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Xyndaria (glutamiini) koskevan myyntilupahakemuksen
peruuttaminen

Emmaus Medical Europe Ltd peruutti sirppisolusairauden hoitoon tarkoitettua ladkevalmistetta
Xyndaria koskevan myyntilupahakemuksensa.

Yhtié peruutti hakemuksen 18. syyskuuta 2019.

Mita Xyndari on ja mihin sita oli tarkoitus kayttaa?

Xyndari kehitettiin |ddkkeeksi sirppisolusairauden hoitoon. Tama on geneettinen sairaus, jossa veren
punasolut muuttuvat jaykiksi ja muodoltaan sirppimaisiksi.Poikkeavat solut estdvat verenvirtauksen

elimistdssa ja vapauttavat hemoglobiinia (happea kuljettavaa proteiinia) vereen.Tama johtaa kipuun,
elinvaurioihin, toistuviin infektioihin ja anemiaan (hemoglobiinin alhainen pitoisuus).

Xyndarin vaikuttava aine on glutamiini, ja sita oli tarkoitus olla saatavana jauheena, joka liuotetaan
nesteeseen ja otetaan suun kautta.Glutamiini on vaikuttava aine useissa ladkkeissa, joita kaytetaan
parenteraalisessa ravitsemuksessa (ravintoaineet annetaan tiputuksena laskimoon).

Xyndari nimettiin harvinaisladkkeeksi (harvinaisissa sairauksissa kaytettava laake) 4. heinakuuta 2012
sirppisolusairauden hoitoa varten.Lisatietoja harvinaisladkkeeksi nimeamisesta on viraston
verkkosivuilla: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3121011.

Miten Xyndari vaikuttaa?

Xyndarin vaikuttavan aineen glutamiinin vaikutustapaa sirppisolusairauden hoidossa ei tunneta
hyvin.Tutkimukset viittaavat siihen, ettd sirppisolusairaudesta johtuvissa poikkeavissa punasoluissa
glutamiinilla on antioksidanttinen vaikutus (poistaa molekyyleja nimelta vapaat radikaalit, jotka
vaurioittavat soluja), ja etta se vahentaa verisolujen tarttumista verisuonten seinamiin.Taman
odotettiin parantavan verenvirtausta elimiin vahentaen siten kipujaksoja (”“sirppisolukriiseja”), joita
sirppisolusairaudessa esiintyy.
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Mita asiakirjoja yhtio on esittianyt ladkevirastolle hakemuksensa tueksi?

Yhti6é on esitti tulokset padtutkimuksesta, johon osallistui 230 sirppisolusairautta sairastavaa
potilasta.Potilaille annettiin joko Xyndaria tai lumelddketta vuoden ajan.Tehon paaasiallisena mittana
oli potilaiden kokemien sirppisolukriisien maara.Tutkimuksessa tarkasteltiin myds sitda, kuinka usein
potilas joutui sairaalahoitoon sirppisolusairaudesta johtuvan kivun takia.Yhtio toimitti myds tulokset
tukea antavasta tutkimuksesta, jossa kaytettiin samanlaista tehon mittaa 70 potilaalla, joille annettiin
joko Xyndaria tai lumeldaketta.

Miten pitkalla hakemuksen arviointi oli, kun se peruutettiin?

Arviointi oli saatu paatdkseen, ja Euroopan lddkevirasto oli suositellut myyntiluvan epaamistda. Tama
lausunto oli uudelleenarvioitavana yhtién pyynnésta, kun hakemus peruutettiin.Yhtié peruutti
hakemuksen ennen kuin uudelleenarviointi oli saatu paatékseen ja ennen kuin Euroopan komissio oli
tehnyt viraston suosituksesta paatoksen.

Mita virasto suositteli tuolloin?

Virasto katsoi hakemuksen peruuttamisen ajankohtana saamiensa tietojen tarkastelun perusteella, ettd
Xyndarin myyntilupa sirppisolusairauden hoitoon pitdisi evata.

Virasto katsoi, etta padtutkimus ei osoittanut, etta Xyndari vahentaisi tehokkaasti sirppisolukriisien tai
sairaalakdyntien maarda.Suuri maara potilaita, joista useampi otti Xyndaria kuin lumelaaketta,
keskeytti osallistumisensa ennen tutkimuksen paattymistd, eika tietoja ollut saatavilla siitd, miten
laake toimi nailld potilailla.Virasto katsoi, etta tapa, jolla ndiden potilaiden tietoja kasiteltiin, ei ollut
asianmukainen.

Virasto oli huolissaan myds tukea antavasta tutkimuksesta, johon osallistui pieni maara potilaita. Myos
ndista potilaista moni keskeytti osallistumisensa tutkimukseen varhaisessa vaiheessa.Lisdksi tassa
tutkimuksessa useampi Xyndaria ottaneista kuin lumelaaketta ottaneista oli saanut
sirppisolusairauslaaketta nimelta hydroksiurea.Tama saattoi vaikuttaa tuloksiin.

Siksi virasto katsoi hakemuksen peruuttamisen ajankohtana, ettei yhti6 ollut kasitellyt huolenaiheita
kattavasti eikd Xyndarin hydtya voitu osoittaa.

Mista syista yhtio peruutti hakemuksen?

Kirjeessaan, jolla yhtié ilmoitti virastolle hakemuksen peruuttamisesta, se toteaa, ettd peruuttaminen
perustuu yhtion markkinointistrategian muutokseen.

Vaikuttaako tama hakemuksen peruuttaminen kliinisiin tutkimuksiin tai
erityiskayttoohjelmiin osallistuviin potilaisiin?

Yhti6 ilmoitti virastolle, ettei Xyndaria koskevia kliinisia tutkimuksia ole kdynnissa Euroopassa.Yhtio
jatkaa meneilldan olevia erityiskayttéohjelmiaan niin pitkdan kuin kaydaan keskusteluja niiden
kansallisten viranomaisten kanssa, jotka ovat antaneet hyvaksynnan erityisluvallista kdyttdéa varten.

Jos olet mukana erityiskdyttéohjelmassa ja tarvitset lisatietoa hoidostasi, ota yhteytta laakariisi.
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