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Klausimai ir atsakymai

ParaiSkos gauti Enpaxiq (pakritinibo) registracijos
pazymeéjimg atsiémimas

2017 m. vasario 20 d. bendrove ,CTI BioPharma" oficialiai prane$é Zmonéms skirty vaistiniy preparaty
komitetui (CHMP) apie savo pageidavima atsiimti paraiSkg gauti vaisto Enpaxiq, skirto gydyti
pacientus, kuriems diagnozuota padidéjusi bluznis arba kiti mielofibrozés simptomai, registracijos
pazyméjima.

Kas yra Enpaxiq?

Enpaxiq — tai vaistas, kurio sudétyje yra veikliosios medziagos pakritinibo. Vaistg buvo numatyta tiekti
geriamuyjy kapsuliy forma.

Kokiais atvejais buvo numatyta vartoti Enpaxiq?

Enpaxig buvo numatyta gydyti pacientus, kuriems diagnozuota padidéjusi bluznis arba Kiti
mielofibrozés — sutrikimo, dél kurio kauly Ciulpai, kuriuose gaminami kraujo kiineliai, surandéja —
simptomai.

Pagal jvairiy rasiy mielofibrozés gydymo indikacija Enpaxiq 2010 m. rugpjtcio 25 d. buvo priskirtas
retyjy vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai. Daugiau informacijos apie Sio vaisto
priskyrima retyjy vaisty kategorijai rasite Cia.

Kaip veikia Enpaxiq?
Veiklioji Enpaxiq medziaga pakritinibas slopina JAK2 ir FLT3 — du baltymus, kurie dalyvauja kraujo

kdneliy gamybos ir augimo procese. Sergant mielofibroze, pacienty organizme pasigamina pernelyg
daug Siy baltymy, dél to gaminami nebrandis kraujo kiineliai, kuriy dalis pernesama | tokius organus
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kaip bluznis, todél jie padidéja. Slopindamas Siuos baltymus, Enpaxiq turéty sulétinti nebrandziy kraujo
kdneliy gamyba ir taip padéti malsinti ligos simptomus.

Kokius dokumentus bendrové pateiké kartu su paraiska?

Bendroveé pateiké pagrindinio tyrimo, kuriame dalyvavo 327 mielofibroze sergantys pacientai,
duomenis; atliekant tyrimg, buvo skaiiuojama keliems pacientams po 24 gydymo savaiciy bluznies
dydis sumazéjo bent 35 proc. Atliekant §j tyrima, Enpaxiq poveikis buvo lyginamas su vadinamaja
geriausia esama terapija, t. y. gydymu vaistais, kurie neveikia JAK baltymuy, kaip antai
hidroksikarbamidu arba pagalbinémis gydymo priemonémis.

Kuriuo paraiskos nagrinéjimo etapu paraiska atsiimta?

Paraiska atsiimta, kai CHMP buvo jvertines bendrovés pateiktus pirminius dokumentus ir parenges
klausimy sgrasa. Paraiskos atsiémimo metu bendrové dar nebuvo atsakiusi | Siuos klausimus.

Kokia tuo metu buvo CHMP rekomendacija?

ParaiSkos atsiémimo metu CHMP buvo priémes negalutine nuomone, kad Enpaxiq negali bati
registruotas mielofibrozés gydymui.

Komitetas turéjo keletg abejoniy dél to, kad vartojant Enpaxiq, bluznies dydzio sumazéjimas (atliekant
§j tyrima tai buvo pagrindinis vaisto veiksmingumo rodiklis) buvo mazesnis, nei vartojant kitg tos
pacios klasés vaistg, o simptomy vertinimas balais nepageréjo; be to, Enpaxiq gydyty pacienty grupéje
sumazeéjusio trombocity kiekio (dél kurio gali prasidéti kraujavimas) atvejy ir mirties, jskaitant mirtj dél
kraujavimo ar poveikio Sirdziai, atvejy, buvo daugiau nei pacienty, kuriems taikyta geriausia terapija,
grupéje.

Be kita ko, CHMP atkreipé démesj j tai, kad reikia pateikti daugiau informacijos apie pradines
medziagas, i$ kuriy gaminamas Enpaxiq, ir apie tai, kaip Sis vaistas veikia tam tikrus Zzmogaus
organizme gaminamus tikslinius baltymus.

Atsizvelgdamas | Siuos riipestj keliancius klausimus, komitetas laikési nuomonés, jog nejrodyta, kad
Enpaxiq nauda baty didesné uz jo keliama rizika.

Kokias paraiskos atsiémimo priezastis nurodé bendrové?

Savo laiSke agentiirai bendrové nurodé savo paraiSka atsiimanti dél to, kad Sios paraiskos pateikimo
proceduros metu jai nepakanka laiko pateikti naujus antro pagrindinio Enpaxiq tyrimo duomenis.
Bendrove teigé, kad naujus Sio tyrimo duomenis ketina jtraukti | Siuo metu parengtg savo dokumenty
rinkinj, o tada ketina kreiptis | EMA, kad galéty aptarti naujg paraiska. LaiSkg dél paraiskos atsiémimo
galima rasti Cia.

Kokiy pasekmiy paraiskos atsiémimas turés pacientams, dalyvaujantiems
klinikiniuose tyrimuose arba labdaringo vartojimo programose?

Bendrové informavo CHMP, kad paraiskos atsiémimas neturés pasekmiy Siuo metu Enpaxiq
klinikiniuose tyrimuose arba labdaringo vartojimo programose dalyvaujantiems pacientams.

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