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Fragor och svar

Avslag for godkannande for forsaljning av Folotyn
(pralatrexat)
Resultat av omprovning

Den 19 januari 2012 antog Kommittén for humanlakemedel, CHMP, ett negativt yttrande med
rekommendationen att avsla ansokan om godkannande for forsaljning av lakemedlet Folotyn, avsett
for behandling av perifert T-cellslymfom. Foretaget som ansdkte om godk&nnandet &r Allos
Therapeutics Limited.

Den s6kande begarde omprovning av yttrandet. Efter att ha beaktat grunderna for begaran omprovade
CHMP det ursprungliga yttrandet och bekraftade den 19 april 2012 sin rekommendation att avsla
anstkan om godkannande for forsaljning.

Vad ar Folotyn?

Folotyn ar ett lakemedel som innehaller den aktiva substansen pralatrexat. Det fanns som en
infusionsvétska, 16sning (dropp i en ven).

Vad skulle Folotyn anvandas for?

Folotyn var avsett att anvandas for behandling av vuxna med perifert T-cellslymfom, en cancer i en typ
av vita blodkroppar som kallas T-celler.

Folotyn klassificerades den 13 april 2007 som ett sarlakemedel (ett lakemedel som anvands vid
sallsynta sjukdomar) avsett att anvandas vid behandling av perifert T-cellslymfom.

Hur var det tankt att Folotyn skulle verka?

Pralatrexat ar ett antimetabolit-lakemedel. | kroppen skulle det ersatta folsyra och fasta vid ett enzym
som kallas dihydrofolatreduktas (DHFR). DHFR ar nédvandigt for produktionen av nytt DNA, vilket
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cellerna behdver for att dela och féroka sig. Genom att fasta vid DHFR forvantas pralatrexat blockera
enzymets verkan, hAmma cancercellernas delning och slutligen déda dem.

Vad har foretaget lamnat till stod for sin ansdkan?

Effekterna av Folotyn prévades forst i olika experimentmodeller innan de studerades p& manniskor.

Foretaget lamnade in resultaten av en huvudstudie som innefattade totalt 115 vuxna med perifert T-
cellslymfom som aterkom flera ganger eller inte som svarade pa tidigare behandlingar. Patienterna fick
Folotyn tillsammans med tillskott av B12-vitamin och folsyra (fér att kompensera for bristen pa dessa
vitaminer som intraffar under behandling med Folotyn). Huvudmattet pa effekt var baserat pa andelen
patienter som svarade pa behandling. Svaret pa behandling varierade fran sjukdomsforbattringar till
inga tecken pa cancer. | denna studie jamfordes inte Folotyn med ndgon annan behandling.

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

I januari 2012 hyste CHMP betankligheter om att huvudstudien var utformad pa ett satt som inte
gjorde det mojligt for kommittén att bedéma nyttan med lakemedlet, sarskilt eftersom Folotyn inte
jamfordes med nagon annan behandling eller placebo (overksam behandling) i en annan grupp
patienter. Dessutom sags ingen tydlig forbattring i patienternas tillstdnd, da studien undersokte
patienternas svar pa behandling men inte gjorde det majligt for kommittén g& vidare med att bedéma
effekten pa total 6verlevnad (hur lange patienterna levde) eller progressionsfri dverlevnad (hur lange
patienterna levde utan att deras sjukdom forvarrades). CHMP ansag att det fanns otillrackliga bevis for
att faststalla nyttan med Folotyn vid behandling av perifert T-cellslymfom. Darfér fann CHMP vid denna
tidpunkt att nyttan med Folotyn inte ar stoérre &n riskerna och rekommenderade att ansékan om
godkannande for forsaljning skulle avslas.

Under omprovningen i april 2012 besvarades inte CHMP:s invandningar. Kommittén fann i synnerhet
att de uppgifter som sékanden lamnat in var otillrackliga for att faststalla nyttan med Folotyn vid
behandling av perifert T-cellslymfom. CHMP bekraftade darfor sitt férsta negativa yttrande.

Vilka foljder far avslaget for patienter i kliniska provningar eller i program
for anvandning av humanitara skal ("compassionate use")

Foretaget informerade CHMP om att aterkallandet inte far nagra féljder for patienter som for
narvarande deltar i kliniska prévningar eller s.k. compassionate use-program med Folotyn. Om du
deltar i en klinisk provning 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 Folotyn fran Kommittén for sarlakemedel finns pa EMA:s
webbplats: ema.europa.eu/Find medicine/Human medicines/Rare disease designation.
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