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Otazky a odpovédi

Stazeni zadosti o vydani rozhodnuti o registraci pripravku
Raxone (idebenon)

Dne 21. bfezna 2013 spole¢nost Santhera Pharmaceuticals (Deutschland) GmbH oficialné oznamila
Vyboru pro humanni IéCivé pripravky (CHMP), Ze se rozhodla stdhnout svou zadost o vydani rozhodnuti
o registraci pfipravku Raxone uréeného k |écbé Leberovy hereditarni optické neuropatie (LHON).

Co je Raxone?
Raxone je lécCivy pripravek obsahujici 1éCivou latku idebenon. K dispozici byl ve formé 150mg tablet.
K ¢emu mél byt pripravek Raxone pouzivan?

Pripravek Raxone mél byt pouzivan k |éCbé Leberovy hereditarni optické neuropatie, coz je dédi¢né
onemocnéni charakterizované progresivni ztratou zraku.

Pfipravek Raxone byl oznacen jako léCivy pfipravek pro vzacna onemocnéni dne 15. Ginora 2007.
Pripravek mél byt urcen k |éCbé Leberovy hereditarni optické neuropatie.

Jak by mél pripravek Raxone pisobit?

Léciva latka v pripravku Raxone, idebenon, plsobi na struktury uvniti bufiky zndmé jako mitochondrie,
které ziskavaji energii nutnou k fungovani bunék. Pacienti postiZzeni Leberovou hereditarni optickou
neuropatii maji mutace (defekty) v genetickém materiadlu mitochondrii. To znamen@, Ze mitochondrie
neziskavaji spravné energii a produkuji toxické formy kysliku (volné radikaly), které poskozuji nervové
buriky oka nutné k vidéni. ZpUsob, jakym idebenon plsobi u Leberovy hereditérni optické neuropatie,
neni plné zndm, ale ma se za to, Ze snizuje tvorbu volnych radikall a pomaha zlepsit ziskavani
energie, ¢imz predchazi bunéénému poskozeni a ztraté zraku pozorovanym u tohoto onemocnéni.
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Jakou dokumentaci predlozila spolecnost na podporu své zadosti?

Ucinky pripravku Raxone byly nejprve testovany na experimentalnich modelech a teprve poté na
lidech.

Spoleénost predloZila vysledky z jedné hlavni studie pfipravku Raxone zahrnujici 85 pacient{

s Leberovou hereditarni optickou neuropatii, u nichz se symptomy zacaly objevovat v poslednich péti
letech. V této studii dostavali pacienti po dobu Sesti mésicd pFipravek Raxone nebo placebo (netéinny
pfipravek). Hlavnim méfitkem Gcinnosti byla zména zraku po Sesti mésicich 1é¢by, coz bylo méreno
pomoci standardniho oc¢niho testu na tabuli s pismeny.

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

Posuzovani bylo ukonceno a vybor CHMP vydal zaporné stanovisko. Spole¢nost pozadala
o prezkoumani zaporného stanoviska, pfezkoumani vSak v dobé stazeni zadosti jesté nebylo zahajeno.

Jaké bylo doporuceni vyboru CHMP v dané dobé?

Na zédkladé& vyhodnoceni dostupnych Gdaji vydal vybor CHMP v dobé staZeni zadosti zaporné
stanovisko, ve kterém doporucil zamitnout registraci pripravku Raxone k l1é¢bé Leberovy hereditarni
optické neuropatie.

V dobé& vydani zdporného stanoviska mé&l vybor CHMP obavu, ¥e u pacientl s Leberovou hereditarni
optickou neuropatii, u nichz se symptomy zacaly objevovat v poslednich péti letech, nevedlo uzivani
pfipravku Raxone po dobu $esti mésicl k vyznamnému zlep3eni zraku oproti placebu (pacienti uzivajici
pfipravek Raxone byli na tabuli s pismeny schopni rozlisit oproti pacientim uZivajicim placebo o tfi
pismena vice). Vybor CHMP nepovazoval tento prinos za vyznamny.

Na zakladé téze studie spoleCnost pozdé&ji navrhla omezit pouZiti pfipravku Raxone na pacienty, u nichz
se symptomy zacaly objevovat v poslednim roce. U té&chto pacientd bylo na tabuli s pismeny prokazano
zlepSeni oproti placebu o 17 pismen. Vybor CHMP nicméné dospél k zavéru, Ze nova podskupina
pacient(, pro néz je |é¢ba navrhovana, nebyla v této studii dobfe zastoupena (28 pacientt) a Ze
spolehlivost vysledkl zlistava otdzkou. Vzhledem k malé velikosti této podskupiny je vybor CHMP toho
nazoru, ze nelze vyloucit spontanni zlepseni.

Vybor CHMP také vzal v Givahu, Ze Gdaje podporujici zplisob plisobeni idebenonu u Leberovy
hereditarni optické neuropatie nejsou dostatecné.

Vybor CHMP proto v dobé stazeni Zadosti zastaval nazor, Ze pfinosy pfipravku Raxone nepfrevysuji jeho
rizika.

Jaké divody stazeni zadosti uvedla spolec¢nost?

V dopise, v némz uvédomuje agenturu o svém rozhodnuti stahnout zadost, spolecCnost uvedla, ze
7adost je stahovana ze strategickych divoda.

Dopis, v némz spolecnost uvédomuje agenturu o svém rozhodnuti stdhnout zadost, je k dispozici zde.
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http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Other/2013/04/WC500142479.pdf

Jaké jsou dlsledky stazeni zadosti pro pacienty zaifazené do klinickych
studii nebo do programdi, v nichz je pripravek Raxone podavan v ramci
Iécby z humannich divodl (na zakladé principu tzv. compassionate use)?

Spolecnost informovala vybor CHMP, Ze v dobé staZeni zadosti zadné klinické studie s pripravkem
Raxone neprobihaji. Pacienti, u nichZ je pfipravek Raxone podavan v ramci Ié¢by z humannich divodq,
mohou i nadale pripravek Raxone pouzivat.

Pokud jste zafazeni do programu, v némz je pfipravek Raxone podavan v ramci IéCby z humannich
dlvod{, a pottebujete ziskat vice informaci o své 1é¢bé&, kontaktujte 1ékaFe, ktery vam pripravek
podava.
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