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Kysymyksié ja vastauksia

Laakevalmisteen Raxone (idebenoni)
myyntilupahakemuksen peruuttaminen

Santhera Pharmaceuticals (Saksa) GmbH ilmoitti 21. maaliskuuta 2013 virallisesti
ladkevalmistekomitealle (CHMP) haluavansa peruuttaa Leberin perinnéllisen nakéhermojen neuropatian
(LHON) hoitoon tarkoitettua Raxone-ladkevalmistetta koskevan myyntilupahakemuksensa.

Mita Raxone on?

Raxone on laéke, jonka vaikuttava aine on idebenoni. Sita oli maara olla saatavana 150 mg:n
tabletteina.

Mihin valmistetta Raxone oli tarkoitus kayttaa?

Raxonea oli tarkoitus kayttaa Leberin perinndllisen ndkdhermojen neuropatian (LHON) hoitoon. Tauti
aiheuttaa etenevda nddn menetysta.

Raxone maaritettiin Leberin perinnéllisen nakéhermojen neuropatian hoitoon tarkoitetuksi
harvinaisladkkeeksi (harvinaisen sairauden hoitoon tarkoitettu ldake) 15. helmikuuta 2007.

Miten valmisteen Raxone odotettiin vaikuttavan?

Raxonen vaikuttava aine idebenoni vaikuttaa solujen sisalla oleviin rakenteisiin, mitokondrioihin.
Mitokondriot tuottavat solujen toimintaan tarvittavaa energiaa. Leberin perinnéllista nakdhermojen
neuropatiaa sairastavilla on mitokondrioiden perintdaineksen mutaatioita (vaurioita). Siksi
mitokondrioiden kyky tuottaa energiaa heikentyy, ja ne tuottavat happea myrkyllisessd muodossa
(vapaina radikaaleina). Talldin ndkemiseen tarvittavat silmén hermosolut vaurioituvat. ldebenonin
vaikutusta Leberin perinndlliseen nakéhermojen neuropatiaan ei ymmarreta taysin, mutta sen
arvellaan vahentéavéan vapaiden radikaalien muodostumista ja edistdvan energian tuottamista, mika
estaa tautiin liittyvia soluvaurioita ja nd6n menetysta.
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Mita asiakirjoja yhtio on esittanyt ladakevirastolle hakemuksensa tueksi?

Raxonen vaikutuksia on testattu koemalleilla ennen sen tutkimista ihmisilla.

Yhti6 esitti tulokset yhdesta Raxonen p&atutkimuksesta, johon osallistui 85 Leberin perinnéllista
nakdhermojen neuropatiaa sairastavaa potilasta, joiden oireet olivat alkaneet enintadn viisi vuotta
aiemmin. Tassa tutkimuksessa potilaille annettiin Raxonea tai lumelaaketta (ndennaislaaketta) kuuden
kuukauden ajan. Tehon ensisijainen mittari oli ndkdkyvyn muutos kuuden kuukauden hoidon jalkeen.
Nakokykyéa mitattiin normaalissa nddntarkastuksessa kirjaintaululla.

Miten pitkalla hakemuksen arviointi oli sen peruuttamishetkella?

Arviointi oli paattynyt ja lddkevalmistekomitea oli antanut kielteisen lausunnon. Yhti6 oli pyytanyt
kielteisen lausunnon uudelleenarviointia, mutta peruutti hakemuksen ennen kuin uudelleenarviointi oli
alkanut.

Mika oli ladkevalmistekomitean suositus tuolloin?

Ladkevalmistekomitea oli antanut saamiensa tietojen tarkastelun perusteella kielteisen lausunnon,
jossa se suositteli myyntiluvan epdamista Raxonelta Leberin perinndllisen nakéhermojen neuropatian
hoitoa varten.

Laadkevalmistekomitea katsoi kielteisen lausunnon antamisen ajankohtana, etta kuuden kuukauden
Raxone-hoito ei parantanut nakéa merkittavasti enemman kuin lumelaake niilla Leberin perinnéllista
nakdhermojen neuropatiaa sairastavilla, joiden oireet olivat alkaneet enintaan viisi vuotta aiemmin
(Raxonea saavat potilaat erottivat kirjaintaulusta kolme kirjainta enemman kuin lumelédéketta saavat).
Laakevalmistekomitea ei pitanyt tata hyodtya merkittavana.

Yhtié ehdotti my6hemmin saman tutkimuksen perusteella, ettd Raxonen kayttd rajattaisiin potilaisiin,
joiden oireet olivat alkaneet vuotta aiemmin. Naiden potilaiden nakdkyky parani nakdtaulun 17
kirjaimella lumeladkkeeseen verrattuna. Laakevalmistekomitea paatti kuitenkin, etta tama uusi
ehdotettu potilaiden alaryhmaé ei ollut tarpeeksi hyvin edustettuna tutkimuksessa (28 potilasta), joten
tulosten luotettavuus on kyseenalainen. Koska alaryhma oli niin pieni, spontaanin paranemisen
mahdollisuutta ei voitu ladkevalmistekomitean mielesta sulkea pois.

Lisaksi ladkevalmistekomitea katsoi, ettd idebenonin vaikutustavasta Leberin perinnélliseen
nakoéhermojen neuropatiaan ei ole riittavasti tietoa.

Siksi ladkevalmistekomitea katsoi hakemuksen peruuttamisen ajankohtana, ettd Raxonesta saatava
hyoty ei ole sen riskeja suurempi.

Mista syista yhtio peruutti hakemuksen?

Virastolle l1ahettdmassaédn hakemuksen peruuttamista koskevassa kirjeessa yhtio ilmoitti pdattdneensa
peruuttaa hakemuksen strategisista syista.

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

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

Yhti6 ilmoitti ladkevalmistekomitealle, etta kliinisia tutkimuksia ei ole meneillaan.
Erityiskayttdohjelmissa mukana olevat potilaat voivat jatkaa Raxonen kayttoa.
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http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Other/2013/04/WC500142479.pdf

Jos olet mukana erityiskayttéohjelmassa ja tarvitset lisatietoja hoidostasi, ota yhteytta hoitavaan
laakariin.
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