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Otazky a odpovédi

Stazeni zadosti o vydani rozhodnuti o registraci pripravku
IXinity (trenonakog alfa)

Dne 13. ¢ervna 2013 spolec¢nost Cangene Europe Ltd. oficidlné oznamila Vyboru pro humanni 1écivé
pripravky (CHMP), Ze se rozhodla stahnout svou zadost o vydani rozhodnuti o registraci pfipravku
IXinity uréeného k 1é¢bé& a prevenci krvaceni u pacientl s hemofilii B.

Co je IXinity?

IXinity je léCivy pfipravek, ktery obsahuje IéCivou latku trenonakog alfa (rekombinantni lidsky
faktor 1X). K dispozici mél byt ve formé prasku a rozpoustédla pro pfipravu injekéniho roztoku (500,
1 000 a 1 500 jednotek).

K ¢emu mél byt pripravek IXinity pouzivan?

PFipravek IXinity se mél pouZivat k prevenci a |é¢bé krvacivych epizod u pacientl s hemofilii B
(vrozenou poruchou krvécivosti, zplsobenou nedostatkem faktoru I1X) starsich 12 let.

Jak by mél pripravek IXinity plsobit?

Pacienti s hemofilii B nemaji dostate¢né hladiny faktoru IX, proteinu v krvi, ktery napomaha
normalnimu srazeni krve. To zplsobuje problémy s krevnim srazenim, coZ vede ke krvaceni do kloubd,
svall a vnitfnich organl. Léciva latka v pFipravku IXinity, trenonakog alfa, je formou lidského faktoru
IX, ktera nahrazuje chybéjici faktor IX v krvi, ¢imz do¢asné napomaha zvladnout krvacivou poruchu.

U¢&inna latka v pripravku IXinity se vyrabi metodou oznacovanou jako ,technologie rekombinantni
DNA*: je vytvarena bunkami, do kterych byl viozen gen (DNA), diky némuz je schopna produkovat
srazeci faktor.
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Jakou dokumentaci predlozila spolecnost na podporu své zadosti?

Spoleénost pFedlozila vysledky studii zahrnujicich 42 pacientl se stfedné& zévaZnou nebo zavaznou
hemofilii B, kterym byl podavan pripravek IXinity pro |éCbu &i prevenci krvaceni, véetné nékterych
pacientl podstupujicich chirurgicky vykon. U¢innost byla méFena na zékladé pacientova hodnoceni
miry kontroly krvaceni a na zakladé poctu krvacivych epizod, které se objevily pfi uzivani l1éCivého
pfipravku.
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V jaké fazi bylo posuzovani zadosti v dobé, kdy byla stazena?

Zadost byla staZena poté, co vybor CHMP posoudil dokumentaci predlozenou spole¢nosti a vypracoval
seznamy otazek. Vybor CHMP vyhodnotil odpovédi spoleCnosti na posledni sadu otazek, nékteré body
vdak zlstaly nedoredené.

Jaké bylo doporuceni vyboru CHMP v dané dobé?

Na zakladé vyhodnoceni dostupnych Gdaji a odpovédi spole¢nosti na seznamy otazek vyboru CHMP
v dobé stazeni zadosti mél vybor CHMP urcité pochybnosti a jeho prozatimni stanovisko bylo, ze
pfipravek IXinity nemuZe byt schvélen k prevenci a 1é¢bé krvacivych epizod u pacientld s hemofilii B.

A&koli studie poskytly dikazy o G¢innosti pFipravku IXinity, ukéazaly také, Ze u pacientd se vytvofily
necekané vysoké hladiny autoprotildtek proti proteinu z bunék pouzivanych k vyrobé pFipravku IXinity,
ktery byl také pritomen v l1é¢ivém pripravku. Spolecnost upravila vyrobni postup pfipravku IXinity tak,
aby tyto proteiny byly odstranény, ale neni jasné, zda upraveny |éCivy pFipravek bude fungovat
stejnym zpGsobem jako plvodni pripravek ve studiich, a vybor CHMP doporudil dali studii u pacientd.

V Case stazeni zadosti byl tedy vybor CHMP toho nazoru, Ze na zakladé v soucasnosti dostupnych
Udajl je pomér prinost a rizik upraveného pripravku IXinity negativni.
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Jaké dtlivody stazeni zadosti uvedla spolec¢nost?

V dopise, kterym spolecnost uvédomila agenturu o stazeni zadosti, spoleCnost uvedla, Ze rozhodnuti
stahnout zadost je zalozeno na skutecnosti, Ze dalsi Udaje nutné k zodpovézeni otazek vyboru CHMP
nebudou k dispozici v prdvné vymezeném ¢asovém ramci. Spole¢nost vyjadfila svij Gmysl opakované
pozadat o registraci, jakmile budou tdaje k dispozici.

Dopis ohledné stazeni zZadosti je k dispozici zde.

Jaké jsou disledky stazeni Zadosti pro pacienty zafazené do klinickych
studii?

Spolecnost informovala vybor CHMP, Ze pacienti, ktefi jsou v soucasnosti zafazeni do klinickych studii,
budou i nadale dostavat pripravek IXinity a budou prevedeni na upraveny pfipravek, jakmile budou
schvdlena revidovana pravidla pro provadéni studii.

Pokud jste zarazeni do klinické studie a potfebujete ziskat vice informaci o své |écbé, kontaktujte
|ékare, ktery vdm pripravek podava.
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