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Julkinen EPAR-yhteenveto

Rydapt

midostauriini

Tama on yhteenveto Euroopan julkisesta arviointilausunnosta (EPAR), joka koskee Rydapt-
ladkevalmistetta. Tekstissa selitetdan, miten virasto on arvioinut ladkevalmistetta ja paatynyt
puoltamaan myyntiluvan myodntamista sille EU:ssa ja suosituksiin sen kéytdn ehdoista. Tarkoituksena
ei ole antaa kaytdnndn neuvoja Rydaptin kaytosta.

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

Mita Rydapt on ja mihin sita kaytetaan?

Rydapt on sydpaladke. Se on tarkoitettu sellaisten aikuispotilaiden hoitoon, joilla on hiljattain
diagnosoitu akuutti myelooinen leukemia (AML), eras veren valkosolujen sydpa. Sita kaytetadn ensin
muiden syopélaakkeiden (solunsalpaajahoidon) kanssa ja sen jalkeen yksindén, kun solunsalpaajahoito
on paattynyt, jos sairaus on reagoinut hoitoon. Rydaptia annetaan vain silloin, kun AML:ss& esiintyy
erityinen geneettinen muutos, ns. FLT3-mutaatio.

Rydaptia annetaan myds yksinaan aikuispotilaille syottdsoluiksi kutsuttujen veren valkosolujen
seuraavien sairauksien hoitoon: aggressiivinen systeeminen mastosytoosi, systeeminen mastosytoosi,
johon liittyy hematologinen neoplasmi (verisy6pa) ja syottdsoluleukemia.

Koska naita sairauksia sairastavia potilaita on vahan, ne katsotaan harvinaisiksi; Rydapt nimettiin
harvinaisladkkeeksi (harvinaisten sairauksien hoidossa kaytettava laake) eri ajankohtina (ks.
alempana).

Rydaptin vaikuttava aine on midostauriini.
Miten Rydaptia kaytetaan?

Rydaptia saa vain ladkarin maarayksesta, ja hoidon saa aloittaa sy6palaadkkeiden kayttdon perehtynyt
ladkari. Rydaptia on saatavana kapseleina, jotka sisaltadvat 25 mg midostauriinia. AML:n hoidossa
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tavanomainen aloitusannos on 50 mg (kaksi kapselia) kahdesti vuorokaudessa 28 péivan hoitojakson
paivind 8-21 ja taman jalkeen joka paiva, kun sairaus on reagoinut hoitoon. Hoitoa jatketaan enintaan
12 hoitojakson ajan sen mukaan, miten potilas reagoi hoitoon. Sydttdsolusairauksissa aloitusannos on
100 mg (nelja kapselia) kahdesti vuorokaudessa; hoitoa jatketaan niin pitkd&n kuin potilas hyotyy
siitd. Jos potilaalla esiintyy tiettyja vaikeita sivuvaikutuksia, laakari voi paattad pienentaa seuraavia
annoksia tai viivastyttda hoitoa tai lopettaa sen.

Lisatietoja on pakkausselosteessa.
Miten Rydapt vaikuttaa?

Rydaptin vaikuttava aine midostauriini on tyrosiinikinaasin estaja. Tama tarkoittaa, etta se estaa
reseptorityrosiinikinaaseiksi kutsuttujen tiettyjen entsyymien toimintaa. Potilailla, joilla esiintyy FLT3-
mutaatio, FLT3-tyrosiinikinaasin epanormaali muoto stimuloi AML-solujen eloonjaamista ja kasvua.
Salpaamalla epanormaalin FLT3-entsyymin Rydapt auttaa saamaan aikaan epanormaalien solujen
kuoleman ja hillitsemaan syévan kasvua. Rydapt estda myds toisen entsyymin eli KIT-kinaasin
mutatoitunutta muotoa. Talla on téarkea rooli sydttdsolujen epanormaalin kasvun stimuloinnissa
syottdsolusairauksia sairastavilla potilailla.

Mita hyotya Rydaptista on havaittu tutkimuksissa?

Rydaptin on osoitettu pidentavan FLT3-mutatoitunutta AML:&4a sairastavien potilaiden elossaoloaikaa.
Yhdessé paatutkimuksessa, jossa oli mukana 717 tallaista potilasta, Rydaptia verrattiin
lumeladdkkeeseen ensin lisdhoitona muiden sydpaladkkeiden kanssa, minké jalkeen Rydaptia tai
lumeladketta annettiin yksindan sellaisille potilaille, joiden sairaus oli reagoinut hoitoon. Noin 51
prosenttia Rydaptia saaneista ja 43 prosenttia lumeladketté saaneista oli edelleen elossa 5 vuoden
kuluttua.

My08s toisessa paatutkimuksessa, jossa oli mukana 116 syottésolusairauksia sairastavaa potilasta,
havaittiin hyotyja. Tassa tutkimuksessa tarkasteltiin sellaisten potilaiden vastetta Rydapt-hoitoon, joilla
oli aggressiivinen systeeminen mastosytoosi, systeeminen mastosytoosi, johon liittyy verisydpa, tai
syottosoluleukemia. Kaiken kaikkiaan tiukimpien ajanmukaisten kriteerien mukaan sairaus reagoi
hoitoon noin 28 prosentilla potilaista (32 potilaalla 113:sta). Kun sairauksia tarkastellaan erikseen
vaste on suurin (60 prosenttia) aggressiivista systeemista mastosytoosia sairastavilla potilailla.

Mita riskeja Rydaptiin liittyy?

AML:n hoidossa Rydaptin yleisimmaét haittavaikutukset (joita saattaa aiheutua useammalle kuin yhdelle
potilaalle kymmenestd) ovat kuumeinen neutropenia (kuumetta ja alhaista valkosolujen maaraa, jota
on havaittu melkein kaikilla potilailla), eksfoliatiivinen dermatiitti (tulehtunut, kesiva iho), oksentelu,
paansarky, petekiat (pienet veripisteet ihon alla) ja kuume. Yleisimmat vaikeat sivuvaikutukset olivat
kuumeinen neutropenia, lymfopenia (tiettyjen veren valkosolujen eli lymfosyyttien alhainen maara),
katetrikohdan (laskimoon asennetun putken asennuskohdan) infektiot, eksfoliatiivinen dermatiitti,
korkea verensokeri ja pahoinvointi.

Syottosolusairauksien hoidossa yleisimmat sivuvaikutukset (joita aiheutuu vahintdan kolmannekselle
kaikista potilaista) olivat pahoinvointi, oksentelu, ripuli, perifeerinen turvotus (nilkkojen ja jalkojen
turvotus) ja vasymys. Yleisimmat vaikeat sivuvaikutukset olivat vasymys, sepsis (verenmyrkytys),
keuhkokuume (keuhkoinfektio), kuumeinen neutropenia ja ripuli.

Pakkausselosteessa on luettelo kaikista Rydaptin ilmoitetuista sivuvaikutuksista.
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Rydaptia ei saa antaa potilaille, jotka kayttavat tiettyja muita laakkeitd, jotka vaikuttavat siihen, miten
ladke toimii elimistdssa. Pakkausselosteessa on luettelo kaikista rajoituksista.

Miksi Rydapt on hyvaksytty?
Rydaptin on osoitettu olevan hyddyllinen potilaille, joilla on FLT3-mutatoitunut AML. Laakkeen
turvallisuus oli hyvéaksyttava nain vaikeassa sairaudessa, ja sita pidettiin hallittavana.

Tehokkuudesta oli tarkeda nayttdd myos syottésolusairauksien hoidossa. Vaikka Rydaptia ei ole
verrattu muihin hoitoihin, sen kliiniset hyddyt olivat selvia ja haittavaikutukset hyvaksyttavia, kun
otetaan huomioon sairauksien harvinaisuus ja potilaiden hoitovaihtoehtojen puutteet.

Taman johdosta Euroopan laakevirasto katsoi, ettd Rydaptin hydty on sen riskeja suurempi, ja
suositteli myyntiluvan myodntamista sille EU:ssa.

Miten voidaan varmistaa Rydaptin turvallinen ja tehokas kaytts?

Ladkevalmistetta Rydapt markkinoiva yhtio tekee kolme lisdtutkimusta, joiden tarkoituksena on antaa
virastolle nayttoa ladkkeen tehosta AML:4& sairastavien idkkaiden potilaiden hoidossa.

Suositukset ja varotoimet, joita terveydenhuollon ammattilaisten ja potilaiden on syyta noudattaa,
jotta Rydaptin kaytto olisi turvallista ja tehokasta, sisaltyvét valmisteyhteenvetoon ja
pakkausselosteeseen.

Muita tietoja Rydaptista

Rydaptia koskeva EPAR-arviointilausunto on kokonaisuudessaan viraston verkkosivustolla osoitteessa:
ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/European public assessment reports. Lisaa tietoa

Rydaptilla annettavasta hoidosta saa pakkausselosteesta (sisédltyy myds EPAR-lausuntoon), laakarilta
tai apteekista.

Tiivistelmat harvinaisladkekomitean Rydaptia koskevasta lausunnosta ovat viraston verkkosivustolla
osoitteessa:

akuutti myelooinen leukemia

mastosytoosi.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/004095/human_med_002155.jsp&amp;mid=WC0b01ac058001d124
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000072.jsp&amp;mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2010/08/human_orphan_000788.jsp&amp;mid=WC0b01ac058001d12b
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