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Sommarju tal-EPAR ghall-pubbliku

Raxone
idebenone

Dan huwa sommarju tar-rapport pubbliku Ewropew ta' valutazzjoni (EPAR) ghal Raxone. Dan jispjega
kif I-Agenzija vvalutat il-medicina biex tirrakkomanda |-awtorizzazzjoni taghha fl-UE u I-kondizzjonijiet
ta’ uzu taghha. Dan mhux intiz biex jipprovdi konsultazzjoni prattika dwar I-uzu ta’ Raxone.

Ghal informazzjoni prattika dwar I-uzu ta’ Raxone, il-pazjenti ghandhom jaqgraw il-fuljett ta’ taghrif jew
jikkuntattjaw lit-tabib jew lill-ispizjar taghhom.

X'inhu Raxone u ghal xiex jintuza?

Raxone huwa medicina li tintuza fil-kura ta’ adulti u adoloxxenti li ghandhom 12-il sena u aktar
b’indeboliment vizwali b’'newropatija ottika ereditarja ta’ Leber (LHON), marda li tintiret,
ikkaratterizzata minn telf progressiv tal-vista. Raxone fih is-sustanza attiva idebenone.

Minhabba |-ghadd ta’ pazjenti li jpbatu minn newropatija ottika ereditarja ta’ Leber, il-marda hija
kkunsidrata bhala ‘rari’, u fil-15 ta’ Frar 2007, Raxone gie kklassifikat bhala ‘medicina orfni’ (medicina
uzata f'mard rari).

Raxone huwa ‘medicina ibrida’. Dan ifisser li huwa simili ghal ‘medic¢ina ta' referenza’ li fiha I-istess
sustanza attiva, izda Raxone fih idebenone f'gawwa differenti. Il-medicina ta’ referenza ghal Raxone
hija Mnesis (pilloli ta’ 45 mg).

Kif jintuza Raxone?

Raxone jista’ jinkiseb biss b’ricetta ta’ tabib u I-kura ghandha tinbeda u tigi sorveljata minn tabib
b‘esperjenza f'LHON. Raxone huwa disponibbli bhala pilloli ta’ 150 mg, u d-doza rakkomandata hija ta'
zewg pilloli mehudin tliet darbiet kuljum mal-ikel.
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Kif jahdem Raxone?

Is-sustanza attiva f'Raxone, I-idebenone, hija agent anti-ossidant li jagixxi fuq il-mitokondriji (I-
istrutturi fic-celloli li jipproducu I-energija necessarja sabiex ikunu jistghu jiffunzjonaw i¢-celloli).
Pazjenti affettwati b’'LHON ghandhom mutazzjonijiet (difetti) fil-materjal genetiku tal-mitokondriji. Dan
ifisser li I-mitokondriji ma jahdmux sew biex jiggeneraw l-energija, u jipprodu¢u forom tossici tal-
ossigenu (radikali liberi), li jaghmlu hsara li¢c-Celloli tan-nervituri fl-ghajn li huma mehtiega ghall-
vizjoni. Idebenone huwa mahsub li jghin itejjeb il-produzzjoni ta’ energija billi jirrestawra |-funzjoni
mitokondrijali, b’hekk jipprevjeni hsara cellulari u t-telf ta’ vizjoni li tidher f'LHON.

X’inhuma I-benefi¢¢ji ta” Raxone li hargu mill-istudji?

Raxone gie investigat fi studju ewlieni wiehed li involva 85 pazjent b’LHON, li fih gie mgabbel ma’
placebo (kura finta) fug perjodu ta’ 24 gimgha. Il-kejl ewlieni tal-effikacja kien it-titjib fil-vizjoni, fil-
bi¢¢a I-kbira tieghu bbazat fuq I-ghadd ta’ ittri li |-pazjenti kienu kapaci jagraw fuq tabella tat-test tal-
ghajnejn standard. Sal-ahhar tal-istudju, il-pazjenti kkurati b’Raxone kienu kapaci jagraw medja ta’ 3
sa 6 ittri iktar meta mqgabbel ma’ pazjenti li kienu geghdin jircievu placebo. Barra minn hekk, xi
pazjenti li kienu kklassifikati bhala ‘off chart’ (mhux kapaci jagraw ebda ittra mit-tabella) fil-bidu tal-
istudju kienu kapaci jagraw tal-angas linja wahda waqt it-test tal-ghajnejn wara I-kura, u dan gie
kkunsidrat bhala klinikament importanti wkoll. Barra minn hekk, 30% tal-pazjenti kkurati b’Raxone (16
minn 53) kellhom irkupru klinikament rilevanti tal-vizjoni f'tal-anqas ghajn wahda, meta mgabbel ma’
10% tal-pazjenti (3 minn 29) fil-grupp tal-placebo.

Dejta ta’ appogg addizzjonali dwar il-benefi¢¢ji ta’” Raxone giet minn programm ta’ access estiz li bih
Raxone sar disponibbli ghal pazjenti individwali li mhux geghdin jippartecipaw fi studju kliniku, u
stharrig tar-rekords tal-kaz, li inkluda dejta minn pazjenti b’LHON li ma r¢cevewx kura.

Analizijiet ta’ din id-dejta kollha wrew mudell konsistenti li fih proporzjon ikbar ta’ pazjenti kkurati
b’Raxone kellhom titjib fil-vizjoni meta mqgabbel ma’ pazjenti li ma gewx ikkurati jew li gew ikkurati bi
placebo.

X’inhuma r-riskji assoc¢jati ma’ Raxone?

L-effetti sekondarji I-aktar komuni b’Raxone (li jistghu jaffettwaw aktar minn 1 minn kull 10) huma
nazofaringite u soghla; dijarea hafifa sa moderata u ugigh fid-dahar huma komuni wkoll (jaffettwaw sa
1 minn kull 10).

Ghal-lista shiha tal-effetti sekondarji u r-restrizzjonijiet kollha b’Raxone, ara I-fuljett ta’ taghrif.
Ghaliex gie approvat Raxone?

II-Kumitat ghall-Prodotti Medicinali ghall-Uzu mill-Bniedem (CHMP) iddecieda li I-benefi¢¢ji ta’ Raxone
huma akbar mir-riskji tieghu u rrakkomanda li jigi approvat ghall-uzu fl-UE.

II-Kumitat innota nuqgqgas ta’ kuri ghal prevenzjoni jew treggigh lura tat-telf ta’ vizjoni f'pazjenti
b’LHON. Ir-rizultati tal-istudju ewlieni wrew titjib fil-vizjoni f'pazjenti kkurati b’'Raxone, u din it-
tendenza ta' effett ta' benefic¢ju giet ikkonfermata b’dejta addizzjonali minn programm ta' access estiz
u stharrig tar-rekords tal-kaz. Fir-rigward tas-sigurta ta’ Raxone, il-maggoranza tal-effetti sekondarji li
dehru bil-medicina kienu hfief jew moderati fl-intensita.

Raxone gie awtorizzat taht ‘Cirkostanzi ta' e¢¢ezzjoni’. Dan minhabba |li ma kienx possibbli li tinkiseb
informazzjoni kompluta dwar Raxone minhabba r-rarita tal-marda. Kull sena, I-Agenzija Ewropea ghall-

Raxone
EMA/452944/2015 Pagna 2/3



Medicini ser tanalizza kwalunkwe informazzjoni gdida li ssir disponibbli u dan is-sommarju ser jigi
aggornat kif mehtieg.

Liema informazzjoni ghadha mistennija ghal Raxone?

Billi Raxone gie approvat f'Cirkostanzi e¢¢ezzjonali, il-kumpanija li tgieghed Raxone fis-suq ser twettaq
studji addizzjonali fuq I-effetti fit-tul u s-sigurta ta’ Raxone, u ser tistabbilixxi u zzomm registru ta’
pazjenti b’LHON ikkurati b’Raxone.

X'mizuri qeghdin jittehdu biex jigi zgurat I-uzu sigur u effettiv ta’ Raxone?

Gie zviluppat pjan ta' gestjoni tar-riskju biex jigi zgurat |li Raxone jintuza bl-aktar mod sigur possibbli.
Abbazi ta’ dan il-pjan, fis-sommarju tal-karatteristici tal-prodott u I-fuljett ta’ taghrif giet inkluza
informazzjoni rigward is-sigurta ta’ Raxone, inkluzi I-prekawzjonijiet xierga li ghandhom ikunu segwiti
mill-professjonisti tal-kura tas-sahha u |-pazjenti.

Aktar informazzjoni tinstab fis-sommarju tal-pjan tal-gestjoni tar-riskju.

Informazzjoni ohra dwar Raxone

L-EPAR shih u s-sommarju tal-pjan tal-gestjoni tar-riskju ghal Raxone jinstabu fis-sit elettroniku tal-
Agenzija: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Ghal

aktar informazzjoni rigward il-kura b’Raxone, aqgra I-fuljett ta' taghrif (parti wkoll mill-EPAR) jew
ikkuntattja lit-tabib jew lill-ispizjar tieghek.

Is-sommarju tal-opinjoni tal-Kumitat ghall-Prodotti Medicinali Orfni ghal Raxone jinstab fis-sit
elettroniku tal-Agenzija: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.
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http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/EPAR_-_Risk-management-plan_summary/human/003834/WC500188855.pdf
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/003834/human_med_001900.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000107.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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