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Pytania i odpowiedzi

Wycofanie wniosku o dopuszczenie do obrotu produktu
IXinity (trenonakog alfa)

W dniu 13 czerwca 2013 r. firma Cangene Europe Ltd. oficjalnie powiadomita Komitet ds. Produktéw
Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) o zamiarze wycofania wniosku o dopuszczenie do obrotu
produktu leczniczego IXinity, ktéry miat by¢ stosowany w leczeniu i zapobieganiu krwawieniom u
pacjentéw z hemofilig B.

Co to jest lek IXinity?

Produkt IXinity jest lekiem zawierajacym substancje czynng o nazwie trenonakog alfa (rekombinowany
ludzki czynnik IX). Miat on by¢ dostepny w postaci proszku i rozpuszczalnika do sporzadzania roztworu
do wstrzykiwan (500, 1000 i 1500 jednostek).

W jakim celu miat by¢ stosowany lek IXinity?

Lek IXinity miat by¢ stosowany w leczeniu i zapobieganiu epizodom krwawienia u pacjentéw w wieku
co najmniej 12 lat cierpigcych na hemofilie B (wywotane przez brak czynnika IX krzepniecia,
dziedziczne zaburzenie zwigzane z krwawieniem).

Jakie jest oczekiwane dziatanie leku IXinity?

U pacjentow z hemofilig B wystepuje niewystarczajaca ilos¢ czynnika IX — biatka, ktére umozliwia
prawidtowe krzepniecie krwi. Powoduje to zaburzenia krzepniecia krwi, prowadzac do wystepowania
krwawien w stawach, miesniach i narzadach wewnetrznych. Substancja czynna leku IXinity,
trenonakog alfa, to postac¢ ludzkiego czynnika IX, ktora zastepuje brakujacy czynnik I1X we krwi,
tymczasowo tagodzac zaburzenia zwigzane z krwawieniem.

Substancja czynna leku IXinity jest produkowana metodg znang jako technologia rekombinacji DNA.
Jest ona wytwarzana przez komorki, do ktérych wprowadzono gen (DNA) umozliwiajacy produkcje
pozadanego czynnika krzepniecia.
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Jaka dokumentacja zostatla przedstawiona przez firme na poparcie
whniosku?

Firma przedstawita wyniki badan z udziatem 42 pacjentéw z umiarkowang lub ciezka postacig

hemofilii B, ktérym podawano lek IXinity w celu leczenia lub zapobiegania krwawieniom i wsrod ktérych
byli pacjenci poddawani zabiegom chirurgicznym. Skuteczno$¢ mierzono na podstawie dokonywanej
przez pacjentéw oceny ztagodzenia krwawien, a takze na podstawie liczby epizodéw krwawienia
wystepujacych w czasie przyjmowania leku.

Na jakim etapie znajdowata sie ocena w momencie wycofania wniosku?

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

Jakie zalecenia wydat wowczas CHMP?

Na podstawie wykonanego przegladu danych i odpowiedzi firmy na postawione pytania, w chwili
wycofania wniosku CHMP zgtosit zastrzezenia i jego wstepna opinia wskazywata, ze lek IXinity moze nie
zostac zatwierdzony do uzytku w zapobieganiu i leczeniu epizodéw krwawienia u pacjentow z

hemofilig B.

Cho¢ w badaniach uzyskano dowody na skutecznos$¢ leku IXinity, wykazano w nich réwniez, ze u
pacjentéw zaobserwowano nieoczekiwanie wysokie stezenia przeciwciat przeciwko biatkom
pochodzacym z komérek uzywanych do produkcji leku IXinity, ktére rowniez byty obecne w tym leku.
Firma udoskonalita proces produkcji leku w celu usuniecia tych biatek, jednak nie byto wiadomo, czy
oczyszczony lek dziatatby w ten sam sposéb, jak produkt oryginalny uzyty w badaniach, zatem CHMP
zalecit przeprowadzenie dalszych badan z udziatem pacjentow.

W zwigzku z tym w momencie wycofania wniosku CHMP byt zdania, iz na podstawie dostepnych na tym
etapie danych stosunek korzysci do ryzyka stosowania oczyszczonego produktu IXinity byt
niekorzystny.

Jakie przyczyny wycofania wniosku podata firma?

W swoim pismie powiadamiajacym Agencje o wycofaniu wniosku firma o$wiadczyta, ze wycofanie
wniosku jest spowodowane tym, iz dodatkowe dane, ktére umozliwityby rozwianie watpliwosci CHMP,
nie bytyby dostepne w przewidzianym terminie. Firma wyrazita zamiar ponownego ztozenia wniosku o
dopuszczenie do obrotu po uzyskaniu tych danych.

Pismo powiadamiajgace o wycofaniu wniosku jest dostepne tutaj.

Jakie sa skutki wycofania dla pacjentéw uczestniczacych w badaniach
klinicznych?

Firma poinformowata CHMP, ze pacjenci obecnie uczestniczacy w badaniach klinicznych bedg nadal
otrzymywac lek IXinity w jego obecnej postaci, a po zatwierdzeniu zmienionych zasad prowadzenia
badan klinicznych rozpoczng przyjmowanie oczyszczonego produktu.

Uczestnicy badan klinicznych, ktorzy potrzebujg wiecej informacji na temat przyjmowanego leczenia,
powinni skontaktowac sie z lekarzem prowadzacym leczenie.
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