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EMA patvirtina, kad vaisto nuo pjautuvinés
mazakraujystés Oxbryta registracijos pazyméjimo
galiojimas yra sustabdytas

Naujausiuose tyrimuose nustatytas didesnis mirties atvejy ir ligos
komplikacijy rodiklis reiskia, kad naudos ir rizikos santykis nebéra palankus.

2025 m. spalio 16 d. EMA Zmonéms skirty vaistiniy preparaty komitetas (CHMP) rekomendavo
sustabdyti vaisto nuo pjautuvinés mazakraujystés Oxbryta registracijos pazymeéjimo galiojima. Si
rekomendacija priimta komitetui 2024 m. rugséjo meén. pritaikius laikingsias priemones, kai jis laikinai
sustabdé vaisto galiojimg, kad baty perzidréti nauji saugumo duomenys.

Atlikes vertinimg, CHMP padaré iSvada, kad Sio vaisto teikiama nauda nebéra didesné uz jo keliamg
rizikg. Perzilra pradéta, kai vieno klinikinio tyrimo! duomenys parodé, kad vartojant Oxbryta mirties
atvejy buvo daugiau nei vartojant placeba (preparatg be veikliosios medziagos), o kitame tyrime?2
nustatyta, kad mirties atvejy skaicius buvo didesnis, nei tikétasi.

Atliekant pirmajj tyrima, kurio metu buvo vertinamas Oxbryta poveikis asmenims, kuriems
diagnozuota pjautuviné mazakraujysteé ir kuriems nustatyta didesné insulto rizika, miré 8 Oxbryta
gydyti vaikai, palyginti su 2 vaikais, kuriems buvo skiriamas placebas. Antrajame tyrime, kuriame buvo
vertinamas vaisto poveikis kojy opoms - Zinomai pjautuvinés mazakraujystés komplikacijai - per
pirmasias 12 gydymo savaiciy Oxbryta grupéje miré 1 asmuo, o placebo grupéje mirties atvejy
nebuvo. Per vélesnj 12 savaiciy trukmés tyrimo etapa, kurio metu visi pacientai vartojo Oxbryta,
pranesta apie dar 8 mirties atvejus. Tyrimai taip pat parode, kad, palyginti su placebg vartojusiais
pacientais, Oxbryta gydytiems pacientams pasireiSké daugiau staigiy stipraus skausmo epizody,
iskaitant vazookliuzines krizes.

2024 m. rugséjo 26 d. CHMP rekomendavo atsargumo sumetimais sustabdyti registracijos pazyméjimo
galiojima, kai buvo gauta daugiau duomeny i$ dviejy registro duomenimis grindziamy tyrimy, kurie
parodé, kad pacientams vartojant Oxbryta pasireiSké daugiau staigaus skausmo epizody, nei pries
pradedant gydyma Siuo vaistu. Tuo metu EMA teiké konsultacijas sveikatos prieziliros specialistams ir

! Global Blood Therapeutics. GBT440-032 Phase 3 Study in Participants with Sickle Cell Disease (HOPE Kids 2). IRAS ID:
242661. EudraCT numeris: 2017-000903-26. REC nuoroda: 18/L0O/0359. London - City & East Research Ethics Committee.
Health Research Authority. Skelbiama adresu https://www.hra.nhs.uk/planning-and-improving-research/application-
summaries/research-summaries/gbtt440-032-phase-3-study-in-participants-with-sickle-cell-disease.

2 A Phase 3, Multicenter, Randomized, Double-Blind, Placebo-Controlled Trial to Evaluate the Efficacy of Voxelotor for the
Treatment of Leg Ulcers in Patients with Sickle Cell Disease (RESOLVE). EudraCT numeris: 2025-000161-87.
ClinicalTrials.gov identifikavimo numeris: NCT05561140. Skelbiama adresu https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-
search/trial/2025-000161-87/3rd.
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pacientams, pabréZzdama, kad Oxbryta nebeturéty biti skiriamas ir kad esamiems pacientams turéty
bdti taikomas alternatyvus gydymas.3

Nors galutiné registro duomenimis grindziamy tyrimy analizé nepatvirtino staigaus skausmo epizody
epizody ir mirdiy atvejy padaugéjo. Sie rezultatai neatitiko ankstesnio pagrindinio klinikinio tyrimo,
kuriuo buvo grindZziamas Oxbryta registracijos pazyméjimas, rezultaty, kuriuose nebuvo pastebéta
skirtumy, tarp tiriamuyjuy grupiy.

Atlikdamas perzilirg, CHMP atkreipé démesj | tai, kad pagrindiniai mechanizmai, kurie lemia didesnj
mirties atvejy ir komplikacijy, iskaitant staigaus skausmo epizodus, skaiciy po gydymo Oxbryta
atliekant tyrimus, tebéra neaiskls. CHMP nerado aiSkaus paaiskinimo, kodél Si rizika padidéja, ir
negaléjo nustatyti priemoniy, kuriomis bty galima veiksmingai sumazinti Sig rizikg, arba nurodyti
pacienty pogrupiu, kuriems vaisto teikiama nauda bity didesné uz jo keliama rizikg. Dél Siy priezasciy
CHMP padaré iSvadga, kad Oxbryta naudos ir rizikos santykis nebéra palankus ir kad Sio vaisto
registracijos pazyméjimo galiojimas turi biti sustabdytas. Todél sveikatos prieziliros specialistai toliau
negalés Oxbryta skirti ES pacientams.

Rengdamas savo nuomone CHMP taip pat atsizvelgé | Sios srities eksperty ir pacienty atstovy
rekomendacijas ir konsultavosi su EMA saugumo komitetu (PRAC) dél galimy rizikos mazinimo
priemoniy.

Daugiau informacijos apie vaista

2022 m. vasario meén. Oxbryta buvo registruotas pjautuvine mazakraujyste sergantiems 12 mety, ir
vyresniems pacientams hemolizinei anemijai (pernelyg dideliam raudonuyjy kraujo lasteliy irimui)
gydyti. Vaistas buvo skiriamas vienas arba kartu su kitu vaistu nuo pjautuvinés mazakraujystés -
hidroksikarbamidu. Oxbryta sudétyje yra veikliosios medziagos vokselotoro.

Pjautuviné mazakraujysté yra genetiné liga, kuria serganciy zmoniy organizme gaminamas pakitusios
formos hemoglobinas (raudonosiose kraujo lgstelése esantis baltymas, kuris pernesa deguonj).
Raudonosios kraujo Igstelés tampa standzios, lipnios ir nebe disko, o pjautuvo formos.

Daugiau informacijos apie procediirg

Oxbryta perzilira buvo pradéta 2024 m. liepos 29 d. Europos Komisijos praSymu, vadovaujantis
Reglamento (EB) Nr. 726/2004 20 straipsniu.

Perzilirg atliko Zmonéms skirty vaistiniy preparaty komitetas (CHMP), kuris yra atsakingas uZ su
zmonéms skirtais vaistais susijusius klausimus; jis priémé Agentiiros nuomone.

CHMP nuomoné buvo persiysta Europos Komisijai, kuri 2025 m. gruodzio 9 d. paskelbé visose ES
valstybése narése taikyting teisiskai privaloma galutinj sprendima.

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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