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Defitelio (defibrotidi)

Yleistiedot Defiteliosta seka siita, miksi se on hyvaksytty EU:ssa

Mita Defitelio on ja mihin sitd kdaytetaan?

Defitelio on laake, jolla hoidetaan hematopoieettisen (veren) kantasolusiirron saaneiden potilaiden
vaikeaa veno-okklusiivista tautia (VOD). Veno-okklusiivisessa taudissa maksan verisuonet tukkeutuvat,
jolloin maksa ei enaa toimi kunnolla. Defiteliolla hoidetaan aikuisia ja véhintdan yhden kuukauden
ikaisia lapsia.

Defitelion vaikuttava aine on defibrotidi.

Veno-okklusiivinen tauti on harvinainen; Defitelio nimettiin harvinaislddkkeeksi (harvinaisten
sairauksien hoidossa kaytettava ladke) 29. heindkuuta 2004. Lisaa tietoa harvinaislaakkeista 16ytyy
taalta: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.

Miten Defiteliota kaytetaan?

Defiteliota saa ainoastaan lddakarin maardyksesta. Sita saa maarata ja antaa vain ladkari, jolla on
kokemusta veren kantasolusiirron komplikaatioiden hoidosta. Se annetaan kaksi tuntia kestavana
infuusiona (tiputuksena) laskimoon nelja kertaa vuorokaudessa. Annos maardytyy potilaan painon
mukaan. Hoidon tulee kestda vahintdan kolme viikkoa, ja sita tulee jatkaa siihen saakka, kunnes
potilaalla ei enaa ole oireita. Lisdtietoja Defitelion kaytosta saa pakkausselosteesta, laakarilta tai
apteekista.

Miten Defitelio vaikuttaa?

Veno-okklusiivinen tauti on yleensd myeloablatiivisen kemoterapian komplikaatio. Tata hoitoa
annetaan potilaille ennen veren kantasolusiirtoa. Myeloablatiivisella kemoterapialla potilaan
luuytimesta poistetaan solut, ennen kuin han saa terveita kantasoluja. Tassa hoidossa kaytettavat
laakkeet voivat vaurioittaa maksan verisuonten sisakalvoa. Tama johtaa hyytymien muodostumiseen
ja verisuonten tukkeutumiseen, mika on tyypillista veno-okklusiivisessa taudissa.

Defitelion vaikuttava aine defibrotidi vaikuttaa lisdamalla veressa olevien hyytymien hajoamista.
Lisaksi defibrotidi voi suojella verisuonten sisakalvon soluja.
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Mita hyotya Defiteliosta on havaittu tutkimuksissa?

Vaikeassa veno-okklusiivisessa taudissa kuolleisuus on suuri, vahintdan 75 prosenttia. Yhdessa
paatutkimuksessa, jossa oli mukana 102 potilasta, jotka olivat saaneet vaikean veno-okklusiivisen
taudin kantasolusiirron jalkeen, Defiteliota verrattiin aiempiin rekistereihin tavanomaista tukihoitoa
saaneista potilaista. Defitelio vahensi kuolleisuutta siten, etta se oli 62 prosenttia 100 pdivan kuluttua
kantasolusiirrosta. 24 prosentilla potilaista ei ollut 100 paivan kuluttua lainkaan vaikean veno-
okklusiivisen taudin oireita.

Defitelion hyoéty todettiin myds yhdysvaltalaisen potilasrekisterin tiedoissa (tiedot potilaista kerattiin
vakiotavalla): kun kantasolusiirron jalkeen vaikean veno-okklusiivisen taudin saaneita potilaita
hoidettiin Defiteliolla ja vakiohoidolla, hoitotulokset olivat paremmat kuin pelkastdan vakiohoitoa
saaneilla potilailla. My6s eloonjaaminen sadan paivan kohdalla oli parempi (39 % vs. 31 %), ja
useampien potilaiden veno-okklusiivinen tauti parani (51 % vs. 29 %).

Mita riskeja Defitelioon liittyy?

Defitelion yleisimmat haittavaikutukset ovat hypotensio (alhainen verenpaine) ja verenvuoto.
Pakkausselosteessa on luettelo kaikista Defitelion haittavaikutuksista.

Defiteliota ei saa kdyttaa yhdessa muiden verihyytymia hajottavien laakkeiden kanssa.
Pakkausselosteessa on luettelo kaikista rajoituksista.

Miksi Defitelio on hyvaksytty EU:ssa?

Euroopan laakevirasto katsoi, etta Defitelion hy6ty on sen riskeja suurempi ja etta sille voidaan
myodntaa myyntilupa EU:ssa. Defitelion oli osoitettu lisddvan vaikeaa veno-okklusiivista tautia
sairastavien potilaiden eloonjaamista. Vaikka ei ollut mahdollista toteuttaa tutkimusta, jossa Defiteliota
olisi verrattu suoraan lumelaakkeeseen, yhtié oli toimittanut riittavasti tietoa sen osoittamiseksi, etta
Defiteliolla hoidettujen potilaiden eloonjaamismahdollisuudet paranivat. Havaittujen haittavaikutusten,
kuten verenvuodon, katsottiin olevan hallittavissa, eika ollut mahdollista selvittaa varmuudella,
olivatko ne Defitelion aiheuttamia.

Defitelio on saanut myyntiluvan ns. poikkeusolosuhteissa. Tama johtuu siita, etta sairauden
harvinaisuuden vuoksi Defiteliosta ei ole ollut mahdollista saada taydellisia tietoja. Euroopan
ladakevirasto tarkastaa vuosittain mahdollisesti saataville tulevat uudet tiedot, ja tata katsausta
paivitetaan tarvittaessa.

Mita tietoja Defiteliosta odotetaan viela saatavan?

Koska Defiteliolle on annettu myyntilupa poikkeusolosuhteissa, Defiteliota markkinoivan yhtion on
toimitettava tulokset kaynnissa olevasta tutkimuksesta, jossa tarkastellaan ladkevalmisteen
turvallisuutta, kun sita kdytetaan veno-okklusiivisen taudin ehkaisemiseen aikuisilla ja lapsilla, joille
tehdaan hematopoieettinen kantasolujen siirto. Lisaksi yhti¢ analysoi tiedot kantasolujen siirron
tuloksesta veno-okklusiivista tautia sairastavilla potilailla, jotka ovat saaneet Defiteliota, ja potilailla,
jotka eivat ole saaneet Defiteliota.

Miten voidaan varmistaa Defitelion turvallinen ja tehokas kaytto?

Suositukset ja varotoimet, joita terveydenhuollon ammattilaisten ja potilaiden on syyta noudattaa,
jotta Defitelion kaytto olisi turvallista ja tehokasta, sisaltyvat valmisteyhteenvetoon ja
pakkausselosteeseen.
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Kuten kaikkien ladkkeiden, myds Defitelion kdyttéa koskevia tietoja seurataan jatkuvasti. Defiteliosta
ilmoitetut haittavaikutukset arvioidaan huolellisesti ja kaikki tarvittavat toimet suoritetaan potilaiden
suojelemiseksi.

Muita tietoja Defiteliosta

Defitelio sai koko EU:n alueella voimassa olevan myyntiluvan 18. lokakuuta 2013.

Lisaa tietoa Defiteliosta on saatavissa viraston verkkosivustolla osoitteessa ema.europa.eu/Find
medicine/Human medicines/European public assessment reports.

Tama yhteenveto on paivitetty viimeksi 10-2019.
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