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JAUTAJUMI UN ATBILDES PAR ATSAUKTO REGISTRACIJAS APLIECIBAS
PIETEIKUMU
zalem
IPLEX

Starptautiskais neaizsargatais nosaukums (SNN): mekasermina rinfabats

Insmed Europe Ltd 2007. gada 26. marta oficiali inform&ja Cilvékiem paredz&to zalu komiteju
(CHMP) par savu lémumu atsaukt pieteikumu zalu IPLEX registracijas apliecibas sanemsanai.
Pieteikuma noradita indikacija bija tadu pacientu ar primaro nejutibu pret augSanas hormonu un
pacientu ar augSanas hormona géna del&ciju arstésana, kuriem ir izveidojusas neitraliz€josas antivielas
pret augSanas hormonu.

Kas ir IPLEX?
IPLEX ir skidums injekcijai, kas ka aktivo vielu satur 60 mg/ml mekasermina rinfabata.

Ka bija paredzeéts lietot IPLEX?
IPLEX bija ieceréts lietot berniem ar mazu augumu, kuriem saistiba ar augSanas hormona izmantoSanu
ir $adas kermena augsanas problémas:

e viniem ir primarais nejutigums pret hormonu, tapec hormona injekcijam nav iedarbibas.
,Primarais” nozime, ka nav zinams nejutiguma c€lonis;

e vini nespgj veidot augSanas hormonu un jau agrak ir sanémusi aug$anas hormonu, bet viniem
ir izveidojusas neitralizgjoSas antivielas, Tpasas olbaltumvielas, kas var noverst injiceta
augSanas hormona iedarbibu.

Sakara ar to, ka §is slimibas pacientu skaits ir mazs, slimiba ir reta, un 2006. gada 20. junija
mekasermina rinfabats tika atlauts ka zales retu slimibu arstésanai.

Kada ir sagaidama IPLEX darbiba?

IPLEX aktiva viela mekasermina rinfabats ir binara olbaltumviela, ko veido divas olbaltumvielas,
kuras normali raZzo organisms: insulinam lidzigais augSanas faktors I (IGF-I) un insulinam Iidziga
augSanas faktora saistitajs olbaltumviela 3 (IGFBP-3). Mekasermina rinfabatu iegiist ar panémienu, ko
sauc par ,,rekombinanto DNS tehnologiju”: to razo baktgrija, kas ir sanémusi génu (DNS), kur§ padara
to sp&jigu razot So vielu.

Kermen1 dabigais augSanas hormons veicina b&rnu augSanu, stimulgjot kermeni IGF-I veidosanos.
IGF-I péc tam stimulé kaulu augSanu. IPLEX piegada IGF-I tiesa veida ka daJu no binaras
olbaltumvielas, un tas dod iespgju kauliem augt, apejot nepiecieSamibu péc pasa augSanas hormona.
IPLEX sastava IGF-I ir saistits pie IGFBP-3, jo tas imite veidu, ka IGF-I tiek parnésats kermeni. Tas
var dot iesp&ju IGF-I cirkulét kerment augstaka koncentracija un ilgaku laiku neka nesaistitam IGF-I.

Kadus dokumentus uznémums iesniedza CHMP, lai pamatotu pieteikumu?

Pirms uzsakt petijumus ar cilvékiem, IPLEX iedarbiba vispirms tika parbaudita eksperimentalos
modelos. Ta efektivitati novértéja viena kliniska pétfjuma, kur§ joprojam turpinds. Saja pétijuma
iesaistitie 27 bérni (vecuma no 3 lidz 15 gadiem) sanéma |PLEX Iidz pat vienam gadam. Galvenais
efektivitates kritérijs pamatojas uz augSanas atrumu pétifjuma laika, salidzinot ar augSanu gada, pirms
tika sakts p&tijums.
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Kura pieteikuma vértéSanas posma to atsauca?

Pieteikums bija izvertgjuma 120. diena, kad to atsauca. CHMP bija izveidojusi jautajumu sarakstu, uz
kuriem uznp€mumam bija jaatbild, bet uznemums vél uz tiem nav atbildgjis.

CHMP jaunu pieteikumu parasti izverte 210 dienu laika. Izskatijusi pirmos iesniegtos dokumentus,
CHMP sagatavo jautajumu sarakstu (120. diena), ko nosiita uznémumam. Tiklidz uzpémums ir
iesniedzis atbildes uz Siem jautajumiem, CHMP izskata tas un, pirms sniegt atzinumu, var uzdot ar1
citus jautajumus (180. diena). Saskana ar CHMP viedokli Eiropas Komisijai licences izsniegSanai
parasti ir nepiecieSami 2 meénesi.

Kadi bija CHMP ta briza ieteikumi?

Pamatojoties uz izskatitajiem datiem lidz atsaukuma bridim, CHMP bija radusas bazas, un ta bija
pienémusi pagaidu slédzienu, ka IPLEX nevar tikt atlauts tadu pacientu ar primaro nejutibu pret
augSanas hormonu un pacientu ar augSanas hormona g€na deléciju arst€Sanai, kam izveidojusas
antivielas pret augSanas hormonu.

Kadas bija visbuitiskakas CHMP bazas?

Galvenas CHMP bazas attiecas uz zalu razoSanas veidu. Komitejai nebija parliecibas, ka zales, kas
tiktu laistas tirgti, biis salidzinamas ar tam, kas lietotas kliniskaja p&tijuma. Komitejai bija arT biitiskas
bazas attieciba uz So zalu efektivitates novertéSanas veidu, seviski attieciba uz kliskaja pétijjuma
ieklauto pacientu veidu. Pacienti nebija arT arsteti pietiekosi ilgi, lai pieraditu, ka zalu iedarbiba
turpinas ilgak par vienu gadu.

Tapec atsaukSanas bridi CHMP uzskatija, ka nav ticis pietickami paradits ieguvums no |PLEX un ka
ieguvumi neatsver identificgtos riskus.

Kadus iemeslus pieteikuma atsaukSanai uznémums mingja?
Uznémuma véestule par atsaukumu ir publicEta EMEA timek]a vietng un atrodama
Seit.

Kadas sekas atsaukums radis pacientiem, kas piedalas IPLEX Kliniskaja izpété/zalu
eksperimentalas lietoSanas programmas?

Uzpémums informé&ja CHMP, ka atsaukums neatstas nekadu iespaidu uz notiekoso klinisko p&tijumu
par IPLEX nekaitigumu un efektivitati, arstéjot augSanas hormona nejutiguma sindromu.

Ja Jus esat iesaistiti paSreiz notiekosa kliniskaja izpet€ un Jums ir vajadziga plasaka informacija par
JUsu arstésanu, versieties pie arstejosa arsta.
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http://www.emea.europa.eu/humandocs/PDFs/EPAR/Iplex/H-754-WL.pdf

