
 

 
Official address  Domenico Scarlattilaan 6  ●  1083 HS Amsterdam  ●  The Netherlands 

An agency of the European Union     
Address for visits and deliveries  Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us  
Send us a question  Go to www.ema.europa.eu/contact  Telephone +31 (0)88 781 6000 
 

 
© European Medicines Agency, 2020. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged. 

 

2020. június 26. 
EMA/336104/2020 
EMEA/H/C/004832 

A Turalio-ra (pexidartinib) vonatkozó forgalombahozatali 
engedély elutasítása 

Az Európai Gyógyszerügynökség a Turalio, egy, a tenosynovialis óriássejtes tumor kezelésére szánt 
gyógyszer forgalomba hozatali engedélyének elutasítását javasolta. 

Az Ügynökség 2020. június 25-én adta ki véleményét. Az engedély iránti kérelmet a Daiichi Sankyo 
Europe GmbH vállalat nyújtotta be. A vállalat a vélemény kézhezvételét követő 15 napon belül kérheti 
a vélemény felülvizsgálatát. 

 

Milyen típusú gyógyszer a Turalio és milyen alkalmazásra szánták? 

A Turalio-t tenosynovialis óriássejtes tumorban szenvedő felnőttek kezelésére fejlesztették ki, amely 
betegség fájdalmat okozhat és jelentősen ronthatja a fizikai funkciót. Akkor alkalmazták volna, ha más 
kezelések, a műtétet is ide értve, a továbbiakban már nem lettek volna alkalmazhatók vagy lettek 
volna megfelelőek. A tenosynovialis óriássejtes tumor egy jóindulatú betegség, amely során a ízületek 
belső felszíne és az inakat körülvevő szövet, az úgynevezett synovialis hámborítás vagy synovium, 
kóros növekedésnek indul és szövetszaporulatot képez az ízületben és a körül. 

A Turalio hatóanyaga a pexidartinib, és szájon át szedendő kapszulák formájában állt volna 
rendelkezésre. 

A Turalio-t 2015. március 19-én a tenosynovialis óriássejtes tumor lokalizált és diffúz típusának 
kezelése tekintetében „ritka betegség elleni gyógyszerré” minősítették. A ritka betegség elleni 
gyógyszerré minősítésről további információ az Ügynökség honlapján található: 
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3151457. 

Hogyan fejti ki hatását a Turalio? 

A Turalio hatóanyaga, a pexidartinib azáltal fejti ki hatását, hogy blokkolja a CSF1R nevű receptort 
(target fehérjét), amelyhez a CSF-1 nevű fehérje kötődik. A tenosynovialis óriássejtes tumorok nagy 
mennyiségben termelnek CSF-1-et, ami a makrofágoknak nevezett immunsejtek felhalmozódását, 
valamint szövetszaporulat kialakulását okozza az ízületekben. A CSF1R gátlása révén a gyógyszer 
csökkenti a CSF-1 aktivitását, amelytől azt várták, hogy megakadályozza a daganat növekedését, és 
segít a betegség tüneteinek enyhítésében. 

https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3151457
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Milyen dokumentációt nyújtott be a vállalat a kérelem alátámasztására? 

A vállalat egy fő vizsgálat eredményeit nyújtotta be, amelyben 120, előrehaladott tenosynovialis 
óriássejtes daganatban szenvedő felnőtt vett részt, akiket más módokon nem lehetett kezelni. A 
vizsgálatban a tumorméret változását figyelték azt követően, hogy a betegek 25 héten át kaptak 
Turalio-t vagy placebót (hatóanyag nélküli kezelést). 

Melyek voltak a forgalombahozatali engedély elutasításának fő okai? 

Az Ügynökség aggodalmát fejezte ki amiatt, hogy bár a fő vizsgálat megállapította, hogy a Turalio-val 
kezelt betegeknél csökkent a tumorok mérete, a javulás csupán kismértékű volt az olyan tünetek 
tekintetében, mint a fájdalom és az ízület használatára való képesség. Nem volt világos, hogy ez a 
hatás mennyi ideig tart. Komoly aggályokat vetettek fel a Turalio májra kifejtett kiszámíthatatlan és 
esetlegesen életveszélyes hatásaival kapcsolatban is. 

Ezért az Ügynökség azon a véleményen volt, hogy a Turalio előnyei nem haladják meg a kockázatokat, 
és a forgalombahozatali engedély kiadásának elutasítását javasolta. 

Milyen következményekkel jár az elutasítás azokra a betegekre nézve, akik 
részt vesznek klinikai vizsgálatokban vagy engedélyezés előtti kezelési 
programokban? 

A vállalat tájékoztatta az Ügynökséget, hogy nincs következmény a Turalio-val végzett klinikai 
vizsgálatokban vagy engedélyezés előtti alkalmazási programban részt vevő betegekre nézve. 

Ha Ön ilyen klinikai vizsgálatban vagy engedélyezés előtti alkalmazási programban vesz részt és 
kezelését illetően további információra van szüksége, vegye fel a kapcsolatot kezelőorvosával. 
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