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Rifjut tal-awtorizzazzjoni ghat-tgeghid fis-suq ghal
Gamifant (emapalumab)
Ezaminazzjoni mill-gdid tikkonferma r-rifjut

Wara li ezaminat mill-gdid I-opinjoni inizjali taghha, |-Agenzija Ewropea ghall-Medicini kkonfermat ir-
rakkomandazzjoni taghha li tirrifjuta I-awtorizzazzjoni ghat-tqeghid fis-sug ghall-medi¢ina Gamifant. Il-
medicina kienet mahsuba ghall-kura tal-limfoistjocitozi emofagocitika primarja (HLH) fi tfal taht I-eta
ta’ 18-il sena.

L-Agenzija harget l-opinjoni taghha wara ezaminazzjoni mill-gdid fit-12 ta’ Novembru 2020, wara I-
opinjoni inizjali taghha fit-23 ta’ Lulju 2020. ll-kumpanija li applikat ghall-awtorizzazzjoni ta’ Gamifant
hija Swedish Orphan Biovitrum AB (publ).

X’inhu Gamifant u ghal xiex kien mahsub?

Gamifant gie zviluppat bhala medicina ghall-kura ta’ tfal taht I-eta ta’ 18-il sena b’HLH refrattarja jew
rikorrenti (meta I-marda ma tirrispondix ghall-kura jew tkun regghet fegget), jew intolleranza ghal
terapija konvenzjonali tal-HLH (normalment kombinazzjoni tal-medicini dexamethasone u etoposide).

L-HLH primarja (pHLH) hija marda genetika kkaratterizzata minn sistema immunitarja attiva zzejjed
(id-difizi naturali tal-gisem) li fiha I-gisem jipproduci wisq makrofagi u limfociti (celloli tas-sistema
immunitarja) li jakkumulaw fit-tessuti u fl-organi tal-gisem, inkluz il-fwied, il-milsa, il-mudullun, il-
mohh u I-gilda. L-HLH tista’ ssehh ukoll wara infezzjoni jew b’rabta mal-kancer (I'hekk imsejha HLH
sekondarja). Normalment, il-makrofagi u I-limfociti ghandhom jeqirdu ¢elloli tal-gisem infettati u bil-
hsara, izda fl-HLH is-sistema immunitarja taghmel hsara li¢c-celloli b’sahhithom tal-pazjent.

Is-sintomi tal-marda jistghu jinkludu deni, fwied u milsa mkabbrin, raxx tal-gilda, suffejra (sfurija tal-
gilda u tal-ghajnejn) u pancitopenija (ghadd baxx ta’ celloli tad-demm), u ta’ spiss jidhru bejn I-eta ta’
xahar u sitt xhur.

L-HLH tista’ tigi kkurata minn trapjant ta’ ¢elloli staminali ematopojeti¢i (HSCT), procedura fejn il-
mudullun tal-pazjent jigi sostitwit minn celloli staminali minghand donatur biex jifforma mudullun gdid
li jipproduci celloli b’sahhithom, izda I-pazjenti jehtiegu kura intensa I-ewwel sabiex dan ikun ta’
success.

Gamifant fih is-sustanza attiva emapalumab u kellu jinghata permezz ta’ infuzjoni (dripp) go vina.
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Gamifant kien ikklassifikat bhala ‘medi¢ina orfni’ (mediéina li tintuza fmard rari) fid-9 ta’ Gunju 2010,
ghall-kura tal-HLH. Aktar informazzjoni dwar il-klassifikazzjoni orfni tista’ tinstab fuq is-sit web tal-
Adgenzija: www.ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu310749.

Gamifant inghata eligibilita ghal PRIME? fis-26 ta’ Mejju 2016 ghall-kura tal-pHLH.
Kif jahdem Gamifant?

Is-sustanza attiva f’Gamifant, I-emapalumab, hija antikorp monoklonali (tip ta’ proteina) li tfassal biex
jaghraf u jehel ma’ sustanza msejha gamma interferon. Pazjenti bl-HLH ghandhom livelli gholjin ta’
gamma interferon, li huwa mahsub li huwa responsabbli ghar-rispons inffammatorju eccessiv li
jikkawza I-marda. Billi jehel mal-gamma interferon, emapalumab huwa mistenni li jimblokka I-attivita
tieghu u ghalhekk huwa mahsub li jtejjeb is-sintomi tal-HLH.

Xi pprezentat il-kumpanija biex tappoggja lI-applikazzjoni taghha?

Il-kumpanija pprezentat ir-rizultati ta’ studju ewlieni wiehed li kien jinvolvi 34 pazjent bil-pHLH, fejn
27 minnhom kienu rcevew kura precedenti. ll-kejl ewlieni tal-effika¢ja kien |I-ghadd ta’ pazjenti li
kellhom rispons parzjali jew shih jew titjib tal-HLH, abbazi ta’ titjib fis-sintomi taghhom u fir-rizultati
tat-testijiet tal-laboratorji wara 4 sa 8 gimghat ta’ kura.

X’kienu r-ragunijiet ewlenin ghar-rifjut tal-awtorizzazzjoni ghat-tqeghid
fis-suqg?

F'Lulju 2020, I-Agenzija kienet imhassba li, ghalkemm diversi pazjenti rrispondew ghall-kura
b’Gamifant u komplew jirc¢ievu I-HSCT, ir-rizultati tal-istudju ma kinux ikkunsidrati bizzejjed biex jigi
konkluz li Gamifant kien effettiv fil-kura tal-pHLH.

L-istudju involva biss numru zghir ta’ pazjenti li rcevew ukoll medicini ohrajn ghall-kura tal-HLH. Barra
minn hekk, is-sintomi jvarjaw maz-zmien; ghaldaqgstant, ma kienx possibbli li jigi konkluz li r-rispons li
deher f'xi pazjenti kien minhabba I-effett ta’ Gamifant. Barra minn hekk, I-effett ta’ emapalumab ma
setax ikun appoggjat bizzejjed mid-data disponibbli dwar kif tahdem il-medicina, u r-rwol tal-gamma
interferon fil-mod kif tizviluppa I-pHLH mhuwiex mifhum kompletament.

It-tfassil tal-istudju ghamilha difficli wkoll li tingabar data dwar I-effetti sekondarji ta’ Gamifant, li
huma mehtiega biex jigi kkaratterizzat il-profil tas-sigurta tal-medicina. Barra minn hekk, wara
spezzjoni tal-mod kif id-data tal-istudju giet migbura u gestita, I-affidabbilta tad-data ma setghetx tigi
kkonfermata.

Ghalhekk, fiz-zmien tar-rifjut inizjali, I-opinjoni tal-Agenzija kienet li ma setghetx tikkonkludi li I-
benefi¢¢ji ta’ Gamifant jeghlbu r-riskji tieghu fil-kura tal-pHLH. Ghalhekk, I-Agenzija rrakkomandat ir-
rifjut tal-awtorizzazzjoni ghat-tgeghid fis-sug.

Fug talba tal-kumpanija, I-Agenzija ezaminat mill-gdid I-opinjoni inizjali taghha. Matul I-ezaminazzjoni
mill-gdid, I1-Agenzija harset lejn id-data disponibbli u hadet parir addizzjonali minn grupp ta’ esperti fil-
gasam.

F'Novembru 2020, wara l-ezaminazzjoni mill-gdid, it-thassib dwar il-profil tas-sigurta ta’ Gamifant kien
gie indirizzat b’mod sodisfacenti, izda t-thassib I-iehor ghadu hemm. Ghaldaqgstant, |-opinjoni tal-

1 PRIME hija skema tal-EMA biex ittejjeb I-appodgg matul I-izvilupp ta’ medicini li jimmiraw htiega medika mhux issodisfata.
Aktar informazzjoni hija disponibbli hawn: https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/research-development/prime-
priority-medicines
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Agenzija kienet ghadha li I-beneficcji ta’ Gamifant ma kinux jeghlbu r-riskji tieghu u rrakkomandat li |-
medic¢ina ma tinghatax awtorizzazzjoni ghat-tgeghid fis-suq.

Dan ir-rifjut jaffettwa lill-pazjenti fi provi klini¢i?

ll-kumpanija infurmat lill-Agenzija li ma hemm I-ebda konsegwenza ghal pazjenti fi provi klinici
b’Gamifant.

Jekk inti tinsab fi prova klinika u tehtieg aktar informazzjoni dwar il-kura tieghek, kellem lit-tabib
tieghek.
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