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Kérdések és valaszok a Votubia 6 honapos kor folotti
gyermekeknél torténo alkalmazasaval kapcsolatban

Az Eurdpai Gydégyszeriigynokség véglegesitette a Votubia alkalmazasanak hat honapos kor feletti
gyermekeknél a szklerdzis tuberdzaval 6sszefliggé gércsrohamok kezelésére vald kiterjesztésére
vonatkozo kérelem értékelését.

Bar az EMA emberi felhaszndladsra szant gydgyszerekkel foglalkozo6 bizottsaga (CHMP) nem javasolta az
alkalmazas kiterjesztését, gy hatarozott, hogy a kérelemben benyujtott vizsgalatbdl szarmazé
relevans adatokat bele kell foglalni a gyogyszer kisérdirataiba.

Milyen tipusi gydgyszer a Votubia és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté?

A Votubia-t a szklerdzis tuberéza nev(i genetikai betegség altal okozott alabbi, jéindulatd (nem rakos)
daganatok kezelésére alkalmazzak:

e szubependimalis oridssejtes asztrocitoma (SEGA), egy joindulatl agydaganat felnétteknél és
gyermekeknél, ha az agydaganat m(itéti Gton nem tavolithatd el;

e vese-angiomiolipdma nev joindulatl vesedaganat, olyan felnGtteknél, akik ki vannak téve a
sz6védmények kockdzatanak, azonban nincs szitkségik azonnali mitétre.

A gydgyszert kiegészité kezelésként is alkalmazzak olyan, legalabb 2 éves betegeknél, akik a szklerdzis
tuberoézaval 6sszefliggd gorcsrohamokban szenvednek, és mas kezelésekre nem reagaltak. A Votubia-t
parcialis (az agy egyik részében kezdddd), a teljes agyra atterjedé (masodlagos generalizacié) vagy
nem atterjed6 gércsrohamok esetén alkalmazzak.

A Votubia hatéanyaga az everolimusz, és szajon at bevehetd tabletta formajaban kaphato.

A Votubia jelenlegi alkalmazdasaira vonatkozé tovébbi informacidk az Ugynékség weboldalan taldlhatdk:
ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/votubia.

Milyen modositas iranti kérelmet nyajtott be a vallalat?

A vallalat a Votubia alkalmazasanak kiterjesztésére vonatkozd kérelmet nyujtott be a szklerdzis
tuberézaval 6sszefliggd gorcsrohamok kezelésére hat honapos és két éves kor k6zotti gyermekeknél.
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Hogyan fejti ki hatasat a Votubia?

A Votubia hatéanyag, az everolimusz az ,emlds rapamicin-célpont” (mTOR) nev{ enzim gatlasa révén
fejti ki hatasat, amelyrdl Ugy vélik, szerepet jatszik a szklerdzis tuberdézaban szenvedd betegeknél
kialakuld gorcsrohamokban, azonban nem teljesen tisztazott, milyen modon el6zi meg a gyogyszer
ezeket a rohamokat.

Milyen dokumentaciot nyajtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A vallalat nem folytatott le vizsgalatot 6 honapos és 2 éves kor kozotti gyermekek koérében a kérelem
alatamasztasara, hanem ehelyett egy, id6ésebb gyermekek és felnéttek részvételével lefolytatott
vizsgalatokbol szarmazd adatokat felhasznald matematikai modell segitségével megbecsiilték, mekkora
lenne a Votubia vérszintje az ilyen kord gyermekeknél.

Milyen kovetkeztetéseket vont le az EMA?

Az Ugynékség megjegyezte, hogy a modell hibahatara tilsdgosan nagy volt, vagyis a modell predikcioi
a megfelel6 dozisra vonatkozdan nem tekintheték kelléen pontosnak ahhoz, hogy alatéamasszak a
Votubia alkalmazasanak kiterjesztését fiatalabb (6 hdonapos és 2 éves kor kozétti) gyermekeknél valo
alkalmazasra.

Bar a Votubia-t emiatt nem fogjak engedélyezni ebben a korcsoportban, a Votubia felirdsara vonatkozo
informacidéit aktualizalni fogjak a relevans adatokkal.

Milyen kovetkezményekkel jar ez azokra a betegekre nézve, akik részt
vesznek klinikai vizsgalatokban vagy engedélyezés elotti alkalmazasi
programokban?

A vallalat tdjékoztatta az Ugynékséget, hogy nincs kdvetkezmény a Votubia-val végzett klinikai
vizsgalatokban vagy engedélyezés el6tti alkalmazasi programban részt vevd betegekre nézve.

Ha On ilyen klinikai vizsgélatban vagy engedélyezés elétti alkalmazasi programban vesz részt és
kezelését illetéen tovabbi informaciora van sziiksége, vegye fel a kapcsolatot kezel6orvosaval.
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