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Aterkallande av anstkan om godkannande for forséljning
av Radicava (edaravon)

Den 24 maj 2019 underrattade Mitsubishi Tanabe Pharma GmbH officiellt kommittén for
humanlakemedel (CHMP) om att de 6nskar aterkalla sin ansékan om godkannande for forsaljning for
Radicava, som var avsett for behandling av amyotrofisk lateralskleros (ALS).

Vad ar Radicava?

Radicava &r ett lakemedel som innehéller den aktiva substansen edaravon. Det skulle finnas som en
infusionsvatska, 16sning (dropp) for infusion i en ven.

Vad var Radicava tankt att anvandas for?

Radicava var tankt att anvandas for att behandla patienter med amyotrofisk lateralskleros (ALS). ALS
ar en sjukdom i nervsystemet som leder till en gradvis forsdmring av de nervceller i hjarnan och
ryggmargen som kontrollerar de viljestyrda rorelserna, med férlorad muskelfunktion och férlamning
som foljd.

Radicava var tankt att anvandas for att bromsa forsamringen av sjukdomen hos patienter som
fortfarande klarar av att utfora normala dagliga aktiviteter.

Den 19 juni 2015 klassificerades Radicava som ett sarldkemedel (ett lakemedel som anvands vid
sallsynta sjukdomar) for behandling av ALS. Mer information om klassificeringen som sarlakemedel
finns har.

Hur verkar Radicava?

Exakt hur Radicava verkar ar inte klarlagt, men man tror att det neutraliserar de fria radikalerna, en
typ av syrehaltiga molekyler som har kopplats till nervskador hos patienter med ALS.

Vad har foretaget lamnat in som stod for sin ansdkan?

Foretaget presenterade resultaten frdn en huvudstudie pa 137 patienter med ALS som fick antingen
Radicava eller placebo (en overksam behandling). | studien anvandes den standardiserade
bedémningsskalan ALSFRS-R (”ALS functional rating scale revised”) for att underséka hur mycket

Official address Domenico Scarlattilaan 6 e 1083 HS Amsterdam e The Netherlands
Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us -
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union

© European Medicines Agency, 2019. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/how-to-find-us
http://www.ema.europa.eu/contact
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3151510

patienternas symtom andrades under 24 veckors tid. Lakare anvander denna skala for att mata
patienternas formaga att tala, andas, &ta och utfora andra normala aktiviteter.

Hur langt hade utvarderingen kommit nar ansokan drogs tillbaka?

Ansokan drogs tillbaka efter att CHMP hade utvarderat dokumentationen fran foretaget och
sammanstallt en fragelista. Vissa fragetecken kvarstod nar CHMP hade utvarderat foretagets svar pa
den sista omgangen fragor.

Vad rekommenderade CHMP vid den tidpunkten?

Vid tidpunkten for aterkallandet hyste CHMP vissa betankligheter och ansag preliminart att Radicava
inte kunde godkannas.

Kommittén noterade att huvudstudien visade pa betydande forbattringar av ALSFRS-R-poangen hos de
patienter som fick Radicava, jamfort med dem som fick placebo. Studien omfattade dock endast ett
litet antal patienter och det fanns inte tillrackliga belagg for forbattringar pa andra viktiga omraden, till
exempel éverlevnad, andning och muskelstyrka.

Dessutom noterade CHMP betydande skillnader mellan de tva grupperna, vilket kan ha paverkat
slutresultatet. Antalet patienter med sjukdom i ett icke-avancerat stadium var till exempel hogre i
Radicavagruppen. Nar Radicava senare sattes in for patienter i placebogruppen sags ingen markbar
effekt.

CHMP hyste aven betankligheter i fraga om varaktigheten for den eventuella nyttan med Radicava, och
noterade att 24 veckor (ett cut off-varde i huvudstudien) var en alltfér kort tidsperiod och att
uppgifterna fran studiens forlangningsfas var svartolkade.

Med tanke pa det tydliga behovet av fler belagg for att kunna pavisa Radicavas effekt dvervagde
kommittén att utfarda ett villkorat godkdnnande, vilket skulle géra det mdojligt for foretaget att lamna
fler uppgifter i ett senare skede. Foretaget foreslog en registerstudie dér patienter som behandlades
med Radicava kunde jamforas med patienter som tidigare fatt andra behandlingar for ALS. Kommittén
undersokte fordelarna med en sadan studie men hade vissa invandningar, bland annat det faktum att
ALS inte langre behandlas p& samma satt som for ndgra ar sedan, vilket gor det svart att géra
jamforelser.

Under utvarderingen samradde CHMP med en grupp experter pd omradet for att inhamta deras
synpunkter om studiens resultat, den féreslagna registerstudien och om den patientpopulation som
skulle kunna ha nytta av behandling med Radicava. Vid tidpunkten for aterkallandet ansdg CHMP att
nyttan med Radicava inte 6vervagde riskerna, eftersom effekt inte kunnat pavisas i tillracklig
utstrackning.

Vilka skal angav foretaget till att dra tillbaka sin ansékan?

I den skrivelse om aterkallande av ansokan som myndigheten mottagit anger féretaget att
aterkallandet grundas pa kommitténs preliminara standpunkt om bristerna i studien. Foretagets
skrivelse om aterkallandet av anstkan finns har.
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Vilka foljder far aterkallandet for patienter som deltar i kliniska provningar
eller s.k. compassionate use-program?

Foretaget har informerat CHMP om att aterkallandet inte far nagra foljder for pAgdende kliniska
provningar. Foretaget kommer att fortsatta med sina pdgdende compassionate use-program medan

diskussioner fors med nationella myndigheter som redan har beviljat godkdnnande f6r anvandning i
compassionate use-sammanhang.
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