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Kysymyksia ja vastauksia Votubia-valmisteen kaytdsta
vahintaan kuuden kuukauden ikaisilla lapsilla

Euroopan laakevirasto on saanut valmiiksi arvioinnin, jonka kohteena oli Votubian kaytén laajentamista
vahintaan kuuden kuukauden ikaisten lasten tuberoosiskleroosiin liittyvien kohtausten hoitoon koskeva
hakemus.

Vaikka Euroopan laakeviraston ihmisille tarkoitettuja Idakkeita kasitteleva komitea (CHMP) ei
suositellut kaytdn laajentamista talla tavalla, se katsoi, ettd hankkeen mukana toimitetusta
tutkimuksesta saadut merkitykselliset tiedot on lisattava ladkkeen valmistetietoihin.

Mita Votubia on ja mihin sita kaytetdaan?
Votubiaa kdytetdaan seuraavien tuberoosiskleroosi-nimisesta geneettisesta sairaudesta johtuvien
hyvanlaatuisten kasvainten (ei syopakasvainten) hoitoon:

e subependymaalinen jattisoluastrosytooma (SEGA), hyvanlaatuinen aivokasvain; valmistetta
kaytetaan aikuisilla ja lapsilla, joiden aivokasvainta ei voida poistaa kirurgisesti

e munuaisten angiomyolipooma, hyvanlaatuinen munuaiskasvain; valmistetta kdytetaan aikuisilla,
joilla on komplikaatioiden riski mutta ei valitonta leikkaustarvetta.

Ladketta kaytetaan myds lisahoitona vahintdan 2-vuotiailla potilailla, joilla on tuberoosiskleroosiin
liittyvia kohtauksia, joihin muut hoidot eivdt ole tehonneet. Votubiaa kaytetdan paikallisalkuisiin
epilepsiakohtauksiin (aivojen yhdessa osassa alkavat kohtaukset), jotka levidvat tai eivat levia
kaikkialle aivoihin (toissijaisesti yleistyvat paikallisalkuiset kohtaukset).

Votubian vaikuttava aine on everolimuusi, ja sita on saatavana suun kautta otettavina tabletteina.

Lisatietoja Votubian nykyisista kayttdaiheista on viraston verkkosivustolla osoitteessa
ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/votubia.

Mita muutosta yhtio haki?

Yhtié haki Votubian kaytén laajentamista niiden lasten, joiden ika on 6 kk:n ja 2 vuoden valilla,
tuberoosiskleroosiin liittyvien kohtausten hoitoon.

Official address Domenico Scarlattilaan 6 e 1083 HS Amsterdam e The Netherlands
Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2020. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/votubia

Miten Votubia vaikuttaa?

Votubian vaikuttava aine, everolimuusi, vaikuttaa estdamalla entsyymia nimelta “rapamysiinin
nisdkaskohde” (mTOR), jonka oletetaan vaikuttavan tuberoosiskleroosia sairastavilla potilailla
esiintyviin kohtauksiin. Ei kuitenkaan taysin tiedeta, miten ladke vaikuttaa kohtausten estamisessa.

Mita asiakirjoja yhtio on esittianyt ladakevirastolle hakemuksensa tueksi?

Yhtié ei tehnyt hakemuksensa tueksi tutkimusta lapsilla, joiden ika on 6 kk:n ja 2 vuoden valilla, vaan
arvioi sen sijaan matemaattisella mallilla, millainen pitoisuus Votubiaa nadiden lasten veressa olisi,
kayttamalla vanhemmilla lapsilla ja aikuisilla tehdyista tutkimuksista saatuja tietoja.

Mitka olivat Euroopan ladkeviraston paatelmat?

Virasto totesi, etta taman mallin virhemarginaali oli liilan laaja. Tama tarkoittaa sita, etta mallin
ennusteita asianmukaisesta annoksesta ei voitu pitaa riittdvan tarkkoina tukemaan Votubian kayton
laajentamista pienempiin lapsiin (ika 6 kk:n ja 2 vuoden valilld).

Vaikka Votubiaa ei siis hyvaksytty kaytettavaksi tassa ikaryhmassa, Votubian maaraystietoja

pdivitetdan lisaamalla niihin merkityksellista tietoa.

Vaikuttaako tama tulos kliinisiin tutkimuksiin tai erityiskdayttoohjelmiin
osallistuviin potilaisiin?

Yhti6 ilmoitti virastolle, ettei padtdksella ole mitdadn seurauksia Votubian kliinisiin tutkimuksiin tai
erityiskayttéohjelmaan osallistuville potilaille.

Jos olet mukana kliinisessa tutkimuksessa ja tarvitset lisatietoa hoidostasi, ota yhteytta kliinisen
tutkimuksen laakariin.
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