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Fragor och svar

Aterkallande av anstkan om godkannande for forsaljning
av Raxone (idebenon)

Den 21 mars 2013 underrattade Santhera Pharmaceuticals (Deutschland) GmbH officiellt Kommittén
for humanlakemedel (CHMP) om att de dnskar aterkalla sin ans6kan om godkannande for forsaljning
for Raxone som var avsett for behandling av Lebers hereditara optikusneuropati (LHON).

Vad ar Raxone?

Raxone &r ett lakemedel som innehaller den aktiva substansen idebenon. Det skulle finnas som
150 mg tabletter.

Vad skulle Raxone anvandas for?

Raxone skulle anvandas for behandling av LHON, som ar en arftlig sjukdom ké&nnetecknad av en
progressiv forlust av synféormagan.

Raxone klassificerades den 15 februari 2007 som ett sarlakemedel (ett lakemedel som anvands vid
sallsynta sjukdomar) avsett att anvédndas vid behandling av LHON.

Hur var det tankt att Raxone skulle verka?

Den aktiva substansen i Raxone, idebenon, verkar pa strukturer inuti cellerna som kallas mitokondrier
och som producerar den energi som cellerna behdver for att fungera. Patienter som drabbas av LHON
har mutationer (defekter) i mitokondriernas genetiska material. Detta innebar att mitokondrierna inte
fungerar som de ska for att alstra energi, och producerar toxiska former av syre (fria radikaler) som
skadar nervceller i 6gat som behovs for att se. Det satt pa vilket idebenon verkar vid LHON &r inte helt
kdnt men det antas minska bildningen av fria radikaler och férbattra produktionen av energi, och
darigenom forhindra den cellskada och forlust av synférmagan som ses vid LHON.
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Vad har foretaget lamnat in som stod for sin ansdkan?

Effekterna av Raxone provades forst i olika experimentmodeller innan de studerades pa manniskor.

Foretaget lamnade in resultaten frdn en huvudstudie med Raxone pa 85 patienter med LHON vars
symtom borjat under de foregaende fem aren. | studien fick patienterna Raxone eller placebo (en
overksam behandling) i sex manader. Det huvudsakliga effektmattet var férandring av synféormagan
efter sex manaders behandling uppmatt med hjalp av en vanlig synundersékning med en syntavla.

Hur langt hade utvarderingen kommit nar ansdkan drogs tillbaka?

Utvarderingen var avslutad och CHMP hade avgett ett negativt stallningstagande. Foretaget hade
begart omprovning av det negativa stallningstagandet, men aterkallade detta innan omprévningen
hade bdrjat.

Vad rekommenderade CHMP vid den tidpunkten?

Efter genomgang av de inlamnade uppgifterna hade CHMP gett ett negativt stallningstagande vid
tidpunkten for aterkallandet och rekommenderade att ansékan om godkannande for forsaljning skulle
avslas for Raxone for behandling av Lebers hereditara optikusneuropati (LHON).

Vid tidpunkten for det negativa stéllningstagandet hyste CHMP betankligheter dver att patienter med
LHON vars symtom boérjat under de foregdende fem aren och som tagit Raxone i sex manader inte fick
en signifikant forbattrad synféormaga jamfort med placebo (patienter som tog Raxone kunde urskilja tre
ytterligare bokstaver pa syntavlan jamfort med patienter som tog placebo). CHMP ansag inte att denna
nytta var signifikant.

Baserat pa samma studie foreslog foretaget senare att anvandningen av Raxone skulle begransas till
patienter med LHON vars symtom borjat under det foregadende aret. Dessa patienter uppvisade en
forbattring pa 17 bokstaver pa syntavlan jamfort med placebo. CHMP drog dock slutsatsen att den nya
undergruppen av patienter som foreslogs for behandling inte var val representerad i studien

(28 patienter) och att resultatens tillforlitlighet kan ifragasattas. Med tanke pa hur liten denna
undergrupp var fann CHMP att en spontan férbattring inte kunde uteslutas.

Dessutom fann CHMP att uppgifterna till stéd fér verkningsmekanismen hos idebenon vid LHON inte
var tillrackliga.

Vid tidpunkten for aterkallandet ansdg CHMP darfor att nyttan med Raxone inte dvervagde riskerna.

Vilka sk&al angav foretaget till att dra tillbaka sin ans6kan?

I sin skrivelse till myndigheten om aterkallandet av ansdkan angav foretaget att det aterkallade
anstkan av strategiska skal.

Skrivelsen om &aterkallandet finns hér.

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

Foretaget har informerat CHMP om att inga kliniska provningar pagar. Patienter som deltar i s.k.
compassionate use-program kan fortsatta anvdnda Raxone.

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