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Muugiloa taotluse tagasivotmise teave: IXinity
(trenonakog alfa)

Cangene Europe Ltd. teatas 13. juunil 2013 ametlikult inimravimite komiteele oma soovist votta tagasi
ravimi IXinity mudgiloa taotlus. Ravim oli naidustatud verejooksu raviks ja ennetamiseks B-
hemofiiliaga patsientidel.

Mis on IXinity?

IXinity on ravim, mis sisaldab toimeainena trenonakog alfat (rekombinantne inimese htlbimisfaktor
IX). Ravimit plaaniti turustada sustelahuse pulbri ja lahustina (500, 1000 ja 1500 Uhikut).

Milleks kavatseti IXinityt kasutada?

IXinityt kavatseti kasutada verejooksuepisoodide arahoidmiseks ja raviks vAhemalt 12-aastastel B-
hemofiiliaga (parilik veritsushaigus, mille p6hjus on huubimisfaktori I1X puudus) patsientidel.

Milline on IXinity eeldatav toime?

B-hemofiiliaga patsientidel ei ole veres piisaval maaral hitbimisfaktorit IX — see on valk, mis aitab
verel normaalselt hiilibida. See p&hjustab probleeme vere hiuubimisel ja vdib kaasa tuua verejooksu
liigestesse, lihastesse ja siseorganitesse. IXinity toimeaine trenonakog alfa on inimese huubimisfaktori
IX erivorm, mis asendab veres puuduva hiaubimisfaktori IX, aidates sel moel veritsushaigust ajutiselt
kontrollida.

IXinity toimeainet toodetakse meetodi abil, mida nimetatakse rekombinant-DNA-tehnoloogiaks:
toimeainet toodavad rakud, millesse on viidud geen (DNA), mis muudab need rakud vdimeliseks seda
hudbimisfaktorit tootma.
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Mis dokumendid esitas ettevote oma taotluse toetuseks?

Ettevdte esitas uuringute tulemused, milles oli osalenud 42 m&dduka raskusega kuni raske B-
hemofiiliaga patsienti, kellele manustati IXinityt verejooksu raviks vdi arahoidmiseks, sealhulgas
mdnele patsiendile ka kirurgiliste operatsioonide korral. Efektiivsuse ndaitaja oli patsientide hinnang
sellele, kui hasti ravim verejooksu kontrollis, ja ravimi kasutamise ajal tekkinud verejooksuepisoodide
arv.

Mis jargus oli muugiloa taotluse hindamine, kui see tagasi voeti?

Taotlus vBeti tagasi parast seda, kui inimravimite komitee oli hinnanud ettevotte esitatud dokumente
ja koostanud ettevottele vastamiseks kiisimused. Inimravimite komitee oli ettevdttele esitatud
viimaste kisimuste vastused labi vaadanud, kuid moéni kisimus oli veel lahendamata.

Milline oli sel ajal inimravimite komitee soovitus?

Tuginedes esitatud andmete anallisile ja ettevdtte vastustele inimravimite komitee esitatud
kisimustele, nagi komitee taotluse tagasivotmise ajal pdhjust ettevaatlikkuseks ja oli esialgsel
seisukohal, et ravimi IXinity kasutamist verejooksuepisoodide drahoidmiseks ja raviks B-hemofiiliaga
patsientidel ei ole vBimalik heaks Kiita.

Kuigi uuringud olid ndidanud, et IXinity on efektiivne, selgus neist samuti, et patsientidel tekkis
ootamatult suur antikehade sisaldus IXinityt tootvatest rakkudest péarinevate valkude vastu, mis
sisaldusid ka ravimis. Ettevfte tdiustas IXinity tootmisprotsessi, et need valgud ravimist eemaldada,
samas ei olnud selge, kas puhastatud ravim toimib samamoodi kui uuringutes kasutatud esialgne
ravim, mistdttu soovitas inimravimite komitee tdiendava uuringu labiviimist patsientidel.

Seetdttu oli inimravimite komitee muugiloa taotluse tagasivotmise ajal arvamusel, et puhastatud
ravimi IXinity kasulikkus ei ole olemasolevate andmete alusel suurem kui sellega kaasnevad riskid.

Mis pbhjustel vottis ettevote taotluse tagasi?

Kirjas, milles ettevdte teatab Euroopa Ravimiametile oma taotluse tagasivétmisest, margib ettevdte, et
otsus taotlus tagasi votta pdhineb asjaolul, et ettevottel ei ole vdimalik antud taotluse menetlemise
tahtaegade jooksul esitada tdiendavaid andmeid, mis on vajalikud inimravimite komitee tdstatatud
kUsimustele vastamiseks. Ettevéte kinnitas, et kavatseb nimetatud andmete saamisel esitada uue
mudgiloa taotluse.

Tagasivotmise Kiri on siin.

Kuidas mojutab tagasivotmine praegu kliinilistes uuringutes voi eriloaga
kasutamise programmides osalevaid patsiente?

EttevOte teavitas inimravimite komiteed, et praegu kliinilistes uuringutes osalevad patsiendid saavad
jatkata IXinity kasutamist ja nad lilitatakse imber puhastatud ravimile parast seda, kui imber
tootatud uuringuplaanid on heaks kiidetud.

Kui osalete ravimi Kliinilises uuringus ja vajate oma ravi kohta lisateavet, pddrduge palun arsti poole,
kes teile ravi méaaras.
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