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Kérdések és valaszok a forgalomba hozatali engedély iranti kérelem visszavonasaval
kapcsolatban
Bosatria
mepolizumab

2009. jalius 28-an a Glaxo Group Limited hivatalosan értesitette az emberi felhasznalasra szant
gyogyszerek bizottsagat (CHMP), hogy vissza kivanja vonni a kortikoszteroid-kezelés csokkentése
vagy megsziintetése, valamint a vérben az eozinofil granulocitdk szamanak csokkentése érdekében,
hipereozinofil szindrémaban szenvedd felnodttek kezelésére szant Bosatria-ra vonatkozo forgalomba
hozatali engedély iranti kérelmét.

Milyen tipusu gyégyszer a Bosatria?
A Bosatira egy por, amelybdl oldatos infaziot (vénas cseppinfuzid) készitenek. Hatdéanyagként
mepolizumabot tartalmaz.

Milyen betegségek kezelésére szantak a Bosatria-t?

A Bosatria-t hipereozinofil szindrémaban szenvedo felnéttek kezelésére szantak. Ez egy olyan
betegség, amelynél az eozinofil granulocitak (a fehérvérsejtek egy tipusa) kontrollalatlanul kezdenek
szaporodni, sok szerv szoveteiben felhalmozodnak, és a szervek, példaul a sziv, a maj és a tiid6
karosodasat okozhatjak. A Bosatria-t olyan betegeknél kivantak alkalmazni, akiknél hidnyzik az
,FIP1L1-PDGREF ftzids gén” elnevezésli gén; alkalmazasanak célja a betegeknél a
kortikoszteroidokkal (a betegség kezelésére hasznalt szteroidok) végzett kezelés sziikségességének
csokkentése vagy megsziintetése, illetve a vérben az eozinofil granulocitak szaméanak csokkentése lett
volna.

A Bosatria-t 2004. julius 29-¢n ritka betegségek gyogyszerévé mindsitették a hipereozinofil szindroma
kezelésére.

Milyen hatasmechanizmust varnak a Bosatria-t6l?

A Bosatria hatéanyaga, a mepolizumab egy monoklonalis antitest. A monoklonalis antitest olyan
antitest (egyfajta fehérje), amelyet Ggy alakitottak ki, hogy a szervezetben talalhaté meghatarozott
struktarat (agynevezett antigént) felismerje, és ahhoz két6djon. A mepolizumabot ugy alakitottak ki,
hogy az eozinofil granulocitak szaporodasaban szerepet jatszo, interleukin 5 (IL-5) elnevezésti kémiai
hirvivé molekuldhoz kapcsolddjon. Azt vartdk, hogy a mepolizumab IL-5-h6éz valé kotddése révén
csokkenti az eozinofil granulocitak felszaporodasat a vérben, ezaltal enyhiti a hipereozinofil
szindromas betegek tiineteit.

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

A Bosatria hatasait az emberek részvételével végzett vizsgalatok elott el6szor kisérleti modelleken
tesztelték. Egy f6 vizsgalatban, amelyben 85 hipereozinofil szindromas felnott vett részt, placeboval
(hatéanyag nélkiili kezelés) hasonlitottak 6ssze a Bosatria-t. Minden betegnél hidnyzott a FIP1L1-
PDGREF fuzios gén, €s valamennyiiiket prednizonnal (kortikoszteroid) kezelték, amely segitette a
tiineteik stabilizalasat. A vizsgalat soran a betegeket Bosatria-t vagy placebot kaptak, mikdzben a
nekik adott prednizon mennyiségét fokozatosan csokkentették. A hatasossag fo6 mércéje azoknak a
betegeknek a szama volt, akiknél a napi prednizonadagot 8 hetes iddtartamra 10 mg-ra vagy ennél
alacsonyabbra tudtak csokkenteni.
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A visszavonas el6tt meddig jutott el a kérelem az elbiralasi folyamatban?

A vallalat a kérelmet a benyujtast kovetd 180. napon vonta vissza. Azt kdvetden, hogy a CHMP
értékelte a vallalatnak a kérdéssorokra adott valaszait, még mindig maradt néhany megoldatlan
probléma.

Szokasos esetben a CHMP-nek 210 napra van sziiksége egy 0j kérelem kiértékelésére. Az eredetileg
benyujtott dokumentacio attekintése alapjan a CHMP a 120. napon listat allit 6ssze a kérdésekrol,
amelyet elkiild a vallalat részére. Miutan a vallalat valaszolt a kérdésekre, a CHMP véleményezés elott
attekinti azokat, és a 180. napon tovabbi kérdéseket tehet fel. A CHMP allasfoglalasat kovetéen
rendszerint koriilbeliil két honap telik el, amig az Eurdpai Bizottsag hatarozatot ad ki errdl a
véleményrol.

Mit tartalmazott a CHMP ajanlasa az adott idopontban?

A visszavonas idopontjaban, az adatok ¢és a vallalat altal a CMHP listajan szerepld kérdésekre adott
valaszok attekintése alapjan a CHMP-nek néhany aggalya meriilt fel, és az volt az ideiglenes
véleménye, hogy a Bosatria alkalmazasa nem engedélyezhet6 a hipereozinofil szindromaban
szenvedd, FIP1L1-PDGREF fuzids génnel nem rendelkez6 felnétteknek a kortikoszteroidkezelés
csokkentése vagy megsziintetése, valamint a vérben az eozinofil granulocitak szamanak csokkentése
céljabol torténd kezelésére.

Mik voltak a CHMP legfobb aggalyai?

A CHMP véleménye az volt, hogy a f6 vizsgalat nem szolgalt elegendd bizonyitékkal annak
igazolasara, hogy a Bosatria hatasosan csokkenti a kortikoszteroidkezelés sziikségességét. A CHMP
aggalyat fejezte ki azzal kapcsolatban is, hogy a vallalat altal a készitményben talalhato hatdanyag
kiilonb6z6 formainak mennyiségi meghatdrozasara alkalmazott modszer nem volt megfeleld. Ezek
alapjan, a visszavonas idépontjaban a CHMP meglatasa szerint a Bosatria elényei nem haladtdk meg a
kockazatokat a hipereozinofil szindrémaban szenvedd, FIP1L1-PDGRF fuzios génnel nem rendelkez6
felnotteknek a kortikoszteroidkezelés csokkentését vagy megsziintetését, valamint a vérben az
eozinofil granulocitdk szdmanak csokkentését szolgalo kezelése terén.

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

Milyen kovetkezményekkel jar a visszavonas azokra a betegekre nézve, akik részt vettek a
Bosatria-val folytatott klinikai vizsgalatokban vagy engedélyezés elotti kezelési programokban?
A vallalat tajékoztatta a CHMP-t arr6l, hogy a Bosatria-t a vizsgalat nyilt meghosszabbitasaban és
engedélyezés elotti kezelési programokban jelenleg részt vevo betegek szadmara tovabbra is biztositjak.
Ha On ilyen klinikai vizsgalatban vagy engedélyezés elétti kezelési programban vesz részt, és tovabbi
informaciora van sziiksége a kezelését illetden, akkor vegye fel a kapcsolatot kezeldorvosaval!

A ritka betegségek gyogyszereit vizsgalo bizottsag Bosatria-ra vonatkozo véleményének dsszefoglaloja
itt talalhato.
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