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Streszczenie EPAR dla og6tu spoteczenstwa

Siklos
hydroksykarbamid

Niniejszy dokument jest streszczeniem Europejskiego Publicznego Sprawozdania Oceniajacego (EPAR)
dotyczacego leku Siklos. Wyjasnia, jak Komitet ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi
(CHMP) ocenit lek w celu ustalenia opinii, na podstawie ktorej przyznano pozwolenie na dopuszczenie
produktu Siklos do obrotu, oraz zalecen w sprawie warunkow stosowania leku.

Co to jest Siklos?

Siklos jest lekiem zawierajacym substancje czynng hydroksykarbamid. Lek jest dostepny w tabletkach
(100 i 1000 mg). Tabletka 1000 mg ma specjalne wyztobienia, wiec moze by¢ tatwo podzielona na
cztery rowne czesci.

W jakim celu stosuje sie produkt Siklos?

Produkt Siklos stosuje sie u 0oséb dorostych, miodziezy i dzieci powyzej 2. roku zycia z niedokrwistoscig
sierpowatokrwinkowg — chorobg genetyczna objawiajacqa sie tym, ze czerwone krwinki staja sie
sztywne i lepkie oraz zmieniajg swoj ksztatt z postaci dysku na pétksiezyc (jak sierp). Produkt stosuje
sie, aby zapobiega¢ nawracajagcym, bolesnym zatorom naczyn krwionosnych do ktérych dochodzi, gdy
naczynia krwionosne zostang zatkane przez nieprawidtowe czerwone krwinki, co ogranicza przeptyw
krwi do narzaddéw. Mogq one obejmowac ACS, schorzenie zagrazajace zyciu, kiedy to pacjent
doswiadcza nagtego bolu klatki piersiowej, goraczki, trudnosci w oddychaniu lub wykazuje oznaki ptynu
w ptucach na zdjeciu rentgenowskim.

Ze wzgledu na matg liczbe pacjentow z niedokrwistoscig sierpowatokrwinkowg choroba ta jest
uznawana za rzadko wystepujacq, zatem w dniu 9 lipca 2003 r. produkt Siklos uznano za lek sierocy
(lek stosowany w rzadkich chorobach).

Lek wydaje sie wytacznie z przepisu lekarza.
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Jak stosowac produkt Siklos?

Leczenie produktem Siklos powinien rozpocza¢ lekarz, ktéry ma doswiadczenie w leczeniu
niedokrwistosci sierpowatokrwinkowej.

Produkt Siklos przyjmuje sie raz na dobe, najlepiej rano przed $niadaniem. Dawka poczatkowa wynosi
zazwyczaj 15 mg na kilogram masy ciata. Aby przygotowa¢ dawke, mozna zastosowac¢ najdogodniejsze
moce tabletki (100 lub 1000 mg), a w razie potrzeby mozna podzieli¢ tabletke 1000 mg na ¢wiartki
(250 mg). Dawka jest dostosowywana do odpowiedzi na leczenie, przy czym zwyczajowa dawka
wynosi miedzy 15 a 30 mg na kilogram masy ciata na dobe. Dawki do 35 mg na kilogram masy ciata
na dobe moga by¢ stosowane w wyjatkowych przypadkach, o ile krew pacjenta jest monitorowana pod
katem dziatan niepozadanych. U pacjentéw, u ktérych nie wystepuje odpowiedz na takg dawke lub u
ktérych wystepujg dziatania niepozadane, moze zaj$¢ konieczno$¢ przerwania lub zawieszenia leczenia.
Dawke produktu Siklos nalezy zmniejszy¢ u pacjentéw z tagodna lub umiarkowang niedoczynnoscia
nerek. Wigcej informacji znajduje sie w ulotce dla pacjenta.

Jak dziata produkt Siklos?

Substancja czynna produktu Siklos, hydroksykarbamid, hamuje wzrost i reprodukcje niektérych
komorek, takich jak krwinki. Mimo ze jego doktadny mechanizm dziatania w tej chorobie nie jest
znany, hydroksykarbamid moze zmniejszy¢ liczbe komérek, ktére kraza we krwi, jak rowniez
zapobiegac¢ zmianie ksztattu czerwonych krwinek u pacjentéw z niedokrwistoscig sierpowatokrwinkowa.
Obniza to ryzyko wystgpienia zatorow naczyn krwionosnych.

Hydroksykarbamid, znany wczesniej jako hydroksymocznik, jest dostepny w Unii Europejskiej od kilku
dziesiecioleci i ma zastosowanie w leczeniu innych chordb, w tym niektérych rodzajéw nowotwordw.

Jak badano produkt Siklos?

Poniewaz hydroksykarbamid jest dobrze znang substancja, stosowang juz w innych lekach, firma
wykorzystata dane z literatury naukowej na poparcie stosowania produktu Siklos u osdb dorostych i
dzieci z niedokrwistoscig sierpowatokrwinkowg. W szczegdlnosci przedstawita ona dowody na
skutecznos¢ produktu Siklos z 11 opublikowanych badan z udziatem 378 dzieci oraz z trzech krajowych
spiséw informacji na temat 155 dzieci z niedokrwistoscia sierpowatokrwinkowa leczonych produktem
Siklos przez okres do 7 lat. Firma przedstawita takze dowody z badania z udziatem 299 oséb dorostych,
w ktorym skutki dziatania produktu Siklos poréwnywano do skutkéw placebo (leczenie pozorowane), jak
i z wyniki innego badania z udziatem 430 osdb dorostych, oraz jeden krajowy rejestr informacji o 123
osobach dorostych leczonych produktem Siklos. W badaniach poréwnywano liczbe zatoréw
naczyniowych przed leczeniem produktem Siklos i po nim, zdefiniowane jako kazdy bolesny epizod
dotyczacy rak, ndg, brzucha, plecéw oraz klatki piersiowej.

Jakie korzysci ze stosowania produktu Siklos zaobserwowano w
badaniach?

U pacjentow wystapito mniej zatorow naczyniowych podczas leczenia produtem Siklos niz przed
leczeniem, z czestoscig wypadajacg miedzy 66% a 80% odpowiednio u dzieci i 0sdb dorostych. Liczba
przypadkéw ACS wypadata rowniez miedzy 25% a 33%. Zaobserwowano réwniez zmniejszenie liczby
przyjec do szpitala oraz zmniejszenie liczby dni spedzonych w szpitalu. Efekty utrzymywaty sie do
siedmiu lat. W badaniu, w ktérym poréwnano skutki dziatania produktu Siklos do placebo u 0séb
dorostych, u pacjentéw przyjmujacych produkt Siklos odnotowano mniej nawracajgcych zatorow
naczyniowych (2,5 nawrotu na rok) w poréwnaniu z pacjentami otrzymujacymi placebo (4,5 nawrotu na
rok).
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Jakie ryzyko wigze sie ze stosowaniem produktu Siklos?

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem produktu Siklos (obserwowane u wiecej niz
1 na 10 pacjentéw) to: zahamowanie czynnosci szpiku wywotujgce neutropenie (obnizenie liczby
krwinek biatych obojetnochtonnych), retykulocytopenie (niski poziom retykulocytow, rodzaj
niedojrzatych czerwonych krwinek) oraz makrocytemie (powiekszenie czerwonych krwinek). Pacjenci
przyjmujacy produkt Siklos powinni przeprowadzac badania krwi przed leczeniem i regularnie w trakcie
leczenia w celu sprawdzenia liczby krwinek oraz monitorowania nerek i watroby. Liczba krwinek
zazwyczaj wraca do normy w ciggu 2 tygodni od zakonczenia terapii produktem Siklos. U mezczyzn
leczonych produktem Siklos bardzo czesto obserwowano odwracalng oligospermie lub azoospermie
(zbyt niska liczba plemnikéw w nasieniu lub ich brak). Pelny wykaz wszystkich dziatan niepozadanych
zwigzanych ze stosowaniem produktu Siklos znajduje sie w ulotce dla pacjenta.

Produktu Siklos nie wolno stosowac u 0séb z powaznymi dolegliwosciami nerek lub watroby ani u oséb,
u ktorych wystepuje niebezpiecznie niskie stezenie krwinek. W trakcie zazywania produktu Siklos
nalezy zaprzesta¢ karmienia piersiq. Petny wykaz ograniczen znajduje sie w ulotce dla pacjenta.

Na jakiej podstawie zatwierdzono produkt Siklos?

CHMP uznat, ze korzysci ptynace ze stosowania produktu Siklos przewyzszaja ryzyko, i zalecit
przyznanie pozwolenia na dopuszczenie produktu do obrotu.

Jakie srodki sa podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i
skutecznego stosowania leku Siklos?

W celu zapewnienia mozliwie najbezpieczniejszego stosowania leku Siklos opracowano plan zarzadzania
ryzykiem. W oparciu o ten plan w charakterystyce produktu leczniczego i ulotce dla pacjenta
dotyczacych leku Siklos zawarto informacje dotyczace bezpieczenstwa, w tym odpowiednie srodki
ostroznosci obowigzujace personel medyczny i pacjentow. Firma wytwarzajaca produkt Siklos zapewni
rowniez pakiety informacyjne dla lekarzy i pacjentéw przedstawiajgce informacje dotyczace
bezpieczenstwa leku.

Inne informacje dotyczace produktu Siklos:

W dniu 29 czerwca 2007 r. Komisja Europejska przyznata pozwolenie na dopuszczenie leku Siklos do
obrotu wazne w catej Unii Europejskiej.

Streszczenie opinii Komitetu ds. Lekdw Sierocych dotyczace produktu Siklos znajduje sie na stronie
internetowej Agencji pod adresem ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease

designation.

Petne sprawozdanie EPAR dotyczace produktu Siklos znajduje sie na stronie internetowej Agencji pod
adresem: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. W
celu uzyskania dodatkowych informacji dotyczacych leczenia produktem Siklos nalezy zapoznac sie z
ulotkya dla pacjenta (takze cze$¢ EPAR) badz skontaktowac sie z lekarzem lub farmaceuta.

Data ostatniej aktualizacji: 03.2014.
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