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Pitanja i odgovori

PovlaCenje zahtjeva za izdavanje odobrenja za stavljanje
u promet lijeka Enpaxiq (pakritinib)

Tvrtka CTI BioPharma 20. veljace 2017. sluzbeno je obavijestila Odbor za lijekove za humanu uporabu
(CHMP) da zeli povudi svoj zahtjev za odobrenje za stavljanje u promet lijeka Enpaxiq za lijeCenje
bolesnika s povec¢anom slezenom ili drugim simptomima mijelofibroze.

Sto je Enpaxiqg?

Enpaxiq je lijek koji sadrzi djelatnu tvar pakritinib. Dostupan je u obliku kapsula koje se uzimaju na
usta.

Za Sto se lijek Enpaxiq trebao koristiti?

Enpaxiq se trebao koristiti za lije¢enje bolesnika s pove¢anom slezenom ili drugim simptomima
mijelofibroze, poremecaja u kojem se fibrozno tkivo nakuplja u kostanoj srZi gdje se proizvode krvne
stanice.

Enpaxiq je 25. kolovoza 2010. oznacen kao lijek za rijetku bolest za lijeCenje razliCitih vrsta
mijelofibroze. Dodatne informacije o oznakama za lijekove za rijetke bolesti mogu se pronaci ovdje.

Kako djeluje Enpaxiq?

Pakritinib, djelatna tvar u lijeku Enpaxiq blokira djelovanje proteina JAK2 i FLT3 koji su ukljuceni u
proizvodnju i rast krvnih stanica. Bolesnici koji boluju od mijelofibroze imaju previse tih proteina koji
uzrokuju proizvodnju nezrelih krvnih stanica od kojih neke prelaze u organe kao Sto je slezena te
uzrokuje povecanje tih organa. Ocekuje se da ¢e Enpaxiq blokiranjem tih proteina usporiti proizvodnju
nezrelih krvnih stranica i na taj nacin pomoc¢u u smanjivanju simptoma bolesti.
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Sto je tvrtka dostavila u prilog svom zahtjevu?

Tvrtka je predstavila podatke iz glavnog ispitivanja na 327 bolesnika s mijelofibrozom u kojem se
istrazivao broj bolesnika cija se veli¢ina slezene smanjila za najmanje 35 % nakon 24 tjedna lijecCenja.
U ispitivanju je Enpaxig usporeden s ,najboljim mogucim lijeCenjem” koje je ukljucivalo lijecenje koje
ne utjeCu na JAK proteine, kao Sto su hidroksiurea ili suportivnu terapiju.

U kojoj je fazi bila procjena zahtjeva kada je povucen?

Zahtjev je povucen nakon Sto je CHMP procijenio inicijalnu dokumentaciju koju je tvrtka dostavila i
sastavio popis pitanja. U trenutku povlacenja tvrtka jos nije bila dostavila svoje odgovore na pitanja.

Kakva je bila preporuka CHMP-a u tom trenutku?

U vrijeme povlacenja zahtjeva, CHMP je donio privremeno misljenje o tome da se Enpaxiq ne moze
odobriti za lijeCenje mijelofibroze.

Odbor je izrazio zabrinutost u pogledu mnogih stvari: pokazalo se da je smanjenje veliCine slezene,
glavna mjera djelotvornosti u ispitivanju, bilo manje tijekom lijeCenja lijekom Enpaxiq nego tijekom
lijeCenja drugim lijekovima iz istog razreda te je ustanovljeno da nije bilo poboljSanja u ocjeni
simptoma; ucestalost niskih razina trombocita u krvi (koji mogu uzrokovati krvarenje) bila je veca kod
bolesnika koji su primali Enpaxiq; prijavljen je veci broj smrtnih slu¢ajeva kod bolesnika koji su primali
Enpaxiq nego kod bolesnika koji su primali najbolje moguce lijecenje, uklju¢ujuéi smrtne slucajeve
uzrokovane krvarenjem i utjecajima na srce.

Stovise, CHMP primijetio je da je potrebno vise informacija o materijalima koji su koristeni u
proizvodnji lijeka Enpaxiq i o tome kako djeluje na odredene ciljane proteine u tijelu.

Uzimajudi u obzir te zabrinutosti, Odbor je smatrao da koristi lijeka Enpaxiq ne nadmasuju njegove
rizike.

Koje je razloge za povlacenje zahtjeva navela tvrtka?

Tvrtka je u svojem pismu Agenciji izjavila da povlaci zahtjev jer u trenutacnom postupku zahtjeva
nema dovoljno vremena za podnoSenje novih podataka iz drugog glavnog ispitivanja lijeka Enpaxiq.
Tvrtka je izjavila da nove podatke iz ispitivanja namjerava unijeti u trenutac¢ni dosje prije nego Sto se
obrati EMA-i u vezi s novim zahtjevom. Dopis o povlacenju dostupan je ovdje.

Koje posljedice ima ovo povlacenje zahtjeva za bolesnike u klinickim
ispitivanjima ili u programima milosrdnog davanja lijekova?

Tvrtka je obavijestila CHMP da nema posljedica za bolesnike koji su u ovom trenutku ukljuceni u
klini¢ka ispitivanja u kojima se koristi lijek Enpaxiq ili u programe milosrdnog davanja lijeka Enpaxiq.

Ako sudjelujete u klinickom ispitivanju ili u programu milosrdnog davanja lijeka i trebate vise
informacija o lijeCenju, obratite se lije¢niku koji provodi lijecenje.
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