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Avslag pa ansdkan om godkannande for férséljning av
Kizfizo (temozolomid)
Férnyad provning bekraftar avslaget

Efter férnyad prévning av sitt ursprungliga yttrande har Europeiska ldkemedelsmyndigheten (EMA)
bekraftat sin rekommendation om att avsld ansékan om godkénnande fér férsaljning av lakemedlet
Kizfizo. Lakemedlet var avsett fér behandling av barn med neuroblastom, en nervcellscancer.

EMA utfardade sitt yttrande den 27 februari 2025 efter férnyad prévning. EMA utféardade sitt
ursprungliga yttrande den 14 november 2024. Foretaget som ansokte om godkannande for Kizfizo ar
Orphelia Pharma.

Vad ar Kizfizo och vad skulle det anvandas for?

Kizfizo utvecklades som ett cancerldkemedel fér behandling av barn éver 1 &r med neuroblastom med
hég risk. Det var avsett att anvandas i kombination med ett annat cancerlakemedel, antingen
irinotekan eller topotekan, hos

e barn vars neuroblastom inte hade férbattrats med kemoterapi (andra |ldkemedel som anvands for
att behandla cancer),

e barn vars sjukdom har kommit tillbaka och férvarrats efter tidigare kemoterapi och
stamcellstransplantation (ett férfarande dar en patients blodproducerande celler byts ut).

Kizfizo innehdller den aktiva substansen temozolomid och utvecklades som ett hybridldkemedel. Det
innebar att det liknar ett “referensldkemedel” som innehaller samma aktiva substans, men att det finns
vissa skillnader mellan dem.

Referenslakemedlet Temodal finns som kapslar eller ett pulver som bereds till en infusionsvatska,
I6sning (dropp) i en ven, medan Kizfizo ar en vatska som tas genom munnen eller genom en slang
som gar fran nésan till magsacken.

Kizfizo klassificerades som sarldkemedel (ett lakemedel som anvands vid sallsynta sjukdomar) den
21 augusti 2019 for anvandning mot neuroblastom. Mer information om klassificeringen som
sarlakemedel finns pa EMA:s webbplats.
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Hur verkar Kizfizo?

Den aktiva substansen i Kizfizo, temozolomid, ar ett alkylerande medel. I kroppen forandras den till en
annan férening, MTIC. MTIC andrar DNA pa ett satt som hindrar cellerna frén att dela sig, vilket leder
till att de dor. P8 sd satt forviantas temozolomid bromsa tillvéxten av neuroblastom.

Vad har foretaget lamnat in som stoéd for sin ansékan?

Referenslakemedlet Temodal ar godkant foér en annan typ av cancer (glioblastom) men har anvants for
att behandla neuroblastom. Foretaget har genomfért en studie for att undersdka om Kizfizo ar
bioekvivalent med Temodal. Tva lakemedel &r bioekvivalenta nér de bildar samma halter av den aktiva
substansen i kroppen och férvantas darmed ha samma effekt.

Foretaget lamnade ocksa in resultaten av en klinisk studie pa 102 patienter i dldern upp till 21 &r med
neuroblastom som fick enbart temozolomid och i kombination med irinotekan eller topotekan.
Huvudeffektmattet var svaret pd behandlingen. Féretaget stédde dessa fynd med resultat fran en
observationsstudie som omfattade barn med neuroblastom som behandlades med temozolomid.

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

EMA noterade att i b&de kliniska studier och observationsstudier (dar temozolomid inte jamférdes med
ndgon annan behandling) var andelen patienter som svarade pa kombinationen av temozolomid plus
irinotekan eller topotekan for liten for att visa att det &r gynnsamt for patienterna. Dessutom var det
inte mojligt att faststalla effekten av temozolomid pd grundval av data fran dessa studier.

EMA ansag darfér att balansen mellan nytta och risker med Kizfizo vid behandling av barn med
neuroblastom inte kunde faststéllas.

Efter en begéran fran foretaget granskade CHMP de tillgéngliga uppgifterna pa@ nytt och inhdmtade
dven rad frdn en expertgrupp som ombads att besvara flera fragor om férdelarna med ldkemedlet.
Eftersom kommitténs betankligheter inte var avhjalpta bekréftades det ursprungliga avslaget efter
férnyad provning.

Paverkar detta avslag patienter som deltar i kliniska préovningar?

Féretaget informerade myndigheten om att beslutet inte far nagra foljder for patienter i kliniska
prévningar med Kizfizo.

Om du deltar i en klinisk prévning och behéver mer information om din behandling kan du kontakta
lakaren i den kliniska prévningen.
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