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Kérdések és valaszok

A Tyvaso-ra (treprosztinil-natrium) vonatkozé forgalomba
hozatali engedély iranti kérelem visszavonasa

2010. februar 17-én a United Therapeutics Europe Ltd hivatalosan értesitette az emberi felhasznalasra
szant gydégyszerek bizottsagat (CHMP), hogy vissza kivanja vonni a pulmonalis artéridas magas
vérnyomasban szenvedd betegek kiegészitd kezelésére szant Tyvaso-ra vonatkozo forgalomba hozatali
engedély iranti kérelmét.

Milyen tipusi gyogyszer a Tyvaso?

A Tyvaso egy treprosztinil-natrium nev(i hatéanyagot tartalmazd gyoégyszer. Porlasztasra valé
oldatként hoztak volna forgalomba.

Milyen betegségek kezelésére szantak a Tyvaso-t?

A Tyvaso-t pulmonalis artéridas magas vérnyomasban (PAH) szenvedo betegek kezelésére szantak, a
fizikai terhelhetdség (a fizikai tevékenységek végzésének képessége) javitasa érdekében. A PAH a tudo6
artéridiban jelentkez6, rendellenesen magas vérnyomas.

A Tyvaso-t olyan betegeknél kivantak alkalmazni, akiknél a ,New York Heart Association szerinti III.
funkcionalis osztalyba” sorolt PAH all fenn, és akiket egyidejlileg egy endotelinreceptor-antagonistaval,
vagy egy foszfodiészteraz-5-inhibitorral is kezelnek (ezek a PAH kezelésére alkalmazott egyéb
gydgyszerek). Az osztaly a PAH sulyossagat jelzi: a III. osztaly a fizikai aktivitas kifejezett
korlatozottsagaval jar. A Tyvaso-t az elképzelések szerint belégzéses Uton alkalmaztak volna, ugy,
hogy a beteg a gyogyszert kézvetlenul a tlid6be lélegzi.

A Tyvaso-t 2004. aprilis 14-én ritka betegségek gyogyszerévé mindsitették a pulmonalis artérias

magas vérnyomas kezelésére.

Milyen hatadasmechanizmust varnak a Tyvaso-tol?

A PAH a képességek korlatozasaval jard betegség, amelynél a tlid6 véredényeinek sulyos szlikllete all
fenn. Ez magas vérnyomast idéz el6 azokban az erekben, amelyek vért szallitanak a szivbdl a tiddbe.
Ez a nyomas csokkenti a vérbe jutd oxigén mennyiségét, ami megneheziti a fizikai tevékenységeket.

7 Westferry Circus e Canary Wharf e London E14 4HB e United Kingdom

Telephone +44 (0)20 7418 8400 Facsimile +44 (0)20 7523 7129 An agency of the European -
E-mail info@ema.europa.eu Website www.ema.europa.eu Union

© European Medicines Agency, 2010. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.



A Tyvaso hatéanyaga, a treprosztinil-natrium, a véredények tagulasat el6idéz6 természetesen
el6forduld molekula, a prosztaciklin analdgja. A varakozasok szerint belégzése esetén a treprosztinil-
natrium a tid6 véredényeinek taguldsat okozza, ami enyhithetné a tlid6 artéridiban fennalld,
rendellenesen magas vérnyomast.

Milyen dokumentaciot nyudjtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

Mivel Eurdpaban 2005 6ta kaphatdk treprosztinilt tartalmazé gyogyszerek, a vallalat a Tyvaso-ra
vonatkozo kérelmének alatamasztasara ezek adatainak egy részét hasznalta fel. A vallalat egy olyan f6
vizsgalat eredményeit ismertette, amelyben 235, PAH-ban szenvedl beteg vett részt, akiket
egyidejlileg vagy egy endothelinreceptor-angatonistaval, vagy egy foszfodiészteraz-5-inhihbitorral is
kezeltek. A betegeknek meglevé kezeléslik kiegészitéseként Tyvaso-t vagy placebot (hatéanyag nélkdli
készitmény) adtak. A hatékonysag f6 mércéje az volt, hogy a 12 hetes kezelés utan mennyit valtozott
az a tavolsag, amelyet a betegek hat perc alatt gyalog meg tudtak tenni.

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
benyuljtott dokumentacidt, és egy kérdéslistat dolgozott ki. Azt kovetéen, hogy a CHMP értékelte a
vallalatnak az utols6 kérdéssorra adott valaszait, még mindig maradt néhany megoldatlan probléma.

Mit tartalmazott a CHMP ajanlasa az adott idépontban?

A visszavonas idOpontjaban, az adatok és a vallalat altal a CMHP listdin szerepld kérdésekre adott
valaszok attekintése alapjan, a CHMP-nek aggalyai meriltek fel. A f6 aggaly az volt, hogy az egyetlen
f6 vizsgalat elvégzésének helyélil szolgald vizsgaldhelyek kozil kettd ellenérzése azt mutatta, hogy a
vizsgalatot nem a ,helyes klinikai gyakorlatnak” (GCP) megfelel6en végezték el. Ennek kovetkeztében
a vizsgalat eredményeit nem tekintették megbizhatdnak, és a CHMP arra a kdvetkeztetésre jutott,
hogy a készitményt a vallalat altal ismertetett adatok alapjan nem lehetett volna engedélyezni.

Mivel indokolta a vallalat a kérelem visszavonasat?
A véllalatnak az Ugynékséget a kérelem visszavonasardl értesitd levele itt talalhatd.

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

A vdllalat arrdl tdjékoztatta a CHMP-t, hogy a visszavonas idépontjaban Eurdépaban egy klinikai
vizsgalat volt folyamatban, valamint a Tyvaso-t egy németorszagi szakosodott kézpontban
engedélyezés elbtti kezelési program keretében is biztositjak. E betegek kezelését addig folytatjak,
amig egyéb kezelések nem valnak lehetové.

A ritka betegségek gydgyszereivel foglalkozo6 bizottsdg Tyvaso-ra vonatkozo6 véleményének
Osszefoglaldja itt talalhato.
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http://www.ema.europa.eu/humandocs/PDFs/EPAR/tyvaso/H-1115-en-WL.pdf
http://www.ema.europa.eu/pdfs/human/comp/opinion/013704en.pdf

