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Pytania i odpowiedzi

Wycofanie wniosku o dopuszczenie do obrotu dotyczgcego
produktu Enpaxiq (pakrytynib)

W dniu 20 lutego 2017 r. firma CTI BioPharma powiadomita Komitet ds. Produktéw Leczniczych
Stosowanych u Ludzi (CHMP) o zamiarze wycofania wniosku o dopuszczenie do obrotu produktu
Enpaxiqg, ktéry miat by¢ stosowany w leczeniu pacjentéw z powiekszeniem $ledziony lub innymi
objawami wtdknienia szpiku.

Co to jest Enpaxiq?

Enpaxiq to lek zawierajacy substancje czynng pakrytynib. Lek miat by¢ dostepny w postaci kapsutek
przeznaczonych do przyjmowania doustnego.

W jakim celu miat by¢ stosowany produkt Enpaxiq?

Enpaxiq miat by¢ stosowany w leczeniu pacjentéow z powiekszeniem $ledziony lub innymi objawami
widknienia szpiku — schorzenia, w ktorym tkanka bliznowata rozrasta sie w szpiku kostnym, gdzie
produkowane sg krwinki.

W dniu 25 sierpnia 2010 r. lek Enpaxiq uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach) w
leczeniu réznych rodzajéw widknienia szpiku. Wiecej informacji na temat uznania za lek sierocy mozna
znalez¢ tutaj.

Jak dziata produkt Enpaxiq?

Substancja czynna leku Enpaxiqg, pakrytynib, blokuje dziatanie JAK2 i FLT3, dwdch biatek
uczestniczacych w produkcji i wzroscie krwinek. We widknieniu szpiku u pacjentéw wystepuje zbyt
duza ilo$¢ tych biatek, powodujacych wytwarzanie niedojrzatych krwinek, z ktérych cze$¢ migruje do
narzadow takich jak sledziona, co skutkuje ich powiekszeniem. Przewiduje sie, ze w wyniku blokowania
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tych biatek Enpaxiq opdzni wytwarzanie niedojrzatych krwinek i w ten sposéb pomoze w ztagodzeniu
objawdéw choroby.

Jaka dokumentacje przedstawita firma na poparcie wniosku?

Firma przedstawita dane z badania gtéwnego u 327 pacjentow z wtdknieniem szpiku, w ktérym
analizowano liczbe pacjentéw, u ktérych nastgpito zmniejszenie wielkosci $ledziony o co najmniej 35%
po 24 tygodniach leczenia. W badaniu porownywano Enpaxiq z ,najlepsza dostepng terapig”, ktora
obejmowata metody leczenia niedziatajace na biatka JAK, takie jak hydroksymocznik lub leczenie
wspomagajace.

Na jakim etapie znajdowata sie ocena w momencie wycofania wniosku?

Whniosek wycofano po przeprowadzeniu przez CHMP oceny dokumentacji wstepnej przedtozonej przez
firme i sformutowaniu listy pytan. Firma wycofata wniosek jeszcze przed udzieleniem odpowiedzi na
pytania.

Jakie zalecenia wydat wowczas CHMP?

W momencie wycofania wniosku wstepna opinia CHMP wskazywata, ze produkt Enpaxiq nie moze by¢
zatwierdzony w leczeniu widknienia szpiku.

Komitet miat wiele obaw: zmniejszenie wielkosci Sledziony, gtdwne kryterium oceny skutecznosci w
badaniu, okazato sie mniejsze w przypadku stosowania leku Enpaxiqg w stosunku do innego leku z tej
klasy, bez stwierdzonej poprawy w skali objawow; czesto$¢ wystepowania niskiego poziomu ptytek
krwi (mogacego powodowac krwawienie) byta wyzsza u pacjentow leczonych produktem Enpaxiq; u
pacjentéw przyjmujacych Enpaxiq wystapita tez wieksza liczba zgonéw niz u 0séb stosujacych
najlepsza dostepna terapie, w tym zgondéw z powodu krwawienia i oddziatywania na serce.

Ponadto CHMP stwierdzit, ze potrzebnych jest wiecej informacji na temat materiatéw wyjsciowych
stosowanych do wytwarzania leku Enpaxiq i sposobu jego dziatania na pewne docelowe biatka w
organizmie.

Biorac pod uwage te obawy, Komitet byt zdania, ze nie wykazano, aby korzysci ze stosowania leku
Enpaxiq przewazaty nad ryzykiem.

Jakie przyczyny wycofania wniosku podata firma?

W swoim pismie powiadamiajacym Agencje o wycofaniu wniosku firma oswiadczyta, ze wycofuje
wniosek ze wzgledu na zbyt krétki czas w biezacej procedurze dotyczacej wniosku na dostarczenie
nowych danych z drugiego badania gtéwnego leku Enpaxiq. Firma stwierdzita, ze zamierza uzupetnic
nowe dane z badania w aktualnej dokumentacji przed zgtoszeniem do EMA celem omoéwienia nowego
whniosku. Pismo powiadamiajace jest dostepne tutaj.

Jakie sa skutki wycofania dla pacjentéw uczestniczacych w badaniach
klinicznych lub programach ,,leczenia ostatniej szansy”?

Firma powiadomita CHMP, ze nie ma zadnych skutkéw dla pacjentow obecnie biorgcych udziat w
badaniach klinicznych lub programach leczenia ostatniej szansy z uzyciem produktu Enpaxiq.

W przypadku uczestnictwa w badaniach klinicznych lub programie leczenia ostatniej szansy i potrzeby
uzyskania dokfadniejszych informacji o leczeniu nalezy skontaktowac sie z lekarzem prowadzacym.
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