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Voxzogo (voszoritid)
A Voxzogo-ra vonatkozd attekintés és az EU-ban vald engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gydgyszer a Voxzogo és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté6?

A Voxzogo az achondroplazia kezelésére alkalmazott gydgyszer azoknal a 4 hdnapos és idésebb
betegeknél, akiknél a csontnévekedés még nem allt le.

Az achondroplazia egy orokletes betegség, amelyet a fibroblaszt névekedési faktor receptor 3 (FGFR3)
nevl gén mutdacidja (mddosuldsa) okoz. A mutacidé a szervezet szinte minden csontjanak névekedését
érinti, beleértve a koponyat, a gerincet, a karokat és a labakat is, ami nagyon alacsony termetet és
jellegzetes megjelenést eredményez.

Mivel az achondroplazia ,ritkanak” mindstl, ezért a Voxzogo-t 2013. januar 24-én ,ritka betegség
elleni gydgyszerré” (orphan drug) minésitették. Tovabbi informacioé a ritka betegség elleni (orphan)
statusszal rendelkez6 gyogyszerekr6l az EMA honlapjan talalhato:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/EU3121094.

A Voxzogo hatdéanyaga a voszoritid.
Hogyan kell alkalmazni a Voxzogo-t?

A gydgyszer csak receptre kaphatd. A Voxzogo-kezelést a novekedési rendellenességek, illetve a
csontok rendellenes novekedése kezelésében tapasztalattal rendelkez6 orvosnak kell megkezdenie és
fellgyelnie.

A Voxzogo-t b6r ala adott injekcioként, naponta egyszer, lehet6leg ugyanabban az id6pontban kell
beadni. Az egyes injekciékat mindig mas helyre kell beadni. Az ajanlott adagot a beteg testtomege
alapjan kell kiszamitani.

A kezelést csak akkor lehet megkezdeni, ha az achondroplaziat genetikai vizsgalat igazolta, és akkor
kell befejezni, amikor a beteg tovabbi névekedése nem valdszin(.

Megfelel6 betanitas utdn a Voxzogo-injekciot a beteg gondozoéja is beadhatja.

A Voxzogo alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatot, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gyodgyszerészét.
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Hogyan fejti ki hatasat a Voxzogo?

Az achondroplazidban szenvedo betegeknél a névekedést szabalyozd FGFR3 gén tartdsan ,bekapcsolt
allapotban” van. Ez megakadalyozza a csontok normalis névekedését, ami a normalisnal révidebb
csontokhoz vezet. A Voxzogo hatdanyaga, a voszoritid azaltal fejti ki hatasat, hogy a B tipusu
natriuretikus peptid receptorhoz (NPR-B) (célreceptor) kotddik, ami csokkenti az FGFR3 aktivitdsat. Ez
serkenti a csontok novekedését, ezaltal enyhiti a betegség tiineteit.

Milyen el6nyei voltak a Voxzogo alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A Voxzogo 52 heti kezelés utan a placebdnal (hatéanyag nélkiili kezelés) hatékonyabban névelte a
novekedési ratat egy 121, igazoltan achondroplaziaban szenvedd, 5-17 éves korl gyermek
bevonasaval végzett vizsgalatban. A Voxzogo-val kezelt gyermekek kortlbelll 1,57 cm-rel nagyobb
novekedést mutattak a kezelés egy éve alatt, mint a placebdval kezeltek. Emellett az eredmények a
novekedés javulasanak fennmaradasara utalnak.

A Voxzogo a placebdnal hatékonyabbnak bizonyult a névekedési rata névelésében egy masodik
vizsgalatban, amelyben 75, legalabb 4 hdnapos, de 5 évesnél fiatalabb, igazoltan achondroplazidban
szenvedl gyermek vett részt. A hatdsossag f6 mutatdja a magassagra vonatkozo Z érték valtozasa
volt; ez az érték a beteg magassagat az életkora és neme alapjan varhaté atlaggal hasonlitja 6ssze.
Egy év kezelést kdvetden a Voxzogo-val kezelt gyermekeknél atlagosan nagyobb mértékben javult a
magassagra vonatkozdé Z érték, mint a placebdval kezeltek esetében. A Voxzogo-kezelést kapott
gyermekek tovabba korllbelil 0,8 cm-rel tobbet néttek a kezelés egy éve alatt, mint azok, akik
placebot kaptak.

Milyen kockazatokkal jar a Voxzogo alkalmazasa?

A Voxzogo alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatdban talalhato.

A Voxzogo leggyakoribb mellékhatdsai (10 beteg kozll tébb mint 1-nél jelentkezhet) az injekcid
beadasanak helyén fellép6 reakciok (példaul duzzanat, vordsség, viszketés vagy fajdalom), a hanyas
és a csokkent vérnyomas.

Miért engedélyezték a Voxzogo forgalomba hozatalat az EU-ban?

A Voxzogo hatdsos a novekedési rata novelésében az achondroplaziaban szenvedd, 4 honapos és
idésebb gyermekeknél. Ez névelheti a végleges testmagassagot, és lehetévé teszi az
achondroplaziaban szenved6 személyek szamara, hogy a napi tevékenységeket konnyebben
elvégezzék. A gydgyszer mellékhatésai kezelhetének tekinthet6k. Az 5 évesnél fiatalabb gyermekek
esetében a biztonsagossagi profil hasonld az idésebb gyermekeknél megfigyelthez. Az Eurdpai
Gyogyszerligynokség megallapitotta, hogy a Voxzogo alkalmazasanak elényei meghaladjak a
kockazatokat, ezért a gyogyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Voxzogo biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabal?

A Voxzogo biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kdvetendd ajanlasok és ovintézkedések feltlintetésre kerlltek az alkalmazasi elGirasban
és a betegtajékoztatdban.
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A Voxzogo alkalmazasaval kapcsolatban felmertild informacidkat - hasonléan minden mas
gydgyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. A Voxzogo alkalmazasaval 6sszefiiggésben jelentett
feltételezett mellékhatdsokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében
a szliikséges intézkedéseket meghozzak.

A Voxzogo-val kapcsolatos egyéb informacio

2021. augusztus 26-an a Voxzogo az Eurdpai Unid egész terlletére érvényes forgalombahozatali
engedélyt kapott.

A Voxzogo-val kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gydgyszerligynokség honlapjan taldlhatd:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/voxzogo

Az attekintés utols6 aktualizdlasa: 10-2023.
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