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Fragor och svar

Aterkallande av anstkan om godkannande for forsaljning
av IXinity (trenonacog alfa)

Den 13 juni 2013 underrattade Cangene Europe Ltd. officiellt Europeiska lakemedelsmyndighetens
kommitté for humanlakemedel (CHMP) om att de énskar aterkalla sin ansékan om godkannande for
forsaljning for IXinity, som var avsett fér behandling och férebyggande av blédning hos patienter med
hemofili B.

Vad ar IXinity?

IXinity ar ett lakemedel som innehaller den aktiva substansen trenonacog alfa (rekombinant human
faktor I1X). Det skulle finnas som ett pulver och en véatska for beredning till en injektionsvatska, 16sning
(500, 1 000 och 1 500 enheter).

Vad skulle IXinity anvandas for?

IXinity skulle anvéndas for att férebygga och behandla blédningsepisoder hos patienter som var minst
12 &r gamla med hemofili B (arftlig blodarsjuka som beror pa brist pa koagulationsfaktor 1X).

Hur var det tankt att I1Xinity skulle verka?

Patienter med hemofili B har inte tillrackliga nivaer av faktor IX, ett protein i blodet som hjalper det att
koagulera normalt. Detta orsakar problem med blodkoagulationen, vilket leder till blédningar i leder,
muskler och inre organ. Den aktiva substansen i IXinity, trenonacog alfa, &r en form av human

faktor IX som ersétter den saknade faktor IX i blodet och tillfalligt kontrollerar blédarsjukan.

Den aktiva substansen i IXinity framstélls genom en metod som kallas rekombinant DNA-teknik, vilket
innebar att den framstalls av celler som har fatt en gen (DNA) som gor att de kan producera
koagulationsfaktorn.
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Vad har foretaget lamnat till stoéd for sin ansokan?

Foretaget lade fram resultaten av studier pa 42 patienter med mattlig eller svar hemofili B som fick
IXinity for behandling eller férebyggande av blédning, inraknat vissa patienter som genomgick
operation. Effekten mattes genom patienternas bedémning av hur val blédningen kontrollerades och
genom antalet blédningsepisoder som intraffade medan de fick lakemedlet.

Hur langt hade utvarderingen kommit nar ansokan drogs tillbaka?

Ansdkan drogs tillbaka efter att CHMP hade utvarderat den dokumentation som foretaget lamnat in och
sammanstallt en fragelista. Vissa fragetecken kvarstod nar CHMP hade utvarderat foretagets svar pa
den sista omgangen fragor.

Vad rekommenderade CHMP vid den tidpunkten?

Efter genomgang av de inlamnade uppgifterna och foretagets svar pad CHMP:s fragelistor vid tiden for
aterkallandet hyste CHMP vissa betankligheter och ansag preliminart att IXinity inte skulle ha kunnat
godkannas for férebyggande och behandling av blédningsepisoder hos patienter med hemofili B.

Aven om studierna hade visat p& effekten av IXinity hade de ocksa avsléjat att patienter utvecklade
ovantat hoga halter av antikroppar mot proteiner fran de celler som anvants for att framstalla IXinity,
som ocksa fanns i lakemedlet. Foretaget forfinade tillverkningsprocessen for IXinity for att avlagsna
dessa protein, men det var oklart om det forfinade lakemedlet skulle verka pa samma satt som det
ursprungliga lakemedlet i studierna, och CHMP rekommenderade vidare studier av patienter.

Utifran de for narvarande tillgangliga uppgifterna ansag darfér CHMP vid tiden for aterkallandet att
nytta-riskforhallandet for den forfinade IXinity-produkten var negativt.

Vilka sk&al angav foretaget till att dra tillbaka sin ansdkan?

I sin skrivelse till myndigheten om aterkallandet av ansdkan angav foretaget att dess beslut att
aterkalla anstkan baserades pa det faktum att de kompletterande data som kravdes for att bemota
CHMP:s beténkligheter inte kunde goras tillgangliga inom den faststallda tidsramen. Foretaget
uttryckte sin avsikt att p& nytt anstka om godkannande for forsaljning nar uppgifterna val fanns
tillgangliga.

Skrivelsen om aterkallandet finns hér.
Vilka foljder far aterkallandet for patienter i kliniska provningar?

Foretaget informerade CHMP om att patienter som for narvarande deltar i kliniska prévningar skulle
fortsatta att fa IXinity och skulle byta till det forfinade lakemedlet efter att andrade regler for
prévningarnas utférande hade godkéants.

Om du deltar i en klinisk prévning och vill f& mer information om din behandling kan du kontakta den
lakare som ger dig lakemedlet.
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