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

Czym jest lek Ezmekly i w jakim celu sie go stosuje

Ezmekly jest lekiem stosowanym w leczeniu nerwiakowtdkniakéw splotowatych — tagodnych
(nieztosliwych) guzéw, ktdre rozwijajq sie wzdtuz nerwdw u osdéb dorostych i dzieci w wieku od 2 lat
chorych na nerwiakowtdkniakowatos¢ typu 1 (NF1). Lek stosuje sie wtedy, gdy guzy powodujg objawy
(takie jak bol i ostabienie) i nie mozna ich usung¢ chirurgicznie.

Ze wzgledu na to, ze nerwiakowtdkniakowatos¢ jest chorobg rzadko wystepujaca, w dniu 25 lipca 2019
r. lek Ezmekly uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat
przyznania statusu leku sierocego mozna znalez¢ na stronie internetowej EMA.

Substancjq czynng zawartg w leku Ezmekly jest mirdametynib.

Jak stosowac lek Ezmekly

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinien rozpoczynac lekarz z doswiadczeniem w diagnostyce i
leczeniu pacjentdw z guzami wywotanymi przez NF1.

Lek Ezmekly jest dostepny w postaci kapsutek do potykania lub tabletek do sporzadzania zawiesiny
doustnej, ktére mozna rozpusci¢ w wodzie. Lek przyjmuje sie dwa razy na dobe, w odstepie 12 godzin.
Pacjenci przyjmuja lek przez 3 tygodnie, a nastepnie przerywaja leczenie na 1 tydzien. Cykl ten
powtarza sie, dopdki choroba sie nie nasili lub dziatania niepozadane nie stang sie nieakceptowalne.

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Ezmekly znajduje sie w Ulotce dla pacjenta lub udzieli ich
lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Ezmekly

Substancja czynna leku Ezmekly, mirdametynib, jest matg czasteczka, ktéra blokuje biatko o nazwie
MEK uczestniczace w kontroli wzrostu i przezycia komérek. U oséb z NF1 biatko MEK jest nadaktywne,
co prowadzi do powstawania nerwiakowtdkniakow splotowatych na komorkach nerwowych. Dzieki
blokowaniu MEK mirdametynib pomaga zmniejszy¢ rozmiary tych guzéw.
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Korzysci ze stosowania leku Ezmekly wykazane w badaniach

W badaniu gtéwnym uczestniczyto 114 pacjentow w wieku od 2 lat z nerwiakowtdkniakami
splotowatymi spowodowanymi przez NF1, u ktérych guzy nie mogty zostac usuniete chirurgicznie i
wywotywaty objawy. W badaniu tym leku Ezmekly nie poréwnywano z zadnym innym leczeniem ani z
placebo (leczeniem pozorowanym).

Gtownym kryterium oceny skutecznosci byt odsetek pacjentédw, ktérzy wykazywali odpowiedz na lek
Ezmekly. Odpowiedz na leczenie stwierdzano wowczas, gdy nie byto oznak guzdw (odpowiedz
catkowita) lub wielko$¢ guzéw zmniejszyta sie o co najmniej 20% (odpowiedz czesciowa), a stan ten
utrzymywat sie przez co najmniej 2-6 miesiecy.

Sposrod dzieci odpowiedz czes$ciowa wystgpita u 52% (29 z 56) pacjentow. U 90% z nich odpowiedz
utrzymywata sie przez co najmniej 12 miesiecy, a u 48% — przez co najmniej 24 miesigce.

Sposrdod osob dorostych odpowiedz czesciowa wystgpita u 41% (24 z 58) pacjentdéw. U 88% z nich
odpowiedz utrzymywata sie przez co najmniej 12 miesiecy, a u 50% — przez co najmniej 24 miesiace.

Ryzyko zwiazane ze stosowaniem leku Ezmekly

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

U oso6b dorostych najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Ezmekly (mogace
wystgpic czesciej niz u 1 na 3 pacjentow) to: tradzikopodobne zapalenie skéry (stan zapalny skoéry
przypominajacy tradzik), biegunka, nudnosci (mdtosci), podwyzszone stezenie enzymu fosfokinazy
kreatynowej we krwi, bol miesniowo-szkieletowy (bol miesni i kosci), wymioty i zmeczenie. Dziatania
niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Ezmekly mogg by¢ powazne. Najczestsze (mogace
wystgpi¢ u 1 na 10 pacjentdw) to: bdl brzucha, bdl miesniowo-szkieletowy i niedroznos¢ zyty siatkowki
(zablokowanie przeptywu krwi w zyle w siatkdwce, czyli wrazliwej na $wiatto btonie w tylnej czesci
oka).

U dzieci najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Ezmekly (mogace wystgpic
czesciej niz u 1 na 3 pacjentdéw) to: podwyzszone stezenie fosfokinazy kreatynowej we krwi, biegunka,
tradzikopodobne zapalenie skory, bol miesniowo-szkieletowy, bdl brzucha, wymioty i bol glowy.
Powazne dziatania niepozgadane (mogace wystapi¢ u 1 na 10 pacjentéow) obejmujg bél miesniowo-
szkieletowy.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Ezmekly w UE

W UE, w momencie dopuszczenia leku do obrotu, istniat tylko jeden dopuszczony lek na
nerwiakowtokniaki splotowate u dzieci w wieku od 3 lat z NF1. Lek Ezmekly to dodatkowa opcja
leczenia o dowiedzionej skutecznosci u dzieci od nieco mtodszego wieku — 2 lat — i u 0os6b dorostych.
Zakres korzysci z jego stosowania jest jednak niepewny, poniewaz leku nie poréwnywano z zadnym
innym leczeniem ani z placebo, a pacjentéw obserwowano przez mniej niz 3 lata.

Jesli chodzi o bezpieczenstwo, wiekszos¢ dziatan niepozadanych zwigzanych ze stosowaniem leku
Ezmekly miata nasilenie tagodne lub umiarkowane. Sg jednak wsrdd nich rzadkie, ale powazne
dziatania niepozadane, ktére mogg mie¢ wptyw na oczy i serce. Nie ma pewnosci, czy lek mogtby
uszkadzac¢ DNA i potencjalnie przyczyniac sie do rozwoju nowotworu. Uwzgledniono to przez
zamieszczenie odpowiedniego ostrzezenia w drukach informacyjnych. Nie ma réwniez pewnosci co do
dtugoterminowego bezpieczenstwa stosowania leku Ezmekly.
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Lek Ezmekly uzyskat warunkowe dopuszczenie do obrotu. Oznacza to, ze lek zostat dopuszczony do
obrotu na podstawie mniej wyczerpujacych danych niz te, ktére sg zwykle wymagane, poniewaz
spetnia niezaspokojong potrzebe medyczna. Agencja uwaza, ze korzysci z wczesniejszego
udostepnienia leku przewyzszajq ryzyko zwigzane z jego stosowaniem w oczekiwaniu na dalsze
dowody.

Ponadto firma musi dostarczy¢ wiecej danych dotyczacych leku Ezmekly. Musi ona przedstawic
dtugoterminowe wyniki badania gtéwnego dotyczacego bezpieczenistwa i skutecznosci leku, a takze
wyniki badania oceniajacego bezpieczenstwo jego stosowania w praktyce klinicznej. Co roku Agencja
dokona przegladu wszelkich nowych informacji, ktére bedg dostepne.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Ezmekly

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

Tak jak w przypadku wszystkich lekow, dane o stosowaniu leku Ezmekly sg stale monitorowane.
Podejrzewane dziatania niepozadane leku Ezmekly sg starannie oceniane i podejmowane sg wszelkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Ezmekly

Dalsze informacje dotyczace leku Ezmekly znajduja sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/Ezmekly.

Data ostatniej aktualizacji: 07.2025.
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