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Kérdések és valaszok

Az Enpaxig-ra (pacritinib) vonatkozo6 forgalomba hozatali
engedély iranti kérelem visszavonasa

2017. februar 20-an a CTI BioPharma hivatalosan értesitette az emberi felhasznélasra szant
gyogyszerek bizottsagat (CHMP), hogy vissza kivanja vonni a 1ép megnagyobbodasanak, illetve a
mielofibrézis egyéb tlineteinek kezelésére szant Enpaxig-ra vonatkozo6 forgalomba hozatali engedély
iranti kérelmét.

Milyen tipusu gyogyszer az Enpaxiqg?

Az Enpaxiq olyan gyogyszer, amely hatéanyagként pacritinibet tartalmaz. Szajon at adhaté kapszula
formajaban kivantak forgalomba hozni.

Milyen alkalmazasra szantak az Enpaxiqg-et?

Az Enpaxig-et lépnagyobbodasban, illetve a mielofibrézis egyéb tiineteiben szenvedd betegek
kezelésére szantak. Ennél a betegségnél hegszovet alakul ki a csontvelGben, ahol a vérsejtek
termelédnek.

Az Enpaxig-et 2010. augusztus 25-én a(z) mielofibrdzis klilonb6z6 tipusainak tekintetében ,ritka
betegség elleni gydgyszerré” mindsitették. A ritka betegség elleni gydgyszerré mindsitésrél tovabbi
informaci6 itt talalhato.

Hogyan fejti ki hatasat a Enpaxiq?

Az Enpaxiq hatbéanyaga, a pacritinib, a JAK2 és az FLT3 hatasat gatolja, amelyek a vérsejtek
termel6désében és novekedésében részt vevé fehérjék. Mielofibrozis esetén a betegekben tul sok ilyen
fehérje van jelen, ami éretlen vérsejtek termeléséhez vezet. Ezek némelyike a szervekbe, példaul a
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Iépbe vandorol, és azok megnagyobbodasat okozza. A fehérjék gatlasa révén az Enpaxiq varhatéan
lassitja az éretlen vérsejtek termelddését, ezaltal hozzajarul a betegség tiineteinek csokkentéséhez.

Milyen dokumentaciot nyudjtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A véllalat egy 327, mielofibrézisban szenvedd beteggel végzett f6 vizsgalatbdl szarmazé adatokat
mutatott be, amelyben azoknak a betegeknek a szamat hataroztak meg, akiknél a I1ép mérete legalabb
35%-kal csokkent a 24 hetes kezelést kdvetben. A vizsgalatban az Enpaxig-et a ,legjobb rendelkezésre
allé terapiaval” hasonlitottak 6ssze, amely olyan kezeléseket foglalt magaba, amelyek nem hatnak a
JAK fehérjékre, mint példaul a hidroxiurea vagy a tamogato6 kezelés.

A visszavonas el6tt meddig jutott el a kérelem az elbiralasi folyamatban?

A kérelmet azt kdvetden vontak vissza, hogy a CHMP mar értékelte a vallalat altal eredetileg
benyujtott dokumentacidt, és kidolgozott egy kérdéslistat. A vallalat a visszavonas id6pontjaban még
nem valaszolt a kérdésekre.

Mit tartalmazott a CHMP ajanlasa az adott idopontban?

A kérelem visszavonasanak id6pontjaban a CHMP-nek az volt az ideiglenes véleménye, hogy az
Enpaxiq alkalmazasa nem engedélyezhetd a mielofibrdzis kezelésére.

A bizottsagnak szdmos aggalya volt: ugy tlnt, hogy a Iépméret csbkkenése, a hatékonysag f6
mérdszama a vizsgalatban, alacsonyabb az Enpaxiq esetében, mint egy masik, azonos osztalyu
gyogyszernél, és nem javultak a tineti pontszamok; az alacsony vérlemezkeszam el6forduldasa (amely
vérzést okozhat) gyakoribb volt az Enpaxiq-kel kezelt betegeknél; és tébb halaleset fordult el az
Enpaxig-et szedd betegek k6zott, mint azoknal, akik a legjobb rendelkezésre allé terapiaban
részeslltek, beleértve a vérzés és a szivre gyakorolt hatasok miatti halaleseteket.

Ezenfelil a CHMP megjegyezte, hogy tdbb informaciéra van szikség az Enpaxiq gyartasahoz
felhasznalt kezddvegydilettel, valamint a szervezetben bizonyos célfehérjékre kifejtett hatasanak
modjaval kapcsolatosan.

Ezen aggalyok miatt a bizottsag azon a véleményen volt, hogy nem igazoltak, hogy az Enpaxiq elényei
meghaladjak a kockazatokat.

Mivel indokolta a vallalat a kérelem visszavonasat?

Az Ugynékséget a kérelem visszavonasardl értesitd levelében a vallalat azt nyilatkozta, hogy a kérelem
visszavonasanak oka az volt, hogy nem allt rendelkezésre elég id6 a jelen kérelmezési eljarasban,
hogy Uj adatokat nyujtsanak be az Enpaxig-kel végzett, masodik vizsgalatbodl. A véllalat azt mondta,
hogy bele kivanja foglalni a vizsgalatbol szarmazd Uj adatokat a jelenlegi dossziéjaba, miel6tt az EMA
elé jarulna egy Ujabb kérelem megbeszélése céljabdl. A visszavonasrol szolo levél itt talalhato.

Milyen kdvetkezmeényekkel jar a visszavonas azokra a betegekre nézve,
akik részt vettek a klinikai vizsgalatokban vagy az engedélyezés elotti
kezelési programokban?

A vallalat tajékoztatta a CHMP-t, hogy nincs kdvetkezmény az Enpaxiq-kel végzett klinikai
vizsgalatokban vagy engedélyezés elGtti kezelési programokban jelenleg részt vevo betegekre nézve.
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Ha On ilyen klinikai vizsgalatban vagy engedélyezés el6tti kezelési programban vesz részt, és kezelését
illetéen tovabbi informaciéra van szliksége, vegye fel a kapcsolatot kezel6orvosaval.
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