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KERDESEK ES VALASZOK A FORGALOMBA HOZATALI ENGEDELY MODOSITASA
IRANTI KERELEM VISSZAVONASAVAL KAPCSOLATBAN
NUTROPINAQ

Nemzetko6zi szabadnév (INN): szomatropin

2008. januar 24-¢én az Ipsen Ltd hivatalosan értesitette az emberi felhasznalasra szant gyogyszerek
bizottsagat (CHMP), hogy vissza kivanja vonni a NutropinAq uj javallatara — gyermekek stlyos
idiopatias novekedési visszamaraddsanak hosszu tavi kezelésére — vonatkozd kérelmét.

Milyen tipusu gyogyszer a NutropinAq?

A NutropinAq patronban kiszerelt oldatos injekcio, amely hatéanyagként szomatropint tartalmaz.
Injekcioval adjak be a bor ala, a kifejezetten a patronhoz tervezett injekcios toll segitségével.

A NutropinAg-ot mar alkalmazzak gyermekek kezelésére, az alabbi helyzetekben:

o amikor a novekedési hormon hianya miatt nem nének megfelelden;

o amikor kis termetiiket a Turner-szindroma okozza (kislanyokat érint6 ritka genetikai
elvaltozas). Ezt kromoszoémavizsgalattal (DNS-vizsgalattal) kell megerdsiteni;

o serdiilokor eldtt, amikor hosszan tartd vesebetegség (kronikus veseelégtelenség) miatt nem
nonek megfeleléen. A NutropinAg-ot addig alkalmazzak, amig a gyermeken veseatiiltetést nem
végeznek.

A NutropinAg-ot névekedési hormon-hianyban szenved6 felnéttek kezelésére is alkalmazzak, potlo
kezelésként. A hiany felndttkorban vagy gyermekkorban is kialakulhat, a hiany tényét a kezelés
megkezdése el6tt vizsgalatokkal kell megerdsiteni.

Milyen betegségek kezelésére szantak a NutropinAq-ot?

Az 1j javallatban a NutropinAg-ot gyermekek ,,stulyos idiopatias novekedési visszamaradasanak™
kezelésére kivantak alkalmazni (azonosithatatlan okt sulyos ndvekedési zavar). Olyan gyermekek
hosszt tavu kezelésére szantak, akik a sziileik magassagahoz képest felnott korukra varhatoan
alacsonyak lesznek. Akkor kivantak alkalmazni, ha a gyermek kis testmagassaganak 0sszes lehetséges
okat, példaul a novekedési hormon alacsony szintjét, mar kizartak.

Hogyan fejti ki hatasat a NutropinAq?

A novekedési hormon az agy alapjanal talalhato mirigy, az agyalapi mirigy altal kivalasztott anyag.
Gyermek- ¢és serdiilokorban serkenti a novekedést, és hatassal van a szervezet fehérje-, zsir- és
szénhidrat-haztartasara is. A NutropinAq hatéanyaga, a szomatropin megegyezik az emberi
novekedési hormonnal. Az tigynevezett ,,rekombinans DNS technologia” segitségével allitjak elo: a
hormont egy baktérium termeli, amelybe egy gént (DNS-t) lltettek, ezaltal képes az emberi
novekedési hormon eldallitasara.

Milyen dokumentaciot nyujtott be a vallalat a CHMP-nek a kérelem alatamasztasara?

A véllalat egy f6 vizsgalat eredményeit nyujtotta be, amely a NutropinAq hatasossagat 118 kis novésii
gyermeknél tanulmanyozta, akiknél nem allt fenn a névekedési hormon hidnya, sem pedig mas olyan
azonosithato allapot, amely a ndvekedési zavart okozhatta. A vizsgalat az elsé évben a hetente
haromszor adott NutropinAg, illetve a kezelés mell6zésének hatasossagat hasonlitotta dssze. A
vizsgalat elrendezését ezt kdvetden megvaltoztattak, igy a betegek a NutropinAg-ot vagy hetente
haromszor, vagy naponta egyszer kaptak. A hatékonysag f6 mércéje a felndttkori testmagassag
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novekedése volt. Ez a gyermekek altal varhatoan elért magassagnak a NutropinAq-kezelés elotti
magassaguk és csontjaik érettsége alapjan becsiilt értéke, illetve a felnétt korban elért tényleges
magassaguk kozotti kiilonbségen alapult. A gyerekek dsszesen legfeljebb tiz évig kaptak a gyogyszert.

A visszavonas el6tt meddig jutott el a kérelem az elbiralasi folyamatban?
Az értékelés befejezodott, és a CHMP negativ szakvéleményt adott. A vallalat kérte a negativ
szakvélemény jraértékelését, am ez még nem fejez6dott be, amikor a vallalat visszavonta a kérelmet.

Mit tartalmazott a CHMP ajanldsa az adott idépontban?

A visszavonas id6pontjaban, az adatok €s a vallalat altal a CMHP listajan szerepld kérdésekre adott
valaszok attekintése alapjan, a CHMP negativ szakvéleményt adott, és nem javasolta a NutropinAq
forgalomba hozatali engedélyének kiadasat gyermekek stlyos idiopatids novekedési
visszamaradasanak hossza tava kezelésére.

Mik voltak a CHMP legfébb aggalyai?

A CHMP aggalya az volt, hogy a sulyos idiopatias novekedési visszamaradas terén a NutropinAq
elényei nem igazolodtak kell6 mértékben: a f0 vizsgalatban a végleges felnottkori magassag atlagosan
koriilbeliil 6-7 cm-rel n6tt. Ezenfeliil nem nyert igazolast, hogy a gyogyszer a gyermek pszichologiai
és szocialis jolétére jotékony hatast fejt ki. A bizottsag aggodalmanak adott hangot a tekintetben, hogy
a NutropinAq hosszt1 id6n keresztiil végzett alkalmazasa — amely a stlyos idiopatids ndvekedési
visszamaradas kezeléséhez sziikséges — az élet késObbi szakaszaiban novelheti a daganatok vagy a
cukorbetegség kialakulasanak kockazatat.

Ezért a CHMP allaspontja a visszavonas idépontjaban az volt, hogy a NutropinAq elényei a
gyermekek stlyos idiopatiads ndvekedési visszamaradasanak hosszl tava kezelésében nem haladtak
meg a lehetséges kockazatokat.

Mivel indokolta a vallalat a kérelem visszavonasat?
A vallalatnak az EMEA-t a kérelem visszavonasarol értesito levele itt talalhato.

Milyen kovetkezményekkel jar a visszavonas azokra a betegekre nézve, akik részt vettek a
NutropinAgq-val folytatott klinikai vizsgalatokban vagy engedélyezés el6tti kezelési
programokban?

A vallalat tajékoztatta a CHMP-t, hogy ebben a javallatban Eurépéaban jelenleg nem folynak klinikai
vizsgalatok vagy engedélyezés elbtti kezelési programok a NutropinAqg-ra vonatkozdan.

Mi fog torténni a NutropinAqg-val a névekedési hormon hidnya, a Turner-szindréma, illetve
kronikus veseelégtelenség miatt kialakulo novekedési zavar kezelésében?

A visszavonas nem jar kovetkezményekkel a NutropinAq engedélyezett javallatokban torténd
alkalmazasara nézve, mivel azokban az esetekben az elény-kockazat arany nem valtozik.
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