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Otazky a odpovédi

Stazeni zadosti o vydani rozhodnuti o registraci pripravku
Enpaxiqg (pacritinib)

Dne 20. Unora 2017 spolec¢nost CTI BioPharma oficialné oznamila Vyboru pro humanni |écivé pfipravky
(CHMP), Ze se rozhodla stahnout svou zadost o vydani rozhodnuti o registraci pfipravku Enpaxiq
uréeného k 1é¢bé pacientll se zvétdenou slezinou nebo s jinymi priznaky myelofibrézy.

Co je Enpaxiq?

Enpaxiq je léCivy pfipravek, ktery obsahuje léCivou latku pacritinib. Mél byt k dispozici ve formé
tobolek urcenych k uZiti Gsty.

K ¢emu mél byt pripravek Enpaxiq pouzivan?

PFipravek Enpaxiq se mél pouzivat k 1é¢bé pacientl se zvétéenou slezinou nebo s jinymi piiznaky
myelofibrézy — onemocnéni, pfi kterém dochazi k hromadéni jizevnaté tkané v kostni dieni, kde
dochazi k tvorbé krevnich bunék.

Pripravek Enpaxig byl oznacen jako ,lécivy pfipravek pro vzacna onemocnéni® dne 25. srpna 2010.
P¥ipravek mé&l byt uréen k 1é¢bé rGznych druh( myelofibrézy. Dal$i informace o tomto vzacném
onemocnéni naleznete zde.

Jak pripravek Enpaxiq pasobi?

Léciva latka v pripravku Enpaxiq, pacritinib, blokuje Gcinek JAK2 a FLT3, coz jsou dvé bilkoviny, které
se podileji na tvorbé a rdstu krevnich buné&k. Pacienti s myelofibrézou maji nadmérné mnozstvi té&chto
bilkovin, coZ vyvolava tvorbu nezralych krevnich bunék, z nichz nékteré migruji do organd jako slezina,
coz zplsobuje jejich zvétéeni. Predpoklada se, Ze zablokovanim téchto bilkovin pripravek Enpaxiq
zpomali tvorbu nezralych krevnich bunék, a tim pom@ze zmirnit pfiznaky onemocnéni.
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Jakou dokumentaci predlozila spolecnost na podporu své zadosti?

Spoleénost pFedlozila idaje z hlavni studie zahrnujici 327 pacientd s myelofibrézou, ktera zkoumala
pocet pacientl, u nichz doslo po 24 tydnech Ié¢by ke zmené&eni sleziny alespofi 0 35 %. Studie
porovnavala pfipravek Enpaxiqg s ,nejlepsi dostupnou IéCbou®, ktera zahrnovala typy IéCby, které
neplsobi na bilkoviny JAK, jako je hydroxymocovina nebo podpirna lé¢ba.

V jaké fazi bylo posuzovani zadosti v dobé, kdy byla stazena?

zadost byla stazena poté, co vybor CHMP posoudil vychozi dokumentaci predloZzenou spole¢nosti
a vypracoval seznam otazek. V dobé stazeni zadosti nebyly tyto otazky spolecnosti jesté zodpovézeny.

Jaké bylo doporuceni vyboru CHMP v dané dobé?

V dobé stazeni zadosti zastaval vybor CHMP prozatimni stanovisko, Ze pfipravek Enpaxiq nemdze byt
schvalen k 1écbé myelofibrézy.

Vybor mél celou fadu pochybnosti: mira zmenseni sleziny, jez byla hlavnim méfitkem Gcinnosti ve
studii, se ukazala byt nizsi pfi podavani pfipravku Enpaxiq nez pfi podavani jiného pripravku ve stejné
trid&, pricemz nedoslo k zZddnému zlepseni skére priznakl; u pacientl 1é¢enych pFipravkem Enpaxiq byl
zaznamenan vyssi vyskyt nizkych hladin krevnich desti¢ek (coz mdze zpUsobit krvaceni); a u pacientl
uzivajicich pfipravek Enpaxiq doslo ve srovnani s pacienty, ktefi uzivali nejlepsi dostupnou IéCbu,

k vy38imu poltu imrti véetn& umrti v disledku krvéceni a G&ink{ na srdce.

Vybor CHMP kromé toho poznamenal, ze je zapotfebi vice informaci o vychozich materidlech pouzitych
pfi vyrobé pFipravku Enpaxiq a o zplsobu plsobeni pFipravku na nékteré cilové bilkoviny v téle.

Vzhledem k témto pochybnostem vybor zastaval nazor, Ze pfinosy pripravku Enpaxiq podle vseho
neprevysuji jeho rizika.
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Jaké dtlivody stazeni zadosti uvedla spolec¢nost?

Spolecnost ve svém dopise, v némz uvédomuje agenturu o stazeni zadosti, uvedla, Ze svou zadost
stahuje proto, ze v ramci sou¢asného postupu podani zadosti neméla k dispozici dostatek ¢asu

k predloZeni novych dajd z druhé hlavni studie pripravku Enpaxiq. Spole¢nost uvedla, Ze predtim, nez
se obrati na agenturu EMA ohledné projednani nové zadosti o registraci, ma v Umyslu zaradit do své
soucasné dokumentace nové Udaje z uvedené studie. Tento dopis je k dispozici zde.

Jaké jsou disledky stazeni Zzadosti pro pacienty zafazené do klinickych
studii nebo do programti, v nichz je pfipravek Enpaxiq podavan v ramci
Iécby z humannich dlivodi (na zakladé principu tzv. compassionate use)?

Spole¢nost informovala vybor CHMP, Ze stazeni zadosti nemé& zadné dlsledky pro pacienty, ktefi jsou
v soucasné dobé zarazeni do klinickych studii nebo do programd, v nichz je pripravek Enpaxiq podavan
v ramci [é¢by z huméannich divodt (na zékladé principu tzv. compassionate use).

Pokud jste zarazeni do klinické studie nebo do programu, v némz je pfipravek Enpaxiq podavan
v rdmci |é¢by z humannich ddvodd, a potfebujete ziskat vice informaci o své 1é&bé, obratte se na
Iékare, ktery vam pfipravek podava.
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