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Oxbryta (voxelotor)
Sammanfattning av Oxbryta och varfoér det ar godkant inom EU

Vad ar Oxbryta och vad anvidnds det for?

Oxbryta ar ett ldkemedel som anvands for att behandla hemolytisk anemi (upptrappad nedbrytning av
réda blodkroppar) hos patienter frdn 12 ars dlder som har sicklecellanemi. Oxbryta kan ges ensamt
eller tillsammans med ett annat lakemedel mot sicklecellanemi, hydroxikarbamid.

Sicklecellanemi ar en genetisk sjukdom som innebar att patienten producerar en onormal form av
hemoglobin (det protein i de réda blodkropparna som transporterar syre). De réda blodkropparna
stelnar, blir klibbiga och andrar form fran att vara runda skivor till att se ut som halvcirkelformade
skaror. Sicklecellanemi ar sdllsynt och Oxbryta klassificerades som sarlakemedel (ett Idkemedel som
anvands vid sdllsynta sjukdomar) den 18 november 2016. Mer information om klassificeringen som
sarlakemedel finns har:

ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-16-1769.

Oxbryta innehdller den aktiva substansen voxelotor.

Hur anvdnds Oxbryta?

Oxbryta ar receptbelagt och behandling ska inledas av en lakare med erfarenhet av att behandla
sicklecellanemi.

Lakemedlet finns som tabletter som ska tas genom munnen. Den vanliga rekommenderade dosen &r
1 500 mg en gang om dagen.

For mer information om hur du anvander Oxbryta, |as bipacksedeln eller tala med lakare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Oxbryta?

Vid sicklecellanemi frisatter det onormala hemoglobinet syret som det transporterar och klumpar sedan
ihop sig till rigida kedjor. Under denna process blir de réda blodkropparna halvmaneformade och mer
kortlivade. Detta leder till 6kad risk for att blodkarlen tépps till, men innebar ocksa att de roda
blodkropparna blir farre och att mangden syretransporterande hemoglobin minskar. Den aktiva
substansen i Oxbryta, voxelotor, verkar genom att férbattra hemoglobinets formaga att halla kvar syre
och hindra de réda blodkropparna fran att klibba ihop till kedjor. Detta bidrar till att de réda
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blodkropparna kan behalla sin normala form och flexibilitet, vilket i sin tur minskar deras snabba
nedbrytning och goér att de lever langre.

Vilka fordelar med Oxbryta har visats i studierna?

I en huvudstudie pd 247 patienter i dldern 12-64 ar med sicklecellanemi visades Oxbryta ha positiva
effekter mot hemolytisk anemi. Patienterna fick Oxbryta eller placebo (overksam behandling) och de
patienter som sedan tidigare tog hydroxikarbamid fick fortsatta med det Iakemedlet. Nar behandlingen
inleddes var hemoglobinnivderna i genomsnitt 8,5 g per dl blod. Efter 24 veckors behandling hade
hemoglobinnivaerna forbattrats med minst 1 g per dl hos omkring 51 procent av de patienter som fick
Oxbryta i en daglig dos pd 1 500 mg (46 av 90 patienter) jamfért med 6,5 procent av dem som fick
placebo (6 av 92). Genom andra matvarden kunde man ocksa se att nedbrytningen av réda
blodkroppar minskade med Oxbryta.

Vilka ar riskerna med Oxbryta?

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Oxbryta (kan férekomma hos fler an 1 av 10 anvandare)
ar huvudvark, diarré och buksmarta (magont). De allvarligaste biverkningarna, som férekommer hos
omkring 1 av 100 anvandare, ar huvudvark och (allergiska) dverkanslighetsreaktioner.

En fullsténdig forteckning 6ver biverkningar och restriktioner for Oxbryta finns i bipacksedeln.
Varfor ar Oxbryta godkant i EU?

Befintliga behandlingar mot sicklecellanemi omfattar redan ldkemedel som férhindrar de smartsamma
kriser som uppstar nar de halvmaneformade blodkropparna blockerar blodtillférseln till vitala organ. Det
finns dock ett ouppfyllt medicinskt behov av behandlingar fér att hantera den anemi som ar férknippad
med sjukdomen och som leder till trotthet och kronisk smérta och @ven bidrar till andra komplikationer.
Oxbryta har visats forbattra anemin genom att héja hemoglobinnivderna och minska nedbrytningen av
roda blodkroppar. Det &r annu oklart i vilken utstrackning detta kommer att férbattra de kliniska
symtomen och livskvaliteten pd langre sikt, eftersom ldkemedlet ocksd kan komma att minska
hemoglobinets formaga att frisatta syre till kroppens vavnader. Med tanke pa att biverkningarna tycks
vara begransade och hanterbara fann dock Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) att fordelarna
med Oxbryta ar storre an riskerna och att Oxbryta kan godkannas fér forsaljning i EU.

Vad gors for att garantera sdaker och effektiv anviandning av Oxbryta?

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

Liksom for alla Idkemedel 6évervakas de vetenskapliga uppgifterna fér Oxbryta kontinuerligt. Misstankta
biverkningar som har rapporterats for Oxbryta utvarderas noggrant och nédvandiga dtgarder vidtas for
att skydda patienterna.

Mer information om Oxbryta

Mer information om Oxbryta finns pa EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/oxbryta.
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