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PYTANIA I ODPOWIEDZI DOTYCZACE WYCOFANIA WNIOSKU O ZMIANE
W POZWOLENIU NA DOPUSZCZENIE DO OBROTU
dotyczace preparatu
NUTROPINAQ

Nieopatentowana nazwa migdzynarodowa: somatropina

W dniu 24 stycznia 2008 r. firma Ipsen Ltd oficjalnie powiadomita Komitet ds. Produktéw
Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) o zamiarze wycofania wniosku o dopuszczenie do obrotu
preparatu NutropinAq w odniesieniu do nowego wskazania do przewleklego leczenia dzieci z cigzkim,
idiopatycznym niedoborem wzrostu.

Co to jest NutropinAq?

Preparat NutropinAq ma posta¢ roztworu do wstrzykiwan we wktadzie do pena, zawierajacego
substancj¢ czynna — somatroping. Preparat podaje si¢ we wstrzyknigciu podskornym za pomoca pena
do wstrzyknig¢ specjalnie dopasowanego do wktadu.

Preparat NutropinAq stosuje si¢ juz w leczeniu dzieci w nastgpujacych sytuacjach:

o gdy wystepuje u nich niedobdr wzrostu z powodu braku hormonu wzrostu;

o jezeli wystepuje u nich niedobor wzrostu z powodu zespotu Turnera (rzadkie zaburzenie
genetyczne wystepujace u dziewczynek) potwierdzony analiza chromosomoéow (badanie DNA);

o przed pokwitaniem, gdy dziecko nie ro$nie z powodu przewleklej choroby nerek (przewlekta

niewydolno$¢ nerek). Preparat NutropinAq stosuje si¢ do czasu otrzymania przez dziecko
przeszczepu nerki.
Preparat NutropinAq stosuje si¢ takze w leczeniu pacjentéw dorostych z niedoborem hormonu
wzrostu w terapii zastgpczej. Niedobdr hormonu moze wystapi¢ w zyciu dorostym lub w dziecinstwie
1 wymaga potwierdzenia w badaniach laboratoryjnych przed rozpoczgciem leczenia.

W jakim celu mial by¢ stosowany preparat NutropinAq?

W nowym wskazaniu preparat NutropinAq miat by¢ stosowany w leczeniu dzieci z ,,cigzkim,
idiopatycznym niedoborem wzrostu” (ci¢zkie uposledzenie wzrostu bez wykrywalnej przyczyny).
Miat on by¢ stosowany w przewleklym leczeniu dzieci, u ktérych przewidywano niski wzrost

w pordéwnaniu ze wzrostem rodzicéw, po osiagnigciu przez dziecko wieku dorostego. Miat on by¢
stosowany po wykluczeniu wszystkich mozliwych przyczyn niedoboru wzrostu u dziecka, takich jak
obnizony poziom hormonu wzrostu.

Jakie powinien dziala¢ preparat NutropinAq?

Hormon wzrostu jest substancja wydzielana przez gruczot zlokalizowany w podstawie mézgu —
przysadke mézgowa. Hormon ten pobudza wzrost w okresie dziecinstwa i dorastania, jak rowniez ma
wplyw na sposob wykorzystywania biatek, thuszczow i wegglowodandéw przez organizm. Sktadnik
czynny preparatu NutropinAq, somatropina, jest identyczny z ludzkim hormonem wzrostu. Jest on
wytwarzany za pomoca metody znanej jako ,,technologia rekombinacji DNA”: hormon jest
produkowany przez bakterie, ktore otrzymaty odpowiedni gen (DNA), umozliwiajacy im wytwarzanie
ludzkiego hormonu wzrostu.
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Jaka dokumentacja zostala przedstawiona przez firm¢ na poparcie wniosku zlozonego do
CHMP?

Firma przedstawila wyniki jednego gtéwnego badania oceniajacego skuteczno$¢ preparatu
NutropinAq u 118 dzieci z niedoborem wzrostu, u ktérych nie wystepowat niedobdr hormonu wzrostu
ani zadna inna mozliwa do zidentyfikowania choroba, jaka moglaby by¢ przyczyna uposledzenia
wzrostu. Przez pierwszy rok w badaniu tym porownywano skutecznos¢ preparatu NutropinAq
podawanego trzy razy w tygodniu z niestosowaniem zadnego leczenia. Nastepnie projekt badania
zmieniono w taki sposob, ze pacjenci otrzymywali preparat NutropinAq trzy razy w tygodniu albo raz
na dobe. Glowna miara oceny skutecznosci byto zwigkszenie wzrostu u osoby dorostej. Parametr ten
stanowita rdznica pomig¢dzy wzrostem, jakiego osiagnigcie przewidywano u kazdego dziecka na
podstawie jego wzrostu i dojrzato$ci kosci przed rozpoczgciem stosowania preparatu NutropinAg, a
rzeczywistym wzrostem, jaki dziecko osiagneto w wieku dorostym. Dzieci otrzymywaty lek tacznie
przez okres do dziesigciu lat.

Na jakim etapie znajdowala si¢ ocena w momencie wycofania wniosku?
Ocena wniosku zostata zakonczona i CHMP wydat negatywna opini¢. Firma zwrocila si¢ o ponowna
oceng negatywnej opinii, lecz w momencie, gdy firma wycofata wniosek, nie zostata ona zakonczona.

Jakie zalecenie wydal wowczas CHMP?

W oparciu o przeglad danych oraz odpowiedzi firmy na liste pytan wystosowanych przez CHMP,
w momencie wycofania wniosku, opinia wydana przez CHMP byta negatywna i Komitet nie zalecit
wydania pozwolenia na dopuszczenie preparatu NutropinAq do obrotu we wskazaniu do leczenia
przewlektego leczenia dzieci z cigzkim, idiopatycznym niedoborem wzrostu.

Jakie byly gléwne zastrzezenia CHMP?

CHMP przedstawit zastrzezenie, ze wykazano jedynie niewielkie korzysci ze stosowania preparatu
NutropinAq w cigzkim, idiopatycznym niedoborze wzrostu, a $redni zysk w ostatecznym wzro$cie
osoby dorostej w gtownym badaniu wynosit okoto 6 do 7 cm. Nie wykazano tez korzysci leku pod
wzgledem poprawy stanu psychologicznego lub spolecznego dziecka. Komitet wyrazit obawe, ze
stosowanie preparatu NutropinAq przez dtugi czas konieczny w leczeniu cigzkiego, idiopatycznego
niedoboru wzrostu moze zwigkszaé ryzyko wystgpowania nowotwordw lub cukrzycy w pézniejszym
etapie zycia.

Dlatego tez w momencie wycofania wniosku, zdaniem CHMP korzys$ci zwigzane ze stosowaniem
preparatu NutropinAq w przewleklym leczeniu dzieci z cigzkim, idiopatycznym niedoborem wzrostu
nie przewazaty nad rozpoznanym ryzykiem.

Jakie przyczyny wycofania wniosku podala firma?
Pismo od firmy powiadamiajace EMEA o wycofaniu wniosku jest dostgpne tutaj.

Jakie sa konsekwencje wycofania dla pacjentéw uczestniczacych w badaniach
klinicznych/,,programach wspolczucia” z uzyciem preparatu NutropinAq?

Firma poinformowata CHMP, ze obecnie w Europie nie sa prowadzone zadne badania kliniczne ani
»programy wspoélczucia” z zastosowaniem preparatu NutropinAq w tym wskazaniu.

Jakie dzialania podejmuje si¢ w zwigzku z preparatem NutropinAq w odniesieniu do leczenia
uposledzenia wzrostu z powodu niedoboru hormonu wzrostu, zespolu Turnera lub przewleklej
niewydolnoSci nerek?

Nie ma zadnych skutkdéw stosowania preparatu NutropinAq w zatwierdzonych wskazaniach, dla
ktorych stosunek korzysci do ryzyka pozostaje niezmieniony.
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