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Spgrgsmal og svar

Tilbagetreekning af ansggningen om
markedsfaringstilladelse for Blectifor (koffeincitrat)

Den 9. marts 2017 meddelte Viridian Pharma Ltd officielt Udvalget for Leegemidler til Mennesker
(CHMP), at virksomheden gnsker at traekke sin ansggning om markedsfgringstilladelse tilbage for
Blectifor til forebyggelse af bronchopulmonaer dysplasi.

Hvad er Blectifor?

Blectifor er et leegemiddel, der indeholder det aktive stof koffeincitrat. Det skulle ggres tilgeengeligt
som en injektionsveeske, der ogsa kunne indgives oralt.

Hvad forventedes Blectifor anvendt til?

Blectifor forventedes anvendt til forebyggelse af bronchopulmoneaer dysplasi, en lungesygdom, der
rammer for tidligt fadte bgrn, som gennem leengere til har veeret pd mekanisk ventilation (ved brug af
en maskine, der leverer ilt til stgtte for vejrtreekningen). Hos disse nyfgdte bgrn kan det fortsat hgje
tryk og den fortsat hgje koncentration af ilten, der tilfares via mekanisk ventilation, forarsage
inflammation og skade p& lungerne og hindre normal udvikling af alveolerne (luftseekke i lungerne).
Dette fgrer til vejrtraekningsproblemer og lav veekst og kan senere i livet forarsage hyppige
luftvejsinfektioner og kroniske lungeproblemer.

Blectifor blev udpeget som "lsegemiddel til sjeeldne sygdomme™" den 11. april 2014 til forebyggelse af
bronchopulmoneer dysplasi. Flere oplysninger om udpegelsen til leegemiddel til sjeeldne sygdomme
findes her.

Hvordan virker Blectifor?

Det aktive stof i Blectifor, nemlig koffeincitrat, stimulerer nervesystemet og er i gjeblikket godkendt i
EU som Peyona til behandling af en andedreetsforstyrrelse kaldet primzer apng hos for tidligt fadte
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bern. | forbindelse med forebyggelse af bronchopulmonaer dysplasi forventes koffeincitrat primaert at
virke ved at stimulere den del af hjernen, som kontrollerer andedraettet, der menes at hjaelpe
spaedbgrn med at traekke vejret selv og reducere tiden p& mekanisk ventilation. Koffeincitrat kan
endvidere have andre virkninger i lungerne, herunder ved at reducere inflammationen, hvilket
forventes at forebygge den skade, der forarsager bronchopulmonaer dysplasi.

Hvilken dokumentation fremlagde virksomheden i forbindelse med
ansggningen til CHMP?

Virksomheden fremlagde oplysninger fra offentliggjort videnskabelig litteratur, primaert om
anvendelsen af koffeincitrat til behandling af primeer apng hos for tidligt fadte bgrn, herunder ogsa en
reekke artikler med oplysninger om udviklingen af bronchopulmonaer dysplasi hos disse patienter.

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

Ansggningen blev trukket tilbage, efter at CHMP havde vurderet den dokumentation, som
virksomheden oprindelig havde fremlagt, og udarbejdet en liste med spgrgsmal. Virksomheden havde
endnu ikke besvaret spgrgsmalene, da ansggningen blev trukket tilbage.

Hvad anbefalede CHMP pa daveerende tidspunkt?

P& baggrund af gennemgangen af dataene pa tidspunktet for tilbagetraekningen af ansggningen havde
CHMP haft visse betaenkeligheder og var af den forelgbige opfattelse, at Blectifor ud fra de oplysninger,
som virksomheden havde fremlagt, ikke kunne veere blevet godkendt til forebyggelse af
bronchopulmoneer dysplasi.

Udvalget mente ikke, at koffeincitrats rolle i forebyggelsen af sygdommen var blevet tilstraekkelig
dokumenteret, og at der kunne drages en endelig konklusion om virkningen af koffeincitrat til
forebyggelse af bronchopulmonaer dysplasi. Den angivne indikation var endvidere ikke understgttet i
den forelagte litteratur, og malpopulationen blev ikke anset for at veere tilstreekkelig karakteriseret.

Derudover udtrykte udvalget bekymring over, at ansggeren ikke havde pavist en sakaldt "almindelig
anerkendt anvendelse" (systematisk og dokumenteret anvendelse i EU i over 10 ar) af koffeincitrat til
forebyggelse af bronchopulmonaer dysplasi. Den facilitet, der var udpeget til at afprgve Blectifors
stabilitet, var desuden ikke certificeret til at overholde god fremstillingspraksis.

Derfor var CHMP pa tidspunktet for tilbagetraekningen af den opfattelse, at virksomheden ikke havde
fremlagt tilstraekkelige oplysninger til at underbygge ansggningen om Blectifor.

Hvilke begrundelser gav virksomheden for tilbagetraekningen af
ansggningen?

| sit brev til agenturet om tilbagetreekningen af ansggningen anfarte virksomheden, at
tilbagetraekningen skete af kommercielle grunde.

Brevet om tilbagetraekningen kan ses her.
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