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Intrebéri si raspunsuri

Retragerea cererii de autorizare de introducere pe piata
pentru IXinity (trenonacog alfa)

La data de 13 iunie 2013, Cangene Europe Ltd. a informat oficial Comitetul pentru medicamente de uz
uman (CHMP) ca doreste sa isi retraga cererea de autorizare de introducere pe piata pentru IXinity,
pentru tratamentul si prevenirea hemoragiilor la pacientii cu hemofilie B.

Ce este IXinity?

IXinity este un medicament care contine substanta activa trenonacog alfa (factor uman recombinant
IX). Medicamentul urma sa fie disponibil sub forma de pulbere si solvent care se amesteca pentru a
forma o solutie injectabila (500, 1 000 si 1 500 de unitati).

Pentru ce ar fi trebuit sa se utilizeze IXinity?

IXinity ar fi trebuit sa se utilizeze pentru prevenirea si tratarea episoadelor hemoragice la pacientii in
varsta de cel putin 12 ani cu hemofilie B (o tulburare hemoragica ereditara cauzata de lipsa factorului
1X).

Cum ar trebui sa actioneze IXinity?

Pacientii cu hemofilie B nu prezinta niveluri suficiente de factor IX, o proteina din sange care ajuta la
coagularea normald a acestuia. Acest lucru cauzeaza probleme de coagulare a sangelui, ducand la
hemoragii la nivelul articulatiilor, muschilor si organelor interne. Substanta activa din IXinity,
trenonacog alfa, este o forma a factorului IX care inlocuieste factorul IX ce lipseste din sange,
controland temporar tulburarea hemoragica.

Substanta activa din IXinity este obtinuta printr-o metoda cunoscuta sub denumirea de ,tehnologia
ADN-ului recombinant”: este obtinuta din celule care au primit o gena (ADN), care le face capabile sa
produca factorul de coagulare.
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Ce documentatie a prezentat compania in sprijinul cererii sale?

Compania a prezentat rezultatele studiilor care au implicat 42 de pacienti cu hemofilie B moderata sau
severa, carora li s-a administrat 1Xinity pentru tratarea sau prevenirea hemoragiilor, inclusiv o serie de
pacienti supusi operatiilor chirurgicale. Eficacitatea a fost masurata prin evaluarea pacientilor cu privire
la cat de bine a fost controlata hemoragia si prin numarul de episoade hemoragice care au aparut in
timpul administrarii medicamentului.

Tn ce stadiu se afla evaluarea Tn momentul retragerii cererii?

Cererea a fost retrasa dupa ce CHMP finalizase evaluarea documentatiei prezentate de companie si
formulase liste de intrebari. Dupa evaluarea de catre CHMP a raspunsurilor companiei la ultima runda
de intrebari, mai ramasesera inca unele probleme nerezolvate.

Care a fost recomandarea CHMP in momentul respectiv?

Pe baza analizarii datelor si a raspunsului companiei la listele de intrebari ale CHMP, in momentul
retragerii cererii, CHMP avea unele motive de ingrijorare si a emis un aviz provizoriu potrivit caruia
IXinity nu putea fi aprobat pentru prevenirea si tratamentul episoadelor hemoragice la pacientii cu
hemofilie B.

Desi studiile indicasera dovezi ale eficacitdtii IXinity, acestea au mai aratat ca pacientii au dezvoltat un
nivel neasteptat de ridicat de anticorpi la proteinele din celulele utilizate in compozitia IXinity, care
erau prezente, de asemenea, in medicament. Compania a imbunatatit procesul de fabricatie al IXinity
pentru a indeparta aceste proteine, insa nu a fost clar daca medicamentul purificat va prezenta acelasi
mecanism de actiune ca produsul initial din studii, iar CHMP a recomandat efectuarea de studii
suplimentare pe pacienti.

Prin urmare, la momentul retragerii cererii, in opinia CHMP, pe baza datelor disponibile in prezent,
raportul dintre beneficii si riscuri al produsului IXinity purificat a fost negativ.

Care au fost motivele invocate de companie pentru retragerea cererii?

In scrisoarea prin care instiinta agentia cu privire la retragerea cererii, compania afirma ca decizia sa
de retragere a cererii se baza pe faptul ca datele suplimentare solicitate pentru a raspunde motivelor
de ingrijorare exprimate de CHMP nu puteau fi puse la dispozitie in intervalul de timp stabilit.
Compania si-a exprimat intentia de a depune o noua cerere de autorizare de introducere pe piata de
indata ce datele vor fi disponibile.

Scrisoarea de retragere a cererii este disponibild aici.

Care sunt consecintele retragerii cererii pentru pacientii implicati in studii
clinice?

Compania a informat CHMP ca pacientii inclusi in prezent n studii clinice vor primi in continuare IXinity
si vor fi trecuti pe produsul purificat din momentul in care vor fi aprobate normele revizuite pentru
efectuarea studiilor.

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

Retragerea cererii de autorizare de introducere pe piatd pentru IXinity (trenonacog
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