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A Kizfizo-ra (temozolomid) vonatkozd forgalomba hozatali
engedély elutasitasa
A fellilvizsgalat megerdsiti az elutasitast

Az Eurdpai Gydgyszeriigynokség eredeti véleményének fellilvizsgalatat kbévetéen megerdsitette a
Kizfizo-ra vonatkozo forgalombahozatali engedély elutasitasara iranyuld ajanlasat. A gyogyszert
neuroblasztomaban, az idegsejtek daganatos megbetegedésében szenved6 gyermekek kezelésére
szantak.

Az Ugynokség a felllvizsgdlatot kdvetben 2025. februdr 27-én adta ki véleményét. Az Ugynokség az
eredeti véleményét 2024. november 14-én adta ki. A Kizfizo engedélyezését kérelmez6 vallalat az
Orphelia Pharma.

Milyen tipusi( gyogyszer a Kizfizo és milyen alkalmazasra szantak?

A Kizfizo-t daganatellenes gydgyszerként fejlesztették ki a magas kockazatl neuroblasztémaban
szenved6 gyermekek kezelésére 1 évesnél id6sebb gyermekeknél. Egy masik daganatellenes
gyoégyszerrel, irinotekdnnal vagy topotekannal kombinélva tervezték alkalmazni a kbvetkez6
esetekben:

e olyan gyermekek, akiknél a neuroblasztoma kemoterapia (a rak kezelésére alkalmazott egyéb
gyogyszerek) hatdsara nem javult;

e azok a gyermekek, akiknek a betegsége kiljult és sulyosbodik, miutan korabban kemoterapiat és
Ossejt-transzplantaciét kaptak (amikor a beteg vértermel6 sejtjeit lecserélik).

A Kizfizo hatéanyagként temozolomidot tartalmaz, és ,hibrid” gydgyszerként fejlesztették ki. Ez azt
jelenti, hogy hasonlé a referencia-gyogyszerhez abban a tekintetben, hogy ugyanazt a hatéanyagot
tartalmazza, de vannak bizonyos klilonbségek a két gydgyszer kozott.

Mig a referencia-gyogyszer, a Temodal kapszula vagy vénaba adandé oldatos infuzid készitésére
szolgald por formajaban kaphatd, a Kizfizo folyadék, amelyet szajon at vagy egy, az orrbdl a gyomorba
vezet6 csovon keresztiil kell bevenni.
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A Kizfizo-t 2019. augusztus 21-én a neuroblasztoma tekintetében ,ritka betegség elleni gydgyszerré”
(orphan drug) minGsitették. A ritka betegség elleni gydgyszerré mindsitésrdl tovabbi informacio itt
talalhatd.

Hogyan fejti ki hatasat a Kizfizo?

A Kizfizo hatdéanyaga, a temozolomid egy alkildlé szer. A szervezetben egy masik, MTIC nev(i
vegylletté alakul at. Az MTIC Ugy moddositja a DNS-t, hogy megakadalyozza a sejtek osztdédasat, igy
azok elpusztulnak. Ezaltal a temozolomid varhatdan lelassitja a neuroblasztdma névekedését.

Milyen dokumentaciot nyajtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A referencia-gyogyszert, a Temodal-t egy masik daganat (glioblasztéma) kezelésére engedélyezték, de
a neuroblasztoma kezelésére alkalmazzak. A vallalat elvégzett egy vizsgalatot annak megallapitasara,
hogy a Kizfizo ,bioldgiailag egyenértéki(i”-e a Temodal-lal. Két gydgyszer akkor bioldgiailag
egyenértékl, ha ugyanolyan hatéanyagszintet eredményeznek a szervezetben, igy hatasuk varhatdan
egyezik.

A vallalat egy olyan klinikai vizsgalat eredményeit is benyujtotta, amelyben 102, neuroblasztémaban
szenvedod, legfeljebb 21 éves beteg vett részt, akik kizarélag temozolomidot, illetve irinotekannal vagy
topotekannal kombinacidban kaptak. A hatasossag f6 mutatdja a kezelésre adott valasz volt. A vallalat
ezeket az eredményeket egy olyan megfigyeléses vizsgalat eredményeivel tamasztotta ala, amelybe
temozolomiddal kezelt, neuroblasztémaban szenvedd gyermekeket vontak be.

Melyek voltak a forgalombahozatali engedély elutasitasanak f6 okai?

Az Ugynékség megjegyezte, hogy mind a klinikai, mind a megfigyeléses vizsgalatokban (amelyek nem
hasonlitottak 6ssze a temozolomidot méas kezeléssel) a temozolomid és irinotekan vagy topotekan
elény0s a betegek szamara. Tovabba az e vizsgalatokbdl szarmazé adatok alapjan nem lehetett
meghatarozni a temozolomid hatasat.

Ezért az Ugynékség azon a véleményen volt, hogy neuroblasztémaban szenvedd gyermekek kezelése
esetében a Kizfizo elény-kockazat profilja nem allapithaté meg.

A vallalat kérését kovet6en a CHMP felllvizsgalta a rendelkezésre allé adatokat, és egy szakértéi
csoport tanacsat is kikérte, akiket a gydgyszer el6nyeivel kapcsolatos szamos kérdés megvalaszolasara
kértek fel. Mivel a bizottsag aggalyait nem sikerllt eloszlatni, az eredeti elutasitast a fellilvizsgalatot
kovetéen megerositették.

Milyen kovetkezményekkel jar az elutasitas azokra a betegekre nézve, akik
részt vesznek klinikai vizsgalatokban?

A vallalat tédjékoztatta az Ugynékséget, hogy az elutasitdsnak a Kizfizo-val végzett klinikai
vizsgalatokban jelenleg részt vevé betegekre nézve nincsenek kdvetkezményei.

Ha On ilyen klinikai vizsgalatban vesz részt, és kezelését illetéen tovabbi informacidra van sziiksége,
vegye fel a kapcsolatot kezelGorvosaval.
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