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Tibsovoa (ivosidenibi) koskevan myyntilupahakemuksen
peruuttaminen

Agios Netherlands B.V. peruutti Tibsovo-ladkevalmistetta koskevan myyntilupahakemuksensa. Tibsovo
oli tarkoitettu akuutin myelooisen leukemian (AML:n) eli veren valkosolujen sydévdn hoitoon.

Yhti6é peruutti hakemuksen 13. lokakuuta 2020.

Mita Tibsovo on ja mihin sita oli tarkoitus kadyttaa?

Tibsovo kehitettiin laakkeeksi, jota oli tarkoitus kayttaa uusiutuneen AML:n hoitoon tai silloin, kun
aiempi hoito ei ollut tehonnut siihen. Tibsovolla oli tarkoitus hoitaa aikuisia, joiden syépdsoluissa on
mutaatio (muutos) IDH1-nimisen entsyymin geenissa. Silla oli maara hoitaa

e potilaita, jotka ovat saaneet aiemmin vahintdan kahta hoitoa (joista vahintaan yksi on ollut
kemoterapiaa sisaltanyt intensiivinen vakiohoito)

e potilaita, joille ei voida antaa sydvan intensiivista vakiohoitoa ja jotka ovat kokeilleet vahintaan
yhta muuta kuin intensiivista hoitoa.

Tibsovon vaikuttava aine on ivosidenibi, ja sita oli maara olla saatavana tabletteina.

Tibsovo nimettiin harvinaisladkkeeksi (harvinaisten sairauksien hoidossa kaytettdva ladke)

12. joulukuuta 2016 AML:n hoitoa varten. Lisatietoja harvinaislaakkeeksi nimedmisesta on viraston
verkkosivuilla:

ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3161802.

Miten Tibsovo vaikuttaa?

Tibsovon vaikuttava aine, ivosidenibi, vaikuttaa estamalla mutaation vaikutuksesta muuttuneiden
IDH1:n muotojen toiminnan. Mutaation vaikutuksesta muuttunut IDH1 tuottaa suuria maaria D-2-
hydroksiglutaraatti (D-2-HG) -nimista ainetta, joka edistaa sydpasolujen kasvua. Kun ivosidenibi estaa
mutaation vaikutuksesta muuttuneen IDH1:n toiminnan, sen oletetaan vahentdvan D-2-HG:n
tuotantoa ja hidastavan ndin sairauden etenemista.

Official address Domenico Scarlattilaan 6 ¢ 1083 HS Amsterdam e The Netherlands
Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2020. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/how-to-find-us
http://www.ema.europa.eu/contact
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3161802

Mita asiakirjoja yhtio on esittianyt ladakevirastolle hakemuksensa tueksi?

Yhti6 esitti tulokset paatutkimuksesta, johon osallistui 179 potilasta. Nailla potilailla oli joko uusiutunut
tai hoitoon vastaamaton AML seka IDH1-mutaatio. Tutkimuksessa tutkittiin Tibsovon eri annosten
vaikutuksia. Tibsovoa ei verrattu muihin lddkkeisiin, ja tehon paamittana oli niiden potilaiden
lukumaarad, joilla ei ollut merkkeja sairaudesta hoidon jdlkeen ja joiden verisolumaarat joko
normalisoituivat tai eivat normalisoituneet.

Miten pitkdlla hakemuksen arviointi oli, kun se peruutettiin?

Hakemus peruutettiin sen jalkeen, kun Euroopan laakevirasto oli arvioinut yhtién toimittamat tiedot ja
laatinut luettelon kysymyksista. Kun virasto oli arvioinut yhtién antamat vastaukset viraston viimeisiin
kysymyksiin, joitakin seikkoja oli viela selvittamatta.

Mika oli viraston suositus tuolloin?

Virasto suhtautui saamiensa tietojen ja yhtién kysymysluetteloon antamien vastausten tarkastelun
perusteella varauksellisesti joihinkin seikkoihin hakemuksen peruuttamisen ajankohtana, ja sen
alustava kanta oli, etta Tibsovoa ei olisi voitu hyvdaksya akuutin myelooisen leukemian hoitoon.

Virasto katsoi, ettei paatutkimuksesta saatu riittavasti nayttda siita, etta ladke on tehokas AML:n
hoidossa, kun potilaalla on IDH1-mutaatio.

Siksi virasto katsoi hakemuksen peruuttamisen ajankohtana, ettei yhti6 ollut toimittanut riittavasti

tietoa Tibsovoa koskevan myyntilupahakemuksen tueksi.

Mista syista yhtio peruutti hakemuksen?

Kirjeessaan, jossa yhtio ilmoittaa virastolle hakemuksen peruuttamisesta, se toteaa, etta se paatti
peruuttaa hakemuksensa, koska virasto katsoi, etteivat saatavilla olevat tiedot olleet riittavia, jotta
olisi voitu todeta laakkeen hyodty-riskisuhteen olevan suotuisa ehdotetussa kayttéaiheessa.

Mita seurauksia taman hakemuksen peruuttamisesta on kliinisiin
tutkimuksiin osallistuville potilaille?

Yhti6 ilmoitti virastolle, etta peruuttamisesta ei ole mitaan seurauksia potilaille, jotka osallistuvat
Tibsovoa koskeviin kliinisiin tutkimuksiin.

Jos olet mukana kliinisessa tutkimuksessa ja tarvitset lisatietoa hoidostasi, ota yhteytta kliinisen
tutkimuksen laakariin.
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