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Lyfjastofnun Evropu (EMA) stadfestir frestun
markadsleyfis fyrir lyfid Oxbryta sem notad er sem
medferd vid sigdkornasjukddm

Heerri danartidni og fylgikvillar sjukdédma i nylegum rannsdéknum pydir ad
jafnvaegid a milli avinnings og aheettu er ekki lengur hagstaett.

bpann 16. oktober 2025 melti nefnd Lyfjastofnunar Evropu (EMA) med pvi ad markadsleyfi lyfsins
Oxbryta, sem notad er sem medferd vid sigdkornasjukdom, verdi afram frestad. pessi tilmaeli komu i
kjolfar bradabirgdaradstafana sem nefndin tok i september 2024, pegar hidn stédvadi timabundid
notkun lyfsins til ad fara yfir ny 6ryggisgogn.

Eftir mat sitt komst CHMP ad peirri nidurstédu ad avinningur af lyfinu vegi ekki lengur pyngra en
adhaetta pess. Endurskodunin hofst eftir ad gogn syndu fram a heerri fjolda daudsfalla med Oxbryta en
med lyfleysu (lyfjamedferd) i einni kliniskri rannsékn? og fleiri daudsféllum en buist var vid i annarri
rannsokn.?

I fyrstu rannsékninni, par sem mat var ahrif Oxbryta & folk med sigdfrumublédleysi sem var i meiri
haettu & heilabléafalli, Iétust 8 born sem fengu Oxbryta, samanbori® vid 2 born sem fengu lyfleysu. |
annarri rannsokninni, par sem mat var ahrif lyfsins & fotasar, pekktan fylgikvilla sigdfrumublédleysis,
Iést einn einstaklingur i Oxbryta héopnum & fyrstu 12 vikum meéferdar, en engin daudsfoll komu fyrir i
lyfleysuhdpnum. I naesta 12 vikna afanga rannséknarinnar, par sem allir sjuklingar fengu Oxbryta, var
greint fra 8 daudsfollum til vidbdtar. Rannsdknirnar syndu einnig fram a fleiri skyndileg tilfelli af
miklum verkjum, par @ medal adaprengjandi kreppu (VOC) hja sjuklingum sem fengu Oxbryta
samanborid vid pa sem fengu lyfleysu.

Hinn 26. september 2024 maelti CHMP med pvi ad fella markadsleyfid timabundid ur gildi sem
varudarradstofun pegar frekari upplysingar Ur tveimur rannséknum sem byggjast & skram komu fram,
sem bentu til pess ad sjuklingar upplifdu haerri tidni skyndilegra verkjakasta med Oxbryta en adur en
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medferd hofst. A peim tima veitti EMA heilbrigdisstarfsflki og sjuklingum radgjof og lagdi aherslu & ad
ekki aetti lengur ad avisa Oxbryta og ad ndverandi sjuklingum zetti ad skipta yfir i adra medferd.3

pS ad lokagreining skraningarrannsoknanna stadfesti ekki aukningu @ skyndilegum verkjakéstum vid
notkun Oxbryta, syndu nylegar kliniskar rannsoknir fleiri skyndileg verkjakést og daudsfoll. pessar
nidurstodur voru ekki i samrami vid nidurstédur a fyrri megin klinisku rannsékn sem studdi
leyfisveitingu Oxbryta, sem haf&i ekki synt fram @ mun a milli med&ferdarhdpanna.

I Uttekt sinni benti CHMP & ad undirliggjandi ferlar aukins fjélda daudsfalla og fylgikvilla, par & medal
skyndilegra verkjakasta, eftir medferd med Oxbryta i rannsoknunum er enn 6ljés. CHMP fann enga
skyra skyringu & aukinni ahaettu og gat ekki bent & adgerdir til ad lagmarka pessa ahaettu a ahrifarikan
hatt eda neinn undirhdp sjuklinga par sem avinningur lyfsins myndi vega pyngra en ahaettan. bpar af
leidandi komst CHMP ad peirri nidurstédu ad jafnvaegid milli dvinnings og dhaettu af Oxbryta vaeri ekki
lengur hagsteett og ad frestun markadsleyfis lyfsins aetti ad haldast afram i gildi. bvi verdur Oxbryta
afram ofaanlegt fyrir heilbrigdisstarfsmenn til ad avisa sjuklingum i ESB.

Vid alit sitt tdk CHMP einnig tillit til radlegginga fra sérfraedingum a pessu svidi sem og fra fulltrium
sjuklinga og haféi samrad vid oryggisnefnd EMA (PRAC) um hugsanlegar adgerdir til ad lagmarka
aheaettu.

Meira um lyfid

Oxbryta fékk markadsleyfi i febriar 2022 sem lyf til ad medhondla blédlysublddleysi (of mikid nidurbrot
raudra blédkorna) hja sjuklingum 12 ara og eldri sem eru med sigdkornasjukdom. Gefa ma pad eitt sér
eda asamt 6dru lyfi vid sigdfrumusjikdomi sem kallast hydroxykarbamid. Oxbryta inniheldur virka
efnid voxelotor.

Sigdkornasjukdémur er erfdasjukddémur par sem einstaklingar framleida 6edlilega gerd blodrauda
(protinid i raudum blédkornum sem flytur sdrefni). Raud blédkornin verda stif og klistrud og breytast
fré pvi ad vera i laginu eins og diskur yfir i ad vera i laginu eins og halfmani (eins og sigd).

Meira um verklagid

Endurmat Oxbryta hoéfst 29. juli 2024 ad beidni framkvaemdastjornar Evropusambandsins skv. 20.
gr. reglugerdar (EB) nr. 726/2004.

Endurskodunin var framkvaemd af nefnd um lyf, sem zetlud eru ménnum (CHMP), en hun ber abyrgd a
spurningum um lyf sem atlud eru ménnum en hin sampykkti alit stofnunarinnar.

Alit CHMP var &framsent til framkvaemdastjérnar Evrépusambandsins sem gaf Ut bindandi
lokaakvordun sem gildir i 6llum adildarrikjum Evrépusambandsins fra og med 9. desember 2025.

3 https://www.ema.europa.eu/en/documents/referral/oxbryta-article-20-procedure-suspension-sickle-cell-disease-
medicine-oxbryta_en.pdf
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