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Resultat af vurderingen af anvendelsen af Revolade til
behandling af svaer aplastisk anaemi hos bgrn

Det Europeeiske Laegemiddelagentur har afsluttet sin vurdering af en ansggning om at udvide
anvendelsen af Revolade til at omfatte bgrn med svaer aplastisk anaemi (SAA). EMA anbefalede ikke
denne anvendelse, men var indeforstdet med, at relevante data fra det studie, der blev indsendt
sammen med ansggningen, skulle medtages i laegemidlets produktinformation, sdledes at
sundhedspersoner har adgang til ajourfgrte data om virkningerne af Revolade hos personer med sveer
aplastisk anami.

Hvad er Revolade, og hvad anvendes det til?

Revolade er et laegemiddel til behandling af:

e primaer immun trombocytopeni (ITP) — en sygdom, hvor patientens immunforsvar gdelaagger
blodplader (bestanddele i blodet, der er vigtige for blodets evne til at stgrkne) Patienter med ITP
har lave blodpladetal (trombocytopeni) og har risiko for blgdning. Revolade anvendes til patienter
pd 1 ar og derover, hos hvem behandling med laegemidler sdsom kortikosteroider eller
immunoglobuliner ikke har virket. Hos bgrn og unge anvendes leegemidlet, ndr de har haft
sygdommen i mindst 6 maneder

« trombocytopeni hos voksne med kronisk (langvarig) hepatitis C - en leversygdom, der forarsages
af hepatitis C-virusset. Revolade anvendes, ndr trombocytopenien er for alvorlig til, at
interferonbaseret behandling (en type behandling for hepatitis C) kan anvendes

e erhvervet sveer aplastisk anaemi (en sygdom, hvor knoglemarven ikke producerer nok blodceller
eller blodplader). Erhvervet betyder, at sygdommen ikke er arvelig. Revolade anvendes til
patienter, hvis sygdom ikke kan reguleres med immunsuppressive leegemidler (leegemidler, der
mindsker kroppens immunforsvar), og som ikke kan gennemgd haematopoietisk
stamcelletransplantation (hvor patientens knoglemarv erstattes af stamceller fra en donor med
henblik pd dannelse af ny knoglemarv).

Revolade har vaeret godkendt i EU siden marts 2010. Det indeholder det aktive stof eltrombopag og fas
som tabletter og som pulver til fremstilling af en suspension (en vaeske), der indtages gennem
munden.
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Yderligere information om de nuvaerende anvendelser af Revolade findes p& agenturets websted:
ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/revolade.

Hvilken aendring havde virksomheden ansggt om?

Virksomheden ansggte om at udvide anvendelsen af Revolade til at omfatte bgrn pa 2 ar og derover
med sveer aplastisk anami, hvis sygdom ikke kan kontrolleres med eller er vendt tilbage efter
immunsuppressiv behandling, og som ikke kan gennemga haematopoietisk stamcelletransplantation.

Hvordan virker Revolade?

I kroppen stimulerer et naturligt hormon kaldet thrombopoietin produktionen af blodplader ved at
binde sig til og aktivere visse receptorer (mal) i knoglemarven. Ligesom trombopoietin binder det
aktive stof i Revolade, eltrombopag, sig ogsa til og stimulerer trombopoietinreceptorer. Dette gger
produktionen af blodplader, forbedrer antallet af trombocytter og mindsker risikoen for blgdning. Hos
nogle patienter med sveer aplastisk anaemi kan Revolade ogsd gge produktionen af blodceller. Hos bgrn
pa 2 &r og derover med svaer aplastisk anaemi forventes Revolade at virke p& samme made som hos
voksne med denne sygdom.

Hvilken dokumentation fremlagde virksomheden i forbindelse med
ansggningen?

Virksomheden fremlagde resultater fra et igangvaerende hovedstudie, der omfattede 51 bgrn p& 2 ar
og derover med svaer aplastisk anaemi, som ikke kunne gennemga hamatopoietisk
stamcelletransplantation. I dette studie havde 37 bgrn ikke f3et forudgdende behandling, og 14 havde
faet immunsuppressiv behandling, men deres sygdom kunne ikke kontrolleres eller var vendt tilbage.
Alle bgrn fik Revolade i kombination med immunsuppressiv behandling i 26 uger. Laagemidlet blev ikke
sammenlignet med nogen anden behandling eller placebo (en uvirksom behandling). Hovedformalet
med studiet var at vurdere, hvordan Revolade virker hos bgrn. De sekundaere formal var vurdering af
laegemidlets sikkerhed og virkning.

Hvad var EMA's konklusioner?

EMA bemaerkede, at selv om resultaterne af det studie, ansggeren havde fremlagt, tyder pé’n, at bgrn
med sveer aplastisk anaemi kunne have gavn af behandling med Revolade, svarede kun 14 patienter i
studiet til den tilsigtede anvendelse. Dette antal blev anset for at vaere for lille til, at der kunne drages
endelige konklusioner om Revolades virkning og sikkerhed ved anvendelse hos disse bgrn.

EMA konkluderede derfor, at Revolades sikkerhed og virkning ikke er tilstraekkeligt dokumenteret hos
bgrn med svaer aplastisk anaemi, og at det ikke bgr godkendes hos disse patienter.
Ordineringsoplysningerne for Revolade vil dog blive opdateret med relevante data, sdledes at
sundhedspersoner har adgang til ajourfgrte data om virkningerne af Revolade hos bgrn med svaer
aplastisk anami.

Hvilke konsekvenser har udfaldet for patienter, der deltager i kliniske
undersggelser eller i programmer for anvendelse med saerlig
udleveringstilladelse?

Virksomheden meddelte agenturet, at studiet af Revolade hos bgrn med svaer aplastisk anaemi er
blevet afsluttet for nylig, og at der ikke er andre studier i gang hos disse bgrn.
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