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Pytania i odpowiedzi

Wycofanie wniosku o dopuszczenie do obrotu dotyczgcego
produktu Kyndrisa (drisapersen)

W dniu 31 maja 2016 r. firma BioMarin International Limited oficjalnie powiadomita Komitet ds.
Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) o zamiarze wycofania wniosku o dopuszczenie do
obrotu produktu leczniczego Kyndrisa, ktéry miat by¢ stosowany w leczeniu dystrofii miesniowej
Duchenne'a.

Co to jest Kyndrisa?

Kyndrisa jest lekiem, ktory zawiera substancje czynng drisapersen. Miat on by¢ dostepny w postaci
roztworu do wstrzykiwan podskoérnych.

W jakim celu miat by¢ stosowany lek Kyndrisa?

Lek Kyndrisa miat by¢ stosowany w leczeniu dystrofii miesniowej Duchenne'a u pacjentéw w wieku od
5 lat, ktérzy moga chodzic i ktérych choroba jest spowodowana przez okreslone mutacje (defekty)
genetyczne, ktére mozna leczy¢ przez zastosowanie technologii ,exon 51 skipping” — omijania eksonu
51. Dystrofia miesniowa Duchenne'a jest powazng chorobg genetyczng, ktéra wystepuje przede
wszystkim u chtopcow i jest zwykle diagnozowana przed ukonczeniem 6 lat. Powoduje postepujace
ostabienie i utrate funkcji mieséni i zazwyczaj prowadzi do $mierci w okresie dorastania lub wczesnej
dorostosci.

W dniu 27 lutego 2009 r. lek Kyndrisa uznano za ,,lek sierocy” (lek stosowany w rzadkich chorobach) w
leczeniu dystrofii miesniowej Duchenne'a. Wiecej informacji na temat uznania za lek sierocy mozna
znalez¢ tutaj.
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Jakie jest oczekiwane dziatanie leku Kyndrisa?

Powodem dystrofii miesniowej Duchenne'a sq mutacje genu biatka dystrofiny prowadzace do produkcji
niefunkcjonalnej dystrofiny. Lek dziata dzieki wykorzystaniu technologii ,exon 51 skipping” — omijania
eksonu 51. Technologia ta umozliwia ominiecie przez mechanizm produkcji biatek w komodrce
niektérych obszardow genu dystrofiny i umozliwia produkcje skroconego, lecz cze$ciowo dziatajgcego
biatka dystrofiny.

Jaka dokumentacja zostata przedstawiona przez firme na poparcie
whniosku?

Przeprowadzono trzy badania leku Kyndrisa, ktdre objety tgcznie 290 pacjentéw z dystrofig miesniowg
Duchenne'a. W badaniach poréwnano skutecznos¢ leku Kyndrisa ze skutecznoscig placebo (leczenie
obojetne); gtéwnym kryterium oceny skutecznosci byta zmiana odlegtosci, ktora pacjent byt w stanie
pokonac w ciggu szesciu minut po 24 lub 48 tygodniach 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 dokonaniu przez CHMP oceny odpowiedzi firmy na ostatnig serie
pytan pewne istotne kwestie wcigz pozostawaty nierozwigzane.

Jakie zalecenia wydat wowczas CHMP?

W momencie wycofania wniosku CHMP zgtosit zastrzezenia na podstawie przegladu danych i
odpowiedzi firmy na listy pytan CHMP i wstepna opinia wskazywata, ze produkt Kyndrisa nie moze by¢
zatwierdzony w leczeniu dystrofii miesniowej Duchenne'a.

Komitet uznat, ze dane z badan klinicznych nie wykazaty w wystarczajacym stopniu korzystnych
skutkéw produktu Kyndrisa: w badaniu gtéwnym nie wykazano korzysci u pacjentoéw cierpigcych na te
chorobe, a w dwdch pozostatych badaniach nie wykazano konsekwentnie korzystnych skutkéw.
Ponadto profil bezpieczeristwa leku zostat uznany za niezadowalajacy, w szczegdlnosci ze wzgledu na
ryzyko utrzymywania sie reakcji w miejscu wstrzykniecia (takich jak obrzek, stan zapalny i
owrzodzenie), ktdre mogg pogarszac jakos¢ zycia, a takze zagrozenie matoptytkowoscig (niski poziom
ptytek krwi), ktdre moze narazac¢ pacjentéw na powazne powiktania krwotoczne. Dodatkowo Komitet
zakwestionowat proponowang metode sterylizacji leku.

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

Jakie przyczyny wycofania wniosku podata firma?

W pismie powiadamiajacym Agencje o wycofaniu wniosku firma stwierdzita, ze nie bedzie w stanie
rozwia¢ watpliwosci CHMP dotyczacych wynikéw badan klinicznych w ramach oczekiwanego
harmonogramu.

Pismo od firmy powiadamiajace Agencje o wycofaniu wniosku jest dostepne tutaj.
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Jakie s skutki wycofania dla pacjentéw uczestniczacych w badaniach
klinicznych lub programach ,,leczenia ostatniej szansy”?

Firma stwierdzita, ze zamierza zakonczy¢ prace nad lekiem, ale planuje podjecie wspotpracy z
lekarzami, pacjentami i lokalnymi organami regulacyjnymi w celu zapewnienia obecnie leczonym
pacjentom dostepu do pozostatego zapasu produktu Kyndrisa.

W przypadku uczestnictwa w badaniach klinicznych i potrzeby doktadniejszych informacji o leczeniu
nalezy skontaktowac sie z lekarzem prowadzacym.

Wycofanie wniosku o dopuszczenie do obrotu dotyczacego produktu Kyndrisa
(drisapersen)
EMA/430531/2016 Strona 3/3



	Co to jest Kyndrisa?
	W jakim celu miał być stosowany lek Kyndrisa?
	Jakie jest oczekiwane działanie leku Kyndrisa?
	Jaka dokumentacja została przedstawiona przez firmę na poparcie wniosku?
	Na jakim etapie znajdowała się ocena w momencie wycofania wniosku?
	Jakie zalecenia wydał wówczas CHMP?
	Jakie przyczyny wycofania wniosku podała firma?
	Jakie są skutki wycofania dla pacjentów uczestniczących w badaniach klinicznych lub programach „leczenia ostatniej szansy”?

