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Ezmekly (mirdametinibi)
Yleistiedot Ezmeklysta seka siitda, miksi se on hyvaksytty EU:ssa

Mita Ezmekly on ja mihin sita kdaytetaan?

Ezmekly on ladke, jota kaytetaan pleksiformisten neurofibroomien eli punosmaisten hermokasvainten
(hermoja pitkin kasvavien hyvdnlaatuisten kasvainten) hoitoon aikuisilla ja védhintdan 2-vuotiailla
lapsilla, joilla on tyypin 1 neurofibromatoosi (NF1). Ezmeklya kaytetaan, kun kasvaimet aiheuttavat
oireita (kuten kipua ja heikkoutta), eika niita voida poistaa leikkauksella.

Neurofibromatoosi on harvinainen sairaus, ja Ezmekly nimettiin ns. harvinaislddkkeeksi (harvinaisten
sairauksien hoidossa kaytettava ladke) 25. heindkuuta 2019. Lisatietoa harvinaislaakkeeksi
nimeamisesta on EMAnN verkkosivustolla.

Ezmeklyn vaikuttava aine on mirdametinibi.

Miten Ezmeklya kaytetaan?

Ezmeklya saa ainoastaan laakarin maarayksesta, ja hoidon saa aloittaa laakari, jolla on kokemusta
NF1:n aiheuttamien kasvainten diagnosoinnista ja hoidosta.

Ezmeklya on saatavana kapseleina, jotka nielldan, tai dispergoituvina tabletteina, jotka voidaan
liuottaa veteen. Se otetaan kahdesti vuorokaudessa 12 tunnin valein. Potilaat ottavat ladkettd kolme
viikkoa, minka jalkeen hoito lopetetaan yhden viikon ajaksi. Tata kiertoa toistetaan, kunnes sairaus
pahenee tai haittavaikutukset kdyvat kohtuuttomiksi.

Lisatietoa Ezmeklyn kaytdstd saa pakkausselosteesta, |ddkarilta tai apteekista.

Miten Ezmekly vaikuttaa?

Ezmeklyn vaikuttava aine mirdametinibi on pieni molekyyli, joka vaikuttaa estamalla MEK-nimisen
proteiinin toimintaa. MEK auttaa kontrolloimaan solujen kasvua ja selviytymista. NF1-potilailla MEK on
yliaktiivinen, mika johtaa punosmaisten hermokasvainten kasvuun hermosoluihin. Estamalld MEK-
proteiinin toimintaa mirdametinibi auttaa pienentédmaan nadita kasvaimia.

Official address Domenico Scarlattilaan 6 e 1083 HS Amsterdam e The Netherlands
Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2025. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/how-to-find-us
http://www.ema.europa.eu/contact
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-19-2184

Mita hyotya Ezmeklysta on havaittu tutkimuksissa?

Paatutkimukseen osallistui 114 vahintaan 2-vuotiasta potilasta, joilla oli NF1:n aiheuttama
pleksiforminen neurofibrooma. Nailla potilailla kasvaimia ei voitu poistaa kirurgisesti, ja ne aiheuttivat
oireita. Tassa tutkimuksessa Ezmeklya ei verrattu mihinkdan muuhun hoitoon eika lumehoitoon.

Tehon padasiallisena mittana oli niiden potilaiden osuus, joilla havaittiin hoitovaste Ezmekly-hoitoon.
Potilailla katsottiin olevan hoitovaste, kun kasvaimesta ei ollut merkkeja (taydellinen vaste) tai kun
kasvaimet pienenivat vahintaan 20 prosenttia (osittainen vaste) ja hoitovaste sailyi vahintdan 2-

6 kuukautta.

Lapsista 52 prosentilla (29 potilaalla 56:sta) oli osittainen vaste. Naistd 90 prosentilla vaste sailyi
vahintdan 12 kuukautta ja 48 prosentilla vahintdan 24 kuukautta.

Aikuisista 41 prosentilla (24 potilaalla 58:sta) oli osittainen vaste. Naista 88 prosentilla vaste sailyi
vahintdan 12 kuukautta ja 50 prosentilla vahintaan 24 kuukautta.

Mita riskeja Ezmeklyyn liittyy?

Pakkausselosteessa on luettelo kaikista Ezmeklyn haittavaikutuksista ja rajoituksista.

Aikuisilla Ezmeklyn yleisimmat haittavaikutukset (joita saattaa aiheutua useammalle kuin yhdelle
potilaalle kolmesta) ovat aknetyyppinen dermatiitti (aknea muistuttava ihotulehdus), ripuli,
pahoinvointi, kohonnut veren kreatiinifosfokinaasipitoisuus, tuki- ja liikuntaelinten kipu (lihasten ja
luiden kipu), oksentelu ja vasymys. Ezmeklyn haittavaikutukset voivat olla vakavia. Yleisimmat
haittavaikutukset (joita saattaa aiheutua enintaan yhdelle potilaalle kymmenesta) ovat vatsakipu, tuki-
ja liikuntaelinten kipu ja verkkokalvon laskimotukos.

Lapsilla Ezmeklyn yleisimmat haittavaikutukset (joita saattaa aiheutua useammalle kuin yhdelle
potilaalle kolmesta) ovat kohonnut veren kreatiinifosfokinaasipitoisuus, ripuli, aknetyyppinen
dermatiitti (aknea muistuttava ihotulehdus), tuki- ja liikuntaelinten kipu (lihasten ja luiden kipu),
vatsakipu, oksentelu ja paansarky. Vakavia haittavaikutuksia (joita saattaa aiheutua enintdaan yhdelle
potilaalle kymmenestd) ovat tuki- ja liikuntaelinten kipu.

Miksi Ezmekly on hyvaksytty EU:ssa?

Hyvaksynnan ajankohtana EU:ssa oli hyvaksytty vain yksi ladke pleksiformisten neurofibroomien
hoitoon vahintdan 3-vuotiaille lapsille, joilla on NF1. Ezmekly tarjoaa liséhoitovaihtoehdon, ja sen on
osoitettu olevan tehokas myds hieman nuoremmilla lapsilla, kaksivuotiailla, ja aikuisilla. Sen hyédyn
laajuus on kuitenkin epavarma, koska ladketta ei ole verrattu mihinkdan muuhun hoitoon tai
lumehoitoon, ja potilaita seurattiin alle kolmen vuoden ajan.

Turvallisuuden kannalta useimmat Ezmeklyn haittavaikutukset olivat lievid tai kohtalaisia. Jotkin
harvinaiset mutta vakavat haittavaikutukset saattavat kuitenkin vaikuttaa silmiin ja sydameen. On
epaselvaa, voiko ladke vahingoittaa DNA:ta ja mahdollisesti vaikuttaa syévan kehittymiseen. Tasta on
asianmukainen varoitus valmistetiedoissa. My6s Ezmeklyn pitkan aikavalin turvallisuuteen liittyy
epavarmuustekijoita.

Ezmeklylle on annettu ehdollinen myyntilupa. Tama tarkoittaa, ettd sille on myénnetty myyntilupa
tavanomaista suppeampien tietojen perusteella, koska kyseisessa kayttdaiheessa hoitovaihtoehtoja on
vain vahan. Virasto arvioi, etta varhaisemman markkinoille saattamisen hyéty on suurempi kuin
kayttoon liittyvat riskit sind aikana, kun ladkkeesta odotetaan lisanayttda.
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Lisaksi yhtion on toimitettava Ezmeklysta lisatietoja. Sen on toimitettava pitkdn aikavalin tulokset
ldakkeen turvallisuutta ja tehoa koskevasta paatutkimuksesta seka tulokset tutkimuksesta, jossa
arvioidaan ladkkeen turvallisuutta, kun sitd kaytetaan kliinisessa kaytanndssa. Virasto arvioi vuosittain
mahdollisesti saataville tulevat uudet tiedot.

Miten voidaan varmistaa Ezmeklyn turvallinen ja tehokas kaytto?

Suositukset ja varotoimet, joita terveydenhuollon ammattilaisten ja potilaiden on syyta noudattaa,
jotta Ezmeklyn kayttd olisi turvallista ja tehokasta, sisdltyvat valmisteyhteenvetoon ja
pakkausselosteeseen.

Kuten kaikkien ladkkeiden, myds Ezmeklyn kayttda koskevia tietoja seurataan jatkuvasti. Ezmeklysta
ilmoitetut haittavaikutukset arvioidaan huolellisesti ja kaikki tarvittavat toimet suoritetaan potilaiden
suojelemiseksi.

Muita tietoja Ezmeklysta

Lisatietoja Ezmeklysta on viraston verkkosivustolla osoitteessa
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/Ezmekly.

Tama yhteenveto on paivitetty viimeksi 07-2025.

Ezmekly (mirdametinibi)
EMA/192967/2025 Sivu 3/3



	Mitä Ezmekly on ja mihin sitä käytetään?
	Miten Ezmeklyä käytetään?
	Miten Ezmekly vaikuttaa?
	Mitä hyötyä Ezmeklystä on havaittu tutkimuksissa?
	Mitä riskejä Ezmeklyyn liittyy?
	Miksi Ezmekly on hyväksytty EU:ssa?
	Miten voidaan varmistaa Ezmeklyn turvallinen ja tehokas käyttö?
	Muita tietoja Ezmeklystä

