EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

2013. gada 25. aprilis
EMA/242206/2013
EMEA/H/C/002425

Jautajumi un atbildes

Zalu Raxone (idebenona) registracijas apliecibas
pieteikuma atsaukSana

Uznémums Santhera Pharmaceuticals (Deutschland) GmbH 2013. gada 21. marta oficiali
informé&ja Cilvekiem paredzéto zalu komiteju (CHMP) par savu [émumu atsaukt zalu Raxone
registracijas apliecibas pieteikumu. Sis zales izmanto L&bera parmantotas optiskas
neiropatijas (Leber’s hereditary optic neuropathy — LHON) arstésanai.

Kas ir Raxone?

Raxone ir zales, kas satur aktivo vielu idebenonu. Bija paredzets, ka tas bis pieejamas
150 mg tablesSu veida.

Kadam nolukam bija paredzets lietot Raxone?

Raxone bija paredzéts lietot LEbera parmantotas optiskas neiropatijas arstésanai. Ta ir
iedzimta slimiba, kas izraisa progres€josu redzes zudumu.

2007. gada 15. februari Raxone apstiprinaja ka zales retu slimibu arstésanai, kas paredzétas
Lébera parmantotas optiskas neiropatijas arstésanai.

Kada ir paredzama Raxone iedarbiba?

Raxone aktiva viela idebenons iedarbojas uz stina esosam struktlram - mitohondrijiem, kas
razo Stnas funkcionésanai nepiecieSamo energiju. Pacientiem, kuri slimo ar Lébera
parmantoto optisko neiropatiju, ir mutacijas (defekti) mitohondriju genétiskaja materiala.
Tas nozimé, ka mitohondriji pilnvértigi nerazo enerdiju un rada toksiskas skabekla formas
(brivos radikalus), kas boja redzes nodrosinasanai nepiecieSamas acs nervu Stnas.
Idebenona darbibas mehanisms Lébera parmantotas optiskas neiropatijas gadijuma nav
pilnigi skaidrs, bet uzskata, ka tas mazina brivo radikalu veidoSanos un palidz uzlabot
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energijas razosanu, tadéjadi novérsot stinu bojajumu un Lébera parmantotas optiskas
neiropatijas gadijuma novéroto redzes zudumu.

Kadus dokumentus uznémums iesniedza pieteikuma pamatosanai?

Pirms uzsakt pétijumus ar cilvékiem, Raxone iedarbiba tika parbaudita eksperimentalos
mode]os.

Uznémums iesniedza viena Raxone pamatpétijuma rezultatus. Saja pétijuma piedalijas 85
pacienti ar Lébera parmantoto optisko neiropatiju, kuriem simptomi bija radusSies pédé&jo
piecu gadu laika. Pétijuma pacienti seSus ménesus sanéma Raxone vai placebo (fiktivu
arstésanas lidzekli). Galvenais efektivitates raditajs bija redzes parmainas péc seSiem
arstéSanas ménesiem, kas noteiktas, izmantojot standarta acu parbaudi ar burtu plakatu.

Kura pieteikuma vértésanas posma pieteikumu atsauca?

Izvertésana bija pabeigta, un CHMP sniedza negativu atzinumu. Uznémums ltidza parskatit
negativo atzinumu, bet parskatiSana vél nebija pabeigta, kad uznémums iesniedza
pieteikuma atsaukumu.

Kads bija CHMP ieteikums taja laika?

Pamatojoties uz izskatitajiem datiem, atsaukSanas bridi CHMP bija devusi negativu
atzinumu, iesakot atteikt registracijas apliecibas izsniegSanu zalém Raxone, kas paredzétas
Leébera parmantotas optiskas neiropatijas (LHON) arstésanai.

Negativa atzinuma dosanas bridi CHMP bija baZzas, ka Raxone lietoSana seSus ménesus
pacientiem ar LEbera parmantoto optisko neiropatiju, kuriem simptomi sakusies péd&jo
piecu gadu laika, nedeva nozimigu redzes uzlabojumu, salidzinot ar placebo (pacienti, kuri
lietoja Raxone, burtu plakata spé&ja izskirt par trim burtiem vairak neka pacienti, kuri lietoja
placebo). CHMP So ieguvumu neuzskatija par nozimigu.

Pamatojoties uz to pasu pétijumu, uznémums vélak ierosinaja ierobezot Raxone lietoSanu un
izmantot to tikai pacientiem ar Lébera parmantoto optisko neiropatiju, kuriem simptomi
sakusies pédéja gada laika. Siem pacientiem burtu plakata konstat&ja uzlabojumu par 17
burtiem, salidzinot ar placebo. Tomér CHMP secinaja, ka jauna pacientu apaksgrupa, kurai
ierosinats veikt arstéSanu, pétijuma nav labi parstavéta (28 pacienti), un rezultatu
uzticamiba ir diskutabla. Nemot véra Sis apaksgrupas nelielo apméru, CHMP uzskatija, ka
nav iesp&jams izslégt spontanu uzlabosanos.

Turklat CHMP uzskatija, ka dati, kas raksturo idebenona darbibas mehanismu Lébera
parmantotas optiskas neiropatijas gadijuma, nav pietiekami.

Tapéc atsauksanas bridi CHMP uzskatija, ka zalu Raxone ieguvumi neparsniedz to radito

risku.

Ka uzneémums pamatoja pieteikuma atsauksanu?

Uznémuma véstule, kura tas informé agentiru par pieteikuma atsaukSanu, noradits, ka
uznémums nolémis atsaukt pieteikumu stratégisku iemeslu dél.

Atsaukuma véstule ir pieejama Seit.
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http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Other/2013/04/WC500142479.pdf

Kadas sekas Sis atsaukums radis pacientiem, kuri piedalas kliniskajos
petijumos vai lidzcietigas zalu lietoSanas programmas?

Uznémums informé&ja CHMP, ka kliniskie pétijumi paslaik nenotiek. Lidzcietigas zalu
lietoSanas programmas iesaistitie pacienti var turpinat lietot Raxone.

Ja Jus pasreiz piedalaties lidzcietigas zalu lietoSanas programma un vélaties sanemt plasaku
informaciju par terapiju, jautajiet arstam, kurs Jums to nodrosina.
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