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Fragor och svar

Aterkallande av ansbkan om godkannande for forsaljning
av Loulla (merkaptopurin)

Den 19 december 2012 underrattade Only For Children Pharmaceuticals officiellt Kommittén for
humanlakemedel (CHMP) om att de 6nskar aterkalla sin ansékan om godkannande for forsaljning for
Loulla, som var avsett for underhallsbehandling av akut lymfoblastisk leukemi.

Vad ar Loulla?

Loulla ar ett lakemedel som innehéller den aktiva substansen merkaptopurin. Det skulle finnas som
tabletter och en I8sning fér beredning till en suspension att ta genom munnen (10 mg/ml).

Vad skulle Loulla anvandas fo6r?

Loulla skulle anvandas for underhallsbehandling av patienter med akut lymfoblastisk leukemi (ALL),
som ar en cancer i lymfocyterna (en typ av vita blodkroppar).

Loulla klassificerades den 22 oktober 2007 som ett sarlakemedel (ett lakemedel som anvands vid
sallsynta sjukdomar) avsett att anvandas vid ALL.

Hur var det tankt att Loulla skulle verka?

Den aktiva substansen i detta lakemedel, merkaptopurin, har en kemisk struktur som liknar puriner,
som éar ett av de grundlaggande kemiska amnena i DNA-molekylen. | kroppen omvandlas
merkaptopurin inuti cellerna till en substans som stoér produktionen av nytt DNA. Detta forhindrar
cellernas delning. Vid ALL forékar sig lymfocyterna for snabbt och lever for lange. Merkaptopurin
hindrar lymfocyterna fran att dela sig sa att de till slut dor, och saktar darmed ner utvecklingen av
leukemi.

Lakemedel som innehaller merkaptopurin i tablettform har redan anvants i Europeiska unionen (EU) i
manga ar for behandling av patienter med ALL. Xaluprine, som innehaller merkaptopurin i en oral
suspension, godkandes i EU den 9 mars 2012 fér anvandning vid ALL.
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Vad har foretaget lamnat till stéd for sin ansokan?

Eftersom det ar ett sarlakemedel beviljades Xaluprine en 10-arig exklusivitetsperiod pa marknaden vid
tiden for dess godkannande i mars 2012. Exklusivitetsperioden p& marknaden hindrar liknande
lakemedel fran att godkannas for samma tillstand fram till mars 2022.

Eftersom CHMP ansag att Loulla var ett liknande lakemedel som Xaluprine, ansokte foretaget om ett
rattsligt undantag for Loulla som skulle ha tillatit Loulla att godkannas trots Xaluprines
exklusivitetsperiod p& marknaden utifran dess kliniska 6verlagsenhet. Foretagets ansokan om
undantag byggde pa pastdendet att Loulla &r mer valsmakande &n Xaluprine och att dess andra
innehallsamnen som kallas hjalpamnen ar siékrare att anvanda. Foretaget pastod ocksa att behallarens
utformning gor det sakrare att administrera, med lagre risk for spill och oavsiktlig dverdosering.
Foretaget lade fram sitt &rende betraffande Loullas kliniska 6éverlagsenhet, i vilket ingick resultaten av
en liten klinisk studie av barn och unga vuxna.

Hur langt hade utvarderingen kommit nar ansékan drogs tillbaka?

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

Vad rekommenderade CHMP vid den tidpunkten?

Baserat pa granskningen av rapporten hyste CHMP vissa betankligheter och ansag preliminart att
Loulla inte var kliniskt éverlagset Xaluprine och inte skulle ha kunnat godkénnas for behandling av ALL.

CHMP ansag att det inte fanns nagra goda bevis for att Loulla skulle ge patienterna nagra viktiga
fordelar jamfort med Xaluprine. Trots att CHMP fann att Loulla visades vara vélsmakande for barn, holl
inte kommittén med om att det fanns nagra bevis som tydde pa att sammansattningen av Loulla eller
utformningen av dess behallare gjorde Loulla sdkrare att anvanda eller administrera jamfort med
Xaluprine.

En rutininspektion p& de tre kliniska studieplatserna avsléjade dessutom att studien inte hade utforts i
full 6verensstammelse med god klinisk sed, vilket kastar tvivel pa tillforlitligheten av resultaten fran en
av platserna.

Vid tidpunkten for aterkallandet ansdg CHMP darfor att foretaget inte hade visat att Loulla var kliniskt
overlagset jamfért med Xaluprine.

Vilka skal angav foretaget till att dra tillbaka sin ansdékan?

I sin skrivelse till myndigheten om aterkallandet av ansékan angav foretaget att det beslutade att
aterkalla anstkan eftersom CHMP fann att det fanns otillrackliga bevis for att visa att Loulla var kliniskt
overlagset jamfért med Xaluprine.

Skrivelsen om aterkallandet finns pa. har

Vilka foljder far aterkallandet for patienter som deltar i kliniska provningar
eller s.k. compassionate use-program?

Foretaget har informerat CHMP om att beslutet inte far nagra foljder for patienter som fér narvarande
deltar i kliniska provningar eller s.k. compassionate use-program med Loulla.
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http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Other/human/002501/WC500137474.pdf

Om du deltar i en klinisk prévning eller ett s.k. compassionate use-program och vill f& mer information
om din behandling kan du kontakta den lakare som ger dig lakemedlet.

Sammanfattningen av stallningstagandet om Loulla frAn Kommittén for sarlakemedel finns pa EMA:s
webbplats: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.
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