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Laakevalmisteen Alsitek (masitinibi)
myyntilupahakemuksen epdaminen

Ladkevalmistekomitea (CHMP) antoi 18. huhtikuuta 2018 kielteisen lausunnon, jossa se suositteli
epdamadn myyntiluvan amyotrofisen lateraaliskleroosin (ALS) hoitoon tarkoitetulta Alsitek-
ladkevalmisteelta.

Myyntilupaa hakenut yhtié on AB Science. Yhtid pyysi alkuperaisen lausunnon uudelleenarviointia,
mutta peruutti pyynnén myéhemmin.

Mita Alsitek on?
Alsitek on ladke, jonka vaikuttava aine on masitinibi. Laadkevalmistetta oli tarkoitus saada tabletteina.
Mihin Alsitekia oli tarkoitus kayttaa?

Alsitekia oli tarkoitus kayttda amyotrofisen lateraaliskleroosin (ALS) hoitoon. ALS on eteneva
hermostosairaus, jossa tahdonalaisia liikkeitd ohjaavat aivojen ja selkarangan hermosolut rappeutuvat
vahitellen. Tama johtaa lihasten toimintakyvyn menetykseen ja halvaantumiseen. Alsitekia oli tarkoitus
kayttad yhdessa toisen ALS-ladkkeen rilutsolin kanssa.

Alsitek nimettiin harvinaisladakkeeksi (harvinaisissa sairauksissa kaytettava ladke) 29. elokuuta 2016
ALS-taudin hoitoa varten. Lisatietoja harvinaislaakkeeksi nimeamisesta on taalla.

Miten Alsitek vaikuttaa?

Alsitekin arvellaan vahentavan aivojen immuunipuolustuksesta vastaavien mikrogliasolujen
aktiivisuutta ja eraiden valkosolujen eli sydttésolujen aktiivisuutta. Mikroglia- ja syottdsolut saattavat
aiheuttaa tulehdusta ja hermovaurioita ALS-potilailla. VAhentamalla ndiden solujen aktiivisuutta
ladkkeen arvellaan ehkéisevéan tulehdusta ja hermovaurioita, jolloin potilaan oireiden paheneminen
hidastuu.
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Mita asiakirjoja yhtio on esittanyt ladkevirastolle hakemuksensa tueksi?

Hakija toimitti tulokset yhdesta paatutkimuksesta, johon osallistui 394 ALS-potilasta. Tutkimuksessa
Alsitekia verrattiin lumelaakkeeseen, ja kumpaakin otettiin yhdessa rilutsolin kanssa. Tehon
paamittana oli muutos potilaiden oireissa 48 viikon hoidon jalkeen ALS-taudin vakioarviointiasteikolla
arvioituna.

Mitk&a olivat ladkevalmistekomitean tarkeimmaéat epaamiseen johtaneet
huolenaiheet?

Ladkevalmistekomitea katsoi, ettéd ALS-potilailla tehty p&datutkimus ei osoittanut Alsitekin hidastavan
taudin etenemista tehokkaasti. Vaikka myonteista vaikutusta oireisiin nahtiin potilailla, joiden sairaus
paheni tavanomaista vauhtia, verrattuna potilaisiin, joiden sairaus paheni nopeasti,
ladkevalmistekomitea katsoi, ettéa potilaiden luokitteleminen talld tavalla oli sattumanvaraista eik&
kliinisen kaytannén mukaista. Ei ollut mydskadn mitadn syyta, miksi ladke toimisi yhdessa
potilasryhmassa mutta ei muissa.

Lisdksi kahden tutkimuspaikan tarkistuksessa ilmeni tutkimuksen tekemiseen liittyvia puutteita, jotka
asettivat tietojen luotettavuuden kyseenalaiseksi.

Ladkevalmistekomitea oli myds huolissaan siitd, miten hoidon lopettaneiden potilaiden tietoja
kasiteltiin, silla tdma on saattanut aiheuttaa tuloksia koskevan vaaristyman Alsitekin eduksi.

Tamén vuoksi lddkevalmistekomitea katsoi, etta tutkimus ei tarjonnut riittdvasti nayttéa Alsitekin

hyddysta ja suositteli, ettd myyntilupaa ei mydnneta.

Mit&a seurauksia epaamisestéa on kliinisiin tutkimuksiin tai
erityiskayttoohjelmiin osallistuville potilaille?

Yhtio ilmoitti ladkevalmistekomitealle, ettei pdatoksella ole mitaan seurauksia kliinisiin tutkimuksiin tai
erityiskayttdohjelmaan osallistuville potilaille.

Jos olet mukana kliinisessa tutkimuksessa tai erityiskayttbohjelmassa ja tarvitset lisatietoa hoidostasi,
ota yhteytté hoitavaan laakariin.
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