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Kérdések és valaszok

A Raxone-ra (idebenon) vonatkozo forgalomba hozatali
engedély iranti kérelem visszavonasa

2013. marcius 21-én a Santhera Pharmaceuticals (Deutschland) GmbH hivatalosan értesitette az
emberi felhasznalasra szant gyoégyszerek bizottsagat (CHMP), hogy vissza kivanja vonni a Leber-féle
herediter (6rokletes) optikus neuropatia (LHON) kezelésére szant Raxone-ra vonatkoz6 forgalomba
hozatali engedély iranti kérelmét.

Milyen tipusu gyogyszer a Raxone?

A Raxone egy olyan gyogyszer, melynek hatbéanyaga az idebenon. A készitmény 150 mg-os
tablettaként kerult volna forgalomba.

Milyen alkalmazasra szantak a Raxone-t?

A Raxone-t az LHON kezelésére szantak, amely fokozatos latasvesztéssel jaroé ordkletes betegség.

A Raxone 2007. februar 15-én az LHON kezelése tekintetében ,ritka betegségek gyoégyszere”
mindsitést kapott.

Milyen hatasmechanizmust varnak a Raxone-tol?

A Raxone hatbéanyaga, az idebenon, a sejteken belll talalhaté képletekre, az 4n. mitokondriumokra
fejti ki hatasat, amelyek a sejtmlkodéshez sziikséges energiat termelik. Az LHON altal érintett
betegeknél a mitokondriumok genetikai anyagaban mutaciok (hibak) Iépnek fel. Ez azt jelenti, hogy a
mitokondriumok nem mikodnek megfeleléen az energia termelésében és mérgez6 oxigén formakat
(szabad gyokoket) képeznek, amelyek karositjak a szemben a latdshoz szilkséges idegsejteket. Az
idebenon LHON kezelésében kifejtett hatdsdnak mechanizmusa nem teljesen ismert, de vélhetben
csokkenti a szabad gyokok képzddését és elGsegiti az energiatermelést, ezaltal meggatolva a
sejtkarosodast és a latasvesztés LHON esetében.
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Milyen dokumentaciot nydjtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A Raxone hatasait el6szor kisérleti modellekben tesztelték, miel6tt embereken kiprdbaltak volna.

A vallalat benyujtotta a Raxone-nal kapcsolatban elvégzett f6 vizsgalat eredményeit; ebben a
vizsgalatban 85 LHON-ban szenvedd beteg vett részt, akiknek tiinetei a megel6z6 6t évben kezdddtek.
A vizsgalatban a betegek hat hdnapon at kaptak Raxone-t vagy placebét (hatéanyag nélkili kezelést).
A hatdsossag mérése legféként a hathdnapos kezelés utan, standard betlitablas szemvizsgalattal
meghatarozott latasélesség-valtozason alapult.

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

Az értékelés befejez6dott és a CHMP negativ véleményt adott. A vallalat a negativ vélemény
felllvizsgalatat kérte, de ezt a kérelmét még a felllvizsgalat megkezdése el6tt visszavonta.

Mit tartalmazott a CMPH ajanlasa az adott idéopontban?

A visszavonas idépontjaban az adatok attekintése alapjan a CHMP negativ véleményt adott, és a
Raxone forgalomba hozatali engedélykérelmének elutasitasat javasolta a Leber-féle herediter
(6rokletes) optikus neuropatia (LHON) kezelésében.

A negativ vélemény idépontjaban a CHMP aggalyat fejezte ki a tekintetben, hogy azoknal az LHON-ban
szenvedl betegeknél, akiknek a tlinetei az el6z6 6t évben kezdddtek a Raxone hat hénapos
alkalmazasa nem vezetett szignifikans latasjavulashoz a placebohoz képest (a Raxone-t szed6 betegek
harommal tébb bet(it tudtak kiolvasni a bet(itablan, a placebdt kapokhoz képest). A CHMP megitélése
szerint ez a kedvez6 hatds nem szignifikans.

Ugyanezen vizsgalat alapjan a vallalat késébb azt javasolta, hogy a Raxone alkalmazasat azon LHON-
ben szenvedd betegekre korlatozzak, akiknek tlneti az el6z6 évben kezdddtek. Ezek a betegek 17
betls javulast mutattak a bet(tablan a placebdéhoz képest. A CHMP azonban arra a kovetkeztetésre
jutott, hogy a kezelésre javasolt Uj beteg alcsoport a vizsgalatban nem volt megfeleléen reprezentalva
(28 beteq) és az eredmények megbizhatdésaga megkérddjelezhet6. Az alcsoport kis mintamérete miatt
a CHMP ugy vélte, hogy a spontan javulas nem zarhaté Ki.

Emellett a CHMP azt allapitotta meg, hogy az idebenon LHON indikaciéban torténé alkalmazasanak
hatasmechanizmusat alatamaszté adatok nem elégségesek.

Ezért a visszavonas id6épontjaban a CHMP meglatasa szerint a Raxone elényei nem haladtak meg a
kockazatokat.

Mivel indokolta a vallalat a kérelem visszavonasat?

A vallalat levélben értesitette az Ugynokséget a kérelem visszavonasarol, és azt jelezte, hogy a
kérelem visszavonasa stratégiai okokbol tortént.

A visszavonasrol értesitd levél itt érhet6 el.
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Milyen kdvetkezményekkel jar a visszavonas azokra a betegekre, akik részt
vettek a klinikai vizsgalatokban vagy az engedélyezés elotti kezelési
programokban?

A vallalat arrdl értesitette a CHMP-t, hogy nincsenek folyamatban 1évé klinikai vizsgalatok. Az
engedélyezés el6tti alkalmazasi programokban résztvevo betegek tovabbra is alkalmazhatjak a
Raxone-t.

Ha On ilyen engedélyezés elétti alkalmazasi programban vesz részt, és kezelését illetden tovabbi
informacidra van szliksége, vegye fel a kapcsolatot kezel6orvosaval!
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