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Wycofanie wniosku o dopuszczenie do obrotu dotyczgcego
produktu Radicava (edarawon)

W dniu 24 maja 2019 r. firma Mitsubishi Tanabe Pharma GmbH powiadomita Komitet ds. Produktow
Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) o zamiarze wycofania wniosku o dopuszczenie do obrotu
produktu Radicava, ktéry miat by¢ stosowany w leczeniu stwardnienia zanikowego bocznego (ALS).

Co to jest Radicava?

Radicava to lek zawierajacy substancje czynng edarawon. Miat on by¢ dostepny w postaci roztworu do
wlewu dozylnego (kropléwki).

W jakim celu miat by¢ stosowany produkt Radicava?

Radicava miat by¢ stosowany w leczeniu stwardnienia zanikowego bocznego (ALS). ALS jest chorobg
uktadu nerwowego, w przebiegu ktérej komorki nerwowe w mdzgu i rdzeniu kregowym, ktoére
kontrolujg ruchy dowolne, ulegajq stopniowemu uszkodzeniu, powodujac utrate czynnosci miesni i
porazenie.

Lek Radicava miat by¢ stosowany w celu spowolnienia choroby u pacjentéw mogacych nadal prowadzic¢
normalng aktywnos¢.

W dniu 19 czerwca 2015 r. lek Radicava uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach) w
leczeniu ALS. Wiecej informacji na temat uznania za lek sierocy mozna znalez¢ tutaj.

Jak dziata produkt Radicava?

Doktadny sposdb dziatania leku Radicava u pacjentéw cierpigcych na ALS nie jest znany, ale
przypuszcza sig, ze neutralizuje on czasteczki zawierajace tlen znane jako wolne rodniki,
odpowiedzialne za uszkadzanie nerwow u pacjentéw z ALS.

Jaka dokumentacje przedstawita firma na poparcie wniosku?

Firma przedstawita wyniki badania gtéwnego z udziatem 137 pacjentéw z ALS leczonych produktem
Radicava badz placebo (leczenie pozorowane). W badaniu obserwowano zmiane objawdéw choroby u
pacjentow przez okres 24 tygodni przy uzyciu metody zwanej ,funkcjonalng skalg ratingowag ALS”
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(ALSFRS-R). Lekarze wykorzystujg te skale do oceny mowy, oddychania, odzywiania i innych
podstawowych czynnosci pacjenta.

Na jakim etapie znajdowata sie ocena w momencie wycofania wniosku?

Whniosek wycofano 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?

W momencie wycofania wniosku CHMP wyrazit obawy i wydat tymczasowa opinie o braku akceptaciji dla
leku Radicava.

Komitet odnotowat fakt, ze w badaniu gtdéwnym wykazano istotng poprawe wynikéw w skali ALSFRS-R
u pacjentéw otrzymujacych lek Radicava, w poréwnaniu z pacjentami otrzymujacymi placebo. Jednak
w badaniu wzieta udziat niewielka liczba pacjentéw i brakowato wystarczajacych dowoddéw na poparcie
postepdw dotyczacych innych waznych pomiardw, jak np. tych zwigzanych z przezyciem, oddychaniem
i sitg miesni.

Ponadto CHMP odnotowat wazne réznice miedzy dwoma grupami, ktére mogty wptyna¢ na wyniki
koncowe — jak fakt, ze wieksza liczba pacjentow w grupie przyjmujacej lek Radicava cierpiata na mniej
powazng chorobe. Przejscie pacjentdéw z grupy placebo na pozniejszym etapie na terapie lekiem
Radicava nie przyniosto widocznych zmian.

CHMP wyrazit rowniez obawy w stosunku do okresu trwania korzysci z leku Radicava, uznajac okres 24
tygodni (okres odciecia w gtdwnym badaniu) za zbyt krétki, a dane z fazy kontynuacyjnej badania za
trudne do interpretaciji.

Biorgc pod uwage koniecznos¢ dalszych dowoddéw na potwierdzenie skutecznosci leku Radicava,
Komitet rozwazyt mozliwos¢ zatwierdzenia warunkowego, co pozwolitoby firmie na dostarczenie
wiekszej ilosci danych na dalszym etapie. Firma zaproponowata przeprowadzenie badania
rejestrowego, tak by pacjentéw poddanych terapii lekiem Radicava mozna bytoby poréwnac z
pacjentami, ktorzy byli poddani leczeniu innymi rodzajami terapii na ALS. Komitet uznat zalety takiego
badania, ale miat pewne zastrzezenia, w tym fakt, ze nastgpity istotne zmiany w zakresie leczenia ALS
na przestrzeni ostatnich lat, co utrudnia przeprowadzenie poréwnan.

Podczas przeprowadzania oceny CHMP skonsultowat sie z grupa ekspertéw z dziedziny, aby zasiegnac
ich opinii na temat wynikéw badania, proponowanego rejestru i populacji pacjentéow, ktéra mogtaby
odnies¢ korzysci z terapii lekiem Radicava. W momencie wycofania wniosku zdaniem Komitetu, z
uwagi na brak dowiedzionej skutecznosci, korzysci ze stosowania leku Radicava nie przewyzszaty
ryzyka.

Jakie przyczyny wycofania wniosku podata firma?
W swoim pismie powiadamiajacym Agencje o wycofaniu wniosku firma o$wiadczyta, ze wycofanie byto

oparte na tymczasowej opinii Komitetu dotyczacej danych badawczych. Pismo powiadamiajace 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 powiadomita CHMP, ze wycofanie wniosku nie bedzie miato wptywu na prowadzone badania
kliniczne. Firma bedzie nadal prowadzi¢ trwajgce programy ,leczenia ostatniej szansy” w wyniku
dyskusji z organami krajowymi, ktére wyrazity juz zgode na leczenie ostatniej szansy.
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