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Odmowa wydania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu
dla produktu Alsitek (masytynib)

W dniu 18 kwietnia 2018 r. Komitet ds. Produktow Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) wydat
negatywng opinig, zalecajac odmowe przyznania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu produktu
leczniczego Alsitek, przeznaczonego do stosowania w leczeniu stwardnienia zanikowego bocznego
(ALS).

Firmga ubiegajacq sie o dopuszczenie do obrotu jest AB Science. Firma zwrdcita sie o ponowne
rozpatrzenie opinii, ale nastepnie wycofata swdj wniosek.

Czym jest Alsitek?
Alsitek to lek zawierajacy substancje czynng masytynib. Miat on by¢ dostepny w postaci tabletek.
W jakim celu miat by¢ stosowany produkt Alsitek?

Alsitek miat by¢ stosowany w leczeniu stwardnienia zanikowego bocznego (ALS). ALS jest postepujacg
choroba uktadu nerwowego, w przebiegu ktérej komorki nerwowe w mdzgu i rdzeniu kregowym, ktére
kontrolujg ruchy dowolne, ulegajg stopniowemu uszkodzeniu, powodujac utrate czynnosci miesni i
porazenie. Alsitek miat by¢ stosowany w skojarzeniu z ryluzolem, innym lekiem przeciw ALS.

W dniu 29 sierpnia 2016 r. lek Alsitek 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 lek Alsitek?

Uwaza sie, ze dziatanie leku Alsitek polega na zmniejszeniu aktywnosci mikrogleju, gtéwnych komérek
odpornosciowych (obronnych) mézgu, oraz mastocytéw (rodzaj krwinek biatych). Mikroglej i mastocyty
mogq odgrywac role w zapaleniu i uszkodzeniu nerwéw u pacjentow z ALS. Przewiduje sie, ze poprzez
zmniejszenie ich aktywnosci lek bedzie powodowat zmniejszenie zapalenia i uszkodzenia nerwoéw,
opdzniajac w ten sposdb pogorszenie objawow u pacjenta.
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Jaka dokumentacje przedstawita firma na poparcie wniosku?

Whnioskodawca przedstawit wyniki jednego badania gtéwnego z udziatem 394 pacjentéw z ALS, w
ktérym Alsitek poréwnywano z placebo (leczenie pozorowane), przy czym obydwa leki podawano wraz
z ryluzolem. Gtdwnym kryterium oceny skutecznosci byta zmiana objawdéw u pacjentéw po

48 tygodniach, oceniana z wykorzystaniem standardowej skali oceny ALS.

Jakie byly gtowne watpliwosci CHMP, ktore doprowadzity do odmowy?

CHMP stwierdzit, ze w badaniu gtdwnym u pacjentéw z ALS nie wykazano skutecznosci leku Alsitek w
opdznianiu progresji choroby. Pomimo pozytywnego wptywu na objawy obserwowanego w grupie
pacjentéw, u ktorych choroba ulega pogorszeniu w normalnym tempie, w poréwnaniu z osobami, u
ktérych nastepuje szybkie pogorszenie choroby, CHMP uznat, ze ten sposéb klasyfikacji pacjentéw jest
nieuzasadniony i nie odzwierciedla praktyki klinicznej. Ponadto nie byto powodu, dla ktérego lek miatby
dziata¢ w jednej grupie pacjentéw, a w innych nie.

Dodatkowo inspekcja w dwoch osrodkach, w ktéorych prowadzono badanie, wykazata niedoskonatosci w
sposobie prowadzenia badania, co podaje w watpliwosé¢ rzetelnos¢ danych.

Komitet miat wreszcie watpliwosci co do sposobu postepowania z danymi pochodzacymi od pacjentéw,
ktérzy przerwali leczenie, mogacego mie¢ wptyw na tendencyjnos$¢ wynikéw na korzys¢ leku Alsitek.

Dlatego wedtug CHMP nie wykazano, by badanie dostarczyto rzetelnych dowoddéw na korzysci
wynikajgce ze stosowania produktu Alsitek, i Komitet zalecit odmowe przyznania pozwolenia na
dopuszczenie go do obrotu.

Jakie s skutki tej odmowy dla pacjentéw uczestniczacych w badaniach
klinicznych lub programach ,,leczenia ostatniej szansy”?

Firma powiadomita CHMP, Ze nie ma zadnych skutkdw dla pacjentow biorgcych udziat w badaniach
klinicznych ani programach ,,leczenia ostatniej szansy”.

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