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Pytania i odpowiedzi

Wycofanie wniosku o dopuszczenie do obrotu dotyczgcego
produktu Raxone (idebenon)

W dniu 21 marca 2013 r. firma Santhera Pharmaceuticals (Deutschland) GmbH oficjalnie powiadomita
Komitet ds. Produktow Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) o zamiarze wycofania wniosku o
dopuszczenie do obrotu produktu leczniczego Raxone, ktory miat by¢ stosowany w leczeniu
dziedzicznej neuropatii nerwu wzrokowego Lebera (LHON).

Co to jest lek Raxone?

Produkt Raxone to lek zawierajgcy substancje czynng idebenon. Miat on by¢ dostepny w postaci
tabletek 150 mg.

W jakim celu miat by¢ stosowany lek Raxone?

Lek Raxone miat by¢ stosowany w leczeniu LHON — choroby dziedzicznej charakteryzujacej sie
postepujaca utratg wzroku.

W dniu 15 lutego 2007 r. lek Raxone uznano za ,lek sierocy” (lek stosowany w rzadkich chorobach)
stosowany w leczeniu LHON.

Jakie jest oczekiwane dzialanie leku Raxone?

Substancja czynna leku Raxone, idebenon, wptywa na struktury wewnatrzkomaérkowe zwane
mitochondriami, ktore produkujg energie potrzebng do funkcjonowania komoérek. Pacjenci z LHON
posiadajg mutacje (wady) w materiale genetycznym mitochondriéw. Sprawia to, ze mitochondria nie
sq w stanie generowac energii w sposob prawidtowy i produkujg toksyczne formy tlenu (wolne rodniki),
ktére uszkadzajg komorki nerwowe w oku potrzebne do funkcjonowania zmystu wzroku. Sposéb
dziatania idebenonu w przypadku LHON nie jest w petni znany, ale uwaza sie, ze zmniejsza on
intensywnos¢ tworzenia wolnych rodnikéw i pomaga w produkcji energii, a tym samym zapobiega
uszkodzeniu komoérek i utracie wzroku obserwowanej w przebiegu LHON.
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Jaka dokumentacja zostala przedstawiona przez firme na poparcie
whniosku?

Zanim przeprowadzono badania na ludziach, dziatanie produktu Raxone badano w modelach
eksperymentalnych.

Firma przedstawita wyniki jednego badania gtdwnego z uzyciem leku Raxone i udziatem 85 pacjentéw z
LHON, ktdrej objawy pojawity sie w ciagu pieciu lat przed badaniem. W trakcie badania pacjenci
otrzymywali lek Raxone lub placebo (leczenie pozorowane) przez szes¢ miesiecy. Gtédwnag miarg
skutecznosci dziatania leku byta zmiana zdolnosci widzenia po szesciu miesigcach leczenia, zmierzona
za pomocg standardowego badania wzroku z uzyciem tablicy literowej.

Na jakim etapie znajdowata sie ocena w momencie wycofania wniosku?

Ocena zostata zakonczona i CHMP wydat negatywna opinie. Firma wystgpita o ponownga ocene
negatywnej opinii, ale wycofata wniosek przed rozpoczeciem tej ponownej oceny.

Jakie zalecenia wydat wéwczas CHMP?

W momencie wycofania wniosku CHMP wydat negatywng opinie na podstawie przegladu danych,
zalecajac odmowe przyznania pozwolenia na dopuszczenie produktu Raxone do obrotu w leczeniu
dziedzicznej neuropatii nerwu wzrokowego Lebera (LHON).

W chwili wydania negatywnej opinii CHMP wyrazit obawe, iz u pacjentéw z LHON, u ktérych objawy
pojawity sie w ciggu pieciu lat przed badaniem, przyjmowanie produktu Raxone przez szes$¢ miesiecy
nie doprowadzito do istotnej poprawy zdolnosci widzenia w poréwnaniu z placebo (pacjenci
przyjmujacy produkt Raxone byli w stanie rozroznic trzy litery wiecej na tablicy literowej w poréwnaniu
z pacjentami przyjmujacymi placebo). CHMP nie uznat tej korzysci za istotna.

W oparciu o to samo badanie firma zaproponowata pdzniej ograniczenie stosowania produktu Raxone
do pacjentdéw z LHON, ktérej objawy pojawity sie w ciggu roku przed badaniem. U pacjentéw tych
zaobserwowano poprawe wynoszacq 17 liter na tablicy literowej w poréwnaniu z placebo. Jednak CHMP
stwierdzit, ze nowa podgrupa pacjentéw, ktdrg zaproponowano do leczenia, nie byta wystarczajaco
licznie reprezentowana w badaniu (28 pacjentdw) oraz ze wiarygodnos$¢ uzyskanych wynikow jest
dyskusyjna. Ze wzgledu na niewielkq liczebnos$c¢ tej podgrupy CHMP uznat, ze nie mozna wykluczy¢
wystgpienia samoczynnej poprawy.

Dodatkowo CHMP uznat, ze dane wykazujgce sposob dziatania idebenonu w przypadku LHON nie sg
wystarczajace.

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

Jakie przyczyny wycofania wniosku podata firma?

W swoim pismie powiadamiajacym Agencje o wycofaniu wniosku firma oswiadczyta, ze wycofata
wniosek z powoddéw strategicznych.

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

Firma poinformowata CHMP, ze nie trwajq zadne badania kliniczne. Pacjenci bioracy udziat w
programach ,leczenia ostatniej szansy” mogg w dalszym ciggu stosowac produkt Raxone.

W przypadku uczestnictwa w programie leczenia ostatniej szansy i potrzeby doktadniejszych informacji
o leczeniu, nalezy skontaktowac sie z lekarzem prowadzacym.
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