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EMA bekréftar tillfalligt aterkallande av ldkemedlet
Oxbryta mot sicklecellanemi

En hogre forekomst av doédsfall och sjukdomskomplikationer i de senaste
provningarna innebér att nytta-riskférhallandet inte langre &r gynnsamt

Den 16 oktober 2025 rekommenderade EMA:s kommitté for humanlakemedel (CHMP) att det tillfalliga

dterkallandet av godkannandet for férsaljning av ldkemedlet Oxbryta mot sicklecellanemi ska kvarsta.

Denna rekommendation féljde p& de interimsatgarder som vidtogs av kommittén i september 2024, d3
den tillfalligt aterkallade lakemedlet fér att granska nya sikerhetsdata.

Efter att ha gjort en beddmning drog CHMP slutsatsen att nyttan med ldkemedIlet inte langre
dvervagde riskerna. Granskningen inleddes efter att data visade pa ett hégre antal dédsfall med
Oxbryta an med placebo (overksam behandling) i en klinisk provning?! och ett hogre antal dédsfall én
vantat i en annan prévning.?

I den forsta studien, dar effekten av Oxbryta bedémdes hos personer med sicklecellanemi som |6pte
hogre risk att drabbas av stroke, dog 3tta barn som behandlades med Oxbryta, jamfért med tva barn
som fick placebobehandling. I den andra studien, dar ldkemedlets effekt p& bensdr utvarderades (en
kand komplikation av sicklecellanemi), avled en person i Oxbryta-gruppen under de forsta

12 behandlingsveckorna, medan inga dédsfall intraffade i placebogruppen. Under den efterféljande 12-
veckorsfasen av studien, dar alla patienter fick Oxbryta, rapporterades ytterligare atta dodsfall.
Studierna visade ocksd pd ett stérre antal plétsliga episoder av svar smaérta, daribland vaso-ocklusiva
kriser bland patienter som behandlades med Oxbryta jamfort med dem som fick placebo.

Den 26 september 2024 rekommenderade CHMP tillfalligt terkallande av godkdnnandet for forsaljning
som en forsiktighetsatgard efter framkomsten av ytterligare data fran tva registerbaserade studier
enligt vilka patienterna fick ett hogre antal plétsliga smartepisoder med Oxbryta @n innan

! Global Blood Therapeutics. GBT440-032 Phase 3 Study in Participants with Sickle Cell Disease (HOPE Kids 2). IRAS-ID:
242661. EudraCT-nummer: 2017-000903-26. REC-referens: 18/L0O/0359. London - City & East Research Ethics Committee.
Health Research Authority. Finns p8 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 A Phase 3, Multicenter, Randomized, Double-Blind, Placebo-Controlled Trial to Evaluate the Efficacy of Voxelotor for the
Treatment of Leg Ulcers in Patients with Sickle Cell Disease (RESOLVE). EudraCT-nummer: 2025-000161-87.
ClinicalTrials.gov Identifier: NCT05561140. Finns pa https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-search/trial/2025-000161-
87/3rd
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behandlingen inleddes. EMA radgav d& hilso- och sjukvardspersonal och patienter och betonade att
Oxbryta inte langre bor forskrivas och att befintliga patienter bor 6verga till en alternativ behandling.3

Aven om den slutliga analysen av de registerbaserade studierna inte bekraftade en 6kning av plétsliga
smartepisoder med Oxbryta, visade dock de senaste kliniska prévningarna pa mer plétsliga
smartepisoder och dodsfall. Dessa resultat dverensstdamde inte med dem fran den tidigare
huvudsakliga kliniska prévning som gav stéd at godkénnandet av Oxbryta och som inte hade visat pa
nagon skillnad mellan behandlingsgrupperna.

I sin granskning noterade CHMP att de underliggande mekanismerna for det 6kade antalet dédsfall och
komplikationer efter behandling med Oxbryta i studierna, daribland plotsliga smartepisoder,
fortfarande ar oklara. CHMP fann ingen tydlig férklaring till de ékade riskerna och kunde inte identifiera
ndgra dtgarder som effektivt minimerar dessa risker eller ndgon undergrupp av patienter dar nyttan
med lakemedlet skulle 6vervéga riskerna. CHMP fann darfor att nytta-riskférhallandet fér Oxbryta inte
ldngre &r gynnsamt och att det tillfélliga dterkallandet av ldkemedlets godkénnande for forsaljning bér
fortsatta att galla. Oxbryta kommer darfér inte att vara tillgangligt fér férskrivning av halso- och
sjukvardspersonal till patienter i EU.

N&r CHMP avgav sitt yttrande beaktade den ocksd rad fran experter pd omradet liksom fran
patientféretradare, samt samrddde med EMA:s sidkerhetskommitté (PRAC) om potentiella dtgarder for
riskminimering.

Mer information om lakemedlet

Oxbryta godkandes i februari 2022 for behandling av hemolytisk anemi (upptrappad nedbrytning av
roda blodkroppar) hos patienter fran 12 ars alder som har sicklecellanemi. Det gavs ensamt eller
tillsammans med ett annat |dkemedel mot sicklecellanemi, hydroxikarbamid. Oxbryta innehller den
aktiva substansen voxelotor.

Sicklecellanemi dr 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 &ndrar form fran att vara runda skivor till att se ut som halvcirkelformade
skaror.

Mer om forfarandet

Granskningen av Oxbryta inleddes den 29 juli 2024 pa begéran av Europeiska kommissionen, i enlighet
med artikel 20 i férordning (EG) nr 726/2004.

Granskningen genomfordes av kommittén fér humanlakemedel (CHMP), som ansvarar for fragor som
ror ldkemedel avsedda for méanniskor. Kommittén antog EMA:s yttrande.

CHMP:s yttrande 6versandes till Europeiska kommissionen, som utfardade ett slutligt rattsligt bindande
beslut som galler i alla EU:s medlemsstater den 9 december 2025.

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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