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Kysymyksia ja vastauksia

Laakevalmisteen Winfuran (nalfurafiini)
myyntilupahakemuksen peruuttaminen

Toray International U.K. Limited ilmoitti 17. tammikuuta 2014 virallisesti ladkevalmistekomitealle
(CHMP) haluavansa peruuttaa dialyysihoitoa edellyttavaa loppuvaiheen munuaissairautta sairastavien
potilaiden ureemisen kutinan hoitoon tarkoitettua Winfuran-ladkevalmistetta koskevan
myyntilupahakemuksensa.

Mita Winfuran on?

Winfuran on ldake, jonka vaikuttava aine on nalfurafiini. Sité oli mééaré olla saatavana konsentraattina,
josta valmistetaan liuos infuusiota varten.

Mihin valmistetta Winfuran oli tarkoitus kayttaa?

Winfurania oli tarkoitus kayttaa potilaille, joilla on vaikea ureeminen kutina. Ureeminen kutina on
sitkeda kutinaa, jota esiintyy joillakin potilailla, joiden munuaiset eivat toimi asianmukaisesti.
Winfurania oli tarkoitus kéyttaa potilailla, joilla on loppuvaiheen munuaissairaus (jossa munuaisten
toiminta on lakannut taysin) ja jotka saavat dialyysihoitoa (menetelma, jolla poistetaan kuona-aineita
veresta).

Winfuran maaériteltiin ureemisen kutinan hoitoon tarkoitetuksi harvinaislddkkeeksi (harvinaisen
sairauden hoitoon tarkoitettu ladke) 11. syyskuuta 2002. Lisatietoja on t&ssa.

Miten valmisteen Winfuran odotettiin vaikuttavan?

Ureemisen kutinan tarkkaa aiheuttajaa ei tunneta, mutta kutinan arvellaan liittyvan aivojen ja ihon
mu-opioidireseptorien liika-aktiivisuuteen. Winfuran aktivoi toisia opioidireseptoreita nimelta kappa-
reseptorit. Ne estavat mu-opioidireseptorien aktiivisuutta, mika lievittda ureemisesta kutinasta
karsivien potilaiden kutinaa.
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Mita asiakirjoja yhtio on esittanyt ladkevirastolle hakemuksensa tueksi?

Winfuranin vaikutuksia on testattu koemalleilla ennen sen tutkimista ihmisilla.

Winfuranin vaikutuksia verrattiin lumeladakkeeseen yhdessa paatutkimuksessa, johon osallistui 339
potilasta, joilla oli ureeminen kutina ja jotka saivat sddnndllista dialyysihoitoa. Tehon paamittari oli
oireissa, kuten kutinan voimakkuudessa ja unihairidissd, tapahtunut muutos neljan hoitoviikon jalkeen
vakiopisteytysjarjestelmalla mitattuna.

Miten pitkalla hakemuksen arviointi oli sen peruuttamishetkella?
Arviointi oli paattynyt ja ladkevalmistekomitea oli antanut kielteisen lausunnon.
Mika oli laakevalmistekomitean suositus tuolloin?

Ladkevalmistekomitea oli antanut saamiensa tietojen tarkastelun perusteella kielteisen lausunnon,
jossa se suositteli myyntiluvan epaamistéd Winfuranilta vakavan ureemisen kutinan hoitoa varten.

Ladkevalmistekomitean pa&dhuolenaihe oli, ettd Winfuranin hyotyja ureemisen kutinan hoidossa ei ollut
osoitettu riittavan hyvin. Paatutkimus ei osoittanut, ettd Winfuran olisi lievittanyt kutinaa tehokkaammin
kuin lumelaake. Vaikka lisdanalyysi osoitti, ettd valmisteesta oli hieman hydtya vakavaa ureemista
kutinaa sairastavien potilaiden alaryhmaélle, ladkevalmistekomitea katsoi, etta kliinistd merkitysta ei
ollut osoitettu. Siksi ladkevalmistekomitea katsoi hakemuksen peruuttamisen ajankohtana, etta
Winfuranista saatava hyoty ei ole sen riskeja suurempi ja ettei ladkevalmistetta olisi voitu hyvaksya
yhtidn esittdmien tietojen perusteella.

Mista syista yhtio peruutti hakemuksen?

Yhtid ilmoitti virallisessa kirjeessd paattaneensa peruuttaa myyntilupahakemuksen, koska
ladkevalmistekomitea katsoi, ettei se voinut tehda paatelmaa myonteisesta hyoty-riskisuhteesta
toimitettujen tietojen perusteella.

Yhtion Kirje, jossa se ilmoittaa ladkevirastolle hakemuksen peruuttamisesta, on tassa.

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

Yhti6 ilmoitti ladkevalmistekomitealle, ettei Winfuranista ole talla hetkella meneilldaan kliinisia
tutkimuksia tai erityiskayttéohjelmia.
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