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Kérdések és valaszok

A Folotyn-re (pralatrexatra) vonatkozé forgalomba
hozatali engedély kiadasanak megtagadasa
Az Ujraértékelés eredménye

2012. januar 19-én az emberi felhasznalasra szant gydgyszerek bizottsaga (Committee for Medicinal
Products for Human Use, CHMP) elfogadta a periférias T-sejtes lymphoma kezelésére alkalmazhatd
gydgyszerkészitmény, a Folotyn forgalomba hozatali engedélyének kiadasaval kapcsolatos negativ
véleményt, amely a kiadds megtagadasat javasolta. A forgalomba hozatali engedélyért folyamodé
vallalat neve Allos Therapeutics Limited.

A kérelmez0 a vélemény Ujraértékelését kérte. A kérvény indoklasdnak megfontolasat kovetben a
CHMP (jraértékelte az eredeti véleményt, és 2012. aprilis 19-én megerdsitette a forgalomba hozatali
engedély kiaddsanak megtagadasat.

Milyen tipusi gydgyszer a Folotyn?

A Folotyn olyan gyogyszer, amely pralatrexat hatéanyagot tartalmaz. Oldatos infuzié (vénaba
csepegtethet6 oldat) formajaban lett volna elérhetd.

Varhatéan milyen betegségek esetén alkalmaztak volna a Folotyn-t?

A Folotyn-t varhatdan felnéttek periférias T-sejtes lymphomajanak, a T-sejtnek nevezett fehérvérsejt-
tipus rakbetegségének kezelésére alkalmaztak volna.

A Folotyn 2007. aprilis 13-i ddtummal megkapta a ,ritka betegségek gydgyszere” (orphan medicine)
mindsitést a periférias T-sejtes lymphoma kezelésével kapcsolatban.

Varhatéan hogyan fejti ki hatasat a Folotyn?

A pralatrexat egy un. antimetabolit gyogyszer. A szervezetben varhatdan kiszoritja a folsavat, és a
dihidrofolat-reduktdz (DHFR) nev(i enzimhez kapcsolddik. A DHFR a sejtek osztédasahoz és
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szaporodasahoz szlikséges Uj DNS termelésében vesz részt. A DHFR-hez kapcsolddé pralatrexat
varhatdan blokkolja az enzim aktivitasat, ezaltal gatolva a réksejtek osztédasat, ami végiil a
pusztulasukhoz vezet.

Milyen adatokat nyujtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A Folotyn hatasait elGszo6r kisérleti modelleken tesztelték, miel6tt embereken kiprébaltak volna.

A vallalat benyujtotta egy 115, visszatérd vagy korabbi kezelésekre nem reagald periférids T-sejtes
lymphomaban szenvedoé feln6tt beteg részvételével végzett vizsgdlat eredményeit. A betegek Folotyn-
t, valamint B12-vitamin- és folsavpotlast kaptak (a Folotyn-kezelés kozben el6forduld vitaminhiany
ellensulyozasara). A hatasossag fé mércéje azon betegek aranyan alapult, akik reagaltak a kezelésre.
A kezelésre adott valasz a betegség javulasatdl egészen a rakbetegség gyogyuladsaig terjedt. Ebben a
vizsgalatban a Folotyn-t nem hasonlitottak 6ssze mas kezelésekkel.

Mik voltak a CHMP f6 aggalyai, amelyek a kérelem elutasitasahoz vezettek?

2012 januarjdban a CHMP aggalyosnak taldlta, hogy a f6 vizsgalat elrendezése nem tette lehetévé a
bizottsdg szamara a gydgyszer elényeinek értékelését, kiilondsképpen mivel a Folotyn-t nem
hasonlitottak 0ssze egy masik betegcsoportban alkalmazott masfajta kezeléssel vagy placebdval
(hatdéanyag nélkli kezelés). Tovabba, nem lattak egyértelm( javulast a betegek allapotaban, mivel a
vizsgalat a kezelésre adott valaszt mérte, de ezen tulmenden nem tette lehet6vé a bizottsag szamara,
hogy kiértékelje a teljes tulélési aranyra (meddig éltek a betegek) vagy a progressziomentes tulélésre
(meddig éltek a betegek anélkiil, hogy a betegségiik rosszabbodott volna) gyakorolt hatast. A CHMP
azt a véleményt fogalmazta meg, hogy nem volt elegendé bizonyiték a Folotyn elényeinek
megallapitasahoz a periférids T-sejtes lymphoma kezelésével kapcsolatban. Ezért a CHMP akkor azt a
véleményt fogalmazta meg, hogy a Folotyn elényei nem haladjdk meg a kockazatokat, és a forgalomba
hozatali kérvény elutasitasat javasolta.

A 2012 aprilisaban végzett Ujraértékelés nem oszlatta el a CHMP aggalyait. Ezen belll a bizottsag ugy
taldlta, hogy a kérelmezé altal benyujtott adatok nem voltak elegendbek a periférias T-sejtes
lymphoma kezelésére alkalmazott Folotyn elényeinek megallapitdsahoz. A CHMP ezért megerlsitette
az eredeti negativ véleményét.

Milyen kovetkezménnyel jar a kérelem elutasitasa a klinikai vizsgalatokban
vagy un. kivételes gyodgyszerhasznalati programokban részt vevo betegek
szamara?

A vdllalat tajékoztatta a CHMP-t, hogy a Folotyn klinikai vizsgalataiban vagy un. kivételes
gydégyszerhasznalati programjaiban részt vevé betegek szamara az elutasitas nem jar
kdvetkezményekkel. Ha On klinikai vizsgalatban vagy un. kivételes gydgyszerhaszndlati programban
vesz részt, és tovabbi informacidra van sziiksége a kezelésével kapcsolatban, forduljon a kezelést
végzd orvoshoz.

A ritka betegségek gyogyszereivel foglalkozo bizottsag Folotyn-ra vonatkozo véleményének
dsszefoglaldja az Ugyndkség weboldaldn taldlhatd: ema.europa.eu/Find medicine/Human
medicines/Rare disease designation.
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