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Vijoice-ladkevalmistetta (alpelisibi) koskevan
myyntilupahakemuksen peruuttaminen

Novartis peruutti 30. lokakuuta 2023 myyntilupahakemuksensa, joka koski PROS:in (PIK3CA-geeniin
liittyva liilkakasvun oirekirjo) hoitoa. Kyseessa on geneettinen sairaus, joka aiheuttaa useita oireita,
kuten epamuodostumia ja epanormaalia lilkakasvua tai kasvaimia, jotka vaikuttavat useisiin kudoksiin,
kuten ihoon, luihin, verisuoniin ja aivoihin.

Mita Vijoice on ja mihin sita oli tarkoitus kayttaa?

Vijoice-valmistetta kehitettiin l1adkkeeksi sellaisten aikuisten ja vahintaan 2-vuotiaiden lasten hoitoon,
joilla on vakavia tai hengenvaarallisia PROS:n oireita, jotka vaativat systeemista hoitoa (koko kehoon
vaikuttava hoito).

Vijoicen vaikuttava aine on alpelisibi, ja sita oli maara olla saatavana suun kautta otettavina
tabletteina.

Vijoice nimettiin 26.3.2021 harvinaisladkkeeksi (harvinaisten sairauksien hoidossa kaytettdva ladke)
PROS:n hoitoon. Lisatietoja harvinaisladakkeeksi nimeamisesta on viraston verkkosivuilla.

Miten Vijoice vaikuttaa?

PROS-potilailla mutaatiot (muutokset) PIK3CA-geenissa aktivoivat solun kasvuun osallistuvan
entsyymin (PI3-kinaasi) toimintaa. Tdma johtaa kudosten (kasvainten) ja epdmuodostumien
epdnormaaliin kasvuun.

Vijoicen vaikuttava aine alpelisibi estdad entsyymin toimintaa, ja sen odotettiin vdhentavan PROS-taudin
oireita.

Mita asiakirjoja yhtio on esittianyt ladakevirastolle hakemuksensa tueksi?

Yhti6 esitti tiedot tutkimuksesta, johon osallistui 18 aikuista ja 39 lasta ja nuorta, jotka sairastivat
PROS-tautia ja joille annettiin Vijoice-valmistetta erityiskayttdohjelmassa. Potilailla oli vakavia tai
hengenvaarallisia PROS:n oireita, jotka vaativat systeemista hoitoa. Tehon paaasiallisena mittana oli
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niiden potilaiden maara, joilla epanormaalin liikakasvun tai kasvaimen kattama alue pieneni
kokonaisuudessaan 24 viikon hoidon jdlkeen vahintdan 20 prosenttia.

Miten pitkdlla hakemuksen arviointi oli, kun se peruutettiin?

Hakemus peruutettiin sen jalkeen, kun Euroopan lddkevirasto oli arvioinut yhtién toimittamat tiedot ja
laatinut luettelon kysymyksista. Yhtio ei ollut vastannut viimeisiin kysymyksiin, kun hakemus
peruutettiin.

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, ettei Vijoice-valmistetta olisi voitu hyvaksya PROS:n hoitoon.

Virasto katsoi, etteivat tutkimuksesta saadut tiedot riittaneet osoittamaan tasmallisesti, millainen
vaikutus lddkkeella oli kasvainten kokoon, ja pienenivatkd potilaiden kasvaimet tosiasiallisesti. Vaikka
PROS kasittéa monenlaisia oireyhtymia, Vijoicen havaittiin vaikuttavan niistd vain yhteen. Ladkkeen
pitkdaikaista turvallisuutta, erityisesti sen vaikutuksia lasten kasvuun ja kehitykseen, ei tunneta.

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

tietoa hakemuksen tueksi.

Mista syista yhtio peruutti hakemuksen?

Kirjeessdan, jossa yhtio ilmoittaa virastolle hakemuksen peruuttamisesta, se toteaa tarvitsevansa lisaa
aikaa saadakseen enemman tietoa Vijoicen arvioinnin tueksi.

Vaikuttaako tama hakemuksen peruuttaminen kliinisiin tutkimuksiin tai
erityiskdayttoohjelmiin osallistuviin potilaisiin?

Yhti6 ilmoitti virastolle, ettei padtdksella ole seurauksia Vijoicen kliinisiin tutkimuksiin tai erityiskaytto-
/MAP-ohjelmiin osallistuville potilaille.

Jos olet mukana kliinisessa tutkimuksessa tai erityiskdytté-/MAP-ohjelmissa ja tarvitset lisdtietoa
hoidostasi, ota yhteytta kliinisen tutkimuksen [dakariin.
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