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Stiahnutie ziadosti o povolenie na uvedenie na trh pre liek
Radicava (edaravon)

Dria 24. maja 2019 spoloénost Mitsubishi Tanabe Pharma GmbH oficidlne oznamila Vyboru pre lieky na
humanne pouzitie (CHMP) rozhodnutie stiahnut svoju Ziadost o povolenie na uvedenie lieku Radicava
na trh, ktory sa mal pouzivat na lie¢bu amytrofickej lateralnej sklerézy (ALS).

Co je liek Radicava?

Radicava je liek, ktory obsahuje lie¢ivo edaravon. Liek mal byt dostupny ako inflizny roztok (na
kvapkanie do Zily).

Aké bolo predpokladané pouzitie lieku Radicava?

Liek Radicava sa mal pouzivat na lie¢bu pacientov s amyotrofickou lateralnou skler6zou (ALS). ALS je
ochorenie nervového systému, ked nervové bunky v mozgu a mieche, ktoré riadia mimovolny pohyb,
postupne degeneruju, ¢o sposobuje stratu svalovej funkcie a paralyzu.

Liek Radicava sa mal pouzivat na spomalenie zhor§ovania ochorenia u pacientov, ktori su este stale
schopni vykonavat bezné kaZzdodenné ¢&innosti.

Liek Radicava bol 19. juna 2015 oznaceny za tzv. liek na ojedinelé ochorenia na lieCbu ALS. Viac
informacii o oznaceni lieku za liek na ojedinelé ochorenia sa nachadza tu.

Akym sposobom liek Radicava uUcinkuje?

Presny spOsob Ucinku lieku Radicava u pacientov s ALS nie je znamy, ale predpoklada sa, ze
neutralizuje molekuly s obsahom kyslika zname ako tzv. volné radikaly, ktoré suvisia s poskodzovanim
nervov u pacientov s ALS.

Akou dokumentaciou podlozila spoloénost svoju ziadost?

Spoloénost predlozila vysledky z jednej hlavnej Stidie so 137 pacientmi s ALS, ktori dostavali bud' liek
Radicava, alebo placebo (zdanlivy liek). V studii sa skimalo, ako sa zmenili priznaky pacientov pocas
24 tyzdnov lieCby, s pouzitim Standardnej hodnotiacej stupnice ALSFRS-R (revidovanej funkénej
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hodnotiacej stupnice ALS). Lekari pouzivaju tato stupnicu nato, aby urcili, ako dobre pacienti dokazu
hovorit, dychat, jest a vykonavat iné bezné ¢innosti.

V akej faze hodnotenia bola Ziadost v ¢ase stiahnutia?

Ziadost bola stiahnutd potom, ako vybor CHMP vyhodnotil dokumentaciu, ktort spolo¢nost prediozila,
a sformuloval zoznamy otazok. Potom ako vybor CHMP posudil odpovede spolocnosti na poslednu sériu
otazok, esSte stale zostali niektoré otazky nevyriesené.

Aké bolo v tom case odporicanie vyboru CHMP?

V Case stiahnutia Ziadosti mal vybor CHMP urcité vyhrady a dospel k predbeznému stanovisku, Ze liek
Radicava nemdze byt povoleny.

Vybor konstatoval, ze v hlavnej studii sa preukazalo znacné zlepSenie hodnét podla stupnice ALSFRS-R
u pacientov, ktori boli lieceni liekom Radicava, v porovnani pacientmi, ktori dostavali placebo. Na tejto
Studii sa vSak zUcastnilo len malo pacientov a ddkazy na potvrdenie zlep3enia v inych dbélezitych
oblastiach, ako je prezitie, dychanie a svalova sila, neboli dostato¢né.

Okrem toho vybor CHMP podotkol, Ze medzi tymito dvoma skupinami existovali velké rozdiely, ktoré
mohli ovplyvnit kone¢ny vysledok, ako napriklad skuto¢nost, Ze v skupine lie¢enej liekom Radicava
bolo viac pacientov s menej zavaznym ochorenim. Ak pacienti zo skupiny uzivajucej placebo presli
do skupiny lieCenej liekom Radicava, neprejavil sa u nich ziadny viditelny Gcinok.

Vybor mal vyhrady aj k trvaniu prinosu lieku Radicava a poznamenal, Ze 24-tyzdfové obdobie
(hrani¢ny bod v hlavnej $tudii) bolo prili§ kratke a Udaje z predizenej fazy Sttdie nebolo mozné
jednoznacne interpretovat.

Vzhladom na jasnu potrebu dalSich dékazov o Géinnosti lieku Radicava vybor zvazil moznost povolenia
s podmienkou, ¢&m by spolo¢nost ziskala ¢as na predloZenie dalSich Gdajov. Spoloénost navrhla
uskuto¢nit Studiu s registrom pacientov, kedy by sa pacienti lie¢eni liekom Radicava porovnavali s
pacientmi, ktori v minulosti dostavali iné lieky na ALS. Vybor uznal prinos takejto Studie, mal vSak
urcité vyhrady vratane skutoénosti, Ze lie¢ba ALS sa za posledné roky velmi zmenila, ¢im sa stazila
porovnatelhost vysledkov.

Pocas hodnotenia sa vybor CHMP obratil na expertnd odbornd skupinu, aby sa vyjadrila k vysledkom
stadie, navrhovanému registru a populécii pacientov, pre ktorych by lie¢ba liekom Radicava mohla byt
prinosna. Vybor CHMP preto v Case stiahnutia ziadosti zastaval nazor, Ze vzhladom na nedostatocne
preukazanu Géinnost, prinosy lieku Radicava neprevy3uju jeho rizika.

Aké doévody na stiahnutie Ziadosti uviedla spoloénost?

Vo svojom liste oznamujlicom agentlre stiahnutie Ziadosti spolo¢nost uviedla, ze dévody stiahnutia
vychadzaja z predbeZného stanoviska vyboru k Gdajom zo studie. List spolo¢nosti oznamujlci agenture
stiahnutie Ziadosti sa nachadza tu.
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Aké si dosledky stiahnutia Ziadosti pre pacientov, ktori sa zicastiuju na
klinickych skuSaniach alebo na programoch na pouZzitie lieku v naliehavych
pripadoch?

Spoloénost informovala vybor CHMP, Ze stiahnutie nebude mat Ziadny vplyv na prebiehajlce klinické
skusanie. Spolo¢nost bude pokracovat v prebiehajicom dialégu o programoch na pouZitie lieku

v naliehavych pripadoch s vnatroStatnymi organmi, ktoré uz schvalili pouzitie lieku v naliehavych
pripadoch.
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