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Pytania i odpowiedzi

Wycofanie wniosku o dopuszczenie do obrotu dotyczgcego
preparatu Tekinex (mepebursztynian omacetaksyny)

W dniu 11 stycznia 2011 r. firma ChemGenex Europe SAS oficjalnie powiadomita Komitet

ds. Produktow Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) o zamiarze wycofania wniosku o dopuszczenie
preparatu Tekinex do obrotu, ktéry miat by¢ stosowany w leczeniu pacjentéow z przewlekig biataczkq
szpikowa z obecnoscig chromosomu Philadelphia z mutacjg ,domeny kinazy Bcr-Abl T3151” po
niepowodzeniu na wczesniej stosowane leczenie imatynibem.

Co to jest Tekinex?

Preparat Tekinex to lek zawierajgcy substancje czynng mepebursztyniam omacetaksyny. Lek miat by¢
dostepny w postaci proszku do sporzgdzania roztworu do wstrzykiwan.

W jakim celu mial by¢ stosowany preparat Tekinex?

Preparat Tekinex miat by¢ stosowany u dorostych pacjentéw z przewlektg biataczka szpikowq

z obecnoscig chromosomu Philadelphia, (ang. chronic myeloid leukaemia, CML - nowotwor ztosliwy
granulocytow, rodzaju krwinek biatych). Chromosom Philadelphia to chromosom zawierajacy pewne
geny, w ktérych doszto do przeksztatcen. Wytwarza enzym kinaze Bcr-Abl, ktéry doprowadza do
rozwoju biataczki.

Lek miat by¢ stosowany u pacjentéw po niepowodzeniu wczesniej stosowanego leczenia imatynibem
(inny lek przeciwnowotworowy) prawdopodobnie z powodu mutacji genu kinazy Bcr-Abl zwanej
~mutacjg T315I".

Ze wzgledu na niskg liczbe pacjentéw z przewlektg biataczka szpikowa choroba ta jest uwazana za
rzadko wystepujacg, zatem w dniu 2 wrzesnia 2004 r. preparat Tekinex uznano za lek sierocy
(lek stosowany w rzadkich chorobach).
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Jakie jest oczekiwane dziatanie preparatu Tekinex?

Substancja czynna preparatu Tekinex, omacetaksyna, jest inhibitorem syntezy protein. Jest pochodng
haringtoniny, substancji wyekstrahowanej z rosliny o nazwie Aglaonema (ang. Chinese evergreen).
Sposob jej dziatania jest niejasny, ale uwaza sie, ze zaktdca ona wytwarzanie enzymu, kinazy
tyrozynowej Bcr-Abl.

Inne leki znane jako inhibitory kinazy tyrozynowej, w tym imatynib, dziataja w CML poprzez
bezposrednie wigzanie sie z enzymem kinazy tyrozynowej Bcr-Abl. Mutacja T3151 zmienia pewne cechy
enzymu, co utrudnia to wigzanie. Poniewaz omacetaksyna nie dziata w ten sposéb, mutacja T315I nie
ma wptywu na jej dziatanie. Dlatego spodziewano sie, ze preparat Tekinex bedzie wywierat wptyw

u pacjentéw z obecnoscig chromosomu Philadelphia z mutacjq T315I.

Jaka dokumentacja zostala przedstawiona przez firme na poparcie
whniosku?

Zanim przeprowadzono badania na ludziach, dziatanie preparatu Tekinex zbadano w modelach
eksperymentalnych. Firma przedstawita wyniki gtdwnego badania, do ktérego witgczono 66 pacjentdw
z przewlektg biataczka szpikowg z obecnoscig chromosomu Philadelphia i mutacjg T315I, po
niepowodzeniu wczesniej stosowanego leczenia imatynibem. Preparat Tekinex poréwnano
bezposrednio z innymi rodzajami leczenia. W badaniu oceniano odpowiedz na leczenie w oparciu

o wyniki testow krwi dotyczacych oceny aktywnosci procesu nowotworowego.

Na jakim etapie znajdowata sie ocena w momencie wycofania wniosku?

Whniosek zostat wycofany przez firme w 120. dniu procedury. Oznacza to, ze CHMP ocenit wstepng
dokumentacje przedstawiong przez firme i sformutowat liste pytan. Firma wycofata wniosek przed
udzieleniem odpowiedzi na pytania.

Jakie zalecenie wydat wowczas CHMP?

W momencie wycofania CHMP zgtosit zastrzezenia na podstawie przegladu danych i wstepna opinia
wskazywata, ze preparat Tekinex nie moze byc¢ zatwierdzony.

CHMP uznat, ze korzysci ze stosowania leku sg niepewne. Ponadto obserwacja pacjentéw po leczeniu
byta niewystarczajaca i Komitet miat watpliwosci, czy lek jest na tyle bezpieczny, aby mdgt by¢
podawany przez samych pacjentow, tak jak zaktadata firma. CHMP miat takze zastrzezenia dotyczace
dawek stosowanych w badaniu i kryteriow zastosowanych w celu pomiaru skutecznosci leku. Ponadto
po kontroli osrodkéw badania Komitet zwrdcit uwage na pewne niescistosci we wniosku, ktére mogty
mie¢ wptyw na wiarygodnos$¢ wynikow badan.

Dlatego tez w momencie wycofania wedtug CHMP korzysci ze stosowania preparatu Tekinex nie
przewyzszaty ryzyka.

Jakie przyczyny wycofania wniosku podata firma?

Pismo od firmy powiadamiajqce Agencje o wycofaniu wniosku jest dostepne w zaktadce ,All
documents”.
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Jakie s skutki wycofania dla pacjentéw uczestniczacych w badaniach
klinicznych lub programach wspoétczucia?

Firma poinformowata CHMP, ze badania kliniczne dotyczace oceny preparatu Tekinex beda
kontynuowane.

Streszczenie opinii Komitetu ds. Sierocych Produktéw Leczniczych dotyczacej preparatu Tekinex
znajduje sie na stronie internetowej Agencji: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare
disease designations.
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