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Sahrn spravy EPAR pre verejnost
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hydroxykarbamid

Tento dokument je suhrn Eurépskej verejnej hodnotiacej spravy (EPAR) o lieku Siklos. Vysvetluje,
akym spésobom Vybor pre lieky na humanne pouzitie (CHMP) vyhodnotil liek a dospel k stanovisku
v prospech vydania povolenia na uvedenie na trh, ako aj k odporu¢aniam, ako pouzivat liek Siklos.

Co je liek Siklos?

Siklos je liek, ktory obsahuje ucinnu latku hydroxykarbamid. Je dostupny vo forme tabliet (100 mg
a 1 000 mg). 1 000 mg tableta ma Specidlne deliace ryhy, aby sa dala lahko rozdelit na Styri rovnaké
Casti.

Na co sa liek Siklos pouziva?

Liek Siklos sa pouziva u dospelych, dospievajicich a deti starSich ako 2 roky so syndrémom
kosacikovitych buniek, ¢o je geneticka choroba, pri ktorej sa ¢ervené krvinky stavaju nepruzné

a lepkavé a menia svoj tvar z okruhleho na kosacikovity (ako polmesiac). Liek sa pouZiva na
predchadzanie vzniku opakovanych, bolestivych vazookluzivnych kriz, ku ktorym dochadza vtedy, ked
su krvné cievy zablokované abnormalnymi ¢ervenymi krvinkami obmedzujtcimi tok krvi do organu.
MdéZu zahfriat akatny hrudny syndrom, ¢o je stav ohrozujlci Zivot, pri ktorom pacient pociti nahlu bolest
na hrudniku, objavi sa hortc¢ka, tazkosti pri dychani alebo sa pozoruji znamky pritomnosti tekutiny v
plticach na réntgenovom snimku.

KedZe pocet pacientov so syndrémom kosacikovitych buniek je nizky, toto ochorenie sa povazuje
za zriedkavé, a preto bol liek Siklos 9. jula 2003 oznaceny za liek na ojedinelé ochorenia.

Vydaj lieku je viazany na lekarsky predpis.
Ako sa liek Siklos uziva?

Lie¢bu liekom Siklos ma zadat lekar, ktory ma sklsenosti s lie¢bou syndromu kosacikovitych buniek.
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Liek Siklos sa uZiva raz denne, najlepsie rano pred rafiajkami. Uvodna davka je zvyéajne 15 mg na
kilogram telesnej hmotnosti, priCom sa na dosiahnutie potrebnej davky pouzivaju tablety v ¢o
najvhodnejsej sile (100 alebo 1 000 mg). Ak je to potrebné, 1 000 mg tabletu mozZno rozdelit na
Stvrtiny (250 mg). Davka sa upravuje podla odpovede na liecbu, pricom zvycajna denna davka je

v rozsahu 15 aZ 30 mg na kilogram telesnej hmotnosti. V mimoriadnych pripadoch sa mézu pouzit
denné davky az do 35 mg na kilogram telesnej hmotnosti, pokial je krv pacienta sledovana vzhladom
na vedlajsie Ucinky lieku. V pripade pacientov, ktori neodpovedaji na tato davku alebo u ktorych sa
prejavuju vedlajsie G¢inky, sa lie¢ba mozno bude musiet zastavit alebo prerusit. Davka lieku Siklos sa
ma znizit u pacientov, ktori maja mierne alebo stredne zavazné problémy s obli¢kami. Viac informacii
sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatelov.

v

Akym sposobom liek Siklos Gcinkuje?

Ucinna latka lieku Siklos, hydroxykarbamid, blokuje rast a reprodukciu niektorych buniek, napriklad
krviniek. Hoci nie je zndmy presny sposob, ako liek Ucinkuje pri tejto chorobe, hydroxykarbamid méze
znizovat pocet buniek, ktoré st v krvnom obehu, a v pripade pacientov so syndrémom kosacikovitych
buniek méze zabranit éervenym krvinkam, aby zmenili tvar. Tym sa zniZi riziko zablokovania krvnych
ciev.

Hydroxykarbamid, ktory je zndmy ako hydroxyurea, je dostupny v Eurépskej Unii (EU) niekolko
desatrod¢i na pouzitie pri inych chorobach vratane niektorych typov rakoviny.

Ako bol liek Siklos skimany?

KedZe hydroxykarbamid je dobre zndma latka, ktord sa uz pouziva v inych liekoch, spoloénost pouzila
Udaje z odbornej literatdry na podporu pouzivania lieku Siklos v pripade dospelych a deti so syndrémom
kosacikovitych buniek. Spoloénost predloZila dékazy o Géinnosti lieku Siklos z 11 publikovanych stadii,
ktoré zahfriali 378 deti, a z troch narodnych registrov informéacii o 155 detoch so syndrémom
kosacikovitych buniek, ktoré boli lie¢ené liekom Siklos aZ sedem rokov. Spolo¢nost predloZila aj
vysledky jednej studie s 299 dospelymi pacientmi, v ramci ktorej sa ucinky lieku Siklos porovnavali s
uc¢inkami placeba (zdanlivého lieku), ako aj vysledky dalSej Studie so 430 dospelymi pacientmi a jeden
narodny register informacii o 123 dospelych, ktori boli lieceni liekom Siklos. V tychto tadiach sa
porovnaval pocet vazookluzivnych kriz pred lieCbou a po liecbe liekom Siklos, ktoré boli definované ako
akakolvek bolestiva epizdda tykajluca sa ruk, néh, brucha, chrbta alebo hrudnika.

Aky prinos preukazal liek Siklos v tychto stadiach?

Pacienti lieCeni liekom Siklos mali menej vazookluzivnych kriz po lie¢be nez pred liecbou, pricom
frekvencia klesla o0 66 % az 80 % u deti a dospelych. Pocet pripadov akitneho hrudného syndrému sa
takisto znizil o 25 % az 33 %. Tiez bolo hospitalizovanych menej pacientov a pocet dni stravenych

v nemochnici sa znizil. U¢inky lie¢by pretrvavali az sedem rokov. V studii, v ktorej sa porovnaval liek
Siklos s placebom u dospelych, sa u pacientov, ktori uzivali liek Siklos, vyskytlo menej vazookluzivnych
kriz (2,5 krizy za rok) ako u tych, ktori dostavali placebo (4,5 krizy za rok).

Akeé rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Siklos?

NajCastejsie vedlajsie Ucinky lieku Siklos (pozorované u viac nez 1 pacienta z 10) s supresia kostnej
drene, spbsobujica neutropéniu (nizke hladiny neutrofilov, Co je typ bielych krviniek), retikulocytopénia
(nizke hladiny retikulocytov, o je typ nezrelych ¢ervenych krviniek) a makrocytdza (zvécsenie
¢ervenych krviniek). Pacienti uzivajuci liek Siklos maju absolvovat krvné testy pred lie¢bou a pravidelne
pocas liecby, aby sa kontroloval pocet krviniek a sledovala funkcia obliciek a pecene. Pocet krviniek sa
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za beznych okolnosti vrati na normalnu Uroven do dvoch tyzdfiov od zastavenia lieCby liekom Siklos. U
muzov lieCenych liekom Siklos sa velmi ¢asto pozorovala reverzibilna oligospermia, resp. azoospermia
(znizena alebo chybajlca produkcia zdravych spermii). Zoznam vsetkych vedlajsich ucinkov
pozorovanych pri pouzivani lieku Siklos sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatelov.

Liek Siklos nesmu uzivat osoby so zavaznymi problémami s obli¢ckami alebo s pederiou, ani osoby,
ktoré maju nebezpeéne nizky podet krviniek. Podas lie¢by liekom Siklos treba prestat dojéit. Zoznam
vietkych obmedzeni sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatelov.

Preco bol liek Siklos povoleny?

Vybor CHMP rozhodol, ze prinosy lieku Siklos su vacsie nez rizika spojené s jeho pouzivanim
a odporudil udelit povolenie na uvedenie na trh.

Aké opatrenia sa prijimaju na bezpecné a Gcinné pouzivanie lieku Siklos?

Na zaistenie ¢o najbezpecnejSieho pouzivania lieku Siklos bol vypracovany plén riadenia rizik.

Na zaklade tohto planu boli do suhrnu charakteristickych vlastnosti lieku a pisomnej informéacie pre
pouzivatelov zahrnuté informacie o bezpecnosti o lieku Siklos vratane prislusnych opatreni, ktoré maju
zdravotnicki pracovnici a pacienti dodrzZiavat. Spoloénost, ktord vyraba liek Siklos, poskytne pre
lekarov a pacientov aj informacné balicky, v ktorych st uvedené informacie o bezpecnosti lieku.

Dalsie informacie o lieku Siklos

Dria 29. juna 2007 Eurdpska komisia vydala povolenie na uvedenie lieku Siklos na trh platné v celej
Eurdpskej unii.

Suhrn stanoviska Vyboru pre lieky na ojedinelé ochorenia k lieku Siklos sa nachadza na webovej
stranke agentldry ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Uplné znenie spravy EPAR o lieku Siklos sa nachadza na webovej stranke agentiry EMA
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European Public Assessment Reports. Ak potrebujete
dalsie informacie o lie¢be liekom Siklos, preditajte si pisomnu informdaciu pre pouzivatelov (sucast
spravy EPAR), alebo sa obratte na svojho o$etrujliceho lekara, resp. lekarnika.

Posledna aktualizacia tohto sGhrnu: 03-2014
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