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Pytania i odpowiedzi

Wycofanie wniosku o dopuszczenie do obrotu dotyczgcego
produktu Arikayce (amikacyna)

W dniu 8 czerwca 2016 r. firma Insmed Limited oficjalnie powiadomita Komitet ds. Produktéw
Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) o zamiarze wycofania wniosku o dopuszczenie do obrotu
produktu leczniczego Arikayce, ktéry miat by¢ stosowany w leczeniu choroby ptuc wywotanej przez
mykobakterie Mycobacterium avium complex (MAC).

Co to jest lek Arikayce?

Lek Arikayce jest antybiotykiem zawierajgcym substancje czynng amikacyne. Miat on by¢ dostepny w
postaci zawiesiny do inhalacji.

W jakim celu miat by¢ stosowany lek Arikayce?

Lek Arikayce miat by¢ stosowany w leczeniu dorostych pacjentéow z zakazeniem ptuc wywotanym przez
mykobakterie Mycobacterium avium complex (MAC), grupe bakterii powszechnie wystepujacych w
$rodowisku, np. w glebie i wodzie. Miat by¢ stosowany u pacjentéw, u ktérych zakazenie utrzymuje sie
pomimo wczesniejszego leczenia.

W dniu 8 kwietnia 2014 r. lek Arikayce uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach) w
leczeniu zakazen wywotanych przez MAC i podobne bakterie. Wiecej informacji na temat uznania za
lek sierocy mozna znalez¢ tutaj.

Jakie jest oczekiwane dziatanie leku Arikayce?

Substancja czynna leku Arikayce, amikacyna, jest antybiotykiem o ugruntowanym stosowaniu z grupy
aminoglikozyddw, ktéry dziata poprzez zaburzanie produkcji przez bakterie biatek niezbednych im do
zycia. W leku tym amikacyna jest zawarta w mikroskopijnych kapsutkach tluszczowych zwanych
liposomami. Liposomy pomagajg w zmniejszeniu szybkosci rozkfadania substancji czynnej, co pozwala
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na jej dtuzsze pozostawanie w organizmie. Poniewaz lek jest wdychany, dociera réwniez do ptuc
bardziej bezposrednio niz amikacyna podawana we wstrzyknieciach.

Jaka dokumentacja zostatla przedstawiona przez firme na poparcie
whniosku?

Firma przedtozyta wyniki wczesnego badania (fazy 2) obejmujacego 89 dorostych pacjentéw z
zakazeniami ptuc wywotanymi przez MAC lub podobne bakterie. W tym badaniu lek Arikayce
poréwnywano z placebo (leczenie pozorowane) i oceniano przede wszystkim, na ile skutecznie lek
powodowat usuniecie bakterii z plwociny pacjentéw po okoto 3 miesigcach leczenia.

Na jakim etapie znajdowata sie ocena w momencie wycofania wniosku?

Whniosek zostat wycofany po przeprowadzeniu przez CHMP oceny dokumentacji przedtozonej przez
firme i sformutowaniu list pytan. Po tym, jak CHMP ocenit odpowiedzi firmy na ostatnig serie pytan,
kilka kwestii pozostato nierozwigzanych.

Jakie zalecenia wydat wowczas CHMP?

Na podstawie przegladu danych i odpowiedzi firmy na listy pytan CHMP wstepna opinia CHMP
wskazywata, ze produkt Arikayce nie moze zostac zatwierdzony do leczenia zakazen ptuc wywotanych
przez MAC. Komitet zaniepokoit przede wszystkim fakt, ze badanie przedstawione we wniosku nie
dostarczyto wystarczajacych dowoddéw na to, ze lek Arikayce moze spowodowac trwate usuniecie
bakterii z plwociny pacjentow.

Dlatego tez w momencie wycofania wniosku wedtug CHMP korzysci ze stosowania produktu Arikayce
nie przewyzszaty ryzyka.

Jakie przyczyny wycofania wniosku podata firma?

W pismie powiadamiajgcym Agencje o wycofaniu wniosku firma stwierdzita, ze jej decyzja wynika z
uznania, ze CHMP nie zaleci zatwierdzenie leku na podstawie aktualnych danych. Pismo od firmy
powiadamiajace Agencje o wycofaniu wniosku jest dostepne tutaj.

Jakie s skutki wycofania dla pacjentéw uczestniczacych w badaniach
klinicznych?

Firma poinformowata CHMP, ze wycofanie wniosku nie bedzie miato wptywu na trwajace badania
kliniczne nad lekiem Arikayce. W przypadku uczestnictwa w badaniach klinicznych i potrzeby uzyskania
doktadniejszych informacji o leczeniu nalezy skontaktowac sie z lekarzem prowadzacym.
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