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Sammanfattning av Ezmekly och varfér det ar godkant inom EU

Vad ar Ezmekly och vad anvands det for?

Ezmekly ar ett lakemedel som anvands foér att behandla plexiforma neurofibrom, godartade (icke-
cancerogena) tumdrer som véxer ldngs nerver hos vuxna och barn i aldern tvad ar och aldre med
neurofibromatos typ 1 (NF1). Det anvands nar tumorerna orsakar symtom (t.ex. smarta och svaghet)
och inte kan avlagsnas genom operation.

Neurofibromatos ar sallsynt och Ezmekly klassificerades som sarlakemedel (ett ldkemedel som
anvands vid sallsynta sjukdomar) den 25 juli 2019. Mer information om klassificeringen som
sarlakemedel finns p& pa EMA:s webbplats.

Ezmekly innehdller den aktiva substansen mirdametinib.

Hur anvands Ezmekly?

Ezmekly ar receptbelagt och behandling ska inledas av en lékare med erfarenhet av att diagnostisera
och behandla patienter med tumoérer som orsakas av NF1.

Ezmekly finns som kapslar som ska svéljas eller dispergerbara tabletter som kan Iésas upp i vatten.
Det tas tvd gdnger om dagen med 12 timmars mellanrum. Patienterna tar ldkemedlet i tre veckor och
gér sedan uppehall i en vecka. Denna cykel upprepas tills sjukdomen férvérras eller biverkningarna blir
oacceptabla.

For mer information om hur du anvander Ezmekly, Ids bipacksedeln eller tala med lakare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Ezmekly?

Den aktiva substansen i Ezmekly, mirdametinib, ar en liten molekyl som verkar genom att blockera
MEK, ett protein som hjalper till att kontrollera hur cellerna vaxer och dverlever. Hos personer med
NF1 &r MEK 6veraktivt, vilket leder till tillvéxt av plexiforrma neurofibrom pa nervcellerna. Genom att
blockera MEK bidrar mirdametinib till att minska dessa tumorer.
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Vilka fordelar med Ezmekly har visats i studierna?

En huvudstudie omfattade 114 patienter i dldern tva r och &ldre med plexiforma neurofibrom
orsakade av NF1 vars tumdrer inte kunde avlagsnas genom kirurgi och orsakade symtom. I denna
studie jamférdes Ezmekly inte med ndgon annan behandling eller placebo (overksam behandling).

Huvudeffektmattet var andelen patienter som svarade p& behandlingen med Ezmekly. Patienterna
ansags ha svarat néar det inte fanns ndgra tecken pa tumérer (fullsténdigt svar) eller om tumérerna
minskade med minst 20 procent i storlek (partiellt svar) och svaret bibehélls i minst 2-6 manader.

Hos barn uppvisade 52 procent (29 av 56) ett partiellt svar. Bland dessa kvarstod svaret hos
90 procent i minst 12 manader och hos 48 procent i minst 24 manader.

Hos vuxna uppvisade 41 procent (24 av 58) ett partiellt svar. Bland dessa kvarstod svaret hos 88
procent i minst 12 manader och hos 50 procent i minst 24 manader.

Vilka ar riskerna med Ezmekly?

En fullstandig forteckning éver biverkningar och restriktioner for Ezmekly finns i bipacksedeln.

Hos vuxna ar de vanligaste biverkningarna som orsakas av Ezmely (kan férekomma hos fler an 1 av 3
anvandare) akneiform dermatit (akneliknande inflammation i huden), diarré, illamdende, férhéjda
nivéer av enzymet kreatinfosfokinas i blodet, muskel- och skelettsmarta, krdakningar och trétthet.
Biverkningar som orsakas av Ezmekly kan vara allvarliga. De vanligaste (kan forekomma hos upp till 1
av 10 anvandare) ar buksmarta, muskel- och skelettsmarta och retinal venocklusion (blockering av
blodfiédet i en ven i nathinnan, det ljuskdnsliga membranet i 6gats bakre del).

Hos barn ar de vanligaste biverkningarna som orsakas av Ezmekly (kan férekomma hos fler an 1 av 3
anvandare) forhdjda nivder av kreatinfosfokinas i blodet, diarré, akneliknande dermatit, muskel- och
skelettsmarta, buksmarta, krdakningar och huvudvark. Allvarliga biverkningar (kan férekomma hos upp
till 1 av 10 anvandare) ar muskel- och skelettsmarta.

Varfor ar Ezmekly godkant i EU?

Vid tidpunkten fér godkannandet var endast ett Idkemedel godkant i EU for plexiforma neurofibrom hos
barn i &ldern tre ar och dldre med NF1. Ezmekly utgdr ytterligare ett behandlingsalternativ och har
visat sig vara effektivt hos barn fr&n en ndgot yngre dlder - tvd ar - och hos vuxna. Omfattningen av
dess férdelar &r dock osédker eftersom lakemedlet inte har jamférts med ndgon annan behandling eller
placebo och patienterna har féljts upp i mindre &n tre ar.

N&r det galler sdkerheten var de flesta biverkningar som sdgs med Ezmekly lindriga till mattliga. Vissa
sallsynta men allvarliga biverkningar kan dock paverka égonen och hjértat. Det rdder osdkerhet om
huruvida ldkemedlet kan skada DNA och potentiellt bidra till utvecklingen av cancer. Detta hanteras
genom en lamplig varning i produktinformationen. Det finns ocksd osédkerhetsfaktorer nar det galler
Ezmeklys I&ngsiktiga sakerhet.

Ezmekly har godkants enligt reglerna om “villkorat godkannande”. Detta innebar att det har beviljats
pa grundval av mindre omfattande data &n vad som normalt krévs, eftersom det tillgodoser ett
ouppfyllt medicinskt behov. EMA anser att férdelarna med att ha ldkemedlet tillgangligt tidigare
uppvager riskerna vid anvéndning av det i vdntan p3 ytterligare belagg.

Dessutom maste féretaget lamna ytterligare uppgifter om Ezmekly. Féretaget maste lamna in
I&ngsiktiga resultat frdn huvudstudien om lakemedlets sikerhet och effekt samt resultat fr@n en studie
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dar dess sakerhet beddms nar det anvands i klinisk praxis. EMA kommer att granska ny information
om produkten varje ar.

Vad gors for att garantera saker och effektiv anvandning av Ezmekly?

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for saker och effektiv anvandning av Ezmekly har tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla Idkemedel évervakas de vetenskapliga uppgifterna fér Ezmekly kontinuerligt.
Misstankta biverkningar som har rapporterats for Ezmekly utvarderas noggrant och nédvandiga
dtgarder vidtas for att skydda patienterna.

Mer information om Ezmekly

Mer information om Ezmekly finns p& EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/Ezmekly.

Denna sammanfattning uppdaterades senast 07-2025.
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