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A Radicava-ra (edaravon) vonatkozo forgalombahozatali
engedely iranti kérelem visszavonasa

2019. majus 24-én a Mitsubishi Tanabe Pharma GmbH hivatalosan értesitette az emberi felhasznalasra
szant gyogyszerek bizottsagat (CHMP), hogy vissza kivanja vonni az amiotrofias lateralszklerdzis (ALS)
kezelésére szant Radicava-ra vonatkoz6 forgalombahozatali engedély iranti kérelmét.

Milyen tipusu gyogyszer a Radicava?

A Radicava egy edaravon nev(i hatéanyagot tartalmazé gyogyszer. Vénaba adando oldatos infazié
formajaban lett volna elérhetd.

Milyen alkalmazasra szantak a Radicava-t?

A Radicava-t amiotroéfias lateralszklerézis (ALS) kezelésére szantak. Az ALS az idegrendszer betegsége,
amelyben az agy és a gerincveld akaratlagos mozgasért felelGs idegseijtjei fokozatosan elpusztulnak,
ami az izomfunkciok elvesztéséhez és bénulashoz vezet.

A Radicava-t a betegség sulyosbodasanak lelassitasara szantak azoknal a betegeknél, akik még el
tudjak latni rendes napi tevékenységeiket.

A Radicava-t 2015. janius 19-én az ALS tekintetében ,ritka betegség elleni gydgyszerré” mindsitették.
A ritka betegség elleni gydgyszerré minGsitésrol tovabbi informacié itt talalhato.

Hogyan fejti ki hatasat a Radicava?

A Radicava pontos hatdsmechanizmusa ALS-ben szenved6 betegeknél nem ismert, de valdszinlleg
semlegesiti az oxigéntartalmd molekulakat, az an. ,szabadgyokoket”, amelyekrdl kimutatték, hogy az
ALS-ben szenved6 betegek idegkarosodasahoz kothetdk.

Milyen dokumentaciot nyudjtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A véllalat egy f6 vizsgdlat eredményeit mutatta be, amelybe 137, ALS-ben szenved6 beteget vontak
be, akiket vagy Radicava-val, vagy placebéval (hatéanyag nélkili kezelés) kezeltek. A vizsgalatban azt
tanulmanyoztak, hogy a betegek tunetei mennyit valtoztak egy 24 hetes idétartamban; ezt egy
standard értékelGskalan, az un. ,,ALS funkcionalis mérdskalan” (ALS functional rating scale revised —
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ALSFRS-R) kovették. A kezelGorvosok ezen a skalan osztalyozzak, hogy a beteg mennyire képes a
beszédre, a lIégzésre, az evésre és az egyéb mindennapi feladatai ellatasara.

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

A kérelmet azt kdvetden vontak vissza, hogy a CHMP mar értékelte a vallalat altal benyujtott
dokumentaciot, és kidolgozta a kérdéslistakat. Miutan a CHMP értékelte a vallalatnak az utolsé
kérdéssorra adott valaszait, még mindig maradt néhany megoldatlan probléma.

Mit tartalmazott a CHMP ajanlasa az adott idopontban?

A visszavonas id6pontjaban a CHMP részérdl néhany aggaly merilt fel, és az volt az ideiglenes
véleménye, hogy a Radicava alkalmazasa nem engedélyezhetd.

A bizottsag megjegyezte, hogy a f6 vizsgalat valéban jelentOs fejlédést mutatott a Radicava-val kezelt
betegek altal az ALSFRS-R skalan elért pontszamokban a placebéval kezelt betegekhez képest. A
vizsgalatban azonban csak kevés beteg vett részt, és mas fontos mutatdékban, példaul a tulélésre, a
Iégzésre és az izomerlre vonatkozoan, nem volt elegendd bizonyiték a javulasra.

A CHMP tovabba fontos kiulénbségeket allapitott meg a két csoport k6zott, amelyek befolyasolhattak a
végsO eredményeket — ilyen volt, példaul, hogy a Radicava-val kezelt csoportban tébb betegnek volt
kevésbé sulyos a betegsége. Amikor a placebdval kezelt csoport betegeit késGbb Radicava-ra allitottak,
nem volt érzékelhetd valtozas.

A CHMP részér6l emellett a Radicava el6ny6s hatasainak idétartama kapcsan is aggaly merdlt fel.
Megjegyezték, hogy 24 hét (a f6 vizsgalat letdrési pontja) tul révid id6tartam, és a vizsgalat
kiterjesztési szakaszabdl szarmazoé adatok nehezen értelmezhetdk.

Mivel egyértelmden tovabbi bizonyitékokra van sziikség a Radicava hatasossagara vonatkozoan, a
bizottsag fontolora vette a feltételes jovahagyas lehet6ségét, amely lehetévé tenné a vallalat szamara,
hogy egy késbbbi szakaszban tovabbi adatokat nyujtson be. A vallalat egy betegnyilvantartas
Iétrehozasat javasolta, amelyben a Radicava-t kapd, illetve az el6z6leg mas ALS-kezelésben részesiilo
betegeket hasonlitanak 6ssze. A bizottsag mérlegelte egy ilyen vizsgalat érdemeit, de ellenvetéseket
tett, példaul, hogy az ALS kezelési mddszerei jelentds valtozason mentek at az utdbbi években, ami
megneheziti az 6sszehasonlitast.

Az értékelés soran a CHMP komzultaciét folytatott a terilet szakértGivel annak érdekében, hogy
megismerje véleményiket a vizsgalat eredményeivel, a javasolt nyilvantartassal és azon
betegcsoporttal kapcsolatban, akik szamara potencidlisan elényos a Radicava alkalmazasa. A
visszavonas idépontjdban a bizottsdg meglatasa szerint a Radicava el6nyei az igazolt hatdsossag
hianya miatt nem haladtak meg a kockazatokat.

Mivel indokolta a vallalat a kérelem visszavonasat?

Az Ugynoékséget a kérelem visszavonasardl értesit§ levelében a vallalat Ggy nyilatkozott, hogy a
visszavonas a bizottsagnak a vizsgalati adatokra vonatkozé feltételes véleményén alapult. A
visszavonasrol sz616 levél itt olvashaté.
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Milyen kovetkezményekkel jar a visszavonas azokra a betegekre nézve,
akik részt vesznek klinikai vizsgalatokban vagy engedélyezés elotti kezelési
programokban?

A véllalat tajékoztatta a CHMP-t, hogy a visszavonasnak a folyamatban |évd klinikai vizsgalatokra
nézve nincsenek kdvetkezményei. Az engedélyezés elbtti alkalmazast engedélyezé nemzeti
hatésagokkal folytatott megbeszélések fliggvényében a vallalat folytatja az engedélyezés el6tti kezelési
programokat.
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