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Atsisakymas isduoti Gamifant (emapalumabo)
registracijos pazymeéjimag
Pakartotinai iSnagrinéjus patvirtinta nepalanki nuomoné

Pakartotinai iSnagrinéjusi savo pirmine nuomone, Europos vaisty agentira patvirtino savo
rekomendacijg neidduoti vaisto Gamifant registracijos pazyméjimo. Vaistas buvo skirtas gydyti
hemofagocitine limfohistiocitoze (HLH) sergancius jaunesnius nei 18 mety vaikus.

Agentira paskelbé savo nuomone po 2020 m. lapkri¢io 12 d. jvykusios pakartotinio nagrinéjimo
procediiros po to, kai 2020 m. liepos 23 d. paskelbé savo pirmine nuomone. ParaiSkg gauti Gamifant
registracijos pazyméjima, pateiké bendrové ,,Swedish Orphan Biovitrum AB (publ)*.

Kas yra Gamifant ir kam jis buvo skirtas?

Gamifant buvo sukurtas kaip vaistas, skirtas gydyti jaunesnius nei 18 mety vaikus, kurie serga
refrakterine arba pasikartojancia (kai liga nereaguoja | gydyma arba atsinaujina) HLH arba netoleruoja
iprastinés HLH terapijos (paprastai taikomas gydymas vaisty deksametazono ir etopozido deriniu).

Pirminé HLH (pHLH) yra genetiné liga, kuri pasireiSkia pernelyg aktyvia imunine sistema (organizmo
natldralia apsaugos sistema), kai organizme gaminama pernelyg daug makrofagy ir limfocity (imuninés
sistemos Igsteliy), kurie kaupiasi organizmo audiniuose ir organuose, jskaitant kepenis, bluznj, kauly
Ciulpus, galvos smegenis ir oda. HLH taip pat gali i3sivystyti po infekcijos arba sergant veziu
(vadinamoji antriné HLH). Paprastai makrofagai ir limfocitai turéty naikinti infekuotas ir pazeistas
organizmo lasteles, bet sergant HLH imuniné sistema pazeidzia paciento sveikas lgsteles.

Liga gali pasireiksti Siais simptomais: karsciavimu, kepeny ir bluZznies padidéjimu, gelta (odos ir akiy
pageltimu) ir pancitopenija (sumazéjusiu kraujo Igsteliy skai¢iumi); paprastai jie pasireiskia 1—6
menesiy amziaus vaikams.

HLH gali buati gydoma atliekant hematopoetiniy kamieniniy Iasteliy persodinimg — procediirg, kai
paciento kauly Ciulpai pakeiciami donoro kamieninémis lgstelémis, kad i$ jy susidaryty nauji kauly,
Ciulpai, gaminantys sveikas lgsteles, bet pirma pacientams turi biti taikomas intensyvus gydymas, kad
tokia procedura buty sékminga.

Gamifant sudétyje yra veikliosios medziagos emapalumabo ir jj buvo numatyta vartoti infuzijos budu
(lasinti | venq).
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Gamifant 2010 m. birzelio 9 d. priskirtas retujy vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai
pagal HLH gydymo indikacijg. Daugiau informacijos apie vaisty priskyrima retyjy vaisty kategorijai
rasite Agentdros tinklalapyje adresu: www.ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu310749..

2016 m. geguzés 26 d. Gamifant buvo pripazintas tinkamu jtraukti | programg PRIME? pagal pHLH
gydymo indikacija.

Kaip veikia Gamifant?

Veiklioji Gamifant medziaga emapalumabas yra monokloninis antiklinas (tam tikros rasies baltymas),
sumodeliuotas taip, kad atpazinty medziagq, vadinamg gama interferonu, ir prie jos jungtysi. HLH
serganciy pacienty organizme yra daug gama interferono, kuris, manoma, yra atsakingas uz pernelyg
stiprig uzdegimine reakcija, kuri ir sukelia Sig liga. Manoma, kad jungdamasis prie gama interferono,
emapalumabas turéty stabdyti jo veikima ir taip palengvinti HLH simptomus.

Kokius dokumentus bendrové pateiké kartu su paraiska?

Bendrové pateiké vieno pagrindinio tyrimo, kuriame dalyvavo 34 pHLH sergantys pacientai, i$ kuriy 27
pacientams anksciau buvo taikytas gydymas, rezultatus. Pagrindinis veiksmingumo rodiklis buvo
pacienty, kuriems po 4-8 gydymo savaiciy pasireiské dalinis arba visiskas atsakas | gydymag arba kuriy
liga palengvéjo (remiantis jiems pasireiskianciy simptomy palengvéjimu ir laboratoriniy tyrimy,
rezultaty pageréjimu), skaicius.

Kokios buvo pagrindinés priezastys, deél kuriy rekomenduota neisduoti
registracijos pazymeéjimo?

2020 m. liepos mén. Agentira iSreiSké susirlpinimg, kad nors keliems pacientams pasireiSké atsakas |
gydyma ir jiems véliau buvo persodintos hematopoetinés kamieninés lasteles, tyrimo rezultaty
nepakanka, kad bity galima padaryti iSvada, jog Gamifant yra veiksmingas gydant pHLH.

Tyrime dalyvavo tik nedidelis skaicius pacienty, kuriems taip pat taikytas gydymas kitais vaistais nuo
HLH. Be to, laikui bégant simptomai keiciasi, todél buvo nejmanoma padaryti ivados, kad kai kuriems
pacientams nustatytq atsaka | gydyma Iémé Gamifant poveikis. Be kita ko, emapalumabo poveikio
nebuvo galima pakankamai pagristi turimais duomenimis apie tai, kaip vaistas veikia, taip pat
nevisiSkai iStirtas gama interferono vaidmuo vystantis pHLH.

Dél tyrimo modelio taip pat buvo sunku surinkti duomenis apie Gamifant Salutinj poveikj, kuriy reikia
Sio vaisto saugumo charakteristikoms jvertinti. Be to, patikrinus, kad tyrimo duomenys buvo renkami ir
tvarkomi, nebuvo galima patvirtinti, kad duomenys yra patikimi.

Todél pirminio atsisakymo iSduoti registracijos pazymejima metu Agentdra laikési nuomoneés, kad
negalima padaryti iSvados, jog Gamifant nauda yra didesné uzZ jo keliama rizikg gydant pHLH. Todél
Agentlira rekomendavo neidduoti registracijos pazymeéjimo.

Bendrovés pradymu Agentlira pakartotinai iSnagrinéjo savo pirmine nuomone. Pakartotinio nagrinéjimo
procediros metu Agentira jvertino turimus duomenis ir papildomai konsultavosi su atitinkamos srities
eksperty grupe.

1 PRIME yra EMA programa, pagal kurig teikiama papildoma parama kuriant vaistus, skirtus nepatenkintiems gydymo
poreikiams uztikrinti. Daugiau informacijos pateikiama cia: https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/research-
development/prime-priority-medicines .
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2020 m. lapkri¢io mén. pakartotinai iSnagrinéjus pirmine nuomone, susirlipinima keliantis Gamifant
saugumo charakteristiky klausimas buvo iSsprestas, bet kiti klausimai liko neiSspresti. Todél Agentiira
vis tiek laikési nuomonés, kad Gamifant nauda néra didesné uz jo keliama rizikg ir rekomendavo
neidduoti $io vaisto registracijos pazymeéjimo.

Ar Sis atsisakymas tureés jtakos pacientams, dalyvaujantiems klinikiniuose
tyrimuose?

Bendrové pranesé Agentirai, kad tai neturés jokiy pasekmiy pacientams, dalyvaujantiems klinikiniuose
tyrimuose, kuriy metu vartojamas Gamifant.

Jei dalyvaujate klinikiniame tyrime ir pageidaujate gauti daugiau informacijos apie Jums taikomag
gydyma, kreipkités | savo gydytoja.
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