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Skyclarys (omaveloxolon)
Sammanfattning av Skyclarys och varfor det ar godkant inom EU

Vad ar Skyclarys och vad anvidnds det for?

Skyclarys &r ett lakemedel som ges till patienter frdn 16 ars dlder for att behandla Friedreichs ataxi, en
arftlig sjukdom som orsakar skador p& nervsystemet och leder till svarigheter med koordination,
balans och rérelser, trétthet, talsvarigheter samt en 6kad risk fér kardiomyopati (hjartmuskelskada)
och diabetes.

Friedreichs ataxi ar sallsynt och Skyclarys klassificerades som sarlakemedel (ett [dkemedel som
anvands vid sallsynta sjukdomar) den 27 juni 2018. Mer information om klassificeringen som
sarlakemedel finns p& EMA:s webbplats.

Skyclarys innehaller den aktiva substansen omaveloxolon.

Hur anvands Skyclarys?

Skyclarys ar receptbelagt och férskrivs pa en sarskild receptblankett, vilket innebar att det anvands
under striktare villkor an normalt. Behandling med |dkemedlet ska endast inledas och évervakas av
lakare med erfarenhet av att behandla patienter med Friedreichs ataxi.

Lakemedlet finns som kapslar som ska tas genom munnen en gadng om dagen. Dosen kan behéva
sdankas om patienten tar lakemedel av typen CYP3A-hammare, eftersom dessa kan stora
nedbrytningen av Skyclarys i kroppen.

For att f& mer information om hur Skyclarys anvénds, |&s bipacksedeln eller tala med lakare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Skyclarys?

Det &r inte helt klarlagt hur den aktiva substansen i Skyclarys, omaveloxolon, verkar. Den har dock
visat sig aktivera signalvdgen Nrf2, som hjalper cellerna att reagera pa oxidativ stress (ett tillstand
som kan uppstd nar det finns for manga fria radikaler i kroppen och inte tillréckligt med antioxidanter
for att géra sig av med dem, vilket kan leda till cell- och vavnadsskador). Nrf2-nivaerna och Nrf2-
aktiviteten forefaller vara undertryckta hos patienter med Friedreichs ataxi.
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Vilka fordelar med Skyclarys har visats i studierna?

I en huvudstudie pd 103 patienter i dldern 16-40 &r med Friedreichs ataxi var Skyclarys effektivare &n
placebo (overksam behandling) nar det gallde att minska den fysiska funktionsnedsattningen efter 48
veckors behandling.

Den modifierade bedémningsskalan for Friedreichs ataxi (MFARS), som bestar av en serie fysiska
undersdékningsbedémningar, anvandes for att bedéma svarighetsgraden av de neurologiska (som har
att géra med nerverna eller nervsystemet) symtomen pa Friedreichs ataxi. Om mFARS-poangen
minskar innebar det en minskning av den fysiska funktionsnedsattningen.

Pes cavus ar en fotdeformitet som ofta férekommer som en komplikation av Friedreichs ataxi.
Eftersom det inte finns ndgon standardiserad metod for att klassificera pes cavus svarighetsgrad och
pa grund av tillstandets mdjliga inverkan pa mFARS-poangen inkluderades inte patienter med pes
cavus i primaranalyserna.

Hos 82 patienter utan pes cavus hade de som fick Skyclarys en minskning med cirka 1,6 i mFARS-
podngen jamfért med en 6kning pa omkring 0,9 hos de som fick placebo.

I studien utvarderades &ven effekten av behandling pa patienternas FA-ADL-poédng, ett matt som
anvands for att bedéma hur vél personer med Friedreichs ataxi kan utféra dagliga aktiviteter, sdsom
att klé pa sig, bada och &ta, dar hégre poang tyder pa hégre nivaer av funktionsnedséttning. Av de 82
patienter som inte hade pes cavus uppvisade de som fick Skyclarys en minskning med cirka 0,2 i sin
FA-ADL-poang jamfort med en 6kning med cirka 1,1 hos de som fick placebo.

Vilka ar riskerna med Skyclarys?

En fullstandig férteckning éver biverkningar och restriktioner for Skyclarys finns i bipacksedeln.

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Skyclarys (kan férekomma hos fler an 1 av 10
anvandare) ar férhdjda nivder av leverenzymer (alanintransaminas och aspartataminotransferas),
huvudvark, viktminskning, illamdende, krékningar, diarré, trétthet, smérta i mun och svalg,
ryggsmarta, muskelspasmer, influensa och minskad aptit.

Varfor ar Skyclarys godkant i EU?

Vid tidpunkten fér godkannandet fanns det ett betydande ouppfyllt medicinskt behov hos patienter
med Friedreichs ataxi, med tanke pa att det inte fanns ndgra andra ldkemedel som var godkanda for
behandling av sjukdomen. Skyclarys har visats vara till nytta fér patienter med Friedreichs ataxi. Aven
om det fanns osédkerheter i samband med huvudstudien, sdsom det l8ga antalet patienter,
uteslutningen av patienter med allvarliga former av sjukdomen (de med avancerad hjartsjukdom och
diabetes) och komplikationer som pes cavus (enligt definitionen i studien), ansdg myndigheten att den
konstaterade nyttan &ven gallde dessa patienter. P8 det hela taget ansdgs Skyclarys sdkerhetsprofil
vara hanterbar med tanke pa att biverkningarna i huvudstudien i allmanhet var lindriga till medelsvara
och oftast férsvann inom tva manader.

Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) fann darfor att férdelarna med Skyclarys ar stérre an
riskerna och att Skyclarys kan godkdnnas for forsaljning i EU.

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

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for saker och effektiv anvéandning av Skyclarys har tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.
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Liksom for alla lakemedel évervakas de vetenskapliga uppgifterna for Skyclarys kontinuerligt.
Misstankta biverkningar som har rapporterats for Skyclarys utvarderas noggrant och nédvandiga
dtgarder vidtas for att skydda patienterna.

Mer information om Skyclarys

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