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Idhifaa (enasidenibi) koskevan myyntilupahakemuksen
peruuttaminen

Celgene Europe B.V. peruutti Idhifa-ladkevalmistetta koskevan myyntilupahakemuksensa. Idhifa oli
tarkoitettu akuuttia myelooista leukemiaa (veren valkosolujen sy6paa) sairastavien aikuisten hoitoon.

Yhtidé peruutti hakemuksen 6. joulukuuta 2019.

Mita Idhifa on ja mihin sita oli tarkoitus kayttaa?

Idhifa kehitettiin syopalaakkeeksi. Silla oli tarkoitus hoitaa niiden aikuispotilaiden akuuttia myelooista
leukemiaa, joiden sy6pasoluissa on IDH2-nimisen proteiinin geenin mutaatio (muutos) ja joille ei voida
antaa intensiivista syopahoitoa. Idhifaa oli tarkoitus kayttaa aikuispotilailla, joihin aiemmat hoidot eivat
olleet tehonneet tai joiden sairaus oli uusiutunut (relapsoitunut) aiempien hoitojen, myds
hematopoieettisen kantasolusiirron (sellaisten solujen siirto, jotka voivat kehittya erityyppisiksi
verisoluiksi), jalkeen.

Idhifan vaikuttava aine on enasidenibi, ja sitd oli maara olla saatavana tabletteina.

Idhifa nimettiin harvinaislaakkeeksi (harvinaisissa sairauksissa kaytettava laake) 28. huhtikuuta 2016
akuutin myelooisen leukemian hoitoa varten. Lisdtietoja harvinaislddkkeeksi nimeamisesta on viraston
verkkosivuilla: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3161640.

Miten Idhifa vaikuttaa?

Idhifan vaikuttava aine enasidenibi vaikuttaa estédmalla IDH2-proteiinin mutaation vaikutuksesta
muuttuneiden muotojen toiminnan. IDH2 on proteiini, jolla on tarkea tehtava solujen energian
tuottamisessa. Mutaation vaikutuksesta muuttunut IDH2 tuottaa suuria maaria D-2-HG-nimista
ainetta, joka edistda syopadsolujen kasvua. Kun enasidenibi estdd mutaation vaikutuksesta muuttuneen
IDH2:n toiminnan, sen oletetaan vahentdavan D-2-HG:n tuotantoa ja hidastavan nain sairauden
etenemista.
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Mita asiakirjoja yhtio on esittianyt ladakevirastolle hakemuksensa tueksi?

Idhifaa tutkittiin padtutkimuksessa, johon osallistui 214 akuuttia myelooista leukemiaa sairastavaa
potilasta. Nailla potilailla oli IDH2-mutaatio. Idhifaa ei verrattu muihin lddkkeisiin, ja tehon paamittana
oli niiden potilaiden lukumaara, joilla ei ollut merkkeja sairaudesta hoidon jalkeen.

Miten pitkdlla hakemuksen arviointi oli, kun se peruutettiin?

Hakemus peruutettiin sen jalkeen, kun ladkevalmistekomitea oli arvioinut yhtién toimittamat tiedot ja
laatinut luettelon kysymyksista. Kun ladkevalmistekomitea oli arvioinut yhtién viimeisiin kysymyksiin
antamat vastaukset, joitakin seikkoja oli vield selvittamatta.

Mika oli ladkevalmistekomitean suositus tuolloin?

Laakevalmistekomitea suhtautui saamiensa tietojen ja yhtién kysymysluetteloon antamien vastausten
tarkastelun perusteella varauksellisesti joihinkin seikkoihin hakemuksen peruuttamisen ajankohtana, ja
sen alustava kanta oli, etta Idhifaa ei voitaisi hyvaksya akuutin myelooisen leukemian hoitoon.

Virasto katsoi, ettei tutkimusten tulosten perusteella voitu paatella, etta Idhifa oli riittavan tehokas
uusiutuneen tai hoitoon vastaamattoman akuutin myelooisen leukemian hoidossa potilaiolla, joilla on
IDH2-mutaatio.

Siksi virasto katsoi hakemuksen peruuttamisen ajankohtana, ettd Idhifasta saatava hyoty ei ole sen
riskeja suurempi.

Mista syista yhtio peruutti hakemuksen?

Kirjeessadn, jossa yhti6 ilmoittaa virastolle hakemuksen peruuttamisesta, se toteaa, etta se ei pysty
vastaamaan lddkevalmistekomitean keskeisiin huolenaiheisiin annetussa ajassa.

Vaikuttaako tama hakemuksen peruuttaminen kliinisiin tutkimuksiin tai
erityiskdayttoohjelmiin osallistuviin potilaisiin?

Yhtié ilmoitti virastolle, ettei paatdksella ole mitaan seurauksia Idhifan kliinisiin tutkimuksiin tai
erityiskayttdohjelmaan osallistuville potilaille.

Jos olet mukana kliinisessa tutkimuksessa ja tarvitset lisatietoa hoidostasi, ota yhteytta kliinisen
tutkimuksen 1a&akariin.
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