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Otazky a odpovede

Stiahnutie ziadosti o povolenie na uvedenie na trh pre liek
Loulla (merkaptopurin)

Dria 19. decembra 2012 spolo¢nost Only For Children Pharmaceuticals oficidlne oznamila Vyboru pre
lieky na humanne pouzitie (CHMP) rozhodnutie stiahnut svoju ziadost o povolenie na uvedenie na trh
pre liek Loulla, ktory sa mal pouzivat na udrziavaciu lie¢bu akutnej lymfoblastickej leukémie.

Co je liek Loulla?

Liek Loulla obsahuje G&inna latku merkaptopurin. Mal byt dostupny vo forme tabliet a roztoku
na pripravu peroralnej suspenzie (10 mg/mil).

Aké bolo predpokladané pouzitie lieku Loulla?

Liek Loulla sa mal pouzivat na udrziavaciu lie¢bu u pacientov s akdatnou lymfoblastickou leukémiou
(ALL), o je rakovina lymfocytov (typu bielych krviniek).

Liek Loulla bol 22. oktébra 2007 oznaceny za liek na zriedkavé choroby (liek, ktory sa pouziva
pri zriedkavych chorobach) na liecbu ALL.

v

Akym spdsobom by mal liek Loulla Géinkovat?

U¢inna latka tohto lieku, merkaptopurin, ma podobnd chemickt $truktaru ako puriny, ktoré patria
medzi zakladné chemické latky, z ktorych pozostava DNA. Merkaptopurin sa v tele vnutri buniek
premiena na latku, ktord nardsa tvorbu novej DNA. To brani deleniu buniek. V pripade ALL sa
lymfocyty delia priliS rychlo a zija prilis dlho. Merkaptopurin brani deleniu lymfocytov, ktoré nasledne
odumieraju, ¢im sa spomaluje postup leukémie.

Lieky obsahujuce merkaptopurin vo forme tablety sa v Eurdpskej unii (EU) pouzivaji uz mnoho rokov
na lieCbu pacientov s ALL. Liek Xaluprine, ktory obsahuje merkaptopurin v peroralnej suspenzii, bol
povoleny v EU na lie¢bu ALL 9. marca 2012.
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Akou dokumentaciou podlozila spoloénost svoju zZiadost?

KedZe liek Xaluprine je liek na zriedkavé choroby, v ¢ase udelenia povolenia v marci 2012 ziskal 10-
ro¢né vylu¢né postavenie na trhu. Toto vylu¢né postavenie na trhu znamend, Ze nie je mozné povolit
podobné lieky na lieCbu tej istej choroby aZz do marca 2022.

KedZe vybor CHMP usudil, ze liek Loulla je podobny lieku Xaluprine, spolo¢nost vyrabajlca liek Loulla
poziadala o pravnu vynimku, ktord by napriek vylu¢nému postaveniu lieku Xaluprine na trhu
umozriovala povolit liek Loulla na zaklade jeho klinickej nadradenosti. Ziadost spolo¢nosti o vynimku
bola zaloZzena na tvrdeni, Ze liek Loulla je chutnejsi ako liek Xaluprine a Ze jeho dalSie zlozky nazyvané
pomocné latky si bezpecénejsie. Spolo¢nost takisto tvrdila, Ze jeho podavanie je bezpecnejsie, pretoze
vzhladom na dizajn jeho obalu hrozi mensie riziko rozliatia a nahodného predavkovania. Spolo¢nost
predlozila argumenty v prospech klinickej nadradenosti lieku Loulla, ktoré zahfiali vysledky malej
klinickej Studie u deti a mladych dospelych.

V akej faze hodnotenia bola Ziadost v ¢ase stiahnutia?

Ziadost bola stiahnutéd po tom, ako vybor CHMP vyhodnotil spravu, ktorl spolo¢nost predlozila,
a sformuloval zoznam otazok. Spolo¢nost v ¢ase stiahnutia Ziadosti eSte neodpovedala na otazky.

Aké bolo v tom case odporucanie vyboru CHMP?

Na zaklade preskimania spravy mal vybor CHMP urcité vyhrady a dospel k predbeznému stanovisku,
e liek Loulla nie je klinicky nadradeny lieku Xaluprine a Zze nemdze byt povoleny na lie¢bu ALL.

Vybor CHMP bol toho nazoru, Zze neexistuju ziadne dobré dékazy v slvislosti s tym, ze liek Loulla
poskytuje pacientom vyznamné vyhody v porovnani s liekom Xaluprine. Vybor CHMP sice suhlasil

s tym, ze liek Loulla defom preukéazane chuti, ale nesthlasil s tym, ze existuju akékolvek dékazy, ktoré
by nasvedcovali tomu, ze vdaka jeho zlozZeniu alebo dizajnu jeho obalu je pouzivanie alebo podavanie
lieku Loulla bezpecnejsie ako v pripade lieku Xaluprine.

Pocas beznej kontroly vykonanej na troch miestach klinickej Stidie sa navyse zistilo, Ze 3tudia sa
neuskutoc¢nila v plnom sulade so spravnou klinickou praxou, ¢o vyvolava pochybnosti v stvislosti
so spolahlivostou vysledkov z jedného z tychto miest.

Vybor CHMP preto v ¢ase stiahnutia Ziadosti zastaval nazor, ze spolo¢nost nepreukazala klinickl
nadradenost lieku Loulla nad liekom Xaluprine.

Aké doévody na stiahnutie Ziadosti uviedla spoloénost?

Spoloénost vo svojom liste oznamujlcom agentdre stiahnutie Ziadosti uviedla, Ze sa rozhodla stiahnut
Ziadost, pretoZe vybor CHMP usidil, Ze neexistuju dostatoéné ddkazy, ktoré by preukazali, Ze liek
Loulla je klinicky nadradeny lieku Xaluprine.

List spoloCnosti oznamujuci stiahnutie Ziadosti sa nachadza v Casti tu

Aké s dosledky stiahnutia Ziadosti pre pacientov, ktori sa zicastinuja
v klinickych skdSaniach alebo programoch na pouzitie v naliehavych
pripadoch?

Spoloénost informovala vybor CHMP, pre pacientov, ktori sa v siéasnosti zG¢astriuju na klinickych
skuSaniach alebo na programoch na pouzitie lieku Loulla v naliehavych pripadoch, z toho nevyplyvaju
Ziadne désledky.
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http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Other/human/002501/WC500137474.pdf

Ak ste Ucastnikom klinického skusania alebo programu na pouzitie lieku v naliehavych pripadoch
a potrebujete viac informéacii o svojej liecbe, obratte sa na svojho oSetrujlceho lekara.

Suhrn stanoviska Vyboru pre lieky na zriedkavé choroby k lieku Loulla sa nachadza na webovej stranke
agentury EMA: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/orphans/2009/11/human_orphan_000240.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
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