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Oxbryta (voxelotor)
Az Oxbryta-ra vonatkozo attekintés és az EU-ban valdé engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gyodgyszer az Oxbryta és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté?

Az Oxbryta-t a legalabb 12 éves, sarldsejtes betegségben szenvedd betegeknél fellép6é hemolitikus
anémia (a vorosvérsejtek tulzott lebomlédsa) kezelésére alkalmazzak. Az Oxbryta alkalmazhaté
6nmagaban vagy a sarldsejtes betegség kezelésére szolgald masik gydgyszerrel, a hidroxi-karbamiddal
egydutt.

A sarldsejtes betegség egy genetikai eredetli betegség, amely soran az betegek szervezetében a
hemoglobin (a vorosvérsejtekben az oxigént szallité fehérje) egy kéros formaja termelédik. A
vOrosvérsejtek rugalmatlanna és ragaddssa valnak, és formajuk korong alakurdl sarlé alakura valtozik.
Mivel a sarlosejtes betegség ,ritkdnak” mindsll, ezért a Oxbryta-t 2016. november 18-an ,ritka
betegség elleni gydgyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacié a ritka betegség elleni
(orphan) statusszal rendelkez6 gydgyszerekrdl itt talalhatd:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-16-1769.

Az Oxbryta hatéanyaga a voxelotor.

Hogyan kell alkalmazni az Oxbryta-t?

Az Oxbryta csak receptre kaphatd, és a kezelést a sarldsejtes betegség kezelésében tapasztalattal
rendelkez6 orvosnak kell megkezdenie.

A gydgyszer szajon at alkalmazando tabletta formajaban kaphato, és a szokasos javasolt adagja
naponta egyszer 1500 mg.

Az Oxbryta alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatét, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gydgyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat az Oxbryta?

Sarlosejtes betegségben a vorosvértestek sarlo alakiva valnak, amikor a rendellenes hemoglobin
oxigént ad le, majd Gsszetapad és merev lancokat képez, amelyek a sejtek alakvaltozasat és gyorsabb
lebomlasat okozzak. Ez a vérerek esetleges elzarédasa mellett a vorosvértestek szamanak
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csOkkenéséhez és a szervezetben oxigént szallitani képes miikodé hemoglobin mennyiségének
csOkkenéséhez vezet. Az Oxbryta hatdanyaga, a voxelotor azaltal fejti ki hatasat, hogy javitja a
hemoglobin oxigénmegtarté képességét, és megakadalyozza, hogy a hemoglobin lancokat alkosson. Ez
segit a vorosvértestek normalis alakjanak és rugalmassaganak megtartasaban, csokkenti azok tulzott
mértékl lebomlasat és meghosszabbitja azok élettartamat.

Milyen el6nyei voltak az Oxbryta alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Az Oxbryta-rél egy 247, 12 és 64 év kozotti, sarldésejtes betegségben szenved6 beteg bevonasaval
végzett f6 vizsgalatban igazoltak, hogy cstkkenti a hemolitikus anémiat. A betegek Oxbryta-t vagy
placebodt (hatdanyag nélkuli kezelést) kaptak, illetve, ha mar részeslltek hidroxi-karbamid-kezelésben,
folytathattak azt. A kezelés kezdetén a vérben mért atlagos hemoglobinszint 8,5 g/dl volt. 24 hetes
kezelést kovetben a napi 150 mg Oxbryta-t kapo csoport korilbelil 51%-anal (90 betegbdl 46-nal) a
hemoglobinszint legalabb 1 g/dl-rel javult, szemben a placebdt szedd betegek 6,5%-aval (92 betegbdl
6-nal). Egyéb mérések szintén a vorosvértestek lebomlasanak csokkenését mutattak az Oxbryta
alkalmazasa esetén.

Milyen kockazatokkal jar az Oxbryta alkalmazasa?

Az Oxbryta leggyakoribb mellékhatdsai (10 beteg kozul tobb mint 1-nél jelentkezhet) a fejfajas, a
hasmenés és a hasi fajdalom. A legsulyosabb mellékhatasok, amelyek 100 beteg kozil koértlbeltl 1-nél
jelentkeznek, a fejfajas és a tulérzékenységi (allergias) reakciok.

Az Oxbryta alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatds és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatoban talalhaté.

Miért engedélyezték az Oxbryta forgalomba hozatalat az EU-ban?

A sarldsejtes betegség jelenlegi kezelése mar magaban foglal olyan gydgyszereket, amelyekkel
megel6zhetbk a fajdalmas krizisek, amikor a sarlosejtek elzarjak a Iétfontossagu szervek vérellatasat.
Orvosi szempontbdl azonban megoldatlan szlikség mutatkozik a betegséggel jard vérszegénység
kezelésére, ami faradtsaghoz és krénikus fajdalomhoz, valamint egyéb szévédményekhez vezet. Az
Oxbryta a hemoglobinszint ndvelésével és a vorosvértestek lebomlasanak csokkentésével igazoltan
enyhiti a vérszegénységet. Egyel6re nem vilagos, hogy ez milyen mértékben javitja a klinikai tineteket
és az életmindséget hosszabb tavon, mivel a gydgyszer hatasa csokkentheti a hemoglobin arra valé
képességét is, hogy oxigént juttasson a szervezet szdveteibe. Mindazonaltal, mivel a mellékhatasok
korlatozottnak és kezelhetének tlinnek, az Eurdpai Gydgyszeriigynokség megallapitotta, hogy az
Oxbryta alkalmazasanak elényei meghaladjak a kockazatokat, ezért a gydgyszer forgalombahozatali
engedélye az EU-ban kiadhato.

Milyen intézkedések vannak folyamatban az Oxbryta biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

Az Oxbryta biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségiigyi szakemberek és a
betegek altal kovetendd ajanlasok és dvintézkedések feltiintetésre kerlltek az alkalmazasi elbirdsban
és a betegtajékoztatoban.

Az Oxbryta alkalmazasaval kapcsolatban felmeriil6 informacidkat - hasonléan minden mas
gyogyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. Az Oxbryta alkalmazasaval 6sszefliggésben jelentett
feltételezett mellékhatdsokat gondosan értékelik és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében a
szlikséges intézkedéseket meghozzak.
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Az Oxbryta-val kapcsolatos egyéb informacioé

Az Oxbryta-val kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gydgyszertigynokség honlapjan taldlhaté:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/oxbryta.

Oxbryta (voxelotor)
EMA/2113/2022 3/3


https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/oxbryta

	Milyen típusú gyógyszer az Oxbryta és milyen betegségek esetén alkalmazható?
	Hogyan kell alkalmazni az Oxbryta-t?
	Hogyan fejti ki hatását az Oxbryta?
	Milyen előnyei voltak az Oxbryta alkalmazásának a vizsgálatok során?
	Milyen kockázatokkal jár az Oxbryta alkalmazása?
	Miért engedélyezték az Oxbryta forgalomba hozatalát az EU-ban?
	Milyen intézkedések vannak folyamatban az Oxbryta biztonságos és hatékony alkalmazásának biztosítása céljából?
	Az Oxbryta-val kapcsolatos egyéb információ

