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OTAZKY A ODPOVEDI TYKAJICI SE STAZENI ZADOSTI O ZMENU REGISTRACE
pripravku
NUTROPINAQ

Mezinarodni nechranény nazev (INN): somatropin

Dne 24. ledna 2008 spole¢nost Ipsen Ltd oficiadlné oznamila Vyboru pro humanni 1é¢ivé ptipravky
(CHMP), ze se rozhodla stdhnout svou zadost o schvaleni nové indikace pro NutropinAq, a to
dlouhodobé 1écby déti se zavaznou idiopatickou poruchou rustu.

Co je NutropinAq?

NutropinAq je injekéni roztok dodavany v zasobni vlozce, obsahuje u¢innou latku somatropin a
podava se formou injekce aplikované pod kiizi injekénim perem specialné vyvinutym pro pouziti dané
zasobni vlozky.

NutropinAq se jiz pouziva k 1écbé déti, a to v nasledujicich piipadech:

o trpi-li poruchou ristu zptsobenou nedostatkem riistového hormonu;

o trpi-li poruchou ristu spojenou s Turnerovym syndromem (vzacna geneticka porucha postihujici
dévcata) — tento stav je tieba potvrdit analyzou chromozomt (testem DNA);

. pied obdobim puberty, pokud trpi poruchou ristu spojenou s dlouhodobym ledvinovym

onemocnénim (chronickou renalni nedostatecnosti). Pripravek NutropinAq se pouziva do doby
transplantace ledvina.
Ptipravek NutropinAq se rovnéz pouziva coby substitu¢ni terapie k 1é¢beé dospelych s nedostatkem
ristového hormonu, at’ uz se tento nedostatek objevil v dospélosti nebo v détstvi, pfed zapocetim
lécby v§ak musi byt potvrzen vysetfenim.

Na co mél byt pripravek NutropinAq pouzivan?

Dle nové¢ indikace mél byt pripravek NutropinAq pouZzivan k 1écbé déti se ,,zavaznou idiopatickou
poruchou ristu” (zavazna porucha ristu bez jasné€ identifikovatelné pticiny). M€l byt pouzivan k
dlouhodobé 1€cbé déti, u nichz se piredpoklada po dosazeni dospélosti nedostatecny vzrist ve srovnani
s vyskou jejich rodi¢ti. M€l byt pouzivan teprve po vylouceni v§ech moznych pfi¢in malého vzristu
ditéte, jako napt. nizké hladiny ristového hormonu.

Jak pripravek NutropinAq pisobi?

Ristovy hormon je latka vylu€ovana zlazou ulozenou ve spodni ¢asti mozku, nazyvanou podvések
mozkovy. Podporuje riist v obdobi détstvi a dospivani, a taky ovlivituje zpasob, jakym té€lo naklada
s proteiny, tuky a karbohydraty. Uginna latka piipravku, somatropin, je shodna s lidskym réistovym
hormonem. Vyrabi se metodou znamou pod ndzvem ,,rekombinantni DNA technologie®, tzn. Ze
hormon vyrabi bakterie, do niz je vpraven gen (DNA), diky némuz je schopna vyrobit lidsky ristovy
hormon.

Jakou dokumentaci piedlozila spolecnost vyboru CHMP na podporu své Zadosti?

Spolecnost predlozila vysledky jedné hlavni studie zkoumajici uc€innost ptipravku NutropinAq na 118

détech s poruchou ristu, které nevykazovaly nedostatek ristového hormonu ani zadny jiny

identifikovatelny stav, jenz by mohl zpiisobovat jejich poruchu vzristu. V prvnim roce studie

porovnavala ucinnost piipravku NutropinAq podavaného tfikrat tydné s vysledky v situaci, kdy Zadna
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1é¢ba neprobihala. Poté bylo rozvrzeni studie zménéno a pacienti dostavali NutropinAq bud’ tfikrat
tydné, nebo jednou denné. Hlavnim méfitkem Gcinnosti byl narist vysky v dospélosti, ktery vychazel
z rozdilu mezi vyskou, jiz dit€ mélo dosahnout podle piedpokladti u¢inénych na zakladé jeho vysky a
kostni zralosti v dob¢ pied zahajenim uzivani ptipravku NutropinAq, a jeho aktualni vyskou
dosazenou v dospélosti. Celkem déti uzivaly 1€k az po dobu deseti let.

V jaké fazi bylo posuzovani Zadosti v dobé, kdy byla staZena?
Posuzovani bylo ukonc¢eno a vybor CHMP vydal zaporné stanovisko. Spolecnost zah4jila odvolaci
fizeni, které v dobé¢ stazeni zadosti jesté nebylo ukonceno.

Jaké bylo doporuceni vyboru v dané dobé?

Na zaklad¢é vyhodnoceni dostupnych tdaji a odpovedi spole¢nosti na seznam otazek v dobé stazeni
zadosti vydal vybor CHMP zaporné stanovisko a nedoporucil udélit rozhodnuti o registraci pro
ptipravek NutropinAq k dlouhodobé 1écbé déti se zdvaznou idiopatickou poruchou ristu.

Cim byl vybor CHMP nejvice znepokojen?

Vybor CHMP byl znepokojen skutecnosti, ze byl prokazan pouze skromny ptinos ptipravku
NutropinAq u zédvazné idiopatické poruchy rtstu, kdy primérny nartst kone¢né vysky v dospélosti
v ramci hlavni studie ¢inil okolo 6 az 7 cm. Navic nebyl prokazan ptinos 1éku s ohledem na zlepSeni
psychologické ¢i socidlni pohody. Vybor vznesl obavu, Ze tak dlouhodobé pouzivani pfipravku
NutropinAg, jaké je potfebné k 16cbé zavazné idiopatické poruchy vzristu, by mohlo zvysit riziko
vyvinuti nadora ¢i diabetu pozdéji béhem Zivota.

Proto vybor CHMP v dob¢ stazeni zadosti zastaval nazor, Ze ptinosy pfipravku NutropinAq u
dlouhodobé 1écby déti se zavaznou idiopatickou poruchou riistu neptevysuji jeho potencialni rizika.

Jaké duvody staZeni Zadosti uvedla spole¢nost?
Dopis, v némz spolecnost uvédomuje Evropskou agenturu pro 1é¢ivé piipravky o svém rozhodnuti
stahnout zadost, je k dispozici zde.

Jaké jsou dusledky staZeni Zadosti pro pacienty zairazené do klinickych studii nebo do
programu, v nichZ je pfipravek NutropinAq podavan v ramci zvlastni 1é¢by z humannich
diivodu (na zakladé principu tzv. compassionate use)?

Spolecnost informovala vybor CHMP, zZe neprobihaji zadné klinické studie ani programy v ramci tzv.
compassionate use s pouzitim pfipravku NutropinAq v dané indikaci.

Jaka je situace ohledné pouziti pfipravku NutropinAq k 1é¢bé poruchy vzrustu zptasobené
nedostatkem riistového hormonu, Turnerovym syndromem ¢i chronickou renalni
nedostate¢nosti?

Dany stav nijak neovliviuje pouziti ptipravku NutropinAq ve schvalenych indikacich, u kterych
pomeér piinosi a rizik ziistava beze zmény.
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