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Fragor och svar

Aterkallande av ansbkan om godkannande for forsaljning
av Blectifor (koffeincitrat)

Den 9 mars 2017 underrattade Viridian Pharma Ltd officiellt kommittén for humanlakemedel (CHMP)
om att de onskar aterkalla sin ansékan om godkannande for forsaljning for Blectiflor, som var avsett
for forebyggandet av bronkopulmonell dysplasi.

Vad ar Blectiflor?

Blectiflor ar ett lakemedel som innehaller den aktiva substansen koffeincitrat. Det skulle vara
tillgangligt som en injektionsvatska, lésning, vilken aven kan ges via munnen.

Vad skulle Blectiflor anvandas for?

Blectifor skulle anvandas for att forebygga bronkopulmonell dysplasi, en lungsjukdom som drabbar for
tidigt fodda barn som har fatt langvarig mekanisk ventilation (med en syrgasmaskin for att stédja
andning). Hos dessa barn kan det kontinuerliga héga trycket och den héga koncentrationen hos
syrgasen som tillférs genom mekanisk ventilation orsaka inflammation och skador pa lungorna och
forhindra normal utveckling av alveolerna (luftblasor i lungorna). Detta leder till andningssvarigheter
och dalig tillvaxt, och kan senare i livet leda till tata luftvagsinfektioner och langvariga lungproblem.

Blectifor klassificerades den 11 april 2014 som sarlakemedel (ett lakemedel som anvands vid séllsynta
sjukdomar) avsett att anvandas for forebyggandet av bronkopulmonell dysplasi. Mer information om
klassificeringen som sarlakemedel finns héar.

Hur verkar Blectiflor?

Den aktiva substansen i Blectifor, koffeincitrat, stimulerar nervsystemet och ar for narvarande godkant
inom EU som Peyona for behandlingen av en andningsstérning som kallas primar apné hos for tidigt
fodda barn. Vid forebyggande av bronkopulmonell dysplasi vantas koffeincitrat verka framst genom att
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stimulera den del av hjarnan som kontrollerar andning, vilket anses hjélpa spadbarn att andas sjalva
och forkorta tiden med mekanisk ventilation. Dessutom kan koffeincitrat ha andra effekter pa
lungorna, t.ex. minska inflammation, vilket vantas forebygga skadan som leder till bronkopulmonell
dysplasi.

Vad har foretaget lamnat in som stdd for sin ansokan?

Foretaget presenterade data fran publicerad vetenskaplig litteratur, huvudsakligen om anvandningen
av koffeincitrat for behandlingen av primar apné hos for tidigt fédda barn. Flera artiklar inneholl aven
data om utvecklingen av bronkopulmonell dysplasi hos dessa patienter.

Hur langt hade utvarderingen kommit nar ansékan drogs tillbaka?

Ansdkan drogs tillbaka efter att CHMP hade utvarderat den ursprungliga dokumentation som féretaget
lamnat in och sammanstallt en fragelista. Vid tidpunkten for aterkallandet hade foretaget annu inte
besvarat fragorna.

Vad rekommenderade CHMP vid den tidpunkten?

Efter genomgang av de inlamnade uppgifterna hyste CHMP vid tidpunkten for aterkallandet vissa
betankligheter och ansag preliminart att Blectifor, baserat pd de uppgifter som lamnats in av féretaget,
inte skulle ha kunnat godkannas for férebyggande av bronkopulmonell dysplasi.

Kommittén ansdg att rollen for koffeincitrat vid forebyggandet av sjukdomen inte hade hade pavisats
tillrackligt, och att ingen avgérande slutsats kunde dras om effekten av koffeincitrat for férebyggande
av bronkopulmonell dysplasi. Vidare fanns det inget stéd for den foreslagna indikationen i den
framlagda litteraturen, och malpopulationen ansags inte vara tillrackligt val beskriven.

En annan betanklighet var att den sdékande inte pavisade den sa kallade véaletablerade anvandningen
(systematisk och dokumenterad anvandning i EU under mer an tio ar) av koffeincitrat for
forebyggandet av bronkopulmonell dysplasi. Dessutom var inrattningen som utsetts att testa
stabiliteten hos Blectifor inte certifierad for uppfyllande av god tillverkningssed (GMP).

Vid tidpunkten for aterkallandet ansag CHMP darfor att foretaget inte hade lamnat in tillrackliga
uppgifter som stéd for sin ansékan for Blectifor.

Vilka skal angav foretaget till att dra tillbaka sin ansdékan?

I sin skrivelse till myndigheten om aterkallandet av anstkan angav foretaget att de drog tillbaka sin
ansotkan av kommersiella skal.

Foretagets skrivelse om aterkallandet av ansokan finns har.
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