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Skyclarys (omaveloxolon)
A Skyclarys-ra vonatkozé attekintés és az EU-ban vald engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gyogyszer a Skyclarys és milyen betegségek esetén
alkalmazhatoé?

A Skyclarys 16 éves és id6sebb betegeknél a Friedreich-ataxia kezelésére alkalmazott gyogyszer. Ez
egy idegrendszeri karosodast okozo 6rokletes betegség, amely egyensulyzavarhoz,
mozgaskoordinacios nehézségekhez, faradtsaghoz, a beszédképesség csokkenéséhez, valamint a
kardiomiopatia (a szivizom karosodasa) és a cukorbetegség fokozott kockazatahoz vezet.

Mivel a Friedreich-ataxia ,ritkanak” mindsll, ezért a Skyclarys-t 2018. janius 27-én ,ritka betegség
elleni gydgyszerré” (orphan drug) minésitették. Tovabbi informacid a ritka betegség elleni (orphan)
statusszal rendelkezd gyodgyszerekr6l az EMA honlapjan talalhato.

A Skyclarys hatéanyaga az omaveloxolon.

Hogyan kell alkalmazni a Skyclarys-t?

A Skyclarys csak ,kulénleges” receptre kaphatd, ami azt jelenti, hogy a szokasosnal szigoribb
korilmények kozott alkalmazzak. A gyogyszerrel végzett kezelést a Friedreich-ataxidban szenvedé
betegek kezelésében tapasztalattal rendelkez6 orvosnak kell megkezdenie és felligyelnie.

A gydgyszer kapszula formajaban kaphatd, amelyet szdjon at, naponta egyszer kell bevenni. Az adag
csOkkentésére lehet sziikség, ha a beteg mas gyogyszereket, Ugynevezett ,CYP3A inhibitorokat” szed,
amelyek befolyasolhatjak a Skyclarys lebomlasat a szervezetben.

A Skyclarys alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatoét, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gyodgyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat a Skyclarys?

Nem teljesen ismert, hogy a Skyclarys hatéanyaga, az omaveloxolon hogyan fejti ki hatasat.
Kimutattak azonban, hogy aktivalja az Nrf2-Utvonalat, amely segiti a sejteket az oxidativ stresszre
(ami akkor fordulhat el8, ha tul sok szabad gytk van a szervezetben, és nincs elég antioxidans a
szabad gyokdok eltiintetéséhez, ami sejt- és szovetkarosodashoz vezethet) valé reagalasban. Ugy tlinik,
hogy az NrF2 szintje és aktivitdsa cstkken a Friedreich-ataxidban szenveds6 betegeknél.
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Milyen el6nyei voltak a Skyclarys alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy 103, Friedreich-ataxidban szenvedd, 16 és 40 év kozo6tti beteg bevonasaval végzett f6
vizsgalatban a Skyclarys 48 hetes kezelést kovetéen hatékonyabbnak bizonyult a placebdnal
(hatdéanyag nélkili kezelés) a fizikai karosodas csokkentésében.

Az egy sor fizikai vizsgalati értékelésbdl all6 mddositott Friedreich-ataxia értékeld skalat (mFARS)
alkalmaztak a Friedreich-ataxia neuroldgiai (az idegekkel vagy az idegrendszerrel kapcsolatos) tlinetei
sllyossaganak értékeléséhez. Ha az mFARS-pontszam csdkken, az azt jelenti, hogy cskken a fizikai
karosodas.

A pes cavus egy labdeformitas, amely gyakran a Friedreich-ataxia szovédményeként jelentkezik. Mivel
nincs szabvanyositott mddszer a pes cavus sulyossaganak osztalyozasara, és az allapotnak az mFARS-
pontszamra gyakorolt lehetséges hatasa miatt a pes cavusban szenved6 betegeket nem vették
figyelembe az elsédleges elemzésekben.

A 82, pes cavusban nem szenvedl beteg esetében a Skyclarys-t kapd betegeknél az mFARS-pontszdm
korllbelll 1,6-del csokkent, szemben a placebodval kezelt betegeknél tapasztalt korulbelll 0,9-es
névekedéssel.

A vizsgalatban a kezelésnek az FA-ADL pontszamra gyakorolt hatasat is értékelték. Ez egy olyan
mérészam, amelyet annak értékelésére hasznalnak, hogy a Friedreich-ataxidban szenvedd betegek
mennyire képesek a mindennapi életben olyan tevékenységeket végezni, mint a fel6ltézés, a flirdés és
az evés. A magasabb pontszamok a fogyatékossag magasabb szintjét jelzik. A 82, pes cavusban nem
szenvedl beteg kozlil a Skyclarys-t kapd betegek FA-ADL pontszama korilbelil 0,2-del csokkent,
szemben a placeboval kezelt betegeknél tapasztalt kortlbelll 1,1-es novekedéssel.

Milyen kockazatokkal jar a Skyclarys alkalmazasa?

A Skyclarys alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatdban talalhato.

A Skyclarys leggyakoribb mellékhatésai (10 beteg kozlil tobb mint 1-nél jelentkezhet) a majenzimek
(alanin-transzaminaz és aszpartat-aminotranszferdz) megemelkedett szintje, a fejfajas, a
testtomegcsokkenés, a hanyinger, a hanyas, a hasmenés, a faradtsagérzés, a szaj- és torokfajdalom, a
hatfajas, az izomgorcsok, az influenza és a csokkent étvagy.

Miért engedélyezték a Skyclarys forgalomba hozatalat az EU-ban?

Az engedélyezés id6pontjaban a Friedreich-ataxiaban szenved6 betegeknél jelentds kielégitetlen
gybgyaszati igény allt fenn, mivel a betegség kezelésére nem létezett mas engedélyezett gydgyszer. A
Skyclarys elény6snek bizonyult a Friedreich-ataxidban szenvedd betegek szamara. Bar a f6 vizsgalattal
kapcsolatban bizonytalansagok alltak fenn, mint példaul a betegek kis szama, a betegség sulyos
formaiban (el6rehaladott szivbetegségben és cukorbetegségben) szenvedd betegek kizarasa, és az
olyan szévédmények, mint a pes cavus (a vizsgalat meghatarozasa szerint), az Ugyndkség ugy itélte
meg, hogy a megfigyelt el6nydk ezekre a betegekre is vonatkoznak. Osszességében a Skyclarys
biztonsdgossagi profiljat kezelhetének tartottdk, mivel a fé vizsgalatban a mellékhatasok altalaban
enyhék vagy kozepesen sulyosak voltak, és tobbnyire két hdnapon belll megsziintek.

Az Eurdpai Gydgyszerigynokség megallapitotta, hogy a Skyclarys alkalmazasanak elényei
meghaladjak a kockazatokat, ezért a gydgyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.
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Milyen intézkedések vannak folyamatban a Skyclarys biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Skyclarys biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetendd ajanlasok és dvintézkedések feltlintetésre kerliltek az alkalmazasi el6irasban
és a betegtajékoztatdban.

A Skyclarys alkalmazasaval kapcsolatban felmerulé informacidkat — hasonléan minden mas
gyégyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. A Skyclarys alkalmazasaval 6sszefliggésben
jelentett feltételezett mellékhatésokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas
érdekében a szikséges intézkedéseket meghozzak.

A Skyclarys-szal kapcsolatos egyéb informacio

A Skyclarys-szal kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gyogyszerligyntkség honlapjan talalhato:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/skyclarys.
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