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Masitinib AB Science -valmisteen (masitinibimesilaatti)
myyntiluvan epaaminen

Epdaaminen on vahvistettu uudelleenarvioinnissa

Euroopan ladkevirasto on alkuperaisen lausuntonsa uudelleenarvioinnin jdlkeen vahvistanut
suosituksensa evata amyotrofisen lateraaliskleroosin (ALS) hoitoon tarkoitetun Masitinib AB Science -
valmisteen myyntilupa.

Virasto antoi lausuntonsa uudelleenarvioinnin jalkeen 17. lokakuuta 2024. Virasto antoi ensimmaisen
lausuntonsa 27. kesakuuta 2024. Masitinib AB Science -valmisteelle myyntilupaa haki AB Science -
yhtié.

Mita Masitinib AB Science on ja mihin sita oli tarkoitus kayttaa?

Masitinib AB Science kehitettiin ldakkeeksi ALS:&a sairastaville aikuisille. Se oli tarkoitettu
kaytettavaksi yhdessa rilutsolin (toinen ALS-1adke) kanssa. ALS on eteneva hermostosairaus, jossa
tahdonalaisia liikkeitd ohjaavat aivojen ja selkdrangan hermosolut rappeutuvat vahitellen. Tama johtaa
lihasten toimintakyvyn menetykseen ja halvaantumiseen.

Masitinib AB Science -valmisteen vaikuttava aine on masitinibimesilaatti, ja sita oli maara olla
saatavana tabletteina.

Masitinib AB Science nimettiin harvinaislddkkeeksi (harvinaisten sairauksien hoidossa kdytettava laake)
29. elokuuta 2016 ALS:n hoitoa varten. Lisatietoja harvinaisladkkeeksi nimeamisesta on viraston
verkkosivuilla: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3161722.
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Miten Masitinib AB Science vaikuttaa?

Masitinib AB Science -valmisteen vaikuttava aine masitinibimesilaatti on proteiinikinaasin estaja. Tama
tarkoittaa, etta se estda tiettyjen proteiinikinaaseiksi kutsuttujen entsyymien toimintaa. Naiden
entsyymien estaminen vaikuttaa immuunijarjestelman (elimistdén luonnollisen puolustusmekanismin)
tiettyjen tulehdukseen osallistuvien solujen toimintaan. Estamalla naiden entsyymien toimintaa
masitinibimesilaatin odotettiin véahentdavan tulehdusta ja suojaavan hermosoluja vaurioilta, mika
hidastaa ALS-oireiden pahenemista.

Mita asiakirjoja yhtio on esittanyt ladkevirastolle hakemuksensa tueksi?

Yhti6 esitteli tulokset paatutkimuksesta, johon osallistui 394 ALS:aa sairastavaa aikuista. Potilaille
annettiin Masitinib AB Science -valmistetta tai lumeldaketta kahdesti vuorokaudessa 48 viikon ajan.
Kaikki potilaat saivat myds rilutsolia. Tehon paaasiallisena mittana oli ALSFRS-R-pistemaaran muutos
48 viikon aikana. Silla mitataan potilaiden paivittdiseen elamaan vaikuttavia ALS-oireita.

Mitka olivat tarkeimmat syyt myyntiluvan epaamiseen?

Ensimmaisen arvioinnin aikaan virasto katsoi, etta tutkimustiedot eivat olleet luotettavia, koska
Euroopan ladkeviraston ja muiden saantelyviranomaisten koordinoimien hyvan kliinisen tutkimustavan
tarkastusten tuloksissa oli havaittu tutkimuksen suorittamiseen liittyvia ongelmia, joita yhtio ei
pystynyt ratkaisemaan riittavalla tavalla. Liséksi Masitinib AB Science -valmisteen hyotya ei voitu
osoittaa vakuuttavasti. Tutkimuksessa ei havaittu lddkkeen ja lumeldadkkeen valista eroa tehon
paaasiallisella mittarilla koko tutkimuspopulaatiossa, ja siihen liittyi useita metodologisia ongelmia.

N@ama huolenaiheet eivat muuttuneet toimitettujen tietojen uudelleentarkastelun ja neurologian alan
asiantuntijaryhman ja potilaiden edustajien kuulemisen jalkeen. Laatiessaan lopullista paatosta virasto
otti huomioon my@és potilasjarjestdjen antamat tiedot (ns. kolmannen osapuolen toimet).

Na&in ollen virasto pysyi kannassaan, jonka mukaan Masitinib AB Science -valmisteen hyddyt eivat
olleet sen riskeja suuremmat, ja suositteli myyntiluvan epaamista.

Vaikuttaako epaaminen kliinisiin tutkimuksiin osallistuviin potilaisiin?

Yhti6 ilmoitti virastolle, etta peruuttamisesta ei ole mitaan seurauksia potilaille, jotka osallistuvat
Masitinib AB Science -valmistetta koskeviin kliinisiin tutkimuksiin.

Jos olet mukana kliinisessa tutkimuksessa ja tarvitset lisdtietoa hoidostasi, keskustele asiasta kliinisen
tutkimuksen ldakarin kanssa.
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