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Otazky a odpovede

Stiahnutie ziadosti o povolenie na uvedenie na trh pre liek
Raxone (idebenon)

Dria 21. marca 2013 spolo¢nost Santhera Pharmaceuticals (Deutschland) GmbH oficidlne oznamila
Vyboru pre lieky na humanne pouzitie (CHMP) rozhodnutie stiahnut svoju Ziadost o povolenie na
uvedenie na trh pre liek Raxone, ktory sa mal pouzivat na lie¢bu Leberovej hereditédrnej optickej
neuropatie (LHON).

Co je liek Raxone?
Raxone je liek, ktory obsahuje G&innd latku idebenon. Mal byt dostupny vo forme 150 mg tabliet.

Aké bolo predpokladané pouzitie lieku Raxone?

Liek Raxone sa mal pouzivat na lie¢bu Leberovej hereditarnej optickej neuropatie, ¢o je dedi¢né
ochorenie charakterizované postupnou stratou zraku.

Liek Raxone bol 15. februara 2007 oznaceny ako liek na zriedkavé choroby (liek, ktory sa pouziva pri
zriedkavych chorobach) na lieCbu Leberovej hereditarnej optickej neuropatie.

Akym spdsobom by mal liek Raxone Géinkovat?

U&inna latka v lieku Raxone, idebenon, pdsobi na Struktdry vnuatri buniek zndme ako mitochondrie,
ktoré tvoria energiu potrebnd na fungovanie buniek. Pacienti postihnuti Leberovou hereditarnou
optickou neuropatiou maju mutéacie (defekty) v genetickom materiali mitochondrii. To znamena, ze
mitochondrie nefunguju spravne pri tvorbe energie a tvoria toxické formy kyslika (volné radikaly),
ktoré poskodzuja nervové bunky v oku potrebné na videnie. Sposob, akym idebenon Gcinkuje pri
Leberovej hereditarnej optickej neuropatii, nie je Uplne znamy, ale predpoklada sa, Ze znizuje tvorbu
volnych radikalov a pomaha zlepSovat tvorbu energie, ¢im predchadza poskodzovaniu buniek a strate
zraku pozorovanym pri Leberovej hereditarnej optickej neuropatii.
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Akou dokumentaciou podlozila spoloénost svoju Ziadost?

Ucinky lieku Raxone sa najprv skimali na pokusnych modeloch a potom na ludoch.

Spolo¢nost predlozila vysledky jednej hlavnej Stadie s liekom Raxone zahfriajlcej 85 pacientov

s Leberovou hereditarnou optickou neuropatiou, ktorych symptémy sa objavili v priebehu
predchadzajucich piatich rokov. V tejto Studii dostavali pacienti liek Raxone alebo placebo (zdanlivy
liek) pocas Siestich mesiacov. Hlavou mierou ucinnosti bola zmena videnia po Siestich mesiacoch liecby
merana pomocou Standardného o¢ného testu s pouzitim tabule s pismenami.

V akej faze hodnotenia bola Ziadost v ¢ase stiahnutia?

Hodnotenie bolo ukonéené a vybor CHMP vydal negativne stanovisko. Spolo¢nost poZiadala o opatovné
preskimanie negativheho stanoviska, ale eSte pred zadiatkom tohto op&dtovného preskimania Ziadost
stiahla.

Aké bolo v tom case odporucanie vyboru CHMP?

Na zéklade preskimania Gdajov vydal vybor CHMP v Case stiahnutia Ziadosti negativne stanovisko
a odporudil zamietnut povolenie na uvedenie na trh pre liek Raxone na lie¢bu Leberovej hereditarnej
optickej neuropatie (LHON).

Vybor CHMP mal v Case vydania negativneho stanoviska vyhrady, Ze u pacientov s Leberovou
hereditarnou optickou neuropatiou, ktorych symptémy sa objavili v priebehu predchadzajicich piatich
rokov, neviedlo uzivanie lieku Raxone pocas Siestich mesiacov k vyznamnému zlepSeniu videnia

v porovnani s placebom (pacienti uzivajuci liek Raxone dokazali na tabuli s pismenami rozli$it o tri
pismena viac ako pacienti uzivajuci placebo). Vybor CHMP nepovazoval tento prinos za vyznamny.

Na zaklade tej istej $tidie spoloénost neskér navrhla obmedzit pouZivanie lieku Raxone na pacientov

s Leberovou hereditarnou optickou neuropatiou, ktorych symptémy sa zacali objavovat v priebehu
predchadzajlceho roka. U tychto pacientov sa prejavilo zlepSenie o 17 pismen na tabuli s pismenami

v porovnani s placebom. Vybor CHMP vSak dospel k zaveru, Ze nova podskupina pacientov navrhovana
na lie¢bu nebola v $tudii dostatoéne zastlpend (28 pacientov) a Ze spolahlivost vysledkov je sporna.
Vzhladom na malu velkost tejto podskupiny vybor CHMP usidil, Ze nemozno vyludit spontdnne
zlepSenie.

Vybor CHMP sa navyse domnieval, Zze Udaje na podporu sposobu Ucinku idebenonu pri Leberovej
hereditarnej optickej neuropatii si nedostatoc¢né.

Vybor CHMP preto v Case stiahnutia ziadosti zastaval nazor, ze prinos lieku Raxone neprevysuje jeho
rizika.
Aké dovody na stiahnutie Ziadosti uviedla spoloénost?

Spoloénost vo svojom liste oznamujlicom agentlre stiahnutie Ziadosti uviedla, Ze Ziadost stahuje zo
strategickych dévodov.

List oznamujuci stiahnutie Ziadosti sa nachadza tu.
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http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Other/2013/04/WC500142479.pdf

Aké su dosledky stiahnutia Ziadosti pre pacientov, ktori sa zcastinuja na
klinickych skdsaniach alebo na programoch na pouzitie v naliehavych
pripadoch?

Spolo¢nost informovala vybor CHMP, Ze neprebiehajl Ziadne klinické skasania. Pacienti, ktori sa
zUcastfuju na programoch na pouzitie v naliehavych pripadoch, mézu nadalej uzivat liek Raxone.

Ak ste Ucastnikom programu na pouzitie v naliehavych pripadoch a potrebujete viac informacii o svojej
lie¢be, obratte sa na svojho oSetrujiceho lekara.
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