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Otazky a odpovede

Stiahnutie ziadosti o povolenie na uvedenie na trh pre liek
Enpaxiqg (pakritinib)

Dria 20. februara 2017 spoloénost CTI BioPharma oficialne oznamila Vyboru pre lieky na huméanne
pouzitie (CHMP) rozhodnutie stiahnut svoju ziadost o povolenie na uvedenie lieku Enpaxiq na trh, ktory
je uréeny na lie¢bu pacientov so zvac¢senou slezinou alebo s inymi symptémami myelofibrozy.

€o je Enpaxiq?

Enpaxiq je liek, ktory obsahuje G¢innu latku pakritinib. Liek mal byt dostupny vo forme kapsul na
uZivanie Gstami.

Aké bolo predpokladané pouzitie lieku Enpaxiq?

Liek Enpaxig sa mal pouzivat na lie¢bu pacientov so zvéésenou slezinou alebo s inymi symptomami
myelofibréozy, ¢o je porucha, pri ktorej sa v kostnej dreni, kde sa vytvaraju krvné bunky, hromadi
Zjazvené tkanivo.

Liek Enpaxiq bol 25. augusta 2010 oznaceny ako liek na zriedkavé choroby (liek, ktory sa pouziva
pri zriedkavych chorobach) na liecbu réznych typov myelofibrézy. Viac informécii o oznacovani liekov
ako lieky na zriedkavé choroby sa nachadza tu.

Akym sposobom liek Enpaxiq Gucinkuje?

U¢inna latka lieku Enpaxiq, pakritinib, blokuje pdsobenie dvoch proteinov, JAK2 a FLT3, ktoré sa
podielaju na produkcii a raste krvnych buniek. Pri myelofibréze maju pacienti prili$ vela tychto
proteinov, ¢o spésobuje vytvaranie nezrelych krvnych buniek, pricom niektoré z nich migrujda do takych
organov, ako je slezina, a spdsobuju ich zvacsenie. Zablokovanim tychto proteinov mal liek Enpaxiq
spomalit vytvaranie nezrelych krvnych buniek, a tym zmiernit symptémy tohto ochorenia.
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Akou dokumentaciou podlozila spoloénost svoju zZiadost?

Spoloénost predloZila Udaje z hlavnej Stddie zahfriajucej 327 pacientov s myelofibrézou, v ktorej sa
skimal pocet pacientov, u ktorych sa po 24 tyzdnoch liecby zmensila slezina aspon o 35 %. V $tudii sa
porovnaval liek Enpaxig s najlepSou dostupnou terapiou zahffajlcou liecby, ktoré nepodsobia na
proteiny JAK, ako je hydroxymocovina alebo podporna starostlivost.

V akej faze hodnotenia bola Ziadost v ¢ase stiahnutia?

Ziadost bola stiahnutd potom, ako vybor CHMP vyhodnotil pdvodnt dokumentéciu, ktort spolo¢nost
predloZila, a vypracoval zoznam otazok. Spolo¢nost v ¢ase stiahnutia ziadosti este neodpovedala na
otazky.

Aké bolo v tom case odporicanie vyboru CHMP?

V dase stiahnutia ziadosti dospel vybor CHMP k predbeznému stanovisku, Ze liek Enpaxiq nemdze byt
povoleny na lieCcbu myelofibrdzy.

Vybor mal niekolko vyhrad. Zdalo sa, Zze zmensSenie sleziny, ¢o je hlavnym meradlom Gcinnosti v tadii,
je pri pouziti lieku Enpaxiq menej vyrazné nez pri pouziti iného lieku z tej istej triedy a nedosiahlo sa
zlepSenie v skore symptomov. Vyskyt nizkej hladiny krvnych dosticiek (¢o mdze spodsobit krvacanie)
bol u pacientov lie¢enych liekom Enpaxiq vyssi a u pacientov uzivajucich liek Enpaxig sa zaznamenal
vysSSi pocet umrti vratane umrti spésobenych krvacanim a Gc¢inkami na srdce nez v pripade pacientov,
ktori dostavali najlepSiu dostupnu terapiu.

Okrem toho vybor CHMP konstatoval, Ze je potrebnych viac informéacii o vychodiskovych latkach
pouzitych pri vyrobe lieku Enpaxig a o posobeni lieku na urcité cielové proteiny v tele.

Vzhladom na tieto vyhrady dospel vybor k stanovisku, Ze sa nepreukazalo, Ze prinosy lieku Enpaxiq
prevysuju jeho rizika.

Aké doévody na stiahnutie Ziadosti uviedla spoloénost?

Vo svojom liste oznamujlicom agentlre stiahnutie Ziadosti spolo¢nost uviedla, Zze Ziadost stahuje preto,
lebo nemala v su¢asnom postupe tykajlcom sa ziadosti dost ¢asu na predloZenie novych Gdajov

z druhej hlavnej studie s liekom Enpaxiq. Spolo¢nost uviedla, ze pldnuje zahrn(t tieto nové Udaje

zo $tudie do svojej sucasnej dokumentacie, kym oslovi agentiru EMA, aby prediskutovali novu ziadost.
List spolo¢nosti oznamuijtci agentdre stiahnutie ziadosti sa nachadza tu.

Aké si dosledky stiahnutia Ziadosti pre pacientov, ktori sa zicastiuja na
klinickych skuSaniach alebo na programoch na pouZzitie v naliehavych
pripadoch?

Spoloénost informovala vybor CHMP, Ze pre pacientov, ktori sa v siéasnosti zG¢astriuju na klinickych
skuSaniach alebo na programoch na pouzitie lieku Enpaxiq v naliehavych pripadoch, nevyplyvaja
Ziadne désledky.

Ak sa zucastnujete na klinickom skdsani alebo na programe na pouzitie lieku v naliehavych pripadoch
a potrebujete viac informécii o svojej lie¢be, obratte sa na svojho osetrujiceho lekara.
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