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SPORGSMAL OG SVAR VEDR@RENDE TILBAGETRAKNINGEN AF ANS@GNINGEN
OM MARKEDSFZRINGSTILLADELSE
for
KIACTA

Internationalt fadlesnavn (INN): natriumeprodisat

Den 13. marts 2008 meddelte Neurochem Luxco Il SARL officielt Udvalget for Humanmedicinske
Laggemidler (CHMP), at firmaet gnsker at tilbagetraskke sin ansggning om markedsf gringstilladel se
for Kiactatil behandling af A- amyloidose (AA-amyloidose). Kiacta blev udpeget som laegemiddel til
saddne sygdomme den 31. juli 2001.

Hvad er Kiacta?
Kiacta er et laagemiddel, der indeholder det aktive stof dinatriumeprodisat. Det skulle leveres som
kapsler.

Hvad forventedes Kiacta anvendt til?

Kiacta forventedes anvendt til behandling af AA-amyloidose. Det er en gadden, livstruende sygdom,
som opstar hos patienter med |aangerevarende betaandel se, som oftest skyldes rheumatoid arthritis
(leddegigt). Amyloid A-amyloidose skyldes, at der ophober sig uoplaselige “fibriller” (fine tréde) af et
protein kaldet ‘amyloid A’ (AA) i kroppens organer. AA fremstillesi kroppen af et protein kaldet
‘serumamyloid A’, der frigives af leverceller som reaktion pa betaandelse. De alvorligste symptomer
pa sygdommen skyldes, at amyloid A aflejresi nyrerne og beskadiger dem.

Hvordan forventes Kiacta at virke?

Det aktive stof i Kiacta, dinatriumeprodisat, forventes at virke ved at pavirke dannelsen af AA-fibriller
og dermed forhindre, at de aflgjrer sig i organerne. Dette forventes at vaae med til at forhindre
beskadigelse af organerne.

Hvilken dokumentation fremlagde virksomheden i for bindelse med ansggningen til CHMP?
Virkningerne af Kiactablev farst afpravet i forsggsmodeller, inden de blev undersggt hos mennesker.
Kiactas virkning blev undersggt i en hovedundersagelse af 183 patienter med AA amyloidose. |
undersggel sen blev Kiacta sammenlignet med placebo (en uvirksom behandling). Behandlingens
virkning blev hovedsagelig bedemt pa antallet af patienter, hos hvem nyrefunktionen blev betydeligt
forvaaret eller som degdei |gbet af de to &rs behandling.

Hvor langt var vurderingen af ansggningen naet, da den blev trukket tilbage?

Vurderingen var afsluttet, og CHMP havde afgivet en negativ udtalelse. Firmaet havde anmodet om, at
den negative udtalelse blev taget op til fornyet overvejelse, men denne var endnu ikke afsluttet, da
firmaet trak ansagningen tilbage.

Hvad anbefalede CHM P pa daveer ende tidspunkt?

Pa baggrund af gennemgangen af dataene og virksomhedens besvarelse af CHMP's liste med
spergsmal pa tidspunktet for tilbagetraskningen af ansagningen havde CHMP afgivet en negativ
udtalelse og anbefalede ikke udstedel se af markedsfaringstilladelse for Kiactatil behandling af AA
amyloidose.
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Hvori bestod CHM P'svigtigste betaenkeligheder ?

CHMP gav udtryk for betaankeligheder ved, at virkningen af Kiactatil behandling af AA-amyloidose
ikke var blevet pavist i tilstraekkelig grad i den eneste hovedundersggelse, som var blevet gennemfart.
Selvom det blev antydet, at Kiacta muligvis er virksomt, konkluderede udvalget, at det var ngdvendigt
med en anden undersggel se for at pavise lasgemidlets virkning.

Efter en inspektion af stedet, hvor oplysningerne fra undersggelsen var blevet analyseret, sedte
udvalget spargsmalstegn ved, om undersggel sens resultater var palidelige pa grund af den made
analysen var blevet gennemfart pa.

Pa til bagetraskningstidspunktet var det derfor CHMP's opfattelse, at fordelene ved Kiactaikke var
blevet tilstraskkeligt pavist, og at de eventuelle fordele ikke opvejede de pavisterisici.

Hvilke begrundelser gav virksomheden for tilbagetraskningen af ansggningen?
Brevet fra virksomheden, hvori EMEA underrettes om tilbagetraskning af ansaggningen, kan ses her.

Hvilke konsekvenser har tilbagetraskningen for patienter, der deltager i kliniske under sggel ser
med Kiacta?

Virksomheden underrettede CHMP om, at den igangvaarende kliniske undersggel se med Kiacta bliver
afbrudt, s& der kan udfares en anden undersagel se for at sammenligne Kiacta med placebo. Hvis du
deltager i en klinisk undersagel se og har behov for mere information om din behandling, bedes du
kontakte den laye, der giver dig denne behandling.
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