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EPAR-Osszefoglalé a nyilvanossag szamara

Siklos

hidroxi-karbamid

Ez a dokumentum a Siklos-ra vonatkozo eurdpai nyilvanos értékeld jelentés (EPAR) 6sszefoglaldja. Azt
mutatja be, hogy az emberi felhasznalasra szant gyodgyszerek bizottsaganak (CHMP) a gyogyszerre
vonatkozo6 értékelése miként vezetett a forgalomba hozatali engedély kiadasat tamogatd véleményéhez
és a Siklos alkalmazasi feltételeire vonatkozé ajanlasaihoz.

Milyen tipusu gyogyszer a Siklos?

A Siklos egy hidroxi-karbamid nev(i hatéanyagot tartalmazd gyogyszer. Tabletta (100 és 1 000 mg)
formajaban kaphatd. Az 1000 mg-os tablettan specialis torévonal talalhato, hogy kénnyen négy
egyenld részre lehessen osztani.

Milyen betegségek esetén alkalmazhato6 a Siklos?

A Siklos-t feln6tteknél, serduléknél és két évnél idésebb gyermekeknél alkalmazzak a sarlésejtes
szindréma, egy orokletes betegség kezelésére, amely esetében a vorosvérsejtek rugalmatlanna és
ragadossa valnak, és formajuk korong alakurol sarlé alakura valtozik. Ismétlédo, fajdalmas vazo-
okkluziv krizisek megel6zésére alkalmazzak, amelyek akkor jelentkeznek, ha a rendellenes
vorosvérsejtek elzarjak a vérereket, korlatozva ezzel az adott szerv vérellatasat. Ezek felléphetnek akut
mellkasi szindréma, egy életveszélyes allapot formajaban, amely soran a betegnek hirtelen mellkasi
fajdalma, laza, nehézlégzése jelentkezik, illetve a rontgenfelvételen a tidében folyadék lathato.

Mivel a sarldsejtes szindrdmaban szenvedd betegek szama alacsony, a betegség ritkanak mindstil,
ezért a Siklos-t 2003. julius 9-én ,ritka betegség elleni gydgyszerré” (orphan drug) mindsitették.

A gyoégyszer csak receptre kaphato.
Hogyan kell alkalmazni a Siklos-t?

A Siklos-kezelést a sarlésejtes szindréma kezelésében jartas orvosnak kell megkezdenie.
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A Siklos-t naponta egyszer kell bevenni, lehet6leg a reggeli étkezés el6tt. A kezd6 adag altalaban
testsuly-kilogrammonként 15 mg, amelyet a legmegfelel6bb hataserésségli (100 vagy 1000 mg)
tablettak alkalmazasaval, sziikség esetén az 1000 mg-os tabletta negyedekre (250 mg) osztasaval kell
Osszeadllitani. A dézist a kezelésre adott valasznak megfeleléen kell kiigazitani Ugy, hogy a szokasos napi
adag testsuly-kilogrammonként 15 és 30 mg kozott legyen. Kivételes esetekben maximum 35 mg
testsuly-kilogrammonkénti napi dézis fogadhato el, amennyiben a beteg vérében a mellékhatasokat
figyelik. Olyan betegek esetében, akik nem reagalnak erre a dézisra, vagy mellékhatasok jelentkeznek
naluk, be kell fejezni, vagy fel kell fliggeszteni a kezelést. A Siklos adagjat csokkenteni kell enyhe vagy
kozépsulyos vesebetegségben szenvedd betegeknél. Tovabbi informacié a betegtajékoztatéban
talalhato.

Hogyan fejti ki hatasat a Siklos?

A Siklos hatdéanyaga, a hidroxi-karbamid, gatolja bizonyos sejtek, pl. a vérsejtek névekedését és
szaporodasat. Bar ennél a betegségnél mikodésének pontos mddja nem ismert, a hidroxi-karbamid
képes a vérben keringd sejtek szamanak csokkentésére, valamint képes megelézni a vorosvérsejtek
alakvaltozasat a sarldsejtes vérszegénységben szenvedd betegeknél. Ez csokkenti a vérerek
elzarédasanak kockazatat.

A hidroxi-karbamid, amely korabban hidroxiurea néven volt ismert, az Eurépai Uniéban (EU) mar
évtizedek ota forgalomban van egyéb betegségek kezelésére, beleértve bizonyos raktipusokat is.

Milyen moédszerekkel vizsgaltak a Siklost?

Mivel a hidroxi-karbamid egy jol ismert anyag, amelyet mas gyogyszerekben mar alkalmaznak, a
véllalat a tudoméanyos irodalombdl hasznalt fel adatokat a Siklos sarlosejtes szindromaban szenved6
felnétteknél és gyermekeknél térténé alkalmazasanak alatdmasztasara. A gyart6 konkrétan 11 publikalt
vizsgalat adataival bizonyitotta a Siklos hatékonysagat, amely vizsgalatokban 6sszesen 378 gyermek
vett részt, valamint harom nemzeti regiszter adatait is felhasznalta, amelyekben 155 sarldsejtes
szindromaban szenvedd gyermek szerepelt, akiket legfeljebb hét éven at kezeltek Siklos-szal. A gyarto
egy 299 feln6tt bevonasaval végzett vizsgalatrdl is nyujtott be tudomanyos bizonyitékot, ahol a Siklos
hatdsait placebdval (hatdéanyag nélkiili kezelés) vetették 6ssze, tovabba egyéb, 430 feln6tt bevonasaval
végzett mas vizsgalatok eredményét és 123, Siklos-szal kezelt feln6tt betegre vonatkozd nemzeti
adatbazis bejegyzését is atadta. A vizsgalatokban a vazo-okkluziv krizisek szamat hasonlitottak éssze a
Siklos-kezelés el6tt, illetve utan. A krizist Ugy hataroztak meg, mint a karok, a Iabak, a has, a hat vagy
a mellkas fajdalmaval jar6 epizédot.

Milyen elonyei voltak a Siklos alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A betegeknél a Siklos-kezelés alatt ritkdbban fordult el6 vazo-okkluziv krizis, mint a kezelés el6tt:
gyakorisaguk feln6tteknél és gyermekeknél 66-80%-kal esett vissza. Az akut mellkasi szindréma
gyakorisaga is csokkent, mégpedig 25—33%-kal. Ezen tUl kevesebb koérhazi felvételre, és kevesebb
kérhazban toltott napra volt sziikség. A gyoégyszer hatasai akar hét éven keresztill is fennmaradtak.
Abban a tanulmanyban, amelyben a Siklos-t placebdval hasonlitottak ¢ssze felndtteknél, a Siklos-t
szed6 betegeknél kevesebb vazo-okkluziv krizis (2,5 krizis/év) kovetkezett be, mint a placebé6t
szed6knél (4,5 krizis/év).

Milyen kockazatokkal jar a Siklos alkalmazasa?

A Siklos leggyakoribb mellékhatasa (10 beteg kozil tébb mint 1-nél jelentkezik) a csontvel6-
szuppresszio, amely neutropéniat (a fehérvérsejtek egyik tipusanak, a neutrofileknek az alacsony
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szintje), retikulocitopéniat (a kifejletlen vordsvérsejtek egyik tipusanak, a retikulocitdknak az alacsony
szintje), valamint makrocitozist (a vorosvérsejtek megnagyobbodésa) okoz. A Siklos-t szedd betegeknél
a kezelés el6tt, valamint a kezelés soran rendszeresen vérvizsgalatot kell végezni a vérsejtek szamanak
ellen6rzése, valamint vese- és majfunkciéjuk megfigyelése céljabdl. A vérsejtek szama altaldban a
Siklos-kezelés befejezése utan két héten belll tér vissza a normalis szintre. A Siklos-szal kezelt
férfiaknal nagyon gyakran reverzibilis oligospermia, illetve azoospermia (egészséges spermiumok
termel6désének cstkkenése vagy megszlinése) is jelentkezett. A Siklos alkalmazasaval kapcsolatban
jelentett 6sszes mellékhatas teljes felsorolasa a betegtajékoztatéban talalhato.

A Siklos nem alkalmazhaté olyan személyeknél sem, akiknek sulyos vese- vagy majproblémajuk van,
vagy vérsejtszamuk veszélyesen alacsony. A Siklos szedése alatt a szoptatas tilos. A korlatozasok
teljes felsorolasa a betegtajékoztatéban talalhat6.

Miért engedélyezték a Siklos forgalomba hozatalat?

A CHMP megallapitotta, hogy a Siklos alkalmazasanak el6nyei meghaladjak a kockazatokat, ezért
javasolta a gyogyszerre vonatkoz6 forgalomba hozatali engedély kiadasat.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Siklos biztonsadgos és hatékony
alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Siklos lehet6 legbiztonsagosabb alkalmazasénak biztositédsa céljabdl kockazatkezelési tervet dolgoztak
ki. A terv alapjan a Siklos-ra vonatkozoé alkalmazasi elGirast és betegtajékoztatot a biztonsagos
alkalmazassal kapcsolatos informacidokkal egészitették ki, ideértve az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetendd, megfelel6 dvintézkedéseket. A Siklos-t gyart6 vallalat ezenkiviil az orvosok és
a betegek részére a gyogyszer biztonsagossagi adatait tartalmazé tajékoztatd csomagokat biztosit.

A Siklos-szal kapcsolatos egyéb informacio

2007. junius 29-én az Eurdpai Bizottsag a Siklos-ra vonatkozoéan kiadta az Eurépai Uni6é egész
teruletére érvényes forgalomba hozatali engedélyt.

A ritka betegségek gyogyszereivel foglalkozé bizottsag Siklos-ra vonatkozé véleményének
dsszefoglaldja az Ugyndkség weboldalan, a kdvetkezé cimen taldlhaté: ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/Rare disease designation.

A Siklos-ra vonatkozo teljes EPAR az Ugynokség weboldalan talalhat6: ema.europa.eu/Find

medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Amennyiben a Siklos-szal torténd
kezeléssel kapcsolatban bévebb informacidra van sziiksége, olvassa el a (szintén az EPAR részét
képezl) betegtajékoztatdt, illetve forduljon kezelGorvosahoz vagy gydgyszerészéhez.

Az Osszefoglald utolsé aktualizalasa: 03-2014.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000424.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000424.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/000689/human_med_001050.jsp&murl=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d125
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