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Intrebéri si raspunsuri

Retragerea cererii de autorizare de punere pe piata
pentru Enpaxiq (pacritinib)

La 20 februarie 2017, CTI BioPharma a informat oficial Comitetul pentru medicamente de uz uman
(CHMP) ca doreste sa-si retraga cererea de autorizare de punere pe piata pentru Enpaxiq, pentru
tratarea pacientilor cu splind marita sau cu alte simptome ale mielofibrozei.

Ce este Enpaxiq?

Enpaxig este un medicament care contine substanta activa pacritinib. Acesta urma sa fie disponibil sub
forma de capsule cu administrare pe cale orala.

Pentru ce ar fi trebuit sa se utilizeze Enpaxiq?

Enpaxiq ar fi trebuit sa se utilizeze pentru tratarea pacientilor cu splind marita sau cu alte simptome
ale mielofibrozei — o tulburare in care se acumuleaza tesut fibros in maduva osoasa, in care se produc
celulele sanguine.

Enpaxiq a fost desemnat ,,medicament orfan” (un medicament folosit in bolile rare) la data de
25 august 2010, pentru diferite tipuri de mielofibroza. Informatii suplimentare privind desemnarile ca
medicament orfan sunt disponibile aici.

Cum actioneaza Enpaxiq?

Substanta activa din Enpaxiq, pacritinibul, blocheaza actiunea JAK2 si a FLT3, doua proteine implicate
in producerea si dezvoltarea celulelor sanguine. In mielofibroz&, pacientii au o cantitate prea mare din
aceste proteine, ceea ce determind producerea de celule sanguine imature, iar unele dintre acestea
migreaza catre organe precum splina, cauzand marirea acestora. Prin blocarea acestor proteine, se
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preconizeaza ca Enpaxiq incetineste producerea de celule sanguine imature, contribuind astfel la
reducerea simptomelor bolii.

Ce documentatie a prezentat compania in sprijinul cererii sale?

Compania a prezentat date obtinute dintr-un studiu principal pe 327 de pacienti cu mielofibroza, care a
urmarit numarul de pacienti la care marimea splinei s-a redus cu cel putin 35 % dupa 24 de saptamani
de tratament. Studiul a comparat Enpaxiq cu ,,cea mai buna terapie disponibild”, in care s-au utilizat
tratamente care nu actioneaza asupra proteinelor JAK, cum ar fi hidroxiureea sau tratamentul de
sustinere.

Tn ce stadiu se afla evaluarea iTn momentul retragerii cererii?

Cererea a fost retrasa dupa ce CHMP evaluase documentatia initiald prezentata de companie si
formulase o listd de intreb&ri. In momentul retragerii cererii, compania nu réspunsese incd la intrebari.

Care a fost recomandarea CHMP Th momentul respectiv?

Tn momentul retragerii cererii, CHMP a dat un aviz provizoriu potrivit cdruia Enpaxiq nu putea fi
aprobat pentru mielofibroza.

Comitetul avea mai multe motive de ingrijorare: scaderea marimii splinei, principala masura a
eficacitatii in studiu, a parut a fi mai mica in asociere cu Enpaxiq decat in asociere cu un alt
medicament din clasa acestuia, fara nicio imbunatatire a scorurilor simptomelor; incidenta nivelurilor
scazute de plachete sanguine (care pot cauza sangerari) a fost mai mare la pacientii tratati cu
Enpaxiq; si numarul de decese inregistrate la pacientii carora li s-a administrat Enpaxiq a fost mai
mare decat la cei carora li s-a administrat cea mai buna terapie disponibild, incluzand decese cauzate
de hemoragii si de efectele asupra inimii.

in plus, CHMP a remarcat c& erau necesare mai multe informatii despre materiile prime utilizate la
fabricarea Enpaxiq si despre modul in care acesta actioneaza asupra anumitor proteine tinta din
organism.

Date fiind aceste motive de ingrijorare, Tn opinia comitetului nu s-a demonstrat ca beneficiile Enpaxiq
depaseau riscurile asociate.

Care au fost motivele invocate de companie pentru retragerea cererii?

in scrisoarea adresatd agentiei, compania a declarat c3 isi retrage cererea deoarece in cadrul
procedurii curente de solutionare a cererii nu exista suficient timp pentru a se furniza date noi dintr-un
al doilea studiu principal cu Enpaxig. Compania a declarat ca intentioneaza sa includa noile date din
studiu in dosarul curent Thainte de a aborda EMA pentru a discuta cu privire la o noua cerere.
Scrisoarea de instiintare cu privire la retragere a cererii este disponibila aici.

Care sunt consecintele retragerii cererii pentru pacientii din studii clinice
sau din programe de uz compasional?

Compania a informat CHMP ca nu exista consecinte pentru pacientii aflati in prezent in studii clinice sau
programe de uz compasional cu Enpaxiq.

Daca participati la un studiu clinic sau program de uz compasional si aveti nevoie de informatii
suplimentare despre tratamentul dumneavoastra, adresati-va medicului care va administreaza acest
medicament.
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