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Agentura EMA potvrzuje pozastaveni registrace pripravku
Oxbryta urceného k Iécbé srpkovité anémie
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VySSi Umrtnost a mira komplikaci v poslednich studiich znamena, ze pomér
prinosy a rizik jiz neni pFiznivy

Dne 16. fijna 2025 doporudil Vybor pro humanni Iécivé pripravky (CHMP) agentury EMA, aby registrace
pfipravku Oxbryta uréeného k 1é¢bé srpkovité anémie zlstala pozastavena. Toto doporuéeni
nasledovalo po prozatimnich opatfenich, ktera vybor pfijal v zafi 2024, kdy registraci pripravku
docasné pozastavil, aby prezkoumal nové Udaje o bezpecnosti.

Po prezkumu dospél vybor CHMP k zaveéru, Ze prinosy léCivého pfipravku jiz neprevysuji jeho rizika.
Pfezkum byl zahajen poté, co z daji vyplynulo, Ze pFi |6¢bé& pFipravkem Oxbryta doélo v jedné klinické
studiit k vySSimu poctu Umrti nez pti IéCbé placebem (neucinnym pfipravkem) a v jiné studii?

k vysSimu poctu umrti, nez se ocekavalo.

V prvni studii, ktera hodnotila Ucinek pripravku Oxbryta u osob se srpkovitou anémii a vySSim rizikem
cévni mozkové prihody, zemrelo 8 déti IéCenych pFipravkem Oxbryta ve srovnani se 2 détmi, kterym
bylo podavano placebo. Ve druhé studii, kterd hodnotila ucinek pfipravku na bércové viedy, coz je
znama komplikace srpkovité anémie, zemrela b&hem prvnich 12 tydnd 1é¢by 1 osoba ze skupiny lé¢ené
pripravkem Oxbryta, zatimco ve skupiné, které bylo podavano placebo, k zadnému Umrti nedoslo.

V nésledujici 12tydenni fazi studie, kdy byl piipravek Oxbryta podavéan véem pacientdim, bylo hldseno
dalSich 8 umrti. Studie rovnéz prokazaly vyssi poCet nahlych epizod silné bolesti, véetné
vazookluzivnich krizi, u pacientd 1é&enych ptipravkem Oxbryta oproti pacientim, kterym bylo
podavano placebo.

Dne 26. zafi 2024 vybor CHMP jakozto preventivni opatieni doporucil pozastavit registraci, kdyz se
objevily dalsi Udaje ze dvou studii zaloZzenych na registru, z nichz vyplynulo, Ze pacienti pfi |éCbé
pripravkem Oxbryta zaznamenali vyssi Cetnost epizod nahlé bolesti nez pred zahajenim Iécby. V té
dobé agentura EMA vydala doporuceni pro zdravotnické pracovniky a pacienty, v némz uvedla, ze

! Global Blood Therapeutics. GBT440-032 Phase 3 Study in Participants with Sickle Cell Disease (HOPE Kids 2). IRAS ID:
242661. EudraCT Number: 2017-000903-26. REC Reference: 18/L0O/0359. London - City & East Research Ethics
Committee. Health Research Authority. Available at: https://www.hra.nhs.uk/planning-and-improving-research/application-
summaries/research-summaries/gbtt440-032-phase-3-study-in-participants-with-sickle-cell-disease

2 A Phase 3, Multicenter, Randomized, Double-Blind, Placebo-Controlled Trial to Evaluate the Efficacy of Voxelotor for the
Treatment of Leg Ulcers in Patients with Sickle Cell Disease (RESOLVE). EudraCT Number: 2025-000161-87.
ClinicalTrials.gov Identifier: NCT05561140. Available at: https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-search/trial/2025-000161-
87/3rd.
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pfipravek Oxbryta by se jiz nemél predepisovat a Ze stavajici pacienti by méli byt prevedeni na
alternativni |écbu3.

Ackoli zavérecna analyza studii zaloZenych na registru nepotvrdila zvySeni poctu epizod nahlé bolesti
pfi lé¢bé pripravkem Oxbryta, nedavné klinické studie vétsi pocet epizod nahlé bolesti a amrti
prokazaly. Tyto vysledky byly v rozporu s vysledky dFivéjsi hlavni klinické studie, ktera byla podkladem
registrace pripravku Oxbryta a neprokazovala rozdil mezi [é¢ebnymi skupinami.

Vybor CHMP v rdmci svého prezkumu konstatoval, ze hlavni divody zvy$eného poctu Umrti

a komplikaci, véetné epizod nahlé bolesti, po 1é¢bé pripravkem Oxbryta ve studiich zlstavaji nejasné.
Vybor CHMP nenalezl zadné jasné vysvétleni zvySenych rizik a nedokézal urcit opatfeni, ktera by tato
rizika G&inn& minimalizovala, ani z4dnou podskupinu pacient(, u nichZ by pFinosy pFipravku
prevysovaly jeho rizika. Vybor CHMP proto dospél k zavéru, ze pomé&r piinosu a rizik pripravku Oxbryta
jiz neni pFiznivy a jeho registrace by méla zlstat pozastavena. Zdravotniéti pracovnici tudiz nadale
nebudou moci piedepisovat piipravek Oxbryta pacientdim v EU.

Pri vypracovavani svého stanoviska vzal vybor CHMP v Gvahu také rady odbornik na danou oblast
a zastupcl pacientd a konzultoval s bezpe¢nostnim vyborem agentury EMA (vyborem PRAC) mozna
opatfeni k minimalizaci rizik.

Dalsi informace o lécivém pripravku

Pripravek Oxbryta byl registrovan v Unoru 2022 k 1é¢bé hemolytické anémie (nadmérného rozpadu
¢ervenych krvinek) u pacientl ve v&ku 12 let a stargich se srpkovitou anémii. Byl podavén samostatné,
nebo v kombinaci s jinym IéCivem na srpkovitou anémii zvanym hydroxykarbamid. Pfipravek Oxbryta
obsahuje IéCivou latku voxelotor.

Srpkovita anémie je genetické onemocnéni, pfi kterém pacienti vytvareji abnormalni formu
hemoglobinu (bilkoviny v ¢ervenych krvinkach, kterd prenasi kyslik). Cervené krvinky ztraci pruznost
a stavaji se pfilnavymi a jejich tvar se mé&ni z diskovitého na pdimésicity (pFipomina srp).

Dalsi informace o prezkumu

Prezkum pripravku Oxbryta byl zahajen dne 29. ¢ervence 2024 na Zadost Evropské komise podle
¢lanku 20 natizeni (ES) &. 726/2004.

Prezkum provedl Vybor pro humanni IéCivé pripravky (CHMP), ktery se zabyva otazkami tykajicimi se
humannich |é&ivych pFipravkl a ktery pfijal v této vé&ci stanovisko agentury.

Stanovisko vyboru CHMP bylo postoupeno Evropské komisi, ktera dne 9. prosince 2025 vydala konecné
pravné zavazné rozhodnuti platné ve vsech clenskych statech EU.

3 https://www.ema.europa.eu/en/documents/referral/oxbryta-article-20-procedure-suspension-sickle-cell-disease-
medicine-oxbryta_en.pdf.

strana 2/2


https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/post-authorisation/referral-procedures

	Další informace o léčivém přípravku
	Další informace o přezkumu

