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

Czym jest lek Skyclarys i w jakim celu sie go stosuje

Skycarys jest lekiem stosowanym u pacjentéw w wieku od 16 lat w leczeniu ataksji Friedreicha,
choroby dziedzicznej, ktéra powoduje uszkodzenie uktadu nerwowego, co prowadzi do trudnosci z
koordynacjg, rownowaga i ruchem, zmeczeniem, trudnosciami w moéwieniu, a takze zwiekszonego
ryzyka kardiomiopatii (uszkodzenia miesnia sercowego) i cukrzycy.

Ze wzgledu na to, ze ataksja Friedreicha jest choroba rzadko wystepujaca, w dniu 27 czerwca 2018 r.
lek Skyclarys uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat
przyznania statusu leku sierocego mozna znalez¢ na stronie internetowej EMA.

Substancjg czynng zawartg w leku Skycarys jest omaweloksolon.

Jak stosowac lek Skyclarys

Lek wydawany na specjalng recepte.Oznacza to, ze lek jest stosowany na bardziej rygorystycznych
warunkach niz zwykle. Leczenie powinien rozpoczynac i nadzorowac lekarz z doswiadczeniem w
leczeniu pacjentéw z ataksjq Friedricha.

Lek jest dostepny w postaci kapsutek do podawania doustnego raz na dobe. Konieczne moze by¢
zmniejszenie dawki, jezeli pacjent przyjmuje inne leki zwane inhibitorami CYP3A, ktore moga zaktdcac
sposob rozktadania leku Skyclarys w organizmie.

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

Jak dziata lek Skyclarys

Dziatanie omaweloksolonu, substancji czynnej zawartej w leku Skycarys, nie jest w petni poznane.
Wykazano jednak, ze aktywacja szlaku Nrf2 pomaga komorkom reagowac na stres oksydacyjny (stan,
ktéry moze wystapic¢, gdy w organizmie wystepuje zbyt duza ilos¢ wolnych rodnikéw i niewystarczajaca
ilo$¢ przeciwutleniaczy, co moze prowadzi¢ do uszkodzenia komoarek i tkanek). U pacjentéw z ataksjq
Friedreicha stezenie i aktywnos$¢ NrF2 wydajg sie by¢ zmniejszone.
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Korzysci ze stosowania leku Skyclarys wykazane w badaniach

W badaniu gtéwnym z udziatem 103 pacjentéow w wieku od 16 do 40 lat z ataksig Friedreicha lek
Skyclarys okazat sie skuteczniejszy niz placebo (leczenie pozorowane) w zmniejszaniu uposledzenia
fizycznego po 48 tygodniach leczenia.

Zmodyfikowana skala oceny ataksji Friedreicha (ang. modified Friedreich's ataxia rating scale, mFARS),
ktora sktada sie z serii ocen z badan fizycznych, zostata wykorzystana do oceny nasilenia objawdw
neurologicznych (zwigzanych z nerwami lub uktadem nerwowym) powodowanych przez ataksje
Friedreicha. Jesli wynik mFARS spada, oznacza to zmniejszenie uposledzenia fizycznego.

Czesto obserwowanym powikfaniem ataksji Friedreicha jest znieksztatcenie stopy zwane stopa
wydrazonga. Ze wzgledu na brak ustandaryzowanej metody klasyfikacji dotkliwosci stopy wydrazonej i
ze wzgledu na mozliwy wptyw choroby na wynik mFARS, pacjentow ze stopg wydrazonag nie
uwzgledniano w analizach podstawowych.

Wsrod 82 pacjentdéw bez stopy wydrazonej, u 0séb otrzymujacyh lek Skycarys doszto do zmniejszenia
wyniku w skali mFARS o okoto 1,6 natomiast u 0séb otrzymujacych placebo odnotowano wzrost o
okoto 0,9.

W badaniu oceniono rowniez wptyw leczenia na wynik w skali FA-ADL u pacjentéw, ktora jest miarg
oceny stopnia, w jakim osoby z ataksja Friedricha sgq w stanie wykonywaé czynnosci zwigzane z zyciem
codziennym, takie jak ubieranie, kapiel i jedzenie. Im wynik ten jest wyzszy tym wieksza
niepetnosprawnos¢. Sposrod 82 pacjentdw bez stopy wydrazonej, u oséb przyjmujacych lek Skycarys
wynik FA-ADL obnizyt sie o okoto 0,2 w poréwnaniu ze wzrostem o okoto 1,1 u 0séb otrzymujacych
placebo.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Skyclarys

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

Najczestsze dziatania niepozgdane zwigzane ze stosowaniem leku Skycarys (mogace wystgpic¢ czesciej
niz u 1 na 10 pacjentéw) to: podwyzszone stezenie enzymow watrobowych (zwanych transferaza
alaninowg i aminotransferazy asparaginianowej), bol glowy, zmniejszenie masy ciata, nudnosci,
wymioty, biegunka, uczucie zmeczenia, bdl jamy ustnej i gardta, bol plecéw, skurcze miesni, grypa i
zmniejszenie taknienia.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Skyclarys w UE

W momencie dopuszczenia do obrotu stwierdzono znaczne niezaspokojone potrzeby medyczne
pacjentow z ataksjg Friedreicha, biorgc pod uwage, ze nie istniejg zadne inne leki zatwierdzone do
stosowania w leczeniu tej choroby. Wykazano, ze lek Skyclarys przynosi korzysci pacjentom z ataksjq
Friedreicha. Chociaz istniaty watpliwosci zwigzane z badaniem gtéwnym, takie jak niewielka liczba
pacjentow, wykluczenie pacjentdéw z ciezkimi postaciami choroby (0sdb z zaawansowang chorobg serca
i cukrzycq) oraz powiktaniami, takimi jak stopa wydrazona (jak okreslono w badaniu), Agencja uznata,
ze obserwowane korzysci majg réowniez zastosowanie do tych pacjentéw. Ogdlnie rzecz biorac, profil
bezpieczenstwa leku Skyclarys uznano za akceptowalny, biorgc pod uwage, ze dziatania niepozgdane w
badaniu gtéwnym byty na ogét tagodne lub umiarkowane, a w wiekszosci przypadkow ustgpity w ciggu
dwéch miesiecy.

Europejska Agencja Lekéw uznata zatem, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Skyclarys
przewyzszaja ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.
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Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Skyclarys

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

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

Inne informacje dotyczace leku Skyclarys

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