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Crysvita (burosumab)
Przeglad wiedzy na temat leku Crysvita i uzasadnienie udzielenia pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Crysvita i w jakim celu sie go stosuje

Crysvita jest lekiem stosowanym w leczeniu hipofosfatemii sprzezonej z chromosomem X (ang. X-
linked hypophosphataemia, XLH), choroby dziedzicznej charakteryzujacej sie niskim stezeniem
fosforandéw we krwi (hipofosfatemig). Fosforany sg niezbedne do budowy kosci i zebdw oraz
zachowania ich wytrzymatosci, wiec u pacjentéw moze doj$¢ do rozwoju krzywicy i innych deformacji
kosci, a takze probleméw ze wzrostem. Lek Crysvita mozna stosowaé w leczeniu dzieci i mfodziezy w
wieku od 1. do 17. roku zycia z objawami choroby kosci widocznymi na zdjeciu rentgenowskim, a takze
u 0sob dorostych.

Lek Crysvita stosuje sie rowniez w leczeniu osteomalacji (zmiekczenia i ostabienia kosci) wywotanej
przez fosfaturyczne guzy mezenchymalne. Ten rodzaj guza wytwarza hormony, w szczegdlnosci
substancje zwang czynnikiem wzrostu fibroblastow-23 (ang. fibroblast growth factor 23, FGF23), ktoéra
sprawia, ze organizm traci fosforany. Lek Crysvita stosuje sie u pacjentéw w wieku od 1. roku zycia, u
ktorych guza nie mozna zlokalizowa¢ lub usuna¢ chirurgicznie.

Substancja czynng zawartg w leku Crysvita jest burosumab.

Ze wzgledu na to, ze choroby te rzadko wystepuja, lek Crysvita uznano za lek sierocy (lek stosowany w
rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat przyznania statusu leku sierocego mozna znalez¢ na
stronie internetowej Europejskiej Agencji Lekdw (hipofosfatemia sprzezona z chromosomem X: 15
pazdziernika 2014 r.; fosfaturyczny guz mezenchymalny: 16 kwietnia 2018 r.).

Jak stosowac lek Crysvita

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinien rozpoczynac i nadzorowac lekarz z doswiadczeniem w
leczeniu pacjentéw z chorobami kosci wywotanymi przez zmiany w procesach chemicznych w
organizmie.

Lek Crysvita podaje sie we wstrzyknieciu podskérnym co dwa lub cztery tygodnie, w zaleznosci od
wieku pacjenta. Zalecana dawka poczatkowa zalezy od leczonej choroby oraz od wieku i masy ciata
pacjenta. Dawke nalezy rowniez dostosowac na podstawie stezenia fosforanéw we krwi u danego
pacjenta.
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Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Crysvita znajduje sie w Ulotce dla pacjenta lub udzieli ich
lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Crysvita

Stezenie fosforanéw jest w duzej mierze kontrolowane przez nerki. W nerkach odbywa sie usuwanie
nadmiaru fosforandéw lub, w razie potrzeby, ich wchianianie zwrotne do krwiobiegu. U pacjentéw z
hipofosfatemig sprzezona z chromosomem X lub osteomalacja wywotang obecnoscig guza wystepuje
nieprawidtowo wysokie stezenie FGF23, przez co wchtanianie zwrotne fosforandw do krwiobiegu ustaje.

Crysvita jest przeciwciatem monoklonalnym (rodzajem biatka), ktore zostato zaprojektowane w taki
sposob, by rozpoznawato biatko FGF23 i przytgczato sie do niego. Przytaczajac sie do biatka FGF23, lek
blokuje jego aktywnos$¢, co umozliwia nerkom zwrotne wchtanianie fosforandw i przywrdcenie ich
prawidiowego stezenia we krwi.

Korzysci ze stosowania leku Crysvita wykazane w badaniach

Hipofosfatemia sprzezona z chromosomem X

Lek Crysvita zmniejszat nasilenie krzywicy (deformacji kosci), co wykazano w badaniach RTG u
pacjentéw z hipofosfatemia sprzezong z chromosomem X.

Lek oceniano w jednym badaniu giéwnym u 52 dzieci w wieku od 5. do 12. roku zycia. Wszystkie dzieci
otrzymywaty lek Crysvita co dwa albo co cztery tygodnie. Gtdwnym kryterium oceny skutecznosci byto
zmniejszenie nasilenia krzywicy w nadgarstku i stawie kolanowym, mierzone w skali od 0 (stan
prawidtowy) do 10 (postac¢ ciezka). Sredni wynik przed zastosowaniem leczenia (wyjéciowy wynik)
wynosit 1,9 punktu u dzieci otrzymujgcych lek Crysvita co 2 tygodnie i ulegt obnizeniu o 1,0 punkt po
64 tygodniach leczenia; u pacjentéw przyjmujacych lek co 4 tygodnie wyjsciowy wynik wynoszacy 1,7
ulegt obnizeniu o 0,8 punktu. Ponadto z czasem nastgpita poprawa stezenia fosforandéw we krwi w obu
grupach, zwlaszcza u pacjentéw otrzymujacych lek Crysvita co 2 tygodnie. W badaniu z udziatem 13
mtodszych dzieci wykazano, ze lek Crysvita jest skuteczny u pacjentow w wieku od 1. do 4. roku zycia.

W innym badaniu oceniano stosowanie leku Crysvita u 134 dorostych pacjentéw. Przez 24 tygodnie, w
odstepie czterech tygodni, pacjenci otrzymywali lek Crysvita lub placebo (leczenie pozorowane), gdzie
gtéwnym kryterium oceny skutecznosci byta normalizacja stezenia fosforandw we krwi. W badaniu
wykazano, ze stezenie fosforandw we krwi powrdcito do wartosci prawidtowych u 94% pacjentéw
przyjmujacych lek Crysvita, natomiast w przypadku pacjentéw przyjmujacych placebo odsetek ten
wyniost 8%.

Osteomalacja wywotana obecnoscia guza

Wykazano, ze lek Crysvita podwyzsza stezenie fosforandw we krwi i poprawia stan kosci u oséb
dorostych z osteomalacjg wywotang obecnoscig guza, w przypadku ktorej guza nie mozna byto
zlokalizowac lub usung¢ chirurgicznie.

W pierwszym badaniu z udziatem 14 dorostych pacjentéw z osteomalacjg wywotang obecnoscig guza, u
7 pacjentow uzyskano prawidiowe stezenie fosforandw we krwi po okoto 6 miesigcach leczenia.
Ponadto po okoto roku leczenia zaobserwowano poprawe stanu kosci.

W drugim badaniu z udziatem 13 dorostych pacjentéw z osteomalacjg wywotang obecnoscig guza
stezenie fosforandw we krwi wzrastato do normalnego poziomu i pozostawato stabilne przez caty czas
trwania badania (do 2,7 roku).
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Na podstawie dostepnych danych dotyczacych pacjentéw w wieku ponizej 18. roku zycia z
hipofosfatemig sprzezong z chromosomem X oraz ze wzgledu na fakt, ze oba schorzenia sa
spowodowane wysokim stezeniem FGF23, oczekuje sie, ze lek Crysvita bedzie réwniez skuteczny u
dzieci i mtodziezy z osteomalacja wywotang obecnoscig guza.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Crysvita

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Crysvita u dzieci (mogace wystgpic
czesciej niz u 1 na 10 pacjentéw) to: reakcje w miejscu wstrzykniecia (tj. zaczerwienienie skoéry,
swedzenie, wysypka, bdl i zasinienie), kaszel, bdl gtowy, gorgczka, bél kornczyn, wymioty, ropien zeba,
obnizenie stezenia witaminy D, biegunka, wysypka, nudnosci, zaparcia, prochnica zebow i bol miesni.

U oséb dorostych najczestsze dziatania niepozadane (mogace wystgpi¢ u wiecej niz 1 na 10 pacjentéw)
to: bdl plecow, reakcje w miejscu wstrzykniecia, bol gltowy, zakazenie zeba, zespdt niespokojnych ndg,
kurcze miesni, zaparcie, obnizenie stezenia witaminy D i zawroty gtowy.

W trakcie stosowania leku Crysvita nie wolno przyjmowac fosforandéw w postaci doustnej ani
aktywnych postaci witaminy D (np. kalcytriolu). Leku Crysvita nie wolno tez stosowac u pacjentéw z
wysokim stezeniem fosforanow we krwi ani u pacjentéw z ciezkg chorobg nerek.

Petny wykaz dziatan niepozadanych oraz ograniczen zwigzanych ze stosowaniem leku Crysvita znajduje
sie w Ulotce dla pacjenta.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Crysvita w UE

Wykazano, ze lek Crysvita zmniejsza nasilenie deformacji kosci w nadgarstku i stawie kolanowym oraz
wptywa na poprawe stezenia fosforandw we krwi u dzieci z hipofosfatemia sprzezong z chromosomem
X. Lek byt rowniez skuteczny w doprowadzaniu stezenia fosforanow we krwi do prawidtowego poziomu
u osbéb dorostych. Ponadto wykazano, ze lek Crysvita ma korzystny wptyw na stezenie fosforandw i
stan kosci u pacjentéw z osteomalacjg wywotang obecnoscig guza. Dziatania niepozadane leku uznaje
sie za mozliwe do kontrolowania. Dlatego tez Europejska Agencja Lekow (EMA) uznata, ze korzysci
ptynace ze stosowania leku Crysvita przewyzszajg ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w
UE.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Crysvita

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Crysvita w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto zalecenia i srodki ostroznosci przeznaczone dla personelu
medycznego i pacjentéw.

Tak jak w przypadku wszystkich lekow dane o stosowaniu leku Crysvita sq stale monitorowane.
Zgtaszane dziatania niepozadane leku Crysvita sg starannie oceniane i podejmowane sg wszystkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Crysvita

Lek Crysvita otrzymat warunkowe pozwolenie na dopuszczenie do obrotu, wazne w catej UE od dnia 19
lutego 2018 r. W dniu 21 wrzesnia 2022 r. pozwolenie warunkowe zmieniono na petne pozwolenie na
dopuszczenie do obrotu.
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Dalsze informacje na temat leku Crysvita znajdujq sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/crysvita

Data ostatniej aktualizacji: 09.2022.
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