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Kérdések és valaszok

A Kyndrisa-ra (drisapersen) vonatkozo forgalomba
hozatali engedély iranti kérelem visszavonasa

2016. majus 31-én a BioMarin International Limited hivatalosan értesitette az emberi felhasznalasra
szant gyogyszerek bizottsagat (CHMP), hogy vissza kivanja vonni a Duchenne-féle muszkularis
disztréfia kezelésére szant Kyndrisa-ra vonatkoz6 forgalomba hozatali engedély iranti kérelmét.

Milyen tipusu gyogyszer a Kyndrisa?

A Kyndrisa egy drisapersen nev( hatdanyagot tartalmazé gydgyszer. Bor ala beadandd oldatos injekcid
formajaban lett volna elérhetd.

Milyen alkalmazasra szantak a Kyndrisa-t?

A Kyndrisa-t a Duchenne-féle muszkularis disztrofia kezelésére szantak azoknal az 5 éves vagy idésebb
betegeknél, akik jaroképesek, és akiknek a betegségét bizonyos genetikai mutaciok (hibak) okozzak,
amelyek az ,exon 51 skipping technoldgia” segitségével kezelhet6k. A Duchenne-féle muszkularis
disztroéfia egy sulyos genetikai betegség, amely féként a fillkat érinti és altaldban 6 éves kor el6tt
diagnosztizaljak. Progressziv gyengeséget és az izomfunkcioé elvesztését okozza, és altalaban
serdul6korban vagy fiatal feln6ttkorban haladlhoz vezet.

A Kyndrisa-t 2009. februar 27-én a Duchenne- féle muszkularis disztréfia vonatkozasaban ,ritka
betegség elleni gydgyszerré” (orphan drug) mindsitették. A ritka betegség elleni gydgyszerkénti
mindsitésrdl tovabbi informacid itt talalhato.

Milyen hatasmechanizmust vartak a Kyndrisa-tol?

A Duchenne-féle muszkularis disztréfiat a disztrofin nevl fehérjét kédold gén mutacidi okozzak,
amelyek egy nem mikédé disztrofint eredményeznek. Ez a gydgyszer az ,exon 51 skipping
technolégia” révén fejti ki hatasat. Ez a technolégia képessé teszi a sejtekben a fehérjetermeld
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rendszert arra, hogy atugorja a disztrofin gén egyes terileteit, és lehetévé teszi egy rovidebb, de
részlegesen mikodd disztrofin fehérje el6allitasat.

Milyen dokumentaciot nyudjtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A Kyndrisa-t harom f6 vizsgalatban tanulmanyoztéak, ésszesen 290, Duchenne-féle muszkularis
disztréfiaban szenvedd beteg részvételével. A vizsgalatokban a Kyndrisa hatasat placebdval
(hatéanyag nélkili kezelés) hasonlitottak 6ssze, és a f6 hatékonysagi mutato 24 vagy 48 hetes
kezelést kovetGen annak a tavolsagnak a valtozasa volt, amelyet a betegek 6 perc alatt képesek voltak
megtenni.

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

A kérelmet azutan vontak vissza, miutan a CHMP mar értékelte a vallalat altal benyujtott
dokumentaciét, és kidolgozta a kérdéslistdkat. Azt kovetéen, hogy a CHMP értékelte a vallalatnak az
utols6 kérdéssorra adott valaszait, még mindig maradt néhany fontos, megoldatlan kérdés.

Mit tartalmazott a CHMP ajanlasa az adott idépontban?

A visszavonas id6pontjaban az adatok és a vallalat altal a CHMP listain szerepld kérdésekre adott
valaszok attekintése alapjan a CHMP részér6l néhany aggaly merllt fel, és az volt az ideiglenes
véleménye, hogy a Kyndrisa alkalmazasa nem engedélyezheté a Duchenne-féle muszkularis disztréfia
kezelésére.

A bizottsag ugy vélte, hogy a klinikai vizsgalatokbdl szarmazoé adatok nem igazolték kell6képpen a
Kyndrisa el6ny0s hatasat: a f6 vizsgalat nem mutatott elény6s hatast a betegségben szenvedd betegek
esetében, mig a két masik vizsgalatban nem sikerilt kovetkezetesen kimutatni az el6nyds hatast.
Tovabba a gydgyszer biztonsagossagi profiljat nem tartottak kielégitonek, kilénésen az injekcid
beadasi helyén jelentkez6, tartds reakciok (példaul duzzanat, gyulladas és kifekélyesedés) kockazata
miatt, amelyeknek negativ hatasa lenne az életmindségre, valamint a trombocitopénia (alacsony
vérlemezke-szam) kockazata miatt, amely sllyos vérzéses szévédmények veszélyének tehetné ki a
betegeket. Ezenfelil a bizottsag megkérdbjelezte a gyogyszer javasolt sterilizaciéos modszerét.

Ezért a visszavonas idépontjaban a CHMP meglatasa szerint a Kyndrisa elényei nem haladtak meg a
kockazatokat.

Mivel indokolta a vallalat a kérelem visszavonasat?

Az Ugynokséget a kérelem visszavonasardl értesit6 levelében a vallalat azt nyilatkozta, hogy nem
lenne képes a CHMP-nek a klinikai vizsgalatok eredményeivel kapcsolatos aggalyainak kezelésére a
vart hataridén beldl.

A visszavonasrol sz6l6 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 azt nyilatkozta, hogy le kivanja allitani a gydgyszer fejlesztését, azonban azt tervezi, hogy
egylttmUkodik az orvosokkal, betegekkel és helyi szabalyozé hatésagokkal, hogy lehetévé tegye a
jelenleg kezelt betegek szamara, hogy hozzaférjenek a Kyndrisa megmaradt készletéhez.
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Ha On ilyen klinikai vizsgalatban vesz részt, és kezelését illeten tovabbi informacidra van sziiksége,
vegye fel a kapcsolatot kezelGorvosaval!
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