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Paraiskos gauti Xyndari (glutamino) registracijos
pazymeéjimg atsiémimas

Bendroveé ,Emmaus Medical Europe Ltd" atsiémé savo paraiskg gauti vaisto Xyndari registracijos
pazymejima pagal pjautuvo pavidalo lgsteliy anemijos gydymo indikacija.

Bendroveé atsiémé paraiskg 2019 m. rugséjo 18 d.

Kas yra Xyndari ir kokiais atvejais ji buvo numatyta vartoti?

Xyndari buvo sukurtas kaip vaistas nuo pjautuvo pavidalo lasteliy anemijos — genetinés ligos, kuria
sergant raudonosios kraujo lgstelés sukietéja ir jgauna pjautuvo forma. Pakitusios lastelés stabdo
kraujo tekéjima zmogaus organizme ir iSskiria hemoglobing (baltyma, kuris pernesa deguonj) |
kraujotaka. Tai sukelia skausmg, organy pazeidimus, lemia pakartotines infekcijas ir anemijg
(hemoglobino kiekio sumazéjima).

Xyndari sudétyje yra veikliosios medziagos glutamino ir jj buvo numatyta tiekti milteliy, kuriuos reikia
istirpdyti skystyje ir iSgerti, forma. Glutaminas yra veiklioji medziaga, kurios yra keliuose vaistuose,
skirtuose parenterinei mitybai (kai maistinés medziagos lasinamos | veng).

2012 m. liepos 4 d. Xyndari buvo priskirtas retyjy vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty)
kategorijai pagal pjautuvo pavidalo Igsteliy anemijos gydymo indikacija. Daugiau informacijos apie
vaisty priskyrima retyjy vaisty kategorijai rasite agentaros tinklalapyje
adresu:ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3121011..

Kaip veikia Xyndari?

Kaip veiklioji Xyndari medziaga glutaminas veikia gydant pjautuvo pavidalo lgsteliy anemijg, nevisiskai
istirta. IS tyrimy duomeny matyti, kad kai glutaming jsisavina pakitusios pjautuvo pavidalo lasteliy
anemija serganciy Zzmoniy raudonosios kraujo lastelés, jis veikia kaip antioksidantas (pasalina
molekules, vadinamas laisvaisiais radikalais, kurios pazeidzia lgsteles) ir sumazina kraujo lasteliy
lipnuma, dél kurio jos prikimba prie kraujagysliy sieneliy. Tikétasi, kad dél tokio glutamino poveikio
pagerés kraujotaka j organus ir taip sutrumpés skausmo epizody (vadinamuyjy pjautuvo pavidalo
lasteliy anemijos kriziy), kurie pasireiSkia sergant pjautuvo pavidalo lasteliy anemija, trukmé.
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Kokius dokumentus bendrové pateiké kartu su paraiska?

Bendroveé pateiké pagrindinio tyrimo, kuriame dalyvavo 230 pjautuvo pavidalo Igsteliy anemija
serganciy pacienty, rezultatus. Pacientai vienus metus vartojo arba Xyndari, arba placeba (netikrg
vaistq).Pagrindinis veiksmingumo rodiklis buvo pacientams pasireiSkusiy pjautuvo pavidalo Igsteliy
anemijos kriziy skaicius. Tyrimo metu taip pat buvo vertinama, kiek daznai pacientams teko vykti |
ligonine dél pjautuvo pavidalo Igsteliy anemijos sukelto skausmo. Bendrove taip pat pateike
patvirtinamojo tyrimo, kurj atliekant buvo naudojami panasis veiksmingumo rodikliai ir buvo tiriami 70
pacienty, kurie vartojo arba Xyndari, arba placeba, rezultatus.

Kuriuo paraiskos nagrinéjimo etapu paraiska atsiimta?

Uzbaigus vertinimg, Europos vaisty agentiira buvo pateikusi rekomendacijg neiSduoti registracijos
pazyméjimo, kuri paraiskos atsiémimo metu buvo pakartotinai nagrinéjama bendrovés prasymu.
Bendrové atsiémé paraiskg dar neuzbaigus pakartotinio nagrinéjimo procediros ir Europos Komisijai
dar nepaskelbus sprendimo dél agentiiros rekomendacijos.

Kokia tuo metu buvo agenturos rekomendacija?

Remdamasi perzilrétais duomenimis, paraiskos atsiémimo metu agentira laikési nuomonés, kad
nereikety suteikti Xyndari, skirto pjautuvo pavidalo Igsteliy anemijos gydymui, registracijos
pazyméjimo.

Agentiros nuomone, pagrindiniu tyrimu nejrodyta, kad Xyndari yra veiksmingas siekiant sumazinti
pjautuvo pavidalo lasteliy anemijos kriziy arba apsilankymuy ligoninéje skaiciy. Daug pacienty, kuriy,
didesné grupé vartojo Xyndari, o ne placeba, pasitrauké i$ tyrimo dar jam nepasibaigus, ir nebuvo
pateikta informacijos apie to vaisto poveikj Siems pacientams. Agentilira nusprendé, kad su Siy,
pacienty tyrimo duomenimis pasielgta nederamai.

Taip pat agentdrai iskilo abejoniy dél patvirtinamojo tyrimo, kuriame dalyvavo nedaug pacienty, kuriy
daugelis taip pat pirma laiko pasitraukeé is tyrimo. Be to, atliekant $j tyrima, palyginti su placebo grupe,
Xyndari grupéje buvo daugiau pacienty, vartojusiy vaistg nuo pjautuvo pavidalo lasteliy anemijos
hidroksikarbamida. Tai galéjo turéti jtakos tyrimo rezultatams.

Todél paraiskos atsiémimo metu agentira laikési nuomonés, kad bendrové neiSsprendé visy komitetui
nerima keélusiy klausimy ir kad negalima jrodyti Xyndari naudos.

Kokias paraiskos atsiémimo priezastis nurodé bendrové?

LaiSke, kuriuo agentirai pranesta apie paraiSkos atsiémimg, bendrové nurodé paraiska atsiimanti
atsizvelgdama | pasikeitusig bendrovés rinkodaros strategija.

Ar Sios paraiskos atsiémimas turés jtakos pacientams, dalyvaujantiems
klinikiniuose tyrimuose arba labdaringo vartojimo programose?

toliau vykdys labdaringo vartojimo programas, kol bus surengtos diskusijos su nacionalinémis valdzios
institucijomis, kurios jau pritaré Sio vaisto vartojimui labdaringais tikslais.

Jeigu dalyvaujate labdaringo vartojimo programoje ir pageidaujate gauti daugiau informacijos apie
Jums taikoma gydyma, kreipkités | Jus gydantj gydytoja.
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