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Avslag pa ansbkan om godkannande for férsaljning av
Turalio (pexidartinib)

Europeiska lakemedelsmyndigheten har rekommenderat att godk&nnandet for forsaljning avslds for
Turalio, ett ldkemedel avsett for behandling av tenosynovial jattecellstumor.

Myndigheten utfardade sitt yttrande den 25 juni 2020. Féretaget som ansdkte om godkd@nnandet,
Daiichi Sankyo Europe GmbH, kan begdra en férnyad prévning av yttrandet inom 15 dagar efter att ha
mottagit yttrandet.

Vad ar Turalio och vad skulle det anvandas for?

Turalio utvecklades som ett lakemedel for behandling av vuxna med tenosynovial jattecellstumor, som
kan orsaka smérta och pataglig nedsattning av den fysiska funktionen. Det skulle anvéndas nar andra
behandlingar, inbegripet kirurgiska ingrepp, inte langre kunde anvandas eller var olampliga.
Tenosynovial jattecellstumor &r en icke-cancerés sjukdom dar vavnaden runt inre ledytor och senor,
det s3 kallade synoviet, vaxer onormalt och bildar utvaxter i och runt leden.

Turalio innehdller den aktiva substansen pexidartinib och skulle finnas som kapslar att ta genom
munnen.

Turalio klassificerades den 19 mars 2015 som ett sarlakemedel (ett [dkemedel som anvdnds vid
sallsynta sjukdomar) avsett att anvandas vid behandling av tenosynovial jattecellstumér av lokaliserad
och diffus typ. Mer information om klassificeringen som sarldkemedel finns p& EMA:s webbplats
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3151457.

Hur verkar Turalio?

Den aktiva substansen i Turalio, pexidartinib, verkar genom att blockera en receptor (mal) som kallas
CSF1R till vilken proteinet CSF-1 binder. CSF-1 produceras i stora mangder av tenosynoviala
jattecellstumorer, vilket leder till att immunceller av typen makrofager ansamlas i lederna och orsakar
utvaxter. Genom att blockera CSF1R minskar lakemedlet aktiviteten hos CSF-1, vilket férvdantades
forhindra tumortillvaxt och bidra till att lindra sjukdomssymtomen.
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Vad har foretaget lamnat in som stod for sin ansékan?

Foretaget presenterade resultat frdn en huvudstudie med 120 vuxna med framskriden tenosynovial
jattecellstumdr som inte kunde behandlas med andra metoder. Studien tittade pa férandringen av
tumérstorlek efter att patienterna fatt antingen Turalio eller placebo (en verkningslés behandling) i 25
veckor.

Vilka var de framsta skalen till att avsld ans6kan om godkdnnande for
forsaljning?

Myndighetens tveksamhet gallde att huvudstudien visserligen visade att tumérerna krympte hos
patienter som behandlades med Turalio, men att man endast sag en liten férbattring av symtomen,
bland annat smérta och férmagan att anvénda leden. Det framgick inte tydligt hur l&nge denna effekt
varar. Det foreldg aven allvarliga beténkligheter géllande oférutségbara och potentiellt livshotande
effekter av Turalio pa levern.

Myndigheten ansdg darfér att nyttan med Turalio inte évervagde riskerna och rekommenderade avslag
pd ansékan om godkannande for forsalining.

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

Foretaget informerade myndigheten om att beslutet inte far nagra féljder for patienter i kliniska
prévningar eller s.k. compassionate use-program med Turalio.

Om du deltar i en klinisk provning eller ett s.k. compassionate use-program och behéver mer
information om din behandling kan du kontakta din lakare.

Avslag pa anstkan om godkénnande for forséljning av Turalio (pexidartinib)
EMA/336104/2020 Sida 2/2



	Vad är Turalio och vad skulle det användas för?
	Hur verkar Turalio?
	Vad har företaget lämnat in som stöd för sin ansökan?
	Vilka var de främsta skälen till att avslå ansökan om godkännande för försäljning?
	Påverkar detta avslag patienter som deltar i kliniska prövningar eller s.k. compassionate use-program?

