, Zze prinosy lieku Onpattro su vacsie ako rizika spojené s
jeho pouzivanim a Ze liek moze byt povoleny na jeho pouzivanie v EU.

Aké opatrenia sa prijimaja na bezpecné a GUcinné pouzivanie lieku
Onpattro?

Spoloénost, ktora liek Onpattro uvadza na trh, poskytne lekarom a pacientom vzdeldvacie materialy
obsahujlce informacie o bezpe¢nom podavani lieku v domacom prostredi a o kontrole vedlajsich
ucinkov.
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Na bezpecné a Gcinné pouzivanie lieku Onpattro boli do sihrnu charakteristickych vlastnosti lieku a
pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté aj odporucania a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri v3etkych liekoch, aj Gdaje o pouZivani lieku Onpattro sa neustale kontroluju. Vedlajsie
ucinky hlasené pri lieku Onpattro sa dokladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek nevyhnutné kroky
na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Onpattro

Dalsie informécie o lieku Onpattro sa nachadzaji na webovej stranke agentury: ema.europa.eu/Find

medicine/Human medicines/European public assessment reports.
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