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Aterkallande av ansdkan om godkannande for forsaljning
av Xyndari (glutamin)

Emmaus Medical Europe Ltd aterkallade sin ansékan om godkannande for férsaljning av Xyndari som
var avsett for behandling av sicklecellanemi.

Féretaget aterkallade sin ansdkan den 18 september 2019.

Vad ar Xyndari och vad skulle det anvandas for?

Xyndari togs fram som ett lakemedel fér sicklecellanemi, en genetisk sjukdom vid vilken de réda
blodkropparna stelnar och blir halvmaneformade. De onormala cellerna blockerar blodflddet runtom i
kroppen och frisatter hemoglobin (proteinet som transporterar syre) i blodet. Detta leder till smarta,
organskada, upprepade infektioner och anemi (ldga hemoglobinnivaer).

Xyndari innehdller den aktiva substansen glutamin och skulle finnas som ett pulver som skulle l8sas
upp i vatska och tas genom munnen. Glutamin &r en aktiv substans i manga ldkemedel som anvénds
for parenteral naringstillférsel (naringsamnen som ges genom dropp i en ven).

Xyndari klassificerades den 4 juli 2012 som ett sarlakemedel (ett lakemedel som anvands vid sallsynta
sjukdomar) avsett att anvandas vid sicklecellanemi. Mer information om klassificeringen som
sarlakemedel finns p& myndighetens webbplats: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3121011.

Hur verkar Xyndari?

Det ar inte helt klarlagt hur den aktiva substansen i Xyndari, glutamin, verkar vid sicklecellanemi. Nar
glutamin har tagits upp av de onormala réda blodkropparna vid sicklecellanemi visar studier att den
har en antioxiderande effekt (den fér undan molekyler som kallas fria radikaler som skadar cellerna)
och minskar fastklibbningen av blodkroppar vid blodkarlens vaggar. Detta skulle forbattra blodflddet till
organen, och darigenom minska de sméartsamma perioder (s.k. sicklecellkris) som uppstar vid
sicklecellanemi.
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Vad har foretaget lamnat in som stoéd for sin ansdékan?

Foretaget lade fram resultaten fran en huvudstudie pa 230 patienter med sicklecellanemi. Patienterna
fick antingen Xyndari eller placebo (en overksam behandling) under ett ar. Huvudeffektmattet var det
antal sicklecellkriser som patienterna upplevde. Studien granskade aven hur ofta patienterna var
tvungna att ta sig till sjukhus med smaérta pd grund av sicklecellanemi. Féretaget lamnade &ven in
resultaten av en understédjande studie som anvénde liknande effektmatt hos 70 patienter som
antingen fick Xyndari eller placebo.

Hur langt hade utviarderingen kommit nar ansokan drogs tillbaka?

Utvarderingen var avslutad och Europeiska ldkemedelsmyndigheten hade rekommenderat avslag pa
ansdkan om godk&nnande for forsaljning, vilken var under omprévning pa foretagets begéran vid
tidpunkten for aterkallandet. Féretaget drog tillbaka ansékan innan omprévningen hade avslutats och
Europeiska kommissionen hade fattat ett beslut grundat pa myndighetens rekommendation.

Vad rekommenderade myndigheten vid den tidpunkten?

Efter genomgang av de inlamnade uppgifterna ansdg myndigheten vid tidpunkten for dterkallandet att
ansdkan om godk&nnande for forsaljning for Xyndari for behandling av sicklecellanemi bér avslas.

Myndigheten fann att huvudstudien inte visade att Xyndari var effektivt nar det galler att minska
antalet sicklecellkriser eller sjukhusbesdk. Ett stort antal patienter, av vilka fler tog Xyndari &n placebo,
hoppade av studien innan den hade avslutats, och det fanns ingen tillganglig information om hur
ldkemedlet verkade pa dessa patienter. Myndigheten fann att uppgifterna fran dessa patienter
hanterades pa ett olampligt sétt.

Myndigheten hyste aven betankligheter 6ver den understddjande studien, i vilken ingick ett litet antal
patienter, dar manga ocksd hoppade av fran studien i ett tidigt skede. I denna studie hade dessutom

fler patienter som tog Xyndari &n de som tog placebo fatt ett lakemedel for sicklecellanemi som kallas
hydroxiurea. Detta kan ha paverkat resultaten.

Vid tidpunkten for dterkallandet ansdg darfér myndigheten att foretaget inte hade bemétt dess
betankligheter till fullo och att nyttan med Xyndari inte kunde faststallas.

Vilka skal angav foretaget till att dra tillbaka sin ansdkan?

I skrivelsen till myndigheten om att ansékan aterkallas uppgav féretaget att dterkallandet bygger pa
en andring av féretagets marknadsféringsstrategi.

Paverkar detta aterkallande patienter som deltar i kliniska provningar eller
s.k. compassionate use-program?

Foretaget informerade myndigheten om att det inte pagar nagra kliniska prévningar med Xyndari i
Europa. Foretaget kommer att 18ta sina pagdende compassionate use-program fortsitta medan
diskussioner férs med de nationella myndigheter som har beviljat godkannande fér compassionate use-
anvandning.

Om du deltar i ett s.k. compassionate use-program och behéver mer information om din behandling
kan du kontakta din lakare.
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