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Kysymyksia ja vastauksia

Infinia-ladkevalmistetta (alfa-1-antitrypsiini) koskevan
myyntilupahakemuksen peruuttaminen

Kamada BioPharma Limited ilmoitti 21. kesakuuta 2017 virallisesti ladkevalmistekomitealle (CHMP)
haluavansa peruuttaa alfa-1-antitrypsiinin synnynnaisesta puutoksesta johtuvasta keuhkosairaudesta
karsivien aikuisten hoitoon tarkoitettua Infinia-ladkevalmistetta koskevan myyntilupahakemuksensa.

Mita Infinia on?

Infinia on ladke, joka sisdltaa vaikuttavana aineena alfa-1-antitrypsiinia (tunnetaan myds nimell&a
alfa,-proteinaasin estdja). Sen oli tarkoitus olla saatavana hengitettavana liuoksena.

Mihin Infiniaa oli tarkoitus kayttaa?

Ladketta oli tarkoitus kayttaa alfa-1-antitrypsiinin synnynnaisesta puutoksesta johtuvasta
keuhkosairaudesta karsivien aikuisten hoitoon. Taman entsyymin puutos voi aiheuttaa keuhkoihin
vaurioita (kuten laajentuman tai keuhkoputkien ahtaumaa), jotka johtavat hengitysvaikeuksiin.

Infinia maariteltiin synnynnéaisen alfa-1-trypsiinin puutoksen aiheuttaman laajentuman hoitoon
tarkoitetuksi harvinaisladkkeeksi (harvinaisen sairauden hoitoon tarkoitettu ladke) 16. marraskuuta
2004. Lisatietoja harvinaislaakkeeksi nimeamisesta on tassa.

EU:ssa on myds muita saman sairauden hoitoon tarkoitettuja alfa-1-antitrypsiinia sisaltavia laakkeita,
mutta ne annetaan infuusiona (tiputuksena) suoneen.

Miten Infinia vaikuttaa?

Infinian vaikuttava aine, alfa-1-antitrypsiini, on veren proteiini, joka suojaa keuhkokudosta
vaurioitumiselta. Sita saadaan ihmisen verestd, ja silla oli tarkoitus korvata alfa-1-antitrypsiinin
puutoksesta karsivien ihmisten keuhkoista puuttuva proteiini.
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Mita asiakirjoja yhtio on esittanyt ladkevirastolle hakemuksensa tueksi?

Yhtio esitti tulokset pdatutkimuksesta, jossa oli mukana 168 potilasta ja jossa tutkittiin tdman
ladkkeen vaikutuksia sairauden pahenemisvaiheisiin. Laaketta verrattiin lumelaédkkeeseen, ja tehon
paaasiallinen mitta oli sen ajan pituus, jonka potilaat saivat viettaa ilman sairauden pahenemista.

Miten pitkalla hakemuksen arviointi oli, kun se peruutettiin?

Hakemus peruutettiin sen jélkeen, kun ladkevalmistekomitea oli arvioinut yhtidn toimittamat asiakirjat
ja laatinut luettelon kysymyksista. Kun ladkevalmistekomitea oli arvioinut yhtidon viimeisimpiin
kysymyksiin antamat vastaukset, joitakin seikkoja oli viela selvittamatta.

Mika oli ladkevalmistekomitean suositus tuolloin?

Ladkevalmistekomitea suhtautui saamiensa tietojen tarkastelun perusteella varauksellisesti joihinkin
seikkoihin hakemuksen peruuttamisen ajankohtana, ja sen alustava kanta oli, etta Infiniaa ei olisi voitu
hyvaksya aikuisten alfa-1-antitrypsiinin synnynnaisesta puutoksesta johtuvan keuhkosairauden
hoitoon.

Komitea katsoi, ettei tutkimus ollut onnistunut osoittamaan suotuisia vaikutuksia tutkitussa
potilasryhmassa. Lisdksi komitealla oli jotakin huolenaiheita lddkkeen siedettavyydesta ja
turvallisuusprofiilista, koska Infiniaa kayttédneiden potilaiden oli taytynyt lopettaa hoito sivuvaikutusten
takia useammin kuin lumelaaketta saaneiden potilaiden. Huolenaiheita oli myos siita, etta Infiniaa
kayttavat potilaat saattavat tuottaa sille vasta-aineita, jolloin sen vaikutukset vahenevat tai potilaat
tulevat alttiimmiksi allergisille reaktioille.

Siksi laakevalmistekomitea katsoi hakemuksen peruuttamisen ajankohtana, ettei Infiniasta saatava
hydty ole sen riskeja suurempi.

Mista syista yhtio peruutti hakemuksen?

Kirjeessaan, jossa yhtio ilmoittaa virastolle hakemuksen peruuttamisesta, se toteaa tarvitsevansa lisda
aikaa hankkia tietoja, joita ladkevalmistekomitea pyysi taman hakemuksen osalta.

Peruuttamista koskeva kirje on tassa.

Mita seurauksia taman hakemuksen peruuttamisesta on kliinisiin
tutkimuksiin tai erityiskayttoohjelmiin osallistuville potilaille?

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

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