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Luxceptaria (elinkelpoiset T-solut) koskevan
myyntilupahakemuksen peruuttaminen

Kiadis Pharma Netherlands B.V. on peruuttanut myyntilupahakemuksensa, joka koski tietyn tyyppisen
kantasolusiirron saavien verisydpapotilaiden hoitoon tarkoitettua |ddakevalmistetta Luxceptar.

Yhti6é peruutti hakemuksen 6. marraskuuta 2019.

Mita Luxceptar on ja mihin sita oli tarkoitus kayttaa?

Luxceptar on ladke, joka on kehitetty parantamaan eloonjdantia verisyopapotilailla, joita hoidetaan
tietyn tyyppiselld kantasolusiirrolla (toimenpiteelld, jossa potilaan sairaat verta muodostavat solut
korvataan yhteensopivalta luovuttajalta saaduilla terveilla soluilla).

Luxceptaria oli tarkoitus kayttaa siirron yhteydessa potilailla, joilla on tietty verisolusydpa ja jotka ovat
vastanneet solunsalpaajahoitoon ja sadehoitoon (taydellinen remissio), mutta joilla on suuri sairauden
uusiutumisen riski.

Sita oli tarkoitus kdyttaa potilailla, jotka saavat sukua olevalta mutta ei identtiselta luovuttajalta
siirteen, josta on poistettu T-solut (eraanlaisia valkosoluja). Tallaisen siirteen T-solut saattavat hydkata
terveita soluja vastaan uudessa isannassa ja aiheuttaa vakavia haittavaikutuksia, joita kutsutaan
kaanteishyljinnaksi (GVHD). T-solujen poistaminen pienentaa tata riskia mutta myds siirteen tehon
todennakdisyytta.

Luxceptar sisdltaa siirteen luovuttajan T-soluja, jotka on kasitelty siten, ettd kaanteishyljinnan riski
pienenee. Sita oli maadra olla saatavana nestemadisena suspensiona, joka annetaan infuusiona
(tiputuksena) laskimoon.

Luxceptar nimettiin harvinaislddkkeeksi (harvinaisissa sairauksissa kaytettava ladke) eri paivamaarina.
Lisatietoja harvinaisladkkeeksi nimeamisesta on viraston verkkosivuilla: kaanteishyljinnan ehkaisy,
syyskuu 2008, akuutin myelooisen leukemian hoito, marraskuu 2014, hoito hematopoieettisen
kantasolusiirron yhteydessé, kesdkuu 2016.
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Miten Luxceptar vaikuttaa?

Siirteen mukana siirrettyjen T-solujen maaran vdhentaminen pienentaa kaanteishyljinnan riskia, mutta
samalla se vaikeuttaa sydpasolujen torjuntaa siirteelle ja potilaan immuunijarjestelman toiminnan
palauttamista. Luxceptar sisaltaa luovuttajan T-soluja, jotka on kasitelty valikoivasti siten, etta vain ne
solut, jotka voivat hytkata potilaan kudoksia vastaan ja aiheuttaa kadnteishyljintda, on poistettu.
Niiden antaminen pian siirron jalkeen korvaa siirteestd puuttuvat solut ja auttaa torjumaan infektioita
ja syopasoluja.

Mita asiakirjoja yhtio on esittianyt ladakevirastolle hakemuksensa tueksi?

Yhtio toimitti tulokset paatutkimuksesta, johon osallistui 23 potilasta, joille aiottiin siirtaa T-soluton
kantasolusiirre luovuttajalta, joka on sukua mutta ei identtinen, akuutin myelooisen tai lymfoblastisen
leukemian tai myelodysplastisen oireyhtyman hoitoon. Tehon paadasiallisena mittana oli
siirrekomplikaatioihin liittyvien kuolemien maara kuuden kuukauden kuluttua. Lisdaksi yhtid toimitti
muista tutkimuksista tietoja laadun, turvallisuuden ja tehon tueksi.

Miten pitkalla 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 ja kuullut ulkoisia asiantuntijoita ja yhtiota, joitakin seikkoja oli viela
selvittamatta.

Koska Luxceptar on pitkalle kehitetyn terapian lddke, sen arvioi pitkdlle kehitettyja terapioita
kasitteleva komitea (CAT) ladkevalmistekomitean puolesta.

Mika oli viraston suositus tuolloin?

Virasto suhtautui saamiensa tietojen ja yhtién kysymysluetteloon antamien vastausten tarkastelun
perusteella varauksellisesti joihinkin seikkoihin hakemuksen peruuttamisen ajankohtana, ja sen
alustava kanta oli, etta Luxceptaria ei olisi voitu hyvdksya sellaisten verisydpapotilaiden hoitoon, joille
tehdaan T-soluton kantasolusiirto. Paatutkimukseen osallistui pieni maara potilaita, eika virasto voinut
tutkimusasetelman vuoksi tehda paatelmia Luxceptarin tehosta. Siksi ladakevalmistekomitea katsoi
hakemuksen peruuttamisen ajankohtana, ettd Luxceptarista saatava hyoty ei ole sen riskeja suurempi,
koska sen tehoa ei voitu osoittaa.

Mista syista yhtio peruutti hakemuksen?

Kirjeessaan, jossa yhti6 ilmoittaa virastolle hakemuksen peruuttamisesta, se toteaa peruuttavansa
hakemuksen siksi, ettd viraston mukaan nykyinen naytto ei riitd hoidon tehon osoittamiseen.

Mita seurauksia taman hakemuksen peruuttamisesta on kliinisiin
tutkimuksiin osallistuville potilaille?

Yhti6 ilmoitti lddkevalmistekomitealle, etta peruuttamisesta ei ole mitaan seurauksia potilaille, jotka
osallistuvat Luxceptaria koskeviin kliinisiin tutkimuksiin.

Jos olet mukana kliinisessa tutkimuksessa ja tarvitset lisatietoa hoidostasi, ota yhteytta hoitavaan
|&dakariin.
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