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Kysymyksia ja vastauksia

Blectifor-ladkevalmistetta (kofeiinisitraatti) koskevan
myyntilupahakemuksen peruuttaminen

Viridian Pharma Ltd ilmoitti 9. maaliskuuta 2017 virallisesti laakevalmistekomitealle (CHMP)
haluavansa peruuttaa bronkopulmonaalisen dysplasian ehkaisemiseen tarkoitettua Blectifor-
ladkevalmistetta koskevan myyntilupahakemuksensa.

Mita Blectifor on?

Blectifor on ladkevalmiste, jonka vaikuttava aine on kofeiinisitraatti. Sen oli tarkoitus olla saatavana
injektionesteena, liuoksena, jota voi antaa myds suun kautta.

Mihin Blectifor-valmistetta oli tarkoitus kayttaa?

Blectifor-valmistetta oli tarkoitus kayttda bronkopulmonaalisen dysplasian ehkdisemiseen. Se on
keuhkosairaus, jota sairastavat pitkaan hengityskoneessa (laite, jolla annetaan happea hengityksen
tueksi) olleet keskoslapset. Né&illa keskosilla hengityskoneella annetun hapen jatkuva suuri paine ja
pitoisuus saattavat aiheuttaa tulehduksia ja vammoja keuhkoissa seka estaa keuhkorakkuloiden
normaalia kehittymista. Tama aiheuttaa hengitysvaikeuksia ja kasvun hidastumista seka voi johtaa
my6hemmassa iassa toistuviin hengitystieinfektioihin ja pitkaaikaisiin keuhko-ongelmiin.

Blectifor nimettiin harvinaisladkkeeksi (harvinaisissa sairauksissa kaytettava laake) 11. huhtikuuta
2014 bronkopulmonaalisen dysplasian ehkdisemista varten. Lisétietoja harvinaisladkkeeksi
nimeamisestd on tassa.

Miten Blectifor vaikuttaa?

Blectiforin vaikuttava aine on kofeiinisitraatti. Se on hermoston stimulantti, jolla on talla hetkella
myyntilupa EU:n alueella Peyona-nimisena valmisteena eraan keskosten hengityshairion eli
primaaristen hengityskatkosten hoitoon. Bronkopulmonaalisen dysplasian ehkdisemisessa
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kofeiinisitraatin odotetaan toimivan paaasiassa stimuloimalla sita aivojen osaa, joka hallitsee
hengittdmistd. Tadman uskotaan auttavan keskosia hengittdmaan itse ja lyhentdmaan
hengityskoneessa vietettya aikaa. Kofeiinisitraatilla voi my6s olla muita keuhkovaikutuksia, kuten
tulehduksen vahentaminen, joiden odotetaan ehkaisevan bronkopulmonaaliseen dysplasiaan johtavia
vaurioita.

Mita asiakirjoja yhtio on esittanyt ladkevirastolle hakemuksensa tueksi?

Yhtio esitti tiedot julkaistusta tieteellisesti kirjallisuudesta, joka koski pdaasiassa kofeiinisitraatin
kayttoa keskosten primaaristen hengityskatkosten hoidossa; useissa artikkeleissa oli myds tietoa
bronkopulmonaalisen dysplasian kehittymisesta nailla potilailla.

Miten pitkalla hakemuksen arviointi oli, kun se peruutettiin?

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

Mika oli ladkevalmistekomitean suositus tuolloin?

Saamiensa tietojen tarkastelun perusteella ladkevalmistekomitealla oli joitakin huolenaiheita ja sen
alustava kanta oli, etta yhtion toimittamien tietojen perusteella Blectiforia ei olisi voitu hyvaksya
bronkopulmonaalisen dysplasian ehkaisyyn.

Komitea katsoi, etté kofeiinisitraatin osuutta sairauden ehkaisyssa ei ollut osoitettu riittavasti eika
lopullista johtopaatosta kofeiinisitraatin vaikutuksesta bronkopulmonaalisen dysplasian ehkéaisyssa
voitu vetda. Toimitettu kirjallisuus ei mydskadn tukenut ehdotettua kayttdaihetta, ja katsottiin, ettei
kohderyhmaé&a ollut luonnehdittu riittavasti.

Toinen huolenaihe oli se, ettei hakija osoittanut kofeiinisitraatin ns. vakiintunutta kayttéa
(systemaattinen ja dokumentoitu kaytté EU:ssa yli 10 vuoden ajan) bronkopulmonaalisen dysplasian
ehkaisyssa. Lisaksi Blectiforin stabiiliuden testaamiseen nimetty laitos ei ollut sertifioitu hyvien
tuotantotapojen mukaisesti.

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

Mista syista yhtio peruutti hakemuksen?

Kirjeessaan, jossa yhtio ilmoittaa virastolle hakemuksen peruuttamisesta, se toteaa, etta se tekee niin
kaupallisista syista.

Peruuttamista koskeva kirje on tassa.
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