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Ezmekly (mirdametinib)
Az Ezmekly-re vonatkozé attekintés és az EU-ban valé engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gyogyszer az Ezmekly és milyen betegségek esetén
alkalmazhatoé?

Az Ezmekly-t az idegek mentén noévekvd plexiform neurofibromak, joindulatd (nem rakos) daganatok
kezelésére alkalmazzak felnGtteknél és 2 éves és idGsebb, 1-es tipusu neurofibromatdzisban (NF1)
szenved6 gyermekeknél. A gydgyszert akkor alkalmazzak, ha a daganatok tlineteket (példaul
fajdalmat és gyengeséget) okoznak, és m(itéttel nem tavolithatok el.

Mivel a neurofibromatdzis ,ritkanak” mindstl, ezért az Ezmekly-t 2019. julius 25-én ,ritka betegség
elleni gydgyszerré” (orphan drug) minésitették. Tovabbi informacid a ritka betegség elleni (orphan)
statusszal rendelkezd gyodgyszerekr6l az EMA honlapjan talalhato.

Az Ezmekly hatéanyaga a mirdametinib.

Hogyan kell alkalmazni az Ezmekly-t?

Az Ezmekly csak receptre kaphato, és a kezelést az NF1 altal okozott daganatos betegek
diagnosztizalasaban és kezelésében tapasztalattal rendelkezd orvosnak kell megkezdenie.

Az Ezmekly lenyelhetd kapszula vagy vizben diszpergalhaté tabletta formajaban kaphaté. A gydgyszert
naponta kétszer, 12 éras idékulénbséggel kell bevenni. A betegek 3 hétig szedik a gyogyszert, majd

1 hétre leallnak a kezeléssel. Ezt a ciklust addig kell ismételni, amig a betegség nem sulyosbodik,
illetve a mellékhatasok elfogadhatatlanna nem valnak.

Az Ezmekly alkalmazdasaval kapcsolatban tovabbi informaciéért olvassa el a betegtajékoztatot, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gyodgyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat az Ezmekly?

Az Ezmekly hatéanyaga, a mirdametinib, egy kis molekula, amely a sejtek ndvekedésének és
tulélésének szabdlyozasat segitd, MEK nevli fehérje gatlasaval fejti ki hatasat. Az NF1-ben szenveds
betegeknél a MEK tulmikoédik, ami az idegsejteken taldlhatd plexiform neurofibrémak novekedéséhez
vezet. A MEK gatlasa révén a mirdametinib hozzajarul ezeknek a tumoroknak a zsugorodasahoz.
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Milyen el6nyei voltak az Ezmekly alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy f6 vizsgalatban 114, NF1 altal okozott plexiform neurofibromaban szenvedd, 2 éves és id6sebb
beteg vett részt, akiknél a daganatokat m(itéti Gton nem lehetett eltavolitani és tlineteket okoztak.
Ebben a vizsgélatban az Ezmekly-et nem hasonlitottak 6ssze semmilyen mas kezeléssel vagy
placebdval (hatdéanyag nélkili kezelés).

A hatdsossag f6 mutatdja az Ezmekly-kezelésre reagdld betegek ardnya volt. A betegeket akkor
tekintették Ggy, hogy reagaltak a kezelésre, ha a daganatnak nem volt jele (teljes valasz), vagy ha a
daganat mérete legalabb 20%-kal csokkent (részleges valasz), és a valasz legalabb 2-6 hoénapig
fennmaradt.

Gyermekeknél a betegek 52%-anal (56-bdl 29-nél) alakult ki részleges valasz. Ezek 90%-anal legalabb
12 hdnapig, 48%-anal pedig legalabb 24 hénapig maradt fenn a terapias valasz.

Feln6tteknél a betegek 41%-anal (58-bdl 24-nél) alakult ki részleges valasz. Ezek 88%-anal legalabb
12 hénapig, 50%-anal pedig legalabb 24 hénapig maradt fenn a terapias valasz.

Milyen kockazatokkal jar az Ezmekly alkalmazasa?

Az Ezmekly alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatdban talalhato.

Feln6tteknél az Ezmekly leggyakoribb mellékhatasai (3 beteg kozll tobb mint 1-nél jelentkezhet) az
akneiform dermatitisz (aknészer(i bérgyulladas), a hasmenés, a hanyinger, a kreatin-foszfokinaz enzim
emelkedett vérszintje, a vaz- és izomrendszeri fajdalom (izom- és csontfajdalom), a hanyas és a
faradtsag. Az Ezmekly mellékhatasai sulyosak lehetnek. A leggyakoribb mellékhatasok (10 beteg kozuil
legfeljebb 1-nél jelentkezhet) a hasi fajdalom, a mozgéasszervi fajdalom és a retinavéna-elzarodas (a
retina — a szem hatsé részén talalhato fényérzékeny membran - vénajaban a véraramlas elzarédasa).

Gyermekeknél az Ezmekly leggyakoribb mellékhatasai (3 beteg koézll tobb mint 1-nél jelentkezhet) a
kreatin-foszfokinaz emelkedett vérszintje, a hasmenés, a dermatitisz akneiform, a vaz- és
izomrendszeri fajdalom, a hasi fajdalom, a hanyas és a fejfajas. A sulyos mellékhatasok (10 beteg
kozul legfeljebb 1-nél jelentkezhet) k6zé tartozik a vaz- és izomrendszeri fajdalom.

Miért engedélyezték az Ezmekly forgalomba hozatalat az EU-ban?

A jovahagyas idGpontjaban az EU-ban csak egy gyogyszert engedélyeztek plexiform neurofibroma
kezelésére az NF1-ben szenved6 haroméves és idésebb gyermekeknél. Az Ezmekly egy tovabbi
kezelési lehetOséget kinal, és némileg fiatalabb — kétéves — gyermekeknél és felnétteknél hatékonynak
bizonyult. Az elényds hatasok mértéke azonban bizonytalan, mivel a gydgyszert nem hasonlitottak
0ssze mas kezeléssel vagy placebdval, és a betegeket kevesebb mint 3 évig kisérték figyelemmel.

A biztonsagossagot illetéen az Ezmekly alkalmazasaval kapcsolatban jelentett mellékhatasok tobbsége
enyhe vagy kbzepesen sulyos volt. Néhany ritka, de stlyos mellékhatas azonban hatassal lehet a
szemre és a szivre. Bizonytalansagok meriilnek fel azzal kapcsolatban, hogy a gydgyszer karosithatja-e
a DNS-t és potencialisan hozzajarulhat-e a daganat kialakulasahoz. Erre iranyul a kisérdiratokban
taldlhatd megfelel6 figyelmeztetés. Az Ezmekly hossz( tavu biztonsagossagat illetéen is
bizonytalansagok alinak fenn.

Az Ezmekly-t feltételes forgalombahozatali engedéllyel engedélyezték. Ez azt jelenti, hogy a feltételes
forgalombahozatali engedélyt a szokasosan elGirtaknal 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
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allasdnak el6nyei meghaladjdk a gydgyszer alkalmazasaval jard kockazatokat addig is, amig tovabbi
bizonyitékokra kell varni.

Ezenkivil a vallalatnak tovabbi adatokat kell szolgaltatnia az Ezmekly-r6l. A vallalatnak be kell
nyujtania a gyégyszer biztonsédgossagara és hatdsossagara vonatkozd f6 vizsgalat hosszu tavu
eredményeit, valamint egy olyan vizsgalat eredményeit, amely a gyodgyszer biztonsagossagat értékeli a
klinikai gyakorlatban térténé alkalmazas esetén. Az Ugyndkség évente feliilvizsgal minden Gjonnan
hozzaférhet6 informaciot.

Milyen intézkedések vannak folyamatban az Ezmekly biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabal?

Az Ezmekly biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kdvetendd ajanlasok és ovintézkedések feltlintetésre keriltek az alkalmazasi elGirasban
és a betegtajékoztatdban.

Az Ezmekly alkalmazasaval kapcsolatban felmeriil6 informacidkat — hasonléan minden mas
gyogyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. Az Ezmekly alkalmazasaval 6sszefliggésben
jelentett feltételezett mellékhatasokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas
érdekében a szikséges intézkedéseket meghozzak.

Az Ezmekly-vel kapcsolatos egyéb informacio

Az Ezmekly-vel kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gyodgyszeriigynokség honlapjan talalhato:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/Ezmekly.

Az attekintés utolso aktualizélasa: 07-2025.
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