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Vynpentaa (avakopaani) koskevan
myyntilupahakemuksen peruuttaminen

ChemocCentryx ilmoitti 23. tammikuuta 2019 virallisesti laadkevalmistekomitealle (CHMP) haluavansa
peruuttaa ladkevalmistetta Vynpenta (avakopaani) koskevan ehdollisen myyntilupahakemuksensa.
Valmiste oli tarkoitettu verisuonisairauksien granulomatoottinen polyangiitti ja mikroskooppinen
polyangiitti hoitoon.

Mita Vynpenta on?

Vynpenta on ladke, jonka vaikuttava aine on avakopaani. Sen oli méaaré olla saatavana suun kautta
otettavina kapseleina.

Mihin Vynpenta-valmistetta oli tarkoitus kayttaa?

Vynpentaa oli tarkoitus kayttaa verisuonitulehduksen hallintaan granulomatoottista polyangiittia (GPA)
tai mikroskooppista polyangiittia (MPA) sairastavilla aikuisilla. Ladketta oli tarkoitus kayttaa yhdessa
syklofosfamidin tai rituksimabin kanssa.

Vynpenta nimettiin harvinaisladkkeeksi (harvinaisissa sairauksissa kaytettava laake) 19. marraskuuta
2014 naiden sairauksien hoitoon. Lisatietoja harvinaisladkkeeksi nimeamisesta on

tassé: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3141373 (granulomatoottinen
polyangiitti), ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3141372 (mikroskooppinen
polyangiitti).

Miten Vynpenta vaikuttaa?

Vynpenta salpaa veressa olevan komplementtiproteiini C5a:n kohdereseptorin. Tama proteiini on osa
immuunijarjestelmaa (elimistdn luonnollista puolustusmekanismia).

Kun C5a kiinnittyy reseptoriinsa, se houkuttelee ja aktivoi neutrofiileja, jotka ovat immuunisoluja ja
joiden uskotaan edistavén pienten verisuonten tulehdusta granulomatoottisessa polyangiitissa ja
mikroskooppisessa polyangiitissa. Salpaamalla C5a:n reseptorin Vynpentan odotetaan vahentavan
verisuonitulehdusta ja nain lievittavan sairauden oireita.
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Mita asiakirjoja yhtio on esittanyt ladkevirastolle hakemuksensa tueksi?

Yhtid esitti ehdollista myyntilupaa koskevan hakemuksensa tueksi tulokset kahdesta tutkimuksesta,
joihin osallistui yhteensa 109 potilasta. Toisessa naista tutkimuksista Vynpentaa verrattiin
tavanomaiseen hoitoon, joka siséalsi prednisonia (kortikosteroidi), kun taas toisessa tutkimuksessa
Vynpentan ja prednisonin yhdistelmahoitoa verrattiin prednisoniin. Kummassakin tutkimuksessa tehon
paaasiallinen mitta oli niiden potilaiden osuus, joiden verisuonitulehdusoireet vahenivat vahintaan 50
prosenttia 12 hoitoviikon aikana Birmingham Vasculitis Activity Score (BVAS) -asteikolla mitattuna.

Miten pitkalla hakemuksen arviointi oli, kun se peruutettiin?

Hakemus peruutettiin sen jélkeen, kun lddkevalmistekomitea oli arvioinut yhtidn toimittamat asiakirjat
ja laatinut luettelon kysymyksista. Yhti6 ei ollut vastannut viimeisiin kysymyksiin, kun hakemus
peruutettiin.

Mika oli ladkevalmistekomitean suositus tuolloin?

Ladkevalmistekomitea suhtautui saamiensa tietojen ja yhtion kysymysluetteloon antamien vastausten
tarkastelun perusteella varauksellisesti joihinkin seikkoihin hakemuksen peruuttamisen ajankohtana, ja
sen alustava kanta oli, ettei Vynpentaa olisi voitu hyvaksya granulomatoottisen polyangiitin ja
mikroskooppisen polyangiitin hoitoon.

Ladkevalmistekomitea havaitsi ongelmia tutkimusasetelmassa ja oli huolissaan siita, etteivéat saatavilla
olevat tiedot olleet riittavid osoittamaan Vynpentan tehoa naiden sairauksien hoidossa. Vaikka
tutkimukset viittasivat osittaisiin parannuksiin BVAS-pisteissd useammilla Vynpentaa saaneilla potilailla
kuin tavanomaista hoitoa saaneilla potilailla, tulosta ei pidetty taysin merkittavana, koska sairauden
uusiutumisriski on suuri potilailla, joiden oireet paranevat vain osittain. Ladke ei nayttanyt tehoavan
yhtaadn paremmin kuin tavanomainen hoito toisella mitalla mitattuna eli niiden potilaiden osuutena,
joilla ei ollut yhtaén oireita.

Turvallisuuden suhteen komitea huomautti, etté tiedot Vynpentan haittavaikutuksista ovat hyvin
rajallisia. Liséksi oltiin huolissaan ladkkeen valmistamiseen kaytettyjen lahtémateriaalien valinnasta.

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

Mista syista yhtio peruutti hakemuksen?

Kirjeessaan, jossa yhtio ilmoittaa virastolle hakemuksen peruuttamisesta, se toteaa paattaneensa
keskittya normaalin myyntilupahakemuksen toimittamiseen tulevaisuudessa, koska pian on saatavilla
lisdtietoja meneilladn olevasta tutkimuksesta, jossa yli 300 potilasta saa hoitoa 52 viikon ajan.

Peruuttamista koskeva kirje on tassa.

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

Yhtid ilmoitti ladkevalmistekomitealle, ettei peruuttamisesta ole mitaan seurauksia parhaillaan
toteutettaviin Vynpentaa koskeviin kliinisiin tutkimuksiin tai erityiskayttéohjelmiin.

Jos olet mukana kliinisessa tutkimuksessa tai erityiskayttéohjelmassa ja tarvitset lisatietoa hoidostasi,
ota yhteytté hoitavaan laakariin.
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