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Ladkevalmistetta Oportuzumab monatox DLRC Pharma
Services (oportutsumabi-monatoksi) koskevan
myyntilupahakemuksen peruuttaminen

DLRC Pharma Services peruutti virtsarakon sydévan hoitoon ja uusiutumisen ehkdisemiseen seka
papillaaristen kasvainten uusiutumisen ehkdisemiseen tarkoitettua lddkevalmistetta Oportuzumab
monatox DLRC Pharma Services koskevan myyntilupahakemuksensa.

Yhtié peruutti hakemuksen 20. elokuuta 2021.

Mita Oportuzumab monatox DLRC Pharma Services on ja mihin sita oli
tarkoitus kayttaa?

Oportuzumab monatox DLRC Pharma Services -valmiste kehitettiin [aakkeeksi kahdentyyppisen
virtsarakon syévan hoitoon. Ladkevalmistetta oli tarkoitus kdayttaa virtsarakon in situ -karsinooman
(CIS) hoitoon ja uusiutumisen ehkaisemiseen seka korkean erilaistumisasteen papillaaristen Ta- ja/tai
T1-kasvainten uusiutumisen ehkadisemiseen. Valmistetta oli tarkoitus kayttaa potilailla, joille on tehty
hoylaysleikkaus syévan poistamiseksi ja joiden sydpaan immunologinen BCG-hoito (erds sydépahoidon
tyyppi) ei ollut tehonnut.

Oportuzumab monatox DLRC Pharma Services -lddkevalmisteen vaikuttava aine on oportutsumabi-
monatoksi, ja se oli tarkoitettu injektoitavaksi suoraan virtsarakkoon.

Miten Oportuzumab monatox DLRC Pharma Services vaikuttaa?

Oportuzumab monatox DLRC Pharma Services -ladakevalmiste muodostuu vasta-ainefragmentista (erds
proteiinityyppi), joka on kiinnittynyt sytotoksiseen (soluja tappavaan) aineeseen. Vasta-aine on
suunniteltu kiinnittymaan sydpasolujen pinnalla olevaan kohteeseen (EpCAM), jolloin ladke pddsee
syOpasoluun. Kun ladke on sisalld solussa, sytotoksisen aineen odotetaan tappavan solun. Ladkkeen
odotettiin myds kaynnistavan immuunivasteen sydpdsoluja vastaan.
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Mita asiakirjoja yhtio on esittianyt ladakevirastolle hakemuksensa tueksi?

Yhti6 esitti tulokset tutkimuksesta, johon osallistui 133 potilasta, joilla oli virtsarakon in situ -
karsinooma (CIS) tai papillaarisia kasvaimia (korkean erilaistumisasteen Ta-luokka tai mika tahansa
T1-luokan aste) ja joiden sy6paan immunologinen BCG-hoito ei ollut tehonnut. Tehon paaasiallisena
mittana oli se, ettd merkkeja sydpasoluista ei ollut havaittavissa (taydellinen vaste) kolmen kuukauden
jalkeen, seka vasteen kesto. Oportuzumab monatox DLRC Pharma Services -valmistetta ei verrattu
muihin lddkkeisiin tai lumeldadkkeeseen.

Miten pitkdlla hakemuksen arviointi oli, kun se peruutettiin?

Hakemus peruutettiin sen jalkeen, kun Euroopan laakevirasto oli arvioinut yhtién alkuvaiheessa
toimittamat tiedot ja laatinut kysymyksia yhtidlle. Yhtio ei ollut viela vastannut naihin kysymyksiin, kun
hakemus peruutettiin.

Mika oli viraston suositus tuolloin?

Virasto suhtautui saamiensa tietojen tarkastelun perusteella erittdin varauksellisesti joihinkin seikkoihin
hakemuksen peruuttamisen ajankohtana. Viraston alustava kanta oli, ettd Oportuzumab monatox
DLRC Pharma Services -ladkevalmistetta ei olisi voitu hyvdksya virtsarakon in situ -karsinooman
hoitoon ja sen uusiutumisen ehkaisemiseen tai papillaaristen kasvainten uusiutumisen ehkaisemiseen.

Virasto oli huolestunut laakkeen laadusta, turvallisuudesta ja tehosta. Laadun kannalta ongelmallista
oli, etta laakkeen valmistuksessa kaytettiin useita prosesseja. Tama heratti kysymyksen siitd, miten
ladkkeen aktiivisuutta kyettiin mittaamaan kaikissa ndissa prosesseissa. Lisatietoja tarvittiin myos
hyvan valmistustavan noudattamisesta ja mahdollisten epdpuhtauksien esiintymisesta. Tehon osalta
virasto katsoi, etta paatutkimukseen osallistunut potilasryhma ei vastannut tavoiteltua kayttdaihetta.
Lisaksi tutkimusasetelmaan tehtiin merkittavia muutoksia tutkimuksen ollessa kdynnissa, mika
aiheuttaa tulosten tulkintaongelmia. Tehon paaasiallisten mittojen valintaa ei mydskaan pidetty
asianmukaisena. Ilmoitettujen tehosta saatujen tulosten kliinista merkitysta niin ikaan epailtiin. Eraat
turvallisuutta koskevat tiedot taas vaikuttivat ristiriitaisilta, ja niista edellytettiin tarkempaa selvitysta.

Siksi virasto suhtautui erittdin varauksellisesti tietojen luotettavuuteen hakemuksen peruuttamisen

ajankohtana ja katsoi, ettei lddkevalmistetta olisi voitu hyvaksya yhtién esittamien tietojen perusteella.

Mista syista yhtio peruutti hakemuksen?

Kirjeessaan, jossa yhti6 ilmoittaa virastolle hakemuksen peruuttamisesta, yhtié toteaa peruuttavansa
hakemuksensa Yhdysvaltain elintarvike- ja ladkeviraston antaman, Yhdysvalloissa jatettya
oportutsumabi-monatoksi-hakemusta koskeneen palautteen perusteella.

Mita seurauksia taman hakemuksen peruuttamisesta on kliinisiin
tutkimuksiin osallistuville potilaille?

Yhti6 ilmoitti virastolle, ettei peruutus vaikuta potilaisiin, jotka osallistuvat Oportuzumab monatox
DLRC Pharma Services -valmistetta koskeviin kliinisiin tutkimuksiin.

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