EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/452944/2015
EMEA/H/C/003834

Julkinen EPAR-yhteenveto

Raxone
idebenoni

Tama on yhteenveto Euroopan julkisesta arviointilausunnosta (EPAR), joka koskee Raxone-
ladkevalmistetta. Tekstissa selitetdan, miten virasto on arvioinut ladkevalmistetta ja paatynyt
puoltamaan myyntiluvan myodntamista ja suosituksiin ldkevalmisteen kaytdn ehdoista. Tarkoituksena ei
ole antaa kaytanndn neuvoja Raxonen kaytosta.

Potilas saa Raxonen kayttda koskevaa tietoa pakkausselosteesta, laakarilta tai apteekista.

Mita Raxone on ja mihin sita kaytetaan?

Raxonella hoidetaan nadn heikkenemista aikuisilla ja vahintaan 12-vuotiailla nuorilla, jotka sairastavat
Leberin perinndllistd nakéhermosurkastumaa, jolle on tyypillistéa etenevd nadn heikkeneminen.
Raxonen vaikuttava aine on idebenoni.

Koska Leberin perinndllista ndkéhermosurkastumaa sairastavia potilaita on vahan, sairaus katsotaan
harvinaiseksi; Raxone nimettiin harvinaislddkkeeksi (harvinaisten sairauksien hoidossa kaytettava
ladke) 15. helmikuuta 2007.

Raxone on ns. hybridilddke. Tama tarkoittaa sité, etta se on samanlainen kuin alkuperaisladkevalmiste
ja siséltdd samaa vaikuttavaa ainetta, mutta eri vahvuutena. Raxonen alkuperéislaédkevalmiste on
Mnesis (45 mg:n tabletit).

Miten Raxonea kaytetaan?

Raxonea saa ainoastaan laakarin maéarayksesta. Hoidon saa aloittaa ladkéri, jolla on kokemusta
Leberin perinndllistda nakéhermosurkastumasta, ja hanen tulee my6s valvoa hoitoa. Raxonea on
saatavana 150 mg:n tabletteina, ja suositeltava annos on kaksi tablettia kolmesti paivassa ruuan
kanssa otettuina.
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Miten Raxone vaikuttaa?

Raxonen vaikuttava aine idebenoni on antioksidantti, joka vaikuttaa mitokondrioihin (solun sisalla
oleviin rakenteisiin, jotka tuottavat solun toimintaan tarvittavan energian). Leberin perinnéllista
nakohermosurkastumaa sairastavien potilaiden mitokondrioiden perintdaineksessa on mutaatioita
(vikoja). Siksi mitokondriot eivat pysty tuottamaan energiaa asianmukaisesti, vaan tuottavat happea
myrkyllisessd muodossa (vapaina radikaaleina). Tall6in ndkemiseen tarvittavat silméan hermosolut
vaurioituvat. ldebenonin uskotaan parantavan energiantuotantoa palauttamalla mitokondrioiden
toiminnan, mika estaa soluvaurioita ja Leberin perinnéllisessa nakdhermosurkastumassa ilmenevaa
nadn menetysta.

Mita hyotya Raxonesta on havaittu tutkimuksissa?

Raxonea on tutkittu yhdessa paatutkimuksessa, johon osallistui 85 Leberin perinnéllista
nakohermosurkastumaa sairastavaa potilasta. Sita verrattiin tutkimuksessa lumelaakkeeseen 24 viikon
ajan. Tehon paamittana oli ndéntarkkuuden paraneminen, jota mitattiin 1&ahinna silla, montako kirjainta
potilas pystyi lukemaan tavanomaisesta ndkdtestitaulusta. Tutkimuksen lopussa Raxone-hoitoa
saaneet potilaat pystyivéat lukemaan keskiméarin 3—6 kirjainta enemman kuin lumelaaketta saaneet
potilaat. Liséksi jotkut potilaat, jotka eivat olleet pystyneet lukemaan tutkimuksen alussa yhtakaan
taulun kirjainta, pystyivat lukemaan vahintdan yhden rivin néakotestisséd hoidon jalkeen. Tata tulosta
pidettiin myds kliinisesti merkittavana. Lisaksi 30 prosentilla Raxone-hoitoa saaneista potilaista (16
potilaalla 53 potilaasta) nakd parani kliinisesti merkittavasti ainakin toisessa silméssa. Vastaava osuus
lumeladkeryhmaéssa oli 10 prosenttia potilaista (3 potilasta 29 potilaasta).

Lisda Raxonen hyotya tukevaa tietoa saatiin jatketun kéyton ohjelmasta, jossa Raxonea annettiin
yksittaisille potilaille, jotka eivat osallistuneet kliiniseen tutkimukseen, ja tapaustutkimuksesta, joka
sisélsi tietoa Leberin perinndllista ndkéhermosurkastumaa sairastavista potilaista, jotka eivat saaneet
mitaan hoitoa.

Naiden tietojen analyysi osoitti johdonmukaisesti, etta ndk6 parani suuremmalla osuudella Raxone-
hoitoa saaneista potilaista kuin hoitamattomista tai lumeldaketta saaneista potilaista.

Mita riskeja Raxoneen liittyy?

Raxonen yleisimmat sivuvaikutukset (joita saattaa aiheutua useammalle kuin yhdelle potilaalle
kymmenestd) ovat nenan ja nielun tulehdus seké& yské. Myds lieva ripuli ja selkdkipu ovat yleisia
(saattaa aiheutua yhdelle kymmenesta potilaasta).

Pakkausselosteessa on luettelo kaikista Raxonen ilmoitetuista sivuvaikutuksista ja rajoituksista.
Miksi Raxone on hyvaksytty?

Viraston ladkevalmistekomitea (CHMP) katsoi, etta Raxonen hy6ty on sen riskejé suurempi, ja
suositteli myyntiluvan myontamista sille EU:ssa.

Ladkevalmistekomitea pani merkille, etta Leberin perinnéllistd nakbhermosurkastumaa sairastaville
potilaille ei ole hoitoja, jotka ehkéisevét sokeutumista tai parantavat ndkda. Paatutkimuksen tulokset
osoittivat, ettd Raxone-hoitoa saaneiden potilaiden ndkd parani. Jatketun kaytdn ohjelmasta ja
tapaustutkimuksesta saadut lisédtiedot vahvistivat taman hy6tya koskevan myoénteisen suuntauksen.
Mit&a Raxonen turvallisuuteen tulee, suurin osa ladkkeen aiheuttamista haittavaikutuksista oli lievia tai
keskivaikeita.
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Raxone on saanut myyntiluvan ns. poikkeusolosuhteissa. Tdma johtuu siita, etta sairauden
harvinaisuuden vuoksi Raxonesta ei ole ollut mahdollista saada taydellisid tietoja. Euroopan
ladkevirasto tarkastaa vuosittain mahdollisesti saataville tulevat uudet tiedot, ja tata yhteenvetoa
paivitetaan tarvittaessa.

Mita tietoja Raxonesta odotetaan viela saatavan?

Koska Raxonelle on annettu myyntilupa poikkeusolosuhteissa, Raxonea markkinoiva yhti6 tekee
lisdtutkimuksia Raxonen pitkaaikaisvaikutuksista ja turvallisuudesta. Lisaksi yhtid perustaa rekisterin,
jossa on tietoa Raxone-hoitoa saaneista Leberin perinnéllistd nakdhermosurkastumaa sairastavista
potilaista, ja yllapitaa sita.

Miten voidaan varmistaa Raxonen turvallinen ja tehokas kaytto?

Raxonen mahdollisimman turvallisen kaytén varmistamiseksi on laadittu riskinhallintasuunnitelma.
Taman suunnitelman mukaisesti Raxonen valmisteyhteenvetoon ja pakkausselosteeseen on liitetty
turvallisuustietoa mukaan lukien tiedot asianmukaisista varotoimista terveydenhoidon ammattilaisten
ja potilaiden noudatettaviksi.

Lisatietoja I6ytyy riskinhallintasuunnitelman yhteenvedosta.

Muita tietoja Raxonesta

Raxonea koskeva EPAR-arviointilausunto kokonaisuudessaan seka riskinhallintasuunnitelman

yhteenveto ovat viraston verkkosivustolla osoitteessa ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/European public assessment reports. Lisaa tietoa Raxonella annettavasta hoidosta saa
pakkausselosteesta (sisaltyy myds EPAR-lausuntoon), ladkarilta tai apteekista.

Tiivistelma harvinaisladkekomitean Raxonea koskevasta lausunnosta on viraston verkkosivustolla
osoitteessa ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.
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http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/EPAR_-_Risk-management-plan_summary/human/003834/WC500188855.pdf
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/003834/human_med_001900.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/003834/human_med_001900.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000107.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b

	Mitä Raxone on ja mihin sitä käytetään?
	Miten Raxonea käytetään?
	Miten Raxone vaikuttaa?
	Mitä hyötyä Raxonesta on havaittu tutkimuksissa?
	Mitä riskejä Raxoneen liittyy?
	Miksi Raxone on hyväksytty?
	Mitä tietoja Raxonesta odotetaan vielä saatavan?
	Miten voidaan varmistaa Raxonen turvallinen ja tehokas käyttö?
	Muita tietoja Raxonesta

