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EPAR-Osszefoglalé a nyilvanossag szamara

Raxone
idebenon

Ez a dokumentum a Raxone-ra vonatkozé eurdpai nyilvanos értékel6 jelentés (EPAR) 6sszefoglaldja.
Azt mutatja be, hogy az Ugynokségnek a gyodgyszerre vonatkozoé értékelése miként vezetett az EU-ban
érvényes forgalomba hozatali engedély kiadasat tdmogaté véleményéhez és az alkalmazasi feltételekre
vonatkozo ajanlasaihoz. A dokumentum nem tekinthetd gyakorlati dtmutaténak a Raxone
alkalmazasara vonatkozoéan.

Amennyiben a Raxone alkalmazasaval kapcsolatban gyakorlati informéaciéra van sziiksége, olvassa el a
betegtajékoztatdt, illetve forduljon kezelGorvosahoz vagy gyogyszerészéhez.

Milyen tipusu gyogyszer a Raxone és milyen betegségek esetén
alkalmazhato?

A Raxone egy olyan gyogyszer, amelyet a latasromlas kezelésére alkalmaznak Leber-féle 6rokletes
optikus neuropatiaban (LHON), egy progressziv latasvesztéssel jard, 6roklott betegségben szenvedd
felnotteknél és 12 évesnél idésebb serdlilGknél. A Raxone hatéanyaga az idebenon.

Mivel a Leber-féle 6rokletes optikus neuropatidban szenvedd betegek szama alacsony, a betegség
Jritkdnak” mindsul, ezért a Raxone-t 2007. februar 15-én ,ritka betegség elleni gyégyszerré” (orphan
drug) mindsitették.

A Raxone egy ,hibrid gydgyszer”. Ez azt jelenti, hogy hasonlé egy ,referencia-gyégyszerhez“, amely
ugyanazt a hatéanyagot tartalmazza, de a Raxone-ban az idebenon hataserdssége klilonbo6zik. A
Raxone referencia-gyoégyszere a Mnesis (45 mg-os tablettak).
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Hogyan kell alkalmazni a Raxone-t?

A Raxone csak receptre kaphatd, és a kezelést az LHON terlletén tapasztalattal rendelkezd orvosnak
kell megkezdenie és feliigyelnie. A Raxone 150 mg-os tabletta formajaban kaphato, és a javasolt adag
naponta haromszor két tabletta étkezés kézben bevéve.

Hogyan fejti ki hatasat a Raxone?

A Raxone hatéanyaga, az idebenon egy antioxidans szer, amely a mitokondriumokra hat (ezek a sejtek
belsejében talalhatd azon struktirak, amelyek a sejt miikddéséhez sziikséges energiat termelik). Az
LHON-ben szenvedd betegeknél a mitokondriumok genetikai anyaganak mutacidja (hibaja) all fenn. Ez
azt jelenti, hogy a mitokondriumok nem mikdédnek megfeleléen az energiatermeléshez, és az oxigén
toxikus formait (szabad gyokoket) allitanak el6, amelyek karositjak a szem latashoz sziikséges
idegsejtjeit. Ugy hiszik, hogy az idebenon azaltal segit javitani az energiatermelést, hogy visszaallitja a
mitokondrialis funkciot, és igy megakadalyozza az LHON betegségben megjelené sejtkarosodast és a
latasvesztést.

Milyen elényei voltak a Raxone alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A Raxone-t egy f6 vizsgalatban tanulményoztadk 85, LHON betegségben szenvedl beteg részvételével,
amelyben 24 héten keresztll placebdval (hatéanyag nélkili kezelés) hasonlitottak 6ssze. A f6
hatékonysagi mutato a latas javulasa volt, leginkabb az alapjan, hogy hany betlit voltak képesek a
betegek elolvasni a standard latasvizsgalo tablan. A vizsgalat végére a Raxone-val kezelt betegek
atlagosan 3-6 betlivel tobbet tudtak elolvasni, mint a placebdval kezelt betegek. Tovabba egyes
betegek, akiket a vizsgalat kezdetén ,tablavizus nélklliként" osztalyoztak (egy betlit sem képesek
elolvasni a tablan), a kezelés utan végzett latasvizsgalat soran képesek voltak legalabb egy sort
elolvasni, amit szintén klinikailag fontosnak tartottak. Tovabba a Raxone-val kezelt betegek 30%-anal
(53-bdl 16) klinikailag relevans latasjavulas kévetkezett be legalabb az egyik szemen, mig a placebo
csoportban ez az arany 10% (29-bdl 3) volt.

A Raxone elényeire vonatkozé tovabbi alatamaszté adatok egy kiterjesztett hozzaférési programbol
szarmaztak, amely révén a Raxone-t elérhetOvé tették a klinikai vizsgalatban részt nem vevé egyes
betegek szamara is, valamint egy esetjegyzék-kutatasboél, amely magaban foglalt kezelésben nem
részesllé LHON betegektdl szarmazd adatokat.

Ezen adatok elemzése kdvetkezetes mintat mutatott, miszerint altalanossagban a Raxone-val kezelt
betegek nagyobb hanyadanal kovetkezett be latasjavulas, mint a nem kezelt vagy placebéval kezelt
betegek esetében.

Milyen kockazatokkal jar a Raxone alkalmazéasa?

A Raxone leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kézul tébb mint 1-nél jelentkezhet) a nazofaringitisz és
a kohodgés. Az enyhe vagy mérsékelt hasmenés és a hatfajdalom szintén gyakori (10 beteg kézil
legfeljebb 1-nél fordul elg).

A Raxone alkalmazasaval kapcsolatos 6sszes mellékhatas és korlatozas teljes felsorolasa a
betegtajékoztatdéban talalhaté.
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Miért engedélyezték a Raxone forgalomba hozatalat?

Az Ugynokséghez tartozé emberi felhasznalasra szant gyogyszerek bizottsaga (CHMP) megallapitotta,
hogy a Raxone alkalmazasanak el6nyei meghaladjak a kockazatokat, ezért javasolta a gyogyszer EU-
ban valé alkalmazasanak jévahagyasat.

A bizottsag megallapitotta az LHON betegek latasvesztésének megelbzésére vagy visszaforditasara
szolgald kezelések hidnyat. A f6 vizsgalat eredményei a Raxone-val kezelt betegeknél a latas javulasat
igazoltak, és ezt az el6ny0s hatasra utalo trendet egy kiterjesztett hozzaférési programbol és egy
esetjegyzék-kutatasbdl szarmazé kiegészité adatok is alatdmasztottdk. A Raxone biztonsagossagat
illetéen a gydgyszer alkalmazasa kapcsan el6fordulé mellékhatasok tobbsége enyhe vagy mérsékelt
sulyossagu volt.

A Raxone forgalomba hozatalat ,kivételes kérilmények” kézott engedélyezték. Ez azt jelenti, hogy a
betegség alacsony el6forduldsi ardanya miatt nem lehetett teljes kor(i informaciot gy(lijteni a Raxone-rol.
Az Eurépai Gydgyszeriigynokség évente feltilvizsgal minden Gjonnan hozzaférhetd informaciot, és
szlUkség esetén aktualizalja ezt az 6sszefoglalot.

Milyen informaciok varhaték még a Raxone-val kapcsolatban?

Mivel a Raxone forgalomba hozatalat kivételes korilmények kozott engedélyezték, a Raxone-t
forgalmazo vallalat tovabbi vizsgalatokat fog végezni a Raxone hosszuUtavu hatasai és biztonsagossaga
vonatkozasaban, valamint létrehozza és fenntartja a Raxone-val kezelt LHON betegek regiszterét.

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

A Raxone lehet6 legbiztonsdgosabb alkalmazasanak biztositasa céljabdl kockazatkezelési tervet
dolgoztak ki. A terv alapjan a Raxone-ra vonatkozd alkalmazasi elGirast és betegtajékoztatét a

biztonsagos alkalmazassal kapcsolatos informacidkkal egészitették ki, ideértve az egészségugyi
szakemberek és a betegek altal kovetendd, megfelel6 dvintézkedéseket.

Tovabbi informacié a kockazatkezelési terv 6sszefoqglaléjaban talalhatoé.

A Raxone-val kapcsolatos egyéb informacio

A Raxone-ra vonatkozo teljes EPAR és kockazatkezelési terv dsszefoglaldja az Ugynokség weboldalan
taldlhaté: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports
Amennyiben a Raxone-val torténd kezeléssel kapcsolatban bévebb informaciéra van sziiksége, olvassa
el a (szintén az EPAR részét képezd) betegtajékoztatdt, illetve forduljon kezel6orvosahoz vagy

gyogyszerészéhez.

A ritka betegségek gyogyszereivel foglalkozé bizottsag Raxone-ra vonatkozé véleményének
dsszefoglaloja az Ugynokség weboldalan talalhato: ema.europa.eu/Find medicine/Human

medicines/Rare disease designation
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http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/EPAR_-_Risk-management-plan_summary/human/003834/WC500188855.pdf
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/003834/human_med_001900.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000107.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000107.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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