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MISTOQSIJIET U TWEGIBIET DWAR L-IRTIRAR TA’ L-APPLIKAZZJONI GHALL-
AWTORIZZAZZJONI GHAT-TQEGHID FIS-SUQ
ghal
IPLEX

Isem Internazzjonali Mhux Patentat (INN): mecasermin rinfabate

Fis-26 ta’ Marzu 2007, Insmed Europe Ltd gharrfet uffi¢jalment lill-Kumitat ghall-Prodotti Medicinali
ghall-Uzu mill-Bniedem (CHMP) li tixtieq tirtira l-applikazzjoni taghha ghall-awtorizzazzjoni ghat-
tqeghid fis-suq ghal IPLEX, ghat-trattament ta’ pazjenti b’insensittivita primarja ghall-ormon tat-
tkabbir u ta’ pazjenti bi thassir tal-gene ta’ l-ormon tat-tkabbir 1i jkunu zviluppaw antikorpi li
jinnewtralizzaw l-ormon tat-tkabbir.

X’inhu IPLEX?
IPLEX hu soluzzjoni ghall-injezzjoni li fiha 60 mg/ml mecasermin rinfabate bhala s-sustanza attiva.

Ghal xiex kien mistenni li jintuza IPLEX?
IPLEX kellu jintuza minn tfal ta’ statura qasira li gisimhom ikollu problemi fil-gestjoni ta’ l-ormon
tat-tkabbir minhabba li:

e ikollhom insensittivita primarja ghall-ormon, u allura jekk jinghataw ormon tat-tkabbir
b’injezzjoni, dan ma jkollu l-ebda effett. ‘Primarja’ tfisser 1i ma tkun maghrufa l-ebda raguni
ghall-insensittivita.

e ma jkunux kapaci jipproduc¢u ormon tat-tkabbir u jkunu nghataw ormon tat-tkabbir gabel, izda
jkunu zviluppaw antikorpi newtralizzanti, proteini specjali li jipprevjenu li I-ormon tat-tkabbir
jaghmel effett.

Billi 1-ghadd ta’ pazjenti b’dawn it-tipi ta’ mard huwa wiehed baxx, dawn huma meqjusa ‘rari’, u
mecasermin rinfabate gie kkategorizzat bhala ‘medi¢ina orfni’ (medi¢ina uzata f’mardiet rari) f1-20 ta’
Gunju 2006.

Kif kien mistenni jahdem IPLEX?

Is-sustanza attiva f’IPLEX, mecasermin rinfabate, hija proteina binarja maghmula minn zewg proteini
li normalment huma prodotti mill-gisem: insulin-like growth factor | (IGF-I) u insulin-like growth
factor binding protein 3 (IGFBP-3). Mecasermin rinfabate jigi prodott b’metodu maghruf bhala
‘teknologija rikombinanti tad-DNA’: jigi prodott minn batterji li jkunu ré¢evew gene (DNA), li
jaghmilha possibbli li jipproducuha.

Fil-gisem, l-ormon tat-tkabbir naturali jippromwovi t-tkabbir fit-tfal billi jistimula 1-gisem sabiex
jipprodu¢i IGF-1. Imbaghad IGF-I jehel ma’ IGFBP-3 ghax dan jimita 1-mod li bih IGF-1 jingarr fil-
gisem. Dan jippermetti lil IGF-I ji¢¢irkula fil-gisem f’livelli oghla u ghal perjodi itwal ta’ hin meta
mgqabbel ma’ IGF-I mhux imwahhal.

X’dokumentazzjoni ipprezentat il-kumpannija biex issahhah l-applikazzjoni taghha lis-CHMP?
L-effetti ta’ IPLEX ghall-ewwel gew ittestjati fuq mudelli esperimentali qabel ma gew studjati fin-
nies. L-effettivita tieghu giet studjata fi studju kliniku, li ghadu ghaddej. Fl-istudju, 27 tifel u tifla (ta’
bejn 3 u 15-il sena) gieghdin jinghataw IPLEX ghal perjodu ta’ mhux iktar minn sena. Il-mezz ewlieni
tal-kejl ta’ I-effettivita hu bbazat fuq il-heffa tat-tkabbir matul I-istudju, meta mqabbel ma’ dak fis-
sena ta’ qabel inbeda I-istudju.
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Sa fejn kienet waslet l1-evalwazzjoni ta’ l-applikazzjoni meta giet irtirata?

L-applikazzjoni kienet waslet fil-120 jum meta l-kumpannija rtiratha. Is-CHMP kien ifformula lista ta’
mistogsijiet biex jitwiegbu mill-kumpannija, izda 1-kumpannija kienet ghadha ma wegbithomx.
Is-CHMP normalment jiehu sa mitejn u ghaxart ijiem biex jevalwa applikazzjoni gdida. Abbazi tal-
valutazzjoni tad-dokumentazzjoni inizjali, is-CHMP ihejji lista ta’ mistogsijiet fil-120 jum, u din il-
lista tintbaghat lill-kumpannija. Ladarba I-kumpannija tkun tat it-twegibiet ghall-mistogsijiet, is-
CHMP janalizzahom u jista’, qabel ma jaghti opinjoni, jistagsi xi mistogsijiet ohra fil-180 jum. Wara
l-opinjoni tas-CHMP, generalment iridu jghaddu madwar xahrejn biex il-Kummissjoni Ewropea
tohrog licenzja.

X’kienet ir-rakkomandazzjoni tas-CHMP f’dan iz-zmien?

Abbazi ta’ l-analizi tad-dejta fi Zmien l-irtirar, is-CHMP kellu xi thassib u kien ta’ l-opinjoni
provizorja li IPLEX ma setax jigi approvat ghat-trattament ta’ pazjenti b’insensittivita primarja ghall-
ormon tat-tkabbir u ta’ pazjenti bi thassir tal-gene ta’ 1-ormon tat-tkabbir li jkunu zviluppaw antikorpi
li jinnewtralizzaw I-ormon tat-tkabbir.

X’kienu I-preokkupazzjonijiet ewlenin tas-CHMP?

Is-CHMP kellu preokkupazzjonijiet ewlenin dwar il-mod li bih tigi manifatturata lI-medic¢ina, u ma
kienx cert jekk il-medicina li kienet se tiddahhal fis-suq kinitx tista’ titqabbel ma’ dik uzata fl-istudju
kliniku. Kellu wkoll thassib dwar il-mod li bih kienet giet valutata l-effettivita tal-medicina,
specjalment dwar it-tip ta’ pazjenti li kienu inkluzi fl-istudju kliniku. Barra minn hekk, il-pazjenti ma
kinux gew trattati ghal zmien twil bizzejjed biex ikun jista’ jintwera li l-effett tal-medi¢ina ikompli
meta dan jibga’ jintuza ghal iktar minn sena.

Ghalhekk, fi zmien l-irtirar, l-opinjoni tas-CHMP kienet li l-beneficcju ta’ [IPLEX ma kienx intwera
bizzejjed u li ma ghelibx ir-riskji identifikati.

X’kienu r-ragunijiet moghtija mill-kumpannija ghall-irtirar ta’ I-applikazzjoni?
L-ittra li biha l-kumpannija gharrfet lill-EMEA bl-irtirar ta’ I-applikazzjoni tinsab hawn.

X’inhuma l-konsegwenzi ta’ l-irtirar ghal pazjenti li qed jiehdu sehem fl-istudji Kklini¢i /
programmi ta’ uzu li jagblu ma’ IPLEX?

[l-kumpannija gharrfet lis-<CHMP li l-irtirar m’hu se jkollu l-ebda effett fuq l-istudju kliniku li hu
ghaddej dwar is-sigurta u l-effikacja ta’ IPLEX fit-trattament tas-Sindromu ta’ I-Insensittivita ghall-
Ormon tat-Tkabbir.

Jekk int ged tiehu sehem fi studju kliniku jew fi programm ta’ uzu li jagbel u tehtieg iktar taghrif dwar
it-trattament tieghek, ikkuntattja lit-tabib li qed jaghtik din il-medi¢ina.
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