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Agentlra EMA potvrdzuje pozastavenie povolenia lieku
Oxbryta na lieCbu kosacikovitej anémie

VysSsSia miera umrti a komplikacii ochorenia v nedavnych skusaniach
znamena, Ze pomer prinosu a rizika uz nie je priaznivy

Dna 16. oktébra 2025 Vybor pre lieky na humanne pouzitie (CHMP) agentiry EMA odporudil, aby
povolenie na uvedenie lieku Oxbryta na trh na liecbu kosacikovitej anémie zostalo pozastavené. Toto
odporucanie nasledovalo po docasnych opatreniach, ktoré vybor prijal v septembri 2024, ked docasne
pozastavil povolenie lieku s ciefom preskimat nové Gdaje o bezpeénosti.

Vybor CHMP po posudeni dospel k zaveru, Ze prinosy lieku uz neprevysuju jeho rizika. Preskimanie sa
zacalo po tom, ako sa v jednom klinickom skusani! zaznamenal vysSsi poCet imrti pri lieku Oxbryta ako
pri placebe (zdanlivom lieku) a v inom skdsani vyssi pocet umrti, ako sa oCakavalo?.

V prvej studii, v ktorej sa hodnotil tc¢inok lieku Oxbryta u 0s6b s kosacikovitou anémiou s vySSim
rizikom mozgovej prihody, zomrelo 8 deti lie¢enych liekom Oxbryta v porovnani s 2 detmi, ktoré
dostavali placebo. V druhej studii, v ktorej sa hodnotil Gc¢inok lieku na vredy na nohach, znamu
komplikaciu kosacikovitej anémie, zomrela v skupine uzivajlucej liek Oxbryta pocas prvych 12 tyzdnov
liecby jedna osoba, zatial ¢o v skupine uzivajlucej placebo nedoslo k ziadnemu Umrtiu. V nasledujicej
12-tyzdfiovej faze Studie, v ktorej vSetci pacienti dostavali liek Oxbryta, bolo hlasenych 8 dalSich amrti.
V stadiach sa tiez preukazal vyssi pocet nahlych epizéd silnej bolesti vratane vazookluzivnych kriz
(VOCQC) u pacientov lie¢enych liekom Oxbryta v porovnani s pacientmi, ktori dostavali placebo.

Dnia 26. septembra 2024 vybor CHMP odporucil pozastavenie povolenia na uvedenie na trh ako
preventivne opatrenie, ked sa objavili dalSie Udaje z dvoch registracnych stadii, ktoré naznacuju, ze
pacienti pri lieCbe liekom Oxbryta zaznamenali vyssiu frekvenciu nahlych epizdd bolesti ako pred
zacatim liecby. Agentira EMA v tom case poskytla zdravotnickym pracovnikom a pacientom

! Global Blood Therapeutics. Stiidia GBT440-032 fazy 3 u Gcastnikov s kosécikovitou anémiou (HOPE Kids 2). 1D IRAS:
242661. Cislo EudraCT: 2017-000903-26. Referencia REC: 18/L0O/0359. London - City & East Research Ethics Committee
(Londyn - Eticka komisia pre vyskum v City & East). Health Research Authority (Organ pre vyskum v oblasti zdravia).

K dispozicii na adrese: https://www.hra.nhs.uk/planning-and-improving-research/application-summaries/research-
summaries/gbtt440-032-phase-3-study-in-participants-with-sickle-cell-disease

2 Multicentrické, randomizované, dvojito zaslepené, placebom kontrolované skusanie fazy 3 na vyhodnotenie ucinnosti
voxelotoru na lie¢bu vredov na nohéch u pacientov s kosacikovitou anémiou (RESOLVE). Cislo EudraCT: 2025-000161-87.
Identifikator ClinicalTrials.gov: NCT05561140. K dispozicii na adrese: https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-
search/trial/2025-000161-87/3rd
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odporucania, v ktorych zdbraznila, ze liek Oxbryta sa uz nema predpisovat a ze existujlci pacienti
maju prejst na alternativnu lie¢bu3.

Hoci zaverecCna analyza registracnych stadii nepotvrdila zvySenie poctu nahlych epizéd bolesti pri lieku
Oxbryta, v nedavnych klinickych skisaniach sa preukazalo viac nahlych epizdd bolesti a umrti. Tieto
vysledky boli v rozpore s vysledkami predchadzajuceho hlavného klinického skdsania, ktoré podporilo
povolenie lieku Oxbryta a v ktorom sa nepreukazal rozdiel medzi lieCebnymi skupinami.

Vybor CHMP v ramci svojho preskimania uviedol, Ze zakladné mechanizmy zvyseného poctu umrti a
komplikacii vratane epizdd nahlej bolesti po liecbe liekom Oxbryta zostavaju v studiach nejasné. Vybor
CHMP nenasiel jasné vysvetlenie zvySenych rizik a nedokazal identifikovat opatrenia na ucinnu
minimalizaciu tychto rizik ani ziadnu podskupinu pacientov, u ktorych by prinosy lieku prevazili jeho
rizika. Vybor CHMP preto dospel k zaveru, Ze pomer prinosov a rizik lieku Oxbryta uz nie je priaznivy a
povolenie na uvedenie tohto lieku na trh ma zostat pozastavené. Zdravotnicki pracovnici teda nadalej
nebudl’ méct liek Oxbryta predpisovat pacientom v EU.

Vybor CHMP pri vypracuvani svojho stanoviska zohladnil aj odporucania odbornikov v danej oblasti,
ako aj zastupcov pacientov a s vyborom pre bezpec¢nost (PRAC) agentiry EMA konzultoval mozné
opatrenia na minimalizaciu rizik.

Dalsie informacie o lieku

Liek Oxbryta bol povoleny vo februari 2022 na liecbu hemolytickej anémie (nadmerného rozpadu
cervenych krviniek) u pacientov vo veku 12 rokov a starsich, ktori maju kosacikovitl anémiu. Liek sa
podaval samostatne alebo spolu s inym liekom na kosacikoviti anémiu nazyvanym hydroxykarbamid.
Liek Oxbryta obsahuje lie¢ivo voxelotor.

Koséacikovita anémia je genetické ochorenie, pri ktorom sa u jednotlivcov vytvara abnormalna forma
hemoglobinu (proteinu v ¢ervenych krvinkach, ktory prenésa kyslik). Cervené krvinky sa stavaju tuhé
a lepkavé a ich tvar sa meni z okrihleho na mesiacikovity (ako kosacik).

Dalsie informacie o postupe

Preskimanie lieku Oxbryta sa zadalo 29. jula 2024 na Ziadost Eurdpskej komisie podla ¢ldnku 20
nariadenia (ES) ¢. 726/2004.

Preskimanie uskutocnil Vybor pre lieky na humanne pouzitie (CHMP), ktory zodpoveda za otazky
tykajlce sa liekov na humanne pouzitie a ktory prijal stanovisko agentury.

Stanovisko vyboru CHMP bolo postipené Eurépskej komisii, ktord 9. decembra 2025 vydala konecné
pravne zavazné rozhodnutie platné vo véetkych &lenskych $tatoch EU.

3 https://www.ema.europa.eu/en/documents/referral/oxbryta-article-20-procedure-suspension-sickle-cell-disease-
medicine-oxbryta_en.pdf
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