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PYTANIA I ODPOWIEDZI DOTYCZACE WYCOFANIA WNIOSKU O DOPUSZCZENIE
DO OBROTU
dla preparatu
SURFAXIN

Substancje czynne: synapultyd, dipalmitoilofosfatydylocholina, palmitoilooleoilofosfatydyloglicerol i
kwas palmitynowy.

Dnia 7 czerwca 2006 r. firma Pharm Research Associates (UK) Limited oficjalnie poinformowata
Komitet ds. Produktow Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) o podjeciu decyzji dotyczacej
wycofania wniosku o dopuszczenie produktu leczniczego SURFAXIN do obrotu w celu zapobiegania
i leczenia zespotu niewydolnosci oddechowej (RDS) u wczesniakéw. Preparat SURFAXIN zostat
oznaczony jako sierocy produkt leczniczy dnia 29 lipca 2004 r.
http://www.emea.eu.int/humandocs/PDFs/EPAR/surfaxin/21150506en.pdf

Co to jest SURFAXIN?

Preparat SURFAXIN ma posta¢ biatej zawiesiny (czyli roztworu, w ktdrym rozpuszczona jest
substancja czynna), podawanej do ptuc przez rurke. Substancjami czynnymi preparatu SURFAXIN sa:
sinapultyd, dipalmitoilofosfatydylocholina, palmitoilooleoilofosfatydyloglicerol i kwas palmitynowy.
Jest on dostarczany we fiolce zawierajacej 8 ml produktu leczniczego.

W jakim mial by¢ stosowany SURFAXIN?

Preparat SURFAXIN miat by¢ stosowany w zapobieganiu zespolowi RDS u wczesniakow w wieku
ponizej 32 tygodni wieku ciazowego (dzieci urodzone za wczesnie o 8 tygodni lub wigcej), a takze w
leczeniu zespolu RDS u wezesniakéw w wieku ponizej 37 tygodni wieku ciazowego (dzieci urodzone
za wezesnie o 3 tygodnie lub wigcej).

Zespot RDS jest choroba ptuc, ktoéra powoduje narastajace trudnosci z oddychaniem. Wystgpuje on
gtownie u wezesniakdéw, u ktérych trudnosci z oddychaniem rozpoczynaja si¢ w czasie od kilku minut
do kilku godzin po urodzeniu. RDS jest choroba zagrazajaca zyciu. U niemowlat zesp6ét RDS jest
spowodowany brakiem surfaktantu w ptucach — zespotu biatek i ttuszczoéw, ktory normalnie wystgpuje
w ptucach i utatwia pecherzykom ptucnym napetnianie si¢ powietrzem. Ryzyko braku surfaktantu jest
wyzsze u wczesniakow.

Jak powinien dziala¢ SURFAXIN?

Preparat SURFAXIN jest sztucznym surfaktantem, ktory powinien wyrdéwnaé brak naturalnego
surfaktantu u dzieci z zespolem RDS. Zawiera on sktadniki tluszczowe oraz syntetyczne biatko
(synapultyd). Obecnos¢ syntetycznego sktadnika zapobiega potencjalnym zagrozeniom zwigzanym ze
stosowaniem substancji pochodzacych od zwierzat, takich jak mozliwo$¢ przeniesienia czynnikdéw
zakaznych.
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Jaka dokumentacja zostala przedstawiona przez firm¢ na poparcie wniosku ztozonego do
CHMP?

Zanim rozpoczg¢to badania na ludziach, wptyw preparatu SURFAXIN badano najpierw w modelach
eksperymentalnych.

Firma przedstawila gtownie wyniki dwdoch badan majacych na celu zapobiezenie zespolowi RDS z
udziatem tacznie ponad 1500 wczesniakoéw, u ktorych preparat SURFAXIN zostal porownany z
innymi preparatami o charakterze surfaktantow (jednym niezawierajacym skladnika biatkowego i
dwoma innymi, ktore zawieraja biatko pochodzenia zwierzecego). Skuteczno$¢ byla mierzona na
podstawie czgstosci wystgpowania zespotu RDS, przezycia ze zwiazang z nim choroba phuc
(,,dysplazja oskrzelowo-ptucna”) lub bez niej, w réznych punktach czasowych.

Na jakim etapie znajdowala si¢ ocena w momencie wycofania wniosku?

Firma wycofata wniosek w chwili, gdy byl on na etapie odpowiedzi na pozostale pytania, co ma
miejsce okoto dnia 180. Po dokonaniu przez CHMP oceny odpowiedzi firmy na liste pytan, wciaz
pozostawaty pewne nierozwiazane kwestie.

CHMP potrzebuje zwykle do 210 dni na oceng nowego wniosku. Na podstawie przegladu wstepnej
dokumentacji, CHMP przygotowuje list¢ pytan (w dniu 120.), ktéore sa wysytane do firmy. Po
dostarczeniu przez firmg odpowiedzi na te pytania, CHMP dokonuje ich przegladu i moze, przed
wydaniem opinii, zada¢ nowe pytania (w dniu 180.). Po wydaniu opinii przez CHMP Komisja
Europejska potrzebuje okoto 2 miesigcy na wydanie pozwolenia na dopuszczenie do obrotu.

Jakie zalecenie wydal wéwczas CHMP?

Na podstawie przegladu danych i odpowiedzi firmy na pytania CHMP, w momencie wycofania,
pojawily si¢ obawy ze strony CHMP i wstgpna opinia wskazywata, ze preparat SURFAXIN nie
zostanie dopuszczony do zapobiegania i leczenia zespotu niewydolnosci oddechowej u weze$niakow.

Jakie byly gléwne zastrzezenia CHMP?

Glowne zastrzezenie CHMP dotyczyto sposobu wytwarzania leku, a w szczegdlnos$ci jego stabilno$ci.
CHMP nadal kwestionowat fakt, czy projekt i wyniki badan sg wystarczajace do potwierdzenia, ze
produkt bedzie co najmniej tak samo skuteczny i bezpieczny, jak inne preparaty surfaktantow
stosowane obecnie w zapobieganiu zespotowi RDS. Dane na poparcie wskazania dotyczacego
leczenia RDS nie byly wystarczajace.

Dlatego w momencie wycofania opinia CHMP bytla taka, Ze nie zostaly przedstawione wystarczajace
korzysci i ze nie przewazaja one nad rozpoznanymi zagrozeniami.

Jakie przyczyny wycofania wniosku podala firma?
Pismo od firmy powiadamiajace Agencje o wycofaniu preparatu SURFAXIN dostepne jest tutaj.

Jakie sa konsekwencje wycofania wniosku dla pacjentow bioracych udzial w badaniach
Klinicznych / ,,programach wspolczucia” (compassionate use) z uzyciem preparatu SURFAXIN?
Firma poinformowata EMEA, ze w momencie wycofania nie prowadzila zadnego badania klinicznego
ani zadnego ,,programu wspotczucia” z zastosowaniem preparatu SURFAXIN.
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