mFARS (modified Friedreich’s Ataxia Rating
Scale) v rozmezi 20-80. Primarnim cilovym
ukazatelem byla zména ve skdre mFARS po
48 tydnech terapie oproti vstupni hodnoté
u pacientld lé¢enych omaveloxolonem vs.
placebem.V kontrastu s pacienty uzivajicimi
placebo, jejichZ skére mFARS se v priibéhu
sledovaného obdobi zhorsilo (vyssi skére
je asociovano s vyraznéjsim postizenim),
u pacientl [é¢enych omaveloxolonem doslo
po 48 tydnech ke zlepseni neurologickych
funkci. Rozdil v meziskupinovém srovnani
zmény skére mFARS ve skupiné s omavelo-
xolonem (snizeni o0 1,55 + 0,69) a placebem
(zvyseni 0 0,85 + 0,64) se ukazal jako stati-
sticky signifikantni (-2,40 £ 0,96; p = 0,014).

V souladu s ptedchozimi studiemi byl
omaveloxolon obecné dobfe snasen a vétsi-
na nezadoucich u¢inkd byla mirné az stred-
ni zavaznosti. Celkovy vyskyt nezadoucich
ucinkd byl podobny v obou analyzovanych
skupinach. Pacienti Ié¢eni omaveloxolonem
ve srovnani s placebovou vétvi castéji re-
portovali bolesti hlavy, nevolnost, unavu,
préjem a bolesti bficha, laboratorné u nich
byla rovnéz zaznamenana elevace alanin-
a aspartataminotransferazy (ALT, AST).
Zvyseni hladin jaternich enzym0 vsak bylo
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Zavér

Pfedpokladem uspésného dlouhodo-
bého managementu FA a doprovodnych
komplikaci je multidisciplinarni tym slo-
zen z neurologl, rehabilitacnich 1ékafd,
fyzioterapeutd, kardiologu, diabetologd,
ortopedd, spondylochirurgd, logopedd,
psychologl, psychiatrd aj. Navzdory to-
mu, Ze v soucasnosti nemame k dispozici
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vzdy existuje néco, co Ize udélat pro zkva-
litnéni zivota pacientll - poskytovat rele-
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symptomy. Adekvétni symptomatickd [écba
ma i nadale zasadni vyznam.

Schvéleni omaveloxolonu regulatornimi
organy jako vibec prvniho preparatu v tera-
pii hereditarni ataxie je netrpélivé ocekdva-
nou a mimofadné pozitivni zpravou zvlasté
pro pacienty a jejich rodiny, ktefi se tvafi
v tvar potykaji s timto zadvaznym onemocné-
nim. Byt se nejedna o kauzalni |é¢bu, pred-
stavuje omaveloxolon vyznamny pokrok
v dosavadnim terapeutickém pfistupu
u pacientd s FA a ptinasi s sebou nadéji, ze
presné cilend |é¢ba zlepsi osud nemocnych.
Hlavnimi otdzkami zUstava jak vyselekto-
vani idedlni podskupiny pacientd, které Ize
oznacit za dobré respondery, a tedy budou
z |é¢by profitovat nejvice, tak ohraniceni
¢asového useku, béhem néhoz zlstanou
pfiznivé ucinky pfipravku u populace paci-
entud s FA signifikantni (Lynch et al., 2024).
Hodnoceni odpovédi na lé¢bu u konkrétniho
pacienta ¢i moznost ¢asné detekce progrese
onemocnéni se viak neobejde bez vyvo-
je citlivych klinickych $kal a validovanych
biomarkerd. Na poli terapie hereditarnich
ataxii proto panuje velmi kiehky optimismus
a blizka budoucnost ukaze, jestli se dal posili,
anebo rozplyne.
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