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Radicavaa (edaravoni) koskevan myyntilupahakemuksen
peruuttaminen

Mitsubishi Tanabe Pharma GmbH -yhtid ilmoitti 24. toukokuuta 2019 virallisesti
ladkevalmistekomitealle (CHMP) haluavansa peruuttaa amyotrofisen lateraaliskleroosin (ALS) hoitoon
tarkoitettua Radicava-ladkevalmistetta koskevan myyntilupahakemuksensa.

Mita Radicava on?

Radicava on laake, jonka vaikuttava aine on edaravoni. Sita oli maara saada laskimoon annettavana
infuusionesteend, liuoksena (tiputus laskimoon).

Mihin Radicava-valmistetta oli tarkoitus kayttaa?

Radicavalla oli tarkoitus hoitaa potilaita, joilla on amyotrofinen lateraaliskleroosi (ALS). ALS on
hermostosairaus, jossa tahdonalaisia liikkeitd ohjaavat aivojen ja selkarangan hermosolut rappeutuvat
vahitellen. Tama johtaa lihasten toimintakyvyn menetykseen ja halvaantumiseen.

Radicavaa oli tarkoitus kayttdad hidastamaan sairauden pahenemista potilailla, jotka selviytyvat yha
tavanomaisista péivittaisista toimista.

Radicava nimettiin harvinaisladkkeeksi (harvinaisissa sairauksissa kaytettava laake) 19. kesédkuuta
2015 ALS:n hoitoa varten. Katso lisatietoja harvinaisladkkeeksi nimeamisesta.

Miten Radicava vaikuttaa?

Radicavan tarkkaa vaikutustapaa ALS-potilaisiin ei tunneta, mutta sen ajatellaan neutraloivan happea
siséltavid molekyyleja, ns. vapaita radikaaleja, jotka on yhdistetty ALS-potilaiden hermovaurioihin.

Mit& asiakirjoja yhtio on esittanyt laakevirastolle hakemuksensa tueksi?

Yhtio esitti tuloksia paatutkimuksesta, johon osallistui 137 joko Radicavaa tai lumeladkettd saanutta
ALS-potilasta. Tutkimuksessa tarkasteltiin, miten paljon potilaiden oireet muuttuivat 24 viikon aikana
vakiomuotoisella ALSFRS-R-luokitteluasteikolla (ALS functional rating scale revised) tarkasteltuna.
Laakarit kayttavat tatd asteikkoa pisteyttdmaan sitd, miten hyvin potilaat voivat puhua, hengittaa,
sy6da ja suorittaa muita tavanomaisia toimia.
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Miten pitkalla hakemuksen arviointi oli, kun se peruutettiin?

Hakemus peruutettiin sen jélkeen, kun lddkevalmistekomitea oli arvioinut yhtion toimittamat asiakirjat
ja laatinut kysymysluettelon. Kun ladkevalmistekomitea oli arvioinut yhtién viimeisiin kysymyksiin
antamat vastaukset, joitakin seikkoja oli viela selvittamatta.

Mika laakevalmistekomitean suositus oli tuolloin?

Peruuttamisen ajankohtana ladkevalmistekomitealla oli joitakin huolenaiheita, ja sen alustavana
kantana oli, ettd Radicavalle ei olisi voitu myodntda myyntilupaa.

Komitea pani merkille, etta pdatutkimuksessa osoitettiin merkitsevad parannusta ALSFRS-R-pisteissa
potilailla, jotka saivat Radicavaa, lumelaakkeeseen verrattuna. Tutkimukseen osallistui kuitenkin vain
vahan potilaita, eikd paranemisesta, esimerkiksi eloonjaamisen, hengittdmisen ja lihasvoiman osalta,
ollut riittavasti muilla tarkeilla mitoilla saatua nayttoa.

Lisaksi ladkevalmistekomitea havaitsi naiden kahden ryhmaéan valilla merkittéavia eroja, jotka ovat
voineet vaikuttaa lopullisiin tuloksiin, kuten sen, etta Radicava-ryhmassa oli enemmaén sellaisia
potilaita, joiden sairaus oli vahemmaé&n vakava. Kun lumeladkeryhmén potilaat vaihtoivat mydhemmin
Radicava-valmisteeseen, havaittavaa vaikutusta ei ollut.

Ladkevalmistekomitea oli huolissaan myds Radicavan hyddyn kestosta ja totesi, ettd 24 viikkoa —
paatutkimuksessa kaytetty katkaisupiste — on liian lyhyt aika ja etta tutkimuksen jatkovaiheesta
saadut tiedot olivat vaikeasti tulkittavissa.

Koska Radicavan tehosta on selkea tarve saada lisanaytt6a, komitea harkitsi ehdollisen hyvéksynnan
mahdollisuutta, jolloin yhti6 voisi toimittaa lisaa tietoja mydhemmin. Ladkeyhtioé ehdotti
rekisteritutkimusta, jossa Radicavaa saaneita potilaita verrattaisiin potilaisiin, jotka ovat saaneet
aikaisemmin muita hoitoja ALS:iin. Komitea pohti tallaisen tutkimuksen hyvia puolia, mutta totesi sille
olevan joitakin esteitd, kuten sen, etta ALS-hoito on muuttunut merkittavasti viime vuosien aikana,
miké vaikeuttaa vertailua.

Arvioinnin aikana laadkevalmistekomitea kuuli alan asiantuntijoista koostunutta ryhmaéa saadakseen
heilta ndkemyksia tutkimustuloksista, ehdotetusta rekisterista seka potilaspopulaatiosta, joka voisi
mahdollisesti hydtya Radicava-hoidosta. Komitean kantana hakemuksen peruuttamisen ajankohtana
oli, ettd koska tehoa ei ole voitu osoittaa, Radicavan hyoty ei ole sen riskeja suurempi.

Mista syista yhtio peruutti hakemuksen?

Kirjeessa, jossa yhtio ilmoitti virastolle hakemuksen peruuttamisesta, yhti6 totesi peruuttamisen
perustuvan komission alustavaan kantaan tutkimustiedoista. Peruuttamista koskeva kirje on tassa.

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

Yhtid ilmoitti ladkevalmistekomitealle, ettd peruuttaminen ei vaikuta milladn tavalla meneillaan oleviin
kliinisiin tutkimuksiin. Yhtio jatkaa meneilladn olevia erityiskayttdohjelmiaan niin pitkdan kuin kaydaan
keskusteluja niiden kansallisten viranomaisten kanssa, jotka ovat jo antaneet hyvaksynnan
erityisluvallista kayttda varten.
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