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Zamietnutie povolenia na uvedenie lieku Kizfizo
(temozolomid) na trh
Opatovnym preskumanim sa potvrdilo zamietnutie

Eurdpska agentura pre lieky po opatovnom preskimani svojho pévodného stanoviska potvrdila svoje
odporicéanie zamietnut povolenie na uvedenie lieku Kizfizo na trh. Liek bol uréeny na lie¢bu deti
s neuroblastdmom, rakovinou nervovych buniek.

Agentura vydala svoje stanovisko po opdatovnom preskimani 27. februdra 2025. Agentlra vydala svoje
pbvodné stanovisko 14. novembra 2024. Spoloc¢nost, ktord poZiadala o povolenie pre liek Kizfizo, je
spolo¢nost Orphelia Pharma.

Co je liek Kizfizo a na &o bol uréeny?

Liek Kizfizo bol vyvinuty ako protirakovinovy liek na lie¢bu deti starSich ako 1 rok s vysokorizikovym
neuroblastémom. Liek sa mal pouzivat v kombindacii s dal$im protirakovinovym liekom, irinotekanom
alebo topotekanom, u:

e deti, u ktorych sa neuroblastém nezlepsil pomocou chemoterapie (inych liekov, ktoré sa pouzivaju
na liecbu rakoviny),

e deti, ktorych ochorenie sa vratilo a zhorsuje sa po tom, ako predtym dostali chemoterapiu
a transplantaciu kmeniovych buniek (postup, pri ktorom sa nahradzaja bunky pacienta, ktoré tvoria
krv).

Liek Kizfizo obsahuje liecivo temozolomid a bol vyvinuty ako tzv. hybridny liek. To znamena, ze je
podobny tzv. referené¢nému lieku obsahujucemu rovnaké liecivo, ale medzi tymito dvoma liekmi
existuju urcité rozdiely.

Zatial' ¢o referencny liek Temodal je dostupny vo forme kapsul alebo prasku na pripravu infiUzneho
roztoku (na kvapkanie) do Zily, liek Kizfizo je tekutina, ktord sa uziva Ustami alebo cez trubicu, ktora
prechadza z nosa do zaludka.

Liek Kizfizo bol 21. augusta 2019 oznaceny za liek na ojedinelé ochorenia (liek, ktory sa pouziva pri
zriedkavych chorobach) na lieCbu neuroblastomu. Viac informacii o oznacovani liekov ako lieky na
zriedkavé choroby sa nachadza na webovom sidle agentury:
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Akym sposobom liek Kizfizo ucinkuje?

Liecivo lieku Kizfizo, temozolomid, je alkyla¢né cinidlo. V tele sa meni na ind zlGceninu nazyvanu MTIC.
MTIC upravuje DNA sp6sobom, ktory zabrafiuje deleniu buniek, ¢o spésobuje ich odumieranie.
Predpoklada sa, ze temozolomid tym spomali rast neuroblastomu.

Akou dokumentaciou podlozila spoloénost svoju Ziadost?

Referencny liek Temodal je povoleny na lieCbu iného karcindmu (glioblastému), ale pouziva sa na
lie¢bu neuroblastému. Spolo¢nost vykonala $tudiu s ciefom preskimat, & je liek Kizfizo ,biologicky
rovnocenny" s liekom Temodal. Dva lieky su biologicky rovnocenné, ak v tele vytvaraja rovnaké
hladiny lieciva, a preto sa o¢akava, ze maju rovnaky ucinok.

Spolo¢nost predlozila aj vysledky klinickej $tudie zahffiajucej 102 pacientov vo veku do 21 rokov
s neuroblastdomom, ktorym sa podaval temozolomid v monoterapii a v kombindacii s irinotekanom alebo
topotekdanom. Hlavnym meradlom Gc&innosti bola odpoved na lie¢bu. Spolo¢nost podporila tieto zistenia
vysledkami pozorovacej Studie, ktora zahffala deti s neuroblastomom lieCenym temozolomidom.

Aké boli hlavné dovody zamietnutia povolenia na uvedenie na trh?

Agentura poznamenala, Ze v klinickych aj pozorovacich studiach (ktoré neporovnavali temozolomid so
Ziadnou inou lieCbou) bol podiel pacientov, ktori odpovedali na kombinaciu temozolomidu a irinotekanu
alebo topotekanu, prilis nizky na to, aby sa preukazalo, Ze je pre pacientov prinosom. Okrem toho
nebolo mozné urdit Géinok temozolomidu na zaklade (dajov z tychto studii.

Agentura preto zastavala nazor, ze nie je mozné stanovit pomer medzi prinosmi a rizikami lieku Kizfizo
pri liecbe deti s neuroblastomom.

Na Ziadost spolo¢nosti vybor CHMP opéatovne preskimal dostupné (daje a poziadal aj o radu skupinu
odbornikov, ktori boli vyzvani, aby sa vyjadrili k niekolkym otazkam o prinosoch lieku. KedZe vyhrady
vyboru neboli vyriesené, po opatovnom preskimani sa potvrdilo pévodné zamietnutie.

Ma zamietnutie ziadosti dosledky pre pacientov, ktori sa ziicastinuja na
klinickych skasaniach?

Spolo¢nost agentaru informovala, Ze pre pacientov pouzivajlcich liek Kizfizo, ktori sa v siéasnosti
zUcCastnuju na klinickych skdsaniach, nevyplyvaju Ziadne dosledky.

Ak sa zudastriujete na klinickom skdsani a potrebujete viac informacii o svojej lie¢be, obratte sa na
svojho osSetrujluceho lekara.
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