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Xyndari (glutamina) registracijas apliecibas pieteikuma
atsauksSana

Uznémums Emmaus Medical Europe Ltd atsauca Xyndari registracijas apliecibas pieteikumu. Sis zales
izmanto sirpjveida siinu anémijas arstésanai.

Uznémums pieteikumu atsauca 2019. gada 18. septembri.

Kas ir Xyndari un kadam nolukam bija paredzeéts tas lietot?

Xyndari tika izstradatas ka zales sirpjveida Sinu anémijas arstésanai. Ta ir genétiska slimiba, kuras
gadijuma sarkanas asins $lnas zaudé elastibu un iegist pusloka jeb sirpja formu. Sadas patologiskas
slinas bloké asins pliismu kermenT un izgulsné asinis hemoglobinu (olbaltumvielu, kas nes
skabekli).Tas izraisa sapes, organu bojajumus, atkartotas infekcijas un anémiju (zemu hemoglobina
[Tmeni).

Xyndari satur aktivo vielu glutaminu, un bija paredzéts, ka tas bis pieejamas ka pulveris, kas
jaizskidina skidruma un jalieto iekskigi. Glutamins ir aktiva viela vairakas zalés, ko izmanto
parenteralai barosanai (kad ievada baribas vielas véna pa pilienam).

pacientiem.Sikaka informacija par retu slimibu arstéSanai paredzéto zalu statusa pieskirsanu ir
atrodama Eiropas Zalu adgentiiras timekla vietné:ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3121011.

Ka Xyndari darbojas?

Nav pilnigas izpratnes par veidu, ka Xyndari aktiva viela glutamins iedarbojas uz sirpjveida Stnu
anémiju. P&tijumi liecina, ka, glutaminam uzsticoties sirpjveida Slnu anémijas pacientu patologiskajas
sarkanajas asins $iinas, tas darbojas ka antioksidants (iznicina molekulas, ko dévé par brivajiem
radikaliem un kas boja Stinas) un samazina asins Stnu pielipSanu pie asinsvadu sieninam. Bija
sagaidams, ka tas uzlabos asins piepltdi organiem, tad&jadi saisinot sirpjveida Sinu anémijai
raksturigo sapju periodu (sauktu par sirpjveida stnu krizi).
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Kadus dokumentus uznémums iesniedza pieteikuma pamatosanai?

Uznémums iesniedza rezultatus no pamatpétijuma ar 230 sirpjveida Sinu anémijas pacientiem.
Pacienti vienu gadu sanéma Xyndari vai placebo (zalu imitaciju).Galvenais efektivitates raditajs bija
pacientu pieredzéto sirpjveida Stinu krizu skaits. PEtljuma ari novéroja, cik biezi pacientiem bija
jadodas uz slimnicu sirpjveida SGnu anémijas izraisito sapju dél. Uznémums iesniedza ari rezultatus no
paligpétijuma, kura izmantoti lidzigi efektivitates raditaji un piedalijas 70 pacienti, kuri sanéma Xyndari
vai placebo.

Kura pieteikuma vértésanas posma pieteikumu atsauca?

Izveértésana bija pabeigta, un Eiropas Zalu agentira bija ieteikusi atteikt izsniegSanu registracijas
apliecibai, ko péc uznémuma liguma vél atkartoti vértéja pieteikuma atsauksanas laika. Uznémums
atsauca pieteikumu, pirms bija pabeigta atkartota izvértéSana un pirms Eiropas Komisija bija izdevusi
IEmumu par Adentdras ieteikumu.

Kads bija Agentiiras ieteikums taja laika?

Pamatojoties uz izskatitajiem datiem, atsauksanas bridi Adentiira atzina, ka ir jaatsaka registracijas
apliecibas izsniegSana zalém Xyndari, kas paredzétas sirpjveida Sinu anémijas arstésanai.

Adgentlira uzskatija, ka pamatpétijuma nav pieradits, ka Xyndari sp&j efektivi samazinat sirpjveida sinu
krizu vai slimnicu apmekléjumu skaitu. Liels skaits pacientu, no kuriem Xyndari lietoja vairak pacientu
neka placebo, izstajas no pétijuma pirms ta pabeigSanas, un nav pieejama informacija par zaju
iedarbibu uz Siem pacientiem. Adentira uzskatija, ka dati par Siem pacientiem tika apstradati
nepareizi.

Adentdrai ari bija bazas par paligpétijumu, kura bija iesaistits neliels skaits pacientu un no kura daudzi
pacienti arl agri izstajas. Turklat Saja pétijuma Xyndari grupa, salidzinot ar placebo grupu, bija vairak
pacientu, kuri sapémusi sirpjveida Stinu anémijas arstéSanai paredzétas zales hidroksiurinvielu. Tas
varétu bat ietekmégjis rezultatus.

Tapéc atsauksanas bridi Agentlira uzskatija, ka uznémums nav pilniba noveérsis tas bazas un Xyndari
sniegto ieguvumu nav iesp&jams pieradit.

Ka uznémums pamatoja pieteikuma atsauksanu?

Véstulé, kura uznémums informé&ja Adgentiiru par pieteikuma atsaukSanu, tas pazinoja, ka atsauksana
ir saistita ar uzpémuma marketinga stratégijas mainu.

Vai Sis atsaukums ietekmés pacientus, kuri piedalas kliniskajos pétijumos
vai lidzcietigas zalu lietoSsanas programmas?

Uznémums informé&ja Agentiliru, ka paslaik Eiropa nenotiek Xyndari kliniskie p&tijumi. Uznémums
turpinas savas pasreizéjas lidzcietigas zalu lietoSanas programmas, gaidot apspriedes ar valstu
iestadém, kas jau ir pieskirusas lidzcietigas zalu lietoSanas apstiprinajumu.

Ja jas paslaik piedalaties lidzcietigas zalu lietoSanas programma un vélaties sanemt plasaku
informaciju par terapiju, jautajiet savam arstam.
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