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Rapamune (szirolimusz)
A Rapamune nevld gyogyszer attekintése és indoklas, hogy miért
engedélyezték az EU-ban

Milyen tipusu gyoégyszer a Rapamune és milyen betegségek esetén
alkalmazhat6?

A Rapamune a szervezetbe Gjonnan belltetett vese kilokédésének megel6zésére alkalmazott
gyogyszer. Olyan felnétteknél alkalmazzak, akiknél alacsony vagy mérsékelt a kilokddés kockazata. A
Rapamune-t ajanlott két-harom hénapig ciklosporinnal és kortikoszteroidokkal (a szervkilokddés
megel6zésére alkalmazott mas gydgyszerekkel) egyutt alkalmazni. Ezt kovetéen a Rapamune a
kezelés folytatasaként alkalmazhat6 kortikoszteroidokkal, de csak akkor, ha a ciklosporin-kezelés
elhagyhato.

A Rapamune-t a szérvanyosan el6forduld limfangioleiomiomatozis (S-LAM) koézepesen sulyos
tiid6ébetegséggel vagy rosszabboddé légzésfunkcioval jaré formajaban szenved6 betegek kezelésére is
alkalmazzak. Az S-LAM egy ritka tiid6betegség, amely stlyosbod6 tiineteket okoz, mint példaul a
Iégszomij. ElsGsorban a fogamzdképes korti néknél fordul el6.

A Rapamune hatéanyaga a szirolimusz.

Hogyan kell alkalmazni a Rapamune-t?

A Rapamune-kezelést megfelel6 képzettséggel rendelkezé transzplantacids szakorvosnak kell
megkezdenie, illetve a kés6bbiekben feltigyelnie. A gydgyszer csak receptre kaphatd.

A Rapamune bels6leges oldat (1 mg/ml) és tablettak (0,5, 1 és 2 mg) formajaban keriil forgalomba.

A szervkilokédés megel6zéséhez az els6 adag rendszerint 6 mg, roviddel a transzplantaciot kdvetéen
alkalmazva, melyet napi egyszeri 2 mg kovet. A kezel6orvos ugy allitja be az adagot, hogy a
szirolimusz a beteg vérében megdfeleld szintet érjen el.

Az S-LAM-ban szenved6 betegek kezelése esetében a Rapamune kezd6 adagja napi 2 mg, majd 10-20
napon belll a kezelGorvos Ggy modositja az adagot, hogy a szirolimusz a beteg vérében megfeleld
szintet érjen el.

30 Churchill Place e Canary Wharf e London E14 5EU e United Kingdom
Telephone +44 (0)20 3660 6000 Facsimile +44 (0)20 3660 5555
Send a question via our website www.ema.europa.eu/contact An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2018. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.



Tovabbi informaciéért a Rapamune alkalmazasardl olvassa el a betegtajékoztatot, vagy kérdezze meg
kezel6orvosat vagy gyogyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat a Rapamune?

A Rapamune hatéanyaga, a szirolimusz, egy immunszuppresszans szer(az immunrendszer aktivitasat
csokkentd gydgyszer). A szirolimusz a szervezetben a sejtek belsejében 1évé fehérjéhez kétédve
~komplexet” hoz létre. Ez a komplex a késGbbiekben géatolja egy masik, ,emlds rapamicin -célpontnak”
(mTOR) nevezett fehérje mikodését. Mivel az mTOR részt vesz az aktivalt T-limfocitak (az atultetett
szerv megtamadasaért felelGs fehérvérsejtek) szaporodasaban, a Rapamune ezen sejtek szamanak
csokkentésével mérsékli a szervkilokédés kockazatat.

Az S-LAM betegségben az mTOR tulm(ikodik, ami a betegséget okoz6 sejtek talzott mértékl
szaporodasat okozza. Az mTOR blokkolasa révén a Rapamune csokkenti ezen sejtek szaporodasat.

Milyen elonyei voltak a Rapamune alkalmazasanak a vizsgalatok soran?
Kilokodés megel6zése

Az Osszesen 1295, veseatiltetésen atesett beteg részvételével végzett két fé vizsgalatban a Rapamune
hatdsosabb volt a placebénal (hatéanyag nélkili kezelés), illetve az azatioprinnél (egy masik
immunszuppressziv gyogyszer). Az 6sszes beteget ciklosporinnal és kortikoszteroidokkal is kezelték, és
a kilokOdés kockazata mindegyikiiknél alacsony vagy mérsékelt volt. A f6 hatékonysagi mutato a
sikertelen kezelések (az Uj vese kilokddése vagy elvesztése, vagy a beteg halala) szama volt 6 honap
utan. Az elsé vizsgalatban a Rapamune-t kiegészitésként kapd betegek 19%-anal (284-bdl 53-nal) volt
sikertelen a kezelés 6 honap utan, mig ez az arany a kiegészitésként azatioprint kap6 betegeknél 32%
volt (161-bdl 52). A méasodik vizsgalatban a Rapamune-t kiegészitésként kap6 betegek 30%-anal
(277-bdl 68-nal) volt sikertelen a kezelés, a kiegészitésként placebdt kapo betegeknél pedig ez az
arany 48% volt (130-bol 62).

Két tovabbi vizsgalatban a kezelés folytatasaként alkalmazott Rapamune-t legfeljebb 5 éven keresztiil
tanulmanyoztak 765 olyan betegnél, akiknél 2-3 honap utan el lehetett hagyni a ciklosporint. A
Rapamune hatasosan segitette el6 az Gj vese megtartasat, ami az (j vese jo mikodésében és a
vérnyomas javulasaban nyilvanult meg a ciklosporin-kezelés elhagyasakor.

S-LAM kezelése

Egy, 81 S-LAM-ban szenvedl beteg részvételével végzett vizsgalatban a légzésfunkcidk javulasa terén
a Rapamune hatasosabb volt a placebénal. A f6 hatékonysagi mutatoé a beteg erdltetett kilégzési
térfogatanak, a FEV;-nek (1 masodperc alatt kilélegezhetd maximalis levegdétérfogat) a valtozasa volt.
A FEV; a Rapamune-nal kezelt betegeknél havonta atlagosan 1 ml-lel javult, szemben a placeb6t kapé
betegek havi 12 ml-es romlaséaval.

Milyen kock&azatokkal jar a Rapamune alkalmazasa?

A Rapamune leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg k&zul tobb mint 1-nél jelentkezhet) a fert6zések,
laz, lassu sebgydgyulas, kulonféle vérsejtek alacsony szama, kilonb6zé anyagok megvaltozott szintjét
mutato6 vérvizsgalat (beleértve az alacsony kalium és foszfat értéket; emelkedett vérzsir, koleszterin,
vércukor és a szovetek lebomlasat, valamint maj- és vesefunkciot jelzé markerek), cukorbetegség,
lymphocele (nyirokfolyadék felhalmozodasa rendszerint az alhasban), fajdalom a test kiilonb6z6
részeiben, szapora szivverés, emelkedett vérnyomas, béllel kapcsolatos problémak, proteinuria
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(fehérje a vizeletben), menstruacids zavarok, 6déma (folyadék felhalmozédasa miatti duzzanat),
kittések és akne.

Azok a betegek, akik allergiasak a foldimogyordra vagy a szoéjara, nem szedhetik a Rapamune
bels6leges oldatot, mivel sz6jaolajat tartalmaz.

A Rapamune alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas, valamint a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatoban talalhato.

Miért engedélyezték a Rapamune forgalomba hozatalat az EU-ban?

Az Eurdpai Gyogyszerigynokség megallapitotta, hogy a Rapamune az alacsony vagy kozepes
kilokddési kockazatl betegeknél hatékony az atultetett vese kilok6désének megel6zésében. Az
Ugynokség kiemelte, hogy nincs jovahagyott gyégyszer az S-LAM kezelésére, és a Rapamune
Iégzésfunkcidra gyakorolt hatasa fontosnak mindsll. Az Ugynokség megallapitotta, hogy a Rapamune
alkalmazasanak el6nyei meghaladjak a kockazatokat, ezért a gyogyszer forgalombahozatali engedélye
az EU-ban kiadhato.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Rapamune biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Rapamune biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetendd ajanlasok és dvintézkedések feltiintetésre keriltek az alkalmazasi elGirdsban
és a betegtajékoztatéban.

A Rapamune alkalmazasa soran jelentkez6 informaciokat — hasonléan minden mas gyogyszerhez —
folyamatosan monitorozzak. A Rapamune alkalmazaséaval 6sszefliggésben jelentett mellékhatasokat
gondosan értékelik és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében a sziikséges intézkedéseket
meghozzak.

A Rapamune-nal kapcsolatos egyéb informacio

2001. marcius 14-én a Rapamune megkapta az Eurépai Uni6 egész teriletére érvényes
forgalombahozatali engedélyt.

Tovabbi informacié a Rapamune gydgyszerrdl az Europai Gydgyszeriigynokség honlapjan talalhato:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports.

Az attekintés utolsé aktualizalasa: 07-2018.
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