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Kysymyksia ja vastauksia

Laakevalmisteen Masiviera (masitinibi)
myyntilupahakemuksen epdaminen
Uudelleentarkastelun tulos

Ladkevalmistekomitea (CHMP) antoi 23. tammikuuta 2014 kielteisen lausunnon, jossa se suositteli
myyntiluvan epaamista laakevalmisteelta Masiviera, joka oli tarkoitettu edistyneen, ei leikattavissa
olevan haimasyo6van hoitoon. Myyntilupaa hakenut yhtié on AB Science.

Hakija pyysi lausunnon uudelleentarkastelua. Tutkittuaan uudelleentarkastelupyynnén perusteet
ladkevalmistekomitea tarkasteli alkuperaista lausuntoa uudelleen ja vahvisti myyntiluvan epadmisen
22. toukokuuta 2014.

Mita Masiviera on?
Masiviera on sytpéalaake, jonka vaikuttava aine on masitinibi. Sitd oli maara olla saatavana tabletteina.
Mihin Masivieraa oli tarkoitus kayttaa?

Masivieralla oli tarkoitus hoitaa aikuisia, joilla on paikallisesti levinnyt tai etdpesédkkeinen (levinnyt
kehon muihin osiin) haimasydpa, kun sita ei voida leikata ja kun siihen liittyy vahintadn kohtalaista
kipua. Sita oli tarkoitus kayttaa yhdessa toisen sydpaladkkeen, gemsitabiinin, kanssa.

Masitinibi méaaritettiin haimasydvan hoitoon tarkoitetuksi harvinaisladkkeeksi (harvinaisen sairauden
hoitoon tarkoitettu ladke) 28. lokakuuta 2009. Lisatietoja on tassa.

Miten Masivieran odotettiin vaikuttavan?

Masivieran vaikuttava aine masitinibi on tyrosiinikinaasin estaja. Se tarkoittaa, ettd se estda
tyrosiinikinaasientsyymien toimintaa. N&aita entsyymeja on joissakin solujen pinnalla olevissa
reseptoreissa, kuten niissé reseptoreissa, jotka stimuloivat sydpasoluja jakautumaan
hallitsemattomasti. Estamalla naité reseptoreita Masiviera saattaa hillitd solujen jakautumista ja
hidastaa siten sydvén kasvua.
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Mita asiakirjoja yhtio on esittanyt ladkevirastolle hakemuksensa tueksi?

Masivieran vaikutuksia on testattu ensin koemalleilla ennen sen tutkimista ihmisilla.

Yhtid esitti yhta paatutkimusta koskevat tulokset. Tutkimukseen osallistui 353 potilasta, joilla oli
edennyt tai etapesékkeinen haimasydpa. Gemsitabiinihoidon lisdna annettua Masivieraa verrattiin
lumeladkkeeseen. Paaasiallisena tehon mittana oli potilaiden elossapysymisen aika. Yhtio esitti myos
erilaisia tukevia analyyseja ja tukevaa tutkimusta koskevia tietoja.

Mitka olivat laakevalmistekomitean tarkeimmat epaamiseen johtaneet
huolenaiheet?

Ladkevalmistekomitea totesi alkuperaisessa arvioinnissa, ettd Masivieraa koskeva paatutkimus ei
osoittanut tehoa potilasryhmassé, johon kuului edistynytta tai etapesakkeistd haimasydpaé sairastavia
potilaita. Vaikka yhtion esittaméat analyysit viittaavat siihen, etta ladkkeesta oli hyotya alaryhmalle,
johon kuuluvilla potilailla oli tiettyja aggressiivisempaan sairauteen liittyvid geneettisid muutoksia, ja
alaryhmalle, johon kuuluvilla potilailla oli kipuja, tutkimusta ei ollut kuitenkaan suunniteltu osoittamaan
hydtya naissa pienissa ryhmissa. Ladkevalmistekomitea katsoi, etta tallaisen hyddyn osoittamisen
tueksi tarvitaan lisatutkimus. Lisaksi Masivieraan liittyi merkittavaa toksisuutta.
Ladkevalmistekomitealla oli myds valmisteen laatua koskevia huolenaiheita. Ne liittyivat etenkin
epapuhtauksiin, joille potilaat saattavat altistua, ja siihen, onko ladkkeen kaupallisten erien laatu sama
kuin tutkimuksessa kaytettyjen erien laatu.

Ladkevalmistekomitea tarkasteli uudelleenarvioinnissa yhtién toimittamia tietoja, mukaan lukien
ehdotusta ehdollisesta myyntiluvasta rajoitetulle potilasryhmalle, seka kuuli asiantuntijaryhmaa
haimasydvén hoidosta. Ladkevalmistekomitea vahvisti lausuntonsa siita, ettd Masivieran tehoa ei ole
osoitettu riittavalla tavalla haimasydvan hoidossa. Liséksi erdat ladkkeen laatuun liittyvia huolenaiheet
ovat viela ratkaisematta. N&in ollen ladkevalmistekomitea katsoi, etta Masivieran hyodyt eivat olleet
sen riskeja suuremmat, ja toisti aiemman suosituksensa myyntiluvan epaamisesta.

Mita seurauksia myyntiluvan epaamisesta on kliinisiin tutkimuksiin tai
erityiskayttoohjelmiin osallistuville potilaille?

Yhtid ilmoitti ladkevalmistekomitealle, ettei epaamisesté ole mitaan seurauksia kliinisiin tutkimuksiin
tai erityiskayttdohjelmiin osallistuville potilaille.

Jos olet mukana kliinisessa tutkimuksessa tai erityiskayttéohjelmassa ja tarvitset lisatietoa hoidostasi,
ota yhteytta hoitavaan laakariin.
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