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Ezmekly (mirdametinib)
Um resumo sobre Ezmekly e por que esta autorizado na UE

O que é Ezmekly e para que é utilizado?

Ezmekly é um medicamento utilizado no tratamento de neurofibromas plexiformes, tumores benignos
(ndo cancerigenos) que crescem ao longo dos nervos em adultos e criangcas com idade igual ou
superior a 2 anos com neurofibromatose tipo 1 (NF1). E utilizado quando os tumores causam sintomas
(tais como dor e fraqueza) e ndao podem ser removidos por cirurgia.

A neurofibromatose é uma doenga rara, e Ezmekly foi designado medicamento érfao (medicamento
utilizado em doencas raras) em 25 de julho de 2019. Estdo disponiveis mais informagdes sobre a
designacao de medicamento 6érfao no sitio Web da EMA.

Ezmekly contém a substéncia ativa mirdametinib.

Como se utiliza Ezmekly?

Ezmekly s6 pode ser obtido mediante receita médica e o tratamento deve ser iniciado por um médico
com experiéncia no diagnostico e tratamento de doentes com tumores causados pelo NF1.

Ezmekly esta disponivel na forma de capsulas para engolir ou de comprimidos dispersiveis que podem
ser dispersos em &gua. E tomado duas vezes por dia, com um intervalo de 12 horas. Os doentes
tomam o medicamento durante 3 semanas e, em seguida, param durante 1 semana. Este ciclo é
repetido até que a doenga piore ou os efeitos secundarios se tornem inaceitaveis.

Para mais informagdes sobre a utilizacdo de Ezmekly, consulte o Folheto Informativo ou contacte o seu
médico ou farmacéutico.

Como funciona Ezmekly?

A substancia ativa de Ezmekly, o mirdametinib, € uma pequena molécula que atua bloqueando uma
proteina chamada MEK que ajuda a controlar o crescimento e a sobrevivéncia das células. Nas pessoas
com NF1, o MEK é excessivamente ativo, conduzindo ao crescimento de neurofibromas plexiformes nas
células nervosas. Ao bloquear a MEK, o mirdametinib ajuda a diminuir estes tumores.
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Quais os beneficios demonstrados por Ezmekly durante os estudos?

Um estudo principal incluiu 114 doentes com idade igual ou superior a 2 anos com neurofibromas
plexiformes causados pela NF1 cujos tumores ndo podiam ser removidos através de cirurgia e
causavam sintomas. Neste estudo, Ezmekly ndo foi comparado com nenhum outro tratamento nem
placebo (um tratamento simulado).

O principal parametro de eficacia foi a percentagem de doentes que responderam ao tratamento com
Ezmekly. Considerou-se que os doentes responderam quando nao havia sinais de tumores (resposta
completa) ou se o tamanho dos tumores diminuia pelo menos 20 % (resposta parcial), tendo a
resposta sido mantida durante, pelo menos, 2 a 6 meses.

Em criancas, 52 % (29 em 56) apresentaram uma resposta parcial. Destes, 90 % mantiveram a sua
resposta durante, pelo menos, 12 meses e 48 % durante, pelo menos, 24 meses.

Em adultos, 41 % (24 em 58) apresentaram uma resposta parcial. Destes, 88 % mantiveram a sua
resposta durante, pelo menos, 12 meses e 50 % durante, pelo menos, 24 meses.

Quais sao os riscos associados a Ezmekly?

Para a lista completa de efeitos secundarios e de restricdes de utilizagdo de Ezmekly, consulte o
Folheto Informativo.

Em adultos, os efeitos secundarios mais frequentes associados a Ezmekly (que podem afetar mais de 1
em cada 3 pessoas) incluem dermatite acneiforme (inflamagao da pele que se assemelha ao acne),
diarreia, nduseas (sensagdo de enjoo), niveis sanguineos elevados da enzima creatina fosfoquinase,
dor musculoesquelética (dor nos musculos e nos ossos), vomitos e fadiga. Os efeitos secundarios
associados a Ezmekly podem ser graves. Os mais frequentes (que podem afetar 1 em cada

10 pessoas) incluem dor abdominal (dor de barriga), dor musculoesquelética e oclusdo da veia
retiniana (bloqueio do fluxo de sangue numa veia da retina, a membrana sensivel a luz na parte de
tras do olho).

Em criancas, os efeitos secundarios mais frequentes associados a Ezmekly (que podem afetar mais
de 1 em cada 3 pessoas) incluem niveis elevados de creatina fosfoquinase no sangue, diarreia,
dermatite acneiforme, dor musculoesquelética, dor abdominal, vémitos e dor de cabega. Os efeitos
secundarios graves (que podem afetar 1 em cada 10 pessoas) incluem dor musculoesquelética.

Por que esta Ezmekly autorizado na UE?

No momento da aprovagao, apenas um medicamento estava autorizado na UE para neurofibromas
plexiformes, em criangas com idade igual ou superior a trés anos com NF1. Ezmekly proporciona uma
opcao de tratamento adicional e demonstrou ser eficaz em criangas a partir de uma idade ligeiramente
mais baixa — dois anos — e em adultos. No entanto, a extensdo dos seus beneficios € incerta, uma
vez que o medicamento ndo foi comparado com nenhum outro tratamento nem placebo e os doentes
foram acompanhados durante menos de 3 anos.

Em termos de seguranca, a maioria dos efeitos secundarios observados com Ezmekly foram ligeiros a
moderados. No entanto, alguns efeitos secundarios raros, mas graves, podem afetar os olhos e o
coracdo. Existem incertezas quanto a possibilidade de o medicamento danificar o ADN e contribuir
potencialmente para o desenvolvimento do cancro. Esta questdo é abordada através de uma
adverténcia adequada na informagdo do medicamento. Existem também incertezas quanto a
seguranca a longo prazo de Ezmekly.
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Foi concedida a Ezmekly uma autorizagao condicional. Isto significa que o medicamento foi autorizado
com base em dados menos completos do que os normalmente exigidos, uma vez que preenche uma
necessidade médica por satisfazer. A Agéncia considera que os beneficios de ter o medicamento
disponivel mais cedo sdo superiores a quaisquer riscos associados a sua utilizagdo enquanto se
aguardam mais evidéncias.

Além disso, a empresa deve fornecer dados adicionais sobre Ezmekly. Deve apresentar os resultados a
longo prazo do estudo principal sobre a segurancga e a eficacia do medicamento, bem como os
resultados de um estudo que avalie a sua seguranca quando utilizado na pratica clinica. A Agéncia
procedera, anualmente, a analise de novas informagdes disponiveis.

Que medidas estdao a ser adotadas para garantir a utilizacao segura e eficaz
de Ezmekly?

No Resumo das Caracteristicas do Medicamento e no Folheto Informativo foram incluidas
recomendacoes e precaucdes a observar pelos profissionais de salde e pelos doentes para a utilizagdo
segura e eficaz de Ezmekly.

Tal como para todos os medicamentos, os dados sobre a utilizagdo de Ezmekly sdo continuamente
monitorizados. Os efeitos secundarios comunicados com Ezmekly sdo cuidadosamente avaliados e séo
tomadas quaisquer agdes necessarias para proteger os doentes.

Outras informacgoes sobre Ezmekly

Estdo disponiveis mais informacdes sobre o medicamento no sitio Web da Agéncia.
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/Ezmekly.

Este resumo foi atualizado pela Ultima vez em 07-2025.
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