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Klausimai ir atsakymai

ParaiSkos gauti Raxone (idebenono) rinkodaros leidimg
atsiemimas

2013 m. kovo 21 d. bendrové ,Santhera Pharmaceuticals (Deutschland) GmbH" oficialiai pranesé
Zmonems skirty vaistiniy preparaty komitetui (CHMP) apie savo pageidavima atsiimti parai$ka gauti
Raxone, skirto paveldimos Leberio regos nervo atrofijos (PLRNA) gydymui, rinkodaros leidima.

Kas yra Raxone?

Raxone — tai vaistas, kurio sudétyje yra veikliosios medZziagos idebenono. Jj buvo numatyta tiekti
150 mg tabletémis.

Kokiais atvejais buvo numatyta vartoti Raxone?

Raxone buvo numatyta gydyti PLRNA — paveldima liga, kuria sergant laipsniskai netenkama regéjimo.

2007 m. vasario 15 d. Raxone priskirtas retyjy vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai,
taip pat buvo patvirtintas Sio vaisto vartojimas PLRNA gydyti.

Kokio tikimasi Raxone veikimo?

Veikioji Raxone medziaga idebenonas veikia lgsteliy viduje esancius darinius, vadinamus
mitochondrijomis, kurios gamina lasteliy funkcionavimui bating energija. PLRNA serganciy pacienty
mitochondrijy genetinéje medziagoje yra mutacijy (defekty). Tai reiSkia, kad gamindamos energijg
mitochondrijos veikia netinkamai ir gamina toksisky formy deguonj (laisvuosius radikalus), kuris
pazeidzia akyje esancias regéjimui bitinas nervines lgsteles. Kaip tiksliai idebenonas veikia sergant
PLRNA, nezinoma, bet manoma, kad jis slopina laisvujy radikaly susidaryma ir padeda gerinti energijos
gamybg, taip uzkirsdamas kelig lasteliy pazeidimui ir apakimui, kuris pasireidkia sergant PLRNA.
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Kokius dokumentus bendrové pateiké kartu su paraiska?

Pirmiausia Raxone poveikis buvo iSbandytas su eksperimentiniais modeliais ir tik tada buvo tiriamas jo
poveikis Zmonéms.

Bendrové pateikeé vieno pagrindinio Raxone tyrimo rezultatus; jame dalyvavo 85 PLRNA sergantys
pacientai, kuriems 3ios ligos simptomai pirmakart pasireiské prie$ ne daugiau kaip penkerius metus.
Atliekant Sj tyrima, pacientai Sesis ménesius vartojo Raxone arba placebg (netikrg vaistg). Pagrindinis
veiksmingumo rodiklis buvo regéjimo pokytis per SesSis gydymo ménesius, kuris vertintas atliekant
standartinj regéjimo patikrinimg naudojant raidziy lentele.

Kuriuo paraiskos nagrinéjimo etapu paraiska atsiimta?

Baiges vertinimg, CHMP pateiké neigiamg nuomone. Bendrové paprasé pakartotinai iSnagrinéti priimtg
neigiama nuomone, taciau atsiémé prasyma Siam pakartotiniam nagrinéjimui dar neprasidéjus.

Kokia tuo metu buvo CHMP rekomendacija?

Remdamasis perzilrétais duomenimis, paraiskos atsiémimo metu CHMP buvo priémes neigiamg
nuomone, rekomenduodamas nesuteikti Raxone, skirto paveldimos Leberio regos nervo atrofijos
(PLRNA) gydymui, rinkodaros leidimo.

Pateikiant neigiama nuomone, CHMP buvo iSkile abejoniy dél to, kad lyginant su placebg vartojusiais
pacientais, PLRNA serganciy pacienty, kuriems Sios ligos simptomai pirmakart pasireiské pries ne
daugiau kaip penkerius metus ir kurie Raxone vartojo Sesis ménesius, regéjimas pageréjo nesmarkiai
(raidziy lenteléje Raxone vartoje pacientai jZiliréjo trimis raidémis daugiau, nei vartoje placebg). CHMP
laikési nuomonés, kad tokia gydymo Siuo vaistu nauda néra reikSminga.

Remdamasi tuo paciu tyrimu, bendrové véliau pasitlé apriboti Raxone vartojima, ji skiriant tik tiems
PLRNA sergantiems pacientams, kuriems Sios ligos simptomai pirmakart pasireiské pries ne daugiau
kaip vienus metus. Vertinant pagal raidziy lentele regéjimui tikrinti, Siy pacienty regéjimas pageréjo 17
raidziy (lyginant su placeba vartojusiais pacientais). Taciau CHMP priéjo prie iSvados, kad minétame
tyrime dalyvavo pernelyg mazai prie pasitlyto naujojo Siuo vaistu gydytiny pacienty pogrupio
priskiriamuy tiriamuyjy (28 pacientai) ir kad rezultaty patikimumas abejotinas. Atsizvelgdamas | nedidelj
Sio pogrupio dydj, CHMP laikési nuomonés, jog negalima atmesti spontaninio regéjimo pageréjimo
galimybés.

Be to, CHMP nusprendé, kad duomeny, kuriais buvo patvirtintas idebenono veikimo bidas sergant
PLRNA, nepakanka.

Todél paraiskos atsiémimo metu CHMP laikési nuomonés, kad Raxone teikiama nauda néra didesné uz
jo keliama rizika.

Kokias paraiskos atsiémimo priezastis nurodé bendrové?

Laiske, kuriuo agentirai pranesta apie paraiSkos atsiémimg, bendrové nurodé paraiskg atsiimanti dél
strateginiy priezasciu.

LaiSka dél paraiskos atsiémimo galima rasti Cia.
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http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Other/2013/04/WC500142479.pdf

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

programose dalyvaujantys pacientai gali toliau vartoti Raxone.

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