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Ezmekly (mirdametinib)
Prezentare generala a Ezmekly si motivele autorizarii medicamentului in UE

Ce este Ezmekly si pentru ce se utilizeaza?

Ezmekly este un medicament care se utilizeaza pentru tratarea neurofibromelor plexiforme, tumori
benigne (necanceroase) care cresc de-a lungul nervilor la adulti si copii cu varsta de cel putin 2 ani cu
neurofibromatoza de tip 1 (NF1). Se utilizeaza cadnd tumorile cauzeaza simptome (cum ar fi durere si
slabiciune) si nu pot fi operate.

Neurofibromatoza este rara, iar Ezmekly a fost desemnat ,medicament orfan” (un medicament utilizat
in boli rare) la 25 iulie 2019. Mai multe informatii despre medicamentele desemnate orfane se pot gasi
pe site-ul EMA.

Ezmekly contine substanta activd mirdametinib.

Cum se utilizeaza Ezmekly?

Ezmekly se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicald, iar tratamentul trebuie initiat de un
medic cu experienta in diagnosticul si tratamentul pacientilor cu tumori cauzate de NF1.

Ezmekly este disponibil sub forma de capsule care se inghit sau comprimate dispersabile care pot fi
dispersate in apa. Se ia de doua ori pe zi, la interval de 12 ore. Pacientii iau medicamentul timp de

3 saptamani si apoi se opresc 1 saptamana. Acest ciclu se repetd pana cand boala se agraveaza sau
reactiile adverse devin inacceptabile.

Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea Ezmekly, cititi prospectul sau adresati-va
medicului dumneavoastra sau farmacistului.

Cum actioneaza Ezmekly?

Substanta activa din Ezmekly, mirdametinibul, este o mica moleculad care actioneaza blocand o
proteind, numita MEK, care ajuta la controlul modului de crestere si supravietuire a celulelor. La
oamenii cu NF1, MEK este hiperactiva, ceea ce duce la aparitia de neurofibroame plexiforme pe celulele
nervoase. Blocand MEK, mirdametinibul contribuie la reducerea acestor tumori.
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Ce beneficii a prezentat Ezmekly pe parcursul studiilor?

Un studiu principal a cuprins 114 pacienti cu varsta de cel putin 2 ani cu neurofibroame plexiforme
cauzate de NF1 la care tumorile nu puteau fi operate si care cauzau simptome. In acest studiu,
Ezmekly nu a fost comparat cu alt tratament sau cu placebo (un preparat inactiv).

Principala masura a eficacitatii a fost procentul de pacienti care au raspuns la tratamentul cu Ezmekly.
S-a considerat ca pacientii au raspuns la tratament cand nu au existat semne de tumori (raspuns
complet) sau daca tumorile s-au micsorat cu cel putin 20 % (raspuns partial), iar raspunsul s-a
mentinut cel putin 2-6 luni.

La copii, 52 % (29 din 56) au avut un raspuns partial. Dintre acestia, 90 % si-au mentinut raspunsul
cel putin 12 luni, iar 48 % cel putin 24 de luni.

La adulti, 41 % (24 din 58) au avut un raspuns partial. Dintre acestia, 88 % si-au mentinut raspunsul
cel putin 12 luni, iar 50 % cel putin 24 de luni.

Care sunt riscurile asociate cu Ezmekly?

Pentru lista completa a reactiilor adverse si a restrictiilor asociate cu Ezmekly, cititi prospectul.

La adulti, cele mai frecvente reactii adverse asociate cu Ezmekly (care pot afecta mai mult de 1
persoana din 3) sunt dermatita acneiforma (inflamatie a pielii asemanatoare acneei), diaree, greata,
niveluri mari in sénge ale enzimei creatin-fosfokinaza, dureri musculoscheletice (dureri de muschi si de
oase), varsaturi si oboseala. Reactiile adverse asociate cu Ezmekly pot fi grave. Cele mai frecvente
(care pot afecta pana la 1 persoana din 10) sunt dureri abdominale (de burta), dureri
musculoscheletice si ocluzia venei retinale (blocaj al fluxului sanguin in vena retinei, membrana
sensibild la lumina din spatele ochiului).

La copii si adolescenti, cele mai frecvente reactii adverse asociate cu Ezmekly (care pot afecta mai
mult de 1 persoana din 3) sunt concentratii mari in sange de creatina fosfokinaza, diaree, dermatita
acneiforma, dureri musculoscheletice, dureri abdominale, varsaturi si dureri de cap. Reactiile adverse
grave (care pot afecta cel mult 1 persoana din 10) sunt dureri musculoscheletice.

De ce a fost autorizat Ezmekly in UE?

La momentul aprobarii, pentru neurofibromele plexiforme era autorizat in UE un singur medicament, la
copii cu NF1 cu varsta de cel putin trei ani. Ezmekly oferd o optiune de tratament suplimentara si s-a
dovedit eficace la copii de la o varsta putin mai mica — doi ani — si la adulti. Amploarea beneficiilor sale
este nsa incerta, deoarece medicamentul nu a fost comparat cu alt tratament sau cu placebo, iar
pacientii au fost urmariti mai putin de 3 ani.

In ce priveste siguranta, majoritatea reactiilor adverse observate la Ezmekly au fost usoare pans la
moderate. Unele reactii adverse rare, dar grave, pot afecta insa ochii si inima. Exista incertitudini cu
privire la o eventuald deteriorare a ADN-ului care ar putea contribui la aparitia cancerului. Acest aspect
este abordat printr-o atentionare adecvata din informatiile referitoare la medicament. De asemenea,
exista incertitudini cu privire la siguranta pe termen lung a Ezmekly.

Ezmekly a primit autorizare conditionata. Acest lucru inseamna ca medicamentul a fost autorizat pe
baza unor date mai putin cuprinzatoare decat cele solicitate in mod normal pentru ca indeplineste o
nevoie medicald nesatisfacutd. Agentia considera ca beneficiile disponibilitatii timpurii a
medicamentului sunt mai mari decat riscurile asociate cu utilizarea lui in asteptarea de dovezi
suplimentare.
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In plus, compania trebuie sa furnizeze date suplimentare despre Ezmekly. Trebuie sa prezinte
rezultatele pe termen lung ale studiului principal privind siguranta si eficacitatea medicamentului,
precum si rezultatele unui studiu de evaluare a sigurantei medicamentului cand este utilizat in practica
clinic. In fiecare an, agentia va analiza informatiile nou aprute.

Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Ezmekly?

In Rezumatul caracteristicilor produsului si in prospect au fost incluse recomandéri si masuri de
precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Ezmekly, care trebuie respectate de personalul medical si
de pacienti.

Ca pentru toate medicamentele, datele cu privire la utilizarea Ezmekly sunt monitorizate continuu.
Reactiile adverse suspectate raportate pentru Ezmekly sunt evaluate cu atentie si sunt luate toate
masurile necesare pentru protectia pacientilor.

Alte informatii despre Ezmekly

Mai multe informatii despre Ezmekly se pot gasi pe site-ul agentiei:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/Ezmekly.

Aceasta prezentare generala a fost actualizata ultima data in 07-2025.
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