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Avslag pa ansdkan om godkannande for forsaljning av
Alsitek (masitinib)

Den 18 april 2018 antog kommittén for humanldkemedel, CHMP, ett negativt stallningstagande med
rekommendationen att avsla ansokan om godkannande for forsaljning av lakemedlet Alsitek, som var
avsett for behandling av amyotrofisk lateralskleros (ALS).

Foretaget som ansokte om godkannandet ar AB Science. Det hade begért en fornyad prévning av
yttrandet men drog senare tillbaka sin begéaran.

Vad ar Alsitek?

Alsitek ar ett lakemedel som innehaller den aktiva substansen masitinib. Det skulle finnas som
tabletter.

Vad skulle Alsitek anvandas for?

Alsitek skulle anvéandas for att behandla amyotrofisk lateralskleros (ALS). ALS ar en fortskridande
sjukdom i nervsystemet vid vilken nervceller i hjarnan och ryggmargen som kontrollerar frivilliga
rorelser gradvis forsdmras, med férlorad muskelfunktion och férlamning som féljd. Alsitek skulle

anvandas i kombination med riluzol, ett annat lakemedel for ALS.

Den 29 augusti 2016 klassificerades Alsitek som sarlakemedel (ett lakemedel som anvéands vid
sallsynta sjukdomar) for behandling av ALS. Mer information om klassificeringen som sarlakemedel
finns har.

Hur verkar Alsitek?

Man tror att Alsitek verkar genom att minska aktiviteten av mikroglia, hjarnans framsta immunceller
(férsvar), och av mastceller, ett slags vita blodkroppar. Mikroglia och mastceller kan delta i
inflammationen och skada nerverna hos patienter med ALS. Genom att minska deras aktivitet
forvantas lakemedlet minska inflammationen och skadan pa nerverna, och darigenom bromsa
forsamringen av patientens symtom.
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Vad har foretaget lamnat in som stod for sin ans6kan?

Sokanden lamnade in resultaten frAn en huvudstudie innefattande 394 patienter med ALS vid vilken
Alsitek jamfordes med placebo (en overksam behandling), dar bada togs tillsammans med riluzol. Det
viktigaste effektmattet var forandringen av patienternas symtom efter 48 veckors behandling, vilket
bedémdes med hjalp av en standardskala fér ALS.

Vad var det som framst fick CHMP att rekommendera avslag av ans6kan?

CHMP fann att huvudstudien pa patienter med ALS inte visade att Alsitek ar effektivt nar det galler att
sakta ner sjukdomsforloppet. Aven om en positiv effekt sdgs pa symtomen i gruppen med patienter
vars sjukdom forsdmrades med normal hastighet jamfort med dem vars sjukdom snabbt férsamrades,
fann CHMP att detta satt att klassificera patienter var godtyckligt och inte aterspeglar den kliniska
praxisen. Dessutom saknades det anledning till att lakemedlet skulle verka i en grupp patienter och
inte i andra.

En inspektion pa tva av platserna for studien visade dessutom pa brister i sattet att utfora studien,
vilket kastar tvivel pa uppgifternas integritet.

Slutligen hyste kommittén farhagor 6ver sattet som data fran patienter som avbrot behandlingen
hanterades, vilket kan ha snedvridit resultaten till Alsiteks fordel.

Darfor ansdg CHMP att studien inte gav tillforlitliga bevis for nyttan av Alsitek och rekommenderade att
ansOkan om godkannande for forsaljning skulle avslas.

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

Foretaget informerade CHMP om att beslutet inte far nagra foljder for patienter i kliniska provningar
eller s.k. compassionate use-program.

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