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Defitelio (defibrotid)

A Defitelio-ra vonatkozo attekintés és az EU-ban valé engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gydgyszer a Defitelio és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté?

A Defitelio a hemopoetikus (vér-) Gssejt-transzplantacioban részesilé betegeknél kialakuld sulyos
venoocclusiv betegség (VOD) kezelésére alkalmazott gydgyszer. A VOD egy olyan allapot, amelynek
soran a maj vénai elzarédnak és ez a maj miikodési zavarahoz vezet. A Defitelio felnGtteknek és
legalabb egy honapos gyermekeknek adhatd.

A Defitelio hatdanyaga a defibrotid.

Mivel a VOD ,ritkanak” mindslil, ezért a Defitelio-t 2004. julius 29-én ,ritka betegség elleni
gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacié a ritka betegség elleni (orphan)
statusszal rendelkezd gydgyszerekrol itt taldlhatd: ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/Rare disease designation.

Hogyan kell alkalmazni a Defitelio-t?

A Defitelio csak receptre kaphatd gyogyszer, amelyet a vér-Gssejt transzplantacioval jard
szovédmények kezelésében tapasztalt orvosnak kell felirnia és beadnia. Naponta négyszer kell 2 éra
alatt vénas infuzidéban beadni. Az adag a beteg testsulyatdl fiigg. A kezelést minimum 3 hétig kell
végezni, és addig kell folytatni, amig a beteg tlinetei meg nem szlinnek. A Defitelio alkalmazasaval
kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatot, illetve kérdezze meg kezelGorvosat
vagy gyogyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat a Defitelio?

A VOD altalaban a ,myeloablativ kemoterapia” szovédménye, amelyet vér-Gssejt transzplantacio elott
adnak. A myeloablativ kemoterapia eltavolitja a sejteket a beteg csontvel6jébsl az egészséges Ossejtek
befogadasa el6tt. Az ehhez a kezeléshez alkalmazott gydgyszerek karosithatjak a majban 1évo
véredények falat, ami a VOD-re jellemz6 vérrogképzédéshez és érelzardédashoz vezet.
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A Defitelio hatdéanyaga, a defibrotid, fokozza a vérrogok lebontasat. Emellett a defibrotid védi a
véredények falat alkotd sejteket is.

Milyen elényei voltak a Defitelio alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A sulyos VOD magas, legaldbb 75%-0s haldlozasi arannyal jar. Egy f6 vizsgalatban, amelyet 102, vér-
Ossejt transzplantaciét kovetden kialakult sulyos VOD-ben szenved6 beteg részvételével végeztek, a
Defitelio-t standard tamogatd ellatasban részesiilt betegek korabbi adataival hasonlitottak Gssze. A
Defitelio 100 nappal a transzplantacio utadn 62%-ra csokkentette a haldlozasi aranyt és a betegek
24%-anal a sulyos VOD tiineteit 100 nap elteltével teljesen megszintette.

A Defitelio el6nyeit egy egyestilt allamokbeli betegnyilvantartasbdl szarmazé adatok (szabvanyositott
formaban gy(jtott betegadatok) is alatamasztjadk, melyek szerint azok a vér-Gssejt transzplantaciot
kévetben kialakult sulyos VOD-ben szenvedd betegek, akik Defitelio-t és standard ellatast kaptak, jobb
eredményeket mutattak, mint akik csak standard ellatasban részesiiltek, beleértve a magasabb 100
napos tulélési aranyt (39%, illetve 31%) és azon betegek magasabb aranyat, akiknél a VOD tlinetei
megszlintek (51%, illetve 29%).

Milyen kockazatokkal jar a Defitelio alkalmazasa?

A Defitelio leggyakoribb mellékhatdsai az alacsony vérnyomas és a vérzés. A Defitelio alkalmazasaval
kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas teljes felsoroldsa a betegtajékoztatéban talalhato.

A Defitelio-t nem szabad vérrogok lebontasara szolgalé egyéb gydgyszerrel egyitt alkalmazni. A
korlatozasok teljes felsoroldsa a betegtajékoztatéban talalhato.

Miért engedélyezték a Defitelio forgalomba hozatalat az EU-ban?

Az Eurdpai Gydgyszeriigynokség megallapitotta, hogy a Defitelio alkalmazasanak elényei meghaladjak
a kockazatokat, ezért a gydgyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd. Bizonyitast nyert, hogy a
Defitelio a sulyos VOD-ben szenved6 betegeknél javitja a tulélés esélyét. Bar nem volt lehetséges egy
olyan vizsgalat lefolytatdsa, amely koézvetlen 0sszehasonlitast tett volna lehet6vé a Defitelio és a
placebo (hatéanyag nélkili kezelés) kozott, a vallalat elegend6 adatot szolgaltatott annak igazolasara,
hogy a gydgyszer fokozza a betegek tulélési esélyeit. A tapasztalt mellékhatasokat - példaul a vérzést
- kezelhet6nek tekintették, és teljes bizonyossaggal nem volt megallapithatd, hogy azokat a Defitelio
okozta-e.

A Defitelio forgalomba hozatalat ,kivételes korilmények” kozott engedélyezték. Ez azt jelenti, hogy a
betegség alacsony el6forduldsi aranya miatt nem lehetett teljes korl informaciot gy(ijteni a Defitelio-
rél. Az Eurdpai Gyogyszeriigynokség évente fellilvizsgal minden Ujonnan hozzaférhet6 informaciot, és
szlikség esetén aktualizalja ezt az attekintést.

Milyen informacidk varhatok még a Defitelio-val kapcsolatban?

Mivel a Defitelio forgalomba hozatalat kivételes korlilmények kozott engedélyezték, a gyodgyszert
forgalmazo vallalatnak be kell mutatnia egy olyan, a gydgyszer biztonsagossagat tanulmanyozd,
folyamatban 1évé vizsgalat eredményeit, amelyben azt hemopoetikus Gssejt-transzplantaciéban
részesllo feln6tteknél és gyermekeknél a VOD megel6zésére alkalmazzak. Emellett a vallalat elemezni
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Milyen intézkedések vannak folyamatban a Defitelio biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Defitelio biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetend6 ajanlasok és dvintézkedések feltlintetésre kertiltek az alkalmazasi el6irdsban
és a betegtajékoztatdban.

A Defitelio alkalmazasaval kapcsolatban felmer(il6 informacidkat - hasonléan minden mas
gyogyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. A Defitelio alkalmazasaval 6sszefliggésben jelentett
mellékhatasokat gondosan értékelik és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében a szlikséges
intézkedéseket meghozzak.

A Defitelio-val kapcsolatos egyéb informacio

2013. oktéber 18-an a Defitelio az Eurdpai Unid egész terliletére érvényes forgalombahozatali
engedélyt kapott.

A Defitelio-val kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gydgyszerligynokség honlapjan taldlhato:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports.

Az attekintés utols6 aktualizdlasa: 10-2019.
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