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Pytania i odpowiedzi dotyczgce stosowania leku Votubia u
dzieci od 6. miesigca zycia

Europejska Agencja Lekdw zakonczyta rozpatrywanie wniosku o rozszerzenie stosowania leku Votubia o
leczenie napaddéw padaczkowych (drgawek) zwigzanych ze stwardnieniem guzowatym u dzieci od 6.
miesigca zycia.

Cho¢ Komitet ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP), dziatajacy przy EMA, nie zalecit
takiego rozszerzenia, to wyrazit zgode, aby w drukach informacyjnych produktu leczniczego zawrzec
dane z badania przytoczonego we wniosku.

Czym jest lek Votubia i w jakim celu sie go stosuje?

Lek Votubia stosuje sie w leczeniu nastepujacych tagodnych (nieztosliwych) guzéw wywotywanych
przez chorobe genetyczng o nazwie stwardnienie guzowate:

e gwiazdziak podwyscidtkowy olbrzymiokomorkowy (SEGA) - lek stosuje sie u dorostych i dzieci, u
ktorych ten fagodny guz mdzgu nie moze by¢ usuniety operacyjnie;

e naczyniakomiesniakottuszczak (fagodny guz nerek) — lek stosuje sie u dorostych, u ktérych istnieje
ryzyko powiktan, lecz ktérzy nie wymagajq pilnego leczenia operacyjnego.

Lek stosuje sie takze w ramach leczenia uzupetniajacego u pacjentéow od 2. roku zycia z napadami
padaczkowymi zwigzanymi ze stwardnieniem guzowatym, u ktoérych nie wystgpita odpowiedz na inne
metody leczenia. Lek Votubia stosuje sie w leczeniu czesciowych napaddw padaczkowych (napadow
zaczynajacych sie w jednej czesci mozgu), ktére moga, cho¢ nie musza rozprzestrzenic sie na caty
médzg (napady wtérne uogdlnione).

Lek Votubia zawiera substancje czynng ewerolimus i jest dostepny w postaci tabletek do przyjmowania
doustnego.

Wiecej informacji na temat obecnych zastosowan leku Votubia znajduje sie na stronie internetowej
Agencji: ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/votubia.

O jaka zmiane wnioskowata firma?

Firma wnioskowata o rozszerzenie stosowania leku Votubia o leczenie napadéw padaczkowych
zwigzanych ze stwardnieniem guzowatym u dzieci od 6. miesigca do 2. roku zycia.
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Jak dziata lek Votubia?

Substancja czynna leku Votubia, ewerolimus, dziata przez blokowanie enzymu zwanego ssaczym celem
rapamycyny (mTOR), ktéry prawdopodobnie odgrywa role w powstawaniu napadéw padaczkowych w
przebiegu stwardnienia guzowatego, cho¢ sposéb, w jaki lek przeciwdziata tym napadom, nie zostat
jeszcze w petni poznany.

Jaka dokumentacje przedstawita firma na poparcie wniosku?

Firma nie przeprowadzita badania z udziatem dzieci miedzy 6. miesigcem a 2. rokiem zycia, ale
oszacowata, jakie bytoby u nich stezenie leku Votubia we krwi. W tym celu wykorzystata model
matematyczny oraz dane z badan przeprowadzonych u starszych dzieci i oséb dorostych.

Jakie byly wnioski EMA?

Agencja zauwazyta, ze margines btedu w wykorzystanym modelu jest zbyt duzy, co oznacza, ze
przewidywan modelu co do wiasciwej dawki nie mozna uznaé za wystarczajgco wiarygodne, aby
uzasadni¢ stosowanie leku Votubia u mtodszych dzieci (od 6. miesigca do 2. roku zycia).

Zatem pomimo ze lek Votubia nie bedzie dopuszczony do stosowania w tej grupie wiekowej, jego druki

informacyjne zostang uzupetnione o odpowiednie informacje.

Jakie s3 skutki takiej decyzji dla pacjentow uczestniczacych w badaniach
klinicznych lub programach leczenia ostatniej szansy?

Firma powiadomita Agencje, ze nie ma zadnych skutkéw dla pacjentéw bioracych udziat w badaniach
klinicznych lub programach leczenia ostatniej szansy z uzyciem produktu Votubia.

W przypadku uczestnictwa w badaniach klinicznych lub programie leczenia ostatniej szansy i potrzeby
uzyskania doktadniejszych informacji o leczeniu nalezy skontaktowac sie z lekarzem prowadzacym.
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