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Stazeni zadosti o vydani rozhodnuti o registraci pripravku
Xyndari (glutamin)

Spolec¢nost Emmaus Medical Europe Ltd stahla svou Zadost o vydani rozhodnuti o registraci pfipravku
Xyndari uréeného k 1é¢bé srpkovité anémie.

Spolecnost svou zadost stahla dne 18. zafi 2019.

Co je Xyndari a k cemu mél byt pouzivan?

Xyndari byl vyvinut jako lécivy pripravek k [éCbé srpkovité anémie, coz je genetické onemocnéni, které
se projevuje zménou tvaru ¢ervenych krvinek na tuhé, protazené srpky. Tyto abnormalni buriky brani
pratoku krve v téle a uvolfiuji do krve hemoglobin (bilkovinu pfenasejici kyslik). To vede k bolestem,
poskozeni organd, opakovanym infekcim a anémii (nizkym hladindm hemoglobinu).

Pripravek Xyndari obsahuje IéCivou latku glutamin a mél byt dostupny ve formé prasku urc¢eného
k rozpusténi v tekutiné a k uZiti Gsty. Glutamin je |é&iva latka obsazena v Fadé |é&ivych pFipravki
pouzivanych k parenteralni vyzivé (pfi niz jsou ziviny podavany kapanim do zily).

Pripravek Xyndari byl oznacen jako ,lécivy pfipravek pro vzacna onemocnéni® dne 4. Cervence 2012.
Pripravek mél byt urcen k lé¢bé srpkovité anémie. Dalsi informace o tomto vzacném onemocnéni
naleznete na internetovych strankach agentury na adreseema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3121011.

Jak pripravek Xyndari psobi?

Zplsob, jakym glutamin, 1é¢iva latka v pFipravku Xyndari, plsobi pFi srpkovité anémii, neni zcela
jasny. Studie naznacuji, ze glutamin ma p¥i vstfebani abnormalnimi ¢ervenymi krvinkami pfi srpkovité
anémii antioxidaéni G&inek (odstrafiuje molekuly tzv. volnych radikald, které poskozuji bufiky)

a snizuje prilnavost krvinek ke st&nam krevnich cév. Pfedpoklada se, Ze to zlepsuje pritok krve

k organiim, coz vede ke zkraceni bolestivych fazi (nazyvanych ob&hové prihody), které jsou pfiznakem
srpkovité anémie.
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Jakou dokumentaci predlozila spolecnost na podporu své zadosti?

Spole¢nost predlozila vysledky hlavni studie, do které bylo zafazeno 230 pacientl se srpkovitou
anémii. Pacientdim byl po dobu jednoho roku podavan pFipravek Xyndari, nebo placebo (neGé&inny
pfipravek). Hlavnim méritkem Gcinnosti byl pocet obéhovych pfihod, které pacienty postihly. Studie
rovnéz zkoumala, jak ¢asto museli byt pacienti hospitalizovani kvili bolestem zplsobenym srpkovitou
anémii. Spoleénost predlozila rovnéz vysledky podplrné studie (za pouziti obdobnych mé&titek
Gcinnosti), do niz bylo zafazeno 70 pacientl lé¢enych pripravkem Xyndari, nebo placebem.
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V jaké fazi bylo posuzovani zadosti v dobé, kdy byla stazena?

Posuzovani bylo ukonc¢eno a Evropska agentura pro 1écivé pripravky doporucila zamitnout udéleni
registrace, které bylo v dobé stazeni predmétem prezkoumani na zadost spole¢nosti. Spolecnost svou
zadost o vydani rozhodnuti o registraci stahla jesté pred dokoncenim pfezkoumani a pred tim, nez
Evropska komise vydala rozhodnuti na zakladé doporuceni agentury.

Jaké bylo doporuceni agentury v dané dobé?

Na zakladé vyhodnoceni dostupnych Gdajl byla agentura v dobé staZeni toho nazoru, Ze registrace
pripravku Xyndari k 1é¢bé srpkovité anémie by méla byt zamitnuta.

Agentura méla za to, ze hlavni studie neprokazala Ucinnost pfipravku Xyndari pfi snizovani poctu
obé&hovych piihod ani hospitalizaci. Znaény pocet pacientd, z nichZ vice uZivalo pfipravek Xyndari nez
placebo, od studie jesté pred jejim dokoncenim odstoupil a o tom, jak IéCivy pfipravek fungoval

u téchto pacientl, nejsou k dispozici zddné informace. Agentura se domnivala, Ze s udaji od téchto
pacientd nebylo zachazeno vhodnym zplsobem.

Agentura také vyjadfila pochybnosti ohledn& podplrné studie, kterd zahrnovala maly pocet pacientd,
z nichZ mnozi od studie rovnéz odstoupili pfed¢asné. Kromé toho byl v ramci této studie vétSimu poctu
pacientd uZivajicich ptipravek Xyndari neZ placebo podavan Ié&ivy pripravek k 1é&bé srpkovité anémie
nazyvany hydroxyurea. To mohlo ovlivnit vysledky.

Agentura proto v dobé stazeni Zadosti zastavala nazor, Ze spolecnost dostatecné nevyvratila jeji
pochybnosti a zZe pfinosy pripravku Xyndari nebyly prokazany.
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Jaké dtlivody stazeni zadosti uvedla spolec¢nost?

Spolecnost ve svém dopise, v némz uvédomuje agenturu o stazeni zadosti, uvedla, Ze zadost stahuje
z dGvodu zmény marketingové strategie spole&nosti.

Jaké jsou disledky stazeni Zzadosti pro pacienty zafazené do klinickych
studii nebo do programti, v nichz je pfipravek Xyndari podavan v ramci
Iécby z humannich dlvodl (na zakladé principu tzv. compassionate use)?

Spolecnost informovala agenturu, Ze v Evropé v soucasné dobé neprobihaji s pfipravkem Xyndari
zadné klinické studie. Spole¢nost bude pokracovat v probihajicich programech, v nichz je pfipravek
Xyndari podavan v ramci |é¢by z huméannich divodd, dokud neprob&hnou diskuse s vnitrostatnimi
organy, které souhlas s pouzitim na zakladé tohoto principu udélily.

Pokud jste zarazeni do programu, v némz je pripravek Xyndari podavan v ramci I[éCby z humannich
dlvodd, a pottfebujete ziskat vice informaci o své 1é¢bé, obratte se na svého Iékare.
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