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Pytania i odpowiedzi

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

Wynik ponownej oceny

W dniu 18 maja 2017 r. Komitet ds. Produktow Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP) wydat
negatywng opinie, zalecajgc odmowe przyznania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu produktu
leczniczego Masipro przeznaczonego do stosowania w leczeniu mastocytozy uktadowej. Firmg
ubiegajacq sie o dopuszczenie do obrotu jest AB Science.

Firma zwrdcita sie o ponowne rozpatrzenie wstepnej opinii. Po rozwazeniu podstaw tego wniosku CHMP
ponownie rozpatrzyt opinie i w dniu 14 wrzesnia 2017 r. potwierdzit odmowe przyznania pozwolenia na
dopuszczenie do obrotu.

Czym jest Masipro?
Masipro to lek zawierajgcy substancje czynng masytynib. Miat by¢ dostepny w postaci tabletek.
W jakim celu mial by¢ stosowany produkt Masipro?

Produkt Masipro miat by¢ stosowany w leczeniu oséb dorostych z mastocytozg uktadowg, chorobg
charakteryzujacg sie nadmiarem komoérek tucznych (rodzaju krwinek biatych) w skérze, kosciach i
réznych narzadach organizmu. Powoduje ona objawy takie jak swedzenie skéry, uderzenia goraca,
kofatanie serca, omdlenia, bdl kosci, zmeczenie, wymioty, biegunka i depresja.

W dniu 16 listopada 2004 r. lek Masipro uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach) w
leczeniu mastocytozy. Wiecej informacji na temat uznania za lek sierocy mozna znalez¢ tutaj.

Jak dziata produkt Masipro?

Substancja czynna produktu Masipro, masytynib, jest inhibitorem kinaz tyrozynowych. Oznacza to, ze
blokuje ona aktywnos$¢ pewnych enzymoéw zwanych kinazami tyrozynowymi. Enzymy te wystepuja w
niektdrych receptorach komérek tucznych, w tym w receptorach biorgcych udziat w stymulacji wzrostu
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i podziatu komorek. Blokujac dziatanie tych enzymodw, lek Masipro mogtby pomaga¢ w spowolnieniu
wzrostu komoérek tucznych.

Jaka dokumentacja zostata przedstawiona przez firme na poparcie
whniosku?

Whnioskodawca przedstawit dane z badania gtéwnego z udziatem 135 pacjentéw z mastocytozg
uktadowa, u ktérych wystepowaty ciezkie objawy, obejmujgce co najmniej jeden z nastepujacych
czterech objawdw: $wiad, uderzenia goraca, depresja i zmeczenie. W badaniu lek Masipro
poréwnywano z placebo (leczenie pozorowane). Gtdwne kryterium oceny skutecznosci oparte byto na
poprawie ktéregokolwiek z tych czterech objawéw w ciggu pierwszych 24 tygodni leczenia.

Jakie byly gtéwne watpliwosci CHMP, ktére doprowadzity do odmowy?

CHMP miat watpliwosci co do rzetelnosci wynikéw badania, poniewaz rutynowa kontrola GCP (dobrej
praktyki klinicznej) w osrodkach badawczych ujawnita powazne uchybienia w sposobie prowadzenia
badania. Dodatkowo wprowadzono istotne zmiany w projekcie badania w trakcie jego trwania, co
utrudnia interpretacje wynikéw. W konicu ograniczone sg dane na temat bezpieczenistwa stosowania
leku i istniaty watpliwosci co do dziatan niepozadanych leku, w tym neutropenii (mata liczba krwinek
biatych) i szkodliwego wptywu na skére i watrobe, ktére sg istotne gtdwnie ze wzgledu na to, ze lek
miat by¢ stosowany dtugotrwale.

W zwigzku z tym CHMP wyrazit opinie, ze korzysci ze stosowania leku Masipro nie przewyzszajq ryzyka,
i zalecit odmowe wydania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu.

Odmowa CHMP zostata potwierdzona po ponownym rozpatrzeniu.

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

Firma powiadomita CHMP, Ze nie ma zadnych skutkéw 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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