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Muugiloa taotluse tagasivotmise teave: Kyndrisa
(drisaperseen)

BioMarin International Limited teatas 31. mail 2016 ametlikult inimravimite komiteele oma soovist
votta tagasi Kyndrisa muugiloa taotlus. Ravim oli ndidustatud Duchenne’i lihasdUstroofia raviks.

Mis on Kyndrisa?

Kyndrisa on ravim, mis sisaldab toimeainena drisaperseeni. Seda kavatseti turustada subkutaanse
sustelahusena.

Milleks kavatseti Kyndrisat kasutada?

Kyndrisat kavatseti kasutada Duchenne’i lihasdustroofia raviks 5-aastastel ja vanematel
kdndimisv@imelistel patsientidel, kelle haiguse p&hjuseks on teatud geneetilised mutatsioonid
(defektid), mida saab ravida nn eksoni 51 vahelejatmise tehnoloogiaga. Duchenne’i lihasdistroofia on
raske geneetiline haigus, mis esineb peamiselt poistel ja mida tavaliselt diagnoositakse enne 6.
eluaastat. See pdhjustab progresseeruvat lihasndrkust ja lihasfunktsioonide kadu ning 186peb tavaliselt
surmaga teismeeas vdi varases tdiskasvanueas.

Kyndrisa nimetati 27. veebruaril 2009 Duchenne’i lihasdistroofia harvikravimiks (ravim, mida
kasutatakse harvaesinevate haiguste korral). Lisateave harvikravimiks nimetamise kohta on siin.

Milline on Kyndrisa eeldatav toime?

Duchenne’i lihasdistroofiat pdhjustab distrofiinvalku tootva geeni mutatsioon, mis pdhjustab
mittetoimiva dustrofiini tootmist. See ravim pdhineb nn eksoni 51 vahelejatmise tehnoloogial. See
tehnoloogia vdimaldab rakkude valke tootval slisteemil jatta mdned piirkonnad distrofiini tootvas
geenis vahele ja toota lihemat, kuid osaliselt toimivat dustrofiinvalku.
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Millised dokumendid esitas ettevote oma taotluse toetuseks?

Kyndrisat uuriti kolmes uuringus kokku 290 Duchenne’i lihasdustroofiaga patsiendil. Uuringutes
vorreldi Kyndrisa toimet platseeboga (naiv ravim) ja efektiivsuse pdhinaitajaks oli muutus vahemaas,
mida patsient suutis 6 minutiga kdndides labida parast 24- vdi 48-nadalast ravi.

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

Taotlus véeti tagasi, kui inimravimite komitee oli hinnanud ettevotte esitatud dokumente ja koostanud
ettevottele vastamiseks kisimused. Inimravimite komitee oli ettevdttele esitatud viimaste kiisimuste
vastused labi vaadanud, kuid moni kiisimus 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 Kyndrisa kasutamist Duchenne’i lihasdustroofia raviks ei ole véimalik heaks kiita.

Komitee leidis, et Kliiniliste uuringute andmed ei néita piisavalt Kyndrisa kasulikku toimet: pdhiuuring
ei naidanud mingit kasu selle seisundiga patsientidel ja kaks teist uuringut ei ndidanud jarjepidevat
kasulikku toimet. Lisaks ei peetud rahuldavaks ravimi ohutusprofiili, eriti pusivate stistekoha
reaktsioonide t6ttu (néaiteks turse, pbletik ja haavandumine), mis vdivad mdjutada negatiivselt
elukvaliteeti ja pdhjustada trombotsitopeenia riski (vaike trombotsiitide sisaldus), mis voib tekitada
patsientidel raske verejooksuga tusistuse. Komitee ei pidanud ka ravimi kavandatud steriliseerimisviisi
efektiivseks.

Seetdttu oli inimravimite komitee muulgiloa taotluse tagasivétmise ajal arvamusel, et ravimi Kyndrisa
kasulikkus ei ole suurem kui sellega kaasnevad riskid.

Mis pOhjustel vottis ettevote taotluse tagasi?

Ettevbtte kirjas, milles ta teatab Euroopa Ravimiametile oma taotluse tagasivotmisest, markis ettevote
pbhjuseks, et tal ei ole vdimalik taotluse menetlemise tahtajaks esitada inimravimite komitee ndutud
andmeid.

Taotluse tagasivbtmise Kiri on siin.

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

EttevOte teatas, et ravimi arendamine peatatakse, kuid ettevdte teeb koostdodd arstide, patsientide ja
kohalike regulatiivasutustega, et voimaldada praegu ravitud patsientidele ligipdas olemasolevale
Kyndrisa varule.

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