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Skyclarys (omaveloxolona)
Um resumo sobre Skyclarys e por que esta autorizado na UE

O que é Skyclarys e para que é utilizado?

Skyclarys é um medicamento utilizado em doentes com idade igual ou superior a 16 anos para o
tratamento da ataxia de Friedreich, uma doenca hereditaria que causa danos no sistema nervoso,
resultando em dificuldades de coordenacdo, equilibrio e movimento, fadiga, dificuldade em falar, bem
como num risco aumentado de cardiomiopatia (danos no musculo cardiaco) e diabetes.

A ataxia de Friedreich é uma doenca rara, e Skyclarys foi designado medicamento érfdo (medicamento
utilizado em doencgas raras) a 27 de junho de 2018. Mais informagdes sobre a designagao de
medicamento érfao podem ser encontradas no sitio Web da EMA.

Skyclarys contém a substancia ativa omaveloxolona.

Como se utiliza Skyclarys?

Skyclarys s6 pode ser obtido mediante receita médica «especial», ou seja, é utilizado em condigdes
mais rigorosas do que o normal. O medicamento sé deve ser iniciado e supervisionado por um médico
com experiéncia no tratamento de doentes com a ataxia de Friedrich.

O medicamento esta disponivel na forma de capsulas a tomar por via oral uma vez por dia. Pode ser
necessario reduzir a dose se o doente estiver a tomar outros medicamentos chamados inibidores da
CYP3A, que podem interferir com a forma como Skyclarys é degradado no organismo.

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

Como funciona Skyclarys?

O modo de funcionamento da substancia ativa de Skyclarys, a omaveloxolona, ndo € totalmente
compreendido. No entanto, foi demonstrado ativar a via Nrf2, o que ajuda as células a responder ao
stress oxidativo (uma patologia que pode ocorrer quando ha demasiados radicais livres no corpo e nao
em quantidade suficiente de antioxidantes para eliminar os mesmos, o que pode causar danos nas
células e nos tecidos). Os niveis e a atividade de Nrf2 parecem ser reduzidos em doentes com ataxia
de Friedreich.
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Quais os beneficios demonstrados por Skyclarys durante os estudos?

Num estudo principal que incluiu 103 doentes com ataxia de Friedreich com idades compreendidas
entre os 16 e os 40 anos, Skyclarys foi mais eficaz do que o placebo (um tratamento simulado) na
reducdo da incapacidade fisica apds 48 semanas de tratamento.

A escala de classificacdo da ataxia de Friedreich modificada (mFARS), que consiste numa série de
avaliagGes de exames fisicos, foi utilizada para avaliar a gravidade dos sintomas neuroldgicos
(relacionados com os nervos ou o sistema nervoso) da ataxia de Friedreich. Se a pontuagcao da mFARS
diminuir, isso significa que existe uma reducdo na insuficiéncia fisica.

O pes cavus é uma deformidade do pé, frequentemente vista como uma complicagdo da ataxia de
Friedreich. Uma vez que ndo existe um método normalizado para classificar a gravidade do pes cavus
e devido ao possivel impacto da doenca na pontuagdo do mFARS, os doentes com pes cavus ndo foram
incluidos nas andlises primarias.

Em 82 doentes sem pes cavus, os doentes que receberam Skyclarys apresentaram uma reducdo de
cerca de 1,6 na pontuacao do seu mFARS, em comparagao com um aumento de cerca de 0,9 nos
doentes que receberam o placebo.

O estudo também avaliou o impacto do tratamento na pontuacdo FA-ADL dos doentes, uma medida
utilizada para avaliar até que ponto as pessoas com ataxia de Friedrich podem realizar as atividades da
vida didria, como vestir-se, banhar-se e comer, com pontuacdes mais elevadas a indicar maiores niveis
de incapacidade. Dos 82 doentes sem pes cavus, 0s que receberam o Skyclarys apresentaram uma
reducao de cerca de 0,2 na pontuagdo da FA-ADL, em comparagao com um aumento de cerca de 1,1
nos que receberam o placebo.

Quais sao os riscos associados a Skyclarys?

Para a lista completa de efeitos secundarios e de restrigdes de utilizacdo de Skyclarys, consulte o
Folheto Informativo.

Os efeitos secundarios mais frequentes associados a Skyclarys (que podem afetar mais de 1 em cada
10 pessoas) incluem aumento dos niveis das enzimas hepaticas (conhecida como alanina
aminotransferase e aspartato aminotransferase), dor de cabega, diminuicdo do peso, sensagao de
enjoo, vomitos, diarreia, sensacdo de cansaco, dor na boca e na garganta, dores nas costas, espasmos
musculares, gripe e diminuicdo do apetite.

Porque esta Skyclarys autorizado na UE?

No momento da aprovacdo, existia uma necessidade médica significativa ndo satisfeita para os doentes
com ataxia de Friedreich, uma vez que ndo existiam outros medicamentos autorizados para o
tratamento da doenca. Skyclarys demonstrou ser benéfico para os doentes com ataxia de Friedreich.
Apesar de existirem incertezas associadas ao estudo principal, tais como o pequeno nimero de
doentes, a exclusdo de doentes com formas graves da doenga (doentes com doenca cardiaca avancada
e diabetes) e complicagGes como o pes cavus (conforme definido no estudo), a Agéncia considerou que
os beneficios observados também se aplicavam a estes doentes. Globalmente, o perfil de seguranca de
Skyclarys foi considerado controlavel, uma vez que os efeitos secundarios no estudo principal foram,
de um modo geral, de gravidade ligeira a moderada e, na sua maioria, resolvidos no prazo de dois
meses.

Por conseguinte, a Agéncia Europeia de Medicamentos concluiu que os beneficios de Skyclarys sdo
superiores aos seus riscos e o medicamento pode ser autorizado para utilizacdo na UE.
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Que medidas estdo a ser adotadas para garantir a utilizacao segura e eficaz
de Skyclarys?

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

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

Outras informacgoes sobre Skyclarys

Estdo disponiveis mais informagdes sobre o medicamento no sitio Web da Agéncia:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/skyclarys.
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