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Hydroksykarbamid (Xromi) til behandling av komplikasjoner 
ved sigcelleanemi hos pasienter over to år 
Type metode: Legemiddel 
Område: Blod 
Virkestoffnavn: hydroksykarbamid  
Handelsnavn: Xromi(1)  
ATC-kode: L01XX05 
MT søker/innehaver: Nova Laboratories Ltd (1) 
Finansieringsansvar: Spesialisthelsetjenesten 

Status for bruk og godkjenning 
Tidsperspektiv markedsføringstillatelse (MT) i Norge:  
 
 
 
 
 
 
 
Metoden er en ny formulering av et eksisterende virkestoff. Metoden har foreløpig ikke MT i Norge, EU eller i USA, men fikk  
positiv opinion hos det Europeiske Legemiddelbyrået (EMA) 26 april 2019 (1). 
Beskrivelse av den nye metoden  
Metoden, Hydroxykarbamid Nova Laboratories 100 mg/mL Mikstur (Xromi), er en ny formulering av hydroksykarbamid til 
behandling av sigdcelleanemi. Hydroksykarbamid tabletter (Siklos) ble godkjent hos FDA i 2017 og EMA i 2007 til voksne og 
barn. Hydroksykarbamid anvendes til flere indikasjoner f.eks blodkreft (leukemi), sigdcelleanemi og infeksjon med humant 
immunsviktvirus (HIV).  Hydroksykarbamid blokkerer et enzym viktig for celle-deling (ribonukleosiddifosfat reduktase). Stoffet 
har effekt på mange tumortyper, men det er de kraftige virkninger på celler fra beinmargen som danner grunnlaget for dets 
kliniske bruk.  Legemidlet reduserer antall såkalte vaso-okklusive kriser som er kjennetegn til sigdcelleanemi og hovedårsak til 
sykehusinnleggelser (2). 
Sykdomsbeskrivelse og pasientgrunnlag  
Sigdcellesykdom omfatter flere forskjellige arvelige lidelser som innebærer en feil i de røde blodlegemene. Disse 
blodlegemene er vanligvis tallerkenformete, mens de ved sigdcellesykdom får en sigdform. Dette hemmer blodets evne til å ta 
opp og frakte oksygen rundt om i kroppen. I tillegg kan sykdommen gi blodmangel (sigdcelleanemi). Dette gjelder særlig for 
den mest alvorlige formen for sigdcellesykdom. Sigdcelleformete blodceller skaper vaso-okklusive kriser (VOE) ved å sette 
seg fast i små blodårer og blokkere dem. Dette kan hindre den normale blodstrømmen og redusere oksygentilførsel til vev noe 
som gir opphav til smerter, for eksempel i skjelett og muskulatur.  Slike VOE kan også skape ytterligere vevsskade og 
betennelse når blodtilførsel returneres (reperfusjonsskade) (3).  
 
Sigdcellesykdom er den hyppigste arvelige blodsykdom globalt der omtrent 5% av verdens populasjon er bærere av tilstanden 
(det vil si, har arvet genfeilen fra bare en av foreldrene). Bærere blir ikke selv syke men kan få barn med sykdommen.  
Personer som arver genfeilen fra begge foreldre får sigdcellesykdom og blir syke. Sigdcellesykdom er sjelden hos mennesker 
med genetiske avstamning fra Nord-Europa. Den er vanligst i Afrika, men finnes også hos personer fra middelhavsland som 
Karibien, Midt-Østen og Asia (3). I tropiske land har man sett en økt malariaoverlevelse blant bærere av tilstanden. 
Storbritannia rapporterer mer enn 12 500 personer med sykdommen og omtrent 240 000 bærere (4). I Norge er dette en 
sjelden sykdom som i 1997 tilsvarte 15 tilfeller (5) Vi har ikke funnet informasjon om dagens prevalens. På grunn av økt 
mobilitet av verdens populasjoner, kan man forvente en økning i sigdcellesykdom prevalens i flere land blant annet Norge. 
 
Dagens behandling  
Behandlingen av sigdcellesykdom innebærer forebygging og behandling av infeksjoner (f.eks. ved vaksinasjon og bruk av 
antibiotika) samt lindring av akutte, og etterhvert kroniske, følgesykdommer som oftest resulterer i sykehusinnleggelse (f.eks 
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vaso-okklusiv kriser). Benmargstransplantasjon er på forsøksstadiet, og tilbys ikke alle. Behandlingen er svært krevende, og 
det er dessuten fare for alvorlige og farlige bivirkninger for mottageren.  
 
Den eneste behandling spesifikt rettet mot sigdcelleanemien er hydroxyurea (hydroksykarbamid) tabletter (Siklos) som 
reduserer dødelighet. Siklos er assosiert med noen bivirkninger f.eks reduksjon av en annen type hvite blodlegemer 
(neutrofiler). Ved behandling med hydroksykarbamid skal man ikke gi levende vaksiner under behandling og seks måneder 
etter avsluttet behandling (3).  
 
Status for dokumentasjon 
Metodevurderinger eller systematiske oversikter -norske 
Vi har identifisert en norsk metodevurdering om indikasjonen, men med et annet virkestoff (se Nye metoder ID2018_050)] (6).  
Metodevurdering eller systematiske oversikter -internasjonale 
Det foreligger minst en relevant internasjonal metodevurdering eller systematisk oversikt (7-11).  
Metodevarsler  

- Ingen relevante identifisert for denne formulering 
Klinisk forskning 
Xromi har fått markedsføringstillatelse gjennom en hybrid søknad til EMA, hvor de benytter Hydrea som referanseprodukt. 
Hydrea inneholder samme virkestoff, men er godkjent for andre indikasjoner (1).  MT-innehaver har ikke gjort egne studier i 
pasienter over to år, men Xromi er undersøkt hos barn mellom 9 og 18 måneder med sigdcelleanemi (12). 
 
Relevante vurderingselementer for en metodevurdering 

Klinisk effekt  relativt til komparator ☒ Nytt behandlingsprinsipp – Mikstur som er enklere svelge enn 
tabletter/kapsler for barn og voksne med dysfagi 

Sikkerhet  relativt til komparator ☒  

Kostnader/ressursbruk  ☐  

Kostnadseffektivitet  ☐  

Organisatoriske konsekvenser  ☐  

Etikk ☐  

Juridiske konsekvenser ☐  

Annet ☐  
 

Hva slags metodevurdering kan være aktuell 
Hurtig metodevurdering ☒ Legemiddelverket foreslår forenklet vurdering 

Fullstendig metodevurdering ☐  
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