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Kysymyksia ja vastauksia

Laakevalmisteen Begedina (begelomabi)
myyntilupahakemuksen peruuttaminen

Adienne S.r.l. S.U. ilmoitti 4. heindkuuta 2016 virallisesti ladkevalmistekomitealle (CHMP) haluavansa
peruuttaa kdanteishyljintasairauden hoitoon tarkoitettua Begedina-ladkevalmistetta koskevan
myyntilupahakemuksensa.

Mita Begedina on?

Begedina on ladkevalmiste, jonka vaikuttava aine on begelomabi. Sita oli maara olla saatavana
konsentraattina, josta valmistetaan liuos infuusiota (laskimonsisaista tiputusta) varten.

Mihin valmistetta Begedina oli tarkoitus kayttaa?

Begedinaa oli tarkoitus kayttaa akuutin kadanteishyljintasairauden (sairaus, jossa siirretyt solut
hydkkaavat potilaan elimistda vastaan) hoitoon aikuisilla, joille on siirretty lahjoitettuja
hematopoeettisia kantasoluja (soluja, jotka pystyvat kehittymaén erilaisiksi verisoluiksi).
Ladkevalmistetta oli tarkoitus kayttaa potilailla, joiden sairauteen steroidihoito ei ole tehonnut.

Begedina maariteltiin kdanteishyljintasairauden hoitoon tarkoitetuksi harvinaisladkkeeksi (harvinaisen
sairauden hoitoon tarkoitettu ladke) 26. marraskuuta 2010. Lisatietoja harvinaisladkkeeksi
nimeémisesta on tassa

Miten valmisteen Begedina odotettiin vaikuttavan?

Begedinan vaikuttava aine begelomabi on monoklonaalinen vasta-aine (eras proteiinityyppi), joka
kiinnittyy T-solujen reseptoriin nimeltda CD26. T-solut ovat valkosoluja, jotka vaikuttavat
kadanteishyljintasairauden kehittymiseen. Kiinnittymalla CD26-reseptoriin taman ladkevalmisteen
odotetaan hidastavan T-solujen lisaantymisnopeutta. Taman odotetaan vahentavan potilaan elimistéa
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vastaan hyotkkaavien siirrettyjen T-solujen méaaréa ja toimintaa, mika auttaa kdanteishyljintasairauden
hallinnassa.

Mita asiakirjoja yhtio on esittanyt ladkevirastolle hakemuksensa tueksi?

Yhtio esitti tulokset kahdesta Begedinaa koskevasta tutkimuksesta, joihin osallistui yhteensa 29
aikuista, joilla oli akuutti kdanteishyljintdsairaus, johon steroidihoito ei tehonnut. Naissa tutkimuksissa
Begedinaa ei verrattu muihin hoitoihin.

Miten pitkalla hakemuksen arviointi oli sen peruuttamishetkella?

Hakemus peruutettiin sen jélkeen, kun ladkevalmistekomitea oli arvioinut yhtion alkuvaiheessa
toimittamat asiakirjat ja laatinut luettelon kysymyksista. Yhti6 ei ollut viela vastannut naihin
kysymyksiin hakemuksen peruuttamisen ajankohtana.

Mika oli ladkevalmistekomitean suositus tuolloin?

Ladkevalmistekomitea suhtautui saamiensa tietojen tarkastelun perusteella varauksellisesti joihinkin
seikkoihin hakemuksen peruuttamisen ajankohtana, ja sen alustava kanta oli, ettd Begedinaa ei olisi
voitu hyvéaksya akuutin kdanteishyljintdsairauden hoitoon, kun hoitovastetta ei ole saatu steroideilla.

Ladkevalmistekomitea katsoi, ettd toimitetut tiedot eivat riittdneet osoittamaan Begedinan mydnteista
vaikutusta. Lisaksi turvallisuusprofiilia ja tapaa, jolla ladkkeen odotettiin toimivan elimistdssa, ei ollut
luonnehdittu riittavalla tavalla. Myos ladkkeen valmistusprosessissa tunnistettiin puutteita.

Siksi ladkevalmistekomitea katsoi hakemuksen peruuttamisen ajankohtana, ettei yhtio ollut toimittanut
riittavasti tietoa Begedinaa koskevan myyntilupahakemuksen tueksi.

Mista syista yhtio peruutti hakemuksen?

Virastolle l1&hettamassdan hakemuksen peruuttamista koskevassa kirjeessé yhtié myodnsi, etta
lisdtietoja tarvitaan vahvistavasta tutkimuksesta.

Yhtidn kirje, jossa se ilmoittaa ladkevirastolle hakemuksen peruuttamisesta, on luettavissa tassa

Mit&a seurauksia taman hakemuksen peruuttamisesta on kliinisiin
tutkimuksiin osallistuville potilaille?

Yhtid ilmoitti ladkevalmistekomitealle, ettd peruuttamisesta ei ole mitdan seurauksia potilaille, jotka
osallistuvat Begedinaa koskeviin kliinisiin tutkimuksiin.

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