EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

18 de octubre de 2024
EMA/472277/2024
EMEA/H/C/005897

Denegacién de la autorizacién de comercializacidn de
Masitinib AB Science (mesilato de masitinib)

La denegacidn se confirma tras la revisidn

Tras reexaminar su dictamen inicial, la Agencia Europea de Medicamentos ha confirmado su
recomendacion de denegar la autorizacion de comercializacion del medicamento Masitinib AB Science,
un medicamento destinado al tratamiento de la esclerosis lateral amiotréfica (ELA).

La Agencia emitié su dictamen tras la revisidn el 17 de octubre de 2024. La Agencia habia emitido su
dictamen inicial el 27 de junio de 2024. La empresa que solicitd la autorizacion de Masitinib AB Science
es AB Science.

éQué es Masitinib AB Science y a qué uso estaba destinado?

Masitinib AB Science se desarrolld como medicamento para tratar a adultos con ELA. Estaba destinado
a utilizarse en combinacién con riluzol (otro medicamento para la ELA). La ELA es una enfermedad
progresiva del sistema nervioso en la que las neuronas del cerebro y la médula espinal encargadas de
controlar el movimiento voluntario experimentan un deterioro progresivo, lo que provoca la pérdida de
la funcién muscular y paralisis.

Masitinib AB Science contiene el principio activo mesilato de masitinib e iba a presentarse en forma de
comprimidos.

Masitinib AB Science fue designado «medicamento huérfano» (es decir, un medicamento utilizado en
enfermedades raras) el 29 de agosto de 2016 para el tratamiento de la ELA. Puede encontrarse mas
informacién sobre la designacion de medicamento huérfano en la pagina web de la Agencia:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3161722.
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éComo actua Masitinib AB Science?

El principio activo de Masitinib AB Science, el mesilato de masitinib, es un inhibidor de la proteina
cinasa. Esto que significa que bloquea unas enzimas especificas conocidas como proteinas cinasas. El
bloqueo de estas enzimas afecta a la actividad de determinadas células del sistema inmunitario (las
defensas naturales del organismo) implicadas en la inflamacidn. Al bloquear estas enzimas, se
esperaba que el mesilato de masitinib redujera la inflamacion y protegiera a las células nerviosas del
dafio, ralentizando asi el empeoramiento de los sintomas de la ELA.

éQué documentacion presentdé la empresa en apoyo de su solicitud?

La empresa presento los resultados de un estudio principal en el que participaron 394 adultos con ELA.
A los pacientes se les administré masitinib AB Science o un placebo (un tratamiento ficticio) dos veces
al dia durante 48 semanas. Todos los pacientes también recibieron riluzol. El criterio principal de
valoracidn de la eficacia fue el cambio a lo largo de 48 semanas en la puntuacion ALSFRS-R, una
medida de los sintomas de ELA que afectan a la vida cotidiana de los pacientes.

éCuales fueron los motivos principales para denegar la autorizacion de
comercializacion?

En el momento de la evaluacidn inicial, la Agencia considerd que los datos del estudio no eran fiables,
ya que los resultados de las inspecciones de buenas practicas clinicas (BPC) coordinadas por la EMA y
otras autoridades reguladoras habian identificado problemas relacionados con la realizacion del estudio
gue la empresa no podia abordar de manera suficiente. Ademas, los beneficios de Masitinib AB Science
no pudieron demostrarse de manera convincente; el estudio no encontré ninguna diferencia entre el
medicamento y el placebo en el criterio principal de valoracion de la eficacia para la poblacion total del
estudio y presentaba varias cuestiones metodoldgicas.

Estas preocupaciones no cambiaron tras el reexamen de los datos facilitados y tras consultar a un
grupo de expertos en neurologia, asi como a los representantes de los pacientes. Al adoptar su
decisidn final, la Agencia también tuvo en cuenta la informacion compartida por las organizaciones de
pacientes (las denominadas intervenciones de terceros).

Por consiguiente, la Agencia mantuvo su opinion de que los beneficios de Masitinib AB Science no

superaban a los riesgos y recomendd denegar la autorizacion de comercializacion.

éQué consecuencias tiene esta denegacion para los pacientes que
participan en los ensayos clinicos?

La empresa informd a la Agencia de que no hay consecuencias para los pacientes que participan en
ensayos clinicos con Masitinib AB Science.

Si participa usted en un ensayo clinico y precisa informacidn adicional acerca de su tratamiento,
péngase en contacto con su médico en el ensayo clinico.
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