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Ezmekly (mirdametinib)
Prehlad o lieku Ezmekly a pre¢o bol povoleny v EU

Co je liek Ezmekly a na ¢o sa pouziva?

Ezmekly je liek, ktory sa pouziva na liecbu plexiformnych neurofibromov, benignych (nerakovinovych)
nadorov, ktoré rastl pozdiz nervov u dospelych a deti vo veku od 2 rokov s neurofibromatdzou typu 1
(NF1). Pouziva sa, ak nadory spdsobuji symptémy (ako je bolest a slabost) a nie je mozné ich
chirurgicky odstranit.

Neurofibromatéza je zriedkava, a preto bol liek Ezmekly 25. jula 2019 oznaceny za tzv. liek na
ojedinelé ochorenia. Dal$ie informéacie o oznacdeni lieku za liek na ojedinelé ochorenia sa nachadzajl na
webovej strdnke agentlry EMA.

Liek Ezmekly obsahuje lieCivo mirdametinib.
Ako sa liek Ezmekly pouziva?

Vydaj lieku Ezmekly je viazany na lekdrsky predpis a lie¢cbu ma zacat lekar, ktory ma skisenosti
s diagnostikou a lie¢bou pacientov s nadormi sposobenymi NF1.

Liek Ezmekly je dostupny vo forme kapsul na prehltnutie alebo dispergovatelnych tabliet, ktoré sa
moZzu rozpustit vo vode. Liek sa uziva dvakrat denne v ¢asovom odstupe 12 hodin. Pacienti uZivaju liek
3 tyzdne a potom uzivanie prerusia na 1 tyzden. Tento cyklus sa opakuje dovtedy, kym sa ochorenie
nezhorsi alebo kym sa vedlajsie Ucinky nestand neprijatefnymi.

Viac informacii o pouzivani lieku Ezmekly si precitajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo
kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.

Akym sposobom liek Ezmekly ucdinkuje?

Liecivo lieku Ezmekly, mirdametinib, je mald molekula, ktora posobi tak, ze blokuje protein nazyvany
MEK, ktory pomédha kontrolovat rast a preZitie buniek. U 0s6b s NF1 je MEK nadmerne aktivny, ¢o
vedie k rastu plexiformnych neurofibrémov na nervovych bunkach. Zablokovanim MEK mirdametinib
pomaha zmensit tieto nadory.
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Aké prinosy lieku Ezmekly boli preukazané v stadiach?

Na hlavnej studii sa zUcastnilo 114 pacientov vo veku od 2 rokov s plexiformnymi neurofibrémami
spbsobenymi NF1, ktorych nadory nebolo mozné chirurgicky odstranit a ktoré spésobovali priznaky. V
tejto Studii sa liek Ezmekly neporovnaval so Ziadnou inou lie¢bou ani s placebom (zdanlivym liekom).

Hlavnym meradlom Ucinnosti bol podiel pacientov, ktori odpovedali na lieCbu liekom Ezmekly. Pacienti
sa povazovali za pacientov, ktori odpovedali na lieCbu, ak sa neobjavili Ziadne priznaky nadorov (Uplna
odpoved), alebo ak sa nadory zmensili najmenej o 20 % (Ciasto¢na odpoved) a odpoved sa udrzala
najmenej 2 az 6 mesiacov.

U deti dosiahlo ciasto¢nl odpoved 52 % (29 z 56). Z nich u 90 % sa zachovala odpoved’ aspori
12 mesiacov a u 48 % aspon 24 mesiacov.

U dospelych sa Ciastocna odpoved dosiahla u 41 % (24 z 58). Z nich u 88 % sa zachovala odpoved'
aspon 12 mesiacov a u 50 % aspon 24 mesiacov.

Aké rizika sa spajaja s pouzivanim lieku Ezmekly?

Zoznam vsetkych vedlajsich ucinkov pozorovanych pri pouzivani lieku Ezmekly a zoznam vsetkych
obmedzeni sa nachadzaju v pisomnej informacii pre pouzivatela.

U dospelych najéastej$ie vedlajsie G¢inky lieku Ezmekly (ktoré mézu postihnat viac ako 1 osobu z 3) sU
akneiformna dermatitida (zapal koze pripominajuci akné), hnacka, nauzea (pocit nevolnosti), zvySena
hladina enzymu kreatin-fosfokinazy v krvi, muskuloskeletalna bolest (bolest svalov a kosti), vracanie

a Unava. Vedlajsie Ucinky lieku Ezmekly mdzu byt zdvazné. NajcastejSie vedlajsie Ucinky (ktoré mézu
postihnut aZ 1 osobu z 10) st abdominalna (brusnd) bolest, muskuloskeletdlna bolest a oklizia
retinalnej zily (blokovanie prietoku krvi v Zile sietnice, membrane citlivej na svetlo v zadnej Casti oka).

NajcastejSie vedlajsie Gc¢inky lieku Ezmekly (ktoré mézu postihnit viac ako 1 osobu z 3) u deti su
zvySena hladina kreatin-fosfokinazy v krvi, hnacka, akneiformna dermatitida, muskuloskeletalna
bolest, bolest brucha, vracanie a bolest hlavy. Medzi zdvaZné vedlajsie G¢inky (ktoré mdzu postihnit
az 1 osobu z 10) patri muskuloskeletalna bolest.

Predo bol liek Ezmekly povoleny v EU?

V ¢ase schvalenia lieku bol v EU povoleny len jeden liek na lie¢bu plexiformnych neurofibrémov, a to u
deti vo veku od 3 rokov s NF1. Liek Ezmekly poskytuje dalSiu moznost lie¢by a preukazalo sa, Ze je
ucinny u deti od mierne mladsieho veku - 2 rokov — a u dospelych. Rozsah prinosov lieku je vSak
neisty, pretoze liek sa neporovnaval so Ziadnou inou lie¢bou ani s placebom a pacienti boli sledovani
menej ako 3 roky.

Pokial' ide o bezpecnost, vaésina vedlajsich Gginkov pozorovanych pri pouzivani lieku Ezmekly bola
mierna az stredne zdvazna. Niektoré zriedkavé, ale zdvazné vedlajdie Ucinky véak mdzu postihnit odi a
srdce. Existuji pochybnosti o tom, ¢ by liek mohol poSkodit DNA a potencidlne prispiet k vzniku
rakoviny. To sa riesi prostrednictvom nalezitého upozornenia v informaciach o lieku. Existuju aj
nejasnosti, pokial ide o dlhodobl bezpeénost lieku Ezmekly.

Liek Ezmekly bol povoleny s podmienkou. To znamena, ze bol povoleny na zdklade menej
komplexnych Gdajov, nez sa bezne pozaduje, pretoze napifia dovtedy nenaplnenu lie¢ebnl potrebu.
Agentlra sa domnieva, ze prinos skorSieho spristupnenia lieku je vacsi ako vSetky rizika spojené s jeho
pouzivanim, kym sa ¢aka na dalsie dokazy.
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Okrem toho musi spoloénost poskytn(t dalSie Udaje o lieku Ezmekly. Musi predloZit dlhodobé vysledky
hlavnej $tudie o bezpednosti a Géinnosti lieku, ako aj vysledky Stidie posudzujlcej jeho bezpeénost pri
pouzivani v klinickej praxi. Agentura kazdy rok prehodnocuje vSetky nové dostupné informacie.

Aké opatrenia sa prijimaji na bezpecné a Gucinné pouzivanie lieku Ezmekly?

Na bezpecné a ucinné uzivanie lieku Ezmekly boli do sihrnu charakteristickych vlastnosti lieku
a pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté odporucania a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri vSetkych liekoch, aj Udaje o pouzivani lieku Ezmekly sa neustale kontroluju. Podozrenia na
vedlajsie ucinky hlasené pri lieku Ezmekly sa dokladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek
nevyhnutné kroky na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Ezmekly

DalSie informécie o lieku Ezmekly sa nachadzajl na webovej stranke agenttry:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/Ezmekly.

Posledna aktualizacia tohto sihrnu: 07-2025
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