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Klausimai ir atsakymai

Atsisakymas suteikti Kynamro (mipomerseno) rinkodaros
leidimag

Pakartotinio priimtos nuomonés nagrinéjimo rezultatai

2012 m. gruodzio 13 d. Zmoneéms skirty vaistiniy preparaty komitetas (CHMP) priémeé neigiama
nuomone, kurioje rekomendavo nesuteikti vaisto Kynamro, skirto tam tikry formy Seimine
hipercholesterolemija serganciy pacienty gydymui, rinkodaros leidimo. ParaiSkg gauti rinkodaros
leidimg pateiké bendrove ,Genzyme Europe B.V.“.

PareisSkéjas paprasé pakartotinai iSnagrinéti priimta nuomone. Apsvarstes Sio prasymo priezastis,
CHMP pakartotinai iSnagrinéjo pirmine nuomone ir 2013 m. kovo 21 d. patvirtino atsisakyma suteikti
rinkodaros leidima.

Kas yra Kynamro?

Kynamro — tai vaistas, kurio sudétyje yra veikliosios medziagos mipomerseno. Jj buvo numatyta tiekti
po oda Svirksc¢iamo tirpalo forma.

Kokiais atvejais buvo numatyta vartoti Kynamro?

Kynamro buvo numatyta gydyti pacientus, sergancius paveldima liga, vadinama Seimine
hipercholesterolemija, dél kurios kraujyje padidéja cholesterolio kiekis. IS pradziy Siuo vaistu buvo
numatyta gydyti dviejy glaudziai susijusiy formy — vadinamajg sunkios formos heterozigotine ir
homozigotine — Seimine hipercholesterolemija. Atliekant Kynamro vertinima, 3io vaisto indikacija buvo
apribota, | jg jtraukiant tik sunkiausios formos homozigotine ir miSrigja heterozigotine eimine
hipercholesterolemija sergancius pacientus.

Kynamro buvo numatyta vartoti kartu su kitais cholesterolio kiekj mazinanciais vaistai ir skirti kartu su
mazai riebaly turinciy maisto produkty dieta.
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Kokio tikimasi Kynamro veikimo?

Veiklioji Kynamro medzZiaga mipomersenas yra vadinamasis antisensinis oligonukleotidas - labai
trumpas DNR fragmentas, sukurtas taip, kad jungdamasis prie Igsteliy genetinés medziagos, kuri
atsakinga uz baltymo, vadinamo apolipoproteinu B, gamyba, ja trikdyty. Apolipoproteinas B yra
pagrindiné vadinamojo MTL (maZo tankio lipoproteinai) cholesterolio, kuris daZniausiai vadinamas
bloguoju cholesteroliu, ir dviejy glaudziai susijusiy risiy cholesterolio, vadinamojo VDL (vidutinio
tankio lipoproteinai) ir LNTL (labai nedidelio tankio lipoproteinai) cholesterolio, sudedamoji dalis. Siy
rasiy cholesterolio kiekis homozigotine Seimine hipercholesterolemija serganciy pacienty kraujyje yra
padidéjes, todél jiems kyla didesné koronarinés Sirdies ligos (Sirdies ligos, kurig sukelia krauju Sirdies
raumenj apripinandiy kraujagysliy uzsikimsimas) rizika. Tikétasi, kad Kynamro trikdant
apolipoproteino B gamyba, Siy rasiy lipoproteiny kiekis pacienty kraujyje sumazés.

Kokius dokumentus bendrové pateiké kartu su paraiska?

Pirmiausia Kynamro poveikis buvo iSbandytas su eksperimentiniais modeliais ir tik tada buvo tiriamas
jo poveikis Zzmonéms.

Bendroveé pateiké dviejy pagrindiniy tyrimy rezultatus. Viename tyrime dalyvavo 51 pacientas,
sergantis homozigotine Seimine hipercholesterolemija, o kitame — 58 sunkios formos heterozigotine
Seimine hipercholesterolemija sergantys pacientai. Atliekant Siuos tyrimus, buvo lyginamas Kynamro ir
placebo poveikis, juos 26 savaites vartojant su kitais cholesterolio kiekj mazinandiais vaistais ir mazai
riebaly turinc¢iy maisto produkty dieta. Pagrindinis veiksmingumo rodiklis buvo MTL cholesterolio kiekio
sumazéjimas pacienty kraujyje.

Kokios buvo pagrindinés CHMP abejonés, dél kuriy atsisakyta suteikti
rinkodaros leidimg?

2012 m. gruodZio mén. CHMP sunerimo, kad didelé dalis pacienty, net ir tarp ty pacienty, kuriems
gydymas taikomas pagal apribota homozigotinés Seiminés hipercholesterolemijos indikacijg, praéjus ne
daugiau kaip dvejiems metams nuo gydymo Kynamro pradzios, nustojo vartoti S vaistg, daugiausia dél
Salutinio poveikio. Laikytasi nuomoneés, kad tai yra svarbus trikumas, nes Kynamro skirtas ilgalaikiam
gydymui. CHMP taip pat sunerimo dél galimy, ilgalaikiy pasekmiy kepeny veiklos rodikliams, i$ kuriy
tyrimy rezultaty buvo matyti, kad kepenyse kaupiasi riebalai, o kepeny fermenty kiekis padidéjes;
bendrovei nepavyko jtikinti CHMP, kad siekiant iSvengti nepataisomos Zalos kepenims, pakakty jos
pasiulyty priemoniy. Be to, komitetui nerima kélé tai, kad Kynamro vartojusiy pacienty grupéje buvo
uZregistruota daugiau Sirdies ir kraujagysliy sistemos reiskiniy (Sirdies ir kraujagysliy veiklos
sutrikimy), nei placebo vartojusiy pacienty grupéje. Dél to CHMP negaléjo patvirtinti, kad numatyta
Kynamro nauda Sirdies ir kraujagysliy sistemai, susijusi su cholesterolio kiekio mazéjimu, yra didesné
uz galima rizikq Sirdies ir kraujagysliy sistemai. Todél tuo metu CHMP laikési nuomonés, kad Kynamro
nauda néra didesné uz jo keliama rizikg ir rekomendavo nesuteikti jo rinkodaros leidimo.

2013 m. kovo meén., pakartotinai nagrinéjant priimta nuomone, CHMP nerimg keéle klausimai nebuvo
iSspresti ir bendrovés pasitlytomis priemonémis jy nebdty pavyke visiskai iSspresti. Todél pakartotinai
iSnagrinéjus priimtg nuomone, CHMP atsisakymas suteikti rinkodaros leidima buvo dar kartg
patvirtintas.
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Kokiy pasekmiy atsisakymas suteikti rinkodaros leidimga turés pacientams,
dalyvaujantiems klinikiniuose tyrimuose arba labdaringo vartojimo
programose?

Bendrové informavo CHMP, kad pacientai, kurie vartoja $j vaistg dalyvaudami klinikiniuose tyrimuose,
toliau vartos §j vaistg taip, kaip numatyta. Pacientai, pateike paraiskg dél dalyvavimo labdaringo
vartojimo programose, bus toliau vertinami ir gaus vaistq, jeigu atitiks reikalavimus.

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