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intrebari si raspunsuri

Retragerea cererii de autorizare de introducere pe piata
pentru Raxone (idebenona)

La data de 21 martie 2013, Santhera Pharmaceuticals (Deutschland) GmbH a informat oficial Comitetul
pentru medicamente de uz uman (CHMP) ca doreste sa isi retraga cererea de autorizare de introducere
pe piata pentru Raxone, pentru tratamentul neuropatiei optice ereditare Leber (LHON).

Ce este Raxone?

Raxone este un medicament care contine substanta activa idebenona. Medicamentul urma sa fie
disponibil sub forma de comprimate de 150 mg.

Pentru ce ar fi trebuit sa se utilizeze Raxone?

Raxone ar fi trebuit sa se utilizeze pentru tratamentul LHON, care este o boala ereditara caracterizata
prin pierderea progresiva a vederii.

Raxone a fost desemnat ,,medicament orfan” (un medicament folosit in bolile rare) la data de
15 februarie 2007 pentru tratamentul LHON.

Cum ar trebui sa actioneze Raxone?

Substanta activa din Raxone, idebenona, actioneaza asupra structurilor din interiorul celulelor
cunoscute sub numele de mitocondrii, care produc energia necesara functionarii celulelor. Pacientii
afectati de LHON prezinta mutatii (malformatii) ale materialului genetic al mitocondriilor. Aceasta
fnseamna ca mitocondriile nu functioneaza corespunzator pentru a genera energie si produc forme
toxice de oxigen (radicali liberi) care deterioreaza celulele nervoase de la nivelul ochilor, necesare
pentru vedere. Modul de actiune al idebenonei in cazul LHON nu este pe deplin inteles, dar se crede ca
reduce formarea radicalilor liberi si ca faciliteazd ameliorarea productiei de energie, prevenind astfel
deteriorarea celulara si pierderea vederii observate la pacientii cu LHON.
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Ce documentatie a prezentat compania in sprijinul cererii sale?

Efectele Raxone au fost testate pe modele experimentale inainte de a fi studiate la subiecti umani.

Compania a prezentat rezultatele obtinute dintr-un studiu principal cu Raxone, care a cuprins 85 de
pacienti cu LHON, ale céror simptome au debutat in cei cinci ani anteriori. in cadrul studiului, pacientii
au primit Raxone sau placebo (un preparat inactiv) timp de sase luni. Principalul indicator al eficacitatii
a fost modificarea vederii dupa sase luni de tratament, masurata printr-un test de vedere standard cu
o plansa cu litere.

Tn ce stadiu se afla evaluarea in momentul retragerii cererii?

Evaluarea se incheiase, iar CHMP isi exprimase un aviz negativ. Compania solicitase o reexaminare a
avizului negativ, dar si-a retras cererea nainte ca aceasta reexaminare sa fie initiata.

Care a fost recomandarea CHMP Tn momentul respectiv?

Pe baza analizarii datelor, la momentul retragerii cererii, CHMP emisese un aviz negativ, prin care
recomanda refuzul autorizatiei de introducere pe piata pentru Raxone pentru tratamentul neuropatiei
optice ereditare Leber (LHON).

La momentul emiterii avizului negativ, CHMP avea unele motive de Tngrijorare legate de faptul ca la
pacientii cu LHON, ale caror simptome au debutat in cei cinci ani anteriori, administrarea Raxone timp
de sase luni nu a dus la o ameliorare semnificativa a vederii comparativ cu placebo (pacientii carora li
s-a administrat Raxone au putut sa distinga trei litere in plus pe plansa cu litere fata de pacientii carora
li s-a administrat placebo). CHMP nu a considerat cad acest beneficiu este semnificativ.

Pe baza aceluiasi studiu, compania a propus ulterior sa se limiteze utilizarea Raxone la pacientii cu
LHON ale caror simptome au debutat in anul anterior. Acesti pacienti au prezentat o ameliorare de

17 litere pe plansa cu litere, comparativ cu placebo. Cu toate acestea, CHMP a concluzionat ca noul
subgrup de pacienti propus pentru tratament nu a fost bine reprezentat in studiu (28 de pacienti) si ca
fiabilitatea rezultatelor este discutabild. Data fiind dimensiunea mica a acestui subgrup, CHMP a
considerat ca nu putea fi exclusd o ameliorare spontana.

In plus, CHMP a considerat c& datele care sustin modul de actiune al idebenonei in cazul LHON nu sunt
suficiente.

Prin urmare, la momentul retragerii cererii, in opinia CHMP, beneficiile Raxone nu depaseau riscurile

asociate.

Care au fost motivele invocate de companie pentru retragerea cererii?

Tn scrisoarea prin care instiinta agentia cu privire la retragerea cererii, compania afirma ca isi retrigea
cererea din motive strategice.

Scrisoarea de retragere a cererii este disponibila aici.

Care sunt consecintele retragerii cererii pentru pacientii implicati in studii
clinice sau Tn programe de uz compasional?

Compania a informat CHMP ca nu exista studii clinice in curs de desfasurare. Pacientii inclusi in
programe de uz compasional pot continua sa utilizeze Raxone.
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http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Other/2013/04/WC500142479.pdf

Daca participati la un 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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