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Duvyzat (givinosztat)
A Duvyzat-ra vonatkozé attekintés és az EU-ban vald engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusd gydgyszer a Duvyzat és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté6?

A Duvyzat-ot 6 éves és idGsebb, Duchenne-féle izomsorvadasban szenvedd, sétalni tudd és
kortikoszteroidokkal mar kezelt személyek kezelésére alkalmazzak. A Duchenne-féle izomsorvadas egy
genetikai rendellenesség, amely fokozatosan gyengeséget és izomfunkcié-vesztést okoz.

Mivel a Duchenne-féle izomsorvadas ,ritkanak” mindsll, ezért a Duvyzat-ot 2012. jdlius 4-én ,ritka
betegség elleni gyodgyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacié a ritka betegség elleni
(orphan) statusszal rendelkez6 gyodgyszerekrdl az EMA honlapjan talalhato.

A Duvyzat hatdanyaga a givinosztat.
Hogyan kell alkalmazni a Duvyzat-ot?

A Duvyzat csak receptre kaphato, és a Duchenne-féle izomsorvadasban szenveds betegek kezelésében
jartas orvosnak kell felirnia.

A Duvyzat folyadék formajaban kaphatd, amelyet szajon at, naponta kétszer, étkezés kdzben kell
bevenni. A Duvyzat-kezelés megkezdése el6tt az orvosok ellenérzik, hogy a betegek vérlemezkeszama
(a vérlemezkék a véralvadast elGsegitd 0sszetevdk) megfelel6-e. A kezelés soran a trombocita- és
trigliceridszinteket rendszeresen ellendrizni kell, és el6fordulhat, hogy a Duvyzat doézisat az
eredmények alapjan médositani kell. Azoknal a betegeknél, akik a kezelés soran hasmenést (naponta
tobb mint 4 széklet) tapasztalnak, sziikség lehet a Duvyzat adagjanak modositasara is.

A Duvyzat alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatot, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gyogyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat a Duvyzat?

A Duvyzat hatdanyaga, a givinosztat gatolja egyes, hiszton-deacetildzoknak (HDAC) nevezett enzimek
aktivitasat, amelyek a gének leolvasasanak és a fehérjék el6allitasahoz valé felhasznalasanak modjat
szabdlyozzak, beleértve az izomhelyredllitdsban részt vevé enzimeket is.
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Ugy vélik, hogy a sorvadt izomsejtek fokozzak a HDAC aktivitasat, csdkkentve az izmok
helyreallitasara szolgald fehérjék termelddését, ami gyulladashoz, hegesedéshez és vastagodashoz,
valamint az izmok zsirfelhalmozdédasahoz vezet.

A HDAC aktivitdsadnak gatlasaval a givinosztat el6segiti az izomjavitasban szerepet jatszé fehérjék
termel6désének helyreallitasat, csokkenti az izomkarosodast és hozzajarul a betegség
stlyosbodasanak lassitasahoz.

Milyen el6nyei voltak az Duvyzat alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy f6 vizsgalatban, amelyet 6 éves és id0sebb, Duchenne-féle izomsorvadasban szenvedd, jaroképes
és kortikoszteroidokkal kezelt filkkal végeztek, a Duvyzat lelassitotta a betegek jarasképességének
romlasat.

A vizsgalatban 81 fil Duvyzat-ot, 39 pedig placebot (hatdanyag nélklli kezelést) kapott, és mindkét
kezelést kortikoszteroiddal egészitették ki. A hatasossag f6 mutatdja a betegek jarasképességének
valtozasa volt, amelyet a 4 1épcs6n torténd felmenetelhez szikséges idével mértek.

18 hdnapos kezelést kévetden a Duvyzat-ot szed6 betegeknél atlagosan 1,25 masodperccel hosszabb
volt a négy lépcsén torténd felmenetel. A placebdt kapd betegeknél nagyobb volt a névekedés,
atlagosan 3,03 masodperccel hosszabb ideig tartott.

Milyen kockazatokkal jar a Duvyzat alkalmazasa?

A Duvyzat alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatdban talalhato.

A Duvyzat leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kozll tébb mint 1-nél jelentkezhet) a hasmenés, a
hasi fajdalom, a trombocitopénia (alacsony vérlemezkeszam), a hanyas és a hipertrigliceridémia (a
trigliceridek, egy zsirfajta magas vérszintje).

Miért engedélyezték a Duvyzat forgalomba hozatalat az EU-ban?

Az engedélyezés id6pontjaban a kortikoszteroidok voltak az egyetlen olyan gydgyszerek, amelyeket a
Duchenne-féle izomsorvadas kezelésére alkalmaztak. A vizsgalat eredményei alapjan a Duvyzat
varhatdan lelassitja a betegség progresszidjat, kilondsen akkor, ha koran kezdik meg. Ugyanakkor
bizonytalansagok alltak fenn a Duvyzat hatasanak mértékét illetéen, ezért az Eurdpai
Gyogyszerligynokség tovabbi vizsgalatok elvégzését kérte a gydgyszer hatékonysaganak igazolasara.
A Duvyzat mellékhatdsai tobbnyire enyhék vagy mérsékeltek voltak, és kezelhetének tekinthet6k. Az
Eurdpai Gydgyszerligynokség megallapitotta, hogy a Duvyzat alkalmazasanak elényei meghaladjak a
kockazatokat, ezért a gyogyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.

A Duvyzat-ot feltételes forgalombahozatali engedéllyel engedélyezték. Ez azt jelenti, hogy a feltételes
forgalombahozatali engedélyt a szokasosan elbirtaknal kevésbé atfogd adatok alapjan adjak ki olyan
gyogyszerek esetében, amelyek egyes sulyos betegségek kezelésére vonatkozdan kielégitetlen
gydgyszerigényt elégitenek ki. Az Ugynékség Ugy véli, hogy a gydgyszer korabbi rendelkezésre
alldasanak elényei meghaladjak a gydgyszer alkalmazasaval jard kockazatokat addig is, amig tovabbi
bizonyitékokra kell varni.

A vallalatnak tovabbi adatokat kell szolgaltatnia a Duvyzat-ra vonatkozdan. Két vizsgalat eredményeit
kell benyujtania a gydgyszer biztonsagossaganak és - tobbek klizitt hoszzu tavu - hatdsossaganak
igazolasara. Az Ugynékség évente feliilvizsgdl minden Ujonnan hozzaférhetd informacidt.
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Milyen intézkedések vannak folyamatban a Duvyzat biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Duvyzat biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségiigyi szakemberek és a
betegek altal kovetendd ajanlasok és dvintézkedések feltlintetésre kerliltek az alkalmazasi el6irasban
és a betegtajékoztatdban.

A Duvyzat alkalmazasaval kapcsolatban felmeriilé informacidkat - hasonléan minden mas
gyégyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. A Duvyzat alkalmazasaval 6sszefliiggésben jelentett
feltételezett mellékhatédsokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében
a szikséges intézkedéseket meghozzak.

A Duvyzat-val kapcsolatos egyéb informacio

A Duvyzat-val kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gyogyszerligynokség honlapjan talalhato:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/duvyzat.
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