ZDRAVJE

Prva terapija za zdravljenje
Friedreichove ataksije

Zdravilo Skyclarys je postalo prvo odobreno zdravilo za zdravljenje Friedreichove
ataksije (FA) v Evropi, redkega, genetskega in progresivnega nevrodegenerativnega
obolenja. Marca lani je bilo zdravilo odobreno v Zdruzenih drzavah Amerike, 9. fe-
bruarja 2024 pa je Evropska agencija za zdravila (EMA) izdala dovoljenje za promet

z zdravilom v Evropi.

Slika je simboli¢na (vir Canva)

Skyclarys je peroralno zdravilo, od ka-
terega se pri¢akuje, da bo upocasnilo
ali preprecilo napredovanje FA pri lju-
deh, ki so stari 16 let ali vec. Pri FA gre
za okvaro ziv¢nega sistema, kar ima za
posledico tezave s koordinacijo, ravno-
teZjem in gibanjem, z utrujenostjo, te-
Zave z govorom ter povecano tveganje
za kardiomiopatijo (poskodba sréne
misice) in sladkorno bolezen. FA pov-
zrocajo genetske mutacije, ki vodijo do
nizkih ravni frataksina, beljakovine, ki
je potrebna za delovanje mitohondri-
jev, ki sluzijo kot centri za proizvodnjo
energije v celicah. Okvare v proizvodniji
celicne energije povzrocajo kroni¢no
vnetje in ranljivost za oksidativni stres,
vrsto celicne poskodbe.

Zdravilo Skyclarys vsebuje zdravilno
ucinkovino omaveloksolon in je zasno-
vano tako, da aktivira Nrf2, vrsto belja-
kovine, da aktivira gene, ki spodbujajo

delovanje mitohondrijev, povecujejo
antioksidativne odzive in preprecujejo
vnetja. Pri tem naj bi terapija upocasni-
la ali preprecila napredovanje bolezni.
V glavni studiji, ki je vkljucevala 103
obolele s FA, stare med 16 in 40 let,
je bilo zdravilo Skyclarys po 48 tednih
zdravljenja ucinkovitejse od placeba.

Zdravilo je prvotno razvilo podjetje
Reata Pharmaceuticals v sodelovanju
z AbbVie. Imetnik dovoljenja za slo-
venski trg je podjetje Biogen. Ko EMA
odobri zdravilo, sledi njegova uvrstitev
v zdravstveni sistem posamezne drza-
ve EU. Postopki so razlicno dolgi in se
razlikujejo od drzave do drzave. Iz pod-
jetja Biogen so sporocili, da so postopki
ze vteku, kon¢na odlocitev se pri¢akuje
v zadnjem Cetrtletju leta 2024.

Pri drustvu bomo v jeseni organizirali
strokovno predavanje, na katerem
bodo zdravniki podali bolj podrobne
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informacije o tem, kako zdravilo deluje,
kako se uporablja, kaksne so koristi in
morebitna tveganja uporabe zdravila
Skyclarys. Predstavili bodo tudi po-
tek obravnave obolelih s FA v okviru
Klinicnega instituta za klinicno ne-
vrofiziologijo Nevroloske klinike UKC
Ljubljana. O izvedbi predavanja boste
pravocasno obvesceni.

= Andreja Sustar

Uporabljeni viri:

https://friedreichsataxianews.
com/friedreichs-ataxia-
-experimental-treatments/
rta-408-omaveloxolone/

https://www.ema.europa.eu/en/me-
dicines/human/EPAR/skyclarys#ema-
-inpage-item-assessment-history




