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Klausimai ir atsakymai

ParaiSkos gauti IXinity (trenonakogo alfa) rinkodaros teise
atsiémimas

2013 m. birzelio 13 d. bendrové , Cangene Europe Ltd" oficialiai pranesé Zmonéms skirty vaistiniy,
preparaty komitetui (CHMP) apie savo pageidavimg atsiimti paraiSkg gauti IXinity, skirto hemofilija B
serganciy pacienty gydymui prasidéjus kraujavimui ir jo prevencijai sergant 3ia liga, rinkodaros teise.

Kas yra IXinity?

IXinity — tai vaistas, kurio sudétyje yra veikliosios medziagos trenonakogo alfa (rekombinantinio
zmogaus IX faktoriaus). Jj buvo numatyta tiekti milteliy ir tirpiklio, iS kuriy ruosiamas svirks¢iamasis
tirpalas, forma (500, 1 000 ir 1 500 vienety).

Kokiais atvejais buvo numatyta vartoti I Xinity?

IXinity buvo numatyta naudoti gydant ne jaunesnius kaip 12 mety hemofilija B (paveldimu IX
faktoriaus trikumo sukeliamu kraujavimo sutrikimu) sergancius pacientus prasidéjus kraujavimo
epizodams ir siekiant iSvengti tokiy kraujavimo epizoduy.

Kokio tikimasi IXinity veikimo

Hemofilija B serganciy pacienty kraujyje yra nepakankama IX faktoriaus — baltymo, kuris padeda
kraujui normaliai kreséti,— koncentracija. Tai sukelia kraujo kreséjimo sutrikimus, dél kuriy prasideda
kraujavimas | sgnarius, raumenis ir vidaus organus. Veiklioji IXinity medziaga trenonakogo alfa yra
tam tikros formos IX faktorius, kuriuo kompensuojamas kraujyje nesantis IX faktorius ir kuris taip
padeda laikinai suvaldyti §j kraujavimo sutrikima.

Veiklioji IXinity medziaga gaminama vadinamuoju rekombinantinés DNR technologijos bidu: jg gamina
Igstelés, kurioms buvo implantuotas kreséjimo faktoriaus gamybg uztikrinantis genas.
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Kokius dokumentus bendrové pateiké kartu su paraiska?

Bendrove pateiké tyrimy, kuriuose dalyvavo 42 vidutinio sunkumo arba sunkios formos hemofilija B
sergantys pacientai, kuriems IXinity buvo sudvirksta prasidéjus kraujavimui arba siekiant jo iSvengti,
iskaitant kelis pacientus, kuriems buvo atliekama operacija, rezultatus. Veiksmingumas buvo
vertinamas pagal pacienty vertinima, kiek sékmingai pavyko kontroliuoti kraujavima, ir pagal
kraujavimo epizody, kurie pasireiské vartojant $j vaistg, skaiciy.

Kuriuo paraiskos nagrinéjimo etapu paraiska atsiimta?

Si paraiska atsiimta, kai CHMP jau buvo jvertines bendroveés pateiktus dokumentus ir parenges
klausimy, sgrasus. CHMP jvertinus bendroveés atsakymus | paskutinj kartg pateiktus klausimus, vis dar
buvo like neisspresty klausimuy.

Kokia tuo metu buvo CHMP rekomendacija

Remdamasis perzitrétais duomenimis ir bendrovés atsakymais | CHMP parengty sarasy klausimus,
paraiskos atsiémimo metu CHMP dar turéjo abejoniy ir buvo priémes negalutine nuomone, kad IXinity
negali biti registruotas hemofilija B serganciy pacienty gydymui prasidéjus kraujavimo epizodams ir
tokiy kraujavimo epizody prevencijai.

Nors tyrimai patvirtino IXinity veiksminguma, jie taip pat atskleidé, kad pacienty kraujyje susidaré
netikétai didelé antikliny, veikianciy IXinity gamyboje naudojamy lasteliy baltymus, kuriy taip pat buvo
vaiste, koncentracija. Bendrové patobulino IXinity gamybos procesa, kad i$ vaisto baty pasalinti Sie
baltymai, taciau nebuvo aisku, ar idgrynintas vaistas veiks taip pat, kaip tyrimuose naudotas originalus
preparatas, ir CHMP rekomendavo atlikti papildoma tyrimg su pacientais.

Todél paraiskos atsiémimo metu CHMP laikési nuomonés, kad remiantis Siuo metu turimais
duomenimis, iSgryninto IXinity preparato naudos ir rizikos santykis yra neigiamas.

Kokias paraiskos atsiémimo priezastis nurodé bendrové?

Laiske, kuriuo agentirai pranesta apie paraiSkos atsiémimg, bendrové nurodeé, kad sprendimas atsiimti
paraiskg buvo pagristas tuo, kad ji negali per teisés aktuose nustatytg terming pateikti papildomy
duomeny, kuriy reikia CHMP nerima keliantiems klausimams iSspresti. Bendrové pareiské ketinanti
surinkusi duomenis pakartotinai pateikti paraiska rinkodaros teisei gauti.

Laiska dél paraiskos atsiémimo galima rasti ia.

Kokiy pasekmiy paraiskos atsiémimas turés pacientams, dalyvaujantiems
klinikiniuose tyrimuose?

Bendrové pranesé CHMP, kad klinikiniuose tyrimuose $iuo metu dalyvaujantys pacientai toliau vartos
IXinity, o patvirtinus persvarstytas tyrimy vykdymo tvarkos taisykles pereis prie gydymo iSgrynintu
preparatu.

Jeigu dalyvaujate klinikiniame tyrime ir pageidaujate gauti daugiau informacijos apie Jums taikoma
gydyma, kreipkités j Jus gydantj gydytoja.
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