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Otazky a odpovede

Stiahnutie ziadosti o povolenie na uvedenie na trh pre liek
IXinity (trenonacog alfa)

Dria 13. juna 2013 spoloénost Cangene Europe Ltd. oficidlne oznamila Vyboru pre lieky na humanne
pouzitie (CHMP) rozhodnutie stiahnut svoju ziadost o povolenie na uvedenie na trh pre liek IXinity,
ktory sa mal pouzivat na lie¢bu a prevenciu krvacania u pacientov s hemofiliou B.

Co je liek IXinity?

Liek IXinity obsahuje G¢innu latku trenonacog alfa (rekombinantny ludsky faktor IX). Liek mal byt
dostupny vo forme prasku a rozpustadla, z ktorého sa ma pripravit injekény roztok (500, 1 000 a
1 500 jednotiek).

Aké bolo predpokladané pouzitie lieku IXinity?

Liek IXinity sa mal pouzivat na prevenciu a lie¢bu epizdd krvacania u pacientov minimalne vo veku
12 rokov s hemofiliou B (dedi¢na porucha krvacania zapri¢inena nedostatkom faktora IX).

Akym spésobom by mal liek IXinity G¢inkovat?

Pacienti s hemofiliou B maju nedostatoc¢nu hladinu faktora IX, proteinu v krvi, ktory podporuje
normalnu zraZanlivost. To spdsobuje problémy so zréZanlivostou krvi, ¢o vedie ku krvacaniu v kiboch,
svaloch a vnutornych organoch. U¢inna latka lieku IXinity, trenonacog alfa, je forma ludského faktora
I1X, ktora nahradza chybajuci faktor IX v krvi, a poskytuje do¢asnu kontrolu nad poruchou krvacania.

U&inna latka lieku IXinity sa vyraba tzv. technolégiou rekombinantnej DNA: vyrabajd ju bunky, do
ktorych bol vioZzeny gén (DNA), a preto méze produkovat dany koagulaény faktor.
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Akou dokumentaciou podlozila spoloénost svoju ziadost?

Spolo¢nost predlozila vysledky $tudii, na ktorych sa zGéastnilo 42 pacientov s miernou alebo vaznou
formou hemofilie B, ktorym bol podavany liek IXinity na lieCbu alebo prevenciu krvacania, vratane
niektorych pacientov pocas chirurgického zakroku. Ucinnost sa merala podla hodnotenia kontroly
krvacania pacientmi, ako aj podla poctu epizdd krvacania, ktoré nastali po¢as podavania lieku.

V akej faze hodnotenia bola Ziadost v ¢ase stiahnutia?

Ziadost bola stiahnutd po tom, ako vybor CHMP vyhodnotil dokumentaciu, ktori spolo¢nost predloZila,
a sformuloval zoznam otazok. Po preskimani odpovedi spoloCnosti na poslednu sériu otazok vyborom
CHMP eSte stale zostali niektoré otazky nevyriesené.

Aké bolo v tom case odporicanie vyboru CHMP?

Na zéklade preskiimania Udajov a odpovedi spolo¢nosti na zoznamy otazok vyboru CHMP mal vybor
CHMP v case stiahnutia Ziadosti urcité vyhrady a dospel k predbeznému stanovisku, ze liek IXinity
nemdze byt povoleny na lie¢bu a prevenciu epizdd krvacania u pacientov s hemofiliou B.

Aj ked' Studie preukazali u¢innost lieku IXinity, zaroven sa zistilo, Ze sa u pacientov vytvorila ne¢akane
vysoka hladina protilatok proti proteinom pochadzajicim z buniek pouzitych na vyrobu lieku IXinity,
ktoré boli tiez pritomné v lieku. Spolo¢nost upravila vyrobny postup pre liek IXinity s ciefom odstranit
tieto proteiny, nebolo vSak jasné, ¢i by takto upraveny liek pésobil v Studiach rovnako ako pévodny
liek, preto vybor CHMP odporucdil vykonat dalSiu $tidiu na pacientoch.

Vybor CHMP preto v ¢ase stiahnutia Ziadosti zastaval nazor, ze vzhladom na v sucasnosti dostupné
Udaje je pomer prinosu a rizik upraveného lieku IXinity negativny.

Aké doévody na stiahnutie Ziadosti uviedla spoloénost?

Spolo¢nost vo svojom liste, v ktorom agentire oznamila stiahnutie Ziadosti, uviedla, Ze sa rozhodla
stiahnut Ziadost, pretoze v regulaénom ¢asovom ramci nedokazala poskytnut dalsie adaje potrebné na
vyvratenie obav vyboru CHMP. Spolo¢nost vyjadrila svoj zdmer opétovne poziadat o povolenie na
uvedenie lieku na trh potom, ako bude mat k dispozicii potrebné tdaje.

List tykajuci sa stiahnutia Ziadosti je k dispozicii tu.

Aké su dosledky stiahnutia Ziadosti pre pacientov, ktori sa zuc¢astiuja na
klinickych skusaniach?

Spoloénost informovala vybor CHMP, Ze pacienti, ktori sa v si¢asnosti zi¢astiiuju na klinickych
skasaniach, budl aj nadalej dostavat liek IXinity a prejda na upraveny liek, len ¢o sa schvalia
revidované pravidla na vykonavanie tychto skasani.

Ak ste vSak Ucastnikom klinického sklsania a potrebujete viac informacii o svojej lie¢be, obratte sa na
svojho oSetrujiceho lekara.
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