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Voxzogo (wosorytyd)
Przeglad wiedzy na temat leku Voxzogo i uzasadnienie udzielenia pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Voxzogo i w jakim celu sie go stosuje

Voxzogo jest lekiem stosowanym w leczeniu achondroplazji u pacjentow w wieku 4 miesiecy lub
starszych, ktdérych kosci wcigz rosna.

Achondroplazja jest chorobg dziedziczng spowodowang mutacjg (zmiang) w genie zwanym receptorem
czynnika wzrostu fibroblastow 3 (ang. fibroblast growth-factor receptor 3, FGFR3). Mutacja ta wptywa
na wzrost prawie wszystkich kosci w ciele, w tym czaszki, kregostupa, ramion i ndg, powodujac bardzo
niski wzrost o charakterystycznym wygladzie.

Ze wzgledu na to, ze achondroplazja jest choroba rzadko wystepujaca, w dniu 24 stycznia 2013 r. lek
Voxzogo uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat
przyznania statusu leku sierocego mozna znalez¢ tutaj: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/EU3121094.

Substancja czynng zawartg w leku Voxzogo jest wosorytyd.

Jak stosowac¢ lek Voxzogo

Lek wydawany na recepte. Leczenie za pomoca leku Voxzogo musi rozpocza¢ i nadzorowac lekarz
majacy doswiadczenie w leczeniu zaburzen wzrostu kosci lub nieprawidtowego wzrostu kosci.

Lek Voxzogo podaje sie we wstrzyknieciu podskdrnym raz na dobe, najlepiej mniej wiecej o tej samej
porze dnia. Przy kazdym podaniu nalezy zmienia¢ miejsce wstrzykniecia. Zalecang dawke oblicza sie na
podstawie masy ciata pacjenta.

Leczenie nalezy rozpoczac tylko wtedy, gdy achondroplazja jest potwierdzona badaniami
genetycznymi, i zakonczy¢, gdy prawdopodobienstwo dalszego wzrostu pacjenta jest niewielkie.

Po odpowiednim przeszkoleniu opiekun pacjenta moze wykonywac wstrzykniecia leku Voxzogo.

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Voxzogo znajduje sie w Ulotce dla pacjenta lub udzieli ich
lekarz lub farmaceuta.
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Jak dziata lek Voxzogo

U pacjentéw z achondroplazjg gen FGFR3 regulujacy wzrost jest na state ,wtaczony”. Uniemozliwia to
normalny wzrost kosci, prowadzac do tego, ze kosci sg krétsze niz normalnie. Substancja czynna leku
Voxzogo, wosorytyd, dziata poprzez wigzanie sie z receptorem (celem) zwanym receptorem typu B
peptyddw natriuretycznych (NPR-B), co zmniejsza aktywnos¢ FGFR3. Pobudza to wzrost kosci,
tagodzac w ten sposéb objawy choroby.

Korzysci ze stosowania leku Voxzogo wykazane w badaniach

W badaniu z udziatem 121 dzieci w wieku od 5 do 17 lat z potwierdzong achondroplazjq lek Voxzogo
byt skuteczniejszy niz placebo (leczenie pozorowane) pod wzgledem zwiekszenia tempa wzrostu po 52
tygodniach leczenia. U dzieci, ktére otrzymywaty lek Voxzogo, w ciggu jednego roku leczenia
odnotowano wzrost o okoto 1,57 cm wiekszy niz u dzieci, ktére otrzymywaty placebo. Ponadto wyniki
sugerujq, ze poprawa wzrostu utrzymuje sie.

W drugim badaniu z udziatem 75 dzieci w wieku od 4 miesiecy do ponizej 5 lat z potwierdzong
achondroplazjg lek Voxzogo byt skuteczniejszy niz placebo pod katem zwiekszania tempa wzrostu.
Gtownym kryterium oceny skutecznosci byta zmiana wskaznika Z wzrostu, ktory stuzy do
porownywania wzrostu pacjenta do $redniej wartosci oczekiwanej dla jego wieku i ptci. Po roku
leczenia u dzieci, ktdrym podawano lek Voxzogo, nastgpita srednio wieksza poprawa wskaznika Z
wzrostu niz u dzieci, ktérym podawano placebo. U dzieci, ktére otrzymywaty lek Voxzogo, w ciggu
jednego roku leczenia odnotowano réwniez wzrost o okoto 0,8 cm wiekszy niz u dzieci, ktore
otrzymywaty placebo.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Voxzogo

Petny wykaz dziatan niepozadanych i ograniczen zwigzanych ze stosowaniem leku Voxzogo znajduje sie
w Ulotce dla pacjenta.

Najczestsze dziatania niepozgdane zwigzane ze stosowaniem leku Voxzogo (mogace wystapi¢ czesciej
niz u 1 na 10 pacjentdw) to: reakcje w miejscu wstrzykniecia (takie jak obrzek, zaczerwienienie, $wiad
lub bdl), wymioty i obnizone ci$nienie krwi.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Voxzogo w UE

Lek Voxzogo jest skuteczny w zwiekszaniu tempa wzrostu u dzieci z achondroplazjg w wieku 4
miesiecy lub starszych. Moze to zwiekszy¢ ostateczny wzrost, utatwiajac tym samym osobom z
achondroplazjq wykonywanie codziennych czynnosci. Dziatania niepozadane leku uznano za mozliwe do
kontrolowania. Profil bezpieczenstwa u dzieci w wieku ponizej 5 lat jest podobny do profilu
bezpieczenstwa u starszych dzieci. Europejska Agencja Lekdéw uznata, ze korzysci ptynace ze
stosowania leku Voxzogo przewyzszajg ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Voxzogo

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Voxzogo w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto zalecenia i $Srodki ostroznosci przeznaczone dla personelu
medycznego i pacjentéw.
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Tak jak w przypadku wszystkich lekow, dane o stosowaniu leku Voxzogo sg stale monitorowane.
Podejrzewane dziatania niepozadane leku Voxzogo sg starannie oceniane i podejmowane sg wszelkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Voxzogo

Lek Voxzogo otrzymat pozwolenie na dopuszczenie do obrotu, wazne w catej UE od dnia 26 sierpnia
2021 r.

Dalsze informacje dotyczace leku Voxzogo znajdujg sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/voxzogo

Data ostatniej aktualizacji: 10.2023.
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