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Syfovren (pegsetakoplaani) myyntiluvan epaaminen
Epdaaminen vahvistettu uudelleenarvioinnissa

Myyntilupaa hakenut yhtio Apellis Europe B.V. oli pyytanyt Euroopan ladkevirastoa tarkastelemaan
uudelleen 27. kesakuuta 2024 antamaansa alkuperaista lausuntoa. Lausunnossa suositeltiin
myyntiluvan epadamista Syfovre-ladkkeeltd, joka on tarkoitettu silmanpohjan ikarappeumasta johtuvan
geografisen atrofian hoitoon.

Tarkasteltuaan uudelleen alkuperaista lausuntoaan laékevirasto antoi 19. syyskuuta 2024 lopullisen
lausuntonsa, jossa se edelleen suositteli Syfovren myyntiluvan epaamista.

Mita Syfovre on ja mihin sita oli tarkoitus kayttaa?

Syfovre kehitettiin 1adkkeeksi, jolla hoidetaan aikuisten geografista atrofiaa, joka on silmanpohjan
ikdrappeuman pitkalle edennyt muoto. Silmanpohjan ikdrappeuma on sairaus, joka vaikuttaa
verkkokalvon keskiosaan (makulaan) silman takaosassa. Geografisesta atrofiasta karsivilla potilailla
vaurioita (alueita, joilla solut kuolevat) kehittyy verkkokalvolla ja sen makulassa, mika johtaa naén
menetykseen. Syfovren vaikuttava aine on pegsetakoplaani. Ladkevalmistetta oli maara olla saatavana
silmaan injektoitavana liuoksena.

Miten Syfovre vaikuttaa?

Komplementtijarjestelmaan kuuluu joukko proteiineja, jotka ovat osa immuunijarjestelmaa (kehon
luonnollista puolustusmekanismia). HenkilGilld, joilla on geografinen atrofia, komplementtijarjestelma
on yliaktiivinen, mika aiheuttaa tulehdusta ja solukuolemaa. Syfovren vaikuttava aine pegsetakoplaani
kiinnittyy komplementtijarjestelman C3-proteiiniin ja estaa sen toiminnan. Estdmalla C3:n toimintaa
pegsetakoplaani estdda komplementtijarjestelman aktivoitumisen. Tama hidastaa geografisten
atrofiavaurioiden kasvua.

Mita asiakirjoja yhtio on esittanyt ladkevirastolle hakemuksensa tueksi?

Yhti6 esitti tulokset kahdesta paatutkimuksesta, joihin osallistui yhteensa 1 258 silmanpohjan
ikarappeumasta johtuvaa geografista atrofiaa sairastavaa aikuista. Tutkimukset kestivat 24 kuukautta,
ja niissa verrattiin silmdaan annettavia Syfovre-injektioita ndennaisinjektioihin, joissa varsinaista
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injektiota ei annettu. Tehon paaasiallisena mittana oli muutos silman geografisten atrofiavaurioiden
koossa 12 kuukauden jalkeen.

Mitka olivat tarkeimmat syyt myyntiluvan epaamiseen?

Ensimmaisen arvioinnin aikaan laakevirasto katsoi, ettd vaikka tutkimukset osoittivat Syfovren
hidastaneen geografisen atrofian aiheuttamien vaurioiden kasvua, sen kliininen hyoéty potilaille ei ollut
merkittdva. Laakevirasto totesi, etta hoidon hyddyilla pitaisi olla vaikutusta potilaiden jokapaivaiseen
toimintaan, eika tata ollut osoitettu tutkimuksissa. Turvallisuuden osalta silmaan saannoéllisesti
annettaviin injektioihin liittyy merkittédva haittavaikutusten riski, mukaan lukien muiden silmanpohjan
ikarappeuman muotojen tai tulehduksen kehittyminen silmassa, mika voi heikentaa nakdkykya
entisestaan.

Nama huolenaiheet eivat olleet muuttuneet toimitettujen tietojen uudelleentarkastelun seka potilaiden
ja terveydenhuollon ammatillisten jarjestdjen toimittamien tietojen tarkastelun jalkeen (ns. kolmannen
osapuolen toimet). Vaikka lddkevirasto myéntaa, ettei silmanpohjan ikdrappeumasta johtuvaa
geografista atrofiaa sairastaville potilaille ole tehokasta hoitoa, se katsoi edelleen, ettd Syfovren teho
ei ole sen mahdollisia riskeja suurempi. Nain ollen ladkeviraston paatelmana oli, ettei ladkkeen hydty-
riski-tasapainoa voitu vahvistaa silmanpohjan ikdrappeumasta johtuvan geografisen atrofian hoidossa.

Vaikuttaako epaaminen kliinisiin tutkimuksiin osallistuviin potilaisiin?

Yhtio ilmoitti [dékevirastolle, ettd epdaamisesta ei ole mitdan seurauksia potilaille, jotka osallistuvat
Syfovre-valmistetta koskeviin kliinisiin tutkimuksiin.

Jos olet mukana kliinisessa tutkimuksessa ja tarvitset lisdtietoa hoidostasi, keskustele asiasta
kliinisesta tutkimuksesta vastaavan laakarin kanssa.
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