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KLAUSIMAI IR ATSAKYMAI DEL
IPLEX
REGISTRAVIMO LIUDIJIMO PARAISKOS ATSIEMIMO

Tarptautinis nepatentinis pavadinimas (INN): mecasermin rinfabate

2007 m. kovo 26 d. bendrové Insmed Europe Ltd oficialiai prane$é Europos vaisty agentiiros
Zmonéms skirty vaisty komitetui (CHMP) apie savo sprendima atsiimti vaisto IPLEX registravimo
liudijimo paraiska. ParaiSkoje numatyta indikacija — pacienty, kuriems buidingas pirminis nejautrumas
augimo hormonui, ir pacienty, turin¢iy sutrikimy, susijusiy su augimo hormono genu, kai organizmas
gamina hormona neutralizuojancius antiktinus, gydymas.

Kas yra IPLEX?
IPLEX — tai injekcinis tirpalas, kuriame yra 60 mg/ml veikliosios medZiagos mecasermin rinfabate.

Kokiais atvejais buvo numatyta vartoti IPLEX?
IPLEX turéjo biti skiriamas mazo figio vaikams, kuriy organizme augimo hormono apykaita sutrikusi
dél $iy priezasciy:
e jiems iSsivystes pirminis nejautrumas augimo hormonui, t.y. neveikia i§virkStas hormonas.
Savoka ,,pirminis“ rodo, kad nenustatyta nejautrumo priezastis.
® juy organizmas negamina augimo hormono ir augimo hormonas jiems buvo skiriamas anksciau,
taiau ju organizmas émé gaminti antikiinus — tam tikrus baltymus, kurie émé slopinti
18virksto hormono poveiki.
Kadangi Siomis ligomis serganciy pacienty skai¢ius nedidelis ir jos yra retos, 2006 m. birzelio 26 d.
mecasermin rinfabate buvo priskirtas vadinamiesiems ,,retiesiems vaistams (vaistai retoms ligoms

gydyti).

Kokio tikimasi IPLEX veikimo?

IPLEX veiklioji medziaga mecasermin rinfabate yra dvinaris proteinas, sudarytas i§ paprastai
organizmo gaminamy Siy dvieju proteiny: i insuling panaSaus augimo faktoriaus I (IGF-I) ir { insuling
panaSaus augimo faktoriy suriSancio baltymo-3 (IGFBP-3). Mecasermin rinfabate gaminamas
naudojant rekombinantinés DNR technologija, t. y. i bakteriju lasteles ivedamas specialus genas (DNR
dalis), leidziantis joms gaminti minéta medziaga.

Nattiralus organizmo augimo hormonas skatina vaiky augima stimuliuvodamas organizma gaminti IGF-
I. IGF-I savo ruoztu stimuliuoja kauly augima. IPLEX tiesiogiai apriipina organizma IGF-I, kaip
sudétine dvinario proteino dalimi. Taigi, kauly augimui skatinti nebereikia paties augimo hormono.
IPLEX sudétyje esantis IGF-I yra suriStas su IGFBP-3, kadangi taip imituojamas biidas, kuriuo IGF-1
pernesamas organizme. Tokiu budu sudaromos salygos didesnei IGF-1 koncentracijai organizme
susidaryti. Be to, jis gali cirkuliuoti ilgesni laika.

Kokius dokumentus bendrové pateiké CHMP kartu su paraiska?

IPLEX poveikis pirma karta buvo iSbandytas eksperimentinémis salygomis, o tik paskui buvo tiriamas
jo poveikis zmonéms. Jo poveikis buvo tiriamas vieno klinikinio tyrimo metu. Jame 27 vaikams (3—15
mety amziaus) IPLEX buvo skiriamas iki vieny mety. Pagrindinis veiksmingumo rodiklis buvo
augimo greitis tyrimo metu, palyginti su augimu per ta patj laikotarpi pries tyrima.
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Ar paraiSkos nagrinéjimas buvo pasistiméjes toli j priekj, kai ji buvo atsiimta?

Atsiimta paraiSka buvo nagrinéta 120 dieny. CHMP parengé klausimy bendrovei sarasa, tadiau
bendrové iki §iol i juo neatsaké.

Paprastai CHMP nauja paraiSka iSnagrin€ja per ne ilgesni kaip 210 dieny laikotarpi. Remdamasis
pateikta pirmine dokumentacija, CHMP parengia klausimy sarasa (120-ta diena), kuris nusiunc¢iamas
bendrovei. CHMP i$nagrinéja gautus i$ bendrovés atsakymus ir gali, prie§ pateikdamas savo nuomong,
uzduoti jai bet kokiy kylan¢iy klausimy dél neaiskumy (180-ta diena). Po CHMP nuomonés
paskelbimo Europos Komisija iSduoda registravimo liudijima paprastai mazdaug per 2 ménesius.

Kokia tuo metu buvo CHMP rekomendacija?

Remdamasis perzitirétais duomenimis, paraiSkos atsiémimo metu CHMP dar turéjo abejoniy ir buvo
priémes negaluting nuomong, kad IPLEX negali buti registruotas pacientams, kuriems biidingas
pirminis nejautrumas augimo hormonui, ir pacientams, turintiems sutrikimy, susijusiy su augimo
hormono genu (pacienty organizmas gamina hormona neutralizuojancius antikiinus), gydyti.

Kas CHMP tuo metu kélé didZiausig susiriipinimg?

CHMP didZziausia susirtipinima kélé vaisto gamybos biidas. CHMP abejojo dél vaisto, kuriuo biity
prekiaujama, ir vaisto, naudoto klinikiniams tyrimams, palyginamumo. Taip pat didelj susiriipinima
kélé vaisto veiksmingumo vertinimo buidas, ypa¢ pacienty, dalyvavusiy klinikiniuose tyrimuose,
atrankos metodas. Be to, pacientai nebuvo gydomi pakankamai ilgai, kad bty irodyta, jog vaistas
tebeturi poveiki po ilgesnio nei vieneri metai gydymo.

Dél to paraiskos atsiémimo metu CHMP laikési nuomonés, kad nebuvo pakankamai jrodyta IPLEX
nauda ir kad ji svarbesné uz nustatyta rizika.

Kokias parais§kos atsiémimo prieZastis nurodé bendrové?
Bendrovés laiska, kuriuo EMEA praneSama apie paraiSkos atsiémima, galima rasti cia.

Kokios pasekmés pacientams, dalyvaujantiems Kklinikiniuose tyrimuose ir (arba) IPLEX
naudojimo labdaros tikslu programose?

Bendrové pranes¢ CHMP, kad paraiskos atsiémimas neturés jokiy pasekmiy pacientams, $iuo metu
dalyvaujantiems IPLEX saugumo ir veiksmingumo gydant nejautrumo augimo hormonui sindroma
klinikiniuose tyrimuose.

Jei jus dalyvaujate klinikiniuose tyrimuose arba nemokamo gydymo IPLEX programoje ir
pageidaujate informacijos apie jusu gydyma, kreipkités i gydanti gydytoja.
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