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Kérdések és valaszok

Az IXinity-re (trenonakog-alfa) vonatkozo6 forgalomba
hozatali engedély iranti kérelem visszavonasa

2013. junius 13-an a Cangene Europe Ltd. hivatalosan értesitette az emberi felhasznalasra szant
gyogyszerek bizottsagat (CHMP), hogy vissza kivanja vonni a B-tipust hemofilias betegeknél a vérzés
megeldzésére és kezelésére szant IXinity-re vonatkozo forgalomba hozatali engedély iranti kérelmét.

Milyen tipusu gyogyszer az 1Xinity?

Az IXinity egy trenonakog-alfa (rekombinans human IX. faktort) nev(i hatéanyagot tartalmazé
gyogyszer. A készitmény oldatos injekcio készitésére szolgalé por és olddszer (500, 1000 és 1500
egység) formajaban kerilt volna forgalomba.

Milyen alkalmazasra szantak az 1Xinity-t?

Az IXinity-t a vérzéses epizdédok megel6zésére és kezelésére kivantak alkalmazni legalabb 12 éves, B-
tipust hemofilias (a IX. véralvadasi faktor okozta 6rokletes vérzési zavarban szenvedd) betegeknél.

Milyen hatasmechanizmust varnak az IXinity-tol?

A B-tipust hemofilids betegek vérében nincs elegend6 mennyiségl IX. faktor, a normalis véralvadasat
elGsegit6 fehérje. A hiany véralvadasi zavart okoz és izileti és izomvérzéshez, valamint a belsé szervek
vérzéséhez vezet. Az IXinity hatéanyaga, a trenonakog-alfa, a human IX. véralvadasi faktor egyik
tipusa, amely potolja a vérbdl hidnyzo IX. faktort, atmenetileg megsziintetve a véralvadasi zavart.

Az IXinity-ben Iév6 hatdanyagot ,rekombindns DNS-technoldgianak” nevezett mddszerrel allitjak eld:
olyan sejtek termelik, amelybe a véralvadasi faktor szintetizalasara valé képességet biztosité gént
(DNS-t) vittek be.
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Milyen dokumentaciot nyudjtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A vallalat olyan vizsgalatok eredményeit nyujtotta be, amelyekben 42 kdzépsulyos vagy sulyos B-
tipusu hemofilias beteg vett részt és kapott IXinity-kezelést a vérzés kezelésére vagy megel6zésére,
tobbek k6zott olyan betegek is, akik mitéten estek at. A hatékonysagot az alapjan mérték, hogy a
beteg miként értékelte a vérzés csillapitasanak szabalyozasat, valamint az alapjan, hogy a gyoégyszer
alkalmazasa kézben hany vérzéses epizdd fordult eld.

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

A kérelmet azutan vontak vissza, hogy a CMPH megvizsgalta a vallalat altal benyujtott dokumentaciot,
és kérdéslistat allitott 6ssze. Azt kévetéen, hogy a CHMP értékelte a vallalat altal az utols6 kérdéssorra
adott valaszait, még mindig maradt néhany megvalaszolatlan kérdés.

Mit tartalmazott a CMPH ajanlasa az adott idéopontban?

A visszavonas id6pontjaban az adatok és a vallalat altal a CHMP listain szerepld kérdésekre adott
valasz attekintése alapjan a CHMP részérdl néhany aggaly merllt fel, és az volt az ideiglenes
véleménye, hogy az IXinity nem engedélyezhet6 a vérzés megelbzésére és kezelésére a B-tipusu
hemofilias betegeknél.

Bar a vizsgalatok alatamasztottak az IXinity hatékonysagat, arra is ramutattak, hogy a betegeknél
varatlanul nagy mennyiségl ellenanyag termelddik az IXinity elGallitasara hasznalt sejtekbdl szarmazé
fehérjékkel szemben, amelyek szintén jelen vannak a gyodgyszerben. A vallalat finomitotta az IXinity
gyartasi folyamatat annak érdekében, hogy ezeket a fehérjéket eltavolitsa, de az nem tisztazodott,
hogy a finomitott gyégyszer ugyanolyan hatasu-e, mint a vizsgalatokban hasznalt eredeti készitmény
és a CHMP betegekkel végzend6 tovabbi vizsgalatokat javasolt.

Ezért a visszavonas id6épontjaban a CHMP azon a véleményen volt, hogy a jelenleg rendelkezésre allé
adatok alapjan a finomitott IXinity készitmény el6ny-kockazat profilja negativ.

Mivel indokolta a vallalat a kérelem visszavonasat?

A kérelem visszavonasarél az Ugynokségnek kiildott levelében a vallalat azt irta, hogy a visszavonasra
iranyul6é dontése azon a tényen alapult, hogy a CHMP altal felvetett aggalyok kezeléséhez sziikséges
tovabbi adatok nem biztosithatdk a toérzskonyvezésre megszabott idén belll. A vallalat kifejezte abbéli
szandékat, hogy amint az adatok rendelkezésre allnak a forgalomba hozatali engedély iranti kérelmét
Ujra benydjtja.

A visszavonasrol értesit6 levél itt érhet6 el.

Milyen kdvetkezményekkel jar a visszavonas azokra a betegekre nézve,
akik klinikai vizsgalatokban vettek részt?

A vaéllalat arrél tajékoztatta a CHMP-t, hogy a klinikai vizsgalatokban résztvevo betegek tovabbra is
kapjak az IXinity-t, és at fogjak allitani 6ket a finomitott termékre, amint a vizsgalatok lefolytatédsanak
modositott szabalyait az illetékes hatdsagok jovahagytak.

Ha On ilyen klinikai vizsgdlatban vesz részt, és kezelését illetden tovabbi informdaciéra van sziiksége,
vegye fel a kapcsolatot kezelGorvosaval!
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