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Umik vloge za pridobitev dovoljenja za promet z
zdravilom Radicava (edaravon)

Podjetje Mitsubishi Tanabe Pharma GmbH je 24. maja 2019 uradno obvestilo Odbor za zdravila za
uporabo v humani medicini (CHMP), da Zeli umakniti vlogo za pridobitev dovoljenja za promet z
zdravilom Radicava, namenjenim zdravljenju amiotrofi¢ne lateralne skleroze (ALS).

Kaj je zdravilo Radicava?

Zdravilo Radicava je zdravilo, ki vsebuje ucinkovino edaravon. Na voljo naj bi bilo v obliki raztopine za
infundiranje (kapalne infuzije) v veno.

Za kaj naj bi se zdravilo Radicava uporabljalo?

Zdravilo Radicava naj bi se uporabljalo za zdravljenje bolnikov z amiotrofi¢no lateralno sklerozo.
Amiotrofi¢na lateralna skleroza je bolezen zZivénega sistema, pri kateri zivéne celice v mozganih in
hrbtenjaci, ki nadzorujejo prostovoljno gibanje, postopoma propadajo, kar povzroci izgubo delovanja
misic in paralizo.

Zdravilo Radicava naj bi se uporabljajo za upocCasnitev poslabsanja bolezni pri bolnikih, ki lahko Se
vedno opravljajo obi¢ajna vsakodnevna opravila.

Zdravilo Radicava je bilo 19. junija 2015 doloc¢eno kot ,zdravilo sirota" (zdravilo za zdravljenje redkih
bolezni) za amiotrofi¢no lateralno sklerozo. Vec informacij o zdravilih sirotah je na voljo tukaj.

Kako zdravilo Radicava deluje?

Ceprav natancen nadin delovanja zdravila Radicava pri bolnikih z amiotrofi¢no lateralno sklerozo ni
znan, naj bi zdravilo nevtraliziralo molekule, ki vsebujejo kisik, imenovane ,,prosti radikali“, ki jih
povezujejo s poSkodbo Zivcev pri bolnikih s to boleznijo.

Katero dokumentacijo je podjetje predloZzilo v podporo svoji vliogi?

Podjetje je predstavilo rezultate glavne Studije, v kateri je sodelovalo 137 bolnikov z amiotrofi¢no
lateralno sklerozo, ki so prejemali bodisi zdravilo Radicava bodisi placebo (zdravilo brez uc¢inkovine) V
studiji so proucevali, kako so se bolnikovi simptomi spremenili v 24 tednih na standardni ocenjevalni
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lestvici ALSFRS-R (dopolnjeni funkcijski ocenjevalni lestvici za bolnike z ALS). Zdravniki to lestvico
uporabljajo za merjenje, kako dobro lahko bolniki govorijo, dihajo, jedo in opravljajo druga obicajna
opravila.

Kako dalec je bil postopek ocenjevanja vioge ob njenem umiku?

Vlogo so umaknili po tem, ko je odbor CHMP Ze ocenil dokumentacijo, ki jo je predloZilo podjetje, in
oblikoval seznam vprasanj. Potem ko je odbor CHMP ocenil odgovore podjetja na zadnji sklop vpra3anj,
so nekatera vprasSanja Se vedno ostala nereSena.

Kaksno je bilo takrat priporocilo odbora CHMP?

Odbor CHMP je v ¢asu umika vloge izrazil dolo¢ene zadrzke in je zacasno menil, da zdravila Radicava ni
mogoce odobriti.

Odbor je opozoril, da je glavna Studija pri bolnikih, ki so prejemali zdravilo Radicava, pokazala bistvene
izboljSave na lestvici ALSFRS-R v primerjavi s tistimi, ki so prejemali placebo. Vendar je bilo v Studijo
vkljuceno le manjse Stevilo bolnikov, prav tako pa ni bilo dovolj dokazov o izboljSavah v zvezi z
drugimi pomembnimi ukrepi, na primer v zvezi s preZivetjem, dihanjem in mocjo misic.

Poleg tega je ugotovil pomembne razlike med obema skupinama, ki bi lahko vplivale na koncne
rezultate, kot je na primer dejstvo, da je bilo v skupini, ki je prejemala zdravilo Radicava, vec bolnikov
z manj hudo obliko bolezni. Ko so bolniki v skupini, ki je prejemala placebo, kasneje presli na jemanje
zdravila Radicava, ni bilo opaznega ucinka.

Odbor je bil zaskrbljen tudi zaradi trajanja koristi zdravila Radicava, saj je menil, da je 24 tednov
(mejna tocka v glavni Studiji) premalo in da je podatke iz podaljSane faze studije tezko tolmaciti.

Ker je jasno, da so potrebni dodatni dokazi o ucinkovitosti zdravila Radicava, je odbor razmislil o
moznosti izdaje pogojnega dovoljenja za promet, ki bi podjetju omogocilo, da pozneje predlozi vec
podatkov. Podjetje je predlagalo Studijo registra bolnikov, pri kateri bi lahko bolnike, ki so jih zdravili z
zdravilom Radicava, primerjali z bolniki, ki so v preteklosti prejemali druga zdravila za zdravljenje
amiotrofi¢ne lateralne skleroze. Odbor je proucil prednosti tovrstne studije, vendar je imel dolo¢ene
zadrzke, med drugim zaradi dejstva, da se je zdravljenje amiotrofiCne lateralne skleroze v zadnjih letih
mocno spremenilo, zaradi Cesar je bilo tezko narediti primerjave.

Med ocenjevanjem se je odbor posvetoval s skupino izvedencev, da bi pridobil njihova mnenja o
rezultatih Studije, predlaganem registru in populaciji bolnikov, ki bi jim lahko zdravljenje z
zdravilom Radicava koristilo. Zato je odbor ob umiku vloge menil, da koristi zdravila Radicava zaradi
pomanjkanja dokazov o ucinkovitosti ne odtehtajo z njim povezanih tveganj.

Kaksni so bili razlogi podjetja za umik vloge?

Podjetje je v dopisu, s katerim je agencijo obvestilo o umiku vloge, navedlo, da umik temelji na
zacasnem mnenju odbora o podatkih studije. Dopis o umiku vloge je na voljo tukaj.

Kaksne so posledice umika vloge za bolnike, ki sodelujejo v klinicnih
preskusanjih ali programih socutne uporabe zdravila?

Podjetje je odbor CHMP obvestilo, da umik vloge nima nobenih posledic za klini¢na preskusanja, ki
trenutno potekajo. Bo pa nadaljevalo sedanje programe socutne uporabe zdravila, dokler bodo
potekale razprave z nacionalnimi organi, ki so Ze izdali dovoljenje za programe socutne uporabe
zdravila.
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