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Resultat av bedomningen av anvandningen av Revolade
vid behandling av svar aplastisk anemi hos barn

Europeiska ldkemedelsmyndigheten har slutfort sin bedémning av en ansdkan om att utdka
anvandningen av Revolade till att omfatta barn med svar aplastisk anemi (SAA). Aven om EMA inte
rekommenderade denna anvéndning hoéll den med om att relevanta data frdn den studie som ldmnats
in tillsammans med ansdkan bor ingd i ldkemedlets produktinformation sa att halso- och
sjukvardspersonal har tillgang till aktuella uppgifter om effekterna av Revolade pa personer med SAA.

Vad ar Revolade och vad anvands det for?

Revolade anvands for att behandla

e  Primar immuntrombocytopeni (ITP), en sjukdom som innebar att patientens immunsystem forstor
blodplattarna (komponenter i blodet som hjalper blodet att levra sig). Patienter med ITP har ett
1&gt antal blodplattar (trombocytopeni) och 16per risk for blédningar. Revolade ges till patienter
fran ett ars dlder nar behandling med lakemedel som kortikosteroider eller immunglobuliner inte
har fungerat. Hos barn och ungdomar ska ldkemedlet anvéndas forst nar de har haft sjukdomen i
minst 6 manader.

e Trombocytopeni hos vuxna med kronisk (I&ngvarig) hepatit C, en leversjukdom som orsakas av
hepatit C-virus. Revolade anvands nar trombocytopenin ar for allvarlig for att kunna behandlas
med interferonbaserad terapi (en typ av behandling av hepatit C).

e Forvarvad SAA (en sjukdom dar benmargen inte bildar tillrackligt med blodkroppar eller
blodplattar). Férvarvad innebar att sjukdomen inte ar arftlig. Revolade ges till vuxna vars sjukdom
inte kontrolleras med immunsuppressiv terapi (ldkemedel som forsvagar kroppens immunférsvar)
och som inte kan genomgd hematopoetisk stamcellstransplantation (nér patientens benmérg
ersatts av stamceller frdn en donator for att bilda ny benmaérg).

Revolade har varit godkant i EU sedan mars 2010. Det innehaller den aktiva substansen eltrombopag
och finns som tabletter och som ett pulver for att bereda en suspension (en vatska) som ska tas
genom munnen.

Mer information om Revolades nuvarande anvandningar finns pd EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/revolade.
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Vilken andring hade féoretaget ansokt om?

Foretaget ansokte om att utdka anvandningen av Revolade till barn fran tva ars dlder med SAA vars
sjukdom inte kontrolleras av eller har dterkommit efter immunsuppressiv behandling och som inte kan
genomgd hematopoetisk stamcellstransplantation.

Hur verkar Revolade?

I kroppen stimulerar ett naturligt hormon, trombopoetin, produktionen av blodplattar genom att det
binder till och aktiverar vissa receptorer (mal) i benmérgen. Den aktiva substansen i Revolade,
eltrombopag, binder ocks3 till trombopoietinreceptorer och stimulerar dem, p& samma satt som
trombopoetin. Detta 6kar produktionen av blodplattar, férbattrar antalet blodplattar och minskar risken
for blédning. Hos vissa patienter med SAA kan Revolade ocksd 6ka produktionen av blodkroppar. Hos
barn fran tva ars alder med svar aplastisk anemi férvéntas Revolade verka pa samma satt som hos
vuxna med denna sjukdom.

Vad har foretaget lamnat in som stod for sin ansdékan?

Foretaget lamnade in resultaten frdn en padgadende huvudstudie pd 51 barn i dldern tva &r och &ldre
med SAA som inte kunde genomgd hematopoetisk stamcellstransplantation. I studien hade 37 barn
inte fatt ndgon tidigare behandling, medan 14 hade fatt immunsuppressiv behandling, men utan att
deras sjukdom kontrollerades eller hade aterkommit. Alla barn fick Revolade i kombination med
immunsuppressiv behandling i 26 veckor. Lakemedlet jamférdes inte med ndgon annan behandling
eller placebo (overksam behandling). Huvudsyftet med studien var att bedéma vilken verkan Revolade
har pa barn. Sekundara mal omfattade en bedémning av lakemedlets sékerhet och effekt.

Vilka slutsatser drog EMA?

EMA noterade att endast 14 patienter i studien matchade den avsedda anvandningen, trots att
resultaten fran den studie som sékanden ldmnat in tyder pa att barn med SAA skulle kunna dra nytta
av behandling med Revolade. Detta antal ansdgs for litet for att gora det majligt att dra nagra sakra
slutsatser om Revolades effekt och sakerhet hos dessa barn.

EMA fann darfor att Revolades sdkerhet och effekt inte ar tillrackligt val faststalld hos barn med SAA
och att Revolade inte bér godkannas fér dessa patienter. Forskrivningsinformationen fér Revolade
kommer dock att uppdateras sa att den omfattar relevanta uppgifter, sa att halso- och
sjukvardspersonal far tillgdng till aktuella uppgifter om Revolades effekter hos barn med SAA.

Paverkar detta resultat patienter som deltar i kliniska provningar eller s.k.
compassionate use-program?

Féretaget informerade myndigheten om att studien av Revolade pa barn med SAA nyligen har slutférts
och att inga andra studier pagar pad dessa barn.
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