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Kérdések és valaszok

A Kalbitorra (ekallantid) vonatkozo6 forgalomba hozatali
engedély iranti kérelem visszavonasa

2011. november 11-én a Dyax s.a. hivatalosan értesitette az emberi felhasznalasra szant gyogyszerek
bizottsagat (CHMP), hogy vissza kivanja vonni az 6rokletes angioédéma akut rohamai altal okozott
tlnetek kezelésére szant Kalbitorra vonatkozoé forgalomba hozatali engedély iranti kérelmét.

Milyen tipusi gyogyszer a Kalbitor?

A Kalbitor egy olyan gydgyszer, melynek hatéanyaga az ekallantid. Oldatos injekcié formajaban kerl
forgalomba.

Milyen alkalmazasra szantak a Kalbitort?

A Kalbitort az orokletes angiobdéma akut rohamai altal okozott tiinetek kezelésére szantak. Az
orokletes angioodémaban szenved6 betegeknél rohamszerl duzzanatok alakulhatnak ki a test barmely
részén, igy az arcon, a végtagokon, az emésztérendszerben és a torokban, ami kellemetlen érzést és
fajdalmat okozhat, illetve esetenként, a torkot érinté rohamnal nehézlégzést valthat ki.

A Kalbitor 2002. december 18-an az angio6déma kezelése tekintetében ,ritka betegségek gydgyszere”
mindsitést kapott.
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Milyen hatasmechanizmust varnak a Kalbitortél?

A Kalbitor hatdéanyaga, az ekallantid blokkol egy vérben taladlhaté enzimet, az igynevezett ,kallikrein”-
t.

A kallikrein egy Osszetettfehérje-haldzat (az Ugynevezett kallikrein-kinin rendszer) része; ez a haldzat
sokféle hatast fejt ki a szervezetben, ezek egyike azt eredményezi, hogy megnd egy bradikinin nevi
fehérje szintje, és ez a vérerek kitagulasat, valamint a folyadéknak a kdrnyez6 szévetbe torténd
kikerilését okozza. Ez a folyadékkidramlas okozza az angio6déma esetén megfigyelheté rohamszer(i
duzzanatokat. A kallikrein hatdsdnak gatlasaval a Kalbitor varhatdan el6segiti a duzzanat és az
angioodéma egyéb tineteinek csokkentését.

A Kalbitorban lévé ekallantidot egy ,,rekombinans DNS-technoldgia” nevl modszerrel allitjak el6. Ez azt
jelenti, hogy a hatéanyagot egy olyan sejt allitja el6, amibe belltettek egy gént (DNS), és ezaltal a sejt
képessé valt ennek az anyagnak a termelésére.

Milyen dokumentaciot nydjtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A Kalbitor hatasait miel6tt embereken kiprdbaltak volna, kisérleti modelleken tesztelték.

A vallalat két f6 vizsgalat eredményeit nyUjtotta be; a vizsgalatokat 10 éves vagy annal idésebb,
orokletes angioddémaban szenvedd betegek részvételével végeztek. Az egyik vizsgalatban 72, a masik
vizsgalatban pedig 96 beteg vett részt. A betegeket Kalbitorral vagy placebdval (alkezelés) kezelték a
rohamot kovet6 8 oran belll. Azoknak, akiknél ugy itélték meg, hogy fennall a Iéguti elzarodas
kockazata, sziikség szerint mas kezelést is biztositottak.

A hatdsossag legfontosabb fokmérGje a beteg tlineteinek négy dra elteltével megfigyelt javulasan
alapult. A masik fokméré a roham megszlinéséig eltelt id6 volt.

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

A kérelmet a ,,181. nap” utan vontak vissza. Ez azt jelenti, hogy a CHMP mar értékelte a vallalat altal
benyujtott dokumentaciot, és kidolgozott egy kérdéssort. Azt kovetéen, hogy a CHMP szdban értékelte
a vallalatnak az utols6 kérdéssorra adott valaszait, még mindig maradt néhany megoldatlan kérdés.

Mit tartalmazott a CHMP ajanlasa az adott idépontban?

A visszavonas idGpontjaban az adatok és a vallalat altal a CHMP-listdin szereplé kérdésekre adott
valaszok attekintése alapjan a CHMP részér6l néhany aggaly merllt fel, és az volt az ideiglenes
véleménye, hogy a Kalbitor nem engedélyezhetd.

A CHMP részér6l aggalyok meriltek fel a tulérzékenységi reakcidokkal kapcsolatban, amelyeket jelentGs
aranyban figyeltek meg a Kalbitorral kezelt betegeknél. Tulérzékenységi reakcié akkor fordul eld,
amikor a szervezet immunrendszere ellenhatast fejt ki egy gydgyszerrel szemben; a tulérzékenységi
reakcidk kozott szerepelnek azok a reakcidk, amelyeket kézkeletl néven allergids reakcidoként
ismertink. A CHMP-nek tovabba aggalyai meriiltek fel a javasolt adagok hatasossagaval kapcsolatban is
nehezebb betegeknél.

Ezért a visszavonas id6épontjaban a CHMP meglatasa szerint a Kalbitor el6nyei nem haladtdk meg a
kockazatokat.
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Mivel indokolta a vallalat a kérelem visszavonasat?

A véllalatnak az Ugynékséget a kérelem visszavondasardl értesit§ levele az ,,All documents” (Osszes
dokumentum) ful alatt talalhato.

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

A vallalat Ugy tajékoztatta a CHMP-t, hogy a visszavonasnak a vizsgalatokban részt vev6 betegekre
nézve nincsenek kévetkezményei.

A ritka betegségek gydgyszereivel foglalkozé bizottsag Kalbitorra vonatkozd véleményének
dsszefoglaldja az Ugyndkség honlapjan taldlhatd: ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/Rare disease designation.
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