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FRAGOR OCH SVAR OM ATERKALLANDET AV ANSOKAN OM ANDRING AV
GODKANNANDET FOR FORSALJNING
for
NUTROPINAQ

Internationellt generiskt namn (INN): somatropin

Den 24 januari 2008 anmalde Ipsen Ltd officiellt till Kommittén for humanldkemedel (CHMP) att
man Onskar dra tillbaka sin ansékan om godkannande for forséaljning av NuropinAqg for
langtidsbehandling av barn med svar idiopatisk kortvuxenhet.

Vad ar NutropinAq?

NutropinAq &r en injektionsvatska, l6sning, i en patron, som innehaller den aktiva substansen

somatropin. Det ges genom injektion under huden med en injektionspenna som &r sdrskilt utformad for

patronen.

NutropinAg anvénds redan for behandling av barn i féljande fall:

o Barn som inte véaxer pa grund av brist pa tillvéaxthormon.

) Barn som &r kortvuxna pa grund av Turners syndrom (en sallsynt genetisk stérning som drabbar
flickor). Diagnosen maste bekraftas med kromosomanalys (DNA-testning).

. Barn fore puberteten som inte véaxer pa grund av langvarig njursjukdom (kronisk
njurinsufficiens). NutropinAg ges fram till tidpunkten for njurtransplantation.

NutropinAq anvands ocksa som ersattningsbehandling for att behandla vuxna med

tillvaxthormonbrist. Bristen kan ha intratt i vuxen alder eller i barndomen och maste bekraftas genom

tester fore behandling.

Vad skulle NutropinAqg anvandas for?

Med den nya indikationen skulle NutropinAq anvandas for att behandla barn med “svar idiopatisk
kortvuxenhet” (svar tillvaxthamning utan identifierad orsak). Det skulle anvandas som
langtidsbehandling for barn som forutspaddes bli kortvéxta i vuxen alder jamfort med foraldrarnas
langd. Det skulle anvandas om alla tankbara orsaker till barnets kortvuxenhet hade uteslutits, t.ex. lag
halt av tillvéaxthormon.

Hur verkar NutropinAq?

Tillvaxthormon ar ett amne som utsondras av en kortel vid hjarnbasen som kallas hypofysen. Amnet
framjar tillvaxten under barndom och ungdom och paverkar ocksa kroppens omséttning av proteiner,
fetter och kolhydrater. Den aktiva substansen i NutropinAgq, somatropin, ar identisk med humant
tillvéxthormon. Den framstélls med en metod som kallas rekombinant DNA-teknik, vilket innebar att
den framstalls av en bakterie som fatt en gen (DNA) som gor att bakterien kan producera humant
tillvéxthormon.

Vilken dokumentation har foretaget lamnat till CHMP som st6d for sin ansokan?

Foretaget lade fram resultat fran en huvudstudie av NutropinAgs effekt pa 118 kortvaxta barn som inte

hade tillvaxthormonbrist eller led av nagot annat identifierbart sjukdomstillstand som kunde orsaka

deras tillvaxtstorning. Under studiens forsta ar jamfordes NutropinAgs effekt nar det gavs tre ganger

per vecka med att inte ge nagon behandling. Dérefter dndrades studiedesignen sa att patienterna fick

NutropinAq antingen tre ganger per vecka eller en gang dagligen. Huvudeffektmattet var 6kningen av
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deras langd som vuxna. Detta byggde pa skillnaden mellan den langd som varje barn forutspaddes fa
utifran sin langd och benmognad innan behandlingen med NutropinAq paborjades och barnets faktiska
langd i vuxen alder. Sammanlagt fick barnen lakemedlet i upp till tio ar.

Hur langt hade utvarderingen kommit néar ansokan drogs tillbaka?

Utvarderingen hade avslutats och CHMP hade avgett ett negativt yttrande. Foretaget hade begért en
omproévning av det negativa yttrandet, men denna var annu inte slutfoérd nar man drog tillbaka sin
ansokan.

Vad rekommenderade CHMP vid den tidpunkten?

Efter genomgangen av de inlamnade uppgifterna och foretagets svar pa CHMP:s fragelista hade
CHMP vid tidpunkten for aterkallandet avgett ett negativt yttrande och rekommenderade att
NutropinAq inte skulle godkannas for forsaljning for langtidsbehandling av barn med svar idiopatisk
kortvuxenhet.

Vilka var CHMP:s framsta betankligheter?

CHMP:s betankligheter berodde pa att endast en blygsam fordel med NutropinAq vid svar idiopatisk
kortvuxenhet hade visats, med en genomsnittlig 6kning av den slutliga langden i vuxen alder med 6 till
7 cm i huvudstudien. Dessutom hade lakemedlets fordel nér det géllde att forbattra barnets
psykologiska eller sociala vélbefinnande inte visats. Kommittén uttryckte oro for att anvandning av
NutropinAg under de langa tidsperioder som kréavs for behandling av svar idiopatisk kortvuxenhet
skulle kunna 6ka risken for tumdrutveckling eller diabetes senare i livet.

Vid tidpunkten for aterkallandet ansag darfor CHMP att fordelarna med NutropinAq for
langtidsbehandling av barn med svar idiopatisk kortvuxenhet inte var storre an de identifierade
riskerna.

Vilka skal angav foretaget till att dra tillbaka sin anstékan?
Foretagets skrivelse till EMEA om sin dnskan att dra tillbaka sin ansékan finns har.

Vilka foljder far aterkallandet for patienter som deltar i kliniska prévningar/humanitéra
program (s.k. compassionate use-program) med NutropinAq?

Foretaget har informerat CHMP om att det inte pagar nagra kliniska prévningar eller humanitéara
program i Europa med NutropinAq foér denna indikation.

Vad hander med NutropinAg for behandling av tillvaxtstérning pa grund av brist pa
tillvaxthormon, Turners syndrom eller kronisk njurinsufficiens?

Ingenting hander med anvandningen av NutropinAg for de indikationer for vilka lakemedlet redan ar
godkant och for vilka forhallandet mellan risk och nytta ar oféréandrat.
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