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

Czym jest lek Oxbryta i w jakim celu sie go stosuje

Oxbryta jest lekiem stosowanym w leczeniu niedokrwistos$ci hemolitycznej (nadmierny rozpad krwinek
czerwonych) u pacjentéw w wieku od 12 lat z niedokrwistoscig sierpowatokrwinkowa. Lek Oxbryta
mozna podawac¢ w monoterapii lub w skojarzeniu z innym lekiem stosowanym w leczeniu
niedokrwistosci sierpowatokrwinkowej, zwanym hydroksymocznikiem.

Niedokrwisto$¢ sierpowatokrwinkowa jest choroba genetyczng, w przebiegu ktdérej organizm wytwarza
nieprawidtowg posta¢ hemoglobiny (biatko wystepujace w krwinkach czerwonych, ktére przenosi tlen).
Krwinki czerwone stajq sie sztywne i lepkie, a ich ksztalt zmienia sie z postaci dysku na potksiezyc
(sierp). Ze wzgledu na to, ze niedokrwistos¢ sierpowatokrwinkowa uznano za chorobe rzadko
wystepujaca, w dniu 18 listopada 2016 r. lek Oxbryta uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich
chorobach). Wiecej informacji na temat przyznania statusu leku sierocego mozna znalez¢ tutaj:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-16-1769.

Substancja czynng zawartg w leku Oxbryta jest wokselotor.
Jak stosowac lek Oxbryta

Lek Oxbryta wydaje sie wytacznie na recepte, a leczenie powinien rozpoczynac lekarz z
doswiadczeniem w leczeniu niedokrwistosci sierpowatokrwinkowej.

Lek jest dostepny w postaci tabletek do przyjmowania doustnego, a zalecana dawka wynosi zazwyczaj
1500 mg raz na dobe.

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

Jak dziata lek Oxbryta

W niedokrwistosci sierpowatokrwinkowej zmiana ksztattu krwinek czerwonych na sierpowaty ma
miejsce, gdy nieprawidlowa hemoglobina uwalnia tlen, a nastepnie zbija sie, tworzac sztywne
tancuchy, ktore sprawiajg, ze komorki zmieniajg ksztatt i szybciej sie rozktadajg. Oprdcz potencjalnego
blokowania naczyn krwiono$nych prowadzi to do zmniejszenia liczby krwinek czerwonych i
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zmniejszenia ilosci funkcjonalnej hemoglobiny zdolnej do przenoszenia tlenu w organizmie. Substancja
czynna leku Oxbryta, wokselotor, poprawia zdolno$¢ hemoglobiny do utrzymywania tlenu i zapobiega
tworzeniu sie tancuchéw. Pomaga to krwinkom czerwonym utrzymac prawidtowy ksztatt i elastycznosg,
ograniczajac rozpad i wydiuzajac okres ich zycia.

Korzysci ze stosowania leku Oxbryta wykazane w badaniach

W badaniu gtéwnym z udziatem 247 pacjentow w wieku od 12 do 64 lat z niedokrwistoscig
sierpowatokrwinkowg wykazano, ze lek Oxbryta zapewnia poprawe w przypadku niedokrwistosci
hemolitycznej. Pacjentom podawano lek Oxbryta lub placebo (leczenie pozorowane), a takze
kontynuowano leczenie hydroksymocznikiem, jezeli pacjenci juz go otrzymywali. Na poczatku leczenia
$rednie stezenie hemoglobiny wynosito 8,5 g na dl krwi. Po 24 tygodniach leczenia poziom
hemoglobiny ulegt poprawie o co najmniej 1 g na dl u okoto 51% (46 z 90 pacjentow) pacjentéw w
grupie, w ktorej podawano lek Oxbryta w dawce 1500 mg na dobe, w pordéwnaniu z 6,5% (6 z 92)
pacjentéw przyjmujacych placebo. Rowniez na podstawie innych parametréw wykazano ograniczenie
rozpadu krwinek czerwonych dzieki stosowaniu leku Oxbryta.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Oxbryta

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Oxbryta (mogace wystgpic¢ czesciej
niz u 1 na 10 pacjentow) to: bdl gtowy, biegunka i bdl brzucha. Najciezsze dziatania niepozadane,
wystepujace u okoto 1 na 100 pacjentdéw, obejmujg bdl glowy i reakcje nadwrazliwosci (reakcje
alergiczne).

Petny wykaz dziatan niepozgdanych oraz ograniczen zwigzanych ze stosowaniem leku Oxbryta znajduje
sie w ulotce dla pacjenta.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Oxbryta w UE

Obecnie dostepne leki stosowane w leczeniu niedokrwistosci sierpowatokrwinkowej obejmuja juz leki
zapobiegajace bolesnym przetomom wywotanym w czasie, gdy krwinki sierpowate blokuja doptyw krwi
do waznych narzadéw. Istnieje jednak niezaspokojone zapotrzebowanie medyczne na leki przeznaczone
do stosowania w przypadku niedokrwistosci zwigzanej z ta chorobg, ktéra powoduje zmeczenie i
przewlekty bol, a takze inne powikfania. Wykazano, ze lek Oxbryta zapewnia poprawe w przypadku
niedokrwistosci poprzez zwiekszenie stezenia hemoglobiny i ograniczenie rozpadu krwinek czerwonych.
Nie jest jeszcze jasne, w jakim stopniu wptynie to na ztagodzenie objawdw klinicznych i poprawe jakosci
zycia w diuzszym okresie, poniewaz dziatanie leku moze réwniez zmniejszy¢ zdolnos$¢ hemoglobiny do
uwalniania tlenu do tkanek organizmu. Niemniej jednak, poniewaz dziatania niepozadane wydajq sie by¢
ograniczone i mozliwe do kontrolowania, Europejska Agencja Lekow (EMA) uznata, ze korzysci ptynace
ze stosowania leku Oxbryta przewyzszajg ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Oxbryta

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Oxbryta w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i Ulotce dla pacjenta zawarto zalecenia i sSrodki ostroznosci przeznaczone dla personelu
medycznego i pacjentow.

Tak jak w przypadku wszystkich lekow, dane o stosowaniu leku Oxbryta sg stale monitorowane.
Podejrzewane dziatania niepozadane leku Oxbryta sgq starannie oceniane i podejmowane sgq wszystkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.
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Inne informacje dotyczace leku Oxbryta

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